MONITORUL OFICIAL AL ROMANIEI, PARTEA I, Nr. 231 bis/21.111.2023

Cod formular specific: M09AX09 Anexa 8

FORMULAR PENTRU VERIFICAREA RESPECTARII CRITERIILOR DE ELIGIBILITATE
AFERENTE PROTOCOLULUI TERAPEUTIC DCI ONASEMNOGEN ABEPARVOVEC

- atrofie musculard spinald -

SECTIUNEA 1 -DATE GENERALE
L. UnItatea MEdiCala: ...

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

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

4.Nume $i Prenume PACIENL: ... ... i et

exe/cm: [ | [ [T IT]]]]

SFO/RC: [ | [ | [ | Jindata: | [ | [ | ] ] ]

6.S-a completat “Sectiunea II- date medicale” din Formularul specific cu codul: ......................
7.Tip evaluare: Dinitiere
8.incadrare medicament recomandat in Listi:

Dboala cronicd (sublista C sectiunea C1), cod G: D:D

|:|PNS (sublista C sectiunea C2), nr. PNS: D:l:lj, cod de diagnostic (varianta 999 coduri de
boald), dupa caz: |:|:|:|

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

9. DCIrecomandat: 1).................coeiiiiiiiniinnnn... DC (dupacaz) ......coovvvveviiiiiiiiiiinnnnn,

10.*Perioada de administrare a tratamentului:

dela: [ [ [ [ [ [ [ [ ]pmiilac[ [ T[] [T]]

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

12. Pacientul a semnat declaratia pe propria rispundere conform modelului previzut in Ordin:

[ JpA[ ]NU

*Nu se completeaza daca la “tip evaluare* este bifat “intrerupere”!
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SECTIUNEA II - DATE MEDICALE! Cod formular specific M094X09
INDICATII:

- pacienti cu atrofie musculard spinald (amiotrofie spinald, AMS) asociata cu mutatie bialelica la nivelul genei SMN1 din
cromozomul 5q si diagnostic clinic de AMS de tipul 1

sau

- pacienti cu AMS asociatd cu mutatie bialelicd la nivelul genei SMN1 din cromozomul 5q si maximum 3 copii ale genei SMN2.

I. OBIECTIVE:
a. Pacientii cu diagnostic clinic de AMS tip 1, asociat cu mutatie bialelica la nivelul genei SMNI
din cromozomul 5q:
1. imbunatatirea si/sau mentinerea functiei motorii,
2. ameliorarea functiei respiratorii (evitarea ventilatiei asistate permanente sau prelungirea
timpului pana la necesitatea ventilatiei asistate permanente) si
3. cresterea duratei de supravietuire si a calitatii vietii copilului.
b. Pacientii cu AMS asociatd cu mutatie bialelica la nivelul genei SMNI din cromozomul 5q si
maximum 3 copii ale genei SMN2:
1. realizarea/imbunatatirea achizitiilor motorii (sustinerea capului, pozitia sezanda fara sprijin si
mers independent),
2. evitarea suportului respirator permanent sau prelungirea timpului pana la ventilatie asistata
permanenta si
3. cresterea duratei de supravietuire si a calitatii vietii copilului.

II. CRITERII DE INCLUDERE iN TRATAMENT (indeplinite cumulativ):

A. Diagnostic clinic de AMS tip 1, asociat cu mutatie bialelici la nivelul genei SMNI din
cromozomul 5q

5.

Se considera eligibili pentru initierea tratamentului cu ONASEMNOGEN ABEPARVOVEC pacientii
care indeplinesc cumulativ urmdtoarele criterii:

. Greutatea corporald a pacientului in momentul administrarii intre 3 kg si 13,5 Kg si varsta < 2 ani (< 24

luni). DA NU

. Titru al anticorpilor antivirus adeno-asociat serotip 9 (AAV9) < 1:50 (efectuat cu cel mult 30 de zile

inainte de administrare).
DA NU

. Minimum 12 puncte pe scala CHOP-INTEND in momentul administrarii medicatiei.

DA NU
Efectuarea vaccindrii in conformitate cu schema obligatorie a Ministerului Sanatatii in momentul
administrarii medicatiei.

DA NU
“Pacientii eligibili trebuie si se incadreze intr-una dintre urmitoarele categorii (si sd indeplineasca

obligatoriu si celelalte criterii de includere):

a. Pacienti netratati anterior pentru aceleasi indicatii.
DA NU

1 Se incercuiesc criteriile care corespund situatiei clinico-biologice a pacientului la momentul completarii formularului
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b. Pacienti care au beneficiat de alte tratamente pentru AMS, pe care medicul curant a decis sa le
intrerupa din motive medicale (de ex.: raspuns terapeutic nesatisfacdtor, conform criteriilor
stabilite in protocoalele terapeutice aferente, reactii adverse, conditii anatomice dificile).

DA NU

6. Consimtdmant informat al apartinatorului/tutorelui legal cu privire la administrarea terapiei si
complianta la programul de administrare si, mai ales, de monitorizare pre- si post-tratament.
DA NU

B. Pacienti simptomatici sau asimptomatici cu AMS asociatd cu mutatie bialelica la nivelul genei
SMNI1 din cromozomul 5q si maximum 3 copii ale genei SMN2.
Se considera eligibili pentru initierea tratamentului cu ONASEMNOGEN ABEPARVOVEC pacientii care
indeplinesc cumulativ urmdtoarele criterii:
1. Greutatea corporald a pacientului in momentul administrarii intre 3 kg si 13,5 Kg si varsta < 2 ani
(< 24 luni).
DA NU
2. Titru al anticorpilor antivirus adeno-asociat serotip 9 (AAV9) < 1:50 (efectuat cu cel mult 30 de zile
inainte de administrare).

