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1. Introduccioén

A finales del afio 2019, el Instituto de Evaluacién Tecnoldgica en Salud (IETS) a través del
contrato 727 de 2019 con el Ministerio de Salud y Proteccion Social (MSPS), genero el
documento titulado “Lineamientos para el desarrollo de una estrategia de uso adecuado de
Nusinersen en Atrofia Muscular Espinal (incluyendo el perfil de seguridad)” (1), como parte
de una estrategia para establecer unos lineamientos claros para el uso del medicamento
en el pais.

El objetivo principal de los lineamientos, fue orientar la prescripcion y el uso racional de
Nusinersen para el manejo de pacientes con diagndstico de Atrofia Muscular Espinal (AME)
tipo I, Il y 111, los cuales se construyeron de acuerdo con la evidencia cientifica disponible y
consenso con expertos (1).

Los aspectos abordados en el lineamiento estuvieron orientados a:

Criterios para el tratamiento con Nusinersen

Esquema de tratamiento

Vias de administracién del medicamento

Especialidades médicas y ambito hospitalario relacionado con la prescripcion del
medicamento

o Criterios que deben ser evaluados para el mantenimiento o suspension de la
terapia.

Para garantizar la idoneidad de los lineamientos un afio después de su realizacion, se llevo
a cabo una actualizacion de la evidencia a través de una revision de la literatura, de manera
gue no se encontrd evidencia que contradijera o cambiara los lineamientos, pero se
enriquecieron algunos puntos que se deben evaluar mas adelante, relacionados con el uso
del Nusinersen en fases presintomaticas, el uso del medicamento en adolescentes y en
adultos , el uso de herramientas imagenoldgicas para la administracién del medicamento y
la individualizacion de la técnica anestésica para la administracion.

Con la elaboracion de los lineamientos se tenia la necesidad de difundirlos a todos los
interesados, a través de procesos de socializacion; es asi, como en una etapa previa se
construy6 una estrategia de socializacién, la cual se encuentra en detalle en el documento
“Construccion de estrategia de socializacion de los Lineamientos para el desarrollo de una
estrategia de uso adecuado de Nusinersen en Atrofia Muscular Espinal (incluyendo el perfil
de seguridad) dirigida a profesionales de la salud relacionados con la prescripcion, manejo
y seguimiento de pacientes con Atrofia Muscular Espinal tipo |, Il y lll con indicacién de uso
de Nusinersen”.

Esta estrategia tuvo en cuenta los componentes participativos del Manual de Participaciéon
del IETS, los cuales tienen como base el reconocimiento de las diversas perspectivas y
valores de los profesionales para contribuir a un ejercicio que derive en una mayor
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aplicabilidad e impacto de los lineamientos (4). Este documento detalla el proceso de la
aplicacion de la estrategia de socializacion construida previamente, dirigida a socializar el
documento “Lineamientos para el desarrollo de una estrategia de uso adecuado de
Nusinersen en Atrofia Muscular Espinal (incluyendo el perfil de seguridad)” a profesionales
de la salud relacionados con la prescripcion, manejo y seguimiento de pacientes con AME
con indicacién de uso de Nusinersen.

2. Objetivos y alcance

2.1. Objetivos generales

e Aplicar la estrategia participativa de comunicacion y socializacién del documento
“Construccion de estrategia de socializacién de los Lineamientos para el desarrollo de
una estrategia de uso adecuado de Nusinersen en Atrofia Muscular Espinal (incluyendo
el perfil de seguridad) dirigida a profesionales de la salud relacionados con la
prescripcion, manejo y seguimiento de pacientes con Atrofia Muscular Espinal tipo |, Il
y Il con indicacién de uso de Nusinersen”.

e |dentificar los aspectos clave a difundir y socializar contenidos en el documento
“Lineamientos para el desarrollo de una estrategia de uso adecuado de Nusinersen en
Atrofia Muscular Espinal (incluyendo el perfil de sequridad)”, por parte de profesionales
de salud.

2.1.1. Objetivos especificos

¢ Identificar los criterios de inicio y suspension del tratamiento establecido en los
lineamientos.

¢ Reconocer las escalas de evaluacién para los diferentes tipos de AME.
Reconocer el esquema de tratamiento con Nusinersen descrito en los lineamientos.

¢ Identificar los aspectos de seguridad del uso del medicamento estipulados en el
lineamiento.

2.2. Alcance

Determinar los resultados de la aplicacibn de la estrategia de socializacion con
profesionales de la salud y prescriptores, luego de la divulgacion y socializacion del
contenido del documento “Lineamientos para el desarrollo de una estrategia de uso
adecuado de Nusinersen en Atrofia Muscular Espinal (incluyendo el perfil de seguridad)”.

Poblacién objeto: profesionales de la salud relacionados con la prescripciéon, manejo y
seguimiento de pacientes con AME con indicacion de uso de Nusinersen.
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Ambito: los servicios de medicina especializada que manejan casos de AME (neurologia,
neurologia pediatrica, pediatria, fisiatria y rehabilitacion y genética).

Esta socializacion no incluyo:

Indicaciones dirigidas a pacientes.

Manejo de la AME con otras tecnologias en salud o intervenciones.

Manejo de las complicaciones derivadas del tratamiento de la AME con Nusinersen.
Aspectos de cobertura y financiacion de tecnologias o servicios en salud.

3. Metodologia
3.1. Desarrollo de estrategia de socializacién

Para el desarrollo de la estrategia, se siguieron los parametros delimitados en el documento
“Construccion de estrategia de socializacién de los Lineamientos para el desarrollo de una
estrategia de uso adecuado de Nusinersen en Atrofia Muscular Espinal (incluyendo el perfil

de seguridad) dirigida a profesionales de la salud relacionados con la prescripcion, manejo

;lLsg%an\fznto e pacientes caon Atrofia Muscull rE%)iqalbtg)o I, ALy ll.con indicacion de uso
a . La estratégia de Comunicacion considero Ta elaboracion-de tripticos, Sifi embargo,

dn Alesicérseria palttizadaéd NisisttrinatgaSadednafaxtasaidndocial: “Cero papel” y dada la
actual pandemia de COVID-19, con el fin de evitar contagios por fomites, las estrategias de
comunicacion se limitaron a aquellas que no requerian de impresién y las cuales se detallan
en la seccion de resultados de este documento.

Inicialmente, se contd con el equipo del IETS conformado por epidemidlogos, expertos
clinicos, salubristas publicos, expertos en investigacion cualitativa, disefiadores graficos e
ingenieros de sistemas, para la construccion de los insumos correspondientes como
algoritmos de manejo, lineas de tiempo y video clips e infografias, asi como todos los
elementos graficos necesarios para su presentacion final en un webinar que conté con la
asistencia de participantes correspondientes a la poblacién objeto de la socializacion.
Adicionalmente, se realiz6é la demonstracion de una herramienta interactiva de desarrollo
propio para calcular las fechas en las cuales los prescriptores deben administrar el
Nusinersen a los pacientes. El detalle del proceso de participacion para la realizaciéon del
webinar se detalla en el Anexo 1.

Dentro del webinar, se aplicé una estrategia patrticipativa, logrando que tanto el personal
técnico del IETS (epidemidlogos), como los expertos clinicos, se apropiaran del proceso y

lo transmitieran hacia el publico. El detalle del material presentado en el webinar se muestra
en el Anexo 2.
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El webinar incluy6 la socializacion de los siguientes puntos:

e La presentacion del equipo encargado de la socializacion.

e El objetivo y alcance de la socializacion.

e La metodologia utilizada para la construccion de los lineamientos, incluyendo los
métodos y las conclusiones del proceso de la actualizacion de la evidencia (de
noviembre de 2019 a octubre de 2020).

e Los lineamientos en si, siguiendo la estructura de preguntas orientadoras que se
utilizé en la metodologia. Este punto fue presentado por un experto clinico.

e Explicacion de las escalas usadas para evaluar la funcion motora para el inicio y
seguimiento de los pacientes con AME.

e La presentacion de las lineas del tiempo y algoritmos a modo de resumen del
lineamiento. Adicionalmente, se presentd un aplicativo disefiado por el IETS para
facilitar la programacion de la administracion del Nusinersen, teniendo en cuenta las
pautas del Lineamiento.

e La presentacion de casos clinicos, provistos por los expertos, los cuales permitieron
realizar la aplicacion de los lineamientos previamente explicados en la practica
clinica del proceso de formulacion del Nusinersen.

3.2. Evaluacion del proceso de socializacion

Dentro del webinar, se solicité a los participantes el diligenciamiento de pruebas pre-test
para determinar los conocimientos previos del tema, una prueba post test, para evaluar el
aprendizaje obtenido durante el webinar y finalmente una encuesta de satisfaccion, para
evaluar el agrado del publico receptor frente a todo el proceso. Los formularios y el
contenido de las preguntas evaluadas en el pre-test y post-test se pueden encontrar en el
Anexo 3.

Al tratarse de un evento participativo, se contd con la realizacion en vivo de preguntas por
parte del publico, las cuales fueron respondidas tanto de manera virtual como verbal por
parte de los expertos clinicos y por el equipo del IETS de conformidad con los participantes.

Tabla 1. Estrategia de socializacion

SOCIALIZACION LINEAMIENTOS NURSINERSEN — ESTRATEGIA DE COMUNICACION

Herramientas Temas Actor Objetivos Actividades

Prescriptores y|Ofrecer - Reconocer que existe un nucleo de
actores de la|informacion  que|especialistas con formacién e informacién
contribuya a la|actualizada sobre el lineamiento; sin

Un arbol de decisiones sobre
los criterios de inicio del|Criterios de|industria

tratamiento. inicio/ farmacéutica, la{comprension y|embargo, los potenciales prescriptores y

suspension|subdireccién de|apropiacion del|otros profesionales pueden no estar
Un éarbol de decisiones sobre|de enfermedades |lineamiento en|sensibilizados con respecto a la AME, sus
los criterios de suspension |tratamiento [no transmisibles |cuanto a los|manifestaciones clinicas, y tampoco con el
del tratamiento. del MSPS, el|criterios clave en la|tratamiento con Nusinersen. Por tanto, debe

INS, y otros|tomade decisiones|hacerse especial énfasis en los criterios de
profesionales de|del especialista|inicio/suspension, asi que los arboles de
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SOCIALIZACION LINEAMIENTOS NURSINERSEN — ESTRATEGIA DE COMUNICACION

Una linea de tiempo que
refleje los hitos en la
administracion del
tratamiento.

Una infografia sobre los
aspectos de seguridad del
tratamiento (efectos
adversos).

(eventos adversos).

