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Opinia Rady Przejrzystosci
nr 197/2018 z dnia 30 lipca 2018 roku
W sprawie oceny zasadnosci finansowania ze Srodkéw publicznych,
w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowych, leku
Spinraza (nusinersen) we wskazaniu: rdzeniowy zanik miesni
(Werdniga-Hoffmanna) (ICD10:G12.0) u pacjentéw dorostych

Rada Przejrzystosci uznaje za niezasadne finansowanie ze srodkow publicznych,
w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowych, leku Spinraza
(nusinersen), roztwor do wstrzykiwan, fiolka a¢ 12 mg/5ml, we wskazaniu:
rdzeniowy zanik miesni (Werdniga-Hoffmanna) (ICD10:G12.0) u pacjentow
dorostych.

Uzasadnienie

Istotnosc stanu kliniczneqgo, ktoreqo dotyczy wniosek

Rdzeniowy zanik miesni (SMA, ang. spinal muscular atrophy) to choroba
uwarunkowana genetycznie, dziedziczona autosomalnie recesywnie. Wyrdznia
sie 4 postacie SMA:

1. typ I (choroba Werdniga i Hoffmanna),
2. typ Il (posredni: choroba Dubowitza),

3. typ lll (choroba Kugelberga i Welander),
4

. typ IV: objawy choroby ujawniajq sie w wieku dorostym, choroba ma podobny
przebieg jak w Il typie.

W niektdrych opracowaniach wyrdznia sie rowniez typ O (prenatalny).

Rdzeniowy zanik miesni typu 1 (SMA1) to ciezka niemowleca postac rdzeniowego
zaniku miesni charakteryzujgca sie ciezkim i postepujgcym ostabieniem miesni
oraz hipotoniq bedqgcq wynikiem zwyrodnienia i utraty dolnego neuronu
ruchowego w rdzeniu kregowym i jgdra w pniu mozgu. Tak jak w innych
postaciach SMA, SMA1 jest przede wszystkim spowodowany homozygotycznymi
delecjami w genie SMIN1 (5q12.2-q13.3) kodujgcym biatko SMN (warunkujgce
przezycie motoneurondéw).

W Polsce nosicielem mutacji predysponujgcej do wystgpienia SMA jest co 35.
osoba. Oznacza to, ze w ktoryms momencie zycia SMA rozwinie sie srednio
u jednego na 6 000 noworodkow. Czestos¢ wystepowania tej wady genetycznej
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jest podobna w innych duzych krajach Europy, chociaz w niektorych regionach
obserwuje sie znacznie wyisze albo znacznie niisze wystepowanie SMA.
Zasadniczo im mniej dana populacja miesza sie z innymi, tym czesciej mogq
u jej cztonkow wystgpi¢ choroby dziedziczone autosomalnie recesywnie.
W niektdrych krajach Bliskiego Wschodu nosicielem SMA jest jedna na 20 osob.
W duzej czesci Europy odsetek nosicieli oscyluje wokdt jednej na 35-45 o0sdb.
W USA natomiast nosicielem jest srednio jedna na 54 osoby, a SMA rozwinie sie
Srednio u jednego na 11 000 noworodkdw. SMA to druga, po zwftdknieniu
torbielowatym, najczestsza smiertelna choroba autosomalna recesywna,
z czestoscig wystepowania w zakresie 1/6 000-10 000 zywych urodzen
(nosicielstwo: 1/40-1/60). Rokowanie jest najczesciej zte, a wiekszos¢ pacjentow
umiera w ciggu dwoch pierwszych lat Zzycia z powodu niewydolnosci oddechowe;.
Jednakze, w niektorych przypadkach objawy nie narastajg lub nawet cofajq sie
i pacjenci mogq zyc dtuzej. W przypadku SMA1, mediana przezycia to 7 miesiecy
przy smiertelnosci wynoszqcej 95% do 18 r.z.

Z danych Polskiego Rejestru Pacjentow z Chorobami Nerwowo-Miesniowymi
przekazanych w lipcu 2018 r. wynika, Ze obecnie w Polsce jest zarejestrowanych
238 pacjentdow powyzZej 18 roku Zycia z rdzeniowym zanikiem miesni, w tym:

e SMAI1 (choroba Werdniga-Hoffmanna) - 23 pacjentow;

e SMA2 - 50 pacjentow;

e SMA3 - 165 pacjentow.

