Cod formular specific: M09AX07

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

SECTIUNEA 1-DATE GENERALE
1. UnItatea MEdICala: ... oo o

2. CAS/nr. contract: ................ e

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

4.Nume §i Prenume PACIEIIL: ...... ...ttt e ettt e et e e e et

exe/cm: [ | [ TP P TI T T]]

SFO/RC: | | [ | [ | |imdata: [ | | [ | ] ]|

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: [ [ [ ]

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

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

9. DCIrecomandat: 1)......................oooiiiiiin.... DC (dupdcaz) .....coovvviviiiiiiiiiiiiie,

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

dela: [ [ [ [ [ [ [ [ |pdmatac[ [ [ ][ [T]]

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

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

[ JpA[ ]NU

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



SECTIUNEA II - DATE MEDICALE Cod formular specific M09AX07

A. ATROFIA MUSCULARA SPINALA (AMS) TIP I:

I. Obiective: 1. Imbunititirea functiei motorii
2. Mentinerea functiei motorii
3. imbuniititirea functiei respiratorii
II. Pentru includere in tratament, pacientii indeplinesc cumulativ criteriile de includere si
excludere, astfel:
1. Criteriile de includere: 1+2+3+4 DA
2. Criteriile de excludere: toate NU
II1. Pentru continuare: toate criteriile de continuare DA

IV. Pentru intrerupere: oricare criteriu de intrerupere DA

I. Criterii de includere 1n tratament:

1. Testarea genetica a demonstrat o mutatie (deletie) homozigota sau heterozigota compusa a genei 5q

SMN1 [ ] DA [LINU
2. Existenta a cel putin 2 copii ale genei SMN2 1 pa BN}
3. Pacienti cu AMS tip I b sau Ic [l DA [ INU
4. Consimtdmant informat [ DA [INU

II. Ciriterii de excludere din tratament:

1. Pacienti fara confirmare genetica a bolit AMS 1 pa LI NU
2. Pacienti cu mai putin de 2 copii SMN2 [ ] DA LINU
3. Pacienti cu AMS tip 0 [ pa LINu
4. Pacienti care necesitd ventilatie asistatd invaziva [] DA [ NU

permanentd (>16 h/zi de ventilatie continua in ultimele >21 zile,
in absenta unui episod acut reversibil sau traheostomiei) care
nu este urmarea unui episod acut

5. Situatii clinice care pot impiedica punctia lombara [1 DA L1NU
(spre exemplu, pacienti la care fuziunea vertebrala
impiedica accesul in spatiile intervertebrale) sau la care
pot aparea complicatii importante)

6. Istoric de afectiuni cerebrale sau medulare care ar putea L1 pA LI NU

interfera cu procedura punctiei lombare sau cu circulatia lichidului cefalorahidian.

II. Criterii de continuare a tratamentului:
1. Starea clinicd a pacientului permite administrarea in continuare a tratamentului

[1DA [ 1 NU



2. Efectele adverse ale nusinersen sau ale administrarii intratecale nu produc o deterioare a

calitatii vietii pacientului ] DA 1 NU

3. Riscurile induse de administrarea intratecala a nusinersen nu pun in pericol viata

pacientului Opa 0O Nu
4. Nu indeplineste niciun criteriu de intrerupere L DA [ NU

III. Criterii de intrerupere a tratamentului:

1. Inainte de administrarea celei de a VI-a doze (la 10 luni de la initierea tratamentului) sau,
ulterior, la evaluarea clinica apare o scadere semnificativa a functiei motorii (masurata cu
Scala Hammersmith - HINE sectiunea 2) sau respiratorie (masurata prin schimbari in
suportul ventilator), asa cum sunt definite in normele din protocolul terapeutic

[JDA []JNU

2. La 18 luni de la initierea tratamentului (a VIII-a doza de nusinersen) nu s-a Inregistrat nici o
imbunatatire a functiei motorii (pe scala HINE), conform cu normele din protocolul
terapeutic

[1 DA LINU

3. La 18 luni de la initierea tratamentului (a VIII-a doza de nusinersen) sau ulterior, la
evaludrile de la fiecare 4 luni, s-au inregistrat 2 scaderi consecutive ale functiei motorii a
pacientului fata de evaluarile anterioare, conform cu normele din protocolul terapeutic

[IDA [1NU
4. Pacientul prezinta efecte adverse severe asociate cu administrarea nusinersen
[IDA []NU

5. Datorita starii clinice, riscurile induse de administrarea intratecala a nusinersen pun in
pericol viata pacientului

[IpA CINU
6. Efectele adverse ale nusinersen sau ale administrarii intratecale produc o deterioare a
calitatii vietii pacientului

Lpa L NU

7. Lipsa compliantei la tratament prin neprezentarea la administrarea tratamentului in zilele
programate, cu o intarziere de mai mult de 7 zile pentru primele trei administrari si mai
mult de 14 zile incepand cu a 4-a administrare

[ IDA [ NU
8. Pacientul sau reprezentantul sdu legal (in cazul minorilor) nu mai doreste administrarea
tratamentului si Isi retrage consimtdmantul

1 pA LINU



B. ATROFIA MUSCULARA SPINALA (AMS) TIP tip II sau III:

I. Pentru includere: pacientii indeplinesc cumulativ criteriile de includere si excludere astfel:
1. Criteriile de includere: 1+2+3+4+5 DA sau 5+6 DA
2. Criteriile de excludere: toate NU

II. Pentru continuare: toate criteriile de continuare DA.

I11. Pentru intrerupere: oricare criteriu de intrerupere DA.