Las herramientas deben
estar disponibles en formato

Hitos en el
tratamiento

cuanto a la edad y
las escalas de
valoracion
funcional).

Orientar sobre las
dosis y tiempos de
administracion del
tratamiento, asi

Proporcionar

desarrollando  un

Evidencia que promueve Confianza

Un videoclip sobre los la salud -|para el{decisiones deben contar con informacién
criterios de inicio terapeutas inicio/suspension |llamativa que invite al uso racional del
/suspension del tratamiento. fisicas, de tratamiento|medicamento.

enfermeria-. (especialmente en

- Tener en cuenta que los especialistas
comparten entre si informacién, de manera
que los tres temas deben socializarse en
formatos que sean facilmente accesibles
para todos los profesionales potencialmente
implicados en la atencién de pacientes con
AME vy tratamiento con Nusinersen, de una
manera tal que puedan compartirla entre
ellos, especialmente en situaciones clinicas

como en los -
. . desenlaces de urgencia.
Un videoclip sobre _ los clinicos esperados ) »
aspectos de seguridad y en su evaluacion. | Aunque no estén explicitos en el

lineamiento, para los potenciales
prescriptores y otros profesionales, seria
importante sensibilizar sobre la AME, su

Un webinar que resuma 10s|geqrigad informacién sobre ar oore la

tres temas (de aqui podrian |y signos y sintomas deteccion tempranay sus implicaciones en la

extraerse fragmentos para|iaiamiento clave que denoten atencion/cuidado  especialmente en la

los videoclips) (Efectos que el paciente administracion  del meqicamento, _Ios
adversos) puede estar desenlaces esperados, cémo determinar

posibles efectos adversos e intervenir ante
ellos.

evento adverso.

digital de acceso rapido.

3.3. Evaluacion de estrategia de socializacion

La metodologia pre-test-post-test se utiliza como una forma cuasi experimental para
cuantificar el cambio en conocimientos frente a un tema en especifico posterior a una
estrategia educativa. El pre-test se aplica a la poblacion objetivo antes de la intervencion
para determinar un entendimiento inicial de los temas relacionados con los objetivos de
aprendizaje y, se realiza luego de la aplicacion de la estrategia educativa para determinar
lo que se aprendié (5).

Las preguntas incluidas en el pre-test y post-test se relacionaron con las indicaciones y
contraindicaciones para el inicio del tratamiento, los requerimientos institucionales del lugar
idoneo donde se realice la administracion del Nusinersen, la evaluacién con las escalas
funcionales de los pacientes con AME previa al inicio del tratamiento y durante el
seguimiento de este, los momentos en los que se debe realizar la aplicaciéon de las escalas
funcionales para determinar la decisién de continuar con el medicamento, las pruebas de
laboratorio para el seguimiento del tratamiento y la vigilancia de eventos adversos, las
caracteristicas del esquema de tratamiento y las indicaciones del registro sanitario expedido
por el INVIMA.

Para la evaluacion de la estrategia de socializacién, se realiz6 un analisis descriptivo de los
resultados en las pruebas pre-test y post-test y los cambios generados en los resultados
del post-test respecto a los resultados del pre-test.
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3.4. Encuesta de satisfaccion

Para la evaluacion del nivel de agrado del publico asistente frente a la estrategia de
socializacion, se utilizo la estrategia de administracién de una encuesta de satisfaccion para
evaluar la acogida de la estrategia con el propésito de continuar con un proceso de
mejoramiento en miras a préximas socializaciones. El formulario usado para esta encuesta
se detalla en el Anexo 4.

La encuesta incluyo preguntas tipo Likert tomando como medidas una escala de 1 a 5,
siendo 1 la expresion “Muy en desacuerdo” y 5 “Completamente de acuerdo”, frente a
afirmaciones relacionadas con las caracteristicas de la socializacion.

Los aspectos evaluados fueron:

e Contenido de la presentacion:

o Obijetivos de la socializacion.

o Temas contenidos en el lineamiento.

o Conocimiento con el que fueron abordados los temas expuestos.

o Claridad en la explicacion.

o Utilidad de la informacion en la practica clinica
e Presentacion:

o Interés despertado por el expositor en el publico (empatia del presentador
con el publico, respuesta clara a preguntas realizadas por el publico, uso
lenguaje cientifico y claro).

Metodologia utilizada.
Calidad de las ayudas audiovisuales.
Tema de la presentacion con una secuencia légica y agradable.,
Tiempo de la presentacion,
o Cumplimiento de horarios pactados para la socializacion.
e Meétodo de la presentacion:

o Pertinencia de los canales de educacion utilizados,

o Horario escogido para la presentacion.

o Uso de resultados y sugerencias administradas en el grupo focal realizado

para la construccién de la estrategia.

O O O O

4. Resultados

4.1. Implementacion de la estrategia.
Teniendo en cuenta las conclusiones del documento “Construccion de estrategia de
socializacién de los Lineamientos para el desarrollo de una estrategia de uso adecuado de
Nusinersen en Atrofia Muscular Espinal (incluyendo el perfil de seguridad) dirigida a
profesionales de la salud relacionados con la prescripciébn, manejo y seguimiento de
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pacientes con Atrofia Muscular Espinal tipo I, Il y Il con indicacién de uso de Nusinersen”,
se realizaron las siguientes actividades:

e Construccion de algoritmos para resumir lo establecido en los lineamientos. Se
incluyeron tres algoritmos relacionados con el tratamiento con Nusinersen: un
algoritmo general para el inicio de Nusinersen en AME tipo I, Il y Ill, uno para el
seguimiento y continuacion del tratamiento con Nusinersen en AME tipo | y otro para
el seguimiento y continuacion del tratamiento con Nusinersen en AME tipo 1l y 11
(Anexo 2).

e Video clip, narrado por experto, explicando los criterios de inicio y suspension del
tratamiento con Nusinersen y aspectos de seguridad. (Anexo 2).

e Dos lineas de tiempo explicando el seguimiento del manejo con Nusinersen, una
para AME tipo | y una para AME tipo Il y lll. (Anexo 2).

e Dos infografias sobre los aspectos relacionados con el seguimiento del tratamiento
con Nusinersen, incluyendo aspectos relacionados con seguridad y eventos
adversos: una infografia para seguimiento de AME tipo | y otra para seguimiento de
AME tipo Il y Il

e Herramienta interactiva de la linea del tiempo para el planeamiento del manejo con
Nusinersen, ajustado segun los lineamientos socializados (Ver enlace adjunto en el
Anexo 2).

e Un webinar en el que se incluy6 todo el material gréafico y se realiz6 la socializacion
(Ver enlace del Webinar completo en el Anexo 2). La presentacion utilizada en el
webinar puede ser consultada en el Anexo 2.

El webinar para la socializacion se realiz6 el dia 01 de diciembre de 2020, contando con la
participacibn de profesionales de la salud, dentro de los cuales se incluyeron
neuropediatras, neurdlogos, fisiatras, fisioterapeutas y genetistas.

El webinar fue presentado por dos epidemidlogos del equipo del IETS: para la moderacion
y la presentacion de los aspectos metodolégicos relacionados con la metodologia utilizada
para la construccion de los lineamientos y los resultados del proceso de actualizacion de la
evidencia. Adicionalmente, se contd con la presencia de dos expertos clinicos, quienes
explicaron los siguientes puntos:

Generalidades

Lineamientos y flujogramas

Puntos clave acerca de los lineamientos

Casos clinicos de manejo con Nusinersen en pacientes con AME

El informe de encuentro de participacién 2 puede ser consultado en el Anexo 1.

Sobre el andlisis cualitativo, del webinar llevado a cabo, cuya duracién fue de una hora y

27 minutos,
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se vio restringido por las caracteristicas propias y el objetivo con el que fue desarrollado,
dado que da un papel central a los expertos y a los demas participantes Unicamente con la
posibilidad de interaccion a través del chat. Sin embargo, el andlisis del contenido alli
presentado permiti6 hacer mencion a un tema principal dado por la informacién sobre
asuntos criticos del tratamiento, que se relacionan con lo obtenido en el proceso
participativo previo con especialistas para la construccion de la estrategia de socializacién
de los lineamientos.

Al respecto, se hizo visible que los profesionales con alguna competencia en el uso de
Nusinersen han accedido a informacion cientifica que les condujo a preguntar sobre la fecha
a partir de la cual se modifica la indicacion de la edad, la emaciaciéon y caguexia como
contraindicacién para el uso del medicamento no mencionada en los lineamientos. Cabe
destacar que tienen inquietudes en cuanto a la evaluacion funcional y su reporte tanto en
historia clinica como a los aseguradores, la curva de aprendizaje en las escalas, el analisis
del costo-beneficio de la mejora de los hitos motores y las implicaciones para el sistema de
salud colombiano. En cuanto a esto, y aunque el alcance de lineamiento no incluye aspectos
de cobertura y financiacion de tecnologias o servicios en salud, una de las participantes
menciona que las tecnologias empleadas en enfermedades huérfanas entran a
presupuestos maximos a partir de la confirmacién de la misma.

Respecto a la estrategia de comunicacion, refieren la necesidad de que la continuidad del
tratamiento en el algoritmo para las AME tipo | sea diferencial, teniendo en cuenta que es
un grupo con mayor severidad y menor tiempo de evolucion de la enfermedad. Ademas,
sefalan la importancia de contar con un video sobre la aplicacién de las escalas, lo cual
podria contribuir a una mejor aplicacion e interpretacion de las mismas.

Finalmente, a partir de algunas preguntas realizadas por los participantes, la interaccion
permitidé a los expertos enfatizar en que la formulacion del medicamento debe estar
respaldada por un equipo multidisciplinar, y que debe explicarse a la familia que el
diagnéstico de AME implica una enfermedad crénica, con multiples implicaciones, y que el
tratamiento con Nusinersen no representa en si una posibilidad de curacion.

4.2. Evaluacion de estrategia de socializacion.

La evaluacion pre-test fue realizada por un total de 18 profesionales de la salud y/o
prescriptores, los cuales asistieron en representacion de mudltiples entidades de salud,
incluyendo:

e Instituciones académicas superiores:
¢ Universidad Nacional de Colombia (2 personas)
e Universidad Militar Nueva Granada (1 persona)
e Universidad del Rosario (1 persona)
e Universidad de Antioquia (1 persona)
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e Entidades prestadoras de servicios de salud e Instituciones prestadoras
Coomeva EPS (2 personas)

Famisanar EPS (1 persona)

Clinica Universidad de la Sabana (1 persona)

Instituto Roosevelt (1 persona)

CIASER ICESI (1 persona)

Club infantil Noel (Cali, Colombia)

Hospital Internacional de Colombia (1 persona)

e Sociedades cientificas
e Sociedad Colombiana de Pediatria (1 persona)

e Especialistas y personal en formacion
e Enfermera especialista en enfermedades neuromusculares (1 persona)
e Estudiante de medicina fisica y rehabilitacion (1 persona)

En cuanto a los campos de experticia, las respuestas variaron entre neuropediatria (6
personas), fisiatria y rehabilitacién (4 personas), otros (5 personas), genética (1 persona)
neuropediatria y pediatria (1 persona). Dentro de las personas calificadas como otros, se
encontraron dos auditores, un internista con formacién en epidemiologia, un quimico
farmacéutico y un estudiante de medicina fisica y rehabilitacion.

