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RESPUESTA:

En relacion con la pregunta formulada, se sefiala que el protocolo farmacoclinico fue
una condicion de la Comision Interministerial de Precios para la financiacion del medicamento
interesado, y permite disponer de manera consensuada con las Comunidades Autonomas
competentes en la gestion de la prestacion farmaceéutica, de unos criterios de inicio,
seguimiento y discontinuacion homogéneos para todo el Sistema Nacional de Salud (SNS),
estableciendo los pacientes candidatos al tratamiento y el seguimiento del mismo.

El registro de efectividad, centralizado en el Ministerio de Sanidad, Servicios Sociales
e lgualdad, permitira recoger las variables de seguimiento del tratamiento, consensuadas con
los profesionales, lo cual permitird un mejor conocimiento de los resultados en salud que
ofrece esta nueva alternativa terapéutica.

Este modelo no serd utilizado de manera generalizada, sino que se determinard su
aplicacion caso a caso en funcidn de las caracteristicas técnicas y econdémicas, asi como del
nivel de evidencia del que disponga el medicamento en cuestion en el momento del estudio de
financiacion.

La atrofia muscular espinal (AME) se clasifica clinicamente en cuatro grandes grupos,
en funcion de la gravedad de los sintomas, la edad de aparicion y la evolucion. Los pacientes
pertenecientes a los Tipos IB, IC, Il y Ill, son los que han sido incluidos en el desarrollo
clinico. Los ensayos clinicos no han incluido pacientes de la forma adulta (AME tipo V) ni
tampoco pacientes de la forma congénita (AME tipo 1A) por lo que se desconoce cual seria el
beneficio neto del tratamiento en esta poblacion.

Por lo anterior, la Comisidn acuerda financiar este medicamento para el tratamiento de
los pacientes pertenecientes a los tipos IB, IC, Il y Ill. Para su financiacion, ademas, se ha
negociado un techo de gasto que permite establecer con claridad el impacto presupuestario de
la inclusion en la prestacion farmacéutica del medicamento en pro de garantizar la
sostenibilidad del Sistema Nacional de Salud.

Por ultimo, se informa que el precio oficial es de 70.000 euros por envase.
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