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1. DATE GENERALE 

 

1.1. DCI: ASFOTAZĂ ALFA 

1.2. 1. DC: Strensiq 40 mg/ml soluție injectabilă 

1.2.2. DC: Strensiq 100 mg/ml soluție injectabilă 

1.3. Cod ATC: A16AB13 

1.4. Data eliberării APP: 01.09.2015 

1.5. Deținătorul APP : Alexion Europe SAS  

1.6. Tip DCI: orfană 

1.7. Forma farmaceutică, concentrația, calea de administrare, mărimea ambalajului: 

Forma farmaceutică soluție injectabilă 

Concentraţie 40 mg/ml 100 mg/ml 

Calea de administrare subcutanat 

Mărimea ambalajului 

Cutie cu 12 flac. din sticlă x 0.45 ml sol. 
inj Cutie cu 12 flac. din sticlă x 0,8 ml sol. inj.  Cutie cu 12 flac. din sticlă x 1.0 ml sol. 
inj. Cutie cu 12 flac. din sticlă x 0,7 ml sol. 
Inj.  

1.8. Preț conform O.M.S. nr. 443/2022 acualizat, pentru Strensiq : 

 

Medicament 

Strensiq 40 
mg/ml (Cutie cu 

12 flac. din 
sticlă x 0.45 ml 

sol. Inj) 

Strensiq 40 
mg/ml (Cutie cu 

12 flac. din 
sticlă x 1.0 ml 

sol. inj.) 

Strensiq 40 
mg/ml (Cutie cu 

12 flac. din 
sticlă x 0,7 ml 

sol. Inj.) 

Strensiq 100 
mg/ml (Cutie 
cu 12 flac. din 
sticlă x 0,8 ml 

sol. inj.) 

Preţul cu amănuntul pe ambalaj  (lei) 45967,48  102063,24 71465,8 204056,7 

Preţul cu amănuntul pe unitatea 
terapeutică (lei) 

3830,62 8505,27 5955,48 17004,725 

 

1.9. Indicația terapeutică și doza de administrare conform RCP Strensiq (1): 

 

Indicaţie terapeutică Doza recomandată 
Durata medie a 

tratamentului 

Strensiq este indicat pentru 

tratamentul de substituție enzimatică 

pe termen lung, la pacienții cu 

hipofosfatazie cu debut în copilărie și 

adolescență, pentru tratamentul 

manifestărilor osoase ale bolii. 

Schema de dozaj recomandată este: asfotază alfa 2 

mg/kg greutate corporală administrată subcutanat 

de trei ori pe săptămână, sau 1 mg/kg greutate 

corporală administrat subcutanat, de șase ori pe 

săptămână. Doza maximă recomandată de asfotază 

alfa este de 6 mg/kg și săptămână. 

Tratament 

de substituţie 

enzimatică pe 

termen lung. 
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Grupe speciale de pacienți 

Pacienți adulți 

Farmacocinetica, farmacodinamica și siguranța asfotazei alfa au fost studiate la pacienți cu hipofosfatemie cu vârsta > 18 ani. Nu este 

necesară ajustarea dozei la pacienții adulți cu hipofosfatemie cu debut în copilărie. 

Vârstnici 

Siguranța și eficacitatea administrării asfotazei alfa la pacienții vârstnici nu au fost stabilite și nu se pot efectua recomandări privind o 

schemă de dozaj specifică pentru acești pacienți.  

Insuficiență renală 

Siguranța și eficacitatea administrării asfotazei alfa la pacienții cu insuficiență renală nu au fost evaluate și nu se pot efectua recomandări 

privind o schemă de dozaj specifică pentru acești pacienți. 

Insuficiență hepatică 

Siguranța și eficacitatea administrării asfotazei alfa la pacienții cu insuficiență hepatică nu au fost evaluate și nu se pot efectua 

recomandări privind o schemă de dozaj specifică pentru acești pacienți. 

