ACTOR: ROMANI ALEJANDRA

DEMANDADO: OBRA SOCIAL DEL PERSONAL ASOCIADO A ASOCIACION
MUTUAL SANCOR (O.S.PER.S.A.A.M.S)

CAUSA: MEDIDA AUTOSATISFACTIVA

SOLICITO HABILITACION DE DIAS Y HORAS INHABILES.-

SENOR JUEZ FEDERAL

ALEJANDRA ROMANI, titular del D.N.I N° 34.105.091,
con domicilio real en Mza 10 Lote 04 B° Saint Germain, Ciudad Capital de Santiago
del Estero, en ejercicio de mis propios derechos, con el patrocinio letrado del Dr.
MIGUEL RUIZ, matricula federal T° 138 F° 155, constituyendo domicilio electrénico
20-34994566-6, comparezco ante V.S. y respetuosamente presentada digo:

1) PERSONERIA/OBJETO

Que, en nombre y representacion de mi hijo menor
SAMUEL IBRAHIM ABRAHAM ROMANI, D.N.I 57.611.68, conforme lo justifico
con las fotocopias de nuestros documentos de identidad y originales de acta de
nacimiento que acompafno, vengo a promover MEDIDA AUTOSATISFACTIVA en
contra de OBRA SOCIAL DEL PERSONAL ASOCIADO A ASOCIACION
MUTUAL SANCOR (O.S.PER.S.A.A.M.S) domiciliado en calle Mitre y 25 de mayo
de la ciudad capital, a la cual se encuentra afiliado, conforme fotocopia de los
carnets que se adjuntan; solicitando que al dignarse V.S a dictar sentencia haga

lugar a la misma con expresa imposicion de costas del juicio al accionado.




Solicitando dicte con caracter de urgente dicha medida
tendiendo al suministro de la medicacion Zolgensma, de vital importancia para la
vida de mi hijo Samuel. Dicha medicacion debe suministrarse antes de cumplido

los 2 afios de vida de Samuel, hecho este que acaecera el dia 24 DE MAYO

DEL 2021. Por lo que la demandada debe cumplir con la entrega en forma
TAXATIVA.-

2. HECHOS:

2.1 ANTECEDENTES FACTICOS

Mi hijo, naci6 el dia 24 de mayo de Dos Mil Diecinueve,
en Sanatorio Alberdi de la Localidad de Santiago del Estero. El Parto fue por
cesérea, a las 40 semanas de gestacion, con un peso de 3.500 kg.

Al mes de vida, Samuel fue diagnosticado de ATROFIA

MEDULAR ESPINAL TIPO 1 por medio de un estudio molecular practicado. La

AME es una enfermedad genética que provoca la debilidad y deterioro de los
musculos, incluso los muasculos de los pulmones. Dicha enfermedad esta
relacionada con un defecto en el cromosoma 5q y los sintomas aparecen poco
después del nacimiento, tal es el caso de mi hijo Samuel.

Ante al diagndstico indicado, los médicos que asisten a
mi hijo, Dr. Diego Morra, Medico Neurologo, le prescribié un tratamiento con

NUSIRNERSEN 12 MG (SPINRAZA). Dicho medicamento es una solucion

inyectable en viales 12 mg, se administra mediante inyeccion intratecal (parte
inferior de la espalda, directamente en el columna).

El tratamiento indicado consta de TRES (03) DOSIS

ANUALES, CADA CUATRO MESES, POR TIEMPO PROLONGADO E

INDEFINIDO.-




La primera infusion de Spinraza fue colocada en fecha
27/09/2.019, procedimiento realizado por el Dr. Bartuluchi, en el Sanatorio Mater
Dei. Sin complicaciones, indicando el alta sanatorial y programando la 2°
colocacion de la medicacion para el dia 11/10/2.019.-

Que, hasta la fecha 06/02/2.020 el tratamiento indicado
y suministrado en Samuel ha dado excelentes resultados, conforme los informes
clinicos de todo el equipo médico que acompafa a mi hijo, medico neurdlogo,
fisiatra, Kinesiologo, etc., cuyos informes adjuntos al presente.

Que, el suministro de Spinraza ha mejorado la calidad
de vida mi hijo, con buen progreso en la curva de peso, sin necesidad de apoyo
respiratorio permanente.-

Samuel puede mover sus piernas hacia los costados,
gira la cabeza con rapidez, levanta el hombro, acciones corporales que parecen
tan simples pero en la condicién de mi hijo es un gran logro que las pueda realizar
y que pone de manifiesto el gran avance que ha logrado con el suministro de la
medicacion.

Que, la mediacién aplicada en Samuel ha dado

excelentes resultados mejorando su calidad de vida al 100%.-

Es uno de los pocos pacientes del pais con AME tipo 1,
casi llegando a sus dos afos, sin traqueostomia y con grandes hitos motores
alcanzados. Se sabe que este grupo de pacientes es el que mas beneficio obtiene
de esta terapia, con la informacion disponible a nivel mundial.

En este contexto, en el mundo de las familias AME

aparecio un medicamento que reparar el gen dafado, detiene la enfermedad



“Zolgensma”, medicamento de unica dosis que debe ser suministrado antes de

los 2 afios de vida.

Ingresé al pais hace muy poco y recibié la aprobacion
de la Administraciobn Nacional de Alimentos, Medicamentos y Tecnologia Médica
(ANMAT)

2.2 CONFLICTOS SUSCITADOS

Su Excelencia, esta parte solicito, por expreso pedido de
OSPERSAMM, por nota, la cobertura total e integral de la salud de mi hijo Samuel;

en lo que respecta en al TRATAMIENTO INDICADO en los términos arribas

puesto, monodosis de Zolgensma, antes de cumplido los 2 afios de Samuel,

hecho que acaeceréa en fecha 24 DE MAYO DEL CORRIENTE ANO.

Pese a la solicitud formal del pedido de cobertura
integral, reclamos telefénicos y via internet no he logrado obtener una respuesta al
pedido de la entrega de la medicacion.

Mi hijo no puede condicionar su vida a la burocracia de
la demandada, la falta de suministro de la droga indicada pone en GRAVE

PELIGRO SU VIDA, echando por tierra todos los avances logrados.

Como VS podra observar es clara la maniobra de
OSPERSAMM para no cubrir el gasto que eroga la medicacion indicada, como
bien se conoce en el ambito de la salud, no cubrir los derechos emergentes del

certificado de discapacidad que esta parte ha obtenido es una actitud arbitraria,

discriminatoria e ilicita.-

Ante la incertidumbre, y la angustia por la salud de mi
hijo, que repito AUN NO TENGO NOTICIAS DE LA ENTREGA DE LA

MEDICACION POR CULPA DE LA DEMANDADA,; resaltando que mi hijo esta



afiliado desde su nacimiento. Y remarcando que en nuestro estado de derecho rige
la convencion de los derechos del nifio, Convencion sobre los Derechos de las
Personas con Discapacidad, S.S, lo que esta parte siguié es el tramite normal que
OSPERSAMM siempre nos impuso como condicién para cubrir el tratamiento de
mi hijo y como bien se indic6 en el apartado de antecedentes facticos; es decir que
era el procedimiento normal.

La actitud de la demandada principal no solo es
flagrante por cuanto el discurso de la misiva torna mercantil la salud de mi hijo; no
solo es dolosa porque viola expresamente la Convencion de los Derechos del nifio,
abusando de una forma juridica mindscula contractual; sino que ante todo es
inhumana porque discrimina a nuestro hijo porque el derecho a la salud no es solo
ausencia de enfermedad, sino también un estado completo de bienestar fisico,
mental y social. El beneficio de gozar de un elevado nivel de salud es uno de los
derechos fundamentales del ser humano de acuerdo a lo establecido en el
Preambulo de la Organizacion Mundial de la Salud. Este derecho se vincula
estrechamente con el derecho a la dignidad de las personas y a la igualdad ante la
ley; y la actitud de la demandada OSPERSSAM viola en forma expresa los
derechos de mi hijo porque no puede realizarse el tratamiento indicado por los
galenos que lo asisten por la negativa tacita y violatoria de la legislacion vigente; y
de no realizarse dicho tratamiento MI HIJO NO PODRA VIVIR PLENAMENTE Y
NO PODRA ACCEDER A LAS PRESTACIONES QUE EMERGEN DEL
CERTIFICADO DE DISCAPACIDAD.

La necesidad del planteo surge tajante de los
certificados meédicos que esta parte acompafia a la presente, y en su momento

acomparfie a la demanda y la urgencia radica en que de no contar en tiempo y



forma con la medicacion indicada y la prestaciones que en consecuencia se
soliciten, la vida de mi hijo CORRE GRAVE PELIGRO, quedando desamparado
redundando en su calidad de vida presente y futura, poniendo en cabeza de los
padres gastos que por su caracteristica economica y a fuerza de mucho trabajo
pagamos las cuentas entre ellas las de la demandada principal.

A los efectos de la ley 22.431 en su Art. 2° — A los efectos de
esta ley, se considera discapacitada a toda persona que padezca una alteracion
funcional permanente o prolongada, fisica o0 mental, que en relacion a su edad y
medio social impligue desventajas considerables para su integracion familiar,
social, educacional o laboral. Es decir que con la actitud de OSPERSAMM mi hijo
no tiene derecho a acceder a los beneficios que otorga el certificado de
discapacidad; Esta parte considera dolosa la actitud de OSPERSAMM porque
estando acreditado por los estudios médicos sefialados en el apartado de
antecedentes facticos la discapacidad de mi hijo, lo que la demandada trata es de
evitar la cobertura TOTAL E INTEGRAL QUE LE CORRESPONDE y que emerge
del certificado de discapacidad, adjunto, tiene la obligacion ineludible de cubrir las
prestaciones para la rehabilitacion de la salud de mi hijo y aqui esté el dolo: en la
maniobra violatoria de la Convencion de los derechos del Nifio.

“‘El Derecho a la Vida es el primer derecho de la
persona humana, respecto del cual los restantes valores tienen siempre
caracter instrumental” Corte Suprema de Justicia de la Nacion” (fallos: 323:3229)
A partir de la reforma constitucional del afio 1994 el Derecho a la Salud se
encuentra expresamente reconocido con jerarquia constitucional por el art. 75 inc

22 de la Constitucion Nacional, al asignarle tal calidad a los tratados que enumera.



El art. 25 de la Declaracién de los Derechos Humanos
dispone que toda persona tiene derecho a un nivel de vida adecuado que le
asegure, asi como a su familia, la salud y bienestar, y en especial la
asistencia médica y los servicios sociales necesarios. De igual modo el art. XI
de la Declaracién de Derechos y Deberes del Hombre establece que toda persona
tiene derecho a que su salud sea preservada por medidas sanitarias y sociales
relativas a la alimentacién, el vestido, la vivencia, la asistencia médica
correspondiente al nivel que permitan los recursos publicos y los de la comunidad.

