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РЕЗЮМЕ

Актуальность. Спинальные мышечные атрофии (СМА) – это клинически и генетически разнородная группа орфанных заболеваний, 
характеризующихся прогрессивной дегенерацией мотонейронов и потерей их функции. В Российской Федерации на 2021 г. 
зарегистрированы два лекарственных препарата для патогенетической терапии СМА: рисдиплам и нусинерсен (включен в перечень 
жизненно необходимых и важнейших лекарственных препаратов).

Цель: оценить клинико-экономическую эффективность применения лекарственного препарата Эврисди® (рисдиплам) у пациентов 
со спинальной мышечной атрофией.

Материал и методы. Клинико-экономический анализ проводили в соответствии с действующими в Российской Федерации 
стандартами и рекомендациями методом минимизации затрат. Учитывали прямые медицинские затраты на патогенетическую 
терапию СМА, коррекцию нежелательных явлений, поддерживающее лечение. Разработана модель на основе метода дерева 
принятия решений. Анализ влияния на бюджет выполнен исходя из роста доли рисдиплама с 0% до 8,5% в общей популяции 
пациентов со СМА. Горизонт моделирования – 3 года. Вероятностный анализ чувствительности проводили для оценки влияния 
изменения входных параметров модели на результаты анализа минимизации затрат и влияния на бюджет.

Результаты. Суммарные прямые затраты при использовании рисдиплама были на 21,9% (14 968 427,82 руб.) ниже по cравнению 
с нусинерсеном и составили 53 372 153 руб. в расчете на 1 пациента в течение 3 лет. Наибольшую разницу затрат в пользу рисдиплама 
(41,9%) наблюдали в течение 1-го года терапии. Применение рисдиплама характеризуется меньшими бюджетными затратами, при 
расширении его использования до 8,5% на 3-й год прямые затраты сократятся на 13,9%.

Заключение. Рисдиплам является экономически более выгодной стратегией терапии СМА в сравнении с нусинерсеном, т.к. при 
сопоставимой эффективности его применение сопряжено с меньшими прямыми медицинскими затратами.
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ВВЕДЕНИЕ / INTRODUCTION

Спинальная мышечная атрофия (СМА) – тяжелое наследствен-
ное прогрессирующее нервно-мышечное заболевание, которое 
вызывает атрофию мышц и связанные с этим осложнения. Нача-
ло заболевания варьируется от рождения до взрослого возраста 
[1]. Выделяют проксимальные и дистальные спинальные мышеч-
ные атрофии, самой распространенной группой являются прок-
симальные СМА I, II, III и IV типов [2]. В основе патологии лежит 
прогрессирующая дегенерация альфа-мотонейронов передних 
рогов спинного мозга, приводящая к формированию симметрич-
ного вялого пареза поперечнополосатых мышц c их перерожде-
нием [1–3].

По этиологии СМА является генетическим заболеванием, при 
котором возможны все типы наследования (аутосомно-доминант-
ный, аутосомно-рецессивный, Х-сцепленный). Наиболее часто 
встречающаяся форма – ранняя детская с  аутосомно-рецессив-

ным типом наследования. Ген, кодирующий синтез белка SMN 
(англ. survival motor neuron protein – белок выживания мотоней-
ронов), ответственен за развитие СМА раннего детского возрас-
та с  аутосомно-рецессивным типом наследования. Локализация  
гена – локус 5q13. При делеции экзона 7 в гене SMN развивается 
СМА. Также в  заболевание могут быть вовлечены близлежащие 
гены NAIP и р44 [1].

Медикаментозную терапию СМА 5q подразделяют на два 
направления: патогенетическая (нацеленная на коррекцию де-
фицита белка SMN) и  симптоматическая (коррекция отдельных 
симптомов заболевания). Существует несколько подходов к пато-
генетической терапии: 

– применение антисмыслового олигонуклеотида (нусинерсен) 
[4];

– использование вектора для генной терапии для доставки 
в клетки гена SMN1;

– применение модификатора сплайсинга (генетической моди-
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SUMMARY

Background. Spinal muscular atrophies (SMA) are clinically and genetically heterogenous inherited orphan diseases leading to progressive 
spinal motoneurons degeneration and loss of function. Risdiplam and nusinersen are both authorized in Russia for pathogenic SMA treatment 
and included in the list of vital and essential drugs. 

