
財團法人醫藥品查驗中心 

醫療科技評估報告補充資料 
 

商品名：Evrysdi 

學名：Risdiplam 

事由： 

1. 有關羅氏大藥廠股份有限公司（以下簡稱建議者）建議將 Evrysdi（以下簡稱本品）

納入健保給付用於脊髓肌肉萎縮症一案，前經 110 年 5 月份藥品專家諮詢會議討

論，結論為建議納入給付並限縮給付條件。 

2. 本次建議者調整建議給付範圍並更新財務影響推估資料，衛生福利部中央健康保

險署函請財團法人醫藥品查驗中心（以下簡稱查驗中心）提供相關評估意見。 

3. 基於查驗中心已於民國 110 年 2 月及同年 12 月完成醫療科技評估報告各一份，

本次將以補充報告格式撰寫，針對三國療效評估建議與財務影響提供評估意見。 

4. 本報告另摘要呈現截至 112年 2月 4日止於健保署「新藥及新醫材病友意見分享」

平台中蒐集到的病友意見，俾供後續審議會議參考。 

 

完成時間：民國 112 年 02 月 12 日 

評估結論 

一、 國際主要醫療科技評估組織評估報告建議 

(一)NICE 於 2021 年 12 月 16 日針對 risdiplam 發布科技評議指引，建議將 risdiplam

用於治療「年齡 2 個月以上，且臨床診斷為第 1 至 3 型 SMA 或具有 SMN 2 基

因 1 至 4 套的病人」，主要建議給付與停藥條件如後： 

1. 給付條件 

(1) 病人須符合其中一項條件： 

A. 臨床診斷為第 1、2 或 3 型 SMA，或 

B. 未發病但 SMN2 基因 1 至 4 套。 

(2) Risdiplam 只能單用。 

(3) 未以 onasemnogene abeparvovec 治療成功a。 

(4) 不須接受永久性呼吸輔助b或氣切。 

(5) 開始服用 risdiplam 前已依照協議收集相關臨床指標數據，在此協議發布前

已開始服用者必須在 6 個月內完成數據收集。 

2. 停藥條件 

(1) 病人確診其他可能縮短存活時間的惡化性疾病如末期癌症或嚴重腦部創傷，

使 risdiplam 無法提供病人長期臨床效益。 

(2) 病人選用其他 SMA 的治療性藥物。 

                                                 
a 治療失敗定義詳如內文彙整。 
b 在沒有急性可治療的感染症下，連續 21 天需要 16 小時以上的呼吸輔助治療。 
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(3) 經醫師評估 risdiplam 無法使病人獲得臨床效益。 

(二)SMC 於 2022 年 1 月 14 日針對 risdiplam 發布給付建議報告，建議將 risdiplam

用於治療「年齡 2 個月以上，且臨床診斷為第 1 至 3 型 SMA 或具有 SMN 2 基

因 1 至 4 套的病人。」，且廠商必須依照病人用藥可近性方案協議，或較協議

更低的價格供應藥品。 

(三)NICE 與 SMC 主要考量 risdiplam 用於建議給付範圍之病人族群在臨床試驗

SUNFISH 與 FIREFISH 結果中呈現相對療效以及長期效益仍具有高度不確定

性，且廠商提供之間接比較研究結果亦因為樣本數少、缺乏共同對照組以及存

在病人族群特徵不一致等因素同樣具有高度不確定性。但由於 SMA 屬於治療

選項很少的罕見疾病，且 risdiplam 的臨床試驗結果已呈現初步臨床效益，並

具有口服途徑的便利性，因此二單位均建議在設定給付條件以及簽署相關藥品

給付協議的前提下將 risdiplam 納入給付。 

二、 財務影響 

(一)建議者本次提出之給付範圍為「2個月以上至未滿13歲之第一型至第三型SMA

病人」，預期本品用於「12 個月內發病確診c且開始治療年齡未滿 7 歲之病人」

將取代 nusinersen，並同時擴增使用於「12 個月內發病確診且為 7 歲至未滿 13

歲之病人」及「未滿 13 歲之第二 b 型、第三型病人」。 

(二)由於建議者送審資料中有多個財務影響版本數據，以其中一個版本為例d，建議

者根據國內新生兒人數及 SMA 發生率，推估未來五年（112 至 116 年）本品

使用人數為第一年 35 人至第五年 54 人，本品年度藥費約第一年 2.22 億元至

第五年 3.40 億元，取代 nusinersen 藥費後之財務影響約第一年 1.42 億元至第

五年 1.71 億元。 

(三)本報告對於建議者財務影響推估之主要疑慮為第三型病人數的推估，本報告認

為若排除 4 套 SMN2 拷貝數病人可能會低估發生率；另外建議者將不耐受

nusinersen 而轉換接受本品者之臨床地位設定為取代 nusinersen，本報告亦對此

存有疑慮。 

(四)本報告經調整病人數估計方式，並假設轉換治療族群為新增關係後，推估未來

五年（112 至 116 年）本品使用人數為第一年 62 人至第五年 87 人，本品年度

藥費約第一年 3.88 億元至第五年 5.49 億元，取代 nusinersen 藥費後之財務影

響約第一年 3.59 億元至第五年 4.53 億元。 

三、 醫療倫理 

本報告摘錄自健保署「新藥及新醫材病友意見分享」平台，截至民國 112 年 2 月

4 日止，收集到的 18 筆病友意見；其中 2 筆為病友團體（社團法人台灣生命之窗慈

                                                 
c 為第一型、第二 a 型 SMA 
d 111 年 3 月 29 日發文（字號：羅市字第 220029 號）內容第 4-2 頁 
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善協會）提供，1 筆為以焦點團體訪談 100 位病友與 200 位照顧者，另 1 筆則來自 70