Skutecznosc kliniczna i praktyczna

W wyniku przeprowadzonego wyszukiwania nie odnaleziono opracowan
wtornych ani badan pierwotnych wskazujgcych na skutecznos¢ u pacjentow
dorostych.

Jednoczesnie nalezy zaznaczyc, ze produkt leczniczy Spinraza podlegat ocenie
Agencji w 2017 roku w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowych
(opracowanie OT.422.15.2017) we wskazaniu rdzeniowy zanik miesni typ | (ICD-
10: G.12.0). Rada wydata opinie negatywngq.

Na podstawie dostepnych badari mozZna oceni¢ skutecznoS¢ nusinersenu
wytgcznie w populacji pediatrycznej. Podsumowujgc, brak jest dowoddw
naukowych umo:zliwiajgcych ocene skutecznosci nusinersenu we wnioskowanej
populacji, tj. u pacjentow dorostych.

Bezpieczeristwo stosowania

Zgodnie z Charakterystykq Produktu Leczniczego Spinraza mogqg wystgpic
dziatania niepozqdane zwigzane z podaniem leku przez naktucie ledzwiowe.
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Relacja korzysci zdrowotnych do ryzyka stosowania

Relacja korzysci zdrowotnych do ryzyka stosowania zostata oceniona przez EMA
na etapie rejestracji. Wobec braku danych w zakresie skutecznosci, nie mozna
wnioskowac co do relacji korzysci do ryzyka w populacji osob dorostych.

Konkurencyjnosc¢ cenowa

Koszt brutto wnioskowanej terapii (3 miesigce) wynosi - zt.

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

Przy zatozeniu, ze liczebnos¢ pacjentow wyniostaby 23, wydatki ptatnika mogtyby
wynosic _ zt netto. Nalezy zwroci¢ uwage, ze koszty terapii obciqzajq
jednostke leczqcq, najczesciej szpital i aktualnie nie ma mechanizmu specyficznej
refundacji tych kosztow.

Alternatywna technologia medyczna, w rozumieniu ustawy o sSwiadczeniach,
oraz jej efektywnosc kliniczna i bezpieczenstwo stosowania

Nie odnaleziono zadnych wytycznych praktyki klinicznej dla ocenianej technologii
medycznej.

Aktualnie leczenie SMA1 polega jedynie na leczeniu objawowym (opieka
wielospecjalistyczna: opieka neurologa, fizjoterapeuty, ortopedy, anestezjologa
celem monitorowania wydolnosci oddechowej i ewentualne wprowadzenie
mechanicznego wspomagania oddechu).

Gtowne argumenty decyzji

Brak dowoddw naukowych na ratowanie zycia i zdrowia, a nawet jakgkolwiek
skutecznosc¢ u osob dorostych i bardzo wysokie koszty terapii.

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 31s ust. 6 pkt. 4 ustawy z 27 sierpnia 2004 r. o Swiadczeniach opieki zdrowotnej
finansowanych ze srodkdéw publicznych (Dz. U. 2 2017 r., poz. 1938 z pdin. zm.), z uwzglednieniem opracowania
w sprawie zasadnosci finansowania ze s$rodkéw publicznych, nr: 0T.422.25.2018 ,Spinraza (nusinersen)
we wskazaniu: rdzeniowy zanik miesni (Werdniga-Hoffmanna) (ICD10:G12.0) u pacjentéw dorostych w ramach
ratunkowego dostepu do technologii lekowych”. Data ukonczenia: 23 lipca 2018 r.
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KARTA NIEJAWNOSCI

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

Zakres wylgczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem Biogen Poland Sp. z o0.0. o zakresie tajemnicy
przedsiebiorcy.

Podstawa prawna wyfgczenia jawnosci: art. 5 ust.2 ustawy z dnia 6 wrzesnia 2001 r. o dostepie do informacji
publicznej (Dz. U. z 2016, poz.1764 z pézn. zm.) w zw. z art. 11 ust. 4 ustawy z dnia 16 kwietnia 1993 r. o
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 o.o.