Objective: health economic evaluation of risdiplam (Evrysdi®)  in patients with spinal muscular atrophy.

Material and methods. The health economic analysis was done in accordance with local Russian regulation. Cost-minimization analysis was 
used. We accounted for direct medical costs of pathogenic treatment of SMA, adverse events correction, and supportive care. Decision tree 
analysis was used. In budget impact analysis the rise of risdiplam share from 0% to 8.5% during 3 years was modelled. Time horizon was  
3 years. Probabilistic sensitivity analysis was done.

Results. Total direct medical costs for risdiplam (53,372,153 rubles for one patient in 3 years) were by 21.1% (14,968,427.82 rubles) lower 
comparing to nusinersen. The most pronounced difference in favor of risdiplam (41,9%) was during first treatment year. The rise of risdiplam 
share from 0% to 8.5% during 3 years is associated with lower budget costs by 13.9% in 3 years.

Conclusion. Risdiplam is economically more effective comparing to nusinersen, because having equal effectiveness, it’s use is associated 
with lower direct medical costs.
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Основные моменты

Что уже известно об этой теме?

► �На 2021 г. в РФ зарегистрированы два лекарственных препарата 
(ЛП) для патогенетической терапии спинальных мышечных атрофий 
(СМА): рисдиплам и нусинерсен

► �Недостаточность функционального белка SMN является патофизио-
логическим механизмом развития СМА всех типов. Рисдиплам кор-
ректирует сплайсинг SMN2, сдвигая баланс с исключения экзона 7 
на включение экзона 7 в м-РНК и приводя к образованию функцио-
нального и стабильного белка SMN

► �Учитывая орфанный статус ЛП, используемых для патогенетической 
терапии СМА, и существенные ограничения, в том числе этического 
характера, выполнить их прямые сравнительные плацебо-контроли-
руемые испытания невозможно

Что нового дает статья?

► �Методом минимизации затрат продемонстрировано, что клинико- 
экономическая эффективность рисдиплама выше по сравнению  
с нусинерсеном

► �Анализ влияния на бюджет убедительно доказал, что затраты на 
терапию СМА рисдипламом ниже по сравнению с таковыми при 
применении нусинерсена

► �Применение рисдиплама характеризуется меньшими бюджетными 
затратами, при расширении использования рисдиплама до 8,5% на 
3-й год прямые затраты сократятся на 13,9%

Как это может повлиять на клиническую практику в обозримом будущем?

► �Рисдиплам является экономически более выгодной стратегией тера-
пии СМА в сравнении с нусинерсеном, т.к. при сопоставимой эффек-
тивности его применение сопряжено с меньшими прямыми медицин-
скими затратами

Highlights

What is already known about the subject?

► �Risdiplam and nusinersen are both authorized in Russia for pathogenic 
treatment of spinal muscular atrophies (SMA) 

► �Lack of functional SMN protein is a pathophysiological mechanism for the 
development of all types of SMA. Risdiplam corrects the splicing of 
SMN2 by shifting the balance from exon 7 exclusion to exon 7 inclusion 
in mRNA, leading to the formation of a functional and stable SMN protein

► �Given the orphan status of drugs, significant restrictions, including ethical 
ones, it is impossible to perform direct comparative placebo-controlled 
trials for pathogenetic therapy of SMA

What are the new findings?

► �Cost-minimization analysis have shown that risdiplam is more cost-effec-
tive comparing to nusinersen

► �Budget impact analysis convincingly demonstrated that the cost of 
treating SMA with risdiplam is lower compared to that of nusinersen

► �The use of risdiplam is characterized by lower budgetary costs; if the 
use of risdiplam is expanded to 8.5% in 3 years, the direct costs will 
be reduced by 13.9%

How might it impact the clinical practice in the foreseeable future?

► �Risdiplam is a more cost-effective strategy for treating SMA than nusin-
ersen, because it has comparable efficacy and lower direct medical costs

фикации) гена SMN2, увеличивающего экспрессию полноразмер-
ных функциональных белков (рисдиплам) [5].

Рисдиплам представляет собой модификатор сплайсинга 
предшественника матричной рибонуклеиновой кислоты (мРНК) 
гена SMN2, разработанный для лечения СМА, причиной которой 
являются мутации в хромосоме 5q, приводящие к недостаточно-
сти белка SMN. Недостаточность функционального белка SMN 
является патофизиологическим механизмом развития СМА всех 
типов. Рисдиплам корректирует сплайсинг SMN2, сдвигая баланс 
с исключения экзона 7 на включение экзона 7 в мРНК, приводя 
к образованию функционального и стабильного белка SMN [5].

