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Madame la Députée,

Par courrier en date du 28 octobre dernier, vous avez souhaité appeler I'attention de Monsieur le Président de la
République 2 la suite de I'avis défavorable de la Haute Autorité de santé (HAS) publié le 10 octobre dernier dans le
cadre d'une demande d'autorisation d'accés précoce (AAP) pour la spécialité QALSODY (Tofersen), traitement indiqué
pour les personnes atteintes de sclérose latérale amyotrophique liée & une mutation dans le géne SOD1.

Monsieur le Président de la République a bien pris connaissance de votre demande et m'a chargée de vous répondre.

S'agissant des conditions d'accés de QALSODY (Tofersen), ce médicament bénéficie depuis décembre 2022 d'une
autorisation d'accés compassionnel (AAC), dispositif dérogataire qui permet un accés pour un patient donne, en
situation d'impasse thérapeutique et ne pouvant attendre la mise en place d'un accés précoce dans un contexte
d'études cliniques en cours et en amont d'une autorisation de mise sur le marché. Selon I'Agence nationale de sécurite
du médicament et des produits de santé (ANSM), cet accés compassionnel a permis de traiter a date 55 patients.

Depuis, QALSODY (Tofersen) a obtenu une autorisation de mise sur le marché (AMM) européenne centralisee le 22
février 2024. Celle-ci a été octroyée sous circonstances exceptionnelles, considérant la balance bénéfice/risque comme
positive mais prenant acte de I'impossibilité pour le laboratoire de fournir les données nécessaires étant donné la rarete
de la maladie. Pour cette raison, le laboratoire a pour obligation post-AMM de fournir des données d'efficacité et de
sécurité de long terme au fravers de la soumission des résultats de 'étude d'extension d’ici le 30 septembre 2025.

Concernant I'examen de la demande d'autorisation d'acces précoce par la HAS, la Commission de la Transparence,
commission spécialisée de la HAS en charge de ['évaluation médico-scientifique des médicaments, a prononce a
I'unanimité un avis défavorable considérant que les résultats de I'étude comparative versus placebo portés au dossier
de demande ne démontraient pas une efficacité statistiquement significative sur le critére de jugement principal, & savoir
la variation du score total d'échelle d'évaluation fonctionnelle de la SLA révisée ALSFRS-R aprés 28 semaines de
traitement. La commission a par ailleurs noté qu'une dégradation de ce score a été observée chez 'ensemble des
patients de I'étude méme si elle était moindre dans le groupe traité par QALSODY (1,2 points, non significatif). Les
résultats sur le critére principal n’étant pas significatifs, les résultats sur les critéres secondaires dont la variation de la
concentration plasmatique de neurofilaments, n'ont pas été pris en compte au regard de la doctrine de la HAS. La Haute
autorité de santé a ainsi donné un refus d'autorisation d'accés précoce pour QALSODY dans l'attente des données

complémentaires post-AMM.

Ayant pris connaissance avec attention de la demande de 'Association pour la Recherche sur la Sclérose Latérale
Amyotrophique (ARSLA) ainsi que de votre courrier, et considérant le caractére grave et rare de cette maladie pour
laquelle il n'existe pas & date de traitement approprié, les autorités sanitaires tiennent & ce qu'une solution puisse étre
apportée aux personnes actuellement pris en charge, bénéficiant ou non & date de ce médicament. -
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Madame Sophie PANONACLE
Députée de la Gironde
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Aprés échange avec la HAS et TANSM, le ministére de la santé et de 'accés aux soins maintiendra donc l'accés a ce
médicament au travers d'une autorisation d'accés compassionnel (AAC) pour les patients actuellement traités et selon
les conditions de 'AMM ("Sclérose latérale amyotrophique avec mutation du géne SOD1, aprés avis d’une réunion de
concertation pluridisciplinaire (RCP) nationale de la filiére FILSLAN"). Au vu de I'AMM octroyée dans cette indication et
des rapports de synthése portant sur 28 patients traités dans le cadre de 'AAC depuis 2022, les autorités sanitaires
garantiront également la poursuite des initiations de traitement dans le cadre des AAC dans l'attente de données
complémentaires qui seront fournis par le laboratoire d'ici le 30 septembre 2025,

Soyez assurée que je partage les enjeux de l'accés précoce aux thérapies innovantes pour répondre aux besoins en
santé des patients notamment dans des situations d'impasse thérapeutique.

Je vous prie d'agréer, Madame la Députée, I'expression de ma considération distinguée.
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