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Rekomendacja nr 83/2024
z dnia 6 sierpnia 2024 r.

Prezesa Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji
w sprawie oceny leku Zolgensma (onasemnogen abeparwowek)
w ramach programu lekowego: B.102.FM. ,Leczenie chorych
na rdzeniowy zanik mie$ni (ICD-10: G12.0, G12.1)"

Prezes Agencji rekomenduje objecie refundacjg produktu leczniczego Zolgensma
(onasemnogen abeparwowek) w ramach programu lekowego: B.102.FM. ,Leczenie chorych
na rdzeniowy zanik miesni (ICD-10: G12.0, G12.1)".

Uzasadnienie rekomendacji

Oceniang interwencje stanowi produkt leczniczy Zolgensma (onasemnogen abeparwowek)
podawany drogg infuzji dozylnej w leczeniu pacjentéw z rdzeniowym zanikiem miesni (ang.
spinal muscular atrophy, SMA) spetniajgcych kryteria wtaczenia do programu lekowego
B.102.FM , Leczenie chorych na rdzeniowy zanik miesni (ICD-10: G12.0, G12.1)".

Produkt leczniczy Zolgensma (onasemnogen abeparwowek) od dnia 1 wrzeénia 2022 roku
podlega refundacji w programie lekowym B.102.FM jako technologia lekowa o wysokim
poziomie innowacyjnosci i jest finansowana w ramach Funduszu Medycznego. W wyzej
wymienionym programie lekowym dostepne sg takie dwie inne terapie modyfikujgce
przebieg SMA tj. dokanatowa terapia nusinersenem oraz doustna terapia rysdyplamem.

Skuteczno$é analizowane] technologii zostata oceniona w kilku badaniach jednoramiennych
(START, STR1VE-US, STR1VE-EU, STR1VE-AP, LT-001) przeprowadzonych w populacji
pacjentéw z objawowym SMA oraz wsréd niemowlat < 6 miesiecy zycia z przedobjawowg
postacig choroby (SPR1INT, ). Analizowane gtéwne punkty koricowe obejmowaty czas
przezycia wolnego od zdarzen oraz wptyw na poprawe w zakresie rozwoju motorycznego
(wg definicji BSID-III/WHO-MGRS). Nie zidentyfikowano jednak badan bezposrednio
poréwnujgcych oceniang interwencje (ON-A) ze wskazanymi komparatorami tj. nusinersenem
(NUS) oraz rysydyplamen (RYS) w docelowej populacji chorych. Konieczne byto zatem
wykorzystanie poréwnan posrednich bez/z dostosowaniem (MAIC), ktére sg obarczone
wysokim stopniem niepewnosci z uwagi na zestawianie wynikow z réoznych badan.

Whioski z raportu oceny efektywnosci oraz jakosci leczenia technologig lekowg o wysokim
poziomie innowacyjnosci, objetej refundacja w ramach Funduszu Medycznego Zolgensma
(onasemnogen abeparwowek) wskazujg, ze pacjenci leczeni w ramach programu lekowego
B.102.FM uzyskali wyniki nie gorsze niz uczestnicy gtdwnego badania rejestracyjnego
dla ocenianej technologii. Nie odnotowano zadnego zgonu ani koniecznosci statej wentylacji
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mechanicznej. U wiekszosci pacjentow odnotowano zadowalajgce wyniki rozwoju
motorycznego, a profil bezpieczeristwa jest zbiezny z wynikami badania klinicznego.

Warto$¢ oszacowanego przez wnioskodawce wspoétczynnika ICUR wskazuje na

terapii w populacji pacjentow przedobjawowych oraz (ICUR progu

optacalnosci okreslonego w ustawie o refundacji) leczenia wsrdd chorych z objawowym SMA
Z uwagi jednak

na wyzej wymienione ograniczenia analizy klinicznej, nalezy podkreslic niepewnosc

szacowania kosztow i efektow poréwnywanych terapii.

Zgodnie z oszacowaniami wnioskodawcy, w przypadku podjecia pozytywnej decyzji
o kontynuacji finansowania ocenianej technologii ze sSrodkéw publicznych z uwzglednieniem
RSS, najwiekszy prognozowany wydatkéw bedzie mie¢ miejsce w pierwszych latach
realizacji programu lekowego, co wynika z kumulacji kosztow jednorazowej terapii lekiem
Zolgensma. W kolejnych latach szacowany

Wedtug wytycznych postepowania medycznego u niemowlat i bardzo matych dzieci z SMA
zalecane jest leczenie modyfikujgce przebieg choroby (ang. disease-modifying therapy, DMT)
przy uzyciu nusinersenu, onasemnogenu abeparwowek lub rysdyplamu. Wybdr metod
leczenia powinien byé zindywidualizowany. W tresci konsensusu ekspertéw wskazano,
ze wczesne wdrozenie leczenia, najlepiej na przedobjawowym etapie choroby, taczy
sie z wyraznie lepszymi rezultatami niz pdzne rozpoczecie terapii.

Odnalezione rekomendacje refundacyjne wydane przez zagraniczne agencje HTA (HAS, G-BA,
NICE, SMC, ZIN, PBAC, CADTH) byty pozytywne w odniesieniu do finansowania produktu
leczniczego Zolgensma w leczeniu dzieci z SMA. Niektére z rekomendacji doprecyzowaty
populacje docelowg w zakresie wymaganego wieku i stanu zdrowia pacjentow, a takze
okreslity warunki cenowe dla refundacji (obnizenie ceny, umowa handlowa).

Podsumowujgc, mimo ograniczen zwigzanych z niepewnoscig wynikéw przedtozonych przez
wnioskodawce analiz, lek stanowi wartosciowg opcje terapeutyczng w ocenianym wskazaniu
biorgc pod uwage status TLI w ocenie Agencji w 2021 roku oraz wstepne wyniki raportu oceny
efektywnosci klinicznej. W celu zminimalizowania ryzyka zwigzanego z ograniczeniami
whnioskowania, zaleca sie prowadzenie dalszego monitorowania pozwalajgcego na szacowanie
dtugoterminowych korzysci zdrowotnych i kosztéw leczenia z zastosowaniem produktu
leczniczego Zolgensma (onasemnogen abeparwowek).

