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W sprawie oceny zasadnosci finansowania ze Srodkéw publicznych,
w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowych, leku
Spinraza (nusinersen) we wskazaniu: rdzeniowy zanik miesni typ |
(ICD-10 G12.0)

Rada Przejrzystosci uznaje za niezasadne finansowanie ze srodkdow publicznych,
w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowych, leku Spinraza
(nusinersen), roztwdr do wstrzykiwan a 12 mg/5ml, we wskazaniu: rdzeniowy
zanik miesni typ | (ICD-10 G12.0).

Uzasadnienie

Istotnosc stanu kliniczneqgo, ktoreqo dotyczy wniosek

Zgodnie z ChPL, produkt leczniczy Spinraza, ktory zostat dopuszczony przez FDA
rok temu, a przez EMA 6 miesiecy temu, jest wskazany w leczeniu rdzeniowego
zaniku miesni (SMA — spinal muscular atrophy) u niemowlqgt i dzieci.
Jest to postepujgca choroba uktadu nerwowo-miesniowego wywotana mutacjq
w chromosomie 5q w genie SMN1. Drugi gen SMN2, zlokalizowany
w sgsiedztwie genu SMN1, odpowiada za produkcje niewielkiej ilosci biatka
SMN. Rdzeniowy zanik miesni to choroba o szerokim spektrum objawow
klinicznych, ktorej ciezkos¢ jest zwigzana z mniejszq liczbqg kopii genu
kodujgcego SMIN2 i mtodszym wiekiem w momencie wystgpienia objawow.

Rdzeniowy zanik miesni typu 1 (SMA1) to niemowleca postac¢ rdzeniowego
zaniku miesni charakteryzujgca sie ciezkim i postepujgcym ostabieniem miesni
oraz hipotoniq bedgcq wynikiem zwyrodnienia i utraty dolnego neuronu
ruchowego w rdzeniu kregowym i jgdra w pniu mdzgu. Choroba diagnozowana
jest raz na ok. 10 tys. urodzen i objawia sie najczesciej przed 3 miesigcem Zycia.
Ciezkie ostabienie miesni (prawie zawsze symetryczne) najpierw dotyka miesni
dosiebnych konczyn, a potem postepuje w kierunku dtoni i stop. Czesto
wystepuje staby odruch ssania oraz trudnosci w pofykaniu prowadzgce
do trudnosci w karmieniu. Odruchy gtebokie sq nieobecne. Czesto wystepuje
niewydolnos¢ oddechowa. Mogq by¢ obecne tagodne przykurcze (w stawie
kolanowym oraz rzadziej w fokciowym) i skolioza. Dzieci nie sq w stanie
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samodzielnie siedziec i nigdy nie bedq chodzic. Przezycie na ogot nie przekracza
2 lat, a wiekszosc¢ umiera pod koniec 1 roku Zycia.

Skutecznosc¢ kliniczna i praktyczna

Lek jest nowy i ma status ,sierocego”. Jest tylko kilka badan klinicznych
i wszystkie pochodzq z Kliniki Pediatrycznej w Orlando, Floryda, kierowanej
przez prof. Rischarda Finkela. Ostatnie, dotyczqce 121 dzieci, publikowane byfo
w listopadowym numerze NEJM i potwierdzito, ze lek wptywa na poprawe
motoryki u niemowlgt, ktére go otrzymywaty.

W publikacji prezentujgcej wyniki badania nie osiggnieto jednak wymaganej
liczby zdarzen, aby przeprowadzi¢ analize przezycia. Na dzien analizy mediana
wieku zgonu lub statej wentylacji nie zostata osiggnieta, poniewaz wiekszos¢
uczestnikow przezyto bez statej wentylacji.

Nie odnaleziono badan oceniajgcych skutecznos¢ praktyczng leku Spinraza
we wskazaniu rdzeniowy zanik miesni typ I. Wg ekspertow klinicznych ,lek jest
skuteczny i bezpieczny w populacji badanej, prowadzi do znamiennej poprawy
funkcji ruchowych oraz wpfywa pozytywnie na przezycie” oraz nastepuje
,Znaczna poprawa w obiektywnych skalach oceny funkcjonowania ruchowego
u chorych, u ktorych wiqczono leczenie po wystgpieniu objawow choroby.
Zmniejszenie ryzyka zgonu i koniecznosci stosowania wsparcia oddechowego”.

Bezpieczenstwo stosowania

Lek jest podawany do przestrzeni ptynowej kregostupa w naktuciu ledzwiowym.

