Zalacznik B.102.FM.

LECZENIE CHORYCH NA RDZENIOWY ZANIK MIESNI (ICD-10: G12.0, G12.1)

ZAKRES SWIADCZENIA GWARANTOWANEGO

SWIADCZENIOBIORCY

SCHEMAT DAWKOWANIA LEKOW
W PROGRAMIE

BADANIA DIAGNOSTYCZNE WYKONYWANE
W RAMACH PROGRAMU

Kwalifikacji i monitorowania skutecznosci leczenia
Swiadczeniobiorcow w okresie pozostawania w programie,
dokonuje Zespo6t Koordynujacy ds. Leczenia Rdzeniowego Zaniku
Mies$ni, powolywany przez Prezesa Narodowego Funduszu

Zdrowia.

Program lekowy obejmuje terapie nastepujacymi substancjami
czynnymi:

1) onasemnogen abeparwowek;

2) nusinersen;

3) rysdyplam.

Powyzszych terapii nie nalezy traktowac jako linii leczenia.

1. Leczenie chorych na rdzeniowy zanik mieSni z
wykorzystaniem substancji czynnej onasemnogen
abeparwowek

1.1. Kryteria kwalifikacji
1) pacjenci przedobjawowi i objawowi 2z rozpoznaniem

rdzeniowego zaniku mie$ni (SMA) 5q z bialleliczng mutacja
genu SMN1 i z nie wiecej niz 3 kopiami genu SMN2 badani
w ramach Rzadowego Programu Badan Przesiewowych
Noworodkéw w Polsce lub prenatalnie w Polsce;

2) wiek do 6 miesigca zycia (<180 dni) w momencie podania

1. Dawkowanie onasemnogenu
abeparwoweku

Dawkowanie onasemnogen abeparwowek oraz
sposéb modyfikacji dawkowania zgodnie z

Charakterystyka Produktu Leczniczego
(aktualng na  dzien wydania  decyzji
refundacyjnej).

2. Dawkowanie nusinersenu

Dawkowanie  nusinersenu  oraz  sposob
modyfikacji dawkowania zgodnie z
Charakterystyka Produktu Leczniczego
(aktualng na  dzien wydania  decyzji
refundacyjnej).

W  przypadku pacjentébw  wymagajacych
znieczulenia ogélnego do wykonania naklucia
ledZwiowego - znieczulenie og6lne zgodnie z
obowiazujacymi w osrodku procedurami.

W uzasadnionych kliniczne  przypadkach
dopuszcza sie podanie nusinersenu dooponowo
przez nakhlucie podpotyliczne w przypadku
kiedy podanie leku dooponowo droga naktucia
ledZwiowego nie jest mozliwe.

1. Badania przy kwalifikacji

1.1. Badania przy kwalifikacji do leczenia substancja czynna
onasemnogen abeparwowek

1) badanie ogélnolekarskie;
2) badanie miana przeciwciat AAVY;

3) badanie czynnoSci watroby: AIAT, AspAT, bilirubina

catkowita, GGTP;
4) morfologia krwi z rozmazem;
5) liczba plytek krwi;
6) stezenie troponiny I;

7) badanie genetyczne potwierdzajace bialleliczna mutacje genu

SMN1;

8) badanie  okredlajace  ilos¢ kopii genu SMN2 z
wykorzystaniem techniki MLPA lub innych specyficznych
technik;

9) ocena zdolno$ci potykania;

10) badanie zaburzen nerwowo-mie$niowych w skali CHOP-
INTEND;

11) ocena kamieni milowych rozwoju motorycznego w skali
WHO;

12) okreSlenie masy ciata pacjenta w stosunku do wieku z




leku;

3) zachowana zdolnos$¢
kwalifikujacego;

