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Direction de I’Evaluation Médicale,

Economique et de Santé Publique Monsieur Luke SOUBIELLE
Président
Familles SMA France
Association loi 1901
BP 600
78570 CHANTELOUP les VIGNES PDC

Saint-Denis, le
Lettre recommandée A/R N°: 1A 148 127 27697 2 3 AR st

N. Réf : DEMESP/ChB/SEM/AA/EG/18.0082

Objet : SPINRAZA - réponse a votre courrier du 17 mars 2018

Monsieur le Président,

Je vous remercie de votre courrier et de votre lettre ouverte a la HAS, datés du 17 mars 2018, dans
lesquels vous faites part de vos commentaires et remarques faisant suite a I'avis de la commission de la
Transparence du 31 janvier 2018 sur la spécialité SPINRAZA dans le traitement de 'amyotrophie spinale
5q (SMA) et a la contribution que vous nous avez apportée.

Le réle de la HAS dans le circuit du médicament consiste a I'évaluer périodiquement a partir d'études. Au
sein de la HAS, les avis sont pris par la commission de la Transparence. Celle-ci a pour mission de
donner un avis sur le bien-fondé de la prise en charge des médicaments par la sécurité sociale et/ou pour
leur utilisation & I'hépital aux ministres chargés de la Santé et de la Sécurité sociale. L'évaluation se fonde
notamment sur leur service médical rendu (SMR) qui prend en compte la gravité de la pathologie,
I'efficacité et les effets indésirables du médicament, et leur place dans la stratégie thérapeutique, ainsi
que sur l'amélioration du service médical rendu (ASMR) qu'ils sont susceptibles d'apporter par rapport
aux traitements déja disponibles.

L'évaluation des médicaments par la Commission s'appuie sur un ensemble d’informations qui
comprennent essentiellement les données disponibles, les contributions des associations de patients, les
contributions des experts.

L'avis de cette Commission, sur la base de ces informations, vise a définir si le médicament a un intérét
clinique pour chaque patient concerné et pour leur ensemble et si le médicament apporte cliniquement un
progrés par rapport aux modalités de prise en charge thérapeutique existantes. Ce faisant, elle se doit de
placer en avant les produits qui apportent cela mais aussi de ne pas le faire lorsque ce n’est pas le cas.

Dans le cas précis de SPINRAZA, la Commission a considéré que les formes |, Il et lll, telles que vous
les avez décrites dans votre contribution, justifiaient d’'une prise en charge par la solidarité nationale,
malgré I'extréme faiblesse des données chez les patients dont la maladie a débuté plus tardivement,
c'est-a-dire les patients ayant une forme de type lll. De ce fait la Commission recommande la mise a
disposition de SPINRAZA a tous ces patients.

Pour les patients ayant une maladie a début des plus tardifs (SMA de type V), en I'absence totale de
donnée et selon les recommandations des experts, elle n’a pas effectué cette recommandation positive.
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Nous rappelons que le laboratoire n'a pas formulé de demande de remboursement dans cette population.
Pour votre bonne information, a tout moment, la Commission est susceptible de réévaluer ce produit, y
compris chez des patients ayant une maladie a début des plus tardifs, sur la base de données que le
laboratoire pourra fournir. Dans tous les cas, la Commission a décidé de réévaluer ce médicament dans
un délai de 2 ans, ce qui signifie qu’elle reverra sa position dans ce délai.

Nos homologues européens ont effectué les mémes réserves, scientifiques et médicales, que les nétres.
Celles-ci peuvent en effet se traduire par des décisions différentes, conformes aux différents systémes de
santé propre a chaque pays d’Europe.

Concernant la population cible, elle se doit de correspondre a la population susceptible d’étre traitée par
le médicament dans le champ du remboursement proposé par la Commission, a savoir les patients ayant
une SMA de type |, Il et lll. Il est vrai que cette estimation a été difficile, liée a 'absence de coordination
nationale dans la collecte des informations sur les patients atteints de SMA. C'est pourquoi, la
Commission a décidé de revoir cette estimation dans un délai d’'un an, sur la base de données qui
pourront, dans l'intervalle, étre collectées afin d’étre au plus proche de la réalité.

Je vous prie de croire, Monsieur le Président, en I'expression de ma considération distinguée.

La Directrice,

Chantal BELORGEY
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