Przedmiot wniosku

Zlecenie Ministra Zdrowia dotyczy oceny zasadnosci finansowania ze srodkéw publicznych produktu
leczniczego:

e Zolgensma (onasemnogenum abeparvovecum) roztwér do infuzji 2 x 10" vg/ml
o 1fiol.5,5ml+ 2 fiol. 8,3 ml
o 1fiol.5,5ml+ 3 fiol. 8,3 ml
o 1fiol.5,5ml+4 fiol. 8,3 ml
o 1fiol.5,5ml+5 fiol. 8,3 ml
o 1fiol.5,5ml+6 fiol. 8,3 ml
o 1fiol.5,5ml+7 fiol. 8,3 ml
o 1fiol.5,5ml + 8 fiol. 8,3 ml
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o 2fiol.5,5ml+1 fiol. 8,3 ml
o 2fiol.5,5ml+ 2 fiol. 8,3 ml
o 2fiol.5,5ml+ 3 fiol. 8,3 ml
o 2fiol.5,5ml+4 fiol. 8,3 ml
o 2fiol.5,5ml+5 fiol. 8,3 ml
o 2fiol.5,5ml+6 fiol. 8,3 ml
o 2fiol.5,5ml+7 fiol. 8,3 ml
o 2fiol. 8,3 ml; 3 fiol. 8,3 ml; 4 fiol. 8,3 ml; 5 fiol. 8,3 ml;
o 6fiol. 8,3 ml; 7 fiol. 8,3 ml; 8 fiol. 8,3 ml; 9 fiol. 8,3 ml
cena zbytu netto:

Proponowana odptatnos¢ i kategoria dostepnosci refundacyjnej: bezptatnie w programie lekowym,
w istniejacej grupie limitowej 1255.0, Onasemnogen abeparwowek.

Zaproponowano instrument dzielenia ryzyka (RSS).

Problem zdrowotny

Rdzeniowy zanik miesni (ang. spinal muscular atrophy, SMA) jest rzadka, genetycznie uwarunkowang,
postepujgcyg chorobg uktadu nerwowego, prowadzacg do przedwczesnego obumierania komdrek
ruchowych rdzenia kregowego. Klinicznie manifestuje sie postepujgcym ostabieniem i zanikiem miesni.
Choroba jest wynikiem delecji lub mutacji w genie SMN1. SMA zaliczane jest do choréb nerwowo-
miesniowych.

Zgodnie z danymi pozyskanymi z SMPT (za okres 19 wrze$nia 2022 r. - 26 lutego 2024 r.) do leczenia
onasemnogenem abeparwoweku w ramach programu lekowego B.102.FM witgczono 35 pacjentéw.

Alternatywna technologia medyczna

Biorac pod uwage wytyczne kliniczne oraz technologie aktualnie finansowane ze srodkéw publicznych
za komparator dla wnioskowanej technologii uznano:

e nusinersen (produkt leczniczy Spinraza, roztwér do wstrzykiwan, 12 mg),

e rysdyplam (produkt leczniczy Evrysdi, proszek do sporzgdzania roztworu doustnego,
0,75 mg/ml).

Wybor komparatorow jest zasadny.

Postepowaniem stanowigcym aktualng praktyka kliniczng leczenia SMA w Polsce jest zastosowanie
lekéw modyfikujacych przebieg choroby: przewlektej dokanatowej terapii nusinersenem, przewlektej
doustnej terapii rysdyplamem oraz terapii genowej onasemnogenem abeparwowek podawanej
jednorazowo dozylnie (terapii nie nalezy traktowac jako linii leczenia). Wszystkie trzy leki
to zarejestrowane terapie modyfikujgce przebieg SMA.

Onasemnogen abeparwowek, nusinersen i rysdyplam sg finansowane w ramach programu lekowego
B.102.FM. ,Leczenie chorych na rdzeniowy zanik mies$ni (ICD-10: G12.0, G12.1)"”, jednak zakres
wskazan refundacyjnych dla nusinersenu oraz rysdyplamu jest szerszy niz dla ocenianej interwencji
i obejmuje m.in. populacje pacjentéw dorostych.

Opis wnioskowanego swiadczenia

Onasemnogen abeparwowek to produkt leczniczy terapii genowej, ktéry powoduje ekspresje
ludzkiego biatka warunkujgcego przezycie neuronéw ruchowych (ang. survival motor neuron, SMN).
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Produkt leczniczy Zolgensma zostat zarejestrowany przez Europejskg Agencje Lekéw (EMA) w 2020
roku do stosowania w leczeniu:

e pacjentéw z rdzeniowym zanikiem miesni (ang. spinal muscular atrophy, SMA) 5q
z bialleliczng mutacjg genu SMNL1 i klinicznym rozpoznaniem SMA typu 1; lub

e pacjentéw z rdzeniowym zanikiem miesni 5q z bialleliczng mutacjg genu SMN1 i z nie wiecej
niz 3 kopiami genu SMIN2.

Lek stosuje sie jednorazowo.

Whnioskowane wskazanie refundacyjne obejmuje pacjentéw przedobjawowych i objawowych
z rozpoznaniem rdzeniowego zaniku miesni 5q z bialleliczng mutacjg genu SMN1 i z nie wiecej niz 3
kopiami genu SMIN2 badanych w ramach Rzagdowego Programu Badan Przesiewowych Noworodkow
w Polsce lub prenatalnie w Polsce w wieku do 6 miesigca zycia (<180 dni) w momencie podania leku.
Kryteria witgczenia populacji docelowej szczegétowo okreslajg kryteria wiaczenia do programu
lekowego B.102.FM.

Produkt leczniczy Zolgensma (onasemnogen abeparwowek) od dnia 1 wrzesnia 2022 roku podlega
refundacji w programie lekowym B.102.FM jako technologia lekowa o wysokim poziomie
innowacyjnosci i jest finansowana w ramach Funduszu Medycznego. Okres obowigzywania decyzji
refundacyjnej wynosi 2 lata.

Ocena skutecznosci (klinicznej oraz praktycznej) i bezpieczeristwa

Ocena ta polega na zebraniu danych o konsekwencjach zdrowotnych (skutecznosc i bezpieczeristwo)
wynikajgcych z zastosowania nowej terapii w danym problemie zdrowotnym oraz innych terapii, ktore
w danym momencie sq finansowane ze Srodkow publicznych istanowiq alternatywne leczenie
dostepne w danym problemie zdrowotnym. Nastepnie ocena ta wymaga okreslenia wiarygodnosci
zebranych danych oraz porownania wynikow dotyczqgcych skutecznosci i bezpieczeristwa nowej terapii
wzgledem terapii juz dostepnych w leczeniu danego problemu zdrowotnego.

