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1. Finalidad

Este instructivo tiene como finalidad explicar cémo utilizar el formulario de reporte de caso de
un paciente con Atrofia Muscular Espinal (AME) tipo 1 a fin de ser evaluado por la Comision
Nacional para pacientes con AME (CONAME) para recibir tratamiento con Onasemnogene
abeparvovec (Zolgensma). El instructivo de ingreso de casos para inicio o continuidad de
tratamiento con Nusinersen es otro documento.

2. Registro

A fin de proceder al registro del paciente se debera ingresar la informacion correspondiente en
un sistema informatico de acceso cerrado administrado por el Programa de Enfermedades Poco
Frecuentes de la Direccion de Medicamentos Especiales y Alto Precio del Ministerio de Salud de la
Nacidn.

El ingreso de la informacion correspondiente serd responsabilidad del médico prescriptor del
paciente a quien se le haya indicado tratamiento con Zolgensma.

En primer lugar, los médicos prescriptores deberan contactarse con la Secretaria administrativa
de la CONAME a fin de obtener un usuario y contraseiia en el sistema informatico escribiendo a
epf@msal.gov.ar con copia a soporte@dinami.gov.ar

Los datos de médico prescriptor que se deben enviar son:

Apellido.

Nombre.

Email.

Teléfono.

Matricula Nacional.

Matricula Provincial.

Titulo.

Especialidad.

Datos del Efector:

- Nombrey cédigo SISA-REFES o CodSISA7 (en caso de no contar con este dato)
puede informar:

- Nombre de la Institucion (lo mas completo posible, sin siglas).
- Direccion.
- Localidad.
- Departamento.
- Provincia.

Luego de recibir el usuario y contrasefia, estara en condiciones de ingresar al circuito de solicitud
de evaluacion y carga de su paciente (independientemente la cobertura de salud que tenga).

Nota: Los navegadores compatibles con el sistema son:
Google Chrome: https://www.google.es/chrome/browser/desktop/index.html

Mozilla Firefox: https://www.mozilla.org/es-AR/firefox/new/

3. Circuito de solicitud:
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El circuito se inicia cuando el médico prescriptor del paciente con AME tipo | ingresa al navegador
a la direccion: https://datos.dinami.gov.ar/ encontrandose con la siguiente pantalla.

@ datos.dinami.gov.ar
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Se debe seleccionar la opciéon AME (Atrofia Muscular Espinal) y se le solicitard los datos de
ingreso.

La primera vez que ingrese debera cambiar la contrasefia a una de su eleccién respetando los
parametros solicitados: 8 caracteres. Al menos un caracter mayuscula, otro minuscula y al
menos un numero.

Subsecretaria de Ministerio de Salud
Estrategias Sanitarias Argentina
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*Tener en cuenta que I primers vez que se logues, se le pedid cambio de usuario y contrasedia. Ver Instructivo
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Una vez logueado tendrd acceso en el margen izquierdo de su pantalla al icono “Registros
Onasemnogene abeparvovec”.

Subsecretaria de Ministerio de Salud
Estrategias Sanitarias Argentina

Atrofia Muscular Espinal (AME)

Programa Enfermedades Poco Frecuentes (EPF) y Anomalias Congénitas (AC)
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De esta manera se accede al Formulario de Reporte de Caso donde podrd dar de alta nuevos
pacientes y/o ver los registros cargados y el estado de cada uno (recuerde que solo podra ver
sus propios pacientes).

Para ingresar un nuevo paciente debera seleccionar el boton “Agregar paciente”.
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Mostrando desde 1 hasta 0

Una vez agregado el nuevo paciente, se accede a la ficha de Datos Filiatorios (RENAPER) donde
debera completar los datos filiatorios y la cobertura de salud de su paciente.

Todos los campos de este formulario son obligatorios, de no ser completados no podra guardar
el registro realizado.