Цель – oценить клинико-экономическую эффективность при-
менения лекарственного препарата Эврисди® (рисдиплам) у паци-
ентов со спинальной мышечной атрофией.

МАТЕРИАЛ И МЕТОДЫ / MATERIAL AND METHODS

При методологии клинико-экономического анализа были ис-
пользованы методические рекомендации ФГБУ «ЦЭККМП» [6, 7]. 
Применяли следующую методологическую схему: обозначение 
цели исследования; выбор альтернатив; выбор методов анализа; 
определение затрат (издержек); определение критериев эффек-
тивности, выбор исходов; анализ основного и  альтернативного 
сценариев; анализ чувствительности; формирование выводов 
и рекомендаций [7, 8].

Перспектива исследования / Research perspective

Исследование проводили с  перспективы системы здравоохра-
нения (учитываются только затраты в системе здравоохранения). 
Рассматриваемые показания к применению в модели – спиналь-
ная мышечная атрофия. 

Обоснование выбора лекарственного препарата сравнения / 
Justification of the comparison drug choice

Регуляторный статус лекарственных препаратов, применяю-
щихся для патогенетической терапии СМА в Российской Федера-
ции (РФ), на момент выполнения исследования приведен в табли-
це 1. Как видно из таблицы, для патогенетического лечения СМА 
в РФ зарегистрированы нусинерсен и рисдиплам, при этом нуси-
нерсен включен в перечень жизненно необходимых и важнейших 
лекарственных препаратов.

Обоснование метода клинико-экономического анализа / 
Justification of the method of health economic analysis

Систематический обзор литературы, выполненный с целью по-
иска сравнительных клинических исследований эффективности 
препаратов рисдиплам и  нусинерсен, показал, что прямые и  не-
прямые сравнительные исследования, а  также сетевые сравне-
ния этих лекарственных препаратов отсутствуют, что послужило 
предпосылкой для выполнения собственного непрямого сравни-
тельного исследования, основанного на клинических исследова-
ниях нусинерсена и рисдиплама [11–16]. Значения критериев, ис-
пользованные при выполнении непрямого сравнения, приведены  
в таблице 2.

В результате непрямого сравнения было показано, что разница 
между препаратами нусинерсен и рисдиплам составляла по шка-
ле для оценки функций верхних конечностей (англ. Revised Upper 
Limb Module, RULM) 0,29 балла, а 95% доверительный интервал 
разницы средних значений (–2,58–2,00) содержит нулевое зна-
чение, что свидетельствует об отсутствии достоверных различий 
в эффективности применения рисдиплама и нусинерсена у паци-
ентов со СМА II и  III типов. Непрямого исследования результатов 
применения препаратов рисдиплам и нусинерсен у пациентов со 
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СМА I типа проведено не было из-за особенностей имеющихся 
клинических испытаний и  отсутствия сопоставимых критериев 
оценки эффективности [10].

Таким образом, учитывая отсутствие статистически достовер-
ных различий в эффективности рисдиплама и нусинерсена, мето-
дом клинико-экономического анализа выбран анализ минимиза-
ции затрат (англ. cost-minimization analysis).

Описание модели / Model description

Модель основана на когорте пациентов со СМА, у которых при-
меняют следующие режимы патогенетической терапии:

– рисдиплам внутрь в дозе, соответствующей массе тела и воз-
расту пациента;

– нусинерсен, раствор для интратекального введения, по 12 мг 

в соответствии с частотой введения, указанной в инструкции по 
медицинскому применению.

Древо решений модели представлено на рисунке 1.
Горизонт моделирования составлял 3 года, учитывая периоды 

планирования бюджетных расходов и 3-летний период програм-
мы государственных гарантий.

Поскольку исследование проводили с  перспективы системы 
здравоохранения,  был осуществлен учет только прямых меди-
цинских затрат: стоимости патогенетической терапии СМА, стои-
мости введения лекарственного препарата и  стоимости терапии 
нежелательных явлений.