Na podstawie powyzszego ocena skutecznosci i bezpieczeristwa pozwala na uzyskanie odpowiedzi
na pytanie o wielkos¢ efektu zdrowotnego (zardwno w zakresie skutecznosci, jak i bezpieczerstwa),
ktorego nalezy oczekiwaé¢ wzgledem nowej terapii w poréwnaniu do innych rozwazanych opcji
terapeutycznych.

Oceniono skuteczno$c¢ i bezpieczenstwo produktu leczniczego onasemnogenu abeparwowek (produkt
leczniczy Zolgensma) w poréwnaniu z nusinersenem oraz rysdyplamem w leczeniu pacjentow
przedobjawowych i objawowych z rozpoznaniem rdzeniowego zaniku miesni (ang. spinal muscular
atrophy, SMA) 5q z bialleliczng mutacjg genu SMN1 i z nie wiecej niz 3 kopiami genu SMN2, w wieku
do 6 miesigca zycia (<180 dni) w momencie podania leku.

Nie zidentyfikowano badan bezposrednio porownujacych oceniang interwencje (ON-A)
z komparatorami tj. nusinersenem (NUS) oraz rysydyplamen (RYS) w docelowej populacji chorych.

W analizie klinicznej uwzgledniono:

o efektywnos¢ ON-A: badania jednoramienne START, STR1VE-US, STR1VE-EU, STR1VE-AP
(pacjenci z objawowym SMA) oraz SPRINT (pacjenci z przedobjawowym SMA oraz 2 lub 3
kopiami SMN2) oraz LT-001, ;

o efektywnos¢ NUS: badanie z randomizacjg ENDEAR i jego przedtuzenie SHINE (pacjenci
z objawowym SMA) oraz badanie jednoramienne NURTURE (pacjenci z bezobjawowa
postacig SMA);

o efektywnos¢ RYS: badania jednoramienne FIREFISH (pacjenci z objawowym SMA) oraz
RAINBOWFISH (pacjenci z bezobjawowa postacig SMA).
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Jakos¢ badan oceniono wedtug narzedzia NICE dla badan jednoramiennych, natomiast badanie
randomizowane ENDEAR oceniono wg skali Cochrane (RoB2).

Badania dla ocenianej technologii ON-A oceniono na 6 punktéw (START, LT-001) lub 7 punktéw
(STR1VE-US, STR1VE-EU) w skali NICE (na 8 mozliwych). Badania jednoramienne dla komparatoréw
uzyskaty ocene wg NICE wynoszacg 7/8 punktéw. Ryzyko btedu systematycznego zgodnie z oceng
w skali Cochrane w badaniu ENDEAR oceniono jako posiadajgce pewne zastrzezenia w ocenie domeny
1: ryzyko btedu wynikajgce z procesu randomizacji oraz w ogdlnej ocenie (obnizenie ogélnej oceny
z uwagi na zastrzezenia w domenie 1).

W analizie przedstawiono ponadto:

e 11 przeglagdéw systematycznych: Stevens 2020, Bischof 2021, Blair 2022, Erdos 2022,
Panagiotou 2022, Ribero 2022, Yang 2022, Yang 2023, Al-Taie 2023, Ogbonmide 2023,
Pascual-Morena 2023; w tym wyniki analizy posredniej MAIC (Bischof 2021) oraz analize
posrednig (Ribero 2022);

e opublikowane poréwnania posrednie z dopasowaniem populacji wyjsciowych (MAIC) —
(ww. Ribero 2022 i Bischof 2021 oraz Bartoli 2020, Dabbous 2019);

Przeglady systematyczne charakteryzowaty sie krytycznie niskg lub niskg (Pascual-Morena 2023)
jakoscig metodologiczng wedtug skali AMSTAR 2.

W ramach analizy efektywnosci praktycznej terapii ON-A wnioskowawca uwzglednit dane z: rejestru
RESTORE, rejestru FDA (publikacja Zhuang 2023), 3 programéw wczesnego dostepu: ATU, MAP, GMAP;
dwéch badan obserwacyjnych: Waldrop 2020 i Latzer 2023 oraz badania pilotazowego Zang 2023.

W niniejszej rekomendacji wzieto takze pod uwage wyniki efektywnosci praktycznej stosowania
produktu Zolgensma w warunkach krajowych, pochodzgce z opracowania Agencji: Raport z oceny
efektywnosci oraz jakosci leczenia technologiq lekowq o wysokim poziomie innowacyjnosci, objetej
refundacjq w ramach Funduszu Medycznego (WS.425.4.2024.1).

Skutecznos¢

Pacjenci z przedobjawowym SMA oraz 2 lub 3 kopiami SMN2
SPRINT (ON-A)

Gtéwnym punktem koncowym w populacji z 2 kopiami genu SMN2 byta umiejetno$¢ siedzenia
bez podparcia przez 30 sekund wg definicji BSID-Ill, natomiast u pacjentéw z 3 kopiami SMN2
umiejetnos¢ stania przez = 3 sekundy wg definicji WHO-MGRS.
1. U wszystkich (14/14) przedobjawowych pacjentéw z SMA i 2 kopiami genu odnotowano
wystgpienie gtdwnego punktu koncowego, czyli umiejetnosci samodzielnego siedzenia
u niemowlat przez > 30 sekund wg definicji BSIRD-1ll na dowolnej wizycie do osiggniecia wieku
18 miesiecy.
2. U wszystkich (15/15) przedobjawowych pacjentéw z SMA i 3 kopiami genu odnotowano
wystgpienie gtéwnego punktu koncowego, czyli zdolnosé samodzielnego stania 2 3 sekund
wg definicji WHO-MGRS na dowolnej wizycie do osiggniecia wieku 24 miesiecy.