La Convencion sobre los derechos de las personas con

discapacidad, Ley 26.378, en su articulo 25 establece la OBLIGATORIEDAD A

GARANTIZAR EL DERECHO A LA SALUD. ' Dicha ley tiene jerarquia

constitucional.

Por su parte, la ley 22.431, en su articulo 1, instituye un
SISTEMA INTEGRAL de las personas con discapacidad. 2

Por dltimo, el articulo 2 de la ley 24.901 prescribe en
forma TAXATIVA la OBLIGATORIEDAD DE LA COBERTURA TOTAL de las
prestaciones basicas que necesiten todas las personas con discapacidad.

Por lo que solicito S.S haga lugar a la presente accion
de amparo y ordene a la demanda garantizar LA COBERTURA TOTAL E
INTEGRAL, entrega de la medicacion ut supra mencionada. Asimismo, conceda
todo lo concerniente al cuidado y apoyo de equipamiento respetando marcay

modelo que los especialistas consideren y la aprobacion del

! Articulo 25 Ley 26.378 Las personas con discapacidad tiene derecho a acceder en condiciones de igualdad a
una atencion de salud de la misma calidad y a los mismos servicios de salud que los demés y los Estados
partes deben adoptar todas las medidas apropiadas para velar por que las personas con discapacidad tengan
acceso a servicios de salud. La atencion de salud se presentara sobre la base de un consentimiento libre e
informado.

2 Articulo 1 Ley 22.431



acompafiamiento y tratamiento solicitado (Fonoaudidloga, Kinesiologos,
Terapia Ocupacional, Acompafiante terapéutico, enfermeros, etc)

3) DERECHO

Fundo nuestro derecho en los articulos 1, 14, 18 y 43 de
la Constitucion Nacional; Pactos Internacionales incorporados por el articulo 75 inc.
22 de la Constitucion Nacional, tales como las disposiciones de la Convencion
Sobre Derechos de las Personas Con Discapacidad De Naciones Unidas, ley
26378. Existe una clara violacion a derechos fundamentales ampliamente
reconocidos y consagrados en la CONSTITUCION NACIONAL, como es el Articulo
14- en cuanto declara que “Todos los habitantes de la Nacion gozan de los
siguientes derechos conforme a las leyes que reglamenten su ejercicio; a saber:
De trabajar y ejercer toda industria licita; de navegar y comerciar; de peticionar a
las autoridades; de entrar, permanecer, transitar y salir del territorio argentino; de
publicar sus ideas por la prensa sin censura previa; de usar y disponer de su
propiedad; de asociarse con fines utiles; de profesar libremente su culto; de
ensefar y aprender.”
La Convencion Sobre Derechos de las Personas Con Discapacidad De Naciones
Unidas, ley 26378, en su articulo 12, establece la definicidn de “persona con
discapacidad”, a saber: 1.- Los Estados Partes reafirman que las personas con
discapacidad tienen derecho en todas partes al reconocimiento de su personalidad
juridica. 2.- Los Estados Partes reconoceran que las personas con discapacidad
tienen capacidad juridica en igualdad de condiciones con las demas en todos los
aspectos de la vida. 3.- Los Estados Partes adoptaran las medidas pertinentes
para proporcionar acceso a las personas con discapacidad al apoyo que puedan

necesitar en el ejercicio de su capacidad juridica. 4.- Los Estados Partes



aseguraran que en todas las medidas relativas al ejercicio de la capacidad juridica
se proporcionen salvaguardias adecuadas y efectivas para impedir los abusos de
conformidad con el derecho internacional en materia de derechos humanos. Esas
salvaguardias aseguraran que las medidas relativas al ejercicio de la capacidad
juridica respeten los derechos, la voluntad y las preferencias de la persona, que no
haya conflicto de intereses ni influencia indebida, que sean proporcionales y
adaptadas a las circunstancias de la persona, que se apliqguen en el plazo mas
corto posible y que estén sujetas a examenes periddicos por parte de una
autoridad o un organo judicial competente, independiente e imparcial. Las
salvaguardias seran proporcionales al grado en que dichas medidas afecten a los
derechos e intereses de las personas. 5.- Sin perjuicio de lo dispuesto en el
presente articulo, los Estados Partes tomaran todas las medidas que sean
pertinentes y efectivas para garantizar el derecho de las Derechos Humanos,
Politicas Publicas y Justicia para el Sur 5 personas con discapacidad, en igualdad
de condiciones con las demas, a ser propietarias y heredar bienes, controlar sus
propios asuntos econOmicos y tener acceso en igualdad de condiciones a
préstamos bancarios, hipotecas y otras modalidades de crédito financiero, y
velaran porque las personas con discapacidad no sean privadas de sus bienes de
manera arbitraria. A su vez, Articulo 7 especificamente se refiere a los Nifios y
nifias con discapacidad, estipulado que: 1. Los Estados Partes tomaran todas las
medidas necesarias para asegurar que todos los nifilos y las niflas con
discapacidad gocen plenamente de todos los derechos humanos y libertades
fundamentales en igualdad de condiciones con los demas nifios y nifias.

4.- PROCEDENCIA DE LA MEDIDA.



La medida autosatisfactiva forma parte de los
denominados "procesos urgentes”, es decir de aquellos procesos en los cuales la
respuesta de la Justicia frente a determinadas situaciones debe ser inmediata. Su
caracteristica principal es que, como se trata de un requerimiento urgente, la
medida autosatisfactiva se agota con el despacho favorable del juez interviniente y
no necesita de la iniciacion posterior de una demanda principal.

En este sentido, el articulo 232 del Ritual, prescribe que
: “Fuera de los casos previstos en los articulos precedentes, quien tuviere fundado
motivo para temer que durante el tiempo anterior al reconocimiento judicial de su
derecho, éste pudiere sufrir un perjuicio inminente o irreparable podra solicitar las
medidas urgentes que, segun las circunstancias, fueren mas aptas para asegurar
provisionalmente el cumplimiento de la sentencia” Es decir, la medida
autosatisfactiva, requiere una cierta probabilidad de que lo pretendido sea
atendible, para que pueda ser favorablemente despachada, en el caso de marras,

la OBRA SOCIAL DEL PERSONAL ASOCIADO A ASOCIACION MUTUAL

SANCOR (0O.S.PER.S.A.A.M.S), solamente debe suministrar la medicacion

solicitada por los galenos que tratan a Samuel y seguir cumpliendo con la
cobertura integral.

Consigna Peyrano refiriendose a la recientemente
creada medida autosatisfactiva que "Se trata de un requerimiento urgente
formulado al 6rgano jurisdiccional por los justiciables que se agota- de ahi lo
de autosatisfactiva- con su despacho favorable, no siendo entonces
necesaria la iniciacion de una ulterior principal para evitar su caducidad o
decaimiento” (conf. Peyrano Jorge, Los Nuevos Ejes de la Reforma Procesal Civil:

La medida Autosatisfactiva).-
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En la actualidad, los procesos urgentes no se agotan en
las medidas cautelares; el &mbito de estos procesos es mucho mas amplio, pues
también lo urgente esta presente, en ciertas pretensiones que recaen directamente
sobre aspectos sustanciales o de fondo. En efecto, en el XVIII Congreso Nacional
de Derecho Procesal (celebrado en Santa Fe, 1995) se declar6 que la categoria de
proceso urgente es mas amplia que la de proceso cautelar. Asi, la primera
comprende también las denominadas medidas autosatisfactivas y las resoluciones
anticipatorias (estas Ultimas llamadas por la doctrina el fendmeno de la tutela
anticipada). Muchas son hoy las tutelas diferenciadas que existen, como también
los motivos por los que se considera que una cuestibn es susceptible de un
diferente tratamiento al del procedimiento comudn, esto es al ordinario. A veces el
propio tiempo que insumira el mismo en relacion a la naturaleza de la pretension
(un derecho constitucional directamente afectado al demandado como la salud), la
importancia de que una serie de asuntos tenga un tramite especial para, por
ejemplo, la recuperacion del dinero prestado (necesidades del trafico comercial que
originan los ejecutivos y los monitorios), y también varias més, entre las que
encontramos a las medidas autosatisfactivas.

Jorge Peyrano considera que “habra tutela
diferenciada cuando - excepcionalmente y a raiz de experimentar urgencias
apremiantes el requirente del servicio de justicia o de las singularidades del
derecho material cuya aplicacion se reclama hubiera instrumentado un
montaje procesal autonomo de cierta complejidad, portador de una
pretension principal y que cuenta con la direccion de un d&rgano
jurisdiccional investido de facultades incrementadas e inusuales; estructura

gue debera satisfacer, en la medida de lo razonable, la garantia del debido
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proceso (que ampara tanto al requirente de justicia como al requerido), y que
se deberd apartar, en varios aspectos, y, notoriamente, de las matrices
vigentes clésicas”. Entre los casos mas comunes registrados por la
jurisprudencia, que explica por si mismo esta clase de tutela judicial, se encuentra
la medida que ordena a la administracién a concederle al particular vista de las
actuaciones administrativas, ya sea en caso de silencio o de una denegatoria
arbitraria. Si el administrado opta por la via de la tutela autosatisfactiva la decision
del juez otorgando la vista en un proceso cautelar o de urgencia agota su
pretension de un modo Unico y definitivo. [Cassagne T.2001 B "Las medidas
cautelares en el contencioso administrativo"). “Uno de los pasos que le falta a la
tutela judicial efectiva, en tiempo suficiente y razonable, es el otorgamiento
de medidas cautelares provisionales o definitivamente anticipatorias de la
sentencia de condena, o autosatisfactivas. Estas si, deben ser excepcionales,
pero no inexistentes. Algunos casos se han comenzado a presentar y parece
razonable que se reitere, en materia de enfermedades terminales o dolencias
gue requieren tratamiento inmediato, la imposibilidad de ejercer la profesion
mientras se discute el &mbito de aplicacion del titulo o discapacidad.[Gordillo,
Agustin "Tratado de Derecho Administrativo]

Los requisitos de forma exigidos por el Art. 15 de la Ley
2145 para el otorgamiento de la medida cautelar se encuentran acreditas tal como
se sefala a continuacion