Затраты на лечение оценивали на основании данных Государ-
ственного реестра предельных отпускных цен [17], Методических 
рекомендаций по способам оплаты медицинской помощи Феде-

Таблица 1. Регуляторный статус лекарственных препаратов, применяющихся для патогенетической терапии спинальной мышечной атрофии в Российской Федерации (РФ)

Table 1. Regulatory status of drugs for pathogenetic therapy of spinal muscular atrophy in the Russian Federation

МНН / INN ТН / TN Форма выпуска / Presentation

Зарегистрирован  
в РФ [9] / Authorized 

in the Russian 
Federation [9]

Включен в перечень  
ЖНВЛП / Included  

in the essential  
drug list

Рисдиплам 
Risdiplam

Эврисди®  
Evrysdi®

2 г порошка для приготовления раствора для приема 
внутрь содержат 60 мг действующего вещества 
рисдиплам
1 мл приготовленного (восстановленного) раствора 
содержит 0,75 мг рисдиплама, флакон, № 1
2 g of powder for oral solution preparation contains: active 
ingredient risdiplam 60 mg 
1 ml of the prepared solution contains 0.75 mg of 
risdiplam, vial, No. 1

Да / Yes Нет / No

Нусинерсен 
Nusinersen

Спинраза® 
Spinraza®

Раствор для интратекального введения  
2,4 мг/мл – 5,0 мл, № 1
Solution for intrathecal injection 2.4 mg/ml – 5.0 ml, No. 1

Да / Yes Да / Yes

Онасемноген 
абепарвовек 
Onasemnogene 
abeparvovec

Zolgensma®  
Zolgensma®

2 × 1013 вектора генома/мл,  
раствор для инъекций 8,3 или 5,5 мл
2 × 1013 vector genome/ml,  
solution for injections 8.3 or 5.5 ml

Нет / No Нет / No

Примечание. МНН – международное непатентованное наименование; ТН – торговое наименование; ЖНВЛП – жизненно необходимые и важнейшие  
лекарственные препараты.

Note. INN – international nonproprietary name; TN – trade name.

Таблица 2. Критерии непрямого сравнения лекарственных препаратов нусинерсен и рисдиплам

Table 2. Criteria for indirect comparison of nusinersen and risdiplam

Лекарственный 
препарат / Drug

Число пациентов, n /  
Number of patients, n

Возраст пациентов, лет / 
Age of patients, years

Средняя разница по шкале 
RULM c группой плацебо, 

баллы / Mean difference by 
the RULM scale with the 

placebo group, points

95% ДИ / 
95% CI

Рисдиплам 
Risdiplam

37 в группе рисдиплама,
18 в группе плацебо 
37 in the risdiplam group, 
18 in the placebo group

Oт 2 до 5 
From 2 to 5

3,41 1,55–5,26

Нусинерсен 
Nusinersen

84 в группе нусинерсена,
42 в группе контроля 
84 in the nusinersen group, 
42 in the control group

Медиана 4,0 (2–9) 
Median 4.0 (2–9)

3,7 2,3–5,0

Примечание. RULM (англ. Revised Upper Limb Module) – шкала для оценки функций верхних конечностей; ДИ – доверительный интервал.

Note. RULM – Revised Upper Limb Module; CI – confidence interval.
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Оригинальные публикации

ральным фондом обязательного медицинского страхования [18, 
19], Программы государственных гарантий оказания гражданам 
Российской Федерации бесплатной медицинской помощи [20] 
с  учетом дисконтирования 3%. Расчет стоимости патогенетиче-
ской терапии СМА приведен в таблице 3.

Пациенты / Patients

Распределение пациентов в регистре СМА по возрастным груп-
пам, предполагающим разный режим дозирования рисдиплама, 
приведено в  таблице 4. На момент выполнения исследования 
в  регистре СМА в  РФ были сведения о  984 пациентах со СМА  
I, II и III типов [22].

В соответствии с  центильными таблицами распределения 
массы тела детей по возрасту средняя масса тела ребенка, рав-
ная 20 кг, соответствует возрасту 6 лет (мальчики: 25% центиль 

– 18,9 кг, 75% центиль – 22,6 кг; девочки: 25% центиль – 18,8 кг, 
75% центиль – 22,5 кг), у детей в возрасте 7 лет масса тела, со-
ответствующая 25% центилю, составляет 20,8 и 21,3 кг у девочек 
и мальчиков соответственно [23]. Таким образом, режиму дозиро-
вания «дети старше 2 лет с массой тела до 20 кг» соответствовали 
дети в возрасте от 2 до 6 лет – возрастная группа, составляющая 
29,6% пациентов со СМА.