Zestawienie wybranych wynikéw SPRINT (ON-A), NURTURE (NUS) i RAINBOWFISH (RYS)

e Przezycie wolne od zdarzenia - brak zgonu i koniecznosci statej wentylacji mechanicznej
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o 33,9 mies. 2 kopie SMN2: 15/15 (100%); 3 kopie SMN2: 10/10 (100%); (NURTURE)
o Brak danych (bd.); (RAINBOWFISH)
e Przezycie catkowite

o 33,9 mies. 2 kopie SMN2: 15/15 (100%); 3 kopie SMN2: 10/10 (100%); (NURTURE)
o 12 miesiecy >2 kopie SMN2: 26/26 (100%); (RAINBOWFISH)
e Osiggniecie kamieni milowych rozwoju motorycznego
o siedzenie bez podparcia = 30 sekund
= 18 mies. 2 kopie SMN2: 14/14 (100%); 24 mies. 3 kopie SMN2: 14/15 (93%);
(SPRINT)
» Bd.; (NURTURE)
= 12 mies. 22 kopie SMN2: 7/8 (87,5%); (RAINBOWFISH)
o Samodzielny siad
= 18 mies. 2 kopie SMN2: 14/14 (100%); 24 mies. 3 kopie SMN2: 14/15 (93%);
(SPRINT)
= 33,9 mies. 2 kopie SMN2: 15/15 (100%); 24 mies. 3 kopie SMN2: 10/10 (100%);
(NURTURE)
= Bd.; (RAINBOWFISH)
e QOcena postepu choroby wg skali CHOP-INTEND
o CHOP-INTEND 2 40 pkt
= 18 mies. 2 kopie SMN2: 14/14; 3 kopie SMN2: bd.; (SPRINT)
= 33,9 mies. 2 kopie SMN2: bd.; 3 kopie SMN2: 10/10 (100%); (NURTURE)
» 2 kopie SMN2: 8/8 (100%); 3 kopie SMN2: 13/13 (100%); (RAINBOWFISH)
o  CHOP-INTEND 2 50 pkt.
= 18 mies. 2 kopie SMN2: 14/14; 3 kopie SMN2: bd.; (SPRINT)
= 33,9 mies. 2 kopie SMN2: bd.; 3 kopie SMN2: 10/10 (100%); (NURTURE)
* Bd.; (RAINBOWFISH)
o CHOP-INTEND 2 58 pkt. lub 64 pkt.
= 18 mies. 2 kopie SMN2: 14/14; 3 kopie SMN2: bd.; (SPRINT)
= 33,9 mies. 2 kopie SMN2: 10/15 (67%); 3 kopie SMN2: 10/10 (100%);
(NURTURE)
= Bd.; (RAINBOWFISH)

Pacjenci z objawowym SMA
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START/LT-001, STR1VE-US, STR1VE-EU, STR1VE-AP (ON-A)

Pierwszorzedowe punkty koncowe w badaniach obejmowaty: przezycie wolne od zdarzenia (czas
do zgonu lub wystgpienia koniecznosci ciggtej wentylacji mechanicznej, przynajmniej przez 16 godz.
dziennie przez przynajmniej 14 kolejnych dni w przypadku braku ostrej, odwracalnej choroby lub stanu
okotooperacyjnego) (START/LT-001); niezalezny siad = 30 sekund (wg definicji BSID-IIl) oraz przezycie
wolne od zdarzenia (brak zgonu lub ciggtego wspomagania wentylacji) (STR1VE-US, STR1VE-EU);
Niezalezny siad 2 10 sekund w definicji WHO-MGRS (STR1VE-AP).

1. U zadnego z pacjentéw w badaniu START oraz LT-001 nie obserwowano przypadkdéw zgondw
oraz koniecznosci statej wentylacji mechanicznej (mediana obserwacji 4,8 roku, srednia okresu
obserwacji wynoszgcego 83,5 miesigca).

2. W badaniach STR1VE-US oraz STR1VE-EU zgon lub konieczno$¢ statej wentylacji odnotowano
u 2/22 (9%) pacjentéw w badaniu STRIVE-US i 1/32 (3%) pacjentéw w badaniu STR1VE-EU.
Podczas wizyty kontrolnej w 18 miesigcu zycia pacjentéw, umiejetno$¢ samodzielnego
siedzenia 2 30 sekund osiggneto 14/22 (60%) dzieci w badaniu STR1VE-US, oraz 16/33 (49%)
dzieci w badaniu STR1VE-EU.

Zestawienie wybranych wynikéw START/LT-001, STR1VE-US, STR1VE-EU, STR1VE-AP (ON-A), ENDEAR,
SHINE (NUS) i FIREFISH (RYS)

e Przezycie catkowite (OS)
24 mies. po ON-A: 12/12 (100%); (START)
4,8 roku po podaniu ON-A: 10/10 (100%); (LT-001)
18 mies. zycia: 21/22 (95%); (STR1VE-US)
18 mies. zycia: 32/33 (97%); (STR1VE-EU)
18 mies.: 39/56 (70%); (ENDEAR, SHINE)
o 24 mies.: 53/58 (91%); (FIREFISH)
e Przezycie bez trwatej wentylacji (EFS)
24 mies. po ON-A: 12/12 (100%); (START)
4,8 roku po podaniu ON-A: 10/10 (100%); (LT-001)
18 mies. zycia: 20/22 (95%); (STR1VE-US)
18 mies. zycia: 32/33 (97%); (STR1VE-EU)
18 mies.: 23/63 (37%); (ENDEAR, SHINE)
o 24 mies.: 49/58 (84%); (FIREFISH)
e Osiggniecie kamieni milowych rozwoju motorycznego - siedzenie bez podparcia
o 230 sekund (BSID-)
= 24 mies. po ON-A: 9/12 (75%); (START)
= 4,8 roku po podaniu ON-A: ,bez zmian” (LT-001)
= 18 mies. zycia: 14/22 (64%); (STR1VE-US)
= 18 mies. zycia: 16/33 (49%); (STR1VE-EU)
= Bd. (ENDEAR, SHINE)
" 24 mies.: 23/58 (40%); 48 mies. 36/58 (62%) (FIREFISH)
o 210 sekund (WHO-MGRS)
= 24 mies. po ON-A: 10/12 (83%); (START)
= 4,8 roku po podaniu ON-A: ,bez zmian” (LT-001)
= 18 mies. zycia: 13/22 (60%); (STR1VE-US)
= 18 mies. zycia: 15/33 (46%); (STR1VE-EU)

O O O O

O O O O
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= 24 mies.: 4/17 (24%), ok. 40,7 mies.: 37/58 (74%); (ENDEAR, SHINE)

= Bd.; (FIREFISH)
o 25 sekund (BSID-III)

= 24 mies. po ON-A: 11/12 (92%); (START)

= 4,8 roku po podaniu ON-A: ,bez zmian” (LT-001)

= Bd.; (STR1VE-US)

» Bd.; (STRIVE-EU)

» Bd.; (ENDEAR,SHINE)

= 24 mies.: 35/58 (40%), 48 mies.: 37/58 (62%) (FIREFISH)

e QOcena zaburzen nerwowo-miesniowych w skali CHOP-INTEND

o CHOP-INTEND 2 40 pkt

* 24 mies. po ON-A: 11/12 (92%); (START)