Al respecto, la Jurisprudencia tiene dicho que : “Las
medidas autosatisfactivas son soluciones jurisdiccionales urgentes no
cautelares, despachables in extremis y mediando una fuerte probabilidad de

gue los planteos formulados sean atendibles. Las mismas importan una
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satisfaccion definitiva de los requerimientos de los postulantes de modo que
son autobnomas, no dependiendo su vigencia y mantenimiento de la
interposicion coetanea o ulterior de una pretensién principal.- La nota que las
caracteriza es precisamente que se agotan con su despacho favorable, no
siendo necesaria la iniciacion de una ulterior accion principal para evitar su
caducidad o decaimiento. Si bien comparte con las medidas cautelares su
caracter urgente, su ejecutabilidad inmediata y la circunstancia de que en
determinados casos sea despachable inaudita parte, existen diferencias de
tal relevancia que permiten concluir sin hesitacién en que no se trata de una
medida cautelar sino de un proceso urgente auténomo.- En efecto, la medida
autosatisfactiva no es instrumental, circunstancia que evidencia su condicion
de diligencia no cautelar. Tampoco es provisional, no rige a su respecto el
caracter de mutable o flexible (no es sustituible por otra medida diferente), no
necesariamente debe disponerse inaudita parte y el grado de conocimiento
para ordenarla es la existencia de una fuerte probabilidad cercana a la
certeza y no la simple verosimilitud [...] existen numerosos casos de medidas
autosatisfactivas en los anales de la jurisprudencia bajo el rétulo de "medida
cautelar autonoma" con que fuera designado en los fallos, decretandolas
como cautelares genéricas o innominadas (conf., JNac. Civ. n° 67, "Clavero,
Miguel Angel c/Comité Olimpico Argentino”, julio de 1996; CCiv. Y Com. Fed,
Sala 2}, Vocos Conesa-Mariani de Vidal, 5/3/97, "Deutche Bank Argentina S.A.
c/ Instituto de Servicios Sociales bancarios s/ medidas cautelares”, causa n°
20.717/96, Boletin de Jurisprudencia de la Camara Nacional de Apelaciones
en lo Civil y Comercial Federal publicado por El Derecho, 16/7/97;CNCiv. y

Com. federal, Sala Il, Octubre 22-993, "The Coca Cola Company y otros", J.A.
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1994-11.214; entre otros).-PADEC PREVENCION ASESORAMIENTO Y DE c/
CABLEVISION S.A. sIMEDIDAS PRECAUTORIAS -

Ante estas especialisimas circunstancias de urgencia
impostergable, desde que se corre el riesgo de que a la espera de la sentencia
definitiva, no sélo se ha de consumir el tiempo propio del debate sino, también el
mismo derecho o bien de la vida que se procura proteger con la pretension
alumbradora del proceso, el juez esta llamado a echar mano sobre el mismo y
entrar en el fondo del asunto, a cuyo fin la legislacion como la doctrina autoral y
judicial han creado dos instrumentos de tutela urgente, a saber: la tutela anticipada
y las medidas autosatisfactivas. Ambas medidas tienen en comun entre otros
requisitos la urgencia impostergable y el peligro de dafio irreparable en el derecho
sometido a juzgamiento, sin embargo las segundas tienen como caracteristicas
propias el hecho de que conceden, tal como lo define el anteproyecto de Cédigo
Procesal Civil y Comercial para la Provincia de Buenos Aires preparado por los
Dres. Morello, Eisner, Arazi y Kaminker una tutela definitiva e irreversible, en una
actuacion autbnoma que se agota en si misma. No es accesoria ni esta
subordinada a otro proceso. Ella se da en el marco de un proceso urgente, en el
cual, el organo jurisdiccional, al satisfacer la pretension que le diera nacimiento,
cumple acabada y totalmente con su obligacién publica de prestar el servicio de
justicia, obligacion que también se extingue, en el caso cerrandose el proceso con
aquella sentencia definitiva e irreversible y, por ende, con autoridad de cosa
juzgada. (Del voto del Dr. Roncoroni en el AC. 92711 de la S.C.B.A. del
26/09/2007.)

"Se afirma que las medidas autosatisfativas han sido

gestadas precisamente para que superando las limitaciones propias de las
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clasicas cautelares y los alongados tiempos de los procesos ordinarios, el
remedio jurisdiccional impetrado llegue al solicitante con la urgencia que
requiere la satisfaccion de su necesidad". Superior Tribunal de Justicia de la
Provincia de Jujuy (STJujuy) ST Jujuy ~ 2009-08-24 ~ Séanchez de
Bustamante, Pablo J.; Diaz Montiel, Maria Fabiana c. Sanatorio y Clinica
Lavalle S.R.L. y otros “Aca podemos decir que es la unica alternativa viable
para evitar todos los dafios que puede traerle a X. que se le vulnere el
derecho a la educacion, teniendo en cuenta, también que a partir de sus
problemas neurol6gicos cada dia menos de educacion, es un paso para atras
en su avance en la salud” Juzgado en lo Contenciosoadministrativo y
Tributario Nro. 1 de la Ciudad Autébnoma de Buenos Aires ~ 2009-07 03 ~
Pefa, Miliciades Floreal y otros c. Ciudad de Buenos Aires

1.- VEROSIMILITUD DEL DERECHO

El “fumus bonis iuris” surge inequivocamente de la
lectura los hechos expuestos. En consecuencia, venimos a solicitar se otorgue la
medida autosatisfactiva, consistente en el suministro de la medicacién indicada,
Zolgensma, a mi hijo Samuel a la OBRA SOCIAL DEL PERSONAL ASOCIADO
A ASOCIACION MUTUAL SANCOR (O.S.PER.S.A.A.M.S) a efectos de hacer
cesar la vulneracion de un derecho de raigambre constitucional como es el
DERECHO A LA SALUD.

En el campo jurisdiccional, para que la viabilidad de la
medida precautoria prospere los tribunales nacionales han exigido la acreditacion
‘prima facie” de la arbitrariedad del acto cuya descalificacion se persigue, o la
violacion de la ley, a fin de hacer caer la presuncion de legalidad de que goza 'y,

por lo tanto, suspender la ejecutoriedad del acto En el presente caso, la arbitraria y
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discrecional de las autoridades educativas se encuentra claramente expuesta en
los hechos narrados. Es decir, que entendemos que se encuentran reunidos los
recaudos para el otorgamiento de la medida solicitada, esto es la verosimilitud del
derecho y el peligro en la demora.

La verosimilitud del derecho se encuentra acreditada
con la documentacion que se acompafa, esto es, Certificado de Discapacidad que
acredita que ATROFIA MUSCULAR ESPINAL 1

2) PELIGRO EN LA DEMORA

La natural e inevitable lentitud de los procedimientos
puede provocar el riesgo seguro de que la resolucién del conflicto resulte tardia,
con una sentencia que quizds sea absolutamente justa pero paraddjicamente
ineficaz. Puede suceder, que mientras se aguarda el normal desenlace del proceso
comun, se alteren y agraven las circunstancias facticas y juridicas existentes al
momento en que se procuré la puesta en marcha del érgano jurisdiccional,
tornando de esta manera en ilusorias o ineficaces las decisiones jurisdiccionales
destinadas a restablecer la plena vigencia del derecho sometido a debate.

Al respecto, la jurisprudencia ha entendido que: “ El
restante, es el peligro en la demora, consistente en la irreparabilidad del dafio
gue se producird en el tiempo que insumira el dictado de la sentencia;
consecuentemente la mera acreditacion del peligro de modo objetivo torna
operativa su procedencia La jurisprudencia de modo genérico entiende quo
"El peligro de la demora pide una apreciacion atenta de la realidad
comprometida, con el objeto de establecer cabalmente si las secuelas que
llegue a producir el hecho que se pretende evitar pueden restar eficacia al

reconocimiento del derecho en juego, operando por una posterior sentencia”
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(C.S. 306-2: 2061 y sgtes.) En nuestro caso, el peligro en la demora radica en
gue, de no otorgarse la medida solicitada, el cercenamiento del derecho a la
SALUD seguird avanzando pudiéndose agravar el estado general de mi hijo
Samuel., pues no suministrarse Zolgensma hasta el 24 de mayo produjera
perjuicios irreparables para Samuel, lo que se traduce en el avance de su
enfermad.

Asimismo, el “status quo” provocado por la decision de
la obra social, acarrea el cercenamiento de la vida psico-social de nuestro hijo,
todo en el marco de un procedimiento que, como se explicara, viola derechos
amparados en nuestra Carta Magna.

3) No frustracién del interés publico La medida cautelar
solicitada consistente en el dictado de la medida autosatisfactiva de suministro de
la medicacion Zolgensma por parte de la autoridad competente, no generara una
frustracion del interés publico, sino que -por el contrario- lo que se impedira es que
continde la vulneracion de derechos de mi nifio, lograndose de esta forma, la
restitucion de los mismos, situacion que -sin duda- sera beneficiosa para el interés
publico.

Al respecto, y para el caso que V.S entienda que no se
encuentra cumplido este requisito, planteo la inconstitucionalidad de la manda que
ordena acreditar previamente al dictado de la medida, la no frustracion del interés
publico. Ello, en virtud de que la vaguedad e indeterminacion del concepto juridico
incorporado como requisito para la procedencia de la cautelar da lugar a
interpretaciones discrecionales que podrian ser restrictivas e impedirian la toma de
estas medidas afectando el efectivo resguardo de derechos y garantias de rango

constitucional.
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4) Contracautela. Ante la urgencia del caso, dejo desde
ya prestada la caucion juratoria que se me pudiera requerir.

5.- INEXISTENCIA DE OTRAS MEDIDAS
CAUTELARES IDONEAS.-

Dada la urgencia por remediar las consecuencias de la
ilegal decision por parte la obra social OSPERSAAMS privar al nifio de su derecho
a la SALUD, las otras medidas procesales que contempla el Cdadigo ritual no
permiten asegurar los derechos cuya cautela se pide mediante la interposicion de
esta accion, en virtud de la naturaleza del objeto. Lo hasta aqui expuesto
demuestra que en el caso se hallan largamente reunidos los requisitos exigidos
para el otorgamiento de la medida solicitada. Por todo ello, solicito al magistrado
actuante que decrete la medida

6) PRUEBA

Mi parte a valerse de las siguientes medidas probatorias:
6.1) DOCUMENTAL: Acta de nacimiento, b) 2 copias de DNI, c) copia de Carnet de
Afiliado, d) copia de certificado de discapacidad, e) copia de estudio molecular, f)
copia de 2 certificados médicos, g) prescripcion medica por la neuréloga Lila Mesa,
h) laboratorio de anticuerpos i) nota presentada a OSPERSAAMS, k) copia de
carta documento de fecha 05 de mayo del 2021,

6.2) PERICIAL

De considerarlo necesarios y ante el hipotético caso en que la demandada
desconozca el proceso de diagnostico, tratamiento, evolucion de mi hijo, se
designe perito médico especialista en neurologia infantil a fin de que informe, si de
los estudios acompafados que acreditan la discapacidad de mi hijo, el proceso de

diagnostico es conducente con AME al que se vincula. Coteje la documentacion
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que se acompafa y para el caso de que el perito médico en su leal saber y
entender requiera nuevos estudios se realicen los mismos bajo el principio que
tutela el interés superior del nifio. Citandose al Dr. Diego Morra para corroborar

dichos estudios.