4) ocena w skali CHOP — INTEND powyzej 12 punktow w
momencie podania leku;

polykania w  ocenie lekarza

5) posiadanie  aktualnych  informacji o

obowiazkowych;

szczepieniach

6) brak jakiegokolwiek wczesniejszego leczenia z powodu
SMA, w tym:

a) brak wczesniejszego leczenia z wykorzystaniem substancji
czynnej nusinersen lub rysdyplam w ramach niniejszego
programu lekowego;

b) brak wczesniejszego leczenia SMA w ramach badan
klinicznych;

c) brak wczesniejszego leczenia SMA w ramach programow
wczesnego dostepu;

d) brak wczeséniejszego leczenia SMA w ramach innego
sposobu finansowania terapii;

7) $wiadoma zgoda rodzicéw lub opiekunéw prawnych pacjenta
na warunki programu lekowego oraz harmonogram wizyt.

8) brak przeciwwskazan okreslonych w punkcie 1.2.

Powyzsze kryteria muszg by¢ spelnione tacznie.

Kryteriébw opisanych w punkcie 2 i 6 nie stosuje sie w przypadku
pacjentéw leczonych nusinersenem lub rysdyplamem w ramach
niniejszego programu po ustgpieniu przeciwwskazan do terapii
onasemnogen abeparwowek opisanych w punkcie 1.2. (pierwotnie
pacjent nie otrzymal onasemnogen abeparwowek ze wzgledu na
wystapienie przeciwwskazan).

Kryteriéw opisanych w punkcie 1, 2 i 6 nie stosuje sie w przypadku
pacjentéw przedobjawowych i objawowych z rozpoznaniem

3. Dawkowanie rysdyplamu

Dawkowanie  rysdyplamu oraz  sposéb
modyfikacji dawkowania zgodnie z
Charakterystyka Produktu Leczniczego
(aktualna na  dzien wydania decyzji
refundacyjnej).

wykorzystaniem siatek centylowych;
13) badanie stezenia kreatyniny i mocznika;
14) badanie poziomu hemoglobiny;

15) inne badania i konsultacje specjalistyczne o
wskazania, w tym: konsultacja gastrologa,
pulmonologa, EKG.

ile sg
konsultacja

1.2. Badania przy kwalifikacji do leczenia substancja czynna

nusinersen

1) badanie genetyczne potwierdzajace delecje lub mutacje genu
SMN1;

2) badanie potwierdzajace liczbe kopii genu SMIN2;

3) badanie neurologiczne z ocena w skali CHOP-INTEND lub
HINE, lub HFMSE - stosownie do wieku i typu SMA;

4) konsultacja rehabilitacyjna lub fizjoterapeutyczna oraz
ustalenie planu rehabilitacji dla pacjenta;

5) badania biochemiczne, w tym oceniajace funkcje watroby,
nerek (biatkomocz) i uktadu krzepniecia (koagulogram);

6) morfologia krwi z rozmazem;

7) konsultacja anestezjologiczna -
wymagaja znieczulenia ogdlnego;

u pacjentéw, ktorzy

8) konsultacja ortopedyczna — w zaleznoSci od stanu
klinicznego pacjenta;
9) konsultacja  gastroenterologiczna lub  dietetyczna w

zalezno$ci od stanu klinicznego pacjenta;

10) test ciazowy - u kobiet w wieku reprodukcyjnym.

1.3. Badania przy kwalifikacji do leczenia substancja czynna

rysdyplam




rdzeniowego zaniku mie$ni (SMA) 5q z biallelicznag mutacja genu
SMN1 i z nie wiecej niz 3 kopiami genu SMN2 urodzonych przed
1 wrzesnia 2022 r. i leczonych od momentu diagnozy nusinersenem
lub rysdyplamem w ramach niniejszego programu. W opinii
lekarza prowadzacego pacjent ten ma prawidlowy stan odzywienia.

Pacjenci, ktérzy zostali zakwalifikowani do leczenia SMA z
wykorzystaniem substancji czynnej onasemnogen abeparwowek i
otrzymali leczenie z wykorzystaniem substancji czynnej
onasemnogen abeparwowek, przez wzglad na brak dowodéw
naukowych przedstawianych w ramach proceséw refundacyjnych
w Polsce, nie moga by¢ wlaczeni do leczenia SMA z
wykorzystaniem nusinersenu lub rysdyplamu finansowanego w
ramach niniejszego programu lekowego.