Por otro lado, el post-test fue contestado por 9 participantes, lo cual corresponde al 50% de
los que participaron en el pre-test.

En cuanto a las respuestas a las preguntas del pre-test, los resultados fueron los siguientes:

Pregunta 1: En Colombia, la institucion que realice el manejo de pacientes con AME y que
vaya a administrar el medicamento Nusinersen, debe contar con un protocolo de manejo
de medicamentos de alto riesgo. Responda verdadero o falso.

El 94.4% (n=17) personas contestaron correctamente (verdadero), mientras que el 5.6%
(n=1) contestd incorrectamente. En el post-test, el 100% (n=9) de los participantes
contestaron correctamente.

Pregunta 2: Para evaluacién funcional motora de un nifio de 18 meses con AME tipo |, es
posible utilizar la escala HINE 2 o0 el CHOP INTEND.

El 83.3% (n=15) de los participantes contestaron la opcién correcta (verdadero), mientras
gue el 16.7% (n=3) contestaron incorrectamente. En el post-test, el 100% (n=9) contestaron
correctamente.

Pregunta 3: ¢ Cudl de las siguientes escalas puede ser usada para evaluar la capacidad
funcional de una paciente con AME que aun preserve la capacidad de marcha?
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El 77.8% (n=14) contestaron correctamente (6WMWT), mientras con el 11.1% (n=2) en
CHOP INTEND 11.1% (n=2) HINE 2. Para el post-test, se mantuvieron los mismos
resultados.

Pregunta 4: La primera evaluacion para decidir si continuar el manejo con Nusinersen en
un paciente con AME tipo | se realiza:

El 27.8% (n=5) contestaron correctamente (previo a la administracion de la tercera dosis de
mantenimiento, mientras que el 55.6% (n=10) contestaron al afio del inicio del tratamiento
y el 16.7% (n=3) contestaron luego de terminar la dosis de carga. En el post-test, el 88.9%
contestaron correctamente, mientras que el 11.1% (n=1) contestod que luego de terminar las
dosis de carga.

Pregunta 5: ¢Cudl de las siguientes es una prueba de monitoreo y seguimiento para el
paciente en manejo con Nusinersen?

El 88.9% (n=16) contestaron correctamente (todas las anteriores), mientras que el 11.1%
(n=2) contestaron pruebas de funcion renal y funcidon hepéatica. En el post-test, el mismo
porcentaje de participantes contestd correctamente (88.9%) mientras que una persona
contestd cuadro hematico completo y tiempo de coagulacion.

Pregunta 6: ¢ Cudl es el rango de edad de los pacientes para realizar una valoracién con
la escala CHOP INTEND?

El 44.4% (n=8) de los participantes contestaron correctamente (de 2 meses a dos afios),
mientras que el 38.9% (n=7) contestaron de 4 meses a 4 afios y el 16.7% (n=3) contestaron
primeros meses de edad. En el post-test, el 100% de los participantes contestaron
correctamente.

Pregunta 7: En pacientes con AME tipo Il y Ill, la valoracidén para decir el mantenimiento o
suspension del tratamiento se hace en la cuarta dosis de mantenimiento, que equivale a la
octava dosis desde el inicio del tratamiento. Conteste verdadero o falso.

El 61.1% (n=11) de los participantes contestaron correctamente, mientras que el 38.9%
(n=7) contestaron falso. En el post-test, el 100% de los participantes contestaron
correctamente.

Pregunta 8: El esquema de dosis de carga del Nusinersen, se realiza en los dias:

El 88.9% (n=16) de los participantes contest6 correctamente (0, 14, 28 y 63), mientras que

el 11.1% (n=2) contestd incorrectamente. En el post-test, el 100% de los participantes
contestaron correctamente.

23

Carrera 49 a No. 91- 91

Bogots, D.C.,, Colombia | Conmutador: +571 3770100 E-mall contacto@iets.org.co

www.iets.org.co




Instituto de Evaluacion —— .
. Evidencia que promueve Confianza
1| Tecnologica en Salud

Pregunta 9: De acuerdo con el registro sanitario de Nusinersen vigente en Colombia, es
cierto que:

El 50% (n=9) de los participantes contestaron correctamente, mientras que el 27.4% (n=5)
respondié que esta indicado en AME en general antes de los 7 afios y 22.2% (n=4) que el
medicamento esta indicado cuando tenga una escala funcional motora de Hammersmith de
<10y <54. En el post-test, el 77.7% (n=7) de los participantes, contestaron correctamente,
mientras que el 22.2% (n=2) contestaron que el medicamento esté indicado cuando tenga
una escala funcional motora de Hammersmith de <10 y <54.

Pregunta 10: El Nusinersen esta contraindicado en pacientes con AME tipo |, Il o Il con
escoliosis severa, cirugia de fusion espinal o enfermedad del SNC o medula espinal.

El 33.3% (n=6) contestaron correctamente, mientras que el 66.7% (n=12) contestaron
incorrectamente. En el post-test, el 22.2% (n=2) de los participantes contestaron
correctamente, mientras que el 77.8% (n=7) contestaron incorrectamente.

El promedio de preguntas contestadas correctamente en el pre-test fue de 6.7 puntos,
mientras que en el post-test fue de 8.4 preguntas correctas.

4.3. Encuesta de satisfaccion.

La encuesta de satisfaccion fue respondida por 4 participantes, de los cuales la totalidad
correspondié a representantes de EPS e IPS. Dos patrticipantes declararon desempefiarse
dentro del campo de la fisiatria y rehabilitacion y dos participantes fueron otros (un auditor
y un residente de fisiatria). Cada uno de los participantes expresé una razon diferente para
su participacion en la socializacién: uno por actualizacion, otro por conocer el manejo de
estos pacientes, otro por conocer el abordaje de la patologia y uno por ampliar el
conocimiento sobre la prescripcion del Nusinersen en AME. En la Tabla 2. Resultados
encuesta de satisfaccion se describe el promedio de calificacion para cada una de las
preguntas realizadas en la encuesta. El promedio de calificacién de todas las preguntas fue
de 4 (correspondiente a de acuerdo).

Tabla 2. Resultados encuesta de satisfaccion

Promedio de

Pregunta e L,
calificaciéon

Sobre el contenido de la presentacién

Los objetivos de la socializacién del lineamiento para uso de Nusinersen

fueron claros desde el principio 4.25

Los temas del lineamiento de uso de Nusinersen fueron abordados con
conocimiento
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Pregunta alificacion
Hubo claridad en cada uno de los temas abordados en la socializacion 4.5
La informacion socializada es de utilidad para mi practica clinica en el
manejo de pacientes con AME 4.25
Sobre la presentacién
El presentador desperto el interés del auditorio 4.25
La metodologia de presentacién fue adecuada 4.5
Las ayudas audiovisuales fueron adecuadas 4.25
El tema de presentacion lleva una secuencia légica y agradable 4.5
El tiempo de la presentacion fue adecuado 4
El presentador creo empatia con el auditorio 4
Las preguntas fueron resueltas con claridad 4
El lenguaje utilizado fue cientifico y claro 4.25
Se cumplieron los horarios planeados para la socializacién 4
Sobre el método de presentacion
El canal de comunicacion para la presentacion fue adecuado 4.5
La hora de presentacion se facilita al auditorio 4.5
Se tuvieron en cuenta los aspectos sefialados y sugeridos en el grupo
;c;clzjlj para la socializacion de los lineamientos para profesionales de la|4

5. Conclusiones

A partir de la realizacién de la actividad de socializacion del documento: “Lineamientos para
el desarrollo de una estrategia de uso adecuado de Nusinersen en Atrofia Muscular Espinal
(incluyendo el perfil de seguridad)” con los profesionales de salud y prescriptores, se

concluye:

e La socializacion de la estrategia cont6 con la participacion de diversos actores del
area de prescriptores y profesionales de la salud, incluyendo no solo clinicos, sino
también representantes de Instituciones Prestadoras de Servicios en salud (area
administrativa), sociedades cientificas y estudiantes de las &reas clinicas

interesadas.

e Larealizacion de un grupo focal previo para la construccion de la estrategia permitié
la integracion de las necesidades y opiniones de la poblacion objeto de la

socializacion de los lineamientos.
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Es necesario incentivar la participacion de los asistentes en las pruebas pre-test y
post-test, asi como en la encuesta de satisfaccion.

Se requiere hacer claridad sobre las contraindicaciones del manejo con Nusinersen,
debido a que los resultados del post-test muestran que no hubo claridad sobre el
concepto que la escoliosis severa o cirugia de fusion espinal NO constituye una
contraindicacion absoluta para el tratamiento con el Nusinersen.

Se logré un buen desempefio general con la socializacién, sin embargo, de acuerdo
a las respuestas, es posible mejorar con respecto al respeto al tiempo asignado para
la actividad, la empatia creada por parte de los expositores con el publico, la
respuesta con claridad a las preguntas realizadas por los asistentes y el hecho de
tener en cuenta los aspectos sugeridos durante el grupo focal para la realizaciéon de
préximas socializaciones. Sin embargo, cabe resaltar que en todos los puntos
evaluados no se obtuvo una calificacién inferior a 4 (de acuerdo) en la encuesta de
satisfaccion.
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7. Anexos
Anexo 1. Informe encuentro de participacion 2.

informe de socializacion del documento “lineamientos para el desarrollo de una
estrategia de uso adecuado de nusinersen en atrofia muscular espinal (incluyendo
el perfil de seguridad)” a prescriptores.

1. Introduccién

La participacién en salud, al ser interdependiente de la realizacion efectiva del derecho a la
salud, permite a los diferentes actores sociales asumir la responsabilidad y el compromiso
de hacer parte de las deliberaciones y discusiones sobre los problemas en salud que
afectan a la comunidad (1). De manera especifica, la participacion en salud, al ser
interdependiente de la realizacion efectiva del derecho a la salud, permite a los diferentes
actores sociales asumir la responsabilidad y el compromiso de hacer parte de las
deliberaciones y discusiones sobre los problemas en salud que afectan a la comunidad (1).