 

2. GENERALITĂȚI CU PRIVIRE LA HIPOFOSFATAZIE (HPP)  

Hipofosfatazia este o boală genetică rară, severă și potenţial letală, provocată de o mutație/mutații cu pierderea 

funcţiei la nivelul genei care codifică fosfataza alcalină fără specificitate tisulară. Activitatea redusă a genei fosfatazei 

alcaline nespecifice din țesut duce la acumularea substraturilor sale, în principal pirofosfat anorganic și piridoxal-5'-

fosfat, aberații metabolice care explică în mare măsură caracteristicile musculo-scheletice și sistemice ale bolii. Peste 

400 mutațiile, sunt raportate până în prezent, transmise fie prin modul autozomal dominant, fie prin modul recesiv. 

Hipofosfatazia este asociată cu manifestări osoase multiple, incluzând rahitism/osteomalacie, alterarea 

metabolismului calciului şi fosforului, tulburări ale creşterii şi mobilităţii, insuficienţă respiratorie care poate necesita 

ventilaţie şi convulsii care răspund la administrarea de vitamină B6. 

Conform poertalului ORPHA-net, date exacte privind prevalenţa şi incidenţa hipofosfataziei (HPP) nu sunt 

disponibile. În Europa de Nord şi de Vest, prevalenţa la naştere a formelor severe ale bolii (formele letale perinatale 

şi infantile) a fost estimată la 1/300 000. (2) 

Au fost descrise mai multe forme de HPP (3) :  

- HPP letal perinatal care implică o hipomineralizare semnificativă și duce la hipercalcemie și insuficiență 

respiratorie.  

- HPP benign prenatal care implică manifestări ale scheletului care se rezolvă încet pentru a deveni neletale. 

- HPP infantilă ce se caracterizează prin rahitism care se dezvoltă între naștere și vârsta de șase luni.  

- HPP din copilărie variază de la densitate minerală osoasă scăzută cu fracturi inexplicabile până la rahitism.  

- HPP adultului care implică pierderea precoce a dentiției adulte și fracturi de stres ale extremităților inferioare la 

vârsta mijlocie. În cea mai ușoară formă, adulții pot prezenta doar semne nespecifice, cum ar fi durerea musculo-

scheletică sau osteoporoza.  

- OdontoHPP include exfolierea prematură a dinților primari și/sau carii dentare severe. 



 
MINISTERUL SĂNĂTĂȚII 

AGENȚIA NAȚIONALĂ A MEDICAMENTULUI  
ȘI A DISPOZITIVELOR MEDICALE DIN ROMÂNIA 

Str. Av. Sănătescu nr. 48, Sector 1, 011478 București 
Tel: +4021-317.11.00 
Fax: +4021-316.34.97 

www.anm.ro 

 

 
 

- Pseudohipofosfatazie : constatările clinice, biochimice și radiologice sunt în concordanță cu hipofosfatazia, dar 

valorile fosfatazei alcalina serică sunt normale. 

Se știe că peste 400 de mutații diferite ale genei ALPL (1p36.12) provoacă hipofosfatazie. Gena codifică fosfataza 

alcalină, izoenzimă nespecifică de țesut (TNSALP) implicată în mineralizarea scheletului. 

Diagnosticul se bazează pe teste de laborator și teste genetice moleculare ale genei ALPL pentru a detecta 

mutațiile cauzale. Activitatea fosfatazei alcaline serice (AP) este semnificativ redusă, în timp ce fosfatul 5'piridoxal 

(PLP) din sânge și fosfoetanolamina urinară (PEA) sunt crescute, dar aceasta din urmă nu este patognomonică. 

Ecografia este utilizată în formele prenatale și perinatale. Examenele clinice și radiografiile ajută la stabilirea 

diagnosticului în formele infantil, copilărie și adult.  

În contextul prenatal, diagnosticul diferenţial include osteogeneza imperfectă, displazia campomelică, rahitismul 

hipofosfatemic şi acondrogeneza. Principalul diagnostic diferenţial în alte forme este osteogeneza imperfectă. 