= 4,8 roku po podaniu ON-A: bd. (LT-001)

= 18 mies.: 21/22 (95%); (STR1VE-US)

» 18 mies.: 24/33 (73%); (STR1VE-EU)

= 24 mies.: 43/58 (74%); 48 mies.: 40/47 (85%) (FIREFISH)
o CHOP-INTEND 2 50 pkt

* 24 mies. po ON-A: 10/11 (91%); (START)

= 4,8 roku po podaniu ON-A: bd. (LT-001)

= 18 mies.: 14/22 (64%); (STR1VE-US)

» 18 mies.: 14/33 (42%); (STR1VE-EU)

= 24 mies.: 28/58 (48%); 48 mies.: 31/47 (66%) (FIREFISH)
o CHOP-INTEND 2 60 pkt

» 24 mies. po ON-A: 3/11 (27%); (START)

= 4,8 roku po podaniu ON-A: bd. (LT-001)

= 18 mies.: 5/22 (23%); (STR1VE-US)

» 18 mies.: 3/33 (9%); (STR1VE-EU)

= 24 mies.: 5/58 (9%); 48 mies.: bd.; (FIREFISH).

Poréwnania posrednie bez dopasowania / z dopasowaniem (MAIC, ITC, STC) ON-A vs NUS (Bischof
2021, Bartoli 2020, Dabbous 2019), ON-A vs RYS (Ribero 2022)

> Bischof 2021

Dla okresu obserwacji wynoszacego 24 mies. prawdopodobienstwo wystgpienia zdarzenia (zgonu
lub koniecznosci mechanicznej wentylacji) byto istotnie statystycznie nizsze wsrdd pacjentow
stosujgcych ON-A w poréwnaniu z pacjentami otrzymujgcymi NUS, zaréwno przy zastosowaniu analizy
posredniej z dopasowaniem MAIC (HR=0,19; 95%Cl: 0,07; 0,54), jak i ITC bez dopasowania (HR=0,09;
95%Cl: 0,02; 0,37). Nie wykazano réznic istotnych statystycznie pomiedzy ON-A oraz NUS w zakresie
przezycia catkowitego (MAIC, ITC).

> Ribero 2022

Analiza posrednia z zastosowaniem metody statystycznej STC nie wykazata istotnych statystycznie
roznic w zakresie prawdopodobienstwa wystgpienia zgonu Ilub koniecznosci mechanicznego
wspomagania oddechowego.

> Bartoli 2020
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Wartoéci RMST! byly wyisze wsrédd pacjentdw leczonych ON-A w pordwnaniu z NUS, zaréwno
dla przyjetego wspdlnego punktu odciecia okresu obserwacji (39 mies.), jak i dla maksymalnych
okreséw obserwacji (NUS: 39 mies., ON A: 57 mies.).

Opracowania wtdrne

Whioski ptyngce z przegladdow systematycznych sg spdjne z danymi pochodzacymi z badan
pierwotnych uwzglednionych w analizie klinicznej.

Efektywnosc praktyczna

Zastosowanie terapii genowej Zolgensma w rzeczywistej praktyce klinicznej, zaréwno wsrdd pacjentow
z przedobjawowg postaciag SMA, jak réwniez wsréd dzieci z rozpoznaniem SMA typu 1 wptywato
na funkcje motoryczne pacjentéw oraz redukcje zaburzed nerwowo-miesniowych zwigzanych
ze specyfikg choroby. Jednoczesnie leczenie byto dobrze tolerowane w docelowej populacji chorych.

Efektywnos¢ praktyczna (Polska)

Analiza obejmowata dane 35 pacjentdw wigczanych do programu lekowego w okresie ok. 1,5 roku
(przeanalizowane dane uznano za niedojrzate). Ogdlne wnioski wskazujg, ze pacjencileczeni w ramach
programu lekowego uzyskali wyniki nie gorsze niz uczestnicy gtéwnego badania rejestracyjnego
ocenianej technologii. Nie odnotowano Zadnego zgonu ani koniecznosci statej wentylacji
mechanicznej, u wiekszosci pacjentéw odnotowano zadowalajgce wyniki rozwoju motorycznego,
a profil bezpieczenstwa jest zbiezny z wynikami badania klinicznego.

Bezpieczeristwo

Pacjenci z przedobjawowym SMA oraz 2 lub 3 kopiami SMN2

Zestawienie wybranych wynikéw SPRINT (ON-A), NURTURE (NUS) i RAINBOWFISH (RYS)

e Zdarzenia niepozadane ogétem
o 18 mies. 2 kopie SMN2: 14/14 (100%); 24 mies. 3 kopie SMN2: 15/15 (100%); (SPR1NT)
o 33,9 mies. 2 kopie SMN2: 15/15 (100%); 3 kopie SMN2: 10/10 (100%); (NURTURE)
o 12 miesiecy 2 kopie SMN2: 24/26 (92%); (RAINBOWFISH)

e (Ciezkie zdarzenia niepozgdane ogdtem
o 18 mies. 2 kopie SMN2: 5/14 (36%); 24 mies. 3 kopie SMN2: 5/15 (20%); (SPRINT)
o 33,9 mies. 2 kopie SMN2: 9/15 (60%); 3 kopie SMN2: 3/10 (30%); (NURTURE)
o 12 miesiecy 22 kopie SMN2: 4/26 (15%); (RAINBOWFISH)

e Zgony (w ww. badaniach, dla ww. okresdow obserwacji nie odnotowano zadnych zgondéw w tej
populacji).

Pacjenci z objawowym SMA

Zestawienie wybranych wynikéw START/LT-001, STR1VE-US, STR1VE-EU, STR1VE-AP (ON-A), ENDEAR,
SHINE (NUS) i FIREFISH (RYS)

e Zdarzenia niepozgdane ogétem
o 24 mies. po ON-A: 12/12 (100%); (START)
o 4,8 roku po podaniu ON-A: Bd.; (LT-001)
o 18 mies.: 22/22 (100%); (STR1VE-US)

1 parametr RMST (ang. restricted mean survival time), zostat zdefiniowany jako pole powierzchni pod krzywa przezycia, odzwierciedlajace
$rednie przezycie pacjentow
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o 18 mies.: 32/33 (97%); (STR1VE-EU)
o 35,4 mies.: 65/65 (70%); (ENDEAR, SHINE)
o 24 mies./48 mies.: 58/58 (91%); (FIREFISH)
e Ciezkie zdarzenia niepozgdane ogdtem
24 mies. po ON-A: 10/12 (83,3%); (START)
4,8 roku po podaniu ON-A: 7/10 (70%).; (LT-001)
18 mies.: 10/22 (45%); (STR1VE-US)
18 mies.: 19/33 (58%); (STR1VE-EU)
35,4 mies.: 52/65 (80%); (ENDEAR, SHINE)
o 24 mies. 40/58 (69%); 48 mies. 45/58 (78%); (FIREFISH)
e Zdarzenia niepozgdane prowadzgce do zgonu
24 mies. po ON-A: 0/12 (0%); (START)
4,8 roku po podaniu ON-A: 0/10 (0%).; (LT-001)
18 mies.: 1/22 (5%); (STR1VE-US)
18 mies.: 1/33 (3%); (STR1VE-EU)
35,4 mies.: 5/65 (8%); (ENDEAR, SHINE)
24 mies., 48 mies.: 5/58 (9%); (FIREFISH).

