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Stanovisko vyboru Neuromuskulirni sekce Ceské neurologické spole¢nosti CLS JEP
k 1é¢bé spinalni svalové atrofie nusinersenem (Spinraza) u dospélych pacienti.

Preparat nusinersen byl zaregistrovany Evropskou lékovou agenturou (EMA) ke dni 30.5.2017
pro 1é¢bu spinalni svalové atrofie (5q SMA).

Registraci preparatu schvalila EMA na zéklad¢ informaci z probé&hlych klinickych studii
ENDEAR, CHERISH a NURTURE. Tyto studie hodnotily efekt 1é¢by nusinersenem pouze u
déti s SMA I-11I ve véku 12 let a mladsim (studie ENDEAR pro SMA | — déti mladsi 8 mésicd,
studie CHERISH pro SMA Il a Il — déti 12 let a mladsi a studie NURTURE - novorozenci
mladsi nez 7 tydnu s rizikem rozvoje SMA).

V prubéhu r. 2018 zahdjily 1écbu dospélych pacientd nékteré zemé EU (napf. Italie, Némecko,
Francie). V soucasné dob& jsou k dispozici ojedinéla kazuisticka sdéleni v poétech < 20
pripadd. Spolehliva data v ramci mediciny zaloZzené na dikazech (EBM), ktera by potvrdila
efekt 16€by nusinersenem u dospélych SMA pacientt, stale k dispozici nejsou. Dosud nebyly
k dispozici ani spolehlivé informace o moznosti objektivizace efektu 1é¢by u dospélych
pacientii. V zemich, kde je 1é¢ba podavana u pacientti > 12 let, jsou pro tento ucel vyuzivany
vybrané klinimetrické nastroje (Skaly nebo skore - HSMSE, RULM, 6WT), uZivané v této
indikaci u pacienti mladSich veékovych skupin. Tento pfistup tak umozni zhodnoceni

vyuZitelnosti téchto dotaznikii u dospélych pacientt.

Vybor Neuromuskularni sekce CNS CLS JEP souhlasi s tim, aby 1é¢ba nusinersenem byla
SMA dospélym pacientim zabezpetena v neuromuskularnich centrech v CR tehdy, pokud
pacientovi bude schvalena thrada 1écby pfisluSnou zdravotni pojistovnou nebo bude predan
z détské casti neuromuskularniho centra k pokracovani 1é€by, a to na zakladé konsensuédlné
stanovenych kritérii pro indikaci a sledovani G¢innosti 1écby zaloZenych na poznatcich o

dosavadni 1écbé téchto pacientl v okolnich zemich.

V souvislosti se zajisténim podminek pro zvazovanou aplikaci této specifické 1é¢by upozornuje

vybor Neuromuskularni sekce CNS CLS JEP, Ze pievzeti dospélych SMA pacientt k 16¢bé
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nusinersenem vyzaduje nadstandardni diagnostické a 1é¢ebné postupy, které s sebou nesou
vyznamny nartst zdravotnické, oSetfovatelské a administrativni zatéze. I pies existujici sit
neuromuskularnich center v CR, konstituovanych na zakladé iniciativy Neuromuskularni sekce
CNS CLS JEP, a pies skuteénost, ze dvé z téchto center (FN Motol a FN Brno) byla zatazena
do celoevropské sité center pro vzacna onemocnéni (European Reference Networks for Rare
and Low Prevalence Complex Diseases), nebyla tato centra zatim ze strany MZ CR vyhlasena
jako centra vysoce specializované péte a ze strany platct péée v CR nebyly vytvoreny
odpovidajici personalni a materialni podminky pro poskytovani zminéné vysoce specializované

péce.

Stanovisko bylo schvaleno vyborem CNS CLS JEP dne 6.12.2019
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