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1. DATE GENERALE

1.1. DCI: Vosoritidum
1.2.1. DC: Voxzogo 0,4 mg pulbere si solvent pentru solutie injectabila
1.2.2. DC: Voxzogo 0,56 mg pulbere si solvent pentru solutie injectabila

1.2.3. DC: Voxzogo 0,56 mg

1.3.Cod ATC: MO5BX07

1.4.Data eliberdrii APP: 26.08.2021

1.5. Detinatorul de APP: BioMarin International Limited, Irlanda
1.6. Tip DCI: orfana

1.7. Forma farmaceutica, concentratia, calea de administrare, marimea ambalajului

Concentratia

Calea de administrare

Marimea ambalajului

1.8.
data de 21.12.2022

0,4 mg
subcutanata

Cutie cu 10 flacoane x
0,4 mg pulbere + 10
seringi preumplute cu
solvent x 0,5 ml + 10 ace
+ 10

administrare.

seringi  de

Forma farmaceutica

0,56 mg

subcutanata

Cutie cu 10 flacoane x
0,56 mg pulbere + 10
seringi preumplute cu
solvent x 0,7 ml + 10 ace
+ 10

administrare.

seringi  de

1,2 mg
subcutanata

Cutie cu 10 flacoane x
1,2 mg pulbere + 10
seringi preumplute cu
solvent x 0,6 ml + 10 ace
+ 10

administrare.

seringi  de

Pret conform Ordinului ministrului sanatatii Pret conform O.M.S nr. 443/2022 cu ultima completare din

Pulbere si solvent pentru solutie injectabila

| AR |

Concentratia

Pretul cu amanuntul maximal cu TVA pe ambalaj

Pretul cu amanuntul maximal cu TVA pe unitatea

terapeutica

0,4 mg 0,56 mg 1,2 mg
37947,30 lei 37947,30 lei 37947,30 lei
3794,73 lei 3794,73 lei 3794,73 lei
. TS .
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1.9. Indicatia terapeutica si doza de administrare conform RCP Voxzogo (1)

Indicatie terapeutica

Tel: +4021-317.11.00
Fax: +4021-316.34.97
www.anm.ro

Durata medie a
tratamentului

Voxzogo este indicat in tratamentul
acondroplaziei la pacienti cu varsta
de cel putin 2 ani, ale caror epifize nu
de
acondroplazie trebuie confirmat prin

sunt inchise. Diagnosticul

testare genetica corespunzatoare.

Doza uzuald este de 15 ug/kg
greutate corporald.

Volumul de vosoritida care trebuie
administrat pentru a asigura doza
recomandata se bazeaza pe greutatea
pacientului si pe concentratia de
vosoritida conform tabelului 1.

Tabelul 1: Volume doze unice in functie de greutatea corporald

Tratamentul trebuie
oprit daca se confirma
lipsa potentialului de
crestere, indicata de o
viteza de crestere < 1,5
cm/an  si inchiderea
epifizelor.

Greutate Vosoritida 0,4 mg solvent Vosoritida 0,56 mg solvent Vosoritida 1,2 mg solvent
coroorals (apa pentru preparate (apa pentru preparate (apa pentru preparate
(F:( ) injectabile): 0,5 ml injectabile): 0,7 ml injectabile): 0,6 ml

& concentratie: 0,8 mg/ml concentratie: 0,8 mg/ml concentratie: 2 mg/ml
Volum injectie zilnica (ml)

10-11 0,30 ml

12-16 0,35 ml

17-21 0,40 ml

22-32 0,50 ml

33-43 0,25 ml

44-59 0,30 ml

60-89 0,35 ml

290 0,40 ml

Grupe speciale de pacienti

Pacienti cu insuficientd renald sau hepaticd

Siguranta si eficacitatea vosoritidei la pacientii cu insuficienta renald sau hepatica nu au fost evaluate.

Copii si adolescenti

Siguranta si eficacitatea Voxzogo la copiii cu varsta sub 2 ani nu au fost inca stabilite. Datele disponibile in prezent sunt descrise
la pct. 4.8, 5.1 si 5.2 din RCP, dar nu se poate face nicio recomandare privind dozele.