Diagnosticul prenatal poate fi efectuat prin analiza mutațiilor după prelevarea de vilozități coriale.  

Diagnosticul poate fi dificil din cauza numărului mare de displazii scheletice cu caracteristici clinice suprapuse la 

copii şi osteoporoză la adulţi. Diagnosticul diferenţial depinde de vârsta la care este luat în considerare diagnosticul. 

Diagnosticul greşit poate duce la un management ineficient care poate exacerba consecinţele clinice ale HPP. 

Pacienţii care prezintă forme aparent mai puţin severe de HPP în copilărie (adică odontohipofosfatazie) pot fi 

nediagnosticaţi/diagnosticaţi greşit mulţi ani şi pot prezenta forme mai severe de boală mai târziu în viaţă. 

Conform literaturii de specialitate, întârzierea mediană a diagnosticului poate fi de 46 de ani de la prezentarea 

dentară iniţială şi de 27 de ani de la prima fractură/problemă majoră dentară adultă. Diagnosticarea precoce şi 

urmărirea adecvată a acestor pacienţi, începând de la prezentarea iniţială în copilărie şi continuând până la vârsta 

adultă, sunt importante, astfel încât alte simptome ale HPP să poată fi identificate şi tratate la prima prezentare, 

poate minimizând sarcina clinică. 

Durata medie de timp de la simptome până la diagnostic variază din cauza unui număr de factori, de exemplu 

severitatea prezentării bolii sau conştientizarea bolii în rândul furnizorilor de servicii medicale. Managementul 

ineficient la pacienţii cu HPP din cauza diagnosticului greşit poate include suplimente de calciu la pacienţii cu 

hipercalcemie şi nefrocalcinoză şi bifosfonaţi administraţi la adulţi, crescând riscul de fracturi femurale atipice, chiar 

dacă bifosfonaţii sunt contraindicaţi la pacienţii cu HPP Tratamentul simptomatic de susținere în formele copilăriei și 

adulte include medicamente antiinflamatoare nesteroidiene (copii), teriparatidă (adulți) și managementul ortopedic. 

Monitorizarea și îngrijirea dentară sunt esențiale. De la disponibilitatea sa, terapia de substituție enzimatică joacă un 

rol tot mai mare, în special în formele severe la copii.  

Datele privind epidemiologia hipofosfataziei (HPP) sunt limitate şi diferă probabil ca urmare a diferitelor expresii 

genotipice şi fenotipice, mortalitate ridicată la populaţiile perinatale şi infantile şi potenţialul de diagnosticare greşită 
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(4). Prin urmare, prevalenţa exactă a HPP este necunoscută şi depinde de formă, populaţie studiată şi diferitele 

metode utilizate pentru a determina prevalenţa. 

Un studiu de 10 ani din 20 de ţări europene a raportat o prevalenţă estimată a HPP de 0,33 la 100.000 (5). 

Pacienţii cu HPP cu debut în copilărie suferă de întârzieri de creştere şi dezvoltare, anomalii ale scheletului, 

fracturi, artralgii, mers întârziat, slăbiciune musculară, deformare a scheletului, craniosinostoză şi durere. La sugari, 

convulsiile, deformarea toracică asemănătoare rahitismului, insuficienţa respiratorie şi craniosinostoza sunt deosebit 

de frecvente, în timp ce rahitismul, mersul înclinat şi mersul întârziat apar adesea la copii, iar durerile musculo-

scheletice, fracturile şi durerile de cap recurente sunt frecvente la adulţii cu HPP (6) 

