Annexe A : Modéle du formulaire de demande :
Formulaire de demande de remboursement de la spécialité pharmaceutique a base d’olipudase alfa (8§ 12940000 du chapitre
IV de la liste jointe a I'A.R. du 1°" février 2018)

| — Identification du bénéficiaire (hom, prénom, numéro d'affiliation a l'organisme assureur) :

I T O I A A R AL
L [ ] ] (prénom)

L PPt L] | (numéro daffiliation)

Il — Eléments a attester par un médecin spécialiste affilié a un Centre agréé dans le cadre de la Convention de
rééducation des bénéficiaires atteints d’'une maladie métabolique monogénétique héréditaire rare :

Je soussigné, docteur en médecine, spécialiste reconnu en .............cccoeevveennenne. (mentionnez la spécialité)

certifie que le bénéficiaire mentionné ci-dessus est atteint de manifestations non-neurologiques du déficit en sphingomyélinase
acide (ASMD) de type A/B ou de type B et que le bénéficiaire remplit ou remplissait, préalablement a l'initiation d’un traitement
avec l'olipudase alfa, toutes les conditions figurant au point a) du § 12940000 du chapitre IV de la liste jointe a 'A.R. du 1*
février 2018 :

- Conditions relatives a I'établissement du diagnostic sur base génétiqgue et sur base d'une analyse de l'activité
enzymatique.
- Conditions relatives a la présence d’au moins une manifestation clinique documentée.

En outre :
En ce qui concerne le diagnostic précis et la situation clinique de ce bénéficiaire préalablement a linitiation d’un
traitement a l'olipudase alfa, j'atteste les éléments suivants :

1. Etablissement du diagnostic :
o un déficit documenté en sphingomyélinase acide (SMA), mesuré dans les leucocytes, les fibroblastes ou les
lymphocytes.
o un diagnostic génétique de la maladie.
o un diagnostic clinique compatible avec 'ASMD de type A/B sans déficience neurologique grave, ou de type B.

2. Manifestation(s) clinique(s) due(s) a 'TASMD, dans au moins un des systémes d’organes suivants :
Pour les bénéficiaires de tout age :

o 2.1.FOIE: o Signes de fibrose hépatique ou cirrhose hépatique, observés avec imagerie, sur biopsie du
foie ou par élastographie ET augmentation des enzymes hépatiques (> ou = 3 LSN).

o 2.2. SANG: o Valeurs des plaquettes sanguines < 100 x 10° /L.

o 2.3.RATE: o Splénectomie.
ou
o Splénomégalie > 5 fois la valeur normale liée a I'age mesurée par IRM ou CT-scan.

Pour les bénéficiaires de 18 ans ou plus :

o 2.4. POUMONS : o Valeur DLco < 70 % de la valeur prédictive ET maladie pulmonaire interstitielle visible
au scanner pulmonaire haute résolution.

Pour les bénéficiaires de moins de 18 ans :

o 2.4. POUMONS : o Valeur DLco < 70 % de la valeur prédictive (a partir de I'dge de 5 ans).
Ou
o Maladie pulmonaire interstitielle visible au scanner pulmonaire haute résolution.

o 2.5. SQUELETTE : Un retard de croissance, défini comme :

o Une diminution de la courbe percentile par rapport a la courbe précédente du patient d’au
moins 20 % (p. ex. diminution de la courbe P75 a la courbe P55).
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Ou
o Age squelettique sur RX avec un retard d’au moins 1 an par rapport & 'age du calendrier.

En ce qui concerne ma pratique :

Je suis attaché depuis le uu / UL / uuuL au Centre mentionné ci-aprés, qui est agréé dans le cadre de la Convention de
rééducation des bénéficiaires atteints d’'une maladie métabolique monogénétique héréditaire rare.

Numéro d’identification de convention INAMI de ce Centre: 7.89 - U - LU
(je joins en annexe une attestation du médecin responsable de ce Centre, confirmant cette affectation)

En ce qui concerne l'identification du pharmacien hospitalier de référence, collaborant avec notre Centre :

[N L0 0= 0 =T 0T o

Numeéro INAMI de I'hépital auquel ce pharmacien hospitalier est attaché: 7.10 - LUU - LU - UUIU
Adresse :

En outre, je m’engage a tenir a la disposition du médecin-conseil les éléments de preuve établissant que le bénéficiaire se
trouve dans la situation attestée.

Je sais que le nombre de conditionnements remboursables est limité au nombre de flacons nécessaires pendant une période
de 12 mois, conformément a la posologie indiquée dans le résumé des caractéristiques du produit (RCP) de la spécialité
pharmaceutique.

Je m’engage également, lorsque le bénéficiaire aura regu le remboursement de cette spécialité, a communiquer au colleége de
médecins, désigné par la Commission de Remboursement des Médicaments, les données codées relatives a I'évolution et au
devenir du bénéficiaire concerné, suivant les modalités fixées par le Ministre, comme décrites au point h) du § 12940000 du
chapitre IV de la liste jointe a I'A.R. du 1°" février 2018.

Sur base de tous ces éléments, je demande pour ce bénéficiaire le remboursement de la spécialité pharmaceutique a base
d’olipudase alfa pour une période de 12 mois :

o Il s’agit d’'une premiére demande.

o Il s’agit d’'une demande de remboursement pour une prolongation du traitement qui a été effectué avec des
conditionnements non-remboursables de cette spécialité dans le cadre d’'une étude clinique ou Medical Need
Program (je joins en annexe un rapport médical d’évolution, notamment en ce qui concerne les manifestations
cliniques, comprenant également la motivation de la poursuite du traitement).

o Il s’agit d'une demande de prolongation de remboursement pour cette spécialité car ce bénéficiaire a déja obtenu
au moins une période de remboursement de cette spécialité sur base des conditions du § 12940000 du chapitre
IV de la liste jointe a I'A.R. du 1°" février 2018, que la période précédemment autorisée est arrivée a échéance, et
que j'estime que ce traitement avec cette spécialité doit étre poursuivi (je joins en annexe un rapport médical
d’évolution, notamment en ce qui concerne les manifestations cliniques, comprenant également la motivation de
la poursuite du traitement) ;

Je confirme d’avoir connaissance que le remboursement de cette spécialité est arrété si :

- Il y a une mauvaise compliance thérapeutique imputable au patient, notamment définie comme étant la
réitération par deux fois du schéma posologique d’escalation suite a une non présentation aux séances de
perfusion.

- Le traitement est jugé inefficace sur base des résultats des examens de suivi.

Version valable a partir du 01.06.2024



- Letableau clinique indique un retard psychique et/ou mental, non di & une autre condition, défini comme suit :

o Bayley mental < 50 (de 0 a 42 mois).
Ou
o WIPPSI<50(4a7ans).
Ou
o WISC <50 (a partir de 7 ans).
Ou
o WAIS <50 (a partir de 16 ans) .
(mais ce testing n'est pas nécessaire en présence de la mutation protectrice p.Arg610 del).

En annexe au présent formulaire de demande, je joins le rapport médical accompagné des protocoles et des résultats
des examens réalisés afférents tant enzymatique que génétique.

1l = Identification du médecin-spécialiste mentionné ci-dessus au point Il :

(R R =)

(Y A A (215, L

T I I O I O I R Y S 72\

L7 L7 L] ] @ate)

(cachet) (signature du médecin)
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