2.GENERALITATI PRIVIND ACONDROPLAZIA

Acondroplazia este o boala genetica rara, progresiva, caracterizata prin osificare endocondrala
deficitara, care are ca rezultat o crestere limitata Tn mod disproportionat si o statura extrem de mica. Este
o boal3, autozomal dominanta, care determina inhibarea cresterii endocondrale a oaselor, ceea ce duce la

o statura extrem de mica, la o crestere osoasa anormala si la o serie de simptome si complicatii grave si
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debilitante care evolueazd de-a lungul vietii. (2-5). Acondroplazia afecteaza aproximativ 250.000 de
persoane din intreaga lume, cu o incidenta estimata la aproximativ 1/25.000 de nasteri vii(6)

Pacientii cu acondroplazie sufera de o gama evolutivda de simptome si comorbiditati grave si
debilitante, de o sperantad de viata redusa si de afectarea calitatii vietii (Qol) si a activitatilor de zi cu zi (ADL)
pe tot parcursul vietii.

Osificarea endocondrala este foarte bine reglata de o serie de cai moleculare, inclusiv de caile de
semnalizare a factorului de crestere a fibroblastelor (FGF) si a protein-kinazei activate de mitogen (MAPK).
Receptorul FGF 3 (FGFR3), un receptor transmembranar din aceasta cale de semnalizare, reduce formarea
osului endocondral prin activarea caii MAPK, in timp ce molecula peptidei natriuretice de tip C (CNP;
codificatd de NPPC), prin intermediul receptorului sdu, receptorul B al peptidei natriuretice (NPR-B),
promoveazd formarea osului endocondral prin blocarea ciii de semnalizare MAPK. (7-9). Tn cresterea si
dezvoltarea normald, aceste cai de semnalizare foarte bine reglementate contribuie la asigurarea unei
cresteri osoase normale, ceea ce duce la o staturd normala (7, 9-12).

Acondroplazia este cauzata de o mutatie in gena FGFR3, care duce la o activitate persistenta a tirozin-
kinazei (o componenta intracelulara a receptorului transmembranar FGFR3) si, prin urmare, la o
supraactivare a cdii MAPK din aval. (8). Practic, toate mutatiile din FGFR3 apar in aceeasi pereche de
nucleotide si au ca rezultat aceeasi substitutie de la glicina la arginina (G380R) in proteina FGFR3 (13).
Reglarea cresterii endocondrale a oaselor are ca rezultat o osificare endocondrala redusa a oaselor de la
baza craniului, de la mijlocul fetei, a coastelor, a oaselor lungi si a vertebrelor si, in consecinta, o crestere
disproportionata (10, 14).

Aproximativ 20% din cazurile de acondroplazie sunt rezultatul unei mutatii transmise de un parinte
care prezinta boala, iar restul de 80% din cazuri sunt persoane cu parinti de talie medie, mutatia cauzala
fiind o varianta spontana (de novo) (15).

Acondroplazia este o boald complexa care evolueaza pe parcursul vietii pacientului si afecteaza mai
multe sisteme din organism, cu mai multe simptome si complicatii care pot avea un impact asupra calitatii
vietii sau chiar asupra duratei de viata a acestuia. Aceastad boala determina o constelatie de comorbiditati
scheletice rezultate din osificarea endocondrald anormala (oase lungi si schelet axial). Produce un fenotip
caracteristic cu statura mica disproportionata datorita unei scurtari rizomelice a extremitatilor si a unei
inaltimi de sezut care aproximeaza inaltimea de referinta. (16) Persoanele afectate prezinta macrocefalie,
o frunte proeminentd, hipoplazie a mijlocului fetei si maini cu aspect in trei capete. Tniltimea medie
estimata a adultului este de 130 cm (interval, 120-145 cm) la barbati si 125 cm (interval, 115-137 cm) la
femei, pe baza curbelor standard de crestere specifice. (17, 18).

Pacientii cu acondroplazie prezinta un risc substantial mai mare de deces in primul an de viata,
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comparativ cu populatia generald, in principal din cauza stenozei foramenului magnum si a compresiei
cervicomedulare, iar chirurgia invaziva este adesea necesara pentru a atenua acest risc (19, 20, 21). in cazul
pacientilor cu acondroplazie care supravietuiesc pana la varsta adultd, speranta medie de viata este cu
aproximativ 10 ani mai mica decat cea a populatiei generale, iar mortalitatea asociata cu bolile cardiace
este estimata a fi de peste 10 ori mai mare in randul adultilor tineri cu acondroplazie in comparatie cu
persoanele de staturd normala (19, 20).