O O O O

O O O O O

ChPL

Bezpieczenstwo stosowania onasemnogenu abeparwowek byto oceniane u 99 pacjentéw, ktdrzy
otrzymali onasemnogen abeparwowek w zalecanej dawce (1,1 x 1014 vg/kg mc.) w 5 otwartych
badaniach klinicznych. Najczesciej zgtaszanymi dziataniami niepozadanymi po podaniu byto
zwiekszenie aktywnosci enzyméw watrobowych (24,2%), toksyczne dziatania na watrobe (9,1%),
wymioty (8,1%), matoptytkowosé (6,1%), zwiekszenie stezenia troponiny (5,1%) i goraczka (5,1%).

Ograniczenia

Gtéwnym ograniczeniem analizy jest brak badan bezposrednio poréwnujacych skutecznosé
i bezpieczenstwo produktu leczniczego Zolgensma (onasemnogen abeparwowek) z wybranymi
komparatorami — nusinersenem oraz rysdyplamem.

Propozycje instrumentow dzielenia ryzyka

Ocena ekonomiczna, w tym szacunek kosztéw do uzyskiwanych efektéw zdrowotnych

Ocena ekonomiczna polega na oszacowaniu i zestawieniu kosztow i efektow zdrowotnych, jakie mogg
wiqgzac sie z zastosowaniem u pojedynczego pacjenta nowej terapii zamiast terapii juz refundowanych.

Koszty terapii szacowane sq w walucie naszego kraju, a efekty zdrowotne wyrazone sq najczesciej
w zyskanych latach zycia (LYG, life years gained) lub w latach Zycia przezytych w petnym zdrowiu (QALY,
quality adjusted life years) wskutek zastosowania terapii.

10
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Zestawienie wartosci dotyczqcych kosztow i efektow zwigzanych z zastosowaniem nowej terapii
i poréwnanie ich do kosztdw i efektow terapii juz refundowanych pozwala na uzyskanie odpowiedzi na
pytanie, czy efekt zdrowotny uzyskany u pojedynczego pacjenta dzieki nowej terapii wigze sie
zZ wyzszym kosztem w poréwnaniu do terapii juz refundowanych.

Uzyskane wyniki wskaznika kosztow-efektow zdrowotnych poréwnuje sie z tzw. progiem optacalnosci,
czyli wynikiem, ktdry sygnalizuje, ze przy zasobnosci naszego kraju (wyrazonej w PKB) maksymalny
koszt nowej terapii, ktéra ma wigzac sie z uzyskaniem jednostkowego efektu zdrowotnego (1 LYG lub 1
QALY) w poréwnaniu do terapii juz dostepnych, nie powinien przekraczac trzykrotnosci PKB per capita.

Aktualnie prég optacalnosci wynosi 190 380 PLN/QALY (3 x 63 460 z1).

Wskaznik kosztow-efektow zdrowotnych nie szacuje i nie wyznacza wartosci zycia, pozwala jedynie
ocenic¢ i m. in. na tej podstawie dokonac wyboru terapii zwigzanej z potencjalnie najlepszym.

Przeprowadzono analize uzytecznosci kosztéw (CUA) w dozywotnim horyzoncie czasowym (100 lat),
z perspektywy ptatnika publicznego — Narodowego Funduszu Zdrowia (NFZ).

Oceniang interwencje, tj. terapie produktem leczniczym Zolgensma (onasemnogen abeparwowek)
poréwnano z nusinersenem (Spinraza) rysdyplamem (Evrysdi).

W analizie uwzgledniono m.in. nastepujgce kategorie kosztéw medycznych:
e koszty lekéw i ich podania;
e koszty kwalifikacji do programu lekowego,
e koszt diagnostyki i monitorowania leczenia w ramach programu lekowego.

Populacja objawowa

ON-A vs NUS

Inkrementalny wskaznik uzytecznosci kosztéw (ICUR) z perspektywy NFZ wynidst odpowiednio:
e zuwzglednieniem RSS:
e bez uwzglednienia RSS:

Wartos¢ ICUR z RSS optacalnosci, o ktérym mowa w ustawie o refundacji.

Przy wartosci ICUR oszacowanej w analizie podstawowej warto$¢ progowa ceny zbytu netto leku,
wynosi

Wyniki analizy probabilistycznej wykazaty, ze prawdopodobienstwo optacalnosci terapii ON-A
w poréwnaniu z NUS, w wariancie z uwzglednieniem RSS,

ON-A vs RYS

Inkrementalny wskaznik uzytecznosci kosztow (ICUR) z perspektywy NFZ wyniést odpowiednio:
e zuwzglednieniem
e bez uwzglednienia

Wartos$¢ ICUR z RSS optacalnosci, o ktérym mowa w ustawie o refundacji.

Przy wartosci ICUR oszacowanej w analizie podstawowej warto$¢ progowa ceny zbytu netto leku,
Wynosi

Wyniki analizy probabilistycznej wykazaty, ze prawdopodobienstwo optacalnosci terapii ON-A
w poréwnaniu z RYS, w wariancie z uwzglednieniem RSS,

Populacja przedobjawowa

11
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Zgodnie z oszacowaniami wnioskodawcy w populacji przedobjawowe] stosowanie ON-A w miejsce
nusinersenu/ rysdyplamu jest (z uwzglednieniem RSS).