Dentro de los diferentes mecanismos y modalidades de participacion existentes, la
participacién informativa permite la entrega de informacion sobre un asunto clave a un
publico objetivo determinado, a través de diversos medios y canales como por ejemplo, las
conferencias virtuales, las paginas web, los correos electronicos, las redes sociales, los
boletines informativos y las encuestas (2). En este contexto, los procesos de socializacion
suelen ser la forma de participacion informativa mas comun en la que se procura involucrar
de forma amplia a los diversos actores interesados y a la ciudadania en general (2).

Para el caso particular, y considerando el contexto actual, se identificé como un medio de
socializacién, la realizacion de una conferencia virtual o webinar dirigida a prescriptores, a
través del/la cual se transmitiera la informacioén relevante sobre los “Lineamientos de uso
adecuado de Nusinersen en Atrofia Muscular Espinal”.

Teniendo en cuenta lo anterior, el presente informe describe de manera sintética el proceso
de gestion adelantado para el desarrollo del webinar dirigido a prescriptores, incluyendo la
convocatoria realizada de los actores clave identificados, asi como de las acciones de
divulgacién del webinar.

2. Objetivo
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Facilitar el desarrollo del webinar dirigido a prescriptores como un mecanismo de
participacion informativa para divulgar y socializar la informacién contenida en el documento
titulado “Lineamientos para el desarrollo de una estrategia de uso adecuado de Nusinersen
en Atrofia Muscular Espinal (incluyendo el perfil de seguridad)”.

3. Metodologia

Todo proceso de gestibn de espacios participativos, incluyendo los espacios de
participacién consultiva, comienza con la identificacion de los actores clave conforme el
objetivo del espacio y la tematica. Para el caso particular, se identificaron las organizaciones
y sociedades cientificas claves por su relacion con el tema y por su potencial en la
divulgacion de la informacion. Posterior a esta identificacion, se procedié con la gestion de
los espacios virtuales en los cuales se transmitiria la conferencia virtual. Con los enlaces
de conexion de la plataforma Zoom y del canal del IETS en YouTube, se procedié con el
disefio de una imagen de invitacion que acompafaria la invitacion al webinar.

Luego, se procedio con el envio de la convocatoria a los actores clave identificados, por
medio de carta de invitacion a través de correo electronico (en esta carta, también se les
pidi6 a las organizaciones la divulgacion entre todos sus afiliados). Esta convocatoria, se
acompafié de acciones divulgacion en las redes sociales del IETS, asi como por mensajes
personalizados de WhatsApp. Estas acciones complementarias se realizan para los
espacios participativos liderados por el Instituto, en tanto son herramientas que permiten
llegar mas facil a los actores interesados.

A continuacion, se describen las actividades adelantadas.
3.1. Identificacién de actores y convocatoria

La convocatoria de participacion se inicié a partir de la definicion las organizaciones clave
en el proceso de socializacion:

Asociacién Colombiana de Neurologia Infantil

Asociacién Colombiana de Neurologia

Asociacion Colombiana de Genética Humana

Asociacion Colombiana de Médicos Genetistas

Asociacién Colombiana de Medicina Fisica y Rehabilitacion
Sociedad Colombiana de Medicina Familiar

Asociacion Colombiana de Sociedades Cientificas

Colegio Colombiano de Terapia Ocupacional

Asociacion Colombiana de Facultades de Medicina
Instituto de Ortopedia Infantil Roosevelt

Fundacion Valle de Lili

Instituto de Genética Humana de la Pontificia Universidad Javeriana
Universidad de Caldas
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Asociacion de Laboratorios Farmacéuticos de Investigacion y desarrollo (AFIDRO)
Asociacion Nacional de Empresarios de Colombia (ANDI)

Asociacion Colombiana de Empresas de Medicina Integral (ACEMI)

Asociacion de Empresas Gestoras del Aseguramiento en Salud (GestarSalud)
Instituto Nacional de Salud

Ministerio de Salud y Proteccién Social - Subdireccion de Enfermedades No
Transmisibles

A continuacion, se relaciona un ejemplo de la convocatoria realizada:

llustracion 3. Ejemplo convocatoria.

IETS EIS

Bogold, 0.C., 23 de noviembre de 2020 quienes  parficpen  se  registen  en  esle formuiario
hitps/forms. Qle/QMHEAD102PGNF2976
Doctor Esto, porque es importante para nosotros tener un control de la asistencia.
I De igual modo, esta socializacion sera retransmiida en Vivo por nuestro canal
] IETS en YouTube, a Ia cual se podrd acceder a través del siguiente enlace:
Bogota hittps://youtu be/7vY TWWDbowk

ASUNTO: Invitacion a participar en el Webinar para prescriptores sobre

a o Agradecemos mucho que Ia organizacion que representa pueda paricipar de este
Atrofia Muscular Espinal y el uso del Medicamento Nusinersen.

espacio, asi como Ia divulgacion de esta carta y la imagen adjunta entre todos sus
afiiados y afiiadas
Respetado(a) Doctor{a)
. . Cordialmente,
Reciba un cordial saludo de parte del Instituto de Evaluacién Tecnolégica en Salud
(IETS).

Nuestra Agencia elaboré, en el marco de un contrato interadministrativo suscrito

con el Ministerio de Salud y Proteccion Social en 2019, el Lineamiento para el I
tratamiento con Nusinersen en pacientes con atiofia muscular espinal. Este [
Lineamiento contiene una serie de indicaciones técnicas orientadas al inicio,

mantenimiento y suspension del fratamiento con DUSINEISEN en pacientes con esta e

condicion.

Parte fundamental del proceso es dar a conocer a los diferentes aclores
interesados el contenido de este lineamiento, y en particular a los prescriptores del
medicamentes. Por este motivo, nuestra Agencia y el Ministerio de Salud se
complacen en invitar al VWehinar para prescriptores sabre Atrofia Muscular Espinal
v el uso del Medicamento Nusinersen. Este se realizard el dia 1° de diciembre de
2020 a las 6:00 PM por Ia plataforma Zoom. El enlace de conexién es el siguiente
hitps: us/i/8a4: i
Qarog

- 1D de reunién: 844 8218 4516
- Codigo de acceso: 512140

Aunque los participanies que asistan por parte de su organizacion podrdn
participar sin ninguna restriccion en este ehinar, solictamos amablemente que

€ » 0 B 0¢C¢C Do <> B

Respetado(a) Doctoria)

50 es dar 8 conocer 8 los Gferentes s interesados ¢l
8 108 prescriptores del medicamento. Por este Motvo, Auestra Agent
invitar al Webinar para prescriptore

fundamental del pr

10, y 00 pi
Salud se compiscen
Medicamento N

B

Do igual modo, esta socelzacin serd
.

entre todos sus afilados y afiades

Corgaiments.
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Esta convocatoria se acompafio de la siguiente imagen:

llustracion 4. Imagen de convocatoria.

La salud
$

Socializacién del tos para el desarrc

je una estrategia d sado de Nusinersen
Atrofia Mu AME (incluyendo el
perfil de seguridad
1 6P.M.
Martes
Diciembre
Youtube:

IETS

a2z

Vale precisar en este punto, que por seguridad de los procesos el IETS tomé la decision de
compartir los enlaces con las organizaciones identificadas y con actores individuales
confirmados. Esto, como una medida de prevencion y de protecciéon de ataques virtuales.

También se divulgo en la cuenta de Twitter del IETS. A continuacion, relacionamos un
ejemplo de los mensajes divulgados:

llustracion 5. Mensajes divulgados en Twitter.

\ETs i de Evaluacién Tecnolégica en Salud & @IETSCol... - 1dic.  ee°
#SocializacioneslETS En una hora arrancamos con el webinar dirigido a
prescriptores sobre el uso de nusinersen en AME. Puedes ingresar aqui, a las
6:00 PM: youtu.be/7vY1vWDbowk

@MinSaludCol

222

(9} o @1

>

\ETs i de luacién T légica en Salud @ @IETSCol... - 1dic.  °o°
#SocializacioneslETS No lo olvides. Luego de la socializacién a pacientes y
cuidadores, seguimos con el webinar dirigido a prescriptores sobre el uso de
nusinersen en AME. Puedes ingresar aqui, a las 6:00 PM:

2l

s

222

i prescriptores. Atrofia Muscular Espinal y uso adecua...
\ ﬂo: W | Sesion prescriptores

-\
Fuente: IETS, 2020

& youtube.com

De igual manera, y considerando que al mismo tiempo se estaban llevando a cabo varias
socializaciones sobre otros temas, se disefio un folleto informativo para ser compartido por
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WhatsApp a actores clave (ilustracion 4), asi como mensajes personalizados en WhatsApp,
para motivar la convocatoria mediante la estrategia voz a voz (ilustracion 5).

llustracién 6. Folleto informativo.

#SOCIALIZACIONESIETS

LINEAMIENTO PARA EL TRATAMIENTO CON NUSINERSEN EN
PACIENTES CON ATROFIA MUSCULAR ESPINAL

Se harédn dos socializaciones
virtuales, dirigidas a todos los
actores interesados en el tema,
fundamentalmente
prescriptores,
cuidadores e
farmacéutica.

pacientes.
industria

La primera socializacion se
realizara el dia 1° de diciembre a
las 400 PM y participaran
pacientes y cuidadores.

Enlace de conexién:

La segunda socializaciéon se
realizara el dia 1° de diciembre a
las 600 PM y participaran
prescriptores, especialistas clinicos
e industria farmacéutica.

Enlace de conexion:

En estas socializaciones  https//usO2web.zoom.us/j/8274578

webinar se difundira la 02747 https://us02webzoom.us/j/8448218
informacion clave del RWA=MKxyYjROZKxmZUIYTXZIQUN 45167

Lineamiento para el WWGVMQTO9 Rwd=WmVTRVIiRIU4eEtPM3ZZVj|jV.
tratamiento con Nusinersen en XRiQT09

pacientes con atrofia
muscular espinal

Instituto de Evaluacion

e ica en

Fuente: IETS, 2020

llustracion 7. Ejemplo mensajes enviados por WhatsApp.

