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Coordinamento del Sistema Sanitario Regionale e per loro tramite
UOD Politica del farmaco e dispositivi
' - Alle Direzioni Sanitarie Aziendali

Ai Responsabili Dipartimenti farmaceutici ASL

Ai Responsabili Farmacie Ospedaliere

e, p.c. Al responsabile struttura operativa Sani.ARP

Allamministratore Delegato SORESA SPA

Oggetto: Determina Aifa 10 marzo 2021. Regime di rimborsabilita SSN del . medicinale
ZOLGENSMA (Onasenogene abeparvovec) per il trattamento della atrofia muscolare
spinale (SMA ) 5q in pazienti con peso fino a 13,5 kg.

L'’Agenzia ltaliana del Farmaco, con la Determina n. DG/277/2021 del 10 marzo 2021,
pubblicata nella G.U. n.62 del 13.03.2021, ha disposto il regime di rimborsabilita e prezzo della
specialita medicinale ZOLGENSMA (Onasenogene abeparvovec) per la seguente indicazione

terapeutica:

e Zolgensma e indicato per il trattamento dell'atrofia muscolare spinale (SMA) 5q in
pazienti con peso fino a 13,5 kg: diagnosi clinica di SMA di tipo 1 ed esordio nei primi sei
mesi di vita, oppure diagnosi genetica di SMA di tipo 1 (mutazione biallelica nel gene
SMN1 e fino a due copie del gene SMN2). '

Il medicinale ZOLGENSMA, 2x10%13 genomi vettorialimL soluzione per infusione, &
classificato ai fini della rimborsabilita in classe H; il medicinale & soggetto a prescrizione medica
~ limitativa, utilizzabile esclusivamente in ambiente ospedaliero o in struttura ad esso assimilabile.
(OSP)

Alla specialita medicinale ZOLGENSMA ¢é riconosciuta I'innovativitd , per dodici mesi

rinnovabili, previo parere della CTS di AIFA, fino ad un massimo di trentasei mesi, in relazione alla
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indicazione terapeutica rimborsata “trattamento dell'atrofia muscolare spinale (SMA) 5q in pazienti
con peso fino a 13,5 kg: diagnosi clinica di SMA di tipo 1 ed esordio nei primi sei mesi di vita, oppure
diagnosi genetica di SMA di tipo 1.

All'innovativita € associato:

- linserimento nel fondo farmaci innovativi non oncologici, ai sensi deII”art.‘1, comma 400, legge

n. 232/2016;

- linserimento nei prontuari terapeutici regionali, nei termini previsti dalla normativa vigente;
- linserimento nell'elenco farmaci innovativi ai sensi dell'art. 1, comma 400-406, legge n.

232/2016; _ ' :

Il medicinale ZOLGENSMA ¢ sottoposto a Registro di monitoraggio Aifa, gia attivo, con
valutazione di appropriatezza prescrittiva.

Modalita di pagamento condizionato (payment at result) alla consegna del farmaco e a dodici,
ventiquattro, trentasei, quarantotto mesi dalla somministrazione. Le condizioni negoziali si intendono
applicate anche ai pazienti trattati ai sensi della Legge 648/96. ‘ ‘

Ai fini delle prescrizioni a carico del Servizio Sanitario Nazionale, i centri utiIiZzatori dovranno
compilare la scheda raccolta datiinformatizzata di arruolamento che indica i pazienti eleggibili e la’
scheda di follow-up, applicando le condizioni negoziali secondo le indicazioni riportate sul sito Aifa,
allindirizzo https://servizionline. aifa.gov.it..

Ail fini della prescrizioné e abilitazione sulla piattaforma web Aifa Regiétri si individua il centro
A.O.R.N. SANTOBONO- PAUSILIPON- Ospedale SANTOBONO- reparto neurologia.
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