PETITUM: Por todo lo expuesto, a V.E. solicito:

1.- Me tenga por presentada, por parte, y por
interpuesta MEDIDA AUTOSATISFACTIVA, y por constituido el domicilio legal
indicado, a mérito de la personeria invocada.

2.- Se agregue la documentacién adjunta y se reserve
en secretaria.

3.- Se tenga presente la prueba ofrecida y la reserva de
ampliarla.

4- Se digne V.S. dictar sentencia, haciendo lugar a la
medida solicitada con los alcances solicitados y condenando a la contraria a la
cobertura integral y sin limitacion de las prestaciones

5.- Costas al demandado.

Proveer de conformidad

SERA JUSTICIA

CSJIN.T° 138 F° 155
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Report Anti-AAV9 titer estimation in human serum

Specimen infarmation
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Specimen collection date 22-Apr-2021
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Sanliago del Estero, 26 de Abril de 2021

Al Presidente de Sancor Salud
A quien correspondn:

Con nuestro mayor respelo nos dirigimaos a Ud.

Quien suscribe, Romanl Alejandra, afiliado Glular N." 1124432/00, lengo a
cargo a mi hijo Abraham Remanl Samuel Ibrahim afiiade como adherente a la misma obra social en
afiiado N*1124432/02 , PLAN 3000, con un diagndstico de Atrofia Muscular Espinal tipo 1 segin consta
en su historia clinica confirmado por estudio gendtico molecular, y tal como describe su certificado Gnico
de discapacidad (CUD). A través de la presente nola solicito formalmente una COBERTURA TOTAL

E INTEGRAL de salud para mi hijo.

Teniendo en cuanta que;

= En el afio 2008 la Argentina adhiere a la Convencitn sobra los Dearechos de las Personas con
Discapacidad (PCD) mediante la Ley 26.378, la cual en su Art. 25 establece la obligatoriedad a
garantizar el Derecho a la Salud : "Las parsonas con discapacidad enen derecho a accedear an
condiciones de igualdad a una alencidn de salud de la misma calidad y @ los mismos servicios
de salud quea kos demés, y los Estados Parfes deben adoplar fodag las medidas apropiadas para
velar por que las personas con discapacidad lengan acceso 8 senvicios de salud que lengan en
cuenla las cuestiones de género, incluida fa rahabiftacidn relacionada con la salud, La alencidn
de salud 58 prestard sobre la base de un consanlimianio ibre o informada”. Asimismo, cabe
recordar que en el aflo 2014 Argentina mediante la Ley 27.044 le olorga a la mencionada
Convencibn Jerarquia Constitucional y eleva al maximo nivel normativo los derechos de las
Personas con Discapacidad.

= En nuesino pals las personas con discapacidad tienen derecho a una cobertura integral {100%)
por parte de su Obra Social o Prepaga.

# Doz layes nacionales junio con la Convencidn anferiorments citada forman el marco nommativo
principal en materia de discapacidad: La primera de ellas la ley 22.431; la sequnda ley 24,901,
que ne deroga, sing amplia a la anterior.

* Elarliculo 1de |a ley 22.431 instiluye un sistemna de proteccidn “integral™ de las personas con
discapacidad, y la Ley 24.901 lo menciona como sistema de “prestaciones basicas de atencidn
integral”, aunque al final del articulo se refiere a la “cobertura integral a sus necesidades y
requerimientos”,

= El ariculo 2 de la Ley 24.901 siendo mucho mas taxativo dice : “Las obras socisles,
comprendiendo por fal conceplo las entidades enunciadas en el artfculo 1 de la ley 23,660,
fendrdn a su cargo con cardcter obligatorio, la cobertura total de las prestaciones bdsicas
enunciadas en la presente ley, que necesilen las personas con discapacidad afiiadas a las
mismas”,

1) OBJETO:
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2) HECHOS:

Md“mm“"‘:mmmdﬂtmwammaﬁaahpmunh,nihiapadmda
ATROFIA MUSCULAR ESPINAL TIPO 1, Enfermedad genélica, que se hereda de forma aulosémica
recesiva que se caracteriza por debilidad muscular grave y progresiva, y por una hipolonla resullado
de una degeneracion y pérdida de las neuronas motoras inferiores en la médula espinal y en los nicleos
del tronco encefalico encargadas del funcionamiento de los misculos de todo el cusrpo.

La debilidad muscular afecla en primer lugar a los miembros proximales (brazos y piemnas) y progresa
hacia las extremidades (manos y pies), evolucionando a la pardlisis lotal. EI lanto es débil. Sen
frecuentes los problemas de succidnideglucién, lo que conlleva una alimentacion dificuliosa.

Es comin [a insuficiencia respiratoria por compromiso de los misculos respiratorios que comienza a
sef evidente entre ¢l 4to y Slo mes de vida aproximadamente, momento en &l cual debutan con crisis
resperatorias que requieren en la mayoria de los casos ventilacidn invasiva (respirador artificial) con
amgplias posibilidades de sufrir hipoxemia y comprometer las funclones cognifivas (refrasos mentales).
En la mayoria de los casos no es posible recuperar la respiracidn espontdnea por lo que requigren
traqueostomia y ventilacidn a presidn positiva (respirador artificial) de manera permanente. Por ofro
lado se predisponen a sufrir infecciones respiratorias graves a repeticién que condicionan ain mas |a
funcionalidad de su sistema respiratorio.

Ademds pueden darse contracturas (de las rodillas y, més raramente, de los codos), y escoliosis con
las consiguientes deformidades corporales,

El prondstico es malo en general, ya que la mayeria de pacientes mueren durante los dos primeros
afios de vida por fallo respiralorio. En algunos casos, sin embargo, las manifestaciones se mantienen
estables o inchsso sufren una regresidn, ¥ los pacienies pueden wivir mas Bempo, aundgue con
requerimiento de sopories respiralorios (electrodependientes) y nutricionales (generalmenta con botdn
gastrico para la alimentacidn),

Zolgensma, constitiye en la actualidad o dnico medicamento y tralamienio capaz de delener por
complato la progressdn de |a enfermedad y revertic increiblemente el prondstico de ks nifos alectados
por la AME, ZOLGENSMA es un tipo de medicamento denominada de «lerapla génicas. Contiene el
principio activo onasemnogén abepandoves , que confiene materal gendtico humana.

Como se menciond antericemente la AME se produce cuando falla o se presenta una versidn ancrmal
de un gen necesario para producir una profeina esencial llamada proteina de ssupervivencia de las
motanewonass (SMN por sus siglas en inglés). La falla de la profeina SMN provoca la muerte de los
nervios que controlan los misculos (maotonsuronas), Esto provoca gue ks mdsculos se debiliten y se
abrofien, con una paérdida eveniual de movimienio.

Zolgensma actla proporcionando una copia plenamente funcional del gen SMN 1, ayudando al
organismo a producir una cantidad suficiente de proleina SMN. El gen se administra a las células en
las que 85 necesario, utilizando un virus modificade que no proveca enfermadad en los seres humanos.

Teniendo en cuanta que la F.D.A. (Food and Drugs Administration) de U.5.A ha aprobado el uso de la
droga denominada ZOLGENSMA en mayo 24 de 2019,

Por olra lado cabe destacar que el La ANMAT Argentina, &l dia 6 de abril de 2021 resolvid lo sigulente
ARTICULO 1*. - Auloricese a la firma NOVARTIS ARGENTINA 5.A. la comercializacion efectiva de la
especialidad medicinal denominada: ZOLGENSMA/ONASEMNOGEN ABEPARVOVEC, concentracitn
2.0x10 13 vg/ml y demds concentraciones, forma farmacéutica SUSPENSION PARA INFUSION
INTRAVENOSA, Certificado N*59.372, la que serd importada a la Repdblica Argentina.
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Que dada Ia enfermedad de basa de nuestro hijo, se le ha indicade tratamients con la drega en
cuestion, puesto que la misma es ESPECIFICA para el tratamiento de la atrofia muscular espinal,

Que dadas las caracieristicas progresivas de la enfermedad con la perdida de unidades motoras
¥ funciones vitales, @ nos ha indicado Iniciar o irstamienio con kn mayor brevedad pesible a los fines
ﬂemnidutemmmmmmpmmmguhmmumuﬂmw. slendo
urgente la necesidad de su aplicacidn, en tanto la complejidad de la enfermedad amesita la aplcacidn
ded tratamiento, ello resulta obvio en tanto la omisidn genera un estado permanenie de peligro a ka vida,
sea en forma directa, sea por complicaciones derivadas de |a falta de un tratamiento adecuado y la
ateclacdn en la salud que genera la enfermedad, por lo demds siendo el Gnico tratamiento adecuado
con expectativas de mejoras e incluso considerando su capacidad de revertir loda la condicidn, su

adopcibn inmediata es inherente a la proteccidn del derecho a la salud en el caso concrelo de nuestro
hijo.

En virtud de ko requerido se adjunia a la presente nola la siguiente documentacidn;

- Historia clinica médica neurdloga (original)

- Prescripcion del Tratamienta con Zolgensma, en donde detalla la medicacidn, y dosis (original)
- Anaksis gendlico molecular (copla cerificada)

- cerificado Unico de discapacidad (copia cedificada)

- Resolucin ANMAT- comercializacién de ZOLGENSMA en argentina

= Resolucidn F.OA ZOLGENSMA

Que a tal fin y conforme acredilamos con la documentacidn que se adjunta al presenie y en
virtud de lo expuesto, solicitamos que en el plazo de 48 horas habies brinden respuesta favorable y por
escrito al reguerimienio efectuado, bajo expreso apercibimianto en caso de silencio o rechazo del
mismo de iniciar acciones judiciales correspondientes en defensa de los derechos de nuesing hijo,

Sin otra particular saludo a UD. muy atentamenie.
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hra. Libia K Meas
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Mealiear el Deportamenio de Neorologle
frurireata ale Newbenciar Fimdectdn Favalan
AN JaR2S

Dhiemos Alres, 21 de abril de 2021

Ramnuch [braim Abeabam Raumari
Fecha Nacimiensa; 24-0%.20 14
U0 5700 Ladd

Fdad: 3¥ migses

Sancvr Sabad 112441303
Resumen Jde bistonia clinica:

Paciente con disprostion de Atrofia Espinal tipa | edafirmado por biologia molecular,
Nila nacida de parto por cesares por coxarea anberior, sin anteesdentes familiares paloldgices.
A los 2 meses sa tio o pota hipatinics v con llasto &8l comsublan neusdlogo en Hospital Casran donde
s nealiza el diagnosticn gendtico que confirma AME a los 3 meses de edad
En enero de exle afo se realizo gastrostomia por trastermos deglutorios
A los 9 meses de vida presento neamanis lsepo de la cual %6 coloca BIPAP nociurno con mascara nasal
Comenzo tratamicnio con Nusinersen en agosta h‘%{r in ecenplicaciones hasta la scrualidad
1

el itk estd conectado con sy entomo ¥ responde a los normalmente. Mo presertd compromiso de
MSIEMA Reny %0 central en mimgdn momento,

Se indica wso dario de valvas coras de pies, para la alineacidn de los miembros inferiores.