#» Reenviado

Buen dia. v

Invitados todos al Webinar sobre atrofia muscular espinal y el uso del
medicamento nusinersen, dirigido a prescriptores. Se realizaré el dia
de hoy a las 6:00 PM y sera transmitido por el canal IETS en
YouTube: https://youtu.be/7vY1vVDbowk

Agrad mucho pued partir esta informacién con
quien interese. 9005 tr

Fuente: IETS, 2020
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3.2. Desarrollo del espacio participativo

Conforme a lo requerido por el grupo desarrollador, se llevo a cabo el webinar el dia
01/12/2020, a las 6:00 PM, por la plataforma Zoom. Considerando las restricciones en
cuanto al nimero de personas asistentes, se decidié usar la herramienta de transmision en
vivo por YouTube. Con esta accion, se busco tener mayor audiencia, asi como un alcance
en el tiempo, en el sentido que esta transmisién queda disponible para la audiencia en el
canal IETS en YouTube, y puede ser consultada en cualquier momento por cualquier
ciudadano. En la descripcion del video, ademas, se indico el enlace en el cual la ciudadania
puede encontrar el contenido del Lineamiento completo.

Durante el desarrollo del espacio, y en aras de no agotar a los asistentes por los diferentes
formularios que se debian responder a lo largo del webinar, el pre-test se us6 como registro
de asistencia (fue compartido tanto en Zoom como en YouTube). No obstante, el nimero
de respuestas (18) no corresponde con el numero de asistentes en Zoom y en YouTube.
En Zoom, el nimero de asistentes fue de 26 personas, y en simultaneo por YouTube, fue
de 25 personas. Posterior a este webinar, el nimero de visualizaciones? (a fecha de 3 de
diciembre) es de 88, con un tiempo de visualizacion (en horas) de 34,7506, con 281
impresiones? y 5,69% de clic de las impresiones?.

A continuacion, la lista de asistentes que registraron su asistencia:

Tabla 8. Asistentes registrados.

Organizacion Participante Perfil
1 ggﬂ'ca Infantil Club Noel José Manuel Cafién Neuropediatra
5 Universidad Nacional de | Jairo Fernando Lasso Fisiatria y
Colombia Benavides rehabilitaciéon
Hospital Internacional de i
3 P . Norma Carolina Barajas Pediatra .
Colombia Neuropediatra
Universidad Militar Nueva i i i
4 Sindy Bermejo Neuropediatra
Granada
5 Juan Camilo Garcia SUImIC(? .
armaceéutico
6 | CoomevaEPS Harold Alfredo Mufioz Trochez | EPidemiologoy
médico internista
7 Lina Vanessa Mesa Médica auditora

! Se refiere a la cantidad total de veces que una persona decidié mirar el video, durante al menos 30
segundos (3).

2 Se refiere a la cantidad de veces que el video se mostro a un cliente potencial (3).

3 Este porcentaje corresponde a la cantidad de clics que recibe el video dividida por la cantidad de
veces que este se muestra (4).
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Universidad de Antioquia | Isabel Pareja Neuropediatra
9 Clinica Universidad de la Marvid Sol Duarte Moreno Neuropediatra
10 | Sabana Ilvonne Carolina Escobar Fisiatria y
Urrego rehabilitacion
Neuropediatra
: . : Especialista en
11 | Independiente Edna Julieth Bobadilla enfermedades
neuromusculares
12 | Famisanar EPS Dubois Anacona Obando Auditoria
Universidad Nacional de isiatri
13 . Javier Rubio Delgado Martinez Fisiatria L y
Colombia rehabilitacion
Fisiatria y
14 Sandra Castellar rehabilitacion
Instituto Roosevelt Residente
15 Laura Natalya Florez Puentes medicina fisica y
rehabilitacion
16 | Universidad El Rosario Carolina Casas Pediatra
Sociedad Colombiana de i . i
17 o Blair Ortiz Giraldo Neuropediatra
Pediatria
Universidad ICESI -
CIACER (Centro de
18 | investigaciones en Felipe Ruiz Botero Genética
anomalias congénitas y
enfermedades raras)
Fuente: IETS, 2020
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Anexo 2. Elementos graficos y audiovisuales utilizados en la estrategia de
socializacion

Algoritmos

Uso del Nusinersen en AME tipo I, Il y Il 8 S5, | v

Paciente con diagnéstico de Atrofia Medular Espinal
v

En todo caso debe confirmarse:
+ Documentacién genética:
« Delecion homocigotica del exdn 7 en el gen SMN1 o
* Mutacion homoclgonca del gen SMN1 exén 7 o

+ Mutacién del gen SMN1y
« Tener al menos 2 copias del gen SMN2

« Inicio de signos clinicos y sintomas antes de los 3 afios de edad.
+ La funcién motora antes del inicio del tratamiento debe ser evaluada
mediante una escala adecuada para la edad y el tipo de AME:

+ HINE 2 para pacientes de 2 meses a 2 afios con AME tipol.

+ HFMSE para pacientes con AME tipo 2 o 3. Punto de corte 210 y < 54.
+ CHOP INTEND para pacientes de 4 meses a <4 afios con AME tipo 1.

i ido = 10 y < 54 en
pacientes hasta los 6 afios (incluyendo pacientes que no hayan
cumplido los 7 afios).

+ Escala i motora de

¥

ene criterios para
iar tratamiento
con Nursinersen?

Evaluar otras

opciones de
tratamiento

Contraindicaciones para el inicio de

guientes

tratamiento con Nusinersen: alizarse comc

paciente
sidadde've Realizar valoracién por un grupo interdisciplinario que cuente minimo
ermanente r iy : 25 Savis Sl e doale
Relfnan b con especialistas en neurologia, pediatrica, genética y fisiatria para: ad stracion de cada d

mantenimiento cada 4 me

Sittiaclonss clini o fod P + Evaluar contraindicaci inicio Nt
ere recibir un bens « Iniciar prescripcion de Nusinersen

i imi i « Hematologia: hemograma con recuento
+ Realizar seguimiento de Nusinersen

+ Tiempos de coagulacién: T
(PT), tiempo de tromboplastina (PTT

(indice internacional normaliz

inal o enfermes

nal

iTiene
i i ara
iar tratamiento « Pruebas de funcién renal: creatinir
si con Nursinersen? proteinuria,
Evaluar otras opciones de tratamiento Iniciar tratamiento con Nusinersen
En caso de presentar alguno de los siguientes
criterios suspender tratamiento farmacolégico
AME tipo L1l y 1l con Nusinersen:
« Efectos adversos graves
*Iniciar con esquema de carga « Deterioro funcion respiratoria con cambios
(4 dosis): 12mg a los 0, 14, 28 y IR ertitaciAn
S . « Deterioro funcién deglutoria ¢
« Esquema de mantenimiento:
requerimiento de alimentacién con
12 mg cada 4 meses
gastrostomia o sonda permanente
- Administracién intratecal del farmaco pone
. + Administrar medicamento en Shitiesgolls vide
/ \ instituciones de Il o IV nivel de « Deterioro de la calidad de vida referido por
& complejidad padres o tutores
.
— « Cada institucion debe contar * Muerte
Pasar a la intervensién con un protocolo de manejo de
por tipo AME medicamentos de alto riesgo
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Seguimiento del manejo con
Nusinersen en AME tipo |

La salud i
es de todos Migsalu

AME TIPO 1
v

otras opciones de tratam

v

Realizar evaluacion previa
administracion de 3ra dosis de

paciente riterios pa

anera previa a la administracién de la primera do: n Nusinersen:

ma de y antes de la ninistracio

mantenimiento (séptima dosis total)

imiento cada 4 me

Deterio

alimentacion con gz ystomia o

* Tiempos de coagulacién: Tiempo de trombina (PT), a permanente

tiem C C stina (P ) INR (indice ion intratecal del farmaco pone en
internacional normalizz

* Pruebas de funcién hepatica: Alanina

LT), aspartato aminotransferasa

alidad de vida referido por padi

*Muerte

atinina, urea,

¢Hay mejoria de la
funcién motora*?

Adicionar una dosis de
mantenimiento adicional de
12 mg intratecal

Continuar terapia de mantenimiento
con Nusinersen 12 mg intratecal
(Cada 4 meses)

¢Hay mejoria de la
funcién motora*?

Realizar evaluacion y manejo
interdisciplinario cada 4 meses previa
administracion de la siguiente dosis
de Nusinersen

con Nusinersen

La evaluacién debera realizarse
idealmente con la misma escala

durante todo el tratamiento: : - e
*Mejoria de la funcion motora definida:

ganancia de 1 punto en cualquiera de los
hitos de HINE - 2, salvo en el item de
pataleo donde se requiere ganancia de 2
puntos o un aumento de minimo 4 puntos
en el CHOP INTEND.

ara el HINE 2 par:
pacientes de 2 meses a 2

CHOP INTED podra se

pacientes de 4 meses a 4 afios.
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AMETIPO Il y I

v

Evaluar otras opciones de tratamiento

guientes pruebas de labor > deben v

valuar la presencia de z no de los siguiente

como parte del monitor erios para suspender tratamiento farmacolog

Realizar evaluacion previa
administracion de 4ta dosis de
mantenimiento (octava dosis total)

manera previa a la administr con Nusinersen:
del esquema de carga y antes de
cada dosis de mantenimiento « Efectos adversos grave
oro funcic espiratoria con cambios en la
* Hematologia: hem tilacion
hematocrito, hemo rioro funci
(neutrofilos) y recuento plaq
* Tiempos de coagulacién: Ti
stina (PTT) y el INR (indi

nasogastrica permanente

n intratecal del farmaco pone en

) ¢Hay mejoria de la
sional normaliz funcién motora*?

* Pruebas de funcién hepatica: Alz
aminotransferasa (ALT), aspartato aminotransferasa

*» Deterioro calidad de vida referido por padr
o tutor

) y bilirrubin: * Muerte

* Pruebas de funcién renal: tinina, ur

proteinuria

Adicionar dos dosis de
mantenimiento adicional de
12 mg intratecal

Continuar terapia de mantenimiento
con Nusinersen 12 mg intratecal
(Cada 4 meses)

¢Hay mejoria de la
funcién motora*?

Realizar evaluacion y manejo
interdisciplinario cada 4 meses previa
administracion de la siguiente dosis
de Nusinersen

con

pender manej

La evaluacién debera realizarse
idealmente con la misma escala
durante todo el tratamiento:

empleara el HFMSE en todos
n AME Il y lIl; en I
n capacidad de

*En pacientes con capacidad de caminar:

un incremento de 2 3 puntos en la HFMSE
o un incremento de la distancia caminada
en el 6 MWT > 30 metros.