Forma perinatală este aproape întotdeauna fatală în câteva zile sau săptămâni. Complicațiile respiratorii duc la 

rate mari de mortalitate în forma infantilă. Speranța de viață nu este considerată a fi afectată în formele copilăriei și 

adulte sau în odontohipofosfatazia în mod similar, adulţii cu HPP cu debut pediatric necesită adesea dispozitive de 

asistenţă la vârsta adultă. Hipophosphatasia Impact Patient Survey (HIPS) a ilustrat că pacienţii adulţi cu HPP cu 

debut pediatric (n=84) au nevoie de obicei de scaune cu rotile (36%) şi cârje (32%), precum şi modificări aduse 

locuinţei, cum ar fi modificări la camera de bucătărie, baie, dormitor şi/sau intrări (8). O analiză retrospectivă a 

diagramei a 30 de adulţi cu debut pediatric a constatat că 37% au folosit o anumită formă de dispozitiv de asistenţă, 

dintre care cele mai frecvente erau bastoanele (17%) şi cadrele de mers (13%) (8). 

3. PREVEDERILE AGENȚIEI EUROPENE A MEDICAMENTULUI REFERITOARE LA STATUTUL DE MEDICAMENT ORFAN 

La 3 decembrie 2008, ASFOTAZA ALFA (Strensiq)-(fosfatază alcalină nespecifică de țesut uman recombinat - Fc - 

proteina de fuziune deca-aspartat) a primit statutul de medicament orfan pentru tratamentul de hipofosfataziei – 

(EU/ 3/08/594) în 03/12/2008. Ulterior, în septembrie 2010, sponsorizarea a fost transferată de la Rx Limited, 

Regatul Unit către Dr. Ulrich Granzer, Germania, iar în septembrie 2012 la Alexion Europe SAS, Franța. 

Fosfataza alcalină nespecifică recombinantă a țesutului uman - Fc - proteina de fuziune deca-aspartat, ASFOTAZA 

ALFA (STRENSIQ) a fost autorizată în UE din 28 august 2015 pentru terapia de substituție enzimatică pe termen lung 

la pacienții cu hipofosfatazie cu debut pediatric pentru tratarea manifestările osoase ale bolii. 

În baza informațiilor furnizate decătre sponsor și a datelor Comitetului pentru produse medicamentoase orfane 

(COM), la momentul desemnării, hipofosfatazia afecta mai puțin de 0,01 din 10.000 de persoane din Uniunea 

Europeană (UE), ceea ce reprezentă un număr total de pâna la 500 de persoane* care este sub pragul necesar pentru 

desemnarea statutului de afecțiune orfană (care este de 5 persoane din 10.000).  

La momentul depunerii cererii pentru desemnarea statutului de medicament orfan, nu existau metode 

satisfăcătoare autorizate pentru tratamentul hipofosfataziei. Tratamentele aveau ca scop ameliorarea simptomelor 

bolii, cum ar fi fixarea fracturilor în gips, controlul durerii și controlul nivelurilor de calciu din sânge. Pacienții au fost 

uneori supuși intervențiilor chirurgicale și au fost atent monitorizate masurile de igienă dentară(9). 
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4. LOCUL STRENSIQ ÎN STRATEGIA TERAPEUTICĂ PENTRU HIPOFOSFATAZIE (HPP) 

Enzima „fosfataza alcalină nespecifică a țesutului” (ALP) joacă un rol cheie în crearea și menținerea oaselor 

sănătoase și în gestionarea calciului și a fosfatului în organism. Pacienții cu hipofosfatazie nu pot produce suficient 

ALP de lucru, ceea ce duce la oase slabe.  

Asfotaza alfa, substanța activă din Strensiq, este o versiune a enzimei ALP umană și servește ca înlocuitor, 

crescând astfel nivelurile de ALP de lucru, este o proteină de fuziune umană recombinantă, fără specificitate tisulară-

Fc-deca-aspartat, exprimată într-o linie de celule ovariene de hamster chinezesc produsă prin inginerie genetică. 