個 SMA 病友家庭意見。病友意見摘要整理如後： 

(一)在本品使用經驗方面，約 40 位病友是透過恩慈療法使用本品。病友用藥後包

含腸胃道問題、咀嚼及吞嚥能力及肢體功能皆有進步，常見副作用為腸胃道問

題及皮疹，但多數病友持續使用藥物後，副作用皆逐漸消失。個別曾使用過之

病友表示用藥後腸胃道、肢體、吞嚥、咀嚼等肌肉功能皆有不同程度進步；另

有病友表示可自行咳痰，不須咳痰機輔助，手指移動控制功能有所恢復，亦可

久坐。整體而言用藥後可改善生活品質，並使病友對未來保持希望。 

(二)在醫療現況方面，根據病友團體描述，目前近 40 位病友獲得 nusinersen 治療，

另約有 40 位病友以恩慈療法方式接受本品治療，皆有持續進步。多名病友目

前未能接受藥物治療，僅能定期追蹤肌力、肺功能和脊椎側彎的變化，輔以物

理治療或復健減緩肌肉萎縮和疾病惡化速度。病人必須面對症狀持續惡化，失

去肌力，甚至無法自主呼吸。 

(三)在生活品質方面，兒童病友完全無生活自理能力，須由照護者或家人協助照顧，

包含翻身、坐立、移動、飲食、如廁、洗澡等等。較輕微者走路容易跌倒，無

法走遠；較嚴重病人大多時間僅能臥床；嚴重病人睡覺時亦須佩戴呼吸器，經

常嗆到，需要咳痰機等，造成病童與照顧者非常大不便與壓力。照顧者或家人

亦因需全心全意照顧病童而無法休息、工作精神不濟、心力交瘁，甚至無法工

作。 

多名成年病友原先可自理生活，但隨疾病惡化，逐漸失去自我照顧能力，無法

自行行走、睡覺時無法自行翻身，生活需仰賴他人協助；此外，症狀逐漸惡化，

必須持續接受他人照顧，病友也對此感到壓力，難以樂觀面對未來人生。照顧

者除了需照顧病人、包容病人情緒的壓力之外，亦經常需要面臨工作、家庭兩

頭燒。 

(四)在新治療期待方面，病友皆期待用藥後可停止或延緩惡化，增強肌肉力量，提

升自我照顧能力與行動力。兒童病友照顧者大多表示期待可減少手腳無力、易

跌倒，或脫離呼吸器；成年病友則期待可恢復工作，減少依賴輪椅，甚至計畫

生兒育女。 
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健保署藥品專家諮詢會議後更新之財務影響評估 

 本案後續經 112 年 2 月份藥品專家諮詢會議討論，會議結論建議將本品納入給

付，與 Spinraza（nusinersen）同時給付於「3 歲內發病確診」及「開始治療年齡滿 7

歲且臨床評估運動功能指標 RULM≧15」之 SMA 個案，惟本品另限用於治療年齡兩

個月以上、未滿 18 歲之病人。本報告根據建議給付範圍、初核支付價格並調整評估

年度為 112 年至 116 年後更新財務影響。 

若本品與 Spinraza 同時給付，且本品未限制用於未滿 18 歲病人，推估未來五年

本品使用人數為第一年 92 人至第五年 91 人，本品年度藥費約為第一年 6.24 億元至

第五年 6.07 億元，對健保之財務影響約為第一年增加 6.12 億元至第五年增加 5.71 億

元。 

若本品限用於未滿 18 歲病人，則未來五年本品使用人數為第一年 28 人至第五

年 31 人，本品年度藥費約為第一年 1.86 億元至第五年 1.97 億元，對健保之財務影

響約為第一年增加 1.74 億元至第五年增加 1.6 億元。 
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一、背景  

