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Une compilation trés utile des études médico-économiques dans la SMA

L’amyotrophie spinale proximale liée a SMN1 (ou SMA pour spinal muscular atrophy) connait
depuis peu une accélération spectaculaire au niveau thérapeutique. Génétiquement
déterminée, cette maladie neuromusculaire entraine des paralysies en rapport avec la
dégénérescence des motoneurones périphériques et, pour certains enfants atteints, un déces
a un agé prématuré. L'arrivée sur le marché de trois médicaments, le Spinraza®, le
Zolgensma®, et I'Evrysdi® bouleverse I'histoire naturelle de la maladie et fait se poser de
nombreuses questions aux familles, aux cliniciens et aux payeurs, le dénominateur commun
de ces trois produits étant un prix trés élevé.

Dans un article publié en janvier 202,1 des chercheurs du Benelux ont parcouru toute la
littérature meédico-économico-scientifique récente en rapport avec la SMA. lls se sont
intéressés dans un premier temps aux codts en lien avec la maladie et ont fait le constat d’'une
grande disparité des colts moyens, faute de standardisation des études et du fait de la
variabilité de la sévérité, et donc de la charge en soins selon les sous-types de SMA. Le co(t
pouvait ainsi varier, pour une population pourtant plus homogéne comme les types |, de 75 000
a 196 000 dollars a I'année. Des études portant sur I'impact des thérapies innovantes sur ces
colts commencent seulement a étre publiées mais sont difficiles & comparer entre elles. Seule
certitude, les thérapies citées, au niveau de prix pratiqué, ne sont pas de nature a diminuer en
'état les colts de fagon significative quand elles sont administrées a un stade post-
symptomatique. Un autre enjeu majeur résidera dans I'’évaluation de I'impact des programmes
de dépistage néonatal en cours.
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