При расчете стоимости 1 года терапии были учтены частоты 
встречаемости детей разных возрастных групп. Расчет стоимости 
1 года терапии рисдипламом приведен в таблице 5.

По данным клинических исследований, все нежелательные яв-
ления были легкой степени тяжести. Это означает, что стоимость 
лекарственной терапии, направленной на купирование этих неже-
лательных явлений, составляет затраты пациента, т.к. лекарства 
применяют амбулаторно. Было принято допущение, что на каж-
дый случай развития нежелательной реакции требуется 1 допол-
нительная консультация детского невролога. Тариф на 1 амбула-
торное посещение детского невролога составляет 540 руб. [24].

Анализ влияния на бюджет / Budget impact analysis

Целевой популяцией для выполнения анализа влияния на бюд-
жет послужила популяция пациентов, получающих нусинерсен.  
В базовом сценарии исходили из того, что на горизонте модели-

рования 3 года количество больных, получающих патогенетиче-
скую терапию, остается на текущем уровне. По данным А.С. Кол-
бина и др. [22], такую терапию получают 130 пациентов со СМА. 

Динамика числа больных, получающих нусинерсен и  рисди-
плам, на горизонте моделирования анализа влияния на бюджет 
приведена в таблице 6.

Результаты анализа влияния на бюджет представлены в  виде 
динамики суммарных прямых медицинских затрат, а также дина-
мики затрат на патогенетическую лекарственную терапию.

РЕЗУЛЬТАТЫ / RESULTS

Анализ минимизации затрат / Cost-minimization analysis

Для всех стратегий сравнения временной горизонт моделиро-
вания составлял 3 года. На рисунке 2 представлены полученные 
результаты. Как видно из диаграммы, при горизонте моделиро-
вания 3 года наибольшие прямые затраты отмечены при при-
менении стратегии нусинерсена – 68 340 581 руб. Суммарные 
прямые затраты при использовании препарата рисдиплам были 
на 19,9% ниже и составили 54 762 460 руб. в расчете на 1 паци-
ента при расчете по количеству флаконов и на 21,9% ниже (53 
372 153 руб.) в расчете на 1 пациента при расчете по количеству 
миллилитров.

Доля затрат на лекарственные препараты при лечении основно-
го заболевания в случае применения как нусинерсена, так и рис-
диплама составляла 99,99%. Стоимость купирования нежелатель-
ных явлений не вносила существенного вклада в структуру затрат.

Результаты анализа минимизации затрат, рассчитанные на 
1  пациента при горизонте моделирования 3 года, представлены 
в виде разницы в затратах, обусловленных применением препара-
тов рисдиплам и нусинерсен, в таблице 7.

Таким образом, лечение с использованием рисдиплама было 
дешевле терапии нусинерсеном не менее чем на 19,9% – соот-
ветственно вычисленному показателю анализа минимизации 
затрат. Это подтверждает экономическую целесообразность 
применения стратегии рисдиплама у  пациентов со спинальной 
мышечной атрофией.

Нусинерсен / Nusinersen Рисдиплам / Risdiplam

Стоимость купирования нежелательных
явлений / The cost of adverse 
events reduction therapy

1132 556

Стоимость терапии / Cost of therapy 68 339 449 53 371 597
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Рисунок 1. Схематическое представление модели.
СМА – спинальная мышечная атрофия; НЯ – нежелательные явления

Figure 1. Model scheme.

SMA – spinal muscular atrophy; AE – adverse events
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В 1-й год лечения наибольшие прямые затраты зафиксированы 
при применении стратегии нусинерсена – 33 915 359  руб. Сум-
марные прямые затраты при использовании в течение 1-го года 
рисдиплама были на 47,8% ниже (17 722 479 руб. в расчете на  
1 пациента) при расчете по количеству флаконов и на 49,1% ниже 
(17 272 541 руб. в расчете на 1 пациента) при расчете по количе-
ству миллилитров.

Показатель разницы затрат на 1 пациента для препара-
та рисдиплам в  сравнении со стратегией нусинерсена соста-
вил 16 193 246,60  руб. при расчете по количеству флаконов  
и 16 643 184,11 руб. при расчете по количеству миллилитров. 

