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La Camara de Diputados de la Provincia veria con agrado que el 

Peder Ejecutivo, por intermedio de los organismos que 

correspondan, solicite al Poder Ejecutivo de la Nacion, el registro en 

la Administraci6n Nacional de Medicamentos, Alimentos y 

Tecnoiogia Medi ca ( ANM,li,T) de la medicaci6n de nombre comercial 

Spinraza ( N us iners en) , unico tratamiento para los paditntes con 

Atrofia Muscular Espinal (AME). 

FUNDAMENTOS 

Senor presidente: 

"Spinraza" es el nornbre cornerciat de la droga Nusinersen, 

elaborada por la compania rnultinacional Biogen. Es el primer y unico 

tratamiento para la Atrofia Muscular Espinal (AME). El mismo, fue aprobado 

en diciembre de 2016 por primera vez por la Agencia Sanitaria de los 

Estados Unidos (FDA) para el tratamiento de todos los nines. nirias. 

adolescentes y adultos que padecen esta enfermedad sin importar su nivel 

de afecci6n (AME de tipo 1, 2 y 3). En ei mismo sen ti do fue aprobada luego 

por la agencia gubernamental de salud de la Union Europea (EMA), Canada, 

J ap6n, Australia y Brasil. 

En nuestro pais, a partir de Enero 2017, !a AN MAT aprob6 su ingreso, pero 

solo bajo el Regimen de Acceso de Excepci6n de Medicamentos ( RAEM). 
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En Argentina se estima que hay unos 400 casos potenciales, 

de los cuales unos 250 estan registrados, pero solo hay 15 pacientes 

autorizados en tratamiento, seg(m la Asociaci6n Civil de Familias AME 

Argentina. Quedando a la espera mas de 250 pacientes, que luchan por 

acceder a esta medicaci6n y cambiar radicalmente la historia natural de 

esta cruel enfermedad. 

La Asociaci6n Civil de Familias AME- Argentina y todos los 

que padecen esta enfermedad vienen expresando publicamente la urgencia 

del registro de la droga Nusinersen en la ANMAT, para garantizar que todos 

puedan acceder a ella de forma sencilla yen un corto tiempo. Cabe destacar 

adernas. la necesidad de que este medicamento se incluya dentro del Plan 

Medico Obligatoria ( PMO} y que su costo econ6mico pueda solventarse por 

intermedio de las obras sociales, ya que en la actualidad, la totaiidad de los 

pedidos de tratarniento debieron instarse par via judicial, y aun, con la 

media cautelar admitida y decreta, muchas obras sociales no han provefdo 

a su cobertura. Asimismo, es fundamental que desde la 

Superintendencia de Servicios de Salud y el Ministerio de Salud, se 

determinen formas de reintegro a las Obras Sociales, para que ning(rn 

paciente se quede sin tratamiento. 

Acer ca de la AME: 

La AME es una enfermedad neurol6gica, genetica, que se 

caracteriza por la perdida de neu ronas motoras en la espina dorsal y el tallo 

cerebral bajo, lo que produce un severa y progresiva atrofia y debilidad 

muscular, causando debilidad y atrofia de los musculos voluntaries 

encargados de las funciones basicas como: gatear, caminar, controlar el 

cuello, comer y hasta respirar, Es la principal causa qenetica de muerte de 

bebes y nmos. 

La AME se presenta en 3 niveles de severidad, sequn la 

cantidad de proteina faltante para la supervivencia neuronal (SMN), lo cua! 

es critico para ei manteriimiento de las neuronas motoras. Los afectados 

con AME Tipo 1, la torma mas severa y de amenaze vital. producen muy 

poca proteina SMN y no desarrollan la habilidad de sentarse sin ayuda o de 
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sobrevivir mas alla de los dos anos sin asistencia respiratoria. Los afectados 

por AME Tipo 2 y 3 producen mayores cantidades de proteina SMA y tienen 

unas formas menos severas pero que pueden alterar su supervivencia. 

El caso de Thiago en Santa Fe: 

Hace dfas se viraliz6 en las redes sociales y medios de 

comunicaci6n, el caso de Thiago, de 17 anos de la ciudad de Vera, quien 

lucha contra la Atrofia Muscular Espinal (AME) de tipo 2. 

Thiago expresa en todos los medics, la importancia y la 

necesidad de que la AN MAT autorice el registro de la Spinraza. esperanzado 

en poder mejorar su calidad de vida, la de su familia y disfrutar la vitalidad 
de los arios que le restan de vida. 

SPI NRAZA ofrece nuevas esperanzas para la comunidad AME 

y es prioritaria para el tratamiento de esta enfermedad en pacientes adultos 

y pediatricos. es por ello que solicito a mis pares que me acompetien en la 

aprobaci6n del presente proyecto de comunicaci6n. 

~JUU~f.'.'.';N ;;,t;~ALDI 
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