Asfotaza alfa este o glicoproteină solubilă, alcătuită din două catene polipeptidice identice, fiecare cu o lungime de 

726 aminoacizi, care cuprinde (i) domeniul catalitic al fosfatazei alcaline umane fără specificitate tisulară, (ii) 

domeniul Fc al imunoglobulinei G1 umane şi (iii) domeniul peptidei deca-aspartat. 

În continuare sunr prezentate datele clinice pentru medicamentul Strensiq (1) 

Studiul ENB-006-09/ENB-008-10 a fost un studiu în regim deschis, randomizat. Au fost înrolaţi 13 pacienţi, 

dintre care 12 au finalizat studiul şi 1 a fost retras (încetare la un moment precoce din cadrul studiului din cauza unei 

intervenţii chirurgicale elective planificate anterior pentru scolioză). La finalizarea studiului, pacienţilor li se 

administrase tratament pe o perioadă cu durata mediană de 76 luni (6,3 ani) (între 1 şi 79 luni). Cinci pacienţi au 

prezentat simptome de hipofosfatazie înainte de vârsta de 6 luni, iar 8 pacienţi au prezentat hipofosfatazie după 

vârsta de 6 luni. Vârsta la includerea în studiu a fost cuprinsă între 6 şi 12 ani şi vârsta la finalizarea studiului a fost 

cuprinsă între 10 şi 18 ani, 9 pacienţi atingând o vârstă cuprins ă între 13 şi 17 ani pe parcursul studiului. 

Rezultate asupra aspectului imaginilor radiologice, biopsiei osoase şi asupra creşterii au arătat următoarele : 

     • Majoritatea pacienţilor cărora li s-a administrat asfotază alfa au trecut la scoruri de +2 şi +3 pe parcursul 

primelor 6 luni de expunere, iar această evoluţie a fost sus ţinută prin administrarea continuă a tratamentului. 

Controalele istorice nu au prezentat modificări în timp. 

     • în cazul a 10 pacienţi din setul per protocol (fiind excluşi acei pacienţi cărora li s -a administrat vitamina D pe 

cale orală între momentul iniţial şi săptămâna 24), care au fost supuşi unei biopsii transiliace înainte şi după ce li s-a 

administrat asfotază alfa : 

- Grosimea osteoidă medie (DS) a fost de 12,8(3,5) pm la momentul iniţial şi de 9,5(5,1) pm în s ăptămâna 24 

- Volumul osteoid mediu (DS)/volumul osos a fost de 11,8(5,9) % la momentul iniţial şi de 8,6(7,2) % în săptămâna 24 

- Defazajul mediu (DS) al mineralizării a fost de 93 (70) zile la momentul iniţial şi de 119 (225) zile în săptămâna 24 

    • Pentru perioada de observaţie a controalelor anterioare : 1/16 pacienţi a manifestat o recuperare evidentă 

în ceea ce priveşte creşterea în înălţime, 12/16 pacienţi nu au manifestat o recuperare evidentă în ceea ce priveşte 

creşterea în înălţime iar datele au fost neconcludente la 3/16 pacienţi. 
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Studiul ENB-002-08/ENB-003-08 a fost un studiu în regim deschis, nerandomizat, necontrolat. Au fost înrolaţi 

11 pacienţi în studiul iniţial şi 10 pacienţi au fost înscrişi în studiul de extensie, iar 9 pacienţi au finalizat studiul de 

extensie. La finalul studiului, pacienţii au avut o durată mediană de tratament de peste 79 luni (6,6 ani) (între 1 şi > 

84 luni). Debutul hipofosfataziei a avut loc înainte de 6 luni la toţi pacienţii. Vârsta la începerea tratamentului a fost 

cuprins ă între 0,5 şi 35 luni. 

Rezultate : 

•  7/11 pacienţi din setul complet de analiză au obţinut scoruri la impresia radiografică globală privind 

modificările de +2 în săptămâna 24, comparativ cu radiografiile efectuate la momentul iniţial. 