Progowa ceny zbytu netto leku, z perspektywy ptatnika publicznego, wynosi:

Wyniki analizy probabilistycznej wykazaty, ze prawdopodobieistwo optacalnosci terapii ON-A
w poréwnaniu z NUS/RYS, w wariancie z uwzglednieniem RSS,

Ograniczenia

Ograniczenia analizy ekonomicznej przeprowadzonej przez wnioskodawce wynikajg z kilku kluczowych
czynnikdw. Przede wszystkim badania kliniczne, na ktérych opiera sie analiza nie dostarczajg
bezposrednich pordwnan pomiedzy ocenianymi interwencjami. Ogranicza to doktadne szacowanie
skutecznosci i kosztow porédwnywanych terapii, co moze prowadzi¢ do nieprecyzyjnych wnioskéw.
Ponadto, okres obserwacji pochodzacy z uwzglednionych badan jest stosunkowo krotki biorgc pod
uwage dozywotni horyzont czasowy analizy ekonomicznej (koniecznos¢ ekstrapolacji danych).

Wskazanie czy zachodzg okolicznosci, o ktérych mowa w art. 13 ust. 3 ustawy z dnia 12 maja
2011 r. o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego
oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2023 r., poz. 826 z péin. zm.)

Jezeli analiza kliniczna wnioskodawcy nie zawiera randomizowanych badan klinicznych dowodzgcych
wyzszosci leku nad technologiami medycznymi dotychczas refundowanymi w danym wskazaniu, to
urzedowa cena zbytu leku musi byc¢ skalkulowana w taki sposdb, aby koszt stosowania leku
wnioskowanego do objecia refundacjq nie byt wyiszy niz koszt technologii medycznej
o najkorzystniejszym wspdtczynniku uzyskiwanych efektow zdrowotnych do kosztdw ich uzyskania.

W ocenie Agencji zachodzg okolicznosci art. 13 ust. 3 ustawy o refundacji.

Wartos$¢ ceny zbytu netto produktu leczniczego Zolgensma, przy ktérej koszt jego stosowania nie jest
wyzszy od kosztu stosowania refundowanej technologii opcjonalnej o najkorzystniejszym
wspotczynniku uzyskiwanych efektow zdrowotnych do kosztéw ich uzyskania (tj. nusinersen) wynosi:

Ocena wptywu na system ochrony zdrowia, w tym wptywu na budzet ptatnika publicznego
Ocena wptywu na system ochrony zdrowia sktada sie z dwdch istotnych czesci.

Po pierwsze, w analizie wptywu na budzet ptatnika, pozwala na oszacowanie potencjalnych wydatkdéw
zwigzanych z finansowaniem nowej terapii ze srodkow publicznych.

Szacunki dotyczgce wydatkow zwigzanych z nowgq terapiq (scenariusz ,jutro”) sqg poréwnywane z tym,
ile aktualnie wydajemy na leczenie danego problemu zdrowotnego (scenariusz ,dzis”). Na tej
podstawie mozliwa jest ocena, czy nowa terapia bedzie wigzac sie z koniecznosciq przeznaczenia
wyzszych srodkow na leczenie danego problemu zdrowotnego, czy tez wigze sie z uzyskaniem
oszczednosci w budzecie ptatnika.

Ocena wpfywu na budiet pozwala na stwierdzenie czy ptatnik posiada odpowiednie zasoby
na finansowanie danej technologii.

Ocena wptywu na system ochrony zdrowia w drugiej czesci odpowiada na pytanie jak decyzja
o finansowaniu nowej terapii moze wpfyng¢ na organizacje udzielania swiadczen (szczegdlinie
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w kontekscie dostosowania do wymogdw realizacji nowej terapii) oraz na dostepnosc innych swiadczen
opieki zdrowotnej.

Wyniki analizy wptywu na budzet wnioskodawcy zostaty przedstawione w 10-letnim horyzoncie
czasowym z perspektywy ptatnika publicznego (NFZ).

W analizie uwzgledniono koszty tozsame z uwzglednionymi w analizie ekonomicznej.

Whnioskodawca oszacowat liczbe pacjentdw stosujgcych wnioskowang technologie w scenariuszu
nowym na:

. pacjentow w | roku,
. pacjentéw w Il roku
. pacjentéw w Il roku.
W 10. roku horyzontu analizy szacowana wielkos$¢ populacji to pacjentéw.
Wyniki analizy podstawowej z perspektywy NFZ, wskazujg, ze objecie refundacja
produktu leczniczego Zolgensma wigzac sie bedzie ze wydatkow ptatnika publicznego o ok.:
° w | roku,
. w Il roku,
. w Il roku refundacji.

W 10. roku horyzontu analizy szacowane sg
dla ptatnika

Wyniki analizy wrazliwosci byty spdjne co do kierunku wnioskowania z wynikami analizy podstawowej.
Ograniczenia

W oszacowaniach uwzgledniono 10-letni horyzont czasowy, nalezy jednak wzigé pod uwage,
ze w omawianej sytuacji decyzja refundacyjna wydawana jest na 2 lata. W tym okresie przewidywany
jest najwiekszy prognozowany wzrost wydatkédw w populacji, co jest zwigzane z kumulacjg kosztéw
jednorazowej terapii ON-A.

Uwagi do proponowanego instrumentu dzielenia ryzyka

Bez uwag.

Uwagi do programu lekowego

Whnioskowana tres¢ programu lekowego jest tozsama z trescig obowigzujgcego programu lekowego
B.102.FM. , Leczenie chorych na rdzeniowy zanik miesni (ICD-10: G12.0, G12.1)“

Omowienie rozwigzan proponowanych w analizie racjonalizacyjnej

Przedmiotem analizy racjonalizacyjnej jest identyfikacja mechanizmu, ktérego wprowadzenie
spowoduje uwolnienie sSrodkow publicznych w wysokosci odpowiadajgcej co najmniej wzrostowi
kosztow wynikajgcemu z podjecia pozytywnej decyzji o refundacji wnioskowanej technologii
medycznej.

Analiza racjonalizacyjna jest przedktadana jezeli analiza wptywu na budzet podmiotu zobowigzanego
do finansowania swiadczen ze srodkow publicznych wykazuje wzrost kosztow refundacji.

Nie dotyczy.
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Omodwienie rekomendacji wydawanych w innych krajach w odniesieniu do ocenianej
technologii

Uwzgledniono najbardziej aktualne wytyczne praktyki klinicznej z lat 2019-2023 dotyczace leczenia
SMA:

e Konsensus europejskich specjalistéw European ad-hoc consensus statement on gene
replacement therapy for spinal muscular atrophy (Kirshner 2020);

e Kanadyjskie zalecenia Guidance on Gene Replacement Therapy in Spinal Muscular Atrophy:
A Canadian Perspective (Oskoui 2022);

e Rekomendacje UpToDate (UpToDate 2023).