Managementul actual se concentreaza pe ameliorarea simptomelor si a complicatiilor. Pacientii se
bazeaza pe proceduri chirurgicale invazive, dintre care multe sunt asociate cu un risc ridicat de complicatii,
si pe medicamente pentru a gestiona gama de simptome si complicatii pe care le experimenteaza de-a
lungul vietii lor (3). Gestionarea extinsa a simptomelor si comorbiditatilor necesare pacientilor cu
acondroplazie poate duce la o utilizare mai mare a resurselor de asistenta medicala (HCRU) ih comparatie
cu populatia generala. Acest lucru este determinat in principal de interventiile chirurgicale multiple la
pacientii mai tineri si de dependenta mare de medicamente simptomatice la grupele de varsta mai
fnaintata.

Pacientii cu acondroplazie sunt adesea incapabili sa efectueze in mod independent ADL, cum ar fi
sarcinile de ingrijire personala si de igiena, in mare parte legate de mobilitatea deficitara. Multi pacienti se
confruntd, de asemenea, cu dureri cronice din cauza simptomelor lor, ceea ce afecteaza si mai mult
independenta functionala si reprezinta o povara pentru viata de zi cu zi. Calitatea vietii in randul populatiei
cu acondroplazie, inclusiv la pacientii pediatrici si adulti, este substantial redusa in comparatie cu
persoanele de statura normala.

Diagnosticul de acondroplazie trebuie confirmat prin teste genetice adecvate (1)

3. LOCUL SI ROLUL VOSORITIDUMULUI IN ACONDROPLAZIE

Vosoritida este primul si singurul tratament farmacologic autorizat care vizeaza cauza de baza a
acondroplaziei. Vosoritida a primit desemnarea de medicament orfan de catre EMA aceasta, subliniind
raritatea bolii si nevoia considerabila de o noua optiune de tratament pentru acondroplazie care sa vizeze
cauza de baza a bolii.

La pacientii cu acondroplazie, gena FGFR3, care regleaza cresterea, este permanent ,activata”. Acest
lucru Tmpiedica cresterea normala a oaselor, rezultand oase mai scurte decat in mod normal. Substanta
activd din Voxzogo, vosoritida, actioneaza legandu-se de un receptor (tintd) numit receptor de peptida
natriureticd de tip B (NPR-B), care reduce activitatea FGFR3 ceea ce stimuleaza cresterea oaselor astfel,
simptomele bolii se amelioreaza.

n ciuda raritatii acondroplaziei, eficacitatea si siguranta vosoritidei a fost investigatd in cadrul unui

T T .



i sia Dy,

N“W[ @"’%;-4 MINISTERUL SANATATII
§’ N AGENTIA NATIONALA A MEDICAMENTULUI
IDPIN L. $I A DISPOZITIVELOR MEDICALE DIN ROMANIA
§ § Str. Av. Sanatescu nr. 48, Sector 1, 011478 Bucuresti
= s Tel: +4021-317.11.00
%, & Fax: +4021-316.34.97

. S WWW.anm.ro

program de dezvoltare clinica extins si robust, incluzand un numar relativ mare de pacienti, ceea ce este
neobisnuit Tn domeniul bolilor rare. Programul include studii de faza Il si de faza Ill controlate cu placebo,
studii randomizate controlate (RCT) si studii de cercetare exitinsa, precum si studii non-interventionale de
istoric natural efectuate la pacienti cu varste cuprinse intre 0 si 18 ani. Rezultatele disponibile la pacientii
cu varste cuprinse intre 2 si 18 ani arata ca vosoritida a obtinut Tn mod constant rezultate sustinute
semnificative din punct de vedere clinic in ceea ce priveste inaltimea:

e Studiu de faza Il 111-301 (22), multicentric, randomizat, dublu-orb, in grupuri paralele, comparativ
versus placebo la pacienti cu varste cuprinse intre 5 si 18 ani, si studiul de cercetare exitinsa a acestuia: 111-
302 (23);

e Studiu de faza 11 111-202 (24), constatarea dozei la pacientii cu varste cuprinse intre 5 si 14 ani, si
studiul de cercetare exitinsa a acestuia: 111-205 (25);

e Studiu de faza Il 111-206 (26), multicentric, randomizat, dublu-orb controlat, versus placebo la
pacienti cu varste cuprinse intre 0 si 5 ani, si studiul de cercetare exitinsa a acestuia: 111-208 (27).

e Studiu de istoric natural 111-901 (28), realizat de BioMarin pentru a caracteriza datele de crestere
la pacientii pediatrici cu acondroplazie (definiti ca fiind copii sau sugari cu varsta <2 ani) eligibili pentru
includerea Tn urmatoarele studii realizate succesiv de BioMarin. Acest studiu a stabilit, de asemenea,
cohorta de control istoric, utilizata ca element de comparatie pentru studiile de faza Il si 1l 111-205 si 111-
302.