Анализ влияния на бюджет – оценка экономических  
последствий / Budget impact analysis – assessment of economic 
consequences

Временной горизонт анализа динамики экономических послед-
ствий внедрения рисдиплама в качестве терапии у пациентов со 
СМА на основе анализа блияния на бюджет составил 3 года. Це-
левая популяция, для которой предусмотрено применение вклю-
ченных в  исследование лекарственных препаратов, составляла 
130 пациентов. В расчет входили прямые медицинские затраты, 
связанные с применением стратегий сравнения. Средневзвешен-
ные прямые медицинские затраты на патогенетическую терапию 
на 1  пациента в  год при использовании стратегии нусинерсе-
на составили 24 252 142 руб. В случае применения рисдиплама 
(расчет по количеству миллилитров) средневзвешенные прямые 
медицинские затраты на патогенетическую терапию составили  
18 914 264 руб. на 1 пациента в год. 

Графическое представление затрат на лечение целевой попу-
ляции в течение 3 лет по результатам анализа блияния на бюджет 
приведено на рисунках 3 и 4.

Таким образом, анализ тенденции изменений средневзве-
шенных затрат демонстрирует следующее: расширение исполь-
зования рисдиплама для терапии пациентов со СМА в  целевой 
популяции приводило к  снижению прямых медицинских затрат 
на терапию данной группы больных; при увеличении доли при-
менения рисдиплама до 3,7% затраты уменьшились на 11% от-
носительно текущего варианта терапии; при использовании рис-
диплама у 6,3% пациентов на 2-й год анализа влияния на бюджет 
будет наблюдаться снижение затрат на 13%. При расширении 
использования рисдиплама до 8,5% на 3-й год анализа влияния 
на бюджет прямые затраты сократятся на 13,9%.

ОБСУЖДЕНИЕ / DISCUSSION

Впервые в  российских экономических условиях была прове-
дена клинико-экономическая оценка орфанного лекарственного 
препарата рисдиплам, применяемого у  пациентов со СМА. Учи-
тывая орфанный статус лекарственных средств, используемых 
для патогенетической терапии СМА, и существенные ограничения, 
в том числе этического характера, в силу которых выполнить пря-
мые сравнительные плацебо-контролируемые испытания препа-
ратов патогенетической терапии СМА невозможно, такие иссле-
дования отсутствуют. 

В данной работе нами была предпринята попытка проведения 
непрямого сравнения препаратов рисдиплам и нусинерсен, не ли-
шенная ряда ограничений. Результаты непрямого сравнения пока-
зали отсутствие различий в эффективности этих препаратов, что 
предопределило выбор метода клинико-экономического анали- 
за – анализ минимизации затрат. 

При всех рассматриваемых сценариях, а также при проведении 
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Таблица 4. Распределение пациентов по возрастным группам, предполагающим разный режим дозирования рисдиплама

Table 4. The distribution of patients by the age groups for different regimens of risdiplam dosing

Возраст / Age

Число 
пациентов, n* / 

Number of 
patients, n*

Режим 
дозирования** / 

Regimen of dosing**
Возрастная группа / Age group

Оценочное 
количество, n / 

Estimated 
amount, n

Распределение 
пациентов, % / 
Distribution of 

patients, %

До 1 года 
Up to 1 year old

17
От 2 мес до 2 лет / 

From 2 months  
to 2 years

Дети до 2 лет (средняя масса 
тела 10 кг) / Children up to 
2 years old (average body  

mass 10 kg)

17 + 101 = 118 12От 1 до 3 лет 
From 1 to 3 years 
old

202

От 4 до 6 лет 
From 4 to 6 years 
old

190

Дети старше 2 лет 
массой тела до  

20 кг / Older than  
2 years old with body 

mass up to 20 kg

Дети от 2 лет (средняя масса 
тела 15 кг) / Children older than  

2 years old (average body  
mass 12 kg)

101 + 190 = 291 29,6

Старше 6 лет 
Older than 6 years 
old

575

Дети старше 2 лет 
массой тела более  
20 кг / Older than  

2 years old with body 
mass more than 20 kg

Дети от 2 лет (средняя масса 
тела 25 кг) / Children older than  

2 years old (average body  
mass 25 kg)

575 58,4

Итого / Total 984 – – 984 100
Примечание. *Фактическое число пациентов в регистре. ** В соответствии с инструкцией по медицинскому применению рисдиплама.

Note. *Actual number of patients in the register. ** According to the instruction for medical use of risdiplam.