羅氏大藥廠股份有限公司（以下簡稱建議者）於 2021年 1月向衛生福利部

中央健康保險署（以下簡稱健保署）建議將 Evrysdi power oral solution 0.75 mg/ml

（risdiplam，以下簡稱本品）納入健保給付用於脊髓肌肉萎縮症（spinal muscular 

atrophy, SMA）病人之治療，其申請給付範圍為「出生 18個月內發病確診且開始

治療年齡未滿 7 歲已發病之 SMA 個案」。財團法人醫藥品查驗中心（以下簡稱

查驗中心）於同年 2月完成醫療科技評估報告，該案經同年 5月份藥品專家諮詢

會議討論，會議結論為建議納入給付且限縮給付範圍為「出生後 12個月內發病，

且開始治療年齡為 2個月以上至未滿 7歲之 SMA病人」。 

建議者於同年 11 月再次提出申請，擴增建議給付範圍至「出生後發病且開

始治療年齡 2個月以上至未滿 25歲，經基因確診之第一、二、三型脊髓性肌肉

萎縮症病人」。健保署函請查驗中心就建議者調整之給付規定進行評估，查驗中

心於同年 12月完成補充報告一份。 

本次，建議者於 2022 年 3 月再次函文健保署，調整建議給付規定為「2 個

月以上至未滿 13歲之第一型至第三型 SMA病人」，並更新國際主要醫療科技評

估組織評估報告與財務影響推估資料。因此，健保署於同年 4月再次函請查驗中

心針對建議者更新之資料提供相關評估意見，以供後續會議研議參考。 

二、療效評估 

本報告主要參考 CADTH/pCODR、PBAC 及 NICE 之醫療科技評估報告及

建議者提供之資料；  視需要輔以其他醫療科技評估組織報告或

Cochrane/PubMed/Embase 相關文獻，以瞭解主要醫療科技評估組織之給付建議

及目前相關臨床研究結果。其中加拿大 CADTH 與澳洲 PBAC 之評估報告已於

2021 年 12 月完成之補充報告摘述，本報告將摘述英國 NICE 與蘇格蘭 SMC 分

別於 2021年 12月 16日與 2022年 1月 14日發布之評估報告內容。 

來源 報告日期 

CADTH/pCODR 

（加拿大） 
2021年 8月 26日發布評估報告。 

PBAC（澳洲） 2021年 3月發布評估報告。 

NICE（英國） 2021年 12月發布評估報告。 

其他實證資料 
SMC（蘇格蘭）醫療科技評估報告：2022年 1月 22

日發布評估報告 
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其中加拿大 CADTH 與澳洲 PBAC 之評估報告已於 2021 年 12 月完成之補

充報告摘述，本報告將摘述英國 NICE與蘇格蘭 SMC分別於 2021年 12月 16日

與 2022年 1月 14日發布之評估報告內容。 

（一）英國 NICE[1] 

NICE 於 2021 年 12 月 16 日針對 risdiplam 發布科技評議指引，建議將

risdiplam 用於治療「年齡 2 個月以上，且臨床診斷為第 1 至 3 型 SMA 或具有

SMN 2基因 1至 4套的病人」，且廠商必須依照藥品給付協議供應藥品並持續收

集療效證據。 

管理准入協議中的給付條件如下： 

1. 病人須符合其中一項條件： 

(1) 臨床診斷為第 1、2或 3型 SMA，或 

(2) 未發病但 SMN2基因 1至 4套。 

2. Risdiplam只能單用。 

3. 未以 onasemnogene abeparvovec治療成功c。 

4. 不須接受永久性呼吸輔助d或氣切。 

5. 開始服用 risdiplam 前已依照協議收集相關臨床指標數據；在此協議發

布前已開始接受治療者且前 6 個月內已收集數據評估者可免重覆收集

與評估。 

6. 病人或照護者必須簽署協議同意書。 

7. 醫師保證定期上傳數據，並確保病人了解各種 SMA治療選項以及治療

後病人持續透過治療獲得效益。 

且若符合以下任一條件應考慮停藥： 

1. 病人確診其他可能縮短存活時間的惡化性疾病如末期癌症或嚴重腦部

創傷，使 risdiplam無法提供病人長期臨床效益。 

2. 病人選用其他 SMA的治療性藥物。 

3. 病人或照護者拒絕管理准入協議中配合治療或療效數據收集的要求。 

4. 經醫師評估 risdiplam無法使病人獲得臨床效益。 

                                                 
c 失敗定義包含活動能力下降且／或呼吸功能退化。前者定義為水平踢腳功能下降兩分或 HINE

量表中自主抓握以外的其他指標下降一分、CHOP-INTEND分數下降 4分、RHS量表下降 3

分，三項中須有兩項在連續兩次測量中惡化。後者定義為夜間呼吸輔助的需求增加，且／或

非因吸入性因素或肺部疾病引起的呼吸道感染，需要接受住院治療。 
d 在沒有急性可治療的感染症下，連續 21天需要每日 16小時以上的呼吸輔助治療。 
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NICE 的建議乃考量到 SMA 為罕見基因疾病，且目前缺乏有效的治療選項