Au fost efectuate alte doua studii privind istoricul natural al bolii:

e Studiul 111-501 (LIAISE): un studiu observational multinational privind asistenta medical3, calitatea
vietii, costurile si managementul socio-economic, clinic si psihosocial al pacientilor cu acondroplazie in sase
tari europene (Spania, Italia, Germania, Austria, Suedia si Finlanda).

e Studiul 111-502 (LISA): un studiu multinational, epidemiologic, observational, retrospectiv, privind
povara bolii la pacientii cu acondroplazie in varsta de 3 ani si mai mult, realizat in patru locatii de studiu din
trei tari din America Latina (Brazilia, Argentina si Columbia).

n cele din urm4, un studiu privind "pacientii cu risc" 111-209 (29) este un studiu de faz3 Il efectuat
la sugari cu varsta cuprinsa intre 0 si <12 luni cu acondroplazie care prezinta un risc ridicat de a fi supusi
unei interventii chirurgicale de decompresie cervicomedulara. Acest studiu este in curs de recrutare si nu
sunt disponibile in prezent rezultate.

n studiul pivotal 111-301 de fazi Ill, randomizat, dublu-orb, controlat cu placebo, cu durata de 52
de saptamani, pacientii au fost repartizati aleatoriu in doua grupuri, fie vosoritida (n = 60), fie placebo (n =
61). (30). Doza de vosoritidd de 15 ug/kg a fost administratd subcutanat o datd pe zi. Inainte de

randomizare, toti pacientii au participat timp de cel putin 6 luni la un studiu observational (Studiul 111-901)
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(52). Aceasta a inregistrat inaltimea in pozitie ortostatica la momentul initial si alte evaluari ale cresterii
inainte de tratament. Au fost exclusi pacientii care au suferit o interventie chirurgicala de alungire a
membrelor in cele 18 luni anterioare sau cei care au planificat o interventie chirurgicald de alungire a
membrelor in timpul perioadei de studiu. Studiul a inclus o faza de tratament controlata cu placebo de 52
de saptamani, urmata de un studiu deschis de cercetare exitinsa in care toti pacientii au primit vosoritida
(111-302) (31). Principalul criteriu de evaluare a eficacitatii a fost modificarea fata de valoarea initiala a
vitezei de crestere anualizata (VCA) la saptamana 52, comparativ cu placebo. La 52 de sdaptamani, VCA
medie incrementald a fost de 1,57 cm/an (IC 95%: [1,22; 1,93], p 0,0001) in favoarea vosoritidei. Rezultatul
secundar, scorul Z al Tnaltimii (numarul de deviatii standard de la medie), care este un rezultat relevant
pentru pacienti, a aratat, de asemenea, rezultate pozitive la 52 de saptamani. Diferenta de variatie medie
a celor mai mici patrate intre cele doua grupuri comparativ cu includerea a fost semnificativa din punct de

vedere statistic si in favoarea grupului cu vosoritida: 0,28 SDS (95% Cl: [0,17; 0,39], p <0, 0001). (32).

Figura 1 Reprezentarea grafica a vitezei medii anuale de crestere la intervale regulate de 6 luni a celor doud grupuri de
tratament diferite, incepdnd cu studiul observational 111-901 pentru a colecta informatii despre afectiune la momentul initial,
continudnd cu studiul dublu-orb 111-301 cu durata de 52 de sdptdmdni, pdnd la primele 52 de sdptdmani (sdptdména 104) ale

studiului de cercetare exitinsd 111-302
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Vosoritide/Vosoritide (N): 43 60 58 58 49 44
Placebo/Vosoritide (N): 44 61 61 61 54 47

Pacientii cu acondroplazie au fost tratati cu vosoritida in doza de 15 pg/kg/zi intr-un studiu deschis
de escaladare a dozei (studiul 111-202) (33) si intr-un studiu de extensie pe termen lung (Studiul 111-205)
(38). Datele pacientilor din studiile observationale au fost colectate pentru a caracteriza istoricul natural al
acondroplaziei. Datele privind Thaltimea pacientilor cu acondroplazie netratati - ajustate in functie de varsta