En pacientes sin capacidad de caminar: un
incremento de 2 3 puntos en la HFMSE o

caminar, se realizara
adici mente la pv\wh] de
caminata
acien no ambulatorios la
a revisada de miembros

rior (RULM)
un aumento > 2 puntos en la RULM
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Lineas de tiempo

LINEA DE TIEMPO AME TIPO | © B

o 4 meses a < 4 afios 2 meses a 2 afios
Monitoreo con pruebas de laboratorio: pruebas hematologicas, pruebas EVALUACION
i A % MOTORA AME CHOP INTEND HINE 2
de coagulacion, funciénhepatica y funcién renal TIPO |
Esquema de carga Esquema de mantenimiento
Inicio de (12 dosis de (22 dosis de (3¢ dosis de (42 dosis de
tratamiento mantenimiento) mantenimiento) mantenimiento) mantenimiento)

Dosis 10 20 30 4 meses de la 50

82
———— Ultima dosi 4 meses 4 meses ’

540 (18 meses)

Dia 014 28 63 (2 meses) 180 (6 meses) 300 (10 meses) 420 (14 meses)

fuu| fLu| fuu

para continuar el motora para
tratamiento y de continuar el
ahi cada 4 tratamiento
meses**

Evaluacién Evaluacion motora Evaluacién
motora inicial

**El tratamiento con Nusinersen debera ser continuado en caso de mejoria de la funcion motora definida como: una ganancia de 1 punto en cualquiera de los hitos del HINE - 2, salvo en
el item de pataleo donde se requiere ganancia de 2 puntos o un aumento de minimo 4 puntos en el CHOP INTEND.

Se st dera el tr i far légico con Nusinersen cuando existan dos pérdidas consecutivas en la funcién motora respecto a la valoracién anterior en el HINE 2, definido como
la pérdida de 1 punto en cualquiera de los hitos motores salvo en el hito de pataleo donde se requiere la pérdida de 2 puntos.

Se valorara la suspension del Nusinersen en ausencia de mejoria en la funcion motora, en este caso se administrara una dosis de mantenimiento adicional, si posterior a esto no se
documenta mejoria sera suspendido el medicamento.

LINEA DE TIEMPO AME TIPO Il y I g Lsud  winsalud

N Todos los paci Paci que Paci que no
Monitoreo con pruebas de laboratorio: pruebas EVALUACION con AME Iyl d 1 d 3
hematologicas, pruebas de coagulacion, x MOTORA AME
i fas ” TIPO Il y 1l HFMSE 6MWT RULM
funcionhepatica y funcion renal
Esquema de carga Esquema de mantenimiento
Inicio de (12 dosis de (22 dosis de (32 dosis de (42 dosis de

tratamiento mantenimiento) mantenimiento) mantenimiento) mantenimiento)

Dosis 12 20 3¢ 50 62 70 82
4 meses 4 meses 4 meses

Dia 014 28 63 (2 meses) 180 (6 meses) 300 (10 meses) 420 (14 meses) 540 (18 meses)

JLu| juu JLu|

Evaluacion i
Evaluacion motora
motora inicial
para continuar el
tratamiento y de
ahi cada 4
meses**
**Se continuara el tratamiento farmacolégico con Nusinersen si se obtiene ganancia funcional motora definida de la siguiente manera:
En pacientes con capacidad de caminar: un incremento 23 puntos en la HFMSE o un incremento de la distancia caminada en el 6 MWT > 30 metros.
En pacientes sin capacidad de caminar: un incremento 23 puntos en la HFMSE o un aumento >2 puntos en la RULM.

Si r:jn se obtiene ganancia funcional motora, se administraran dos dosis de mantenimiento adicionales, si a pesar de esto el paciente no logra los objetivos, se hara retiro de la
medicacion.

Si no hay ganancia funcional motora, se administraran dos dosis de mantenimiento adicional; Si a pesar de esto el paciente no logra los objetivos, se retirara la medicacion
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iInfografia 1. Uso del Nusinersen
en AME tipo I, Il y 11l

La salud
es de todos Migsalc

Esquema de tratamiento e aiara: oo

ag!

o de Atrofia Medular Espinal

Esquema de carga (4 dosis): 12 mg a los 0, 14, 28 y 63 dias

Esguema de mantenimiento: 12 mg cada 4 meses En todo caso debe confirmarse:

« Documentacion genética:

Dia Dosis = S

. — « Delecién homocigética del exdn 7 en el gen SMN1 o

M i | 2 Inicio de = Mutal:lan homomgotlca del gen SMN1 exén 7 o
S 7=‘— |, tratamiento del gen SMN1y
. de 28 e « Tener al menos 2 copias del gen SMN2
squema de — R 3°
carga — = Inicio de signos clinicos y sintomas antes de los 3 anos de edad.
E = La funcién motora antes del inicio del tratamiento debe ser evaluada

63

o mediante una escala adecuada para la edad y el tipo de AME:

= HINE 2 para pacientes de 2 meses a 2 afios con AME tipo1l.

= HFMSE para pacientes con AME tipo 2 o 3. Punto de corte 2 10 y < 54.

= CHOP INTEND para pacientes de 4 meses a <4 afios con AME tipo 1.

* Escala i motora de lido 210y <54 en
pacientes hasta los 6 afios (incluyendo pacientes que no hayan
cumplido los 7 afios).

O

E.

®
o

I[I i ||||l(

5o (12 dosis de
antenimiento)

ne criterios para Evaluar otras
iar tratamiento opciones de
con Nursinersen? tratamiento

Realizar valoracnon por un grupo interdisciplinario que cuente minimo

con en gia, pediatrica, genética y fisiatria para:
M -1 » Evaluar contrai iones inicio
300. E8 .69 1 aoee e - = Iniciar prescripcién de Nusinersen
e * Realizar seguimiento de Nusinersen
=

Esquema de
mantenimiento

éTiene

para
iniciar tratamiento
si con Nursinersen?

NO

~e (3% dosis de
mantenimiento) Evaluar otras opciones de tratamiento Iniciar tratamiento con Nusinersen

AME tipo LIl y 1l

“Iniciar con esquema de carga (4
dosis): 12mg a los 0, 14, 28 y 63 dias
« Esquema de mantenimiento: 12 mg

cada 4 meses

540._=_. 82 (42 dosis de
mantenimiento)

Administrar medicamento en
instituciones de 1l o IV nivel de
complejidad*
Cada institucion debe contar con un
Pasar a la intervension ratncels o ransa de

por tipo AME medicamentos de alto riesgo

Monitoreo con pruebas de laboratorio: pruebas hematoldgicas,
pruebas de coagulacién, funciénhepatica y funcién renal

Via de administracion

La via de administracién de Nusinersen es Unicamente

intratecal. El médico falista r de administrar il Contraindicaciones

el medicamento debera definir la técnica para el abordaje

intratecal de acuerdo con las caracteristicas del paciente. Pacientes con necesidad de ventilacién mecanica invasiva permanente no
debida a un episodio agudo (>16 horas/dia de ventilacién continua durante
>21 dias en ausencia de episodio agudo reversible, o traqueostomia).

&Quién y donde se
administra el medicamento? + Que, a juicio de los tratantes del paciente, haya situaciones clinicas que

no sean reversibles, ni se espere que puedan recibir un beneficio relevante

La prescripcion de inicio y seguimiento de Nusinersen de los con el tratamiento.
pacientes en i debe ser i por un grupo
interdisciplinario conformado con una representacién minima de + Pacientes con gastrostomia o alimentacion por sonda nasogastrica o con
neuropediatria;genéticay fislatra;con’experienclaen el diagnsstico indicacion para su realizacién, documentado por estudio funcional definido
y manejo de AME. por grupo interdisciplinario tratante, en ausencia de episodio agudo
reversible.
La ini: i del i debe hacerse en instituciones de
11l o IV nivel de i con i de pr i L + Imposibilidad para administracién intratecal del medicamento com
especializados y con experiencia en administracién de medicamentos escoliosis severa, cirugia de fusion espinal o enfermedad del SNC o medula
via intratecal. Y con un protocolo de manejo de alto riesgo.. espinal. Esto debe considerarse a criterio del grupo interdisciplinario.
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Infografia 2. Seguimiento del manejo Eﬂ
con Nusinersen en AME tipo |

Continuacién del tratamiento

La evaluacién para determinar el mantenimiento o retiro del tratamiento,
debe realizarse de manera previa a la administraciéon de la tercera dosis de

ala dosis total desde el inicio del
tratamiento, y a partir de este momento en la valoracién clinica que se
realiza cada 4 meses previa a la del

tuacién pi

+ La evaluacién debera realizarse idealmente con la misma escala durante HINIMEACION de Jh U

todo el tratamiento, en caso de ser necesario su cambio, se registrara el
resultado final de la escala inicial de manera simultanea a la primera

mantenimiento (séptima d

lectura de la nueva escala

.

El tratamiento con Nusinersen deberé ser continuado en caso de mejoria
de la funcién motora definida como: una ganancia de 1 punto en
cualquiera de los hitos del HINE - 2, salvo en el item de pataleo donde
se requiere ganancia de 2 puntos o un aumento de minimo 4 puntos en
el CHOP INTEND.

ZHay mejoria de (2
funcién motora*?

* Se 4 el i far OEil con Nusinersen cuando
existan dos pérdidas consecutivas en la funcién motora respecto a la
valoracion anterior en el HINE 2, definido como la pérdida de 1 punto en
cualquiera de los hitos motores salvo en el hito de pataleo donde se
requiere la pérdida de 2 puntos.

12 mg intrat

« Se valorara la suspensién del Nusinersen en ausencia de mejoria en la Continuar terapia de mantenimiento
funcién motora, en este caso se administrara una dosis de con Nusinersen 12 mg intratecal
mantenimiento adicional, si posterior a esto no se documenta mejoria
sera suspendido el medicamento.

ZHay mejoria de la
funcién motora*?

Monitoreo del tratamiento

6n y manejo

Pruebas i con administracién de La sigulente do
ito, i itari 5 y de Nusinersen
recuento plaquetario.

Tiempos de 6n: Tiempo de ina (PT), tiempo de

La alua n debera alizarse
tromboplastina (PTT) y el INR (indice internacional normalizado). kbt

idealmente con la misma escala

durante todo el tratamiento;
*Mejoria de la funcién motora definida:

ganancia de 1 punto en cualquiera de los
hitos de HINE - 2, salvo en el item de
pa de 2
puntos o un aumento de minimo 4 puntos
en el CHOP INTEND.

Pruebas de funcién hepatica: Alanino amino tranferasa (ALT),
aspartato aminotransferasa (AST) y bilirrubinas.

aleo donde se requiere gananc

Pruebas de funcién renal: creatinina, nitrégeno ureico,
proteinuria.