•  Ameliorarea severităţii rahitismului a fost menţinută timp de cel puţin 72 luni de tratament de urmărire 

(inclusiv cel puţin 84 luni la 4 pacienţi), aşa cum a fost măsurată utilizând scorul RGI- C. 

•  5/11 subiecţi au manifestat o recuperare evidentă în ceea ce priveşte creşterea în înălţime. în cadrul ultimei 

evaluări (n = 10, dintre care 9 au beneficiat de cel puţin 72 luni de tratament), îmbunătăţirile scorului Z median faţă 

de momentul iniţial au fost de 1,93 pentru înălţime şi 2,43 pentru greutate. 

•  Fluctuaţia în ceea ce priveşte creşterea în înălţime a fost evidentă şi poate reflecta o severitate mai mare a 

bolii şi o rată de morbiditate mai ridicată la aceşti pacienţi mai tineri. 

Studiul ENB-010-10 a fost un studiu controlat, în regim deschis, efectuat la 69 pacienţi cu vârsta cuprinsă între 1 

zi şi 72 luni, cu hipofosfatazie cu debut perinatal/infantil. Vârsta medie la debutul semnelor/simptomelor a fost de 

1,49 luni.  

• În săptămâna 48, 50/69 (72,5%) pacienţi din setul complet de analiză au atins scoruri ale impresiei 

radiografice globale privind modificările (Radiographic Global Impression of Change) > 2 şi au fost consideraţi 

respondenţi. Îmbunătăţirile scorului RGI-C median au fost menţinute pe parcursul tratamentului, a cărui durată a 

variat între 0,9 şi 302,3 săptămâni, chiar dacă mai puţini pacienţi au fost urmăriţi după săptămâna 96 (un număr 

total de 29 pacienţi au fost urmăriţi după săptămâna 96 şi <8 pacienţi după săptămâna 192). 

•  Un număr total de 24/69 (35%) pacienţi au prezentat o recuperare evidentă în ceea ce priveşte creşterea în 

înălţime şi 32/69 (46%) pacienţi au prezentat o recuperare evidentă în ceea ce priveşte creşterea în greutate, după 

cum o arată trecerea de-a lungul timpului la un procentaj mai ridicat pe graficele de creştere ale CDC. 40/69 pacienţi 

şi 32/69 pacienţi nu au prezentat o recuperare evidentă în ceea ce priveşte creşterea în înălţime şi, respectiv, în 

greutate. 4 pacienţi nu au avut suficiente date care să permită evaluarea iar în cazul unui pacient acest lucru nu s -a 

putut stabili cu certitudine. 

Studiul ENB-009-10 a fost un studiu în regim deschis, randomizat. Pacienţii au fost repartizaţi în mod aleatoriu la 

grupul de tratament pentru perioada de tratament principală. Au fost înrolaţi 19 pacienţi, dintre care 14 au finalizat 

studiul şi 5 au fost retraşi. La finalizarea studiului, pacienţilor li se administrase tratament pe o perioadă cu durata 

mediană de peste 60 luni (între 24 şi 68 luni). Debutul hipofosfataziei a avut loc înainte de 6 luni la 4 pacienţi, între 6 
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luni şi 17 ani la 14 pacienţi şi peste 18 ani la un pacient. Vârsta la includere a fost cuprins ă între 13 şi 66 ani şi vârsta 

la finalizarea studiului a fost cuprins ă între 17 şi 72 ani. Pacienţii adolescenţi (şi cel adult) din acest studiu nu au 

manifestat o creştere evidentă în înălţime. Pacienţii au fost supuşi unei biopsii osoase transiliace, fie ca parte a unui 

grup de control, fie înainte şi după expunerea la asfotază alfa : 

•  grupul de control, standardul de îngrijire (5 pacienţi evaluabili): defazajul mediu al mineralizării (DS) a fost 

de 226 (248) zile la intrarea în studiu şi de 304 (211) zile în săptămâna 24; 