W  badaniu skutecznosci klinicznej Finkel 2017 do powazinych zdarzen
niepozgdanych, ktore wystgpity u co najmniej 10% pacjentow leczonych
nusinersenem, nalezq: zaburzenia oddechowe, niewydolnos¢ oddechowa,
zapalenie ptuc, niedodma, ostra niewydolnos¢ oddechowa, zachtystowe
zapalenie ptuc. Zdarzenia te mogqg by¢ prawdopodobnie powigzane
z obecnosciq powazinej choroby, jakq jest rdzeniowy zanik miesni typ |I.
Moggq wystgpic dziatania niepozgdane zwiqgzane z podaniem leku przez naktucie
ledzwiowe. Zdaniem ekspertdw klinicznych lek jest bezpieczny

Relacja korzysci zdrowotnych do ryzyka stosowania

Relacja korzysci zdrowotnych do ryzyka stosowania jest do zaakceptowania,
szczegolnie, ze nieskuteczne leczenie prowadzi do znacznego pogorszenia sie
stanu dziecka, a takze zgonu w krotkim, zazwyczaj kilkuletnim okresie czasu.
Jednak brak zwiekszonego udokumentowanego przezycia catkowitego
zwigzanego ze stosowaniem nusinersenu u dzieci stanowi istotne ograniczenie
jesli chodzi o korzysc ze stosowania leku.

W opinii ekspertow klinicznych ,,zgodnie z wynikami badania Il fazy leku
korzysci stosowania terapii Spinrazq przewyiszajq ryzyko stosowania
zapewniajgc poprawe funkcjonowania, wydtuzenie przezycia, umozliwia
wiekszy zakres samodzielnosci typowy dla danego przedziatu wiekowego.
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Nie notowano powaznych dziatan niepozgdanych zwiqgzanych z lekiem. tagodne
dziatania niepozgdane zwigzane byly ze sposobem podania (wktucie
ledzwiowe)”.

Konkurencyjnos¢ cenowa

Spinraza jest jedynym preparatem na sSwiecie zatwierdzonym przez FDA i EMA
do leczenia rdzeniowego zaniku miesni. Lek jest od 5 lat w fazie prob klinicznych
i wydaje sie obiecujgcym. Jednakze koszt stosowania leku

Wptyw na wydatki podmiotu zobowigzaneqgo do finansowania Swiadczen
ze srodkow publicznych i swiadczeniobiorcow

Ocenia sie, ze koszt dwumiesiecznego leczenia (cztery dawki leku) wyniesie
ok. jednego miliona piecset dwadziescia siedem tysiecy zfotych, zas lek
powinien by¢ podawany az do konca zycia pacjenta. W USA roczne koszty
leczenia wynoszqg ok. 750 tysiecy dolardow. Lek nie jest refundowany przez zaden
kraj.

W Polsce szacuje sie, ze moze sie znalez¢ ok. 150 niemowlgt i matych dzieci,
ktore mogq byc leczone Spinrazqg, co spowoduje wydatki rzedu

Alternatywna technologia medyczna, w rozumieniu ustawy o swiadczeniach,
oraz jej efektywnosc kliniczna i bezpieczeristwo stosowania

Wg ekspertow klinicznych, w chwili obecnej nie ma alternatywnych technologii
medycznych (farmakoterapii) rdzeniowego zaniku miesni. Zalecane jest leczenie
zgodne z tzw. standardem opieki, tj. leczenie objawowe.

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 31s ust. 6 pkt. 4 ustawy z 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki
zdrowotnej finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2017 r., poz. 1938 z pdzn. zm.), z uwzglednieniem
opracowania w sprawie zasadnosci finansowania ze srodkéw publicznych ,Spinraza (nusinersen) we wskazaniu:
rdzeniowy zanik miesni typ | (ICD10: G12.0), w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowych”
nr OT.422.15.2017, Data ukonczenia: 15 grudnia 2017.



KARTA NIEJAWNOSCI

Dane zakres$lone kolorem czarnym stanowig informacje publiczne podlegajgce wytgczeniu ze wzgledu na
tajemnice przedsiebiorcy (Biogen Poland Sp. z 0.0.).

Zakres wylgczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem Biogen Poland Sp. z 0.0. 0 zakresie tajemnicy
przedsiebiorcy.

Podstawa prawna wyfgczenia jawnosci: art. 5 ust.2 ustawy z dnia 6 wrze$nia 2001 r. o dostepie do
informacji publicznej (Dz. U. z 2016, poz. 1764 z p6zn. zm.) w zw. z art. 11 ust. 4 ustawy z dnia 16 kwietnia
1993 r. 0 zwalczaniu nieuczciwej konkurencji (Dz. U. z 2003 r., Nr 153, poz. 1503 z p6zn. zm.)

Organ dokonujgcy wytaczenia jawnosci: Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji.

Podmiot, w interesie ktérego dokonano wyfgczenia jawnosci: Biogen Poland Sp. z o0.0.



