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Novartis Argentina y el Ministerio de Salud de la Nacion han celebrado un nuevo acuerdo
disenado bajo la estrategia de riesgo compartido para que bebés con atrofia muscular
espinal (AME) puedan acceder a la terapia génica para el tratamiento de esta enfermedad,
independientemente de la cobertura de salud que posean: Publica, semi-publica o privada.

Los bebés que cumplan estos criterios objetivos de inclusion son candidatos a evaluacion por
la CONAME* para recibir la Terapia Génica*:
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Atrofia Muscular Hasta 3 (tres) copias Hasta nueve (9) meses Sin soporte ventilatorio o Alimentacion
Espinal (AME) delgen SMN2 de edadinclusive (al VNI {(ventilacién no oral exclusiva
momento de la prescrip- invasiva) hasta 16 (dieci-
cion). seis) horas/diaen
ausencia de un evento
agudo reversible.
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Prescripcion Test Evaluacion Importacion Infusion

Elmédico generala Test Anticuerpos La CONAME evaluay Con la conformidad Enviodirectodela
prescripcion. anti-AAV9 aprueballaprescrip- delaCONAME se medicacion al
Cargadigital delos (atraves del PSP* cion. inicia el proceso de Centro de Infusion
datos del paciente en de Novartis: importacién ad-hoc
laweb dela CONAME 0800-444-3367) R e R A T para el paciente
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*Programa de Soporte al Paciente

Contenido para uso exclusivo del profesional de la salud. Prohibida su exhibicién y/o entrega a pacientes, consumidores y/o publico en general,
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Ciudad de Buenos Aires Argentina Tel. 0800-777-1111
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Medical Excellence, Novartis
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AvV/+l  Zolgensma®

Estudios Pre-infusion

+54911 4028 3671

0800-444-3367 _
programa.pacientes@novartis.com
www.viviendomejor.com.ar

Testeo genético AAV9 + Laboratorio basal
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Sabemos que la infusion es el 3
punto de partida °
Cuadernillo para Sesiones virtuales Kit de rehabilitacion
5 familia de ninos de kinesiologia motora y sensorial
Po con AME
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acuerdo a prospecto
vigente
Laboratorios post-infusion
Talleres
psicoeducativos

Encuentros virtuales que brindan
de afrontamiento para la
situacién vital que las familias atraviesan.

A& CONGRESO

Yz
A 23 AL 25 DE OCTUBRE
1. Waldrop MA, et al. Long-Term Follow-Up of Onasemnogene Abeparvovec Gene Therapy for Patients with Spinal Muscular Atrophy Type 1 from the START Trial. Presentado en ‘ s ’ SAN | 2 0 2 5 3 A 5 OCTU R
el Muscular Dystrophy Association {MDA) 2025 Clinical & Scientific Conference, 16-19 de marzo de 2025, Dallas, Texas, USA. Poster-P27 2. Novartis Q2 2025 Condensed . .
Interim Financial Report — Supplementary Data. Disponible en: https://www.novartis.com/sites/novartis_com/files/2025-07-interim-financial-report-en.pdf .Ultimo acceso: 2025.

SOCIEDAD ARGENTINA DE NEUROLOGIA INFANTIL



	Slide 1: Una Dosis que transforma vidas
	Slide 2: CONFLICTOS DE INTERES
	Slide 3
	Slide 4:   Zolgensma® a 10 años: La evolución clínica de pacientes tratados
	Slide 5: Conflictos de Interés
	Slide 6: Tratamientos modificadores de la enfermedad para AME
	Slide 7: Componentes de la terapia génica
	Slide 8: Entrega del gen AAV
	Slide 9: Onasemnogen abeparvovec reemplaza el gen SMN1
	Slide 10
	Slide 11: LTFU START (LT-001)
	Slide 12: LTFU START (LT-001)
	Slide 13
	Slide 14
	Slide 15
	Slide 16
	Slide 17
	Slide 18: Onasemnogen abeparvovec es seguro para pacientes ≤17 kg y ≤24 meses con AME y para pacientes de diferentes regiones geográficas respecto a estudios previos
	Slide 19:  ¿Cómo estamos?       5000 niños tratados.
	Slide 20: La primera sonrisa: Paciente que abrió camino en Argentina
	Slide 21: CONFLICTOS DE INTERÉS
	Slide 22
	Slide 23
	Slide 24: Examen físico
	Slide 25
	Slide 26: RESUMEN
	Slide 27: Estudio genético
	Slide 28: Evolución y seguimiento
	Slide 29: Nuevo tratamiento
	Slide 30: Nuevo tratamiento
	Slide 31
	Slide 32: Evolución con el nuevo tratamiento
	Slide 33: 2 meses después de  Zolgensma®
	Slide 34: Rx Valentina AME 2 
	Slide 35: LUCÍA
	Slide 36: LUCÍA
	Slide 37: Conclusiones
	Slide 38: Valentina y Lucia
	Slide 39
	Slide 40: BIBLIOGRAFÍA
	Slide 41: MUCHAS GRACIAS
	Slide 42:   Transformando vidas con Terapia Génica: Nuestra Experiencia
	Slide 43: Conflictos de Interés
	Slide 44: ¿Qué sabemos de Argentina?
	Slide 45: POBLACION AME EN ARGENTINA
	Slide 46: POBLACION AME EN ARGENTINA
	Slide 47
	Slide 48: Nuestra Experiencia
	Slide 49: Nuestra Experiencia
	Slide 50: Nuestra Experiencia
	Slide 51: Eventos Adversos
	Slide 52: Eventos Adversos
	Slide 53: Una vida que cambió….
	Slide 54: Fátima (11/12/2021)
	Slide 55
	Slide 56
	Slide 57
	Slide 58
	Slide 59:   Acceso a Zolgensma®: Nuevo acuerdo con el Ministerio de Salud de la Nación
	Slide 60
	Slide 61
	Slide 62:   Acceso a Zolgensma®: Programa de soporte al paciente
	Slide 63
	Slide 64: Servicios PSP Zolgensma®
	Slide 65: Servicios PSP Zolgensma®
	Slide 66