Esti en plan de tratamiento kindsico motor parm evitar retracciones, comegir posturas. Realiza
kinesiologia respiratoria para movillzar secreciones diarfamente.

Feso actual 9.600 kg

Vacunackin completa al momento sl
Adjunto la dltima evaluacin kinesinligica con scord de CHOP INTEND 29764

Tratzmieno Indicada
Por todo lo anteriormente explicado, se determina que Samuel Theaim Abrabam Romasi estd en

condiciones de recibir tratamierdo con Olasenmogen aveparvaver (Folgersma AVXS=101) énlca dosis
para mejorar su pricomolricidad o estabilizar su cuadro clinico,

Dra. La Edih Mesa

MeTang
lmd: ATS ME FRIEE
Jola agele 2019

Avda, Rivadavia 4051 Pb=2"

Bisenos Ajres- Argeniing
uﬁ"*ném..',:h“ tel, 4904-0615
1 H‘m u__ P C.F, l-l?-‘
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Dra. Lilia Edith Mesa
MM 54825 - MP 20208

PEDIATRA - NEUROLOGA INFAMTIL
PROFESORA ADJUNTA DE NEUROCIENCIAS UNIVERSIDAD FAVALORD
MEDICA DEL DEPARTAMENTO DE NEUROLOGIA
INSTITUTO NEUROCIENCIAS FUNDACION FAVALORO
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Labaraterie da Biolegin Malosulag-Sarvicio da Ganstse,
Foshaka da laa pozon 1AL, 1245 Buanod hicoas
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ESTUDIO MOLECHLAR PARA ATROFIA MUSCULAR ESPINAL (AME)

-
- I
Estudin H: Apallido y Hoshren: LH=U 'i
ABLT343 |
4350845 ADRAJIAM MOMANT , SAMURL IBRANIH

Fecha do Rocepolion: 15=-08-2010

. HMotive del esatudio: Socspacha do AME
Mpastra: ADN extraide de sangre porifarica.

mécnica utilizada: PCR-RFLP do los exones 7 y 8 dal gen m’f"m 0o0344.3) .
(Locus Reference Genemic: LRG_676, WCDI Refarance ww'dﬂl-q-ﬂ sl nd
- fsta matodologia no parmite dotectar delecidn hetazccigota
sutasiones puntusles on dicheo gen.

RESULTADO:

1.
5o cbsecvé delecidn homocigota de los exgned 7 y B del gen Sr

INTERFRETACION:
Esta r.nul-ndn confirma al diagnéstice da AME an elfla paciente.

se reco=ienda estudiar ol estado da portador da leos padres y otres familiares
an rissgo. e

ge sugiere asesoramisnts ganético.

R
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; Tesdurcitsn da informe die eutudio diagndaticn de Invitae
g E n E 5 I [] Paclente: Anraham Hasmand Samuel

Fecha de nacimiento: 74/05/2019

Mombre del paciente: Abraham Romani Samue!

Tipo de mussttra: Saliva atstida Fecha de infarme: 25/08/2013
PR Ty Toma de muestea: 16/07/2019 nvitae ¥: AOA12E
feve: Mavline Recepeidn de muestra: DR/0R/2010  Equipa clinko:
Pragenitest Genesla
[iego Morra
Mro. deWC: -
Razdn del evtudio:

Estudia reallzado:

Secuenclacidn ¥ QMﬁﬂldmﬂﬁﬂ del

pemes detaliadios a continuadidn en 13 secchén Resultados.
«  Panel de Atrofia Muscular Espinal

Una variante patogénica en homaocigosls identificada en SMNL. E1 gen SMN1 se asocla con atrofia muscular
espinal sutesdmica receshva.

MWimero de coplas de SMN2 = 2

 GorRR oo N5 -¢ B2 e e

l SMNL Delecidn (regitn codificante homecigota PATOGENICA 'l
completa)

Lobre este estudio:

ImmmrﬂzwﬂrlmmmMMMHum;Wmﬁum.Lu“.uudlm
mﬁmﬁm.wm“mﬂhmmhmmmuymmmmpudwprmhl'mmlﬂdnﬂn
ﬂ.lrlﬁurdmmwﬂmvaEulwﬂm:mﬂdtWEw
parspnalizada,

Proximos pasos

®  [ate &5 un resultada medicamente impartante que debe ser distutido con wn proveedor de salud cofma LR Asesar
Gendtico para comprender cuales son los sigulentes pasos para continaar la evaluackdn, £l seguimiento clinico debs ser

garantizada, Este resultado debe ser interpretado en o contanto de resultadas adicionales de laberaterio, la historia
familiar y los hallazgos clinicos,

s Considere compartir este resultada con sus familaires que podsian encontrarse en riesgo. Puede encontrar detalles de
nuestra Estudio de Variantes Famiiares en wiyw invitae com/family

El evinadiar se Heve a cabo en ¢f laboratorio hvitae FCLIA 10: G502040778), Califormin, USA, Exte fitfurme o3 @l
Fradivecian dl informe prigined el yarater, reelizadiar parm mgior compresion el arismo en ol dinbito privads i 1]
cunsidte amialieer, e implica la revlizacia de e comstifta con i Genetista Clinico en fa Tastinreion ol of
asesamicntn geadticn en redacin o los st ohtemids, Se recoimicnda velorar en of comtexto clinica del pavivare
1 acoumpardnr del delrida aRCTOraRIETIiG PennEice par Meslicu Genetixna,

Genesig — Dileros 2411 - St piso 505 = CABA. infai@genesia com.ar | www.genesia.com.ar
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Sy ¥ Traduccion e informe de eitudio dagndilica de linwvitae
. g g ene sid paciente: Abraham Romani Samuel

Fecha de nacimlento: 24/05/2019

v Reghtre su estudio en waww invilae roen/paterd s pata descangar una copla digital de sus reultados. Puede ademis
arecursos educatives adickonales sobwe |a farma en que sut resultados pueden afertar a su saled.

Resumen clinico

Una variante patogénica, delecidn (region codificante completa) (homotigota), fue identificada en SMIL

£l gon SMNT ve 35000 con alrofla muscular evpinal sutsibemics receshva [AME) (MedGen UID: bEEL

[ute resultada oo conshiente con ol dagndstico de atrofla musculasr espinal.

““mwwm"ﬂﬂﬂﬂWﬂhﬂlmﬂwl:tlﬂiﬂlmhmww“ﬂmmn
resuita en debibdad muscular progreshva y atrolla (FWD: 10673538, 18572081], Dtros signes de AMI pueden Inciae:
tasciculaciones massculares, temblor, aficultad para ganar pesa, trastodno de tueho, neumonla, excoliosls, LeRraurEs
articulaees, y eardiopatia congleita {PMED: 18661960, TESEST7). Se han descripho cuitro subtipas clinicas: AME infantil agudo
tipa | (1ambién denominada enfermedad de Wednig-Holfmn], AME infastil crinica tipa 1L AME juvend tipo 11 | {Eaenbién
denominads enfermedad de Wohitard-tupelberg-Welander), AME del adulto tipo v [PMID: 10675938, 18572381 LA ead ce
commienso de los sintomas, ¢l fenotipo, prondstico, v expectativa de vida muestran marcada varabilidud inter & intralimiiar, enire
¢ inchasa dentro de los subtipos [PMID: 6855803), Para gulas de manejo clinico de AME, comsulte en PMID: 17761659

. mmwmmHmemmamw“nmﬁmumumwidﬁwmw
mu“MnﬁNHWMMHﬂMﬂWMﬂHWMM

Este individuo presenta 2 coplas del exdn 8 de SMN2, habitualmente denominado exdn 7, que refleja el nimero
de copias de SMN2.

u "'Pﬂ'I’EMHﬂﬂﬂﬂtmﬁmm“m&m“ﬂkﬂimwm“ﬂm*ﬂ“*mmﬂ'ﬂ'ﬂ“
modificar e fenotipn de 12 AME stocisda 8 SMN1 (PMID: 15378550). La evidencla indica que individuas con defeciones
WWn:ﬁmuLhmﬂaummnnmmmhmmlmumhmm
gaenparacion con L presencia de 3 o mis copias de mu:“mmmmwh}mmmmmm
nmmmq,1mwm.wnmmﬂmumm5mdemnmwmmimm
repartadal, supriends quE § copias de SMINT pueden compensar [ ausencia de expreside de SMNT (PAID: 153785500

Detalles de la variante
SANY, delecién [regitn codificante completa), homocagota, PATOGENICA

«  [Exta varlanbe consiste en una delecién de la regidn gendmica que comprende el eadin 8 (habitualmente
denaminada exén T) del gen SMNL. Dada la similitud de secuencia entre los exones de SMNL y SMND, s presentia
de esta variante es utikzada para inferir una deliecidn compbeta de SMNL.

+  [Extavariante te encuentra claramente definida como causante de Atrofia Muscular Espinal [AME] (PMID:
11839954, 18572081). Ha sido reportada en homocigosis en aproximadamente el 05, 4% de los pacientes con AME
asoclada l!ql!,rmhﬁundpﬁtmmﬂunmﬁhﬂﬂnwnmﬂﬁrﬁdh de funcidn de SMNT en
el 3,65 restante de los individuos afectados (PMID: 10675338},

" mmsmmemu:rlmhmﬁndﬂmﬁmw.

ET crnidin s Heve o cobo e of hiboratorio Tk (CLLA 1D 03020407 781, California, USAL Este fforowe o3 il
traduccidn del informe arfiginol adfri, realizale powd fyor comprension del misme en of dalite prvade e I
conulia modice, No implica fa reatlizrcicn de unn conmlie con un Geaetista Clinice en o Institiciin ni wl
asesvamiento penétice en relacida a fos reswltutedos abtenidos. i*.:n'ml]f'mﬁr verlnrar en of contexta clinicn del paciente
- acmperiiar el debido sesranicnia gewdtico por wr Médico Createliss.