DA NU
3. Minimum 12 puncte pe scala CHOP-INTEND in momentul administrarii medicatiei.
DA NU

4. Efectuarea vaccindrii in conformitate cu schema obligatorie a Ministerului Sdnatdtii in momentul
administrarii medicatiei.
DA NU
5. "Pacientii eligibili trebuie si se incadreze intr-una dintre urmitoarele categorii (si si indeplineasca
obligatoriu si celelalte criterii de includere):
a. Pacienti netratati anterior pentru aceleasi indicatii.
DA NU
b. Pacienti care au beneficiat de alte tratamente pentru AMS, pe care medicul curant a decis sd le
intrerupa din motive medicale (de ex.: raspuns terapeutic nesatisfacator, conform criteriilor stabilite
in protocoalele terapeutice aferente, reactii adverse, conditii anatomice dificile).
DA NU
6. Consimtamant informat al apartinatorului/tutorelui legal cu privire la administrarea terapiei si
complianta la programul de administrare si, mai ales, de monitorizare pre- si post-tratament.
DA NU

NOTA": Argumentele documentate de cdtre medicul curant vor fi verificate si aprobate de cdtre Comisia de experti de la nivelul
Casei Nationale de Asigurdri de Sandtate de aprobare tratamente.

NOTA™: Pénd la aparitia consensurilor internationale care sd sustind necesitatea administrérii unui alt tratament in paralel,
pacientii tratati cu onasemnogen abeparvovec prin programul national nu vor putea continua cu alte tratamente aprobate
pentru aceeasi indicatie in cadrul programelor nationale de tratament.

III. CRITERII DE EXCLUDERE DIN TRATAMENT:

Nu se recomandd initierea tratamentului cu onasemnogen abeparvovec in oricare din urmitoarele
situatii:

1. Greutate corporald mai mica de 3 kg sau peste 13,5 kg sau varsta > 2ani (> 24 luni).

DA NU
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2. Titru de anticorpi anti AAV9 > 1:50*.
DA NU
3. Suport ventilator permanent sau necesitatea ventilatiei non-invazive pentru mai mult de 16 ore zilnic, in
perioada de 14 zile inainte de administrare.
DA NU
4. Infectii active.
DA NU
5. Alte afectiuni care, in opinia medicului curant sau a echipei terapeutice, contraindicd administrarea
terapiei. DA NU
6. Teste de laborator modificate, cu relevantd clinicd (TGO, TGP > 2x limita superioard normala (LSN);
bilirubina > 2.0 mg/dl; creatinina > 1.0 mg/dl; hemoglobina < 8g/dl sau > 18 g/dl; Leucocite >
20.000/mmc; trombocite < 50.000/mmc).
DA NU
7. Hipersensibilitate la substanta activa sau excipienti, alergie sau hipersensibilitate la Prednison.

DA NU

NOTA*: In cazul in care titrul de Ac anti AAV9 > 1:50, se repetd testul dupd doud sdptiamani.

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

II. A si B Criteriile de includere: 1+2+3+4+5+6 — DA

III. Criterii de excludere — NU la punctele 1-7

IV.CRITERII DE MONITORIZARE A EFICIENTEI TRATAMENTULUI:

1. Examen neurologic incluzand evaluarea pe scale functionale adecvate varstei si starii pacientului la
3,6,9, 12, 15, 18, 21, 24, 30, 36, 42, 48 de luni dupd administrarea medicatiei. Ulterior, in functie de
evolutie, la fiecare 6 luni.

2. Ineficienta tratamentului se considerd cand:
a.este necesara implementarea ventilatiei permanente la mai putin de 48 luni de la administrarea

medicamentului definita prin:

— Necesitatea ventilatiei invazive precedatd de traheostomd, mai mult de 16 ore pe zi, continuu,
minim 14 zile consecutiv (in afara unui episod acut respirator si excluzand ventilatia necesara
perioperator)

— Sau ventilatia mecanica permanenta.

b. pierderea achizitiilor motorii in 48 luni de la administrarea tratamentului (dupa scala OMS).
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c. esecul achizitiilor motorii pentru presimptomatici - copilul nu poate mentine statiunea in sezut
minimum 10 secunde dupa véarsta de 12 luni, cu reconfirmarea testului la 15 luni; copilul nu poate
mentine ortostatiunea mai mult de 10 secunde dupa varsta de 20 luni, cu reconfirmarea testului la 23

luni.

Subsemnatul, dr............cccoiiiiiiiiiie e eeeeees 4, TASpUNA de realitatea si

exactitatea completarii prezentului formular.

Data: [T T T T 1111 Semnaétura si parafa medicului curant

Originalul dosarului pacientului, impreuna cu toate documentele anexate (evaluiri clinice si buletine de
laborator sau imagistice, consimtimantul informat, declaratia pe propria raspundere a pacientului,
formularul specific, confirmarea inregistrarii formularului etc.), constituie documentul-sursa fatd de care,
se poate face auditarea/controlul datelor completate in formular.