si sex - au fost utilizate ca o variabila de control istoric pentru a evalua efectul asupra inaltimii dupa un
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tratament cu vosoritida de pana la 5 ani. Cresterea incrementald cumulativa pentru pacientii care au primit
vosoritidd fatd de controlul istoric a fost de 9,08 cm pe parcursul a 5 ani* (59). Tn studiul de extensie 111-
205, a fost raportata o ameliorare a VCA in toate cohortele care a persistat pana la 5 ani, variatiile medii
(SD) ale VCA la 48 de luni si la 60 de luni in toate cohortele, comparativ cu valoarea initial3, fiind de 1,65
(1,14) si, respectiv, 1,35 (1,07) cm/an, si semnificative din punct de vedere statistic (p <0,0001) (Figura 5).
Mentinerea efectului asupra VCA peste 60 de luni cu vosoritide se observa in contextul unei tendinte
naturale de scadere a vitezei de crestere de aproximativ 0,2 cm/an la copiii cu acondroplazie din aceasta
grupa de varsta (33).

Studiul 111-206 este un studiu de faza Il care a evaluat siguranta si tolerabilitatea vosoritidei la
pacientii cu varste cuprinse intre 0 si 5 ani si efectul vosoritidei asupra modificarii fata de valoarea initiala
a scorurilor Z de inéltime/lungime corporald. Obiectivele secundare includ evaluarea vosoritidei asupra
modificarii fata de valoarea initiala a Tnaltimii, a VCA si a raportului dintre segmentul corporal superior si
cel inferior. Datele intermediare din studiul ACH 111-206 au aratat un efect pozitiv asupra cresterii la 4
pacienti cu varste cuprinse intre > 2 si 5 ani tratati cu vosoritida 15 pg/kg/zi timp de 2 ani. Rezultatele au
fost prezentate recent (Savarirayan et al, 2022 (34)) si au aratat ca vosoritida (n=43), comparativ cu placebo
(n=32), a crescut scorul Z al inaltimii cu 0,30 DS (95% CI 0,07, 0,54) si a crescut VCA cu 0,92 cm/an (95% ClI
0,24, 1,59)

in concluzie, putem afirma cd medicamentul cu DCI Vosoritidum pe 1angd aceste beneficii clinice
semnificative, a demonstrat un profil de tolerabilitate si siguranta solid in toate studiile, cu incidenta
scazuta a reactiilor adverse grave (RAG) legate de tratament si fara intreruperi ale studiului din cauza
reactiilor adverse (RA). Tn ciuda faptului c& vosoritida a dus la imbunétatirea tnaltimii, nu s-au gasit dovezi
privind modificari ale morfologiei osoase sau o progresie accelerata a varstei osoase in tratamentul cu

vosoritida (30, 33, 34).

4. PRECIZARI DETM

Aplicarea criteriilor de evaluare prevazute in tabelul nr. 5 din OMS nr. 861/2014 cu modificarile si
completarile ulterioare a fost solicitata de catre reprezentantul DAPP in Romania, conform informatiilor
furnizate in dosarul Voxzogo.

Solicitantul nu a inclus in dosar niciunul dintre urmatoarele documente:

a) autorizatia de studii clinice si raportul intermediar/final care dovedesc derularea pe teritoriul
Romaniei a unui studiu clinic al medicamentului evaluat pe indicatia depusa;

b) evaluarea EUnetHTA pe indicatia depus3;

c) autorizarea de folosire in tratamente de ultima instanta in Romania pentru medicamentul evaluat
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pentru indicatia depusa;
d) avizul de donatie eliberat de ANMDMR si dovada asigurarii tratamentului cu medicamentul
donat pentru o perioada de minimum 12 luni, pentru indicatia depusa, pentru o proportie de minimum

50% din populatia eligibild pentru tratament, conform RCP.

5. PREVEDERILE AGENTIEI EUROPENE A MEDICAMENTELOR REFERITOARE LA
STATUTUL DE MEDICAMENT ORFAN

Vosoritida a primit desemnarea de medicament orfan (EU/3/12/1094) in 2013 si a fost autorizat de
EMA la 26 august 2021 ca terapie pentru pacientii cu acondroplazie, cu varsta de 2 ani si peste, ale caror
epifize nu sunt inca inchise. Diagnosticul de acondroplazie trebuie confirmat prin teste genetice adecvate (1).
La 24 ianuarie 2013, denumirea de orfan (EU/3/12/1094) a fost acordata de catre Comisia Europeana firmei
Biomarin Europe Ltd, din Regatul Unit, pentru pentru peptida natriuretica umana recombinanta de tip C
modificata pentru tratamentul achondroplaziei (35).

n februarie 2019 sponsorizarea a fost transferatd citre BioMarin International Limited, Irlanda(36).