1.2. Kryteria stanowiace przeciwskazania do wlaczenia do
programu

1) tracheostomia i  konieczno$¢ stosowania  wentylacji
mechanicznej inwazyjnej lub konieczno$¢ nieinwazyjnego
wspomagania wentylacji Srednio > 16 godzin dziennie przez 7
dni przed kwalifikacja do programu;

2) niewydolnos$¢ oddechowa od urodzenia;

3) masa ciala mniejsza niz 2,6 kg lub wieksza niz 13,5 kg;

4) zaburzenia polykania wymagajace karmienia z
zastosowaniem sondy dozoladkowej lub gastrostomii
odzywczej;

5)znana aktywna infekcja uniemozliwiajaca zastosowanie
terapii;

6) choroby wspotistniejace uniemozliwiajace podanie leczenia w
ocenie lekarza prowadzacego lub Zespotu Koordynujacego;

7) nadwrazliwo$¢ na substancje czynna lub substancje

1) badanie genetyczne potwierdzajace delecje lub mutacje genu
SMN1,;

2) badanie potwierdzajace liczbe kopii genu SMIN2;

3) badanie neurologiczne z oceng w skali CHOP-INTEND lub
HINE, lub HFMSE - stosownie do wieku i typu SMA;

4) morfologia krwi z rozmazem;

5) badania biochemiczne, w tym oceniajace funkcje watroby
(AIAT, AspAT, bilirubina);

6) konsultacja rehabilitacyjna lub fizjoterapeutyczna oraz
ustalenie planu rehabilitacji dla pacjenta;

7) konsultacja ortopedyczna - w zaleznosci od stanu klinicznego
pacjenta;

8) konsultacja  gastroenterologiczna lub  dietetyczna w
zalezno$ci od stanu klinicznego pacjenta;

9) test ciazowy wraz z oSwiadczeniem o stosowaniu skutecznej

antykoncepcji w trakcie trwania terapii oraz przez 1 miesigc
po przyjeciu ostatniej dawki - u kobiet w wieku rozrodczym.

2. Monitorowanie leczenia

2.1. Monitorowanie leczenia z wykorzystaniem substancji
czynnej onasemnogen abeparwowek

2.1.1. Ocena skutecznosci leczenia

1) badanie neurologiczne i w skali funkcjonalnej odpowiedniej
do wieku i stanu pacjenta po podaniu leku przeprowadza sie
w 3, 6,9, 12, 15, 21, 24, 27, 36, 48 miesigcu po podaniu
leku;

2) monitorowanie leczenia przez okres 48 miesiecy od podania
leku z substancja czynnga onasemnogen abeparwowek polega
na ocenie kryteribw, ktére umozliwia ewentualne
stwierdzenie braku skuteczno$ci leczenia lub braku




pomocnicze leku, znana alergia lub nadwrazliwo$¢ na
prednizolon lub inne glikokortykosteroidy lub ich substancje
pomocnicze;

8) miano przeciwciat przeciwko adenowirusowi o serotypie 9
(AAV9)> 1:50 okreslone w tescie ELISA - wynik uzyskany
nie wiecej niz 30 dni przed podaniem leku;

9) klinicznie istotne nieprawidlowe warto$ci laboratoryjne
(gamma-glutamylotranspeptydaza [GGTP], AIAT i AspAT >
2 x GGN, bilirubina > 2,0 mg/dl, kreatynina > 1,0 mg/dl,
hemoglobina [Hgb] < 8 lub > 18 g/dl; biate krwinki [WBC]>
20 000 na mm?), PLT ponizej 50 tys. w mm?> przed genowa
terapig zastepcza;

10) inne wymienione w Charakterystyce Produktu Leczniczego.