來延緩病情惡化。Risdiplam 的臨床證據顯示能夠改善 SMA 第 1 型至第 3 型病

人的運動功能且對於第 1 型病人具有延長生命的效果，此外少量證據指出

risdiplam可能對於尚未發病的 SMN基因缺陷病人有效。然而，目前尚未有與一

般治療的直接對照研究，且雖然 risdiplam 可能具有長期的臨床效益，但尚未有

足夠證據證實，因此仍具有不確定性。 

1. 臨床需求 

SMA 是一種罕見但會持續惡化的神經肌肉疾病，主要可依照發病年齡與最

高活動能力分為第 0至 4型，其中第 0型常在胎兒階段就出現並在出生數週內死

亡，而第 4 型常在成人階段發病但症狀輕微，因此這兩者在英國很少被診斷發

現。較常見的病人集中在年齡 6個月以內發病的第 1型、7至 18個月發病的第

2型以及 18個月至 18歲發病的第 3型，越晚發病者神經肌肉功能喪失或退化的

情形越輕微，但整體而言 SMA發病後病人的活動功能會持續退化，使日常生活

的各個面向都受到影響。 

委員會理解到 SMA第 0至 4型的分級標準一開始並非為了定義分配接受治

療的族群而設置，因此存在模糊與主觀判斷的問題，也無法完整反應病人的疾病

進展，但目前此分級標準仍是用於適應症核准以及判斷臨床療效證據判斷的依據。 

臨床專家與病友均指出 SMA病人常需要全職照護以及移動或活動上之生理

支持，並且往往導致病人與照護者睡眠減少、持續性心理壓力以及對於活動功能

喪失的恐懼。委員會也同意 SMA會對病人及家庭造成身心以及財務負擔，並且

嚴重影響病人、照護者和家人的生活品質。 

2. 參考品選擇 

根據 NICE 已發佈的評議指引，nusinersen 是此次評估開始時在英國唯一有

條件給付的 SMA治療藥品。病友與臨床專家指出，雖然 nusinersen 已經給付，

但是脊椎注射的給藥方式使許多因脊椎病變必須接受脊椎融合術（spinal fusion）

治療的 SMA 病人，無法接受 nusinersen 治療；而英格蘭 NHS 的資料也顯示

nusinersen 並未常規用於 SMA 病人的治療，因此多數病人仍是接受以症狀控制

並盡可能維持活動功能的支持性療法，但支持性療法並無法影響疾病進程，病人

也遲早必須依賴家人與照護者維持生活機能。 

此外，雖然 onasemnogene abeparvovec用於治療第 1型 SMA病人的科技評

議指引略早於 risdiplam發布，但晚於此次評議開始時，因此不列為參考品選項。

NHS England 聘僱之專家說明若 risdiplam 後續納入給付，將與 nusinersen 以及
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onasemnogene abeparvovec 一起作為 SMA 的治療選項；並表示僅有在關係到生

育或副作用的特殊狀況之下才有可能讓病人在不同藥物間轉換使用。 

委員會同意目前英格蘭 NHS 給付的 SMA 治療選項仍然很有限，且有尚未

被滿足的醫療需求。考量目前 SMA在英國的主要治療模式，委員會認為支持性

療法是現有治療選項中最適當的參考品。 

3. 臨床證據 

NICE參考的臨床療效證據主要來自兩項臨床試驗： 

第二期多中心隨機分派雙盲安慰劑對照試驗 SUNFISH在其第二部分研究中

納入 180 名 2 至 25 歲第二或第三型 SMA 病人。主要排除條件為可自主走動的

第三型，或曾接受其他可改善疾病進展療法的病人。 

單臂試驗 FIREFISH納入 41名年齡介於 1至 7個月大，具有 2套 SMN2基

因的第 1型 SMA病人。主要排除條件為需要長期接受呼吸輔助，或是曾接受其

他可改善疾病進展療法的病人。 

此外，risdiplam尚有兩個進行中的臨床試驗，分別是針對年齡 6週以下基因

確診 SMA 但尚未發病嬰兒的第二期單臂臨床試驗 RAINBOWFISH 試驗，以及

JEWELFISH試驗。JEWELFISH試驗則是針對曾接受過 nusinersen、onasemnogene 

abeparvovec、olesoxime治療或參與過MOONFISH試驗、年齡 6個月至 60歲的

第 1至 3型 SMA病人。證據評估小組和委員會提到 SUNFISH試驗雖然排除了

可以自主行走的第 3 型 SMA 病人，但這一個病人族群僅占整體族群中的少數；

而兩個試驗設定亦設定年齡限制，而排除部分病人。儘管如此，臨床專家認為現

有兩個臨床試驗的資料足以代表目前英格蘭NHS服務區域中的第 1至 3型 SMA

病人族群，委員會也同意此意見。 

廠商提供的 JEWELFISH試驗期中分析資料中共納入 174名病人的數據，其

中 76 人曾使用 nusinersen 治療。其主要療效指標為安全性與藥物動力學結果，

但亦納入 32項活動功能評估（32-item Motor Function Measure，MFM32）作為探

索性指標。追蹤 12 個月的期中分析結果顯示曾接受 nusinersen 治療的病人在接

受 risdiplam治療期間的停藥率很低，且能夠維持體內的 SMN蛋白濃度與活動功

能。委員會認為曾使用過其他藥物如 nusinersen後，再使用 risdiplam治療應能維

持治療效果且同意將此結果納入評估考量。 

廠商提供的 RAINBOWFISH 試驗期中分析資料包含 5 名追蹤至少 12 個月

的未發病病人，其 12個月追蹤結果顯示病人在 CHOP-INTEND與 HINE-2量表
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兩項活動功能評估指標均能達到滿分。廠商認為此結果相較於自然病史研究具有