•  grupul cu asfozată alfa 0,3 mg/kg şi zi (4 pacienţi evaluabili): defazajul mediu al mineralizării (DS) a fost de 

1236 (1468) zile la intrarea în studiu şi de 328 (200) zile în săptămâna 48; 

•  grupul cu asfozată alfa 0,5 mg/kg şi zi (5 pacienţi evaluabili): defazajul mediu al mineralizării (DS) a fost de 

257 (146) zile la intrarea în studiu şi de 130 (142) zile în săptămâna 48; 

După aproximativ 48 săptămâni, tuturor pacienţilor le-a fost ajustată doza la doza recomandată de 1,0 mg/kg 

şi zi. 

În cadrul studiilor ENB-002-08/ENB-003-08 (11 pacienţi) şi ENB-010-10 (69 pacienţi), ambele studii deschise, 

nerandomizate, necontrolate, la care au participat pacienţi cu vârsta cuprinsă între 0,1 şi 312 săptămâni la intrarea în 

studiu. 69 pacienţi au finalizat studiile şi 11 le-au întrerupt. Pacienţilor li s -a administrat un tratament cu durata 

mediană de 27,6 luni (interval cuprins între 1 zi şi 90 luni). 29 din 80 de pacienţi au necesitat suport ventilator la 

momentul iniţial : 

• 16 pacienţi au necesitat suport ventilator invaziv (intubare sau traheostomie) la intrarea în studiu (un pacient 

a necesitat o scurtă perioadă de ventilaţie neinvazivă la intrarea în studiu înainte de transfer). 

- 7 pacienţi au renunţat cu succes la suportul ventilator invaziv (durata de ventilare cuprins ă între 12 şi 168 

săptămâni); 4 pacienţi au renunţat la suportul ventilator şi 3 pacienţi au utilizat suport ventilator neinvaziv. Cinci din 

7 pacienţi au obţinut un scor RGI-C >2 ; 

- 5 pacienţi au continuat cu suportul ventilator invaziv, 4 dintre aceştia având un scor RGI-C <2; 

- 3 pacienţi au decedat în timp ce primeau suport ventilator ; 

- un pacient şi-a retras consimţământul ; 

• 13 pacienţi au necesitat suport ventilator neinvaziv la momentul iniţial. 

- 10 pacienţi au renunţat complet la suportul ventilator (durata de ventilaţie cuprinsă între 3 şi 216 

săptămâni). 9 din 10 pacienţi au obţinut un scor RGI-C >2, numai 1 având un scor RGI-C <2 ; 

- 2 pacienţi au necesitat suport ventilator invaziv şi 1 pacient a continuat suportul ventilator neinvaziv ; toţi cei 

3 pacienţi au decedat cu un scor RGI-C <2 ; 

Evoluţia naturală a pacienţilor cu hipofosfatazie cu debut în copilărie netratată sugerează o mortalitate 

ridicată în cazul în care este necesară ventilaţia. 
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 6. PRECIZARI DETM 

 Aplicarea criteriilor de evaluare prevăzute în anexa nr. 1, tabelul nr. 5 din OMS nr. 861/2014 cu modificările 

și completările ulterioare a fost solicitată de către reprezentantul DAPP în România, conform informațiilor furnizate 

în dosarul cu documentația Strensiq transmis pentru evaluare. 

Solicitantul nu a inclus în dosar niciunul dintre următoarele documente : 

a) autorizaţia de studii clinice şi raportul intermediar/final care dovedesc derularea pe teritoriul României a unui 

studiu clinic al medicamentului evaluat pe indicaţia depusă; 

b) evaluarea EUnetHTA pe indicaţia depusă ; 

c) autorizarea de folosire în tratamente de ultimă instanţă în România pentru medicamentul evaluat pentru 

indicaţia depusă; 

d) avizul de donaţie eliberat de ANMDMR şi dovada asigurării tratamentului cu medicamentul donat pentru o 

perioadă de minimum 12 luni, pentru indicaţia depusă, pentru o proporţie de minimum 50% din populaţia eligibilă 

pentru tratament, conform RCP. 