1.3. Zakonczenie leczenia w programie

Zakonczenie leczenia w programie lekowym nastepuje w
przypadku stwierdzenia przez Zespét Koordynujacy braku
skuteczno$ci lub braku osiagniecia kamieni milowych u pacjenta
leczonego z wykorzystaniem substancji czynnej onasemnogen
abeparwowek.

Stwierdzenie braku skutecznosci lub braku osiagniecia kamieni
milowych lekarz prowadzacy musi udokumentowaé w SMPT.
Zakonczenie leczenia w programie lekowym musi zosta¢
potwierdzone przez Zesp6t Koordynujacy.

2.Leczenie chorych na rdzeniowy zanik mieSni z
wykorzystaniem substancji czynnej nusinersen
2.1. Kryteria kwalifikacji

1) do leczenia nusinersenem kwalifikowani sa przedobjawowi i
objawowi pacjenci z rozpoznaniem rdzeniowego zaniku
mie$ni 5q potwierdzonego badaniem genetycznym lub

osiagniecia kamieni milowych;
3) jako brak skutecznosci uznaje sie:

a) konieczno$¢ wilaczenia statej wentylacji mechanicznej w
okresie 48 miesiecy od dnia podania leku, rozumianej
jako:

- inwazyjna wentylacja poprzedzona wykonaniem
zabiegu tracheostomii trwajaca przez co najmniej 16
godzin dziennie, w sposéb ciagly przez co najmniej 14
kolejnych dni (przy braku ostrej, odwracalnej choroby i
z wyjatkiem wentylacji okotooperacyjnej),

- stala wentylacja mechaniczna — nalezy udokumentowaé
za pomoca 1 zdjecia wykonanego w dniu stwierdzenia
tego faktu oraz potwierdzi¢ kodem ICD-9: 31.29 w
dokumentacji medycznej pacjenta oraz w systemie
rozliczeniowym NFZ.

b) utrate  uzyskanych  kamieni milowych rozwoju
motorycznego w okresie 48 miesiecy od podania leku.

Uzyskane kamienie milowe rozwoju motorycznego nalezy
rozumie¢ jako umiejetnoéci zgodne z definicja WHO:
samodzielne siedzenie, stanie bez podparcia, chodzenie
bez podparcia, zdobyte w okresie przed podaniem leku
oraz w dowolnym czasie po podaniu leku, a nastepnie
utracone przez pacjenta w wyniku progresji choroby
podstawowej (SMA).

4) jako brak osiagniecia kamieni milowych rozwoju
motorycznego (dotyczy pacjentéw przedobjawowych) uznaje
sie:

a) nieuzyskanie umiejetnosci siedzenia bez podparcia przez
co najmniej 10 sekund w badaniu wykonanym metoda wg.
WHO po osiggnieciu 12 miesigca zycia pacjenta i
potwierdzone w ponownym badaniu przeprowadzonym po




pacjenci zdiagnozowani réwniez w ramach Rzadowego
Programu Badan Przesiewowych Noworodkéw w Polsce.

2) do leczenia nusinersenem kwalifikowani sa pacjenci, ktérzy
nie byli leczeni z wykorzystaniem substancji czynnej
onasemnogen abeparwowek w ramach niniejszego programu
lekowego;

3)w celu zapewnienia kontynuacji terapii do programu
lekowego kwalifikowani sa réwniez pacjenci uprzednio
leczeni nusinersenem w ramach innego sposobu finansowania
terapii, pod warunkiem, Ze na dzief rozpoczecia terapii mieli
rozpoznanie rdzeniowego zaniku mie$ni 5q potwierdzone
badaniem genetycznym oraz jednoczesnie nie spelniali
kryteribw wylaczenia z programu okreslonych w pkt 2.3.

