Cod formular specific: M09AX10 Anexa nr. 8

FORMULAR PENTRU VERIFICAREA RESPECTARII CRITERIILOR DE ELIGIBILITATE
AFERENTE PROTOCOLULUI TERAPEUTIC DCI RISDIPLAMUM

- atrofie musculard spinala —

SECTIUNEA 1-DATE GENERALE
1.UnItatea MediCala: . ... o

2. CAS/nr.contract: ................ Lo

3.Cod parafimedic: [ | [ [ [ | |

4.Nume $i Prenume PACIEIIT: ... ... oottt ettt et

exe/cm: [ | [ I[P T T T PT]]]

SFO/RC: [ | [ | | | |indata: | | | [ ] ] ]]]

6.S-a completat “Sectiunea II- date medicale* din Formularul specific cu codul: ......................
7.Tip evaluare: |:| initiere |:| continuare |:| intrerupere
8.Incadrare medicament recomandat in Listi:

|:|boala cronica (sublista C sectiunea C1), cod G: D:D

[ ]PNS (sublista C sectiunea C2), nr. PNS: [ [ | [ |, cod de diagnostic™ (varianta 999 coduri de
boald), dupd caz: | | [ |

|:|ICD10 (sublista A, B,C sectiunea C3, D, dupa caz), cod de diagnostic (varianta 999 coduri de
boala): |:|:|:|

9. DCI recomandat: 1).................cocoiviiiiiiinnnn... DC (dupacaz) ......ocovvvvviviiiiiiiiiiannnn,

10.*Perioada de administrare a tratamentului: |:| 3 luni |:| 6 luni |:| 12 luni,

dela: | | | [ | [ ] ]] HEEEEEEE

11. Data intreruperii tratamentului: | | | | | | | [ |

12. Pacientul a semnat declaratia pe propria raspundere conform modelului prevazut in Ordin:

[ ]pA[ |NU

*Nu se completeaza daca la “tip evaluare* este bifat “intrerupere”!



SECTIUNEA II - DATE MEDICALE! Cod formular specific MO9AX10

INDICATII: Risdiplam este indicat pentru tratamentul atrofiei musculare spinale 5q (atrofie musculara spinala /AMS) la
pacienti cu un diagnostic clinic, confirmat genetic, de AMS tip 1, tip 2 sau tip 3, sau doar genetic (presimptomatici) cu una
pana la patru copii ale genei SMN2.

I.
I. CRITERII DE INCLUDERE iN TRATAMENT

Se considera eligibili pentru initierea tratamentului cu risdiplam pacientii simptomatici (cu fenotip
clinic AMS tip 1, tip 2, tip 3) sau presimptomatici care indeplinesc cumulativ urmatoarele criterii:

1. confirmarea genetica a bolii prin prezenta unei mutatii (deletii) homozigote sau heterozigote

compusd a genei 5q SMN1 DA NU
2. existenta unui numar intre 1 si 4 copii ale genei SMN2 DA NU
3. existenta acordului informat al pacientului/reprezentantilor lui legali. DA NU

NOTA: Decizia de tratament trebuie sd se bazeze pe o evaluare individualizatd, realizati de un specialist cu experientd in
managementul pacientilor cu AMS, cu privire la beneficiile tratamentului pentru pacienti, in raport cu riscurile potentiale ale
tratamentului cu risdiplam. Evaluarea clinica initiala se va realiza in conditii de stare stabild a pacientului, fara afectiuni
intercurente, pentru a reflecta corect situatia functiei motorii §i respiratorii.

SAU UNUL DINTRE:

4. pacienti simptomatici/presimptomatici care au fost deja initiati pe tratamentul cu risdiplam in alte
centre si doresc sa il continue (de exemplu, in cadrul unor programe de acces precoce la tratament
sau programe de tratament de ultima instantd) DA NU

5. pacienti care au beneficiat de alte tratamente pentru AMS, pe care medicul curant a decis sa le
intrerupa din motive medicale, documentate (de ex.: rdspuns terapeutic nesatisfacator, reactii
adverse, conditii anatomice dificile). Pacientii care indeplinesc criteriile de initiere a tratamentului
cu risdiplam cu intreruperea celui cu nusinersen, din motive medicale, vor introduce tratamentul cu

risdiplam la ~ 4 luni de la ultima injectare cu nusinersen. DA NU

I1I. CRITERII DE EXCLUDERE DIN TRATAMENT
Pacienti cu AMS Tip 1, Tip 2, Tip 3
Nu se recomanda initierea tratamentului cu risdiplam in oricare din urmatoarele situatii:
1. pacienti cu mai mult de 4 copii ale genei SMN2 DA NU
2. pacienti care in momentul initierii necesitd ventilatie asistatd (invazivd sau noninvaziva)
permanentd (> 16 h/zi de ventilatie continud 1n ultimele > 21 zile sau traheostomie, care nu sunt
urmare a unui episod acut reversibil) si nu au fost initiati in cadrul unor programe de acces
precoce sau programe de tratament de ultima instanta DA NU