顯著的療效意義，且 SUNFISH與 FIREFISH兩項試驗的次族群分析亦顯示越早

接受治療的病人其活動功能越佳。委員會認為 RAINBOWFISH 的期中分析結果

具有正向意義且同意將此結果納入評估考量。 

根據廠商提供 SUNFISH 和 FIREFISH 的臨床試驗數據以及 MAIC 分析結

果，委員會認為 risdiplam 在兩項臨床試驗中呈現的活動功能改善是具有臨床顯

著意義的。病友分享用藥經驗也強調服用 risdiplam 能夠改善活動功能、肺活量

以及疲勞狀況，且對於病友而言，任何微小的活動功能或上肢功能改善，甚至僅

維持現有功能並且不繼續惡化都具有很高的療效價值。長期療效證據方面，

SUNFISH和 FIREFISH試驗仍在進行中，經過討論後廠商提供追蹤 24個月時的

數據，結果顯示整體而言接受 risdiplam 治療的病人多能夠持續發展或維持活動

功能。委員會在結論中同意與安慰劑相比之經配對校正間接比較（matching-

adjusted indirect comparison, MAIC）證據顯示 risdiplam能夠顯著改善各項活動功

能，但是僅對第 1型 SMA病人出現整體存活期的改善；而雖然 risdiplam可能可

為病人提供長期臨床效益，其效益程度仍具有高度不確定性。 

4. 停藥規則 

根據委員會與廠商討論結果，第 1 型與第 2、3 型 SMA 病人使用 risdiplam

治療 66 個月與 26 個月後會達到治療高原期，即預期病人不會有更佳的活動功

能；因此廠商建議病人在高原期後出現健康惡化的狀態時應考慮停藥。臨床與病

人代表認為此停藥規則與 nusinersen 不完全相同，但 nusinersen 更新版評議

（TA588）所設定的是新停藥規則是先前根據相關利害關係人共同討論得到的結

論，且給予醫師及病人在評估治療效果時有較大的彈性。證據評估小組與委員會

認為目前沒有證據顯示停用 risdiplam 後的病人仍能夠維持停藥時的活動功能，

且廠商建議之停藥規則實務上很可能無法執行；而 nusinersen之評議（TA588）

中所設定之停藥規則在廠商的評估模型無法設定。最終，委員會認為廠商建議的

停藥規則無法應用於決策。 

5. 生命終期療法 

根據廠商提供的模型估計，接受支持療法的第 1型 SMA病人平均餘命可達

4.88年，但目前相關自然病史的文獻僅 9至 13個月。委員會指出雖然通常評估

時會採用模型估計的結果，但是在此案中模型估計有其限制，因此以現有文獻為

準。而委員會指出雖然目前難以評估接受 risdiplam治療後的第 1型 SMA病人平

均餘命長度，但 risdiplam 應可以符合顯著延長短平均餘命的條件；此外，考量

nusinersen 同樣在具此不確定性的狀況下獲認定為符合生命終期療法，risdiplam
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用於治療第 1型 SMA病人應符合 NICE對生命終期療法的要求。但由於第 2、3

型 SMA病人的平均餘命大多都超過 2年以上，因此在這部分的適應症則不符合

生命終期療法的條件。 

6. 其他考量 

廠商與 NHS England、病友、臨床專家以及 NICE共同擬定了 risdiplam的管

理准入協議，內容包括 risdiplam的給付條件、停藥規則以及治療數據收集要求。

委員會認為管理准入協議有助於降低不確定性風險，且後續的療效證據收集有助

於降低未來對於療效不確定性的疑慮。 

委員會收集廠商、病友以及臨床專家意見並整合證據評估小組的結論後指出，

risdiplam具有改善治療便利程度的創新性，且其治療產生的任何效果，即使微小

都對於病人及照護者有很大的意義。因此委員會認為在現有的資料中，risdiplam

在研發創新和療效改善的效益可能尚未在評估模型中完全呈現。 

7. 結論 

委員會了解 risdiplam 的成本效益分析結果高於 NICE 通常會認為具有效益

的閾值，且其療效與成本效益仍具有高度不確定性。但經過收集病友與專家意見，

將相關臨床療效與經濟評估結果進行整體考量，並評估 risdiplam 可能為已接受

過其他治療或尚未發病的 SMA病人帶來治療效益，且其效益可能尚未在現有模

型中完整呈現，委員會建議依照管理准入協議與商業協議，將 risdiplam 納入給

付用於治療未發病以及第 1、2 與 3 型 SMA 病人。但廠商後續仍必須依照協議

提供療效追蹤結果以及更新成本效益評估模型。 

（二）蘇格蘭 SMC[2] 

SMC於 2022年 1月 14日針對 risdiplam發布給付建議報告，建議將 risdiplam

用於治療「年齡 2個月以上，且臨床診斷為第 1至 3型 SMA或具有 SMN 2基

因 1至 4套的病人」，且廠商必須依照病人用藥可近性方案協議（Patient Access 

Scheme），或較協議更低的價格供應藥品。 

Risdiplam 在蘇格蘭取得的適應症為「用於治療年齡 2個月以上，1、2或 3

型 5q型脊髓性肌肉萎縮症病人或具有 1至 4套 SMN2基因之病人」。 

SMC 在此次評估中選用的參考品為 nusinersen，評估的療效證據主要來自

FIREFISH 與 SUNFISH 兩項臨床試驗中療效確認的部分。此外，廠商亦提供與

nusinersen的間接比較證據。針對第 1型 SMA病人，廠商使用 FIREFISH的研究

110CDR01002.2_Evrysdi 

10/18



財團法人醫藥品查驗中心 

醫療科技評估報告補充資料 

 

