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SPOLECNE STANOVISKO VZP CR A SPOLECNOSTI
DETSKE NEUROLOGIE CESKE LEKARSKE SPOLECNOSTI
JANA EVANGELISTY PURKYNE (SDN CLS JEP)

DOPORUCENE PODMINKY POUZITI LECIVYCH PRIPRAVKU

S OBSAHEM UCINNE LATKY NUSINERSEN V PEDIATRICKE
POPULACI A SIiT INDIKUJiCICH SPECIALIZOVANYCH
CENTER

KOMISE PRO NEHRAZENE LP

USTREDI VZP CR
5.12.2019

PREAMBULE

Zastupei Vieobecné zdravotni pojistovny Ceské republiky (dale jen ,,VZP CR*) a zastupci
Spoletnost détské neurologie Ceské lékatské spoletnosti Jana Evangelisty Purkyné (dale také
jen ,.SDN CLS JEP*) se shoduji na medicinské potiebé zajisténi moderni 1é¢by détskych
pacientu se spinalni svalovou atrofii (dale také jen ,,.SMA™).

SPOLECNE STANOVISKO

Za ucelem potieby uptfesnéni odbornych doporuceni pro pouZiti 1é¢ivych pfipravki (dale jen
,LP*) s obsahem u¢inné latky NUSINERSEN u détskych pacientt se spinalni svalovou atrofii
formuluji VZP CR a SDN CLS JEP toto SPOLECNE STANOVISKO — DOPORUCENE
PODMINKY POUZITI LECIVYCH PRIPRAVKU S OBSAHEM UCINNE LATKY
NUSINERSEN ~ V  PEDIATRICKE POPULACI A  SIT  INDIKUJICICH
SPECIALIZOVANYCH CENTER.

DOPORUCENE PODMINKY POUZITI

LP sobsahem uc¢inné latky NUSINERSEN (ATC skupina M09AX07; LP Spinraza) jsou
indikovany pacientim do dovrseni 19 let véku (18 let + 364 dni) v souladu s niZze uvedenymi
doporué¢enymi podminkami pouziti.
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Indikaéni Kritéria 1écby Nusineresenem ktera jsou spoleéna pro viechny typy SMA:

Geneticky potvrzena diagnoza 5qSMA (homozygotni delece ¢i heterozygotni delece a
mutace v genu SMN1).

Stanoveni poc¢tu kopii SMN2 genu — pritkaz minimalng 2 kopie.

Zahajeni 1é¢by u viech symptomatickych détskych pacienti bez rozdilu véku i typu
SMA - SMA typ I, 11, III.

Klinické hodnoceni 1é¢by je nutné provadét pred nasazenim lécby, nasledné po 6
meésicich 1écby Skdlou CHOP INTEND, HFMSE a 6MWT - vybér $kaly dle tize obtizi
a veéku pacienta.

Ukonceni lé¢by pouze v ptripadech atypické rychlé progrese nemoci ¢&i v pripadé
nespolupracujici rodiny.

Indikacni kritéria 1é¢by Nusinersenem pro asymptomatické pacienty

Zahdjeni lé¢by u pacientt s geneticky potvrzenou vlohou pro 5q SMA s 2 ¢i 3 kopiemi
SMN2 genu

Klinické hodnoceni 1é¢by je nutné provadeét pred nasazenim lé¢by, nasledné po 6
meésicich 1é¢by skdlou CHOP INTEND, HFMSE, RULM ¢i 6MWT - vybér skaly dle
tize obtizi a véku pacienta.

Ukonceni 1é¢by pouze v piipadech atypické rychlé progrese nemoci ¢i v pfipadé
nespolupracujici rodiny.

Vylucujici kritéria 1é¢by Nusinersen ktera plati pro v§echny typy SMA:

Nemoznost provedeni lumbalni punkce.
Symptomaticka lécba. kterd neodpovida mezinarodnim standardim péce.
Nespolupracujici rodina pacienta — vzdy zvazovano individudlné oSetiujicim Iékatem.

Jiné zdvazné interni onemocnéni nesouvisejici se zakladni diagnézou — vzdy
zvazovano individualné oSetfujicim Iékafem.

PREDPOKLADANY POCET PACIENTU

Na zakladé v soucasné dobé dostupnych tdaju je pfedpokladany pocet pediatrickych pacienti
indikovanych k 1écbé LP s obsahem ucinné latky NUSINERSEN cca 48 za VZP CR.
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DOPORUCENY OKRUH POSKYTOVATELU ZDRAVOTNICH SLUZEB

Neuromuskularni centra pro détské pacienty nize uvedenych poskytovateli:

1) FN Motol,

2) FN Brno,

3) FN Ostrava,

4) Thomaverova nemocnice.

PREDPOKLADANY FINANCNI DOPAD
Pfedpokladany dopad hrazeni LP s obsahem ucinné latky NUSINERSEN u pediatrickych

pacientti (ATC skupina M09AX07; LP Spinraza) do rozpoctu VZP CR je odhadovan ve vysi
do 396 mil. K¢ za rok.

V Praze dne 5. 12 2019