4) w przypadku pacjentéw, ktoérzy wezesniej otrzymali leczenie
onasemnogenem  abeparwowekiem, rysdyplamem lub
branaplamem w ramach badan klinicznych, programéw
wczesnego dostepu lub w ramach innego sposobu
finansowania terapii, we wniosku dotyczacym wiaczenia do
programu lekowego konieczne jest zaraportowanie tych
terapii wraz z podaniem czasu ich trwania oraz ich
skutecznosci, czyli liczby punktéw w odpowiedniej skali
funkcjonalnej sprzed terapii i po jej zakonczeniu.

Kryteria 1) i 2) musza by¢ spelnione tacznie.

Do programu wiacza sie, bez koniecznosci ponownej kwalifikacji,
w celu zapewnienia kontynuacji terapii:

1) pacjentéw, ktérzy z powodu okolicznosci niezwiazanych z
brakiem skuteczno$ci leczenia (np. uraz, zabieg operacyjny)
spehili kryterium wylaczenia z programu, a jednoczesnie po
ustaniu tych okolicznosci wykazuja poprawe.

Zesp6l Koordynujacy ds. Leczenia Rdzeniowego Zaniku Miesni

15 miesigcu zycia pacjenta.

b) nieuzyskanie umiejetno$ci stania bez podparcia przez co
najmniej 10 sekund w badaniu wykonanym metoda wg.
WHO po osiggnieciu 20 miesigca zycia pacjenta i
potwierdzone w ponownym badaniu przeprowadzonym po
23 miesigcu zycia pacjenta.

2.1.2. Badania laboratoryjne
1) co tydzien przez pierwszy miesiac po podaniu leku, a
nastepnie co 2 tygodnie w drugim i trzecim miesigcu lub
dluzej (do czasu powrotu parametréw do wartoSci
poczatkowej):

a) badanie aktywno$ci aminotransferaz watrobowych i
poziom bilirubiny catkowitej;

b) badanie liczby ptytek krwi;

C) stezenie troponiny I;

d) inne badania i pomiary konieczne ze wzgledu na stan
zdrowia (np. ci$nienie tetnicze) w zaleznosci od decyzji
lekarza prowadzacego.

2.2. Monitorowanie leczenia z wykorzystaniem substancji
czynnej nusinersen

1) badanie neurologiczne przed kazdym podaniem dawki;

2) badanie w skali CHOP-INTEND Ilub HINE, lub HFMSE
(stosownie do wieku i typu SMA) przy dawkach
podtrzymujacych;

3) ocena przez fizjoterapeute wykonania planu rehabilitacji;

4) ocena gastroenterologa i/lub dietetyka w zalezno$ci od stanu
pacjenta;

5) ocena stanu odzywienia i wydolno$ci oddechowej pacjenta w




wskaze wiasciwa punktacje wyjSciowa dla pacjenta w oparciu o
wniosek o kontynuacje terapii po przerwie w leczeniu zawierajacy:
1) opis dotychczasowych wynikéw leczenia, w tym daty
wlaczenia i zakonczenia terapii oraz daty ocen
funkcjonalnych i ocen w odpowiednich skalach,
2) opis okolicznosci, ktére moglyby sie przyczyni¢ do
ewentualnego pogorszenia stanu pacjenta.

2.2. Okreslenie czasu leczenia w programie

Leczenie powinno by¢ stosowane tak dlugo jak osiggana jest
skuteczno$¢ kliniczna oraz nie wystapia kryteria wylaczenia.
Laczny czas leczenia pacjenta nusinersenem zalezy od decyzji
lekarza prowadzacego.

Po podaniu 6 dawki, niezaleznie od mechanizmu finansowania
terapii w jakim to nastgpito, a nastepnie przed podaniem kazdej
kolejnej dawki przeprowadza sie ocene skutecznosci leczenia.

Po ukonczeniu 18 r.z. nie ma konieczno$ci ponownej kwalifikacji
pacjenta do programu po przeniesieniu leczenia do osrodka dla
dorostych. Leczenie powinno by¢ kontynuowane w osrodku dla
dorostych tak dtugo jak osiagana jest skuteczno$¢ kliniczna oraz
nie wystapia kryteria wylaczenia.