I. Criterii de includere in tratament:

1. Testarea geneticd a demonstrat o deletie homozigota sau heterozigota compusa a genei
5q SMNI1
[1pa [CINU
2. Existenta a cel putin 2 copii a genei SMN2
[1 DA [ NU
3. Pacienti simptomatici cu diagnostic de AMS tip II sau 111
[IpA [ NU
4. Scor < 54 puncte la masurarea functiei motorii cu ajutorul Scalei Hammersmith
Functional Motor Scale — Expanded (HFMSE):
LIpa OnNu
SAU
Scorul HFMSE este >54 puncte, dar in urma monitorizarii clinice se constatd o scadere
cu > 3 puncte:
[IpA [LINU
5. Consimtamant informat

[JDA [JNU

6. Pacienti care au primit tratament cu nusinersen, insa s-a decis intreruperea acestuia, iar
la 8 luni de la oprirea tratamentului se constata o pierdere de > 3 puncte pe scala
HFMSE:

[1pA LINU

Criterii de excludere din tratament:

1. Pacienti care necesitd ventilatie asistata invaziva permanenta (>16 h/zi de ventilatie
continud in ultimele >21 zile, in absenta unui episod acut reversibil sau traheostomiei)
care nu este urmarea unui episod acut:

[JDA [J]NU



2. Situatii clinice care pot impiedica punctia lombara (spre exemplu, pacienti la care
fuziunea vertebrald impiedicd accesul in spatiile intervertebrale) sau la care pot aparea
complicatii importante

[0bpAa [JNU

3. Istoric de afectiuni cerebrale sau medulare care ar putea interfera cu procedura punctiei

lombare sau cu circulatia lichidului cefalo-rahidian
[IpA [INU

4. Pacienti cu boala in stadii foarte avansate, cu scor > 47 pe scala functionald Egen
Klassification versiunea 2 (EK2), care nu au beneficiu clinic si nu ar putea fi stabilizati
cu ajutorul tratamentului (pacienti cu activitate functionald minima care necesita
asistentd pentru toate activitatile vietii cotidiene, cu traheostomie, etc.), cu afectare
clinica ireversibild, la care nu exista posibilitatea obtinerii unui beneficiu clinic relevant
si nu se considera cd ar putea fi stabilizati cu ajutorul tratamentului

[J bpA [ NU
II. Criterii de continuare a tratamentului:

1. Starea clinicd a pacientului permite administrarea in continuare a tratamentului
[0 pA [ NU
2. Efectele adverse ale nusinersen sau ale administrarii intratecale nu produc o deterioare a
calitatii vietii pacientului
[] DA [] NU
3. Riscurile induse de administrarea intratecala a nusinersen nu pun in pericol viata
pacientului
[1] DA []NU
4. Nu indeplineste niciun criteriu de intrerupere
[0 DA [ NU

IIL. Criterii de intrerupere a tratamentului:

1. Dupa 2 ani de la initierea tratamentului:
a. La pacientii care au capacitatea de a merge nu se produce o imbunatatire de >3
puncte pe scala HFMSE si nu apare o crestere a distantei parcurse la testul mersului
6 minute cu > 30 metri
0 pa 0ONu
b. La pacientii care nu au capacitatea de a merge, nu se produce o imbunatatire de >3
puncte pe scala HFMSE si nu apare o crestere cu >2 puncte pe scala membrelor
superioare (Upper Limb Module Test -RULM)
[1DA [ NU



2. La 36 luni de la inceperea tratamentului se constata o deteriorare fatd de progresul
functional obtinut la 2 ani
LOpa [OwNu
3. 1In cazul deteriorarii importante a functiei respiratorii, daci este necesara instituirea
ventilatiei asistate permanente (>16 h/zi ventilatie continud in absenta unui episod acut
reversibil sau traheostomia), fard existenta unei cauze acute
[ ] DA [ ] NU
4. Pacientul prezinta efecte adverse severe asociate cu administrarea nusinersen
[ODA  [INU
5. Datorita starii clinice, riscurile induse de administrarea intratecala a nusinersen pun in
pericol viata pacientului
[1] DA []NU
6. Efectele adverse ale nusinersen sau ale administrarii intratecale produc o deterioare a
calitatii vietii pacientului
] DA ] NU
7. Lipsa compliantei la tratament prin neprezentarea la administrarea tratamentului in
zilele programate, cu o intarziere de mai mult de 7 zile pentru primele trei administrari

si mai mult de 14 zile incepand cu a 4-a administrare
[0 bA [INU

8. Pacientul sau reprezentantul sdu legal (in cazul minorilor) nu mai doreste administrarea

tratamentului si 1si retrage consimtdmantul

[JDA [JNU

Subsemnatul, dr...............cooiiie e eeeneee ., TaSpUNd de realitatea i

exactitatea completarii prezentului formular.

Data: [TT 1T T11] Semnatura si parafa medicului curant

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