Таблица 5. Расчет среднегодовой стоимости лечения рисдипламом

Table 5. Calculation of the average annual cost of risdiplam therapy

Возрастная группа / Age group

Стоимость 1 года 
терапии с НДС, руб. / 

Cost of 1-year therapy, 
incl. VAT, rub.

Доля  
пациентов, % / 

Share of  
patients, %

Затраты с учетом доли 
пациентов, руб. /  

Costs considering the share 
of patients, rub.

Расчет по количеству флаконов / Calculation by the number of vials

Дети до 2 лет (масса тела 10 кг)
Children up to 2 years old (body mass 10 kg)

8 701 967,17 12 1 043 529

Дети от 2 лет (масса тела 15 кг)
Children older than 2 years old (body mass 15 kg)

15 395 788,07 5,2 4 553 023

Дети от 2 лет (масса тела 25 кг)
Children older than 2 years old (body mass 25 kg)

20 750 844,79 82,8 12 125 748

Расчет по количеству мл / Calculation by the number of ml

Дети до 2 лет (масса тела 10 кг)
Children up to 2 years old (body mass 10 kg)

8 154 328,95 12 977 857

Дети от 2 лет (масса тела 15 кг)
Children older than 2 years old (body mass 15 kg)

15 270 278,93 5,2 4 515 906

Дети от 2 лет (масса тела 25 кг)
Children older than 2 years old (body mass 25 kg)

20 156 768,19 82,8 11 778 599

Таблица 6. Текущая практика лечения спинальной мышечной атрофии и динамика числа пациентов в анализе влияния на бюджет (АВБ), n (%)

Table 6. Current practice of treatment of spinal muscular atrophy and dynamics of the prevalence of patients in the budget impact analysis (BIA), n (%)

Патогенетическая терапия /  
Pathogenetic therapy

Текущая практика / 
Current practice

1-й год АВБ / 
1-year BIA

2-й год АВБ / 
2-years BIA

3-й год АВБ / 
3-years BIA

Рисдиплам / Risdiplam 0 (0,0) 30 (3,1) 60 (6,3) 90 (9,4)

Нусинерсен / Nusinersen 130 (13,6) 100 (10,5) 70 (7,3) 40 (4,2)

Не проводится / No therapy 854 (89,5) 854 (89,5) 854 (89,5) 854 (89,5)

Итого / Total 954 (100,0) 954 (100,0) 954 (100,0) 954 (100,0)
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Таблица 7. Результаты анализа минимизации затрат, рассчитанных на 1 пациента при горизонте моделирования 3 года

Table 7. Results of cost-minimization analysis per 1 patient for 3 years

Препарат / Drug
Итоговые прямые затраты 

применения стратегий, руб. /  
Total direct costs, rub.

Разница в затратах на 1 пациента, руб. /  
Differences in the cost of therapy per patient, rub.

Нусинерсен / Nusinersen Рисдиплам / Risdiplam

Нусинерсен / Nusinersen 68 339 449 – 14 968 427,82

Рисдиплам / Risdiplam 53 371 597 –14 968 427,82 –

Нусинерсен / Nusinersen Рисдиплам / Risdiplam

Стоимость купирования нежелательных
явлений / The cost of adverse 
events reduction therapy

1132 556

Стоимость терапии / Cost of therapy 68 339 449 53 371 597

0

10 000 000

20 000 000

30 000 000

40 000 000

50 000 000

60 000 000

70 000 000

80 000 000
За

тр
ат

ы
,р

уб
.

Co
st

s,
 ru

b

За
тр

ат
ы

,р
уб

.
Co

st
s,

 ru
b

За
тр

ат
ы

, р
уб

.
Co

st
s,

 ru
b

3 152 778 517

1 573 284 984

925 225 608

490 494 730
0

1 231 848 217

1 789 198 631

2 223 848 428

0

500 000 000

1 000 000 000

1 500 000 000

2 000 000 000

2 500 000 000

3 000 000 000

3 500 000 000

Текущая практика / 
Current practice

1-й год / 1st year 2-й год / 2nd year 3-й год / 3rd year 

1-й год / 1st year 2-й год / 2nd year 3-й год / 3rd year 

Нусинерсен / Nusinersen Рисдиплам / Risdiplam

2 805 133 195

2 742 424 239

2 714 343 159

2 400 000 000

2 450 000 000

2 500 000 000

2 550 000 000

2 600 000 000

2 650 000 000

2 700 000 000

2 750 000 000

2 800 000 000

2 850 000 000

Пациент со СМА II и III типа, 
нуждающийся в патогенетической 

терапии
Patient with SMA II and III types 
requiring pathogenetic therapy

Нусинерсен
Nusinersen

Рисдиплам
Risdiplam

НЯ / AE

НЯ / AE

Нет НЯ / No AE

Нет НЯ / No AE

Нусинерсен / Nusinersen Рисдиплам / Risdiplam

Стоимость купирования нежелательных
явлений / The cost of adverse 
events reduction therapy

