14. Januar 2020

Liebe Mitglieder von SMA Europe,

vor Kurzem haben Sie uns um mehr Informationen zu den Planen von Roche zu einem Hartefallprogramm (CU) mit
dem Priifpraparat Risdiplam gebeten. Aus diesem Grund méchten wir Sie mit diesem Brief dariiber informieren.

In den letzten Jahren gab es sehr wichtige Fortschritte in Bezug auf die Behandlung von SMA- Patienten. Trotzdem
muss festgehalten werden, dass nach wie vor ein hoher ungedeckter Bedarf an medikamentdser Behandlung bei
SMA-Patienten besteht. Einige Patienten, die lebensbedrohlich erkrankt oder in einem gesundheitlich schlechten
Zustand sind, haben keinen Zugang zu zufriedenstellender medikamentdser Behandlung oder zu klinischen Studien.

Wir freuen uns, Ihnen mitteilen zu kénnen, dass Roche als Reaktion auf diesen ungedeckten Bedarf an
medikamentdser Behandlung ein globales Hartefallprogramm (CU) fir Risdiplam aufgelegt hat. Das Programm wird
in den Landern starten, in denen die nationale Gesetzgebung solche Programme vorsieht und in denen solche
Programme mit unserer Firmenpolitik vereinbar sind. Durch ein Hartefallprogramm kénnen Patienten, die einen
sehr dringenden Behandlungsbedarf und keine anderen Therapiemdoglichkeiten haben, Zugang zu unserem
Priifpraparat erhalten, bevor dieses durch die Behorden zugelassen wird.

In Ldndern, in denen das Hartefallprogramm schon begonnen hat oder bald gestartet wird, ermdglicht Roche zuerst
den Patienten mit dem dringendsten medizinischen Bedarf, denen mit SMA Typ |, den Zugang zu Risdiplam, wenn
der behandelnde Arzt das fiir angebracht halt. Wir sind uns jedoch bewusst, dass auch bei Patienten mit anderen
Typen der SMA lebensbedrohliche Situationen bestehen kénnen. Wenn die Zulassung fiir Risdiplam eingereicht wird,
wird das Hartefallprogramm auf Patienten mit Typ Il erweitert. Das bedeutet, dass in teilnehmenden Landern der
Européischen Union das Programm fiir Patienten mit Typ | bereits verfiigbar ist (Anmerkung der Ubersetzerin: Auf
Nachfrage bei der Firma Roche ist geplant, das Programm auch in Deutschland umzusetzen. Es ist aber zurzeit
(Januar 2020) in Deutschland noch nicht verfiigbar). Zum Zeitpunkt der Einreichung der Zulassung bei der European
Medicines Agency (EMA), die fur Mitte 2020 geplant ist, wird das Hartefallprogramm auf Typ || SMA erweitert.

Es ist sehr wichtig zu betonen, dass Hartefallprogramme fiir Prifpréaparate immer den nationalen Gesetzgebungen
und Regelungen entsprechen missen. Diese kdnnen sich von Land zu Land unterscheiden und als Folge davon
koénnen sich auch die Hartefallprogramme je nach Land unterscheiden. Wenn Patienten Interesse am Zugang zu
Risdiplam haben, empfehlen wir, diese Moglichkeit mit dem behandelnden Arzt zu diskutieren. Die Entscheidung,
einen Antrag auf Aufnahme in das Hartefallprogramm zu stellen, sollte vom behandelnden Arzt getroffen werden.
Falls dieser zu dem Schluss kommt, dass diese Moglichkeit das Beste fiir den Patienten ist, muss er den Antrag bei
der nationalen Firmenvertretung stellen.

Unsere oberste Prioritat ist es, einen breiten und dauerhaften Zugang zu dem Medikament durch eine Zulassung
durch die Zulassungsbehorde und nachfolgende Erstattung zu ermoglichen. Wir arbeiten deshalb mit
Gesundheitsbehorden, Regierungsbehérden und anderen Interessenvertretern auf der ganzen Welt eng zusammen.
Ziel ist es, dass Risdiplam allen Patienten, die davon profitieren kénnten, sobald wie méglich zur Verfligung steht.

Wir moéchten uns fiir die Zusammenarbeit bedanken und wir freuen uns, weitere Aktualisierungen zu unserem
Programm bekannt zu geben, sobald diese verfligbar sind.

Mit den besten GriiRen
Fani Petridis

Fani Petridis, im Namen des Roche Global SMA Teams
Global Patient Partnership Director, Rare Diseases
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