Suspension del tratamiento

« Muerte. y
+ Deterioro de la funcién respiratoria medida como cambios en la
on de er >16 de
+ Efectos graves i ala ini i6n del noges A g b e, (218 hora
ventilacién continua durante >21 dias, en ausencia de episodio agudo
reversible o traqueostomia.
« Si los padres o tutores an que la prog de la o !
los efectos del de ini: i6n de Nusil

« Deterioro de la funcién deglutoria con requerimiento de alimentacién por

o sonda astrica per i por estudio

fanstonat deglutorio a criterio de grupo interdisciplinario, en ausencia de
episodio agudo reversible.

o los efectos secundarios del farmaco, producen un deterioro de la calidad
de vida del paciente que sobrepasa a los beneficios obtenidos.

+ Si el equipo médico idera que la inistracién intratecal del farmaco
pone en riesgo la vida del paciente.

LINEA DE TIEMPO AME TIPO |

5 4 meses a < 4 anos 2 meses a 2 afios
= Monitoreo con pruebas de io: pruebas 6 pruebas ;?1%1:::3:‘5
JLLI coagulacién, funciénhepatica y funcién renal TIPO | CHOR INFEND SINE 2
Esquema de carga Esquema de mantenimiento
inicio de (a0 o
tratamiento mante
Dosis A
Dia 0 14 28 ) e 300 (10 me ) 4”0- 4 mes 540018 m )
Evaluacién Evaluacién motora Evaluacion
motora inicial para continuar el XS motora para
tratamiento y de continuar el
ahi cada 4 tratamiento
meses**
+*El tratamiento con Nusinersen debera ser continuado en caso de mejoria de la funcién motora definida como: una ganancia de 1 punto en cualquiera de los hitos del HINE -
el item de pa!aleo donde se requiere ganancia de 2 puntos o un aumento de minimo 4 puntos en el CHOP INTEND.
cuando oxistan dos pérdidas consecutivas en La funcién motora respecto a la valoracin anterior on el HINE 2, definido como

gt i i il o S it e e A oot it

trard una do

Se valorara la suspension del Nusinersen en ausencia de mejoria en la funcién motora, en este caso se admini de mantenimiento adicional, si posterior a esto no so

mejoria sera susp el
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Infografia 2. Seguimiento del manejo = [
con Nusinersen en AME tipo Il y I s

Continuacién del tratamiento

La evaluacién para determinar el mantenimiento o retiro del tratamiento
debe realizarse de manera previa a la administracién de la cuarta dosis de
iento, equivalente a la octava dosis total desde el inicio del

manteni
tratamiento y a partir de este momento en la valoracién clinica que se realiza
cada 4 meses previa a la administracién del Nusinersen, teniendo en cuenta
las siguientes consideraciones:

e La evaluacién debera realizarse idealmente con las mismas escalas
durante todo el tratamiento, en caso de ser necesario su cambio, se
registrara el resultado final de la escala inicial de manera simultanea a la
primera lectura de la nueva escala.

* Se continuara el tratami far 6 con si se obtiene

ganancia funcional motora definida de la siguiente manera: _NO

ZHay mejoria de (a
funcién motora*?

© En pacientes con capacidad de caminar: un incremento 23 puntos en
la HFMSE o un incremento de la distancia caminada en el 6 MWT > 30

metros.
Adicionar dos dosis de

o En pacientes sin capacidad de caminar: un incremento 23 puntos en la mantenimiento adicional de

HFMSE o un aumento >2 puntos en la RULM.

12 mg intratecal

© Si no se obtiene ganancia funcional motora, se administraran dos dosis
de mantenimiento adicionales, si a pesar de esto el paciente no logra Continuar terapia de mantenimiento
los objetivos, se hara retiro de la medicacion. n Nusinersen 12 mg intratecal

ZHay mejoria de (3
funcién motora*?

Si después de una mejoria motora se produce una pérdida hasta el

-
nivel funcional basal o inferior, se administraran dos dosis adicionales;
en ausencia de mejor(a en la funcién motora, el tratamiento
far OEi! sera
interdisciptin,
- - administracié 3 1 s
Monitoreo del tratamiento de Nusinersen
" con
ito, i itario ofi y La evaluacién debera realizarse
recuento plaquetario. idealmente con la mi scala
durante todo el tratamiento:
Tiempos de én: Tiempo de i (PT), tiempo de

tromboplastina (PTT) y el INR (indice internacional normalizado).

Pruebas de funcién hepitica: Alanino amino tranferasa (ALT),
aspartato aminotransferasa (AST) y bilirrubinas.

acidad de camina
puntos en la HFMSE
tancia caminada

ientes con
ento de
© un incremento de la d
en el 6 MWT > 30 metros.

En pacientes sin capacidad de caminar: un
incremento de > 3 puntos en la HFMSE o

Pruebas de funcién renal: creatinina, nitrégeno ureico,
proteinuria.

un aumento > 2 puntos en la RULM

Suspension del tratamiento

* Muerte.
+ Efectos graves ala acion del . de la funcién respiratoria medida como cambios en la
6 ion de i per (>16 horas/dia de
« Si los padres o tutores consideran que la progresion de la o i durante >21 dias, en ausencia de episodio agudo
los efectos del p: de de Nusi ible o i
o los efectos del S un deterioro de la calidad
de vida del paciente que sobrepasa a los beneficios obtenidos. + Deterioro de la funcién deglutoria con requerimiento de alimentacion por
& ia o sonda per i por estudio
« Si el equipo médico i que la ini i6n intratecal del farmaco funcional deglutorio a criterio de grupo interdisciplinario, en ausencia de
pone en riesgo la vida del paciente. episodio agudo reversible.
P Todos los que que no
Monitoreo con pruebas de laboratorio: pruebas EVALUACION con AME 11y Il puaden:caminar pusden caminar
jLLI| prusbas de . MOTORA AME
TIPO Iy I HFMSE eMWT RULM
funciénhepatica y funcién renal
Esquema de carga Esquema de mantenimiento
iniclo de (10 dosis de (22 0 . sis do dosis de
tratamiento mantenimianto) mantenimiento) mantenimiento) mantenimiento)
Dosis 1 290 30 59 62 o
l
Dia 0 14 28 6{"’“ 5@5) HjOm meses) 300 (10 me: 54018 me:

T

fiuil o oo o

Evaluacién
motora inicial

Evaluacién motora
para continuar el
tratamiento y de
ahi cada 4
meses**

**se continuara el tratamiento farmacolégico con Nusinersen si se obtiene ganancia funcional motora definida de la siguiente manera:

En pacientes con capacidad de caminar: un incremento 23 puntos en la HFMSE o un incremento de la distancia caminada en el 6 MWT > 30 metros.

de on la HFMSE o un aumento >2 puntos en la RULM

minar: un incremento 23 puntos

€n pacien
se obtiene ganancia funcional motora, se administraran dos dosis de mantenimiento adicionales, si a pesar de esto el paciente no logra los objetivos, se hara retiro de la
medicacion

in capaci

dos dosis de adicional; Si a pesar de esto el paciente no logra los objetivos, se retirara la medicacién

Si no hay ganancia funcional motora, se
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Linea interactiva

Disponible para uso en dispositivos moviles

Ev

Enlace: https://herramientas.iets.org.co/LTNusinersen/index.aspx
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LINEA DE TIEMPO AME TIPO Il y IlI
lic para visualizar
tabla "Evaluacién Motora™

EVALUACION MOTORA AME TIPO il y Iil

Todos los.
5 Pacientes que  Pacientes que no
pacientes con
AME Iy Il Busdencaminar.) | ipueden carine
HFMSE ShWT RULM

& Evaluacion
metors irecist

211272020 |

16/12/2020
& 14 dias.

30/12/2020
@ 28 dias.

37212021
& 63 dias.

9% Dosis# 5
© 4 Meses de ia wiima dosis de

31/5/2021
@ 180 dias

carga.
# 1ra Dosis de Mantenimiento
=" Esquema de Mantenimiento.

280972021 |

& 300 dias V¥ posis#6
© 4 Meses de ia utima dosis de
Mantenimiento
# 26a Dosis de Mantenimiento.

" Esquema de Mantenimiento.

26172022 |

& 420 dias ¥ Dosis #7
© 4 Meses de la utima dosis de.
Mantenimiento
# 3ra Dosis de Mamenimiento
%7 Esquema de Mantenimiento

2 Evaluacin |

motora para

continuar et

watamiento y

deard cada 4

26/502022

8 540 dias. iEDosmus
© 4 Meses de s ulima dosis de
Manter.m.eno
# 4ta Dosis de Mantenimiento
" Bsquema do Mastanimienta

3 Monitoreo con pruebas de laboratorio: pruebas
pruebas de y

funcién renal

*Se el con
Nusinersen si se cbtiens garancia funcioral motora
definica de la siguiente manera:

En pacientes con capacidad de caminar: un incremento <3
puntos en la HFMSE o un incremento de la distancia
caminada en el 6 MWT > 30 metros.

En pacientes sin capacidad de caminar: un incremento <3
puntos en la HFMSE o un aumento =2 puntos en la RULM

encia que promueve Confianza
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Webinar

Enlace Webinar:
https://www.youtube.com/watch?v=7vY1vVDbowk&feature=youtu.be&ab channel=Institut
odeEvaluaci%C3%B3nTecnol%C3%B3gicaenSalud

Presentacion realizada en microsoft power point durante el webinar

La salud .
es de todos | Minsalud

iETs

21a

Contenido

LINEAMIENTOS PARA EL DESARROLLO
DE UNA ESTRATEGIA DE USO ADECUADO
DE NUSINERSEN EN ATROFIA MUSCULAR ESPIMAL
(INCLUYENDO EL PFERFIL DE SEGURIDAD)

Objative, alzance y dal lirsamisnta
. Momadologia

. Ganeralidedus y definicions claves
Lingamianios y fujegramas.
Puntos clave

mom ko

Casca clinicos

Djetive
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Alcance
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Generalidades y definiciones %ﬁ

Oligoresdedss arissrtds (DA waady poars trater ls AME F e
chmsdy por meotackiel @0 B oomoMTs 5, qu EERHL [
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Generalidades y definiciones Generalidades y definiciones
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Indicaciones para el inicio de Nusinersen
® i 100 s E» AME dete confUmranse 1 Sesccln homoadgees del sein T en el gen SN 8
mataciin hamacipitics el gen SUN sadn T, o mumacdn heierncissts compessta Sel gen Ut g
° tarwe al mwnce doe capiae Sel gen GG

® racic de Algose Sinices y thTtsras aTtes 48 lae 2 Afos Se adad
1. ¢Cudles son los criterios para iniciar el tratamiento con ® La Anodn metira anias del i Sel TATETIATES date s evaliadh Medarte L wicals sceciada
Nusinersen en pacientes con diagndstico de AME? pars a wdady ol T de AME.