En caso que el paciente cuente con cobertura publica exclusiva u otra cobertura de salud (obra
social, prepaga, etc.) la medicacion sera financiada desde el Ministerio de Salud de la Nacion
una vez que el paciente sea registrado y aprobado por la Comisién Nacional de Atrofia Muscular
Espinal.
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El consentimiento informado utilizado en su institucion y la carta de adhesion del paciente y/o
de sus padres deben ser incorporados al RUTT para efectuar el tratamiento, una vez aprobado
por la CONAME. No es necesario para la instancia de presentacién de caso.

INICIO DEL TRATAMIENTO CON ONASEMNOGEN ABEPARVOVEC

DATOS FILIATORIOS (RENAPER)

DA ot Paicloots Ingrese s6io numeros, sin pun Sexo Seleccione .
Paxiams Ingrese nombre del paciente Provincia Selecciona .
Apeliido Paciente ingrese apeilido dei paciente Departamento .
Fecha e Neckniento dd/mm/aaaa =] Coberiura Fublic Selecciona v
Exclusiva
4Que Coberturs Ingrese Nombre Cobertura
dispone?
[Brvnil el Ainanatedor Ingrese Emall del Financiador
- Datos fillatorios
Carta de adhesion del paciente y/o sus padres al Saookn v Subir e ___N_T
informado ol Sel W) Subir Selecdionar archivo |

1a realizacion de los procedimientos de administracion
(puncién lumbar e inyeccién intratecal del farmaco) y Ia
asistencia a controles, consultas y escalas de
valoracion de respuesta.

La solapa que se muestra en el cuadro precedente finaliza con los datos del profesional tratante.

--- Datos sobre el profesional ---

Médico Especialista

en Neurologia? Selecciona v - Lugar de tratamiento del paciente --

Provincia .
. Selecciona v
—- Busqueda profesional ---

Matricula Tipo n Departamento -
Nacional  ~

Establecimiento

seleccione v
Nombre Profesional o
Ingrese nombre del profesionz Otra Institucién
Apellido Profesional Ingrese apellido del profesionz \El centro esta )
¢ Selecciona ~
inscripto como centre
Sexo Seleccione v de referencia?
i i . . Planilla de inscripcion s =
Matricula Nacional Ingrese Matricula Nacional Seleccionar archivo | N....

de centros de

referencia

Matricula Provincial Ingrese Matricula Provincial

Email Ingrese Email del profesional

Teléfono Ingrese teléfono del profesion:

Una vez completado este formulario se direccionara a la solapa de CRITERIOS DE DIAGNOSTICO
AL INICIO DEL TRATAMIENTO.

Continda con parte

a) Criterios de diagnéstico clinico
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CRITERIOS DE DIAGNOSTICO AL INICIO DEL TRATAMIENTO

¢ Recibid do?is previas de Seleccion. v Fecha Administracion Primera dosis dd/mm/aaaa =]
onasemnogén

abeparvovec?

CRITERIOS DE DIAGNOSTICO CLINICO

Tipo de Diagnéstico Edad de inicio de los sintomas (meses)
Selecciona v
Fecha del Diagnostico Logro motor maximo alcanzado (al momento del
Mes Afio diagnostico)
Seleccione v Ingrese afio Ej. 2019 Selecciona v

Logro motor maximo actual

Selecciona v
Continda con parte
b) Criterios de Diagnéstico genético
CRITERIOS DE DIAGNOSTICO GENETICO
Estudio molecular Laboratorio
Selecciona v
Fecha estudio molecular Descripcion metodologia utilizada para determinar el
status del gen SMN
dd/mm/aaaa
N° de copias SMN2

Asesoramiento Genético (si la familia ha recibido por

parte de un profesional el riesgo de recurrencia de AME)

Selecciona v

Cantidad de casos en la familia

Selecciona v

Finalizada la carga de esta solapa, podra pasar a la siguiente CRITERIOS DE INCLUSION AL
INICIO DEL TRATAMIENTO.
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GENERALES

Puede cumplimentar todos los procedimientos diagnésticos y terapéuticos,
incluyendo evaluaciones motoras y visitas?