7. PUNCTAJ 

 

Criteriu de evaluare Nr. puncte 

1. Tratamentul, prevenirea sau diagnosticarea unor afecţiuni care nu afectează mai mult de 5 din 10.000 de 

persoane din UE sau care pun în pericol viaţa, sunt cronic debilitante sau reprezintă afecţiuni grave şi cronice ale 

organismului. În plus pentru aceste boli nu există nicio metodă satisfăcătoare de diagnosticare, prevenire sau 

tratament autorizată în UE sau, dacă această metodă există, medicamentul aduce un beneficiu semnificativ 

celor care suferă de această acţiune sau DCI-uri noi aprobate pentru medicamentele pentru terapie avansată 

 

 
70 

2. Solicitantul prezintă pentru medicamentul orfan sau pentru medicamentul pentru terapie avansată unul din 

următoarele documente:  

a) autorizaţia de studii clinice şi raportul intermediar/final care dovedesc derularea pe teritoriul României a unui 

studiu clinic al medicamentului evaluat pe indicaţia depusă; 

b) evaluarea EUnetHTA pe indicaţia depusă; 

c) autorizarea de folosire în tratamente de ultimă instanţă în România pentru medicamentul evaluat pentru 

indicaţia depusă; 

d) avizul de donaţie eliberat de ANMDMR şi dovada asigurării tratamentului cu medicamentul donat pentru o 

perioadă de minimum 12 luni, pentru indicaţia depusă, pentru o proporţie de minimum 50% din populaţia 

eligibilă pentru tratament, conform RCP. 

0 

TOTAL PUNCTAJ 70 
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8. CONCLUZIE 

 

        Conform O.M.S. 861/2014 cu modificările și completările ulterioare, medicamentul cu DCI ASFOTAZĂ ALFA 

pentru indicația: “tratamentul de substituție enzimatică pe termen lung, la pacienții cu hipofosfatazie cu debut în 

copilărie și adolescență, pentru tratamentul manifestărilor osoase ale bolii”, întrunește punctajul de admitere 

condiționat în Lista care cuprinde denumirile comune internaționale corespunzătoare medicamentelor de care 

beneficiază asigurații, cu sau fără contribuție personală, pe bază de prescripție medicală, în sistemul de asigurări 

sociale de sănătate SUBLISTA C, SECŢIUNEA C2, DCI-uri corespunzătoare medicamentelor de care beneficiază 

asiguraţii incluşi în programele naţionale de sănătate cu scop curativ în tratamentul ambulatoriu şi spitalicesc, P6: 

Programul naţional de diagnostic şi tratament pentru boli rare şi sepsis sever. 

Menționăm faptul că deținătorul autorizației de introducere pe piață, prin reprezentantul său din România, și-a 

exprimat intenţia de a se angaja într-un mecanism cost-volum pentru medicamentul DC Strensiq (DCI ASFOTAZĂ 

ALFA) 40 mg/ml, respectiv 100 mg/ml soluție injectabilă, în funcție de punctajul obținut în urma procesului de 

evaluare a tehnologiilor medicale. 

Totodată, având în vedere necesitatea efectuării testelor genetice (ce implică costuri corespunzătoare) pentru 

identificarea afecțiunii (datorate prevalenței generale scăzute în rândul populației), emitem recomandarea de 

decontare parțială/totală de către companie a testelor genetice la indicația medicului curant, pentru diagnosticarea 

hipofosfatazie.   

 

8. RECOMANDĂRI 

 

        Recomandăm elaborarea protocolului terapeutic pentru medicamentul cu DCI ASFOTAZĂ ALFA pentru indicația: 

“tratamentul de substituție enzimatică pe termen lung, la pacienții cu hipofosfatazie cu debut în copilărie și 

adolescență, pentru tratamentul manifestărilor osoase ale bolii” 
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