Gonesa - Dileros 2411 - 510 pis 505 - CABA. info@penesia.com | www. genesla.com.ar
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£l catudio s Hevie o i en of hiberatorio Iovikwe (CLED B2 03030007781 Caffornia, UN0 Exie informie e s
trudncrion def infurme original adfint, realizade parg i tl'rH.rJFl'H'-l'-i"'f el |-|,|j1.":.;.r eit ¢l dunbito peivado e i
conufta e, N dmplica T eealizaciin oe wnn comnfta con g Gemettta Clinico o o Instituctin mi o
atesnrgnienio gpeactive o pelavidia b sevaiicas obtenidios. S revomiendu valivar om of contexto clistion del paciesie

e campuritarr oo leloinfe wvespeamicnteo pendtiog par e Mdivw Crenefingi
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L ¥ ) puadi diagndatico i It ae
L] 1] Teadbuccidin e infarme de o4
*n'.'i'll-.:‘;= g E n E S I D paclente: Abraham Aomanl Samuel

focha de nacimiento: 74705/ H15

Wétodos

Il DM grrdimicn pblenido de I muestrs endsds ey ereiquecida para ln irghonet selgeion st wilipanda A wwﬂm L o]
hibridacitn v €4 secuenciado mediante temologla ihuming nmw;ﬂmm o conkraria, todas las regiones jeleccionada se
SECUSnLian com wna profundidsd de 2504 o e complement sn con un sndlisl adickomall Lay schuvas e slingan con una yecudncla de
referenicia (GACNIT) y los camblos de secuencia 1e kdentifican & interpeetan en ¢l contestn de un drico tranicripta cimcamasts
relevante, indicada mas abajo, [1 enriquecimiento v o andlish se centran en L secuencia codificante de los Eranseriglon indicades, 10
£ de secuencia de Intrdnica Ranqueante (20 pb para BRCA 1/7], y otras reglones genbmicas epecificas que han demaitrada ser
causantes de Ly enfermedad en el mamesila del disello del envapn, Promatones, regkones no traduckdis, yotras regianes no codficartes
0 estn Inchuidas. Fara algumos genes, 1 anakzan solo locl expecilicos fse indican en 1 tabla previa) .Las deleciones  dupficacionas
exiniksas e determinan mediante un slgeeltme propio que determing el mimero de coplas en cady objetiva camparando b profundidad
de lectura para cada objetive en la secistecla del prabands, con la prolundidsd media de lectura y on (s datribucida en peofundidad
de lectura, obienids de un conjunto de musestras clinkcas, Todas lx Wﬂmﬂrﬂﬂhﬂiﬁnunm peat
tecnologing ertogonales, excepto varantes valdsds Iadividuslments y varantes previamente comfirmada en un familiar de primer
grado. Las tecnclogias de confirmacion incluyen lo sigulentes: Secuenclackt de Sanger, Secietmclacidn SMAT de Pacific Bioscences
SMRT, MLPA, MLPA-seq Array CGH, La confirmackin par array CGH de las CNVS kdsntificadas mediante NGS es realizada pof ievitee
Corparation {1400 16th Street, San Francisco, CA 94103, ¥ 0S02040778). Los sigulentes andlisls se reaizan si son relevantes para
selictud, Pars kot exones 12-15 de PMSE & genoma de relerencis ha ikda modificsdo para lagre que todas las hecturas derivacas de
PERAD y o peudogen FMSICL se alinesn con PMSD, y los alporitmos de [lamado de vararies fueron modificades pars 4 delos. 5w
SHF o variante inded raro 3¢ identifica por medio de este métoda, Fuﬂrﬂmnms:nmmwﬂﬂuhu-mrhﬂwﬂ'ﬂ
¥ 1a locaizacidn de 12 variante es determinada mediante secuenclicibn del exdn relevanle (on Pacific Baecierices (Pachio) SMAT &n
ambos amplicones 5 se identifica una CNV, se reslizs MLPA o MLPA-seq para conlirmar |a variante. Si se confirma, PRS2 y PRSICL
son amplificados por long-range POR v la se secuencias por Pachlics I3 secusncias fijas de identidad que difevercian FAST y PMSICL
pars definir 15 localizacidn de ln CNY, La secuenciackin confinmatoria en su companente thonkoo es realizado par Invitae Conporateon
(1400 16tk Street, S8 Francisco, CA 94100, SOS000407TE],

Un PMID & wn identificador Onko que se refiere 8 un articule clentifico publicado. Busque por  FMID
rdti S e nobiLindmnis,pov/ pubsmied,

Un 3D a5 n identificador dnkco gt se refiers 3 una posicidn pendmics Gnica y s utiliza para asodar informacién de frecuencia e
Mmmﬂnmhunﬂnﬂ:nmmhmrmﬂunmwum:dﬂﬂnnwmﬁm
pﬂmummmhhm:w*muﬁmﬁlmmmmm
[Pt fexac beoadimtitute.oeg), gnoemAD [hrtp-//gnomad.broadinstinute. ovg) y JUSHP (it /fncki slm roh powfSHE)L

Un MedGen 10 e5 un ldensficadar dnies que hace referencis B um artiouby en MedGen, L base de datos ceritralirada de informacidn
-r-uh'ldﬂﬁl'ﬂﬂ'ﬁﬂﬂlm1mﬂlﬂﬂﬁﬂmmmﬁﬂ!ﬂHﬂmWMHm;ﬂmmﬂﬁﬂh
Kbendellan inheritance of Man (OMIM). Busque per ndmmero de OMEM en harpy/fomim. o).

fervitae utiks informaciin de los individucs estudisdos para [ interpretacitn de variantes. 5 g cita “Invitse” coma referencla en log
datalles de la variante, puede referirse al individuo en este estudio o » cbatnaciones internas histéricas.

Limitaciones

ﬂgMh:mmhmduﬂMthMWmﬂdﬂrmmm%pn
nr-t-ﬂﬁdemdrﬁﬂdnﬁﬂtﬁ,kﬁnﬂnﬂrdﬂﬁﬂﬂﬂﬂ:rdﬂtﬂﬂﬂﬂnﬂmaﬂdﬂhﬂhtﬁmﬁhﬂudﬁnﬂu
ramibibn detectan inserclones y delecknes mayored & 1500k pero mencdes qise s eedn completn, pero L seribilidad para dsta
puede enconirarse marginalmente reducids, EL andlisls de debecitn/duplcacion de Imdtse determans varistes en ¢l ndmero de
m‘ﬂniMﬁMMHwMWMMWHMEMMMMHMMﬁ
en ¢l namers de copias 3 nivel de exdn dnica pueden o ser analizados por propledades inherentes 2 la secuencia o reduccitn ailads
ml:umumh-:dmAhunupﬁdlwimumumwm[ﬂm“mﬂmm
um"qg“mmmummmummnm (ej. Repaticiones comas en tindem o
Mmmwuwmﬁ.w,MMmpmﬁmmMum

1 cxtdio 3¢ fleve a caba en of laboratorio Invitee (CLIA 10: 03020407 78), Califurnin, USL Este informe o3 um
radnecion del informe original adiunte, realizada pars angor comprension del anisme en el dmbito privicde de li
comalta modica, Nu dmplica fa reutli=acion de wnp conswlin con e Gemtista Clinico en fo Testitecion i ol
ASETRrRIReRi Penclicn o rederedon o dos resoltrdos ahtenidies, Se revomivad valarar en of contexto cffivien ofel pacieny

v acompanar del delide aicsoramicnto geanétion pow i Meddico Geactisia
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-:_,-u.-‘-. " Traducchin de infonme de peiudia diagndstics de IFdatae
1'1-";: g E ﬂ E 5 I U o paciente: Abraham Romanl Samuel

. fecha de nacimiento: 24/05/2019

Ml"l.‘ifﬂl'ﬂlﬂﬁn]1““um'h £6a moasichm, phasin A I_-H-l!-fl'lﬂmtﬂﬂ'. carribios de
§ o serbigedad de mapes menai 6

verieencla en o promator, excnes no codifesnles y obrat regiones po codifipantet no ¢ sncuentran cublertas pof esle eitudtio

Convulte 1 descripeide dr test em ruestra piging web para conocer s detalley de Las regiones o tipos da variantes cublertas o

exchuidas para este extidio. Exte estudio refiea el andisis de una muestra de ADH extraida. £n cason Faros [neoplania hematatefolds

circulate, ravplante de medula e, Iraeufunidn recien] ol ADN smaliado puede n0 representar el genoma comtnucions ¢
pacienie

SMNT, SMNZ: £ gen SMML 4 idéntico ol pen SMNT excepto por o exbn "w“m“wm.mﬂ. Este estudio detecta
sin aembigiedades varlantes n el ndmero de coplas en ¢f extn 8 de SMN Ly SMNZ CHVs para los exones 1- de SMA1 0 SMK2
(romuimmente denaminados exones 1-6 00 13 lteratura) no seran reparadas. [ste estudio mo pueds detectar portadares
anintomaticos [individucs que tienen 2 coplas funclonakes de SMN] en un cromosoma y cera coplas en el oirel, Por sa un resultada
ngathve para portadores redute significativamente pera no elming la chance de que una persona sea partadera. Para indhiducs con
2 coplas de SMML, el riesgo residual de ser portadores reportado - 1 en 121 en afroamericancs, 1.en 345 en Judlos Ashhenazier, |
on 628 maidticos, 1 en 532 en cauchsicos y 1 en 1061 en hispdnics (PMID: 237BAZ50. Es estudio SMA-STAT no detecta vanates de
secuentia en SMML y SMIND, y por esta ratén ra puede ser utllizada pars Identificar compuestos heterocigotas. SNEN1 o SMNI: L
numeracitn sisterrdtica de axones e wilizeda pars todes Iod genes, incuyendo SKNT ¥ SWNL por esta raphn, el gedn wuslments
ngminads exdn 7 enla Beratura [PMID: BAIAALE) $¢ denomina exfin & en este informe. Este estudio detectd tin ambigledades
variantes en el ndmera de coplas en el exdn § de SMNLy SMNZ, 6 ndmero de coplas del exdn § de SMINZ s esperd que represante
ol rebmero de copias del gen SMNZ comgleto, y se Informa sola en individuos con un resultado positive en SMNL. Dada la similitud de
secuencia entre SMN1 y SMNZ, varisrtes en los exones 1-7 o pueden ser mapeadat in ambighedad, y son informadas coma “SMN
o SMINZ", Varlantes en todos ki excnes 1 evidencla de patogenicidad no se incluyen en este Informe, pero pueden ser solicitadas.

