Stanowisko ekspertéw dotyczace dostepu do terapii genowej
onasemnogen abeparwowek dla pacjentéw z rdzeniowym
zanikiem mig$ni, zdiagnozowanych w ramach narodowego
programu przesiewu noworodkoéw

W trosce o zabezpieczenie dostepu naszych najmiodszych pacjentéw, noworodkow
z rozpoznaniem rdzeniowego zaniku miesni (SMA), zdiagnozowanych w ramach przesiewu,
przygotowaliSmy ponizsze stanowisko dotyczace dostepu do terapii genowej onasemnogen
abeparwowek, ktéra jest terapig z wyboru i podana jednorazowo pozwala pacjentowi z SMA na rozwéj
poréwnywalny do jego zdrowego rowiesnika. Niniejsze stanowisko odzwierciedla réwniez oczekiwania
rodzicow noworodkéw zdiagnozowanych w ramach przesiewu co do procesu leczenia i oferowanych
efektéw u pacjentow z SMA,

Z ogromng satysfakcja obserwujemy, jak program przesiewu noworodkéw w kierunku SMA z sukcesem
objat swoim zasiggiem obszar catego kraju. Dzigki temu mamy mozliwo$é rozpoznania choroby na bardzo
wczesnym etapie, w przypadku wigkszosci dzieci jeszcze przed wystapieniem objawéw choroby, a teraz
kluczowym jest zapewnienie dostgpu do terapii z wyboru dia tych pacjentéw. Terapia genowa
onasemnogen abeparwowek zostala oceniona przez Agencje Oceny Technologii Medycznych i
Ministra Zdrowia jako terapia wysoce innowacyjna, ktéra w znamienny sposéb zmienia rzeczywistosc
chorych i daje podstawy do objecia refundacija tego leczenia dla pacjentéw z SMA. Jednorazowe podanie
tej terapii,pozwala na brak koniecznosci czestych hospitalizacji i inwazyjnego leczenia dokanatowego,
Znacznie zmniejsza obcigzenie oddziatow neurologii dziecigce; .

Opublikowane ostatnio dane z badania klinicznego SPR1NT'? potwierdzaja, ze zdecydowana wiekszosé
dzieci z SMA leczonych przedobjawowo terapia genowg onasemnogene apeparwowek osigga
odpowiednie do wieku kamienie milowe rozwoju ruchowego, w tym siedzenie, stanie i chodzenie, a zadne
z nich nie wymaga wsparcia oddechowego ani zywieniowego -100% pacjentéw osiagneto zaktadane w
badaniu klinicznym punkty korficowe rozwoju ruchowego.

Decyzja o wyborze terapii powinna naleze¢ do lekarza prowadzacego w porozumieniu
z rodzicami, aby zapewni¢ pacjentowi spersonalizowane, optymalne leczenie. Z tego wzgledu uwazamy,
Ze dostep do terapii genowej powinien by¢ zapewniony, jako leczenie z wyboru u pacjentéow
zdiagnozowanych w programie przesiewowym w kierunku SMA.

Apeluiemy do Ministra Zdrowia: dziekujemy za przesiew w kierunku SMA | prosimy
0 zapewnienie dostgpu do terapii genowej dla pacjentéw zdiagnozowanych w jego ramach.
Jako eksperci chcemy uczestniczy¢é w tym procesie. Deklarujemy peing gotowo$é wspéipracy
z Ministerstwem Zdrowia w zakresie tworzenia standardow terapeutycznych odzwierciedlajacych aktualny
stan wiedzy w SMA.
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