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Introduction

L'amyotrophie spinale (SMA) est une maladie génétique qui affecte le systeme nerveux central et
périphérique, ainsi que les mouvements musculaires volontaires.

Au cours des dernieres années, 3 Thérapies Modifiant Uhistoire naturelle de la Maladie (TMM), ont
eté lancées en France, améliorant la prise en charge des patients atteints de SMA : le nusinersen
avec un acces via le programme d'acces precoce nominatif depuis mi-2016, 'onasemnogene

abeparvovec depuis 2019 et le risdiplam depuis 2020.

Cette étude a pour objectif de fournir des données réelles concernant ’épidémiologie, la
gestion des options thérapeutiques, les parcours de soins et les colts entre 2011 et 2022.



Methodologie

Source de données

Base de données de l'Assurance Maladie francaise (SNDS), qui contient des données
sociodémographiques et des informations sur l'ensemble des dépenses de santé.

Période d’étude

Date index : 1¢ séjour a I'hépital ou ALD ou initiation d’'un des 3 TMM

01/01/2011 12/31/2022

Patients inclus et suivis sur 12 ans maximum



Methodologie

Population d’etude

Tous les patients identifiés dans le Systeme National des Données de Santé (SNDS) avec =1
séjour hospitalier ou ALD liés a la SMA (codes ICD-10: G120, G121, G128, G129) ou ayant recu
’'un des TMM ont été inclus.

Identification des sous groupes

En 'absence de classification de la gravité de la SMA dans le SNDS, des algorithmes cliniques
validés par des experts ont permis de catégoriser les patients dans 'un des 3 types cliniques
reconnus de SMA:

SMA1 SMA2 SMA3
(G12.0 ou G12.1) OU (G12.8 ou G12.9 (G12.00u G12.1) OU (G12.8 ou G12.9 Avec au moins une administration de TMM
avec au moins une administration de TMM) avec au moins une administration de TMM) ET non traités par riluzole (utilisé
ET ET seulement pour la SLA) OU G12.0
Age < 12 mois a la date index 12 < 4ge < 27 mois a la date index ET

= 24 ans a la date index

G12.0 Atrophie musculaire spinale infantile, type I ; G12.1 Autre amyotrophie spinale héréditaire ; G12.8 Autres amyotrophies spinales et syndromes associés ; G12.9 Amyotrophie spinale, sans précision



Methodologie

Analyses

Les patients traités ont tous recu au moins une fois nusinersen, risdiplam et/ou onasemnogene
abeparvovec au cours de la période d'étude.

Les analyses ont été effectuées sur les patients incidents (c'est-a-dire que les patients ayant un
code CIM10 de SMA identifié avant janvier 2011 ont été exclus).

’analyse des parcours de soins a été réalisée a 'aide d’'une méthode d’lIA de type process
mining.

La consommation de soins a été évaluée selon la perspective de l'assurance maladie nationale
en € 2023 en fonction des années de suivi.



Reésultats - Population d’etude

SMA1
N = 377 (53,6 %)

Patients identifiés avec une SMA dans le SNDS entre 2011 et 2022

N=1472

Patients incidents SMA
N=703

N =769
Exclusion des patients non incidents et/ou non
classifies en SMA1, SMA2 ou SMA3

|
Patients traités

N = 116 (30,8 %)

SMA2
N = 130 (18,5 %)

|
Patients traités

N = 107 (82,3 %)

|
SMA3

N = 196 (27,9 %)

Patients traités

N = 107 (54,6 %)




Résultats - Parcours de soins
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Principaux évenements
identifiés lors du suivi

Initiation des traitements :

& Risdiplam

# Onasemnogene abeparvovec
@ Nusinersen

Hospitalisations :

@ Passage en soins intensifs
@ Hospitalisation > 7 jours
@ Complication respiratoire
@ HAD

Mise en place de support :
@ Chirurgie orthopédique
ou rachidienne
Support a la mobilité
@ Support respiratoire
@ Support nutritionnel

Inclusion

Arrét de traitement
@ Soins palliatifs
@ Fin de suivi
@ Déces



Résultats - Parcours de soins

Demo interactive

@ Parcours Patient @ Méthodologie Chiffres Clés c

Parcours paﬂenm Cohorte SHA1-Traité . Cohorte SMA 1- Non Traité x

Cohorte SMA 1 - patients non traités @

Cohorte SMA 1 - patients traités @
N = 261 patients, rejouabilité = B4%

N=TI6 patients rejousbilité = 55%

Fin de suivi

Complication respiratoire
Complication respiratoire A
Compligation sespirateire Inclusion

Inclusion Onasemnogene abeparvovec

Fin de suivi



https://apollo-novartis-episma.hevaweb.com/

Résultats — Descriptif des patients disponibles a
chaque étape clé du parcours

Cohorte SMAT - patients traités @
M =116 patients, rejouabilité = 55%

Complicationsespiratoire : .
Fin de suivi

Complication respiratd

Inclusion



Résultats — Descriptif des patients disponibles a
chaque étape clé du parcours

Cohorte SMA1 - patients non traités @
N =261 patients, rejouabilité = 84%

Hosp =7 jours
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Résultats — Descriptif des patients disponibles a
chaque étape clé du parcours
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Résultats — Durées médianes entre les etapes clés
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Résultats — Durées médianes entre les etapes clés

Cohorte SMAT - patients non traités @
N =261 patients, rejouabilité = B4%
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Résultats - Probabilité de survie

SMA1 SMA2 SMA3

Probabilité de survie
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) ) ) Temps (mois)
Population a risque (nombre de patients)

Patients traités

108 95 85 79 74 96 93 84 81 76 110 107 71 S7 46

Probabilité de survie a 12 mois
SMA1 SMA2 SMA3

Patients traités Patients traités Patients traités

91 % 100 % 99 %



Reésultats - Couts moyen rembourse par patient au
cours des 3 premieres annees de suivi

SMA1 SMA2 SMA3

Treated patients
1.000.000¢  974,911€

800,000
600,000 549,026€
400,000 284,105€
200,000 148,582€174,439€ 171,294€ 174,665€ . 148,149€ 113 873€
' B Il N EE ==
1th year 2nd year 3rd year 1th year 2nd year 3rd year 1th year 2nd year 3rd year
N=116 N=92 N=79 N=107 N=95 N=87 N=107 N=81 N=56

Untreated patients

40,000€
30,000
20,000
10,000 == ==
0 E— — —
1th year 2nd year 3rd year 1th year 2nd year 1th year 2nd year 3rd year
N=261 N=23 N=17 N=23 N=14 N=89 N=77 N=68

Legend : Main type of costs
@ Medications @ Hospitalization (excluding expensive medications reimbursed in hospital (“liste en sus") and drugs in early access programs (ATU/post ATU))
@ Hospitalization at home Mobility support @ Respiratory support @ Nutritional support

Nursing and paramedical care @ Other type of costs @ Transports @ Medical devices (other than support/nutrition/respiratory support)



Conclusion

Cette étude en vie réelle montre 'impact majeur des thérapies innovantes sur les parcours de
soins des patients atteints de SMA, notamment pour les formes les plus séveres (SMA1), avec
une amélioration notable de la survie.

Les résultats confirment également une réduction des complications et une prise en charge
optimisée grace a ces traitements. Cependant, des efforts restent nécessaires pour favoriser
'acceés aux soins et les parcours de prise en charge de ces patients.



Merci pour votre attention
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