Comentario

Los estudios de ADN ne constituyen un estudio definithvo para las condiciones seleccionadas en todes ks individucs. Debe sefalarse gut
by posibes fuentes de error, Lot efrores pusden renuitar de [ contaminacitn, aspectos Méomicos, variintes genéticas rans que ntedieran
com ol andlisis, desarmolios evpecifices reciented y shitemas de clasificacién altemativos. Exte estudio €5 uno de kos aspectos utilzados por s
mﬁdwmmmdﬂmyﬂmﬁlmﬂnm.mmmwﬂﬁﬂhmﬂﬂtﬂﬁﬂﬂm
hmrmmmmmmlmn.ﬂummnmmmhﬂwrmuI|‘uﬁﬂuﬂu-|ui
npd-ﬂulﬂull.i-:'l:.lhm.mmnﬁmmuﬁ:ﬂnhﬂmwmmﬂmlm-ml&ﬁiﬂmﬂmﬁ. calificado

para realifar estudios ciinicos de alta complejidad. Exte sstudio st utiiza con objetivs clinicos, Ko debe ser wtilizade con propdsitos de
imeepiigmcidn.

informe original revisado y aprobado por; Mattes Vatta, Ph.D., FACMG Clinical Malecular Geneticist

ta en Genctica Clinica
MN 9652

El estulion s Mevd of el en el fipbararfovin Dpvirae (CLIA ID RIDX0TTR, Califermia, USd. Este daforme o mni
treeficeion del imforine origimel adfmie, renfizida pure mgjor compretsion del misine o ef dmbite priviede de
ganinalte smdalice. Ao ,'w_,ﬁ!‘_ﬂ la ﬂqm':uﬂ';iﬂ iy WE comdidm con un Gemetista Cfedco e g Tasditireron mi o
asesuramients gendtice en pelacion a fos reswhadas abtenidis, Se recomienda valorar en el contexto clinica del paciente
v acampinr del debidn asesoramicnio genciico por e Misdico Genetishe
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Repiblica Argentlna - Pader Ejecullve Naclonal
2021 - Ao de Homenaje ol Premio Mobel de Medicina Dr, César Milstein

Mspasiciin
Nimere: DI-2021-249T. APN-ANMAT#MS

CIUDAD DE BUENOS AIRES
Martes & de Abnl de 2021

Referenca: 1-47-2002-000075-21-8

VISTO la Disposicidn ANMAT N°9709/19 y el exp 1-47-2002-000075-21-8 de esta Administracitn Nacional; y

CONSIDERANDO:

Qe por las presentes actuaciones la firma NOVARTIS ARGENTINA S.A., solicita la avtorizacién efectiva de
comercializacidn del producto denominado ZOLGENSMA/ONASEMNOGEN ABEPARVOVEC, concentracidn
2.0x10" vg/mi, forma farmacéutica SUSPENSION PARA INFUSION INTRAVENOSA, certificado 59.372, ¢l

que serd importado a la Repiblica Argentina.

Que por Disposicion N*484/21 se autorizd la inscripcion en ¢l Registro de Especialidades Medicinales de esta
Administracidn Nacional del producto mencionado anterionments.

Que la solicitud presentada se encuentra prevista en ¢l articulo 1° de la Disposicion ANMAT N*9709/19,

Que consta fa verificacion técnica realizada por ¢l Instituto Nacional de Medicamentos en la que informa que se
encuentran reunidos los requisitos de Buenas Pricticas de Fabricacibn y Control de acuerdo a la normativa
vigenie.

Que cormesponde autarizar la comercializacion efectiva de la especialidad medicinal objeto de la solicitud.

Que s actila en virtud de las faculiades conferidas por las Decretos Nos. 1490/92 y sus modificatorios,
For ella;

EL ADMINISTRADOR NACIONAL DE LA ADMINISTRACION NACIONAL DE

MEDICAMENTOS, ALIMENTOS Y TECNOLOGIA MEDICA
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[' T U.S. FOOD & DRUG

"-\‘_“ AFMINIATRARION

Our STN: BL 125694/129 SUPPLEMENT APPROVAL
March 16, 2021

AveXis, Inc.

Altention: Katie Powers Picone
2275 Half Day Road, Suite 200
Bannockbum, IL 60015

Dear M=, Picone:

We have approved your request submitted September 11, 2020, received Eatptmnhar
14, 2020, to supplement your Biologics License Application (BLA) under section 351 (a)
of the Public Health Service Act for onasemnogene abeparvovec-xiol to update the
Warnings and Precautions, Adverse Reactions, and Clinical Pharmacology sections of
the US Prescribing Information.

LABELING

We hereby approve the draft content of labeling Package Insert submitted under
amendment 5, dated March 8, 2021, and received March 11, 2021.

CONTENT OF LABELING

As =oon as possible, but no later than 14 days from the date of this letter, please submit
the final content of labeling (21 CFR 601.14) in Structured Product Labeling {SPL)
format via the FDA automated drug registration and listing system, (eLIST) as
described at hilp:/fwww fda gov/Forindustry/DataStandards/StructuredProductl abeling/
default htm. Content of labeling must be identical 1o the Package Insert, received on
March 11, 2021. Information on submitling SPL files using eLIST may be found in the
guidance for industry SPL Standard for Content of Labeling Technical Qs and As al
=i = idance anceFRequialo formation/(zub

n M072352.odf,
The SPL will ba accessible via publicly available labeling repositories.

All final labeling should be submitted as Product Correspondence to this BLA, STN BL
125694 al the time of use and include implementation information on Form FDA, 356h.

iU.5. Food & Drug Adminisiration
10003 MNew Hampshise Avenug
Silver Sprng, MO 20993
wearw Tika gow
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Page 2 -BL 125694/129 - Kalio Powers Picone

ADVERTISING AND PROMOTIONAL LABELING

You may submit two draft coples of the proposed introductory advertising and

prometional labeling with Farm FDA 2253 to the Advertising and Promational Labeling
Branch al the following address:

Food and Drug Administration

Center for Biologics Evaluation and Research
Document Control Center

10903 New Hampshire Ave,

WO71-G112

Silver Spring, MD 20993-0002

You must submit copies of your final advertising and promotional labeling at the time of

initial dissemination or publication, accompanied by Form FDA 2253 (21 CFR
601.12(N(4)).

All promotional claims must be consistent with and not contrary to approved labeling.

You should not make a comparative promotional claim or claim of superiorily over other
products unless you have substantial evidence or substantial clinical experience to
support such claims (21 CFR 202.1(e)(6)).

Flease submit an amendment to all pending supplemental applications for this BLA that

include revised labeling incorporating a revised content of labeling that includes these
changes,

We will inchude information contained in the above-referenced supplement in your BLA
file,

Sincerely,

Tejashri Purchit-Sheth, MD
Director

Division of Clinical Evaluation

and Pharmacology/Toxicology
Office of Tissues and Advanced Therapies
Center for Biologics Evaluation and Research
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Our STN: BL125604/0 BLA APPROVAL
May 24, 2019

AveXis, Ine

Attention: James L'Ttalien, PhD
2275 Half Day Road, Suite 200
Bannockburn, IL 60015

Dear Dr L'Ttalien:

Flease refer to your Biologics License Application (BLA) submitted September 28, 2018,
received October 1, 2018, under section 351(a) of the Public Health Service Act (PHS
Act) for onasemnogene abeparvovec-xiol.

LICENSING

We are issuing Department of Health and Human Services U.8. License No. 2104 to
AveXis, Inc., Bannockburn, IL, under the provisions of section 351(a) of the PHS Act
controlling the manufacture and sale of biological products. The license authorizes you
to introduce or deliver for introduction into interstate commerce, those products for
which your company has demonstrated compliance with establishment and product
standards.

Under this license, you are authorized to manufacture the product onasemnogene
abeparvovec-xioi, which is indicated for treatment of pediatric patients less than two
years of age with spinal muscular atrophy (SMA) with bi-allelic mutations in the
survival motor neuron 1 (SMN1) gene.

The review of this product was associated with the following National Clinical Trial
(NCT) number(s): NCTo2122952, NCT 03306277, NCTo34215977 and NCTo3505099.

MANUFACTURING LOCATIONS

Under this license, you are approved to manufacture onasemnogene abeparvovec-xioi at
your facility located at AveXis, Ine., (B} (4) -7 50 1 You may label
your product with the proprietary name ZOLGENSMA and market it in 10 mL single-
use cyclic olefin polymer vials with an extractable volume of either 5.5 mLor 8.3 mLat a
concentration of 2.0 = 10" vector genomes per mL.

We did not refer your application to the Cellular, Tissue and Gene Therapies Advisory
Committee because our initial review of information submitted in your BLA, including
U5 Food & Drug Adminmiiaton

10007 Hew Mampshie Avenun

St Spring, MO 2090

i
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thﬂ' ﬂil‘liﬂll Etl.'l.l.h" {]Hiﬂ“ ﬂml trial n:-,‘q““sl E“ll ot I‘HIH CONCerns or {‘_'D]"ill'ﬂ'l"ﬂrﬁiﬂ[ issues
that would have benefited from an advisory committee discussion.

DATING PERIOD

The dating period for onasemnogene abeparvovee-xioi shall be 12 months from the date
of manufacture when stored at < -60°C. The date of manufacture shall be defined as the
date that the formulated drug product is filled, The dating period for your drug
{s_g_??‘i'lll_l_gn shallbe(BYT14) . CRGESE | The dating period for your

| intermediate shall be(B).(4) ]

The sterile Filtered Drug Product (FDP) can be{b) (4] 777 (i.e., (B):(4) the Sterile
Filtration {0 (4 )5 T e  of FDP) under one of the
llowing specific conditions: (1) Failure of the (b) (4) | sterile filter (b) (4) ], or (2)
Loss of integrity of the (b) (4) 7] the filtered DP and the filling needle, or (3)
Setup issues associated with the filling needle assembly not caused by operator error.

FDA LOT RELEASE

Flease submit protocols showing results of all applicable tests. You may not distribute

any lots of product until you receive a notification of release from the Director, Center
for Biologics Evaluation and Research (CBER).

BIOLOGICAL PRODUCT DEVIATIONS

You must submit reports of biological product deviations under 21 CFR 600.14. You
should identify and investigate all manufacturing deviations promptly, including those
associated with processing, testing, packaging, labeling, storage, holding and
distribution. If the deviation involves a distributed product, may affect the safety,
purity, or potency of the product, and meets the other criteria in the regulation, you
must submit a report on Form FDA 3486 to the Director, Office of Compliance and
Biologics Quality, at the following address:

Food and Drug Administration

Center for Biologics Evaluation and Research
Document Control Center

10903 New Hampshire Ave.

WOomn-Giiz

Silver Spring, MD 20993-0002

MANUFACTURING CHANGES

You must submit information to your BLA for our review and written approval under 21
CFR 601.12 for any changes in, including but not limited to, the manufacturing, testing,
packaging or labeling of onasemnogene abeparvovee-xioi, or in the manufacturing
facilities.
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Page 3 - STN 125604/0 - James L'Ttalien, PhD

LABELING

We hereby approve the draft package insert labeling submitted under submission
number 0095, dated May 23, 2019, the draft variable carton labeling submitted under
submission number 0082, dated May 13, 2019, and the draft container and carton
labeling submitted under submission number o091, dated May 20, 2019,

CONTENT OF LABELING

As soon as possible, but no later than 14 days from the date of this letter, please submit
the final content of labeling (21 CFR 601.14) in Structured Product Labeling (SPL)
format via the FDA automated drug registration and listing system, (eL1ST) as described
at http://www.fdagov/Forlndustry/DataStandards/Structured Product Labeling)
default.htm. Information on submitting SPL files using eLIST may be found in the
guidance for industry SPL Standard for Content of Labeling Technical Qs and As at

e RepulatoryInform

The SPL will be accessible via publicly available labeling repositories.
PACKAGE AND CONTAINER LABELS

Flease electronically submit final printed package and container labels that are identical
to the package and container labels submitted on May 13 and May 20, 2019, according

to the guidance for industry Providing Regulatory Submissions in Electronic Format —
Certain Human Pharmaceutical Product Applications and Related Submissions Using
the eCTD Specifications at hiips; ; gs/guidance iance

L AR LEAR WLTHREHT FRAI L]

All final labeling should be submitted as Product Correspondence to this BLA 125604 at

the time of use (prior to marketing) and include implementation information on Form
FDA 356h.