La momentul desemnarii, tulburarile din spectrul neuromielitei optice afectau aproximativ 0,42 din
10.000 de persoane din Uniunea Europeana (UE). Acest lucru a fost echivalent cu un total de aproximativ
21.000 de persoane si este sub plafonul pentru desemnarea orfanilor, care este de 5 persoane din 10.000.
Aceasta se bazeaza pe informatiile furnizate de sponsor si pe cunostintele Comitetului pentru produse
medicamentoase orfane (COM).

La momentul desemnarii, in UE nu au fost autorizate metode pentru tratamentul achondroplaziei.
Pacientilor |i s-au acordat ingrijire de sustinere, precum si interventii chirurgicale pentru a extinderea

membrelor, pentru a corectarea compresiei coloanei vertebrale sau pentru a corecta genu varus.

6. PUNCTAJ

Criteriu de evaluare Nr. puncte

1. Tratamentul, prevenirea sau diagnosticarea unor afectiuni care nu afecteazd mai mult de 5 din 10.000
de persoane din UE sau care pun in pericol viata, sunt cronic debilitante sau reprezinta afectiuni grave si
cronice ale organismului. In plus pentru aceste boli nu existd nicio metodd satisféicdtoare de diagnosticare, 70
prevenire sau tratament autorizatd in UE sau, dacd aceastd metodd existd, medicamentul aduce un
beneficiu semnificativ celor care suferd de aceastd actiune sau DCl-uri noi aprobate pentru

medicamentele pentru terapie avansatd
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2. Solicitantul prezintd pentru medicamentul orfan sau pentru medicamentul pentru terapie avansatd
unul din urmdtoarele documente:

a) autorizatia de studii clinice si raportul intermediar/final care dovedesc derularea pe teritoriul Romaniei
a unui studiu clinic al medicamentului evaluat pe indicatia depusd;

b) evaluarea EUnetHTA pe indlicatia depusd;

¢) autorizarea de folosire in tratamente de ultimd instantd in Romdnia pentru medicamentul evaluat 0
pentru indicatia depusd;
d) avizul de donatie eliberat de ANMDMR si dovada asigurdrii tratamentului cu medicamentul donat
pentru o perioadd de minimum 12 luni, pentru indicatia depusd, pentru o proportie de minimum 50% din
populatia eligibild pentru tratament, conform RCP.
TOTAL PUNCTAJ 70

7. CONCLUZIE

Conform OMS 1353/2020 care modifica si completeaza OMS 861/2014 privind aprobarea criteriilor
si metodologiei de evaluare a tehnologiilor medicale, medicamentul cu DCI Vosoritidum si DC Voxzogo
intruneste punctajul de includere conditionata in ,Lista care cuprinde denumirile comune internationale
corespunzdtoare medicamentelor de care beneficiazd asiguratii, cu sau fdrd contributie personald, pe bazd
de prescriptie medicald, in sistemul de asigurdri sociale de sdndtate SUBLISTA C, SECTIUNEA C2, DCl-uri
corespunzdtoare medicamentelor de care beneficiaza asiguratii inclusi in programele nationale de sdndtate
cu scop curativ in tratamentul ambulatoriu si spitalicesc, P6: Programul national de diagnostic si tratament
pentru boli rare si sepsis sever”.

Mentionam faptul ca detinatorul autorizatiei de introducere pe piata, prin reprezentantul sau din
Romania, si-a exprimat intentia de a se angaja intr-un mecanism cost-volum sau cost-volum-rezultat in cazul
in care punctajul calculat individual este corespunzator pentru includerea conditionata in Lista.

Totodatd, avand in vedere precizarea consemnata in RCP Voxzogo: “Diagnosticul de acondroplazie
trebuie confirmat prin testare geneticd corespunzdtoare”, ceea ce impune necesitatea efectuarii testelor
pentru identificarea afectiunii (ce implica costuri corespunzadtoare), emitem recomandarea de sustinere

partiald/totald de catre companie a testelor genetice pentru diagnosticarea acondroplaziei.

8. RECOMANDARI

Recomandam elaborarea protocolului pentru medicamentul cu DCI Vosoritidum si DC Voxzogo
pentru indicatia: “tratamentul acondroplaziei la pacienti cu vdrsta de cel putin 2 ani, ale cdror epifize nu

sunt inchise. Diagnosticul de acondroplazie trebuie confirmat prin testare geneticd corespunzdtoare”.

www.anm.ro
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