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RELATORIO PUBLICO DE AVALIACAO PREVIA DO
MEDICAMENTO EM MEIO HOSPITALAR

DCI — Nusinersen

N.2 Registo Nome Comercial Apresentacao/Forma Farmacéutica/Dosagem Titular de AIM

Frasco para injetaveis com solugdo injetavel
5719661 Spinraza Biogen Idec, Ltd.
a 12 mg/5 ml

Data de autorizagao: 20/12/2018
Estatuto quanto a dispensa: Medicamento Sujeito a Receita Médica Restrita alinea a) do Artigo 1182 do Decreto-Lei n.°
176/2006, de 30 de agosto

Medicamento 6rfao: Sim |Z| Nao |:|
Classificagao Farmacoterapéutica: 2.13.2 - Medicamentos utilizados no tratamento sintomatico da doenga do neurdnio motor
Indicagoes terapéuticas constantes do RCM: Spinraza é indicado para o tratamento da Atrofia Muscular Espinhal 5q

Indicagdes terapéuticas para as quais foi solicitada avaliagao: todas as indicagdes aprovadas (vide secgao anterior).

Indicagoes terapéuticas para as quais esta avaliagdo é valida: Spinraza é indicado para o tratamento da Atrofia Muscular
Espinhal (SMA) 5q, nos doentes com SMA tipo |, Il e llI.

Nota 1: algumas informagdes respeitantes ao medicamento podem ser revistas periodicamente. Para informagéo atualizada, consultar Infomed.

Nota 2: os pregos foram comunicados aos Hospitais do Servigo Nacional de Saude.

1. CONCLUSOES DA AVALIACAO

O Spinraza (nusinersen) deu prova de beneficio adicional para o tratamento da Atrofia Muscular Espinhal 5q.

Na avaliagdo econdmica, os valores custo-efetividade incrementais associados a introducdo do medicamento
Spinraza no arsenal terapéutico, assim como os resultados do impacto orcamental, foram considerados
aceitdveis, depois de negociadas condig¢Ges para utilizagdo pelos hospitais e entidades do SNS, tendo em atengdo

as caracteristicas especificas do medicamento e da doenga em causa.

2. AVALIAGAO FARMACOTERAPEUTICA

O nusinersen é um 2’-O-metoxietil oligonucleotido antisense que estimula o gene
de sobrevivéncia do neurénio motor 2 (SMN2), aumentando os niveis da proteina
SMN. O gene SMN2 também codifica a proteina SMN, mas cuja producao de
proteina SMN funcional é apenas 5 a 10% da producdo do gene SMN1. Os
:ﬁ;f;:i?:as resultados obtidos nos ensaios clinicos efetuados no contexto do pedido de AIM
demonstram a existéncia de beneficios relacionados com o tratamento com
nusinersen, e atendendo a inexisténcia de alternativas especificas para Atrofia
Muscular Espinhal (SMA) aprovadas, pode-se considerar que o nusinersen vem

preencher uma lacuna terapéutica no tratamento da SMA.
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Para informagé&o adicional sobre o perfil farmacoldgico e farmacocinético, consultar
0 RCM disponivel no Infomed.

Comparador .
] Melhores cuidados de suporte
selecionado

Existe demonstracdo de que o nusinersen apresenta beneficio adicional major na
populacdo com SMA tipo I, e beneficio adicional ndo quantificavel nas populacdes
com SMA tipo Il e lll.

Esta concluséo baseia-se nos seguintes factos:

e Um estudo de fase 3, randomisado, em dupla ocultagéo, sham-controlled,
que incluiu 122 criangas com idade igual ou inferior a 7 meses, com atrofia
muscular espinhal, que foram aleatorizados, numa relagdo de 2:1, para

Valor terapéutico receberem nusinersen intratecal ou terapéutica sham (n=41), mostrou que
acrescentado 0 nusinersen aumentou a sobrevivéncia, reduziu a necessidade de
ventilagdo mecénica, e melhorou a fungao motora.

e Um estudo de fase 3, randomisado, em dupla ocultagéo, sham-controlled,
que incluiu 126 criangas com idades entre 0s 2 e 0s 12 anos, com atrofia
muscular espinhal, com inicio dos sintomas apds os 6 meses de idade, que
foram aleatorizados, numa relagdo de 2:1, para receberem nusinersen
intratecal ou terapéutica sham (n=42), mostrou que o nusinersen melhorou

a funcdo motora.
3. AVALIACAO ECONOMICA

Nusinersen vs. Melhores cuidados de suporte.

Termos de . A L .
i As medidas de consequéncias principais foram os anos de vida ganhos e anos de
comparacao
vida ajustados pela qualidade.
Tipo de analise Andlise de custo-efetividade e custo-utilidade
De acordo com as conclusbes famacoterapéutica e farmacoecondémica, e
atendendo aos resultados de custo efetividade incremental e do impacto
Vantagem orcamental, que foram considerados aceitaveis, depois de negociadas condi¢des
econémica para utilizacdo pelos hospitais e entidades do SNS, tendo em atencdo as

caracteristicas especificas dos medicamentos e da doenca em causa, admite-se a
utilizagdo do medicamento em meio hospitalar.

4. CONDICOES CONTRATUAIS

O acesso do medicamento ao mercado hospitalar foi objeto de um contrato entre o INFARMED, I.P. e o

representante do titular de AIM, ao abrigo do disposto no artigo 6.2 do Decreto-Lei n.? 97/2015, de 1 de
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junho, na sua redacao atual.

5. REFERENCIAS BIBLIOGRAFICAS

1. Resumo das caracteristicas do medicamento e seus comparadores
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