Wedtug wytycznych, u niemowlat i bardzo matych dzieci z SMA, ktére nie sg zalezne od respiratora,
zalecane jest leczenie modyfikujgce przebieg choroby (ang. disease-modifying therapy, DMT) przy
uzyciu nusinersenu, onasemnogenu abeparwowek lub rysdyplamu. W przypadku dzieci starszych
(w wieku 22 lat) i dorostych z umiarkowanymi objawami SMA zalecane jest leczenie nusinersenem
lub rysdyplamem. Wybdr metod leczenia powinien by¢ zindywidualizowany w zaleznosci od kosztu
leku, dostepnosci, profilu dziatan niepozgdanych, ciezaru podawania oraz wartosci i preferencji
pacjenta, z wykorzystaniem procesu wspdlnego podejmowania decyzji. W wytycznych wskazano
ponadto na brak bezposrednich poréwnan miedzy nusinersenem, onasemnogenem abeparwowek
oraz rysdyplamem (UpToDate 2023).

W tresci konsensusu specjalistéw podkreslono m.in., Zze obecnie nie ma dowoddw wskazujacych na to,
zeby tgczenie dwdch lekow modyfikujgcych przebieg choroby (np. terapii genowe;j i nusinersenu) byto
bardziej skuteczne od stosowania ktéregokolwiek z tych lekdw w monoterapii (Kirshner 2020, Oskoui
2022). Istnieja natomiast przekonujgce dowody, ze wczesne wdrozenie leczenia, najlepiej
na przedobjawowym etapie choroby, taczy sie z wyraznie lepszymi rezultatami niz péZzne rozpoczecie
terapii (Kirshner 2020). U pacjentéw z objawami, wiek w momencie wystgpienia choroby, czas trwania
choroby i stan funkcji motorycznych w momencie rozpoczecia leczenia sg najwazniejszymi czynnikami
prognozujgcymi odpowiedZ na leczenie. Z kolei u pacjentéw w przedobjawowym stadium choroby
najwazniejszym czynnikiem pozwalajacym przewidzie¢ kliniczne obcigzenie chorobg i wiek wystgpienia
objawow jest liczba kopii genu SMN2. Ponadto z uwagi, Zze zagrozenia zwigzane z terapig genowa
wzrasta wraz z podawang dawka, a wielko$¢ dawki jest wprost proporcjonalna do masy ciata, terapie
genowa u pacjentdw o wadze ciata powyzej 13,5 kg powinno sie stosowaé wytgcznie w szczegdlnych
okolicznosciach (Oskoui 2022).

Rekomendacje refundacyjne

Odnaleziono tacznie 10 rekomendacji refundacyjnych dotyczgcych produktu leczniczego Zolgensma
(onasemnogen abeparwowek). Wydane rekomendacje byty pozytywne (G-BA 2023, HAS 2023, SMC
2021, ZIN 2021) lub pozytywne warunkowe (CADTH 2021, NICE 2021/2023, NICE 2023, PBAC 2021,
PBAC 2023).

W czesci rekomendacji doprecyzowano populacje pacjentow w zakresie kryteriow wieku/stanu
zdrowia (HAS, NICE, CADTH). Ponadto w rekomendacjach wydanych przez CADTH i NICE wskazano
na koniecznos$¢ obnizenia ceny lub zawarcia porozumienia cenowego/umowy handlowe;j.

Wedtug informacji przedstawionych przez wnioskodawce lek Zolgensma (onasemnogen
abeparwowek) w ocenianym wskazaniu jest finansowany w 22 krajach UE i EFTA (na 30 wskazanych).
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Rekomendacja nr 83/2024 Prezesa AOTMIT z dnia 6 sierpnia 2024 r.

Podstawa przygotowania rekomendacji

Rekomendacja zostata przygotowana na podstawie zlecenia z dnia 06.06.2024 r. Ministra Zdrowia (znak pisma:
PLR.4500.1015.2024.5.JWI; PLR.4500.1016.2024.4.JWI; PLR.4500.1017.2024.5.JWI; PLR.4500.1018.2024.5.JWI;
PLR.4500.1019.2024.5.JWI; PLR.4500.1020.2024.5.JWI; PLR.4500.1021.2024.5.JWI; PLR.4500.1022.2024.5.JWI;
PLR.4500.1023.2024.5.JWI; PLR.4500.1024.2024.5.JWI; PLR.4500.1025.2024.5.JWI; PLR.4500.1026.2024.5.JWI;
PLR.4500.1027.2024.4.JWI; PLR.4500.1028.2024.4.JWI; PLR.4500.1029.2024.4.JWI; PLR.4500.1030.2024.4.JWI;
PLR.4500.1031.2024.4.JWI; PLR.4500.1032.2024.4.JWI; PLR.4500.1033.2024.4.JWI; PLR.4500.1034.2024.4.JWI;
PLR.4500.1035.2024.4.JWI; PLR.4500.1036.2024.4.JWI;), odnosnie przygotowania rekomendacji Prezesa
w sprawie oceny leku Zolgensma (onasemnogen abeparwowek) w ramach programu lekowego: B.102.FM.
,Leczenie chorych na rdzeniowy zanik miesni (ICD-10: G12.0, G12.1)” na podstawie art. 35 ust 1. ustawy z dnia
12 maja 2011 roku o refundacji lekéw, Srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz
wyrobdw medycznych (Dz. U. z 2023 r., poz. 826 z pdzn. zm.), po uzyskaniu Stanowiska Rady Przejrzystosci
nr 80/2024 z dnia 5 sierpnia 2024 roku w sprawie oceny leku Zolgensma (onasemnogenum abeparvovecum)
w ramach programu lekowego: , Leczenie chorych na rdzeniowy zanik miesni (ICD-10: G12.0, G12.1)".

PiSmiennictwo

1. Raport nr 0T.423.1.38.2024 Whniosek o objecie refundacja leku Zolgensma (onasemnogen
abeparwowek) w ramach programu lekowego: B.102.FM. , Leczenie chorych na rdzeniowy zanik miesni
(ICD-10: G12.0, G12.1)”

2. Stanowisko Rady Przejrzystosci nr 80/2024 z dnia 5 sierpnia 2024 roku w sprawie oceny leku Zolgensma
(onasemnogenum abeparvovecum) w ramach programu lekowego: ,Leczenie chorych na rdzeniowy
zanik miesni (ICD-10: G12.0, G12.1)”
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