3. hipersensibilitate cunoscuta la substanta activa sau la oricare dintre excipienti DA NU

I'Se Incercuiesc criteriile care corespund situatiei clinico-biologice a pacientului la momentul completirii
formularului



4. pacienti care au primit terapie genicd sau care primesc tratament cu nusinersen care nu a fost

intrerupt din motive medicale DA NU

Se considera eligibili pentru initierea tratamentului cu risdiplam pacientii care indeplinesc
cumulativ criteriile de includere si excludere astfel:

I. Criteriile de includere: 1+2+3 DA sau 4 DA sau 5 DA

II. Criteriile de excludere — NU la punctele 1-4.

II1. CRITERII DE CONTINUARE A TRATAMENTULUI
1. Statusul bolii la data evaluarii demonstreaza beneficiul terapeutic DA NU
2. Starea clinica a pacientului permite continuarea tratamentului DA NU

3. Probele biologice permit continuarea tratamentului in conditii de sigurantd. DA NU

Pentru continuare: pacientii indeplinesc cumulativ toate criteriile de continuare: 1-3 DA
Nota: Monitorizarea tratamentului si criteriile de evaluare a eficacitatii terapeutice respecta precizarile

din protocolul terapeutic.

IV.CONTRAINDICATII

1. Hipersensibilitate la substanta activd sau la oricare dintre excipienti (lista excipientilor se

regaseste In rezumatul caracteristicilor produsului).

V. CRITERII DE INTRERUPERE A TRATAMENTULUI
A. Generale:
1. Pacientul prezintd efecte adverse severe asociate cu administrarea risdiplam DA NU
2. Lipsa compliantei la tratament prin nerespectarea regimului de administrare, intarzierea cu mai
mult de 30 zile la programarile de evaluare din centrele acreditate de management al patologiei AMS, cu
exceptia unor situatii care pot fi documentate DA NU
3. Pacientul sau reprezentantul sdu legal (in cazul minorilor) nu mai doreste administrarea

tratamentului si isi retrage consimtdmantul. DA NU

B. Specifice

» Pacienti cu AMS Tip 1
Se va lua in considerare intreruperea tratamentului daca la evaluarea clinica obiectiva efectuatd dupa 24
luni de tratament se constata ca apare o scadere semnificativa a functiei motorii (masurata cu Scala HINE
sectiunea 2) sau respiratorie (masurata prin schimbari n suportul ventilator).

1. Se considera semnificativa o scadere a functiei motorii sau pierderea unui punct la fiecare dintre

criteriile motorii din Scala HINE - sectiunea 2 (controlul capului, rasucire, sedere, mers tarat,



susfinere 1n picioare, mers), cu excepfia categoriei miscare de pedalare, la care se considerda
semnificativa pierderea a doud puncte DA NU

2. Se considera semnificativa o scadere a functiei respiratorii daca este necesara instituirea ventilatiei
asistate (invaziva sau noninvaziva) permanente (> 16 h/zi, > 21 de zile consecutive, ventilatie

continud sau traheostomie, in absenta unui episod acut reversibil). DA NU

» Pacienti cu AMS Tip 2 sau Tip 3
Se va lua 1n considerare Intreruperea tratamentului daca la evaluarea clinicad obiectiva efectuatd dupa 24
luni de tratament:
1) Se constatd o scadere de > 3 puncte pe scala Hammersmith Functional Motor Scale Expanded
for SMA (HFMSE).
e La pacientii care au capacitatea de a merge se va lua in considerare suplimentar daca apare o
scadere a distantei parcurse la testul mersului in 6 minute (6 MWT) de > 30 metri.
e La pacientii care nu au capacitatea de a merge, se va lua in considerare suplimentar, daca apare
o scadere cu > 2 puncte pe scala adresatd membrelor superioare (RULM).
Testarile cu cele doua scale aditionale se vor face concomitent cu HFMSE.
DA NU
2) In cazul deteriorarii importante a functiei respiratorii, dacd este necesard instituirea ventilatiei
asistate (invaziva sau noninvazivda) permanente (> 16 h/zi ventilatie, > 21 de zile consecutive
continud in absenta unui episod acut reversibil sau traheostomia), fara existenta unei cauze acute.

DA NU

Nota: Evaluarea pe baza scalelor mentionate se va face de catre medici/kinetoterapeuti cu experientd in utilizarea lor.

Pentru intrerupere: oricare criteriu de intrerupere DA.

Subsemnatul, dr.............cooiiiiiie e eeeeeeeenen L oTASpUN. de realitatea §iexactitatea

completarii prezentului formular.

Data: Semnétura si parafa medicului curant

Originalul dosarului pacientului, Tmpreuna cu toate documentele anexate (evaludri clinice si buletine de
laborator sau imagistice, consimtdmantul informat, declaratia pe propria raspundere a pacientului,
formularul specific, confirmarea inregistrarii formularului etc.), constituie documentul-sursa fata de care,

se poate face auditarea/controlul datelor completate in formular.