2.3. Kryteria wylaczenia z programu

1) zaawansowana skolioza uniemozliwiajaca podanie
dokanatowe leku;

2) przeciwskazania bezwzgledne do nakhicia ledzwiowego;
3) drenaz ptynu mézgowo-rdzeniowego;

4) pogorszenie w odpowiednio dobranej do wieku i typu SMA,
skali:

a) CHOP INTEND, HINE ponizej poziomu sprzed wiaczenia

zalezno$ci od stanu, ale nie rzadziej niz raz do roku;

6) badania biochemiczne, w tym oceniajace funkcje watroby,
nerek (biatkomocz) i ukladu krzepniecia (koagulogram),
wykonywane przed podaniem kolejnej dawki nusinersenu;

7) morfologia krwi z rozmazem wykonywana przed podaniem
kolejnej dawki nusinersenu;

8) w przypadku pacjentek w wieku reprodukcyjnym — test
ciazowy kazdorazowo przed kazdym podaniem dawki;

2.3. Monitorowanie leczenia z wykorzystaniem substancji
czynnej rysdyplam
1) badanie neurologiczne po 2 miesigcach, 6 miesigcach, a
nastepnie co 6 miesiecy;

2) badanie w skali CHOP-INTEND lub HINE, lub HFMSE
(stosownie do wieku i typu SMA) nie rzadziej niz co 6
miesiecy;

3) badania biochemiczne, w tym oceniajace funkcje watroby —
po 2 miesigcach, 6 miesigcach, a nastepnie co 6 miesiecy;

4) morfologia krwi z rozmazem - po 2 miesigcach, 6
miesigcach, a nastepnie co 6 miesiecy;

5) ocena przez fizjoterapeute wykonania planu rehabilitacji;

6) ocena gastroenterologa i/lub dietetyka w zaleznosci od stanu
pacjenta;

7) Ocena stanu odzywienia i wydolnoSci oddechowej w
zaleznosci od stanu pacjenta, ale nie rzadziej niz raz do roku;

8) w przypadku pacjentek w wieku rozrodczym - test ciagzowy
co 6 miesiecy.

3. Monitorowanie programu

1) gromadzenie w dokumentacji medycznej pacjenta danych




do leczenia utrzymujace sie w dwéch kolejnych badaniach
realizowanych co 4 miesigce

lub

b) HFMSE o wiecej niz 2 punkty ponizej poziomu sprzed
wlaczenia do terapii potwierdzone w dwéch kolejnych
badaniach realizowanych co 4 miesiace;

5) wystapienie ktéregokolwiek z przeciwwskazan w trakcie
trwania terapii:

6) nadwrazliwo$¢ na substancje czynna lub na ktérakolwiek
substancje pomocnicza;

7) przeciwwskazania do nakhicia ledZzwiowego;

8) brak wspotpracy lub nieprzestrzeganie zalecen lekarskich ze
strony $wiadczeniobiorcy lub jego prawnych opiekunéw, w
szczeg6lnosci dotyczacych okresowych badan kontrolnych
oceniajacych skutecznos¢ i bezpieczenstwo leczenia.

3.Leczenie chorych na vrdzeniowy zanik mie$ni z
wykorzystaniem substancji czynnej rysdyplam
3.1. Kryteria kwalifikacji

1) pacjenci wcze$niej nie leczeni w ramach niniejszego
programu lekowego:

a) z klinicznym rozpoznaniem SMA typu 1, typu 2 lub typu 3
lub

b) z bialleliczna mutacja genu SMN1 i posiadajacy od jednej
do czterech kopii genu SMN2;
2) pacjenci uprzednio leczeni nusinersenem w ramach
niniejszego programu lekowego:
a)u ktorych stwierdzono przeciwwskazania do terapii
nusinersenem w trakcie leczenia nusinersenem,

lub

dotyczacych monitorowania leczenia i kazdorazowe ich
przedstawianie na zadanie kontroleréw Narodowego
Funduszu Zdrowia;