數據與 nusinersen的 ENDEAR試驗結果進行未鍵結（unanchored）MAIC以及無

校正間接治療比較（naïve indirect treatment comparison，ITC）。結果顯示，risdiplam

在無事件存活、整體存活、運動功能等結果優於 nusinersen。針對第 2與第 3型

SMA病人，廠商使用 SUNFISH試驗結果與 nusinersen的 CHERISH試驗結果提

供一項有鍵結（anchored）MAIC以及一項網絡統合分析；分析結果顯示除 HFMSE

總分改變量外，兩者並無統計上顯著差異。 

SMC評估蘇格蘭地區能夠用於治療 SMA的選項很有限，僅有需要經脊髓注

射的 nusinersen可用於治療第 1型 SMA病人，以及透過極度罕見疾病條件用於

治療第 2與第 3型 SMA病人，並且在取得更多長期證據前有 3年的治療期限。

而 onasemnogene abeprovovec雖已於 2021年 2月納入給付用於治療第 1型 SMA

病人或 3 套 SMN2 基因以內之未發病病人，但依照評估流程規範不應採用為參

考品選項。 

SMC臨床專家指出，在現有的治療選項與情境下，臨床上難以用現行的SMA

分級標準區分 SMA病人類型，特別是第 2型與第 3型的病人。而 risdiplam相較

於必須透過脊髓注射的 nusinersen具有口服途徑的便利性優勢，且對於因為併發

症或其他原因無法接受脊髓注射的病人是潛在替代選項。此外，risdiplam 符合

SMC的孤兒藥要件。 

SMC評估認為 risdiplam的主要優勢如下： 

 FIREFISH 試驗中，接受 risdiplam 治療 12 個月的第 1 型 SMA 病人有

29%時能夠達到在無輔助的狀況下自主維持坐姿 5秒的活動里程碑，且

此數據在治療 24個月後的比例更高。加上神經肌肉功能與整體存活率

等次要療效指標結果，risdiplam有助於減緩疾病惡化並且使病人的活動

功能持續發展。 

 SUNFISH 試驗中，接受 risdiplam 治療 12 個月的第 2 型與無法自主走

動的第 3型 SMA病人，在主要療效指標（MFM32）與 2項關鍵次要療

效指標結果均顯著優於接受安慰劑治療的病人。 

 歐洲藥品管理局指出臨床證據顯示在第 2 型與無法自主走動的第 3 型

SMA 病人之活動功能以及第 1 型 SMA 病人的活動功能里程碑指標，

risdiplam都能夠提供病人在強度與時間長度具有臨床意義的顯著效果。 

主要不確定性疑慮如下： 

 尚缺乏 risdiplam 與現有治療選項 nusinersen 的直接比較結果。廠商提

供的間接比較結果雖然展現 risdiplam 在第 1 型 SMA 病人的存活率效
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果可能優於 nusinersen，但未反映在所有的活動功能指標。且因為小樣