Seleccior v

El paciente y su/s padre/s y/o tutor/es presentan condiciones psicosociales

L A Seleccior v
de apoyo adecuadas para afrontar las caracteristicas del tratamiento
integrado?
INFORMACION ADICIONAL
AMEI
Edad gestacional > 35 semanas? Selecciona o
Peso corporal igual o superior al 3er percentil para la edad utilizando las pautas Selecciona o
apropiadas especificas del pais?
Ventilacidn no invasiva hasta 6 horas/dia Selecciona o
Dosaje de anticuerpos anti-AAV9 con un titulo menor de 1:50 Selecciona “

Finalizada la carga de esta solapa podra pasar a la siguiente CONDICIONES AL INICIO DEL
TRATAMIENTO.

CONDICIONES AL INICIO DEL TRATAMIENTO

ASPECTOS RESPIRATORIOS

Traqueostomia Ventilacién invasiva Ventilacion no invasiva Dispositivo de asistencia
) . ) de latos
Selecciona v Selecciona v Selecciona v
Selecciona v
Fecha Horas/dia Horas/dia
. ) Dispositivo
dd/mm/aaaa Seleccione v Seleccione v
Selecciona v

ASPECTOS NUTRICIONALES

Peso en kg Percentilo Peso
Sdlo numeros y en kg. por ejemplo: 7.321 Selecciona v
Talla en centimetros Percentilo Talla
Solo numeros enteros y en cm. Por gj. 76 Selecciona v
IMC Percentilo IMC
Selecciona v
Apoyo nutricional Tipo de apoyo
Selecciona v Selecciona v

Esta solapa contiene los datos correspondientes a los aspectos respiratorios, nutricionales,
motrices y escalas funcionales ANTES DE INICIAR EL TRATAMIENTO. Todos ellos son datos
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obligatorios para su carga, a excepcion del IMC. La carga del dato “Peso” debe ser en kg con tres
decimales. La “talla” en cm acepta nimeros enteros de 3 digitos.

Completada esta solapa tiene la opcién de agregar datos adicionales, efectos adversos y
observaciones.

Luego de este paso, estara en condiciones de presionar el botén “Guardar Registro” y finalizara
la etapa de Reporte de Caso. Si usted desea, puede ir grabando el formulario a medida que se
completan las solapas, de manera de no perder informacion.

OBSERVACIONE S DE LA COMISION

Esta Comision establece que el paciente cumple las pautas para recibir el tratamiento con Nusinersen.

Seleccione w

Observaciones de la Comision

Adjuntar DICTAMEN Mo se eligid archivo

Cerrar Guardar Regisino

Cualquier otra documentacion/dato clinico que considere de utilidad para la discusion de la
CONAME, podra ser agregado en el item “Vincular documentos” una vez registrado el caso.

Vineular
Documentos | Actas Gedo

1] Usuario Datos Paciente Evaluaciones Estado

BiestadoActual | [BEval APROBADO % o E:'ﬁ@

Tratamiento OA Semestral

1010
B Ver/Editar Datos cargados

tratamiento inicial

Fecha de Carga: 2023-06-19

Cualquier inconveniente técnico puede comunicarse con soporte@dinami.gov.ar
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Comision Nacional para Pacientes con Atrofia Muscular Espinal (CONAME)

En el marco de la Resolucion N° 1234/2023 del Ministerio de Salud se cre6 nueva la Comision
Nacional para Pacientes con Atrofia Muscular Espinal (CONAME), en la érbita del Programa
Nacional de Enfermedades Poco Frecuentes, estableciendo entre sus objetivos el de determinar
si los pacientes ingresados en el Registro Unico de Tecnologias Tuteladas - AME (RUTT-AME)
que solicitan cobertura, cumplen los requisitos y condiciones para recibir tratamiento con
Onasemnogene abeparvovec (Zolgensma) de acuerdo a las Pautas para la inclusion en el
tratamiento para pacientes con Atrofia Muscular Espinal tipo (Anexo 3 de la citada Resolucién).