2) uzupelhianie danych zawartych w rejestrze (SMPT)
dostepnym za pomocq aplikacji internetowej udostepnionej
przez OW NFZ, z czestotliwoscig zgodna z opisem programu
oraz na zakonczenie leczenia;

3) w przypadku terapii z wykorzystaniem substancji czynnej
onasemnogen abeparwowek przekazywanie za
posrednictwem  rejestru SMPT danych dotyczacych
wskaznikéw skutecznosci terapii:

a) przezycie (niewystapienie zgonu),

b) koniecznosci wykonania tracheostomii,

c) koniecznosci stalej wentylacji,

d) zaleznosci od wspomagania wentylacji,

e) osiagniecie kamieni milowych, dotyczacych etapéw
rozwojowych w zakresie funkcji motorycznych,

f) utrata uzyskanych uprzednio kamieni milowych,

g) wyniki testu zaburzen nerwowo-miesniowych (CHOP-
INTEND) w stosunku do wartos$ci przed podaniem leku,

h) wymaganie wspomagania zywienia innego niz zywienie
doustne.

Dodatkowo, Swiadczeniodawca zobowiazany jest do

gromadzenia dokumentacji w formie nagran wideo oraz
zdje¢ umozliwiajacych ocene skutecznosci terapii pacjenta.
Nagranie wideo powinno zosta¢ wykonane technika cyfrowa,
w jakosci HD (High Density) i obejmowac okres
wystarczajacy do oceny punktéw stuzacych do oceny braku
skuteczno$ci lub braku osiggniecia kamieni milowych.

Utrate uzyskanych kamieni milowych rozwoju ruchowego,




b) ktérych stan neurologiczny w czasie terapii nusinersenem
ulegl pogorszeniu wedlug kryteriow wylaczenia z terapii
nusinersenem - punkt 2.3.4 programu lekowego B.102.FM;
lub

c) u ktérych wystepuja wielokrotne (dwa lub wiecej) objawy
niepozadane  naklucia  ledzZwiowego  wymagajace
interwencji medycznej;

3)w celu zapewnienia kontynuacji terapii do programu
lekowego kwalifikowani sa réwniez pacjenci uprzednio
leczeni rysdyplamem w ramach innego sposobu finansowania
terapii, pod warunkiem, Ze na dzien rozpoczecia terapii mieli
rozpoznanie rdzeniowego zaniku mie$ni 5q potwierdzone
badaniem genetycznym oraz jednocze$nie nie spehniali
kryteriéw wylaczenia z programu okreslonych w pkt. 3.3;

4) do leczenia rysdyplamem kwalifikuja sie pacjenci, ktérzy nie
byli leczeni z wykorzystaniem substancji czynnej
onasemnogen abeparwowek w ramach niniejszego programu
lekowego;

Kryterium 4 musi by¢ spelnione w kazdym przypadku.

W przypadku pacjentéw, ktérzy wczesniej otrzymali leczenie
onasemnogenem abeparwowekiem, nusinersenem lub
branaplamem w ramach badan klinicznych, programéw wczesnego
dostepu lub w ramach innego sposobu finansowania terapii, we
wniosku dotyczacym wiaczenia do programu lekowego konieczne
jest zaraportowanie tych terapii wraz z podaniem czasu ich trwania
oraz ich skutecznosci, czyli liczby punktéw w odpowiedniej skali
funkcjonalnej sprzed terapii i po jej zakoniczeniu.

Do programu wiacza sie, bez koniecznosci ponownej kwalifikacji,
w celu zapewnienia kontynuacji terapii:

nalezy udokumentowa¢ za pomoca nagran wideo
przeprowadzonych w chwili uzyskania danego kamienia
milowego oraz w momencie jego utraty z potwierdzeniem
tego faktu po 3 miesigcach.