© MNE D pen paciantee O 3 mases & 3 alos san AME tpu |

Ll
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© OnlP INTENC pars packemes de 4 Twees 3 >4 sfce con AVE tga t ) : »

el
Agine selirzate, 3 Sesmaga 3 Cestis de @
SabeTa A CapAcdd pars panarss Be B, &
waLLde] M GMAA. & Safes P Cacec ke
P

Be pariien W Ao WOl deTrn e
LT st $3aseTa & Soomtul

1 Cabaid y hads 3 Vased bonsoe y hamte
1 Sy P 4 CaTA, TR
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S svelan 19 actividedes taarcs T e (e
Swructm 8 (Spseds) | mose un g de

wian haats ls boca, § Presdone: un botén con
e manc, & Myartar pesda pot e de ke
bombros. 7. At Un confenedor

Contraindicaciones para el inicio de Nusinersen

?

2. (Cudl es ef esquema de tratamiento con Nusinersen
para pacientes con diagndstico de AME?

Esquema de tratamiento

* Esquema de canga (4 desis) 12 mg a los O, 14,
28y 63 dias

* Esquema de mantenimionto: 12 mg cada 4

m mases

EL esquema Ue tratamiento da Nusinarsen no
requiere ser AHustado Par peso,
por edad, tipo de AME u Otra caracterstica.

?

3. JCudl(es) es/son lafs) via(s) de administracion del
Nusinersen para el tratamiento de pacientes con AME?

pacients

Via de administracién
La via de on de -
imratacal. 0B medics  especialists  responastie  de
pa— T2 '| 3 adwinutrar ol medcaments dubers detinir L4 thovox para
wl sborcue imratecal de acusds can las carcteraticas del
\
\

rtnescal. Admmistraciée en sl Squds cefalorraguiden wn
Cumhgder nivel de medular, incluyende imywccidn e oy
vamricuos ceretrains
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o & o
a A A
Criterios para la prescripcidn y seguimiento de
pacientes con AME tipa I, 1l y 1l
, * |5 preecripoisn e hicks ¢ GRS e Kudnermen e le pacisntea e
.. INALLTEANL Cte 81 1BBAZBZE o LN ENaSc imersied plinets confanTisso
£N NS repreesrEackn minima de nesropediris, penitics y i, con v
4, pQud especialistas médicos pueden prescribir y hacer B e - -~
saguirnients del tratarmiento con Nusinersen, en qué nivel !
de complejidad y con qué servicios debe contar la * La ackminisiracidn del dibe haceras an iares de i 0 ’
imstitucidn en donde se administra el medicamenta? e e e e P T -
ssparisrcis s sdminkressidn de madesmant 4 sl -‘. -
* Ly irathuckin que neslics # marags de packenies con AME § OuS VIS &
5 arrse o madlourarns, dehs coomsr con wn proitenin da menag S
madicumaniza & she risage
Criterios para la suspension de la terapia
con Musinersen en pacientes con AME tipo L1 y 11
, Lot wiguisres cribeice s conuidersn casesl de retio del incsmisnin tumscoligics en|
L Saed! MISOHTED dud W08 B BIITH MelliRI2n
. * Rincice vl ErAASE SEGC BS08 § L3 BETENEITECSn dH MHdic LTSN,
= * 5 lox padres 0 homs consideran gee kot gt EOn Mayores gue oo benedcios
5. (Cudles son los criterios gue deben ser evaluados para cinsnidcs
el mantenimiento o suspensidn del tratamiento con * 58l guipG miin ConiSens g b TR imratcal Sl 1ATacE pane e e
Nusinersen en pacientes con AME? y (Cull es el perfil de La wida el pcianta
seguridad del medicamento actualmente? * Dateriorn e ln Sncin red b meSa COME CHTME o 8 verriladin inimiraiin da
werdiscién permarsnts (M horse'dia de esntlackin comdrus dursrne 3 doa, e
mmsrels do apledin sguda evenbb o regescatemis
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Anexo 3. Instrumentos usados para evaluacién pre- test y post-test

1.

Evaluacion Socializacion Lineamientos
Nusinersen

Agradecemos su tiempo en asistir a la actividad programada el dia de hoy, asl como el
diligenciar este formulario
*Obligatoric

Direccion de correo electronico *

MNombres y Apellidos *
Institucion que representa *

iCual es su campo de desempefio profesional? *

Selecciona todos los gue correspondan.

Meurslogla
Pediatria

Fisiatria y rehabilitacidn
Genética

|

|

| | Meuropediatria
|

|

| | otros

iCual otra?
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Por favor, conteste las siguientes preguntas:

& 1. En Colombia, la institucion que realice el manejo de pacientes con AME y que vaya
a administrar el medicamento Nusinersen, debe contar con un protocolo de manejo
de medicamentos de alto riesgo. *

Marca solo un dvalo.

Verdadero

Falso

7. 2.Para evaluacion funcional motora de un nifio de 18 meses con AME tipo |, es
posible utilizar la escala HINE 2 o el CHOP INTEND. *

Marca solo un dvalo.

Verdadero

Falso

8. 3. Cual de las siguientes escalas jCual puede ser usada para evaluar la capacidad
funcional de una paciente con AME que aun preserve la capacidad de marcha? *

Marca solo un dvalo.

a. HINE-2
b. CHOP INTEND
c. BMWT
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12. 7 En pacientes con AME tipo Il y 1, la valoracion para decir el mantenimiento o
suspension del tratamiento se hace en la cuarta dosis de mantenimiento, gque
equivale a la octava dosis desde el inicio del tratamiento. *

Marca solo un ovalo.

Verdadero

Falso

13. B. Elesguema de dosis de carga del Musinersen, se realiza en los dias *

Marca solo un ovalo.

a0, 14,28y 63
b. 0,18, 36 v 68
c. 0,12, 24y 65

14. 9. De acuerdo al registro sanitario de Nusinersen, vigente en Colombia, es cierto
que: *

Marca solo un ovalo.

a. El medicamento esta indicado en pacientes con AME que no hayan cumplido los 7
afios.

b. El medicamento esta indicado siempre v cuando haya confirmacién genetica de la
enfermedad

c. El medicamento esta indicado cuando tenga una escala funcional motora de
hammersmith =10 y <54
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9. 4. Laprimera evaluacion para decidir si continuar el manejo con Nusinersen enun
paciente con AME tipo | se realiza: *
Marca solo un dvalo.
a. Luego de terminar las dosis de carga
b. Al afio del inicio del tratamiento
c. Previo a la administracién de la tercera dosis de mantenimiento
10. 5. jCual de las siguientes es una prueba de monitoreo y seguimiento para el
paciente en manejo con nusinersen? *
Marca solo un dvalo.
a. Cuadro hemadtico completo y tliempos de coagulacion
b. Pruebas de funcidn renal y funcién hepdtica
¢. Todas las anteriores
11. 4. jCual es el rango de edad de los pacientes para realizar una valoracion con la
escala CHOP INTEMD? *
Marea solo un dvalo.
a. Primeros meses de edad.
b. De 4 meses a 4 afios.
c. De 2 meses a 2 afios.
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15. El Nusinsersen esta contraindicado en pacientes con AME tipo LIl o lll con
escoliosis severa, cirugia de fusion espinal o enfermedad del SNC o medula

espinal. *
Marca solo un dvalo.

Verdadero

Falso
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Anexo 4. Formato de encuesta de satisfaccion usado en el proceso

Encuesta de satisfaccion_socializacion
lineamientos Nusinersen a profesionales

Agradecemos su tiempo en asistir a la actividad programada el dia de hoy, asi como el
diligenciar este formulario.
*Obligatorio

1. Direccion de correo electronico *

2. MNombres y apellidos *

3. Institucion que representa *

4. ;Cual es su campo de desempeno profesional?
Selecciona todos los que correspondan.

[ ] Neurologia

[ Pediatria

[ ] Neuropediatria

| | Fisiatria y rehabilitacidn
[ ] Genética

[ 7 otros

5 Cual?*
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6. ;Cual fue su principal interés o motivacion en su participacion el dia de hoy? *

Por favor, califique las afirmaciones siguientes de acuerdo con su percepcion de la
socializacién de lineamientos

7. Los objetivos de la socializacion del lineamiento para uso de Musinersen fueron
clares desde el principio *

Marca solo un dvalo.

Muy en desacuerdo Completamente de acuerdo

8. Los temas del lineamiento de uso de Nusinersen fueron abordados con
conocimiento *

Marca solo un dvalo.

Muy en desacuerdo Coampletarente de acuerdo

9.  Hubo claridad en cada uno de los temas abordades en la secializacion *

Marea sola un dvalo.

Muy en desacuerdo Campletamente de acuerdo
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10.

11

13.

La informacicn socializada es de utilidad para mi practica clinica en el manejo de
pacientes con AME *

Marea solo un dvalo.

Muy en desacuerdo Completamente de acuerdo

El presentador desperto el interés del auditorio *

Marca sole un dvalo.

Muy en desacuerdo Completamente de acuerdo

12.  Lametodologia de presentacion fue adecuada *

Marca sole un dvalo.

Muy en desacuerdo Completamente de acuardo

Las ayudas audiovisuales fueron adecuadas *

Marea aals in dvala

Muy en desacuerdo Completamente de acuerdo
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14.  Eltema de presentacidn lleva una secuencia logica y agradable *

Marea salo un dvalo.

Muy en desacuerdo Completamente de acuerdo

15. Eltiempo de la presentacion fue adecuado *

Marea salo un dvalo.

Muy en desacuerdo Completamente de acuerdo

16. El presentador cred empatia con el auditorio *

Marea salo un dvalo.

Muy en desacuerdo Completamente de acuerdo

17. Las preguntas fueron resueltas con claridad *

Marea salo un dvalo.

Muy en desacuerdo Completamente de acuerdo
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18. Ellenguaje utilizado fue cientifico y claro *
Marca solo un dvalo.
1 z 3 4 5
Muy en desacuerdo Completamente de acuerdo
19.  Se cumpliercn los horarios planeados para la socializacion *
Marca solo un dvalo.
1 z 3 4 5
Muy en desacuerdo Completamente de acuerdo
20. Elcanal de comunicacion para la presentacion fue adecuado *
Marca solo un dvalo.
1 z 3 4 5
Muy en desacuerdo Completamente de acuerdo
21. Lahora de presentacion se facilita al auditorio *
Marca solo un dvala.
1 z 3 4 5
Muy an desacuerdo Completamente de acuerde
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22, Se tuvo en cuenta los aspectos senalados y sugeridos en el grupo focal para la
socializacion de los lineamientos para pacientes y cuidadores *

Marca solo un dvalo.

Muy en desacuerdo Completamente de acuerdo

Este contenido no ha sido creado ni aprobado por Google.
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