本數、無法校正至完全相符的病人族群特徵、缺乏共同對照組進行鍵結

MAIC以及不同的主要療效指標設定等因素，廠商提供之間接比較結果

具有高度不確定性。 

 FIREFISH試驗受到其開放性單臂試驗的研究設計限制以及僅與自然病

程研究結果比較影響，療效結果難稱成熟，且仍待長期研究結果的產出。 

 FIREFISH試驗排除了需要氣切或侵入性呼吸輔助以及接受招募前曾因

肺部疾病住院的第 1 型 SMA病人，因此雖然 SMC 認為此試驗的受試

者具有族群代表性，他仍然排除了病人族群中嚴重度較高的病人。 

 SUNFISH 試驗中，雖然主要療效指標達到統計顯著意義，但是其絕對

差異並不大（滿分 100分的量表中相差 1.55分），且其第 3個次要療效

指標（HFMSE量表改變程度）未達統計顯著影響後續檢定分析，使得

risdiplam用於第 2型與無法自主走動的第 3型 SMA病人的臨床療效更

具不確定性。次族群分析結果顯示 risdiplam 用於 18 至 25 歲的病人缺

乏治療效果，SMA也認為需要更多長期追蹤結果。 

 SUNFISH 試驗的受試者類型分布廣泛，與治療現場相近。試驗中 71%

為第 2型病人，80%病人具有 3套 SMN2基因，進入試驗的年齡中位數

為 9歲而 18至 25歲的受試者僅 22人。雖然分布廣泛的受試者類型較

能夠類比臨床治療現場，但在病人數不多的狀況下難以評估 risdiplam用

於治療不同類型病人的效果。 

 Risdiplam 取得的許可適應症並未明定治療線別，而 FIREFISH 與

SUNFISH 試驗未納入曾接受過其他治療的病人。目前有另一個進行中

的試驗 JEWELFISH 評估曾接受過其他治療的病人接受 risdiplam 治療

的效果。 

 SUNFISH 試驗納入的受試者為第 2 型與無法自主走動的第 3 型 SMA

病人，但許可適應症未針對活動能力進行限制，因此目前缺乏 risdiplam

用於具有自主走動能力的第 3型 SMA病人的臨床療效證據。 

 許可適應症有納入 SMN2 基因 1 至 4 套的病人，這一類病人有可能尚

未發病。目前尚缺乏 risdiplam 用於治療未發病病人的臨床療效與安全

性證據，有一項進行中的臨床試驗 RAINBOWFISH 針對此類病人族群

進行研究。 
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三、 財務影響評估 

建議者本次提出之申請資料內容紊亂，如本次調整之給付規定於其送件資料

第2頁及第9頁有不相同之情形；財務影響分析結果同樣有不前後不一致之狀況，

如在送件資料第 4-2頁與內容第 26頁為一個版本，在第 27頁表 15中為第二個

版本c，於財務影響附件資料之財務影響計算表格又出現第三個版本；以本品年

度藥費為例，三個版本呈現的數值分別為第一年約為 2.22億元至第五年約為 3.40

億元（版本一）；第一年約為 2.04億元至第五年約為 3.04億元（版本二）；第一

年約為 2.15億元至第五年約為 3.33億元（版本三）。因此，本報告認為建議者估

計之財務影響具不確定性，並僅就建議者大致之估算邏輯進行說明，另就各參數

推估結果呈現三個版本的數值範圍。 

1. 臨床地位 

建議者本次申請本品用於「2個月以上至未滿 13歲之第一型至第三型 SMA

病人」，對於健保而言同時存在取代及新增關係。其中包括取代現行 nusinersen

用於 12個月內發病確診且未滿 7歲即接受治療之病人；而本品用於 7歲至未滿

13歲之病人，對於健保則為新增關係。此外，建議者假設 nusinersen會有部分病

人因不良事件而轉換接受本品治療，且此族群對於健保而言會為取代關係，並會

取代 nusinersen之使用。 

2. 目標族群及本品使用人數估計 

建議者之推估方式與初次送件時之推估邏輯相同，採國發會人口估計之新生

兒人數[3]，並以我國研究之 SMA發生率推估每年新發生人數[4]，再以逐年累積

方式計算未滿 13歲且已發病之人數作為目標族群，並分為新生兒族群、轉換治

療族群及 7歲至未滿 13歲之新增族群。 

首先，建議者於第一型至第三型之每年新診斷病人數係依據我國研究估計之

發生率[4]，假設 2套 SMN2拷貝數病人為第一型，3套 SMN2拷貝數為第二型

或第三型病人，並排除 4套 SMN2之 SMA病人。其中，第一型病人在 2020年

以前，由於 nusinersen尚未納入健保給付，故依據我國文獻研究假設病人會於第

四年死亡[5]，而在 2020年以後只要符合 nusinersen給付規定之病人，則皆會接

受 nusinersen治療。而第二型與第三型病人則依據專家意見假設各為一半，再依

據專家意見假設第二型病人中屬於第二 a型（發病時間為年齡 6至 12個月大）

及第二 b型（發病時間為年齡 12至 18個月大）同樣各占一半。 

建議者依據每年新診斷 SMA 病人數估計結果，將當年度為新診斷且符合

nusinersen 給付規定之病人設定為新生兒族群；另以累積新診斷為 SMA 病人方

                                                 
c 建議者於申請資料中，並未針對版本二說明計算依據為何。 
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式，計算過去已接受 nusinersen治療族群，並假設此族群為未來可能轉換治療之

族群基數；再累積過去新診斷為 SMA病人，且不符合 nusinersen現行給付規定，

但符合本品申請給付規定之族群，並假設為新增族群。 

建議者假設未來五年本品於新生兒族群之市占率為 30%，其設定依據係考量

本品需用於 2個月以上發病族群，而 nusinersen並無此限制，故多數病人為避免

病況快速惡化，會先以 nusinersen進行治療；轉換治療族群則假設為 16%，其設

定係依據 ENDEAR試驗結果，接受 nusinersen治療之病人約有 16%病人會因不

良事件而中止治療[6]；而於新增族群之本品市占率則假設為 100%。 

建議者以此估計未來五年本品累積使用人數於第一年約介於34人與 35人之

間至第五年約介於 53人與 54人之間，其中新生兒族群之累積使用人數於第一年

約為 2人至第五年約為 10人；轉換治療族群之累積使用人數於第一年約為 7人

至第五年約為 11人；新增族群累積使用人數於第一年約介於 25人與 26人之間

至第五年約介於 32人與 33人之間。 

3. 本品年度藥費 

建議者於本品藥費計算上係依其建議價格計算，並參考仿單用法用量依不同

年齡及體重計算藥費。依據仿單用法用量顯示，SMA病人在 2個月至小於 2歲

族群之用法用量為每日每公斤 0.2 毫克；在 2 歲以上且體重小於 20 公斤族群之

用法用量為每日每公斤 0.25毫克；在 2歲以上且體重 20公斤以上族群之用法用

量為每日 5毫克。而後，建議者參考衛生福利部國民健康署（以下簡稱國健署）

公布之生長曲線資料分別計算不同年齡層之藥費。經上述估計後，預估本品之每

人每年藥費約介於 166萬元至 735萬元之間。 

建議者於新生兒族群藥費即依據上述不同年齡及增長之藥費計算；於轉換治

療族群部分則依據病人年齡分布之加權平均藥費計算；新增族群同樣依據上述不

同年齡及增長之藥費計算。 

建議者依其估計之年度藥費及本品使用人數，預估未來五年本品年度藥費於

第一年約介於 2.04億元與 2.22億元之間至第五年約介於 3.04億元與 3.40億元之

間。其中，新生兒族群之年度藥費於第一年約為 0.03億元至第五年約為 0.42億

元；轉換治療族群之年度藥費於第一年約為 0.42億元至第五年約為 0.71億元；

新增族群之年度藥費於第一年約介於 1.70億元與 1.77億元之間至第五年約介於

2.20億元與 2.27億元之間。 

4. 被取代藥費 

由於 nusinersen已納入健保給付用於「開始治療年齡未滿 7歲之第一型、第

二 a型」病人，故建議者預期本品用於此族群會取代現行 nusinersen之使用，並
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依據仿單用法用量計算第一年會接受 6劑治療，後續則每年會接受 3劑治療，以