Ponadto, Swiadczeniodawca zapewni dostep Zespolu
Koordynujacego ds. Leczenia Rdzeniowego Zaniku Mies$ni
do dokumentacji medycznej pacjentéw leczonych z
wykorzystaniem substancji czynnej onasemnogen
abeparwowek  objetych  programem  lekowym, w
szczegblnosci do zdje¢ lub nagran wideo dokumentujacych
badania wymagane do oceny skutecznos$ci lub oceny kamieni
milowych rozwoju motorycznego wymienionych w pkt 2.1.1.
monitorowania leczenia z wykorzystaniem substancji
czynnej onasemnogen abeparwowek.

4) przekazywanie informacji sprawozdawczo-rozliczeniowych
do NFZ: informacje przekazuje sie do NFZ w formie
papierowej lub w formie elektronicznej, zgodnie z
wymaganiami opublikowanymi przez NFZ.




1) pacjentki wylaczone z programu w zwiazku z ciazg, ktore w
momencie wylaczenia spelialy kryteria pozostania w
programie.

2) pacjentow, ktorzy z powodu okolicznosci niezwigzanych z
brakiem skutecznosci leczenia (np. uraz, zabieg operacyjny)
spehili kryterium wylaczenia z programu, a jednoczesnie po
ustaniu tych okolicznosci wykazuja poprawe.

Zesp6l Koordynujacy ds. Leczenia Rdzeniowego Zaniku Miesni
wskaze wlasciwa punktacje wyjSciowa dla pacjenta w oparciu o
wniosek o kontynuacje terapii po przerwie w leczeniu zawierajacy:

1) opis dotychczasowych wynikéw leczenia, w tym daty
wlaczenia i zakonczenia terapii oraz daty ocen
funkcjonalnych i ocen w odpowiednich skalach,

2) opis okolicznosci, ktére moglyby sie przyczyni¢ do
ewentualnego pogorszenia stanu pacjenta.

3.2. Okreslenie czasu leczenia w programie

Leczenie powinno byé¢ stosowane tak dhigo jak osiagana jest
skuteczno$¢ kliniczna oraz nie wystapia kryteria wytaczenia.
bLaczny czas leczenia pacjenta rysdyplamem zalezy od decyzji
lekarza prowadzacego.

Po 6 miesiacach przeprowadza sie ocene skutecznosci leczenia.

Po ukonczeniu 18 r.z. nie ma koniecznoSci ponownej kwalifikacji
pacjenta do programu po przeniesieniu leczenia do osrodka dla
dorostych. Leczenie powinno by¢ kontynuowane w osrodku dla
dorostych tak dtugo jak osiagana jest skuteczno$¢ kliniczna oraz
nie wystapia kryteria wylaczenia.

3.3. Kryteria wylaczenia z programu

1) pogorszenie w, odpowiednio dobranej do wieku i typu SMA,




skali:

a) CHOP INTEND, HINE ponizej poziomu sprzed wiaczenia
do leczenia utrzymujace sie w dwéch kolejnych badaniach
realizowanych co 6 miesiecy

lub

b) HFMSE o wiecej niz 2 punkty ponizej poziomu sprzed
wlaczenia do terapii potwierdzone w dwéch kolejnych
badaniach realizowanych co 6 miesiecy;

2) wystapienie w trakcie trwania terapii ktéregokolwiek z

przeciwwskazan wymienionych w Charakterystyce Produktu
Leczniczego;

W takim przypadku po uzyskaniu zgody Zespotlu
Koordynujacego ds. Leczenia Rdzeniowego Zaniku Mie$ni
mozliwa jest zmiana leczenia na nusinersen.

3) cigza;

4) brak wspotpracy lub nieprzestrzeganie zalecen lekarskich ze

strony $wiadczeniobiorcy lub jego prawnych opiekunéw, w
szczeg6lnosci dotyczacych okresowych badan kontrolnych
oceniajacych skutecznosc¢ i bezpieczenstwo leczenia.




