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EVRYSDI (RISDIPLAM)

Tratamento da atrofia muscular espinhal (AME) 5q, em doentes com idade inferior a 2 meses de idade

com o diagndstico clinico de AME do Tipo 1, Tipo 2 ou Tipo 3 ou com uma a quatro copias SMN2

Avaliacdo do financiamento ao abrigo do Decreto-Lei n.2 97/2015, de 1 de junho, na sua redacdo

atual.
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Evrysdi (risdiplam)

DATA DA DECISAO DE DEFERIMENTO: 12/12/2024

CARACTERISTICAS DO MEDICAMENTO:

DCI (denominagdo comum internacional): Risdiplam

Nome do medicamento: Evrysdi

Apresentagdo(des): 1 Unidade, P6 para solugdo oral, 60 mg, n? registo 5813514

Titular da AIM: Roche Registration GmbH

SUMARIO DA AVALIACAO

INDICACAO TERAPEUTICA FINANCIADA: Tratamento da atrofia muscular espinhal (AME) 5g, em
doentes com idade inferior a 2 meses de idade com o diagndstico clinico de AME do Tipo 1, Tipo 2 ou

Tipo 3 ou com uma a quatro copias SMN2.

RESUMO DA AVALIACAO FARMACOTERAPEUTICA:

O medicamento Evrysdi (risdiplam) foi sujeito a avaliacdo para efeitos de financiamento publico para
tratamento da atrofia muscular espinhal (AME) 5g, em doentes com idade inferior a 2 meses de idade

com o diagndstico clinico de AME do Tipo 1, Tipo 2 ou Tipo 3 ou com uma a quatro cépias SMIN2.

Face as alternativas disponiveis, nusinersen e onasemnogene abeparvovec, risdiplam ndo demonstrou

beneficio adicional. Contudo, recomenda-se o seu financiamento, pela utilidade do farmaco.

RESUMO DA AVALIACAO ECONOMICA:

De acordo com as conclusGes farmacoterapéutica e farmacoeconémica, e do impacto orgamental,
depois de negociadas condicdes para utilizacdo pelos hospitais e entidades do SNS, tendo em atencao
as caracteristicas especificas do medicamento e da doenca em causa, admite-se a utilizacdo do

medicamento em meio hospitalar.
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Evrysdi (risdiplam)

1. Valor terapéutico acrescentado

Foi avaliado o beneficio adicional de risdiplam no tratamento da atrofia muscular espinhal (AME) 5q,
em doentes com idade inferior a 2 meses, com o diagndstico clinico de AME do Tipo 1, Tipo 2 ou Tipo 3

ou com uma a quatro copias SMN2.

Concluiu-se que ndo foi demonstrado beneficio adicional de risdiplam em relacdo a nusinersen ou
onasemnogene abeparvovec, as alternativas atualmente disponiveis. Contudo, considerando a utilidade
do farmaco, recomenda-se o seu financiamento, ao abrigo do art. 25.2, n.2 9, alinea a) do Decreto-Lei

n.2 97/2015, de 1 de junho, na sua redacdo atual.
Esta conclusdo baseou-se nos seguintes factos:

Na populacdo com atrofia muscular espinhal (AME) 5qg, em doentes com idade igual ou superior a 2
meses, com o diagndstico clinico de AME do Tipo 1, Tipo 2 ou Tipo 3 ou com uma a quatro copias SMN2
foi considerado que o conjunto da evidéncia era insuficiente para demonstrar valor terapéutico
acrescentado de risdiplam, em comparagcdo com onasemnogene abeparvovec ou nusinersen, mas que
era suficiente para mostrar a utilidade do farmaco, pelo que se recomendava o seu financiamento, ao

abrigo do art. 25.2, n.2 9, alinea a) do Decreto-Lei n.2 97/2015, de 1 de junho, na sua redacdo atual.

Em termos gerais, ndo existe nenhum motivo para se concluir de forma diferente em relacdo a

populacdo com menos de 2 meses de idade.

Embora o estudo RAINBOWFISH (BN40703) tenha incluido apenas doentes assintomaticos, considera-
se que ndo existem motivos para pensar que o beneficio do tratamento com risdiplam na subpopulacdo
de doentes com menos de 2 anos sintomaticos, possa ser diferente do observado na subpopulagdo de

doentes com menos de 2 anos assintomaticos.

3

M-DATS-020/4




Evrysdi (risdiplam)

2. Avaliacao econdmica

Trata-se de uma extensdo de indicacdo terapéutica para o tratamento da atrofia muscular espinhal que

abrange os doentes com idades inferiores a 2 meses.

A avaliacdo econdmica considerou uma avaliacdo do impacto orcamental para o SNS.

3. Conclusoes

Foi avaliado o beneficio adicional de risdiplam no tratamento da atrofia muscular espinhal (AME) 5q,
em doentes com idade inferior a 2 meses, com o diagndstico clinico de AME do Tipo 1, Tipo 2 ou Tipo 3

ou com uma a quatro copias SMN2.

De acordo com os resultados da avaliagcdo farmacoterapéutica e da avaliagdo econdmica, e apds andlise
do impacto orcamental para o SNS, tendo em atencdo as caracteristicas especificas do medicamento e

da doenga em causa, admite-se a utilizacdo do medicamento em meio hospitalar.

A utilizacdo do medicamento pelos hospitais do SNS 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.2 97/2015, de

1 de junho, na sua redacdo atual.
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