此估計年度藥費分別為 1,470萬元與 735萬元。推估未來五年被取代藥費於第一

年約為 0.81億元至第五年約介於 1.54億元與 1.69億元之間。 

5. 財務影響 

依據建議者提出之健保給付範圍，經計算本品使用人數與年度藥費及被取代

藥費後，估計未來五年本品納入健保給付後之財務影響於第一年約介於 1.23 億

元與 1.42億元之間至第五年約介於 1.50億元與 1.71億元之間。 

本報告認為建議者提出之資料內容紊亂，但估算架構大致合宜，惟相關參數

之使用與計算過程仍有部分具不確定性之情況，本報告對建議者提供之財務影響

分析評論如下： 

1. 臨床地位 

本報告認為建議者設定本品納入健保給付對健保為合併關係之假設應屬合

理，惟對 nusinersen不耐受而轉換接受本品治療之族群是否為取代關係，本報告

對此存有疑慮。 

2. 目標族群與本品使用人數估計 

建議者依據國發會新生兒人口推估資料，並參考國內文獻設定發生率，且考

量 nusinersen納入健保給付前，第一型病人之存活情況，本報告認為估算架構應

屬合理，然而，本報告對建議者之參數使用及計算過程仍有所疑慮。首先，建議

者於 SMA發生率計算上以 SMN2拷貝數作為型別分類依據，本報告認為有不確

定性，且建議者於第二型及第三型病人發生率計算上排除 4 套 SMN2 拷貝數之

族群，本報告依據相關研究，認為第三型 SMA 病人仍可能具有 4 套或以上之

SMN2拷貝數[7]，若將其排除，恐低估發生率；其次，建議者雖依據我國研究之

第一型 SMA 病人平均死亡時間設定過去新診斷病人於第四年仍可接受

nusinersen治療，但該研究之平均死亡時間約在 31.9個月，故應設定在第三年較

為合理；再者，建議者於附件資料中係以 2019 年作為 nusinersen 納入健保給付

之時間點，經查詢健保給付規定，nusinersen係於 2020年 7月納入健保給付，如

此計算會高估使用 nusinersen之第一型 SMA族群；另外，建議者於第三型 SMA

病人數估計是從 2歲至 3歲之族群開始估計，然第三型 SMA病人應從 1.5歲開

始算起，建議者如此估計有低估藥費之可能；最後，建議者在估算第三型 SMA

病人時，係以當年度診斷可能為第三型之病人數推估，但第三型 SMA病人之發

病年紀約在 18個月以上，故應於隔年度計算此人數，而非當年度。 

本報告最終依據我國研究結果調整過去病人之死亡時間、參考健保給付規定

調整 nusinersen納入健保給付時間為 2020年及重新調整第三型 SMA病人計算方
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式後，並依據建議者設定之市占率進行估計，預估未來五年使用本品累積人數於

第一年為 62人至第五年為 87人。其中新生兒族群之累積使用人數於第一年為 2

人至第五年為 11人；轉換治療族群之累積使用人數於第一年為 8人至第五年為

12人；新增族群累積使用人數於第一年 52人之間至第五年 64人。 

3. 本品年度藥費 

建議者依其申請價格，並參考仿單用法用量及國健署公告之生長曲線標準體

重計算藥費。本報告認為生長曲線為標準體重，未考量可能之體重變異，但以此

方式計算仍可接受，故建議者於新生兒族群與新增族群之藥費計算尚可接受。但

因建議者設定 nusinersen納入健保給付時間有誤，故於轉換治療族群之加權藥費

會有高估情形。 

本報告經調整本品使用人數及轉換治療族群之加權藥費，並將 1.5歲至 2歲

之本品藥費以半年計算後，估計未來五年本品年度藥費於第一年約為 3.88 億元

至第五年約為 5.49億元，其中，新生兒族群於第一年約為 0.03億元至第五年約

為 0.47億元；轉換治療族群於第一年約為 0.42億元至第五年約為 0.71億元；新

增族群於第一年約為 3.43億元至第五年約為 4.31億元。 

4. 被取代藥費 

建議者預期本品用於新生兒族群會取代現行 nusinersen 之使用，且對

nusinersen 不耐受之族群同樣會有取代效果，並依據 nusinersen 之健保支付價格

與用法用量計算其藥費。本報告認為建議者於藥費估算方式應屬合理，惟建議者

引用 ENDEAR試驗之 16%為因不良事件而停止治療比例，此類病人在現有情境

下即不會再接受 nusinersen 治療，故以此比例計算所代表之意義為不會取代

nusinersen。因此，本報告於基礎分析中以新增關係計算轉換治療族群，未計算

被取代藥費。以此估計未來五年被取代藥費於第一年約為 0.29 億元至第五年約

為 0.96億元。 

5. 財務影響 

本報告經調整病人數估計方式，並假設轉換治療族群為新增關係重新計算財

務影響，依據建議者設定之市占率進行估計，預估未來五年本品納入健保給付後

之財務影響於第一年約為 3.59億元至第五年約為 4.53億元。 

6. 敏感度分析與情境分析 

本報告考量第二型與第三型 SMA發生率對財務影響程度較高，故依據建議

者所設定之發生率進行敏感度分析，預估未來五年本品納入健保給付後之財務影

響於第一年約為 1.73億元至第五年約為 2.32億元。 
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另，本報告考量對 nusinersen不耐受而轉換接受本品治療之族群是否為取代

關係具不確定性，故以情境分析方式假設若為取代關係之情境下，預估未來五年

本品納入健保給付後之財務影響於第一年約為 3.00億元至第五年約為3.58億元，

且若同時依據建議者設定之發生率進行敏感度分析，則未來五年財務影響於第一

年約為 1.37億元至第五年約為 1.59億元。 

 

健保署藥品專家諮詢會議後更新之財務影響評估 

 本案經 2023年 2月份藥品專家諮詢會議討論，會議結論建議將本品納入給

付，與 Spinraza（nusinersen）同時給付於「3歲內發病確診」及「開始治療年齡

滿 7歲且臨床評估運動功能指標 RULM≧15」之 SMA個案，惟本品另限用於治

療年齡兩個月以上、未滿 18歲之病人。本報告根據建議給付範圍、初核支付價

格並調整評估年度為 2023年至 2027年後更新財務影響。 

若本品與 Spinraza（nusinersen）同時給付，且本品未限制用於未滿 18歲病

人，推估未來五年本品使用人數為第一年 92人至第五年 91人，本品年度藥費約

為第一年 6.24億元至第五年 6.07億元，對健保之財務影響約為第一年增加 6.12

億元至第五年增加 5.71億元。 

若本品再限用於未滿 18歲病人，則未來五年本品使用人數為第一年 28人至

第五年 31人，本品年度藥費約為第一年 1.86億元至第五年 1.97億元，對健保之

財務影響約為第一年增加 1.74億元至第五年增加 1.6億元。 
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