ADVERTISING AND PROMOTIONAL LABELING

You may submit two draft copies of the proposed introductory advertising and
promotional labeling with Form FDA 2253 to the Advertising and Promotional Labeling
Branch at the following address:

Food and Drug Administration

Center for Biologics Evaluation and Research
Document Control Center

10903 New Hampshire Ave,

WOm-Guz
Silver Spring, MD 20993-0002
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Page 4 - STN 12569.4/0 — James L'Italien, PhD

You must submit copies of your final advertising and promotional labeling at the time of
:;Eml ;!%s[sn;rmnﬁun or publication, accompanied by Form FDA 2253 (21 CFR
L12(0(4)).

All promotional claims must be consistent with and not contrary to approved labeling.
You should not make a comparative promotional claim or claim of superiority over other
products unless you have substantial evidence or substantial clinical experience to
support such claims (21 CFR 2o2.1(e)(6)).

ADVERSE EVENT REPORTING

You must submit adverse experience reports in accordance with the adverse experience
reporting requirements for licensed biological products (21 CFR 600.80) and you must
submit distribution reports as deseribed in 21 CFR 600.81. For information on adverse
experience reporting, please refer to the guidance for industry Providing Submissions in
Electronic Format —Postmarketing Safety Reports at htips://www.fda gov/
downloads/biologicsbloodvaceines/guidancecomplianceregulatoryinformation/guidanc
es/vaccines/ucm458559.pdf and FDA's Adverse Event reporting System website at

Le AL i [1CE
AdverseDrugEffects/ucmi15804. htm. For information on distribution reporting, please
refer to the guidance for industry Electronic Submission of Lot Distribution Reports at

i lood Y accine idanceCompliance RegulatoryInform

REFERENCE PRODUCT EXCLUSIVITY

In reference to your request regarding the date of first licensure as deseribed
under section 351(k)(7) of the PHS Act, we have reviewed relevant information
including the information you provided and have determined that onasemnogene
abeparovec-xioi (ZOLGENSMA) was first licensed on May 24, 2019.

This date will be recorded in the "Purple Book: Lists of Licensed Biological Products

with Reference Product Exclusivity and Biosimilarity or Interchangeability Evaluations,”

in the CBER List of Licensed Biclogical Products, available at:

hitps://www.fda.gov/Drugs/DevelopmentApprovalProcess/ HowDrugsa
[ X [ SRR |

enibic Biolo aTLs ) Hiosim

RARE PEDIATRIC DISEASE PRIORITY REVIEW VOUCHER

We also inform you that you have been granted a rare pediatric disease priority review
voucher, as provided under section 529 of the FDCA. This priority review voucher
(PRV) has been assigned a tracking number, PRV BLA 125694. All correspondences
related to this voucher should refer to this tracking number.

This voucher entitles you to designate a single hluman :ﬂr'IJ; app'iicutliﬂn submitted under
section 505(b)(1) of the FDCA or a single biologic application submitted under section

Escaneado con CamScanner



Page 5 - STN 1256094/0 = James L'ltalien, PhD

351 of the Public Health Service Act as qualifying for a priority review. Such an
application would not have to meet any other requirements for a priority review. The
list below describes the sponsor responsibilities and the parameters for using and
transferring a rare pediatric disease priority review voucher.

*» The sponsor who redeems the priority review voucher must notify FDA of its
intent to submit an application with a priority review voucher at least 9o days
before submission of the application, and must include the date the sponsor
intends to submit the application. This notification should be prominently
marked, “Notification of Intent to Submit an Application with a Rare
Pediatric Disease Priority Review Voucher.”

» This priority review voucher may be transferred, including by sale, by you to
another sponsor of a human drug or biologic application. There is no limit on the
number of times that the priority review voucher may be transferred, but each
person to whom the priority review voucher is transferred must notify FDA of the
change in ownership of the voucher not later than 30 days after the transfer. If
vou retain and redeem this priority review voucher, you should refer to this letter
as an official record of the voucher. If the priority review voucher is transferred,
the sponsor to whom the priority review voucher has been transferred should
include a copy of this letter (which will be posted on our Web site as are all
approval letters) and proof that the priority review voucher was transferred.

= FDA may revoke the priority review voucher if the rare pediatric disease product
for which the priority review voucher was awarded is not marketed in the U.S.
within 1 year following the date of approval.

= The sponsor of an approved rare pediatric disease product application who is
awarded a priority review voucher must submit a report to FDA no later than 5
years after approval that addresses, for each of the first 4 post-approval years:

o the estimated population in the U.5. suffering from the rare pediatric disease
for which the product was approved (both the entire population and the
population aged o through 18 years),

o the estimated demand in the U.S. for the product, and

o the actual amount of product distributed in the U.S.

You may also review the requirements related to this program by visiting FDA's Rare
Pediatric Disease Priority Review Voucher Program webpage available at
hitps:/ fwww.fda,gov/Forlndus pvelopi s{orF isenses
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Page 6 ~ STN 125694 /0 - James L' Ttalien, PhDD

PEDIATRIC REQUIREMENTS

Under the T_'fdinl.rlil: Research Equity Act (PREA) (21 U.5.C. 355¢), all applications for
new active ingredients, new indicat ions, new dosage forms, new dosing regimens, or
new routes of administration are required to contain an assessment of the safety and

effectiveness of the product for the claimed indication in pediatric patients unless this
requirement is waived, deferred, or inapplicable.

Because the biological product for this indication has an orphan drug designation, you
are exempt from this requirement.

POSTMARKETING COMMITMENTS NOT SUBJECT TO THE REPORTING
REQUIREMENTS UNDER SECTION 5068

We acknowledge your written commitments as described in submission number 0076
(dated May 6, 2019), submission number 0087 (dated May 16, 2019), and submission
number 0093 (dated May 22, 2019) as outlined below:

1. AveXis agrees to develop and qualify a suitable method for quantifying

s

(BY.(4). = . .| providing the method qualification report and
providing an additional process validation report for{b)(4),""" °].

Final Report Submission: December 21, 2019

2. AveXis agrees to validate the robustness of the {6) (4). ] assay per protocol
REC-2566 and will provide the validation report. ™ ]

Final Report Submission: December 31, 2019

3. AveXis agrees to update the (B} (4) " "] assay to include the assay validity
criterion for the reference standard and provide the supplemental validation
report for robustness.

Final Report Submission: December 31, 2019

4. AveXis agrees to revise the Bioburden Determination operating procedure (SOP-
085) to be compliant with @?H}:'i including (b} (4)" 7] on b{’l{#}"‘""“' S
[ ! AveXis agrees to implement the revised SOP-085 for all biohurden tests
and to provide the revised SOP-085.

Final Report Submission: July 31, 2019
We request that you submit information concerning nonclinical and chemistry,

manufacturing, and control postmarketing commitments and final reports to your BLA
125604, Please refer to the sequential number for each commitment.
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Page 7 - STN 125604/0 = James L'Ttalien, PhD

Please use the following designators to prominently label all submissions, including
supplements, relating to these postmarketing study commitments as appropriate:

* Postmarketing Commitment - Status Update

* Postmarketing Commitment = Final Study Report

« Supplement contains Postmarketing Commitment = Final Study
Report

For each postmarketing commitment not subject to the reporting requirements of 21
CFR 601.70, you may report the status to FDA as a Postmarketing Commitment -
Status Update. The status report for each commitment should include:

the sequential number for each study as shown in this letter;

the submission number associated with this letter;

describe what has been accomplished to fulfill the non-section 5068 PMC; and,
summarize any data collected or issues with fulfilling the non-section 5068 PMC.

When you have fulfilled your commitment, submit your final report as Postmarketing

Commitment — Final Study Report or Supplement contains Postmarketing
Commitment - Final Study Report.

POST-APPROVAL FEEDBACK MEETING

New biological products qualify for a post-approval feedback meeting. Such meetings
are used to discuss the quality of the application and to evaluate the communication
process during drug development and marketing application review, The purposeisto
learn from successful aspects of the review process and to identify areas that could
benefit from improvement. If you would like to have such a meeting with us, please
contact the Regulatory Project Manager for this application.

Sincerely,

Mary A. Malarkey Wilson W. Bryan, MD

Director Director

Office of Compliance and Biologics Quality Office of Tissues and Advanced Therapies
Center for Biologics Evaluation and Research Center for Biologics Evaluation and Research
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Report Anti-AAVY titer estimation in human serum

Specimen information

Specimen urigue identfior B9101001.29-1
Specimen collection dale 22-Apr-2021

Specimen neceipl dabe 26-Apr-2021
Subjedd number 5A
Sample type Human Serum

Test Reporting

Test requesied by Lila Mesa

lila.mesa Zgmail com
4951 RBrvadrda - PB - Dee2

Inferred Clinical Significance (ICS): B %
if endpoint dilution ratio is 1:50 or a lower ﬁ "‘:f:
dilution patient exhibits Negative IgG response to :
HEG 1:2;5
HNEG 150
if endpoint dilution ratio 1:100 or a higher E :;“'“
dilution patient exhibits Positive IgG response to -
AAVS POS 1400
POS =1 400
Test Result

| ey’ 0 ke’ _—
EI10100125-1 LAY 2103308590  28-Apr-2021 < 1125 HEG

The 1231 was performed using the Viroclinics AnS-AAVS human 156 ELISA method VC-M178-2 efectrne 05-Jul-2019, For
questions regarding this fest confact the Deeclor Clindcal Vieology Senvices, Rienk Jeeninga (JeeningaSviroclinics com)

‘Wirndinics Bioscences

Rotierdam Science Tewer f"i ® ..
e ® Virodlifics
The Hetherlands «_Vvirocinics
mips e srochnics comdandy

dnowiey yrrur B!

Signature Verified
Digitally signed UAN
MIGUEL RUIZ

Date: 2021.05.14 11:54:31 ART Escaneado con CamScanner
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