1132 556

Стоимость терапии / Cost of therapy 68 339 449 53 371 597

0

10 000 000

20 000 000

30 000 000

40 000 000

50 000 000

60 000 000

70 000 000

80 000 000

За
тр

ат
ы

,р
уб

.
Co

st
s,

 ru
b

За
тр

ат
ы

,р
уб

.
Co

st
s,

 ru
b

За
тр

ат
ы

, р
уб

.
Co

st
s,

 ru
b

3 152 778 517

1 573 284 984

925 225 608

490 494 730
0

1 231 848 217

1 789 198 631

2 223 848 428

0

500 000 000

1 000 000 000

1 500 000 000

2 000 000 000

2 500 000 000

3 000 000 000

3 500 000 000

Текущая практика / 
Current practice

1-й год / 1st year 2-й год / 2nd year 3-й год / 3rd year 

1-й год / 1st year 2-й год / 2nd year 3-й год / 3rd year 

Нусинерсен / Nusinersen Рисдиплам / Risdiplam

2 805 133 195

2 742 424 239

2 714 343 159

2 400 000 000

2 450 000 000

2 500 000 000

2 550 000 000

2 600 000 000

2 650 000 000

2 700 000 000

2 750 000 000

2 800 000 000

2 850 000 000

Пациент со СМА II и III типа, 
нуждающийся в патогенетической 

терапии
Patient with SMA II and III types 
requiring pathogenetic therapy

Нусинерсен
Nusinersen

Рисдиплам
Risdiplam

НЯ / AE

НЯ / AE

Нет НЯ / No AE

Нет НЯ / No AE

Рисунок 2. Суммарные прямые затраты на лечение в расчете на 1 пациента за 3 года (расчет по количеству миллилитров)

Figure 2. Total direct costs for the therapy per 1 patient for 3 years (calculated by the number of ml)

Рисунок 3. Прямые затраты на текущий вариант терапии пациентов со спинальной мышечной атрофией, а также в 1-й, 2-й и 3-й год анализа влияния на бюджет

Figure 3. Direct costs of the current therapy for patients with spinal muscular atrophy and 1-, 2- and 3-years budget impact analysis
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анализа влияния на бюджет, было убедительно доказано, что за-
траты на терапию СМА препаратом рисдиплам ниже по сравнению 
с  таковыми при применении препарата нусинерсен, что свиде-
тельствует о  большей экономической целесообразности исполь-
зования рисдиплама для терапии пациентов со СМА.

ЗАКЛЮЧЕНИЕ / CONCLUSION

Проведенное исследование позволяет сделать следующие вы-
воды:

– средняя стоимость 1 года терапии (прямые медицинские за-
траты) при применении препарата рисдиплам была ниже на 21,9% 
по сравнению с препаратом нусинерсен;

– наибольшая разница в стоимости в пользу рисдиплама наблю-
далась в 1-й год терапии и достигала 49,1%;

– рост доли применения рисдиплама с  0% до 8,5% в  общей 
популяции пациентов со СМА сопровождался снижением затрат 
бюджета на 11% в 1-й год терапии и на 13,9% к концу 3-го года.

– по результатам анализа минимизации затрат терапия рис-
дипламом является экономически более выгодной стратегией 
лечения СМА в  сравнении с  терапией нусинерсеном, т.к. при 
сопоставимой эффективности затраты на лечение рисдипла-
мом на горизонте 3 лет были ниже на 21,9% в сравнении с ну-
синерсеном;

– многосторонний анализ чувствительности подтверждает выво-
ды, полученные в основном сценарии.
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Рисунок 4. Тенденция изменения суммарных прямых затрат ведения пациентов со спинальной мышечной атрофией

Figure 4. Tendency in the changes of total direct costs for patients with spinal muscular atrophy
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