La reunion ordinaria de CONAME se realiza el segundo miércoles de cada mes. Pueden
solicitarse reuniones extraordinarias ante casos debidamente justificados.

Los casos seleccionados a discutir podran ser cargados hasta 72 horas previas a la fecha de
reunién ordinaria de la CONAME.

La informacion ingresada a través del RUTT AME sera recibida por la Secretaria Administrativa
de la CONAME.

La presentacién del caso ante la CONAME estard a cargo del Programa Nacional de
Enfermedades Poco Frecuentes, y se efectuard con los datos aportados por el profesional
tratante al sistema informatico. Es importante remarcar que no se procedera a la presentacion si
los datos no se encuentran completos o no sean suficientes para poder emitir un dictamen.

En tal situacién, se catalogara el caso evaluado como: SOLICITA MAS INFORMACION, y se
presentara en la reunion siguiente.

El sistema informatico refleja el estado del proceso pudiendo mostrar las siguientes opciones:
Pendiente de Revision, Aprobado, Solicita mas informacion, Denegado.

B Inicial B Eval APROBADO =
Pre NSN Semestral @

Ultims 28-03-2019

B inicial B Eval SOLICITA MAS =h
INFORMACION @

Pre NSN Semestral

B inicial B Eval DENEGADO =

Pre NSN Semestral Q

B inicial B Eval PENDIENTE =N
DE REVISION @

Pre NSN Semestral

Cualquiera sea la resolucién de la Comisidn, la Secretaria administrativa adjuntara un dictamen
final. Dicho dictamen se adjuntara en formato PDF al registro de cada paciente y podra ser
descargado del sistema informatico.

En caso de recibir un dictamen favorable, desde el Programa de Enfermedades Poco Frecuentes
se le enviara al profesional tratante la documentacién que deberd completar y presentar para dar
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inicio al circuito administrativo de la dispensa de Onasemnogene abeparvovec (Zolgensma), la
que consta de:

Fotocopia del DNI del paciente y su representante legal (madre, padre o tutor).

Receta firmada por médico especialista indicando cantidad de viales requeridos y peso
del paciente con fecha de aplicacién de la medicacion y establecimiento.

Declaracion Jurada para pacientes.

Declaracion Jurada para el profesional.

Formulario de solicitud de medicamento.

Seguimiento posterior luego de la infusion de Onasemnogene
abeparvovec (Zolgensma)

Segun la Resolucion 1234/2023, dadas las condiciones particulares del tratamiento con terapia
génica, los pacientes tendran que ser evaluados durante un plazo minimo de 6 afios luego de la
administracion del tratamiento con Zolgensma.

Para ello, se debera ingresar nuevamente al RUTT, elegir el botén Estado Actual (botén celeste) y
completar las solapas correspondientes a los 12, 18,24, 36 y 48 meses POSTERIORES a la
infusion del tratamiento.

Vincular

D Usuario Datos Paciente Evaluaciones Estado Documentos  Actas Gedo

ki B Estsdo Actual (@ Eval PENDIENTE % _:G
Tratamiento NSN Semestra DE 1~

B Ver/Editar Datos cargados = prox Ap. 2021-05.07 REVISION
tratamiento inicial
Fecha de Carga: 2021-04-20

il B Estado Actual [ Eval PENDIENTE % _:G

Tratamiento NSN Semestral DE =

B Ver/Editar Datos cargados Fecha prox Ap.- 20210705 REVISION

tratamiento inicial

Fecha de Cargs: 2021-04-20

Toda la informacién cargada en este RUTT tiene caracter de declaracion jurada. Asimismo,
mediante la carga en el sistema informatico el médico tratante asume la responsabilidad de
informar y mantener actualizada a la CONAME sobre la evolucién clinica del paciente.
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