Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 331/2018 z dnia 20 grudnia 2018 roku
w sprawie substancji czynnych levodopum + benserazidum,
levodopum + carbidopum we wskazaniach pozarejestracyjnych

Rada Przejrzystosci uwaza za zasadnq kontynuacje refundacji produktow
leczniczych, zawierajgcych substancje czynne levodopum + benserazidum,
levodopum + carbidopum we wskazaniach innych niz ujete w charakterystyce
produktu leczniczego, tj.: dystonia wrazliwa na lewodope inna niz w przebiegu
choroby i zespotu Parkinsona; niedobor hydroksylazy tyrozyny.

Uzasadnienie

W wyniku wyszukiwania aktualizacyjnego nie odnaleziono nowszych
wytycznych klinicznych dotyczqcych dystonii reagujgcej na lewodope (w tym
niedoboru hydroksylazy tyrozyny), niz przedstawione w raporcie Agencji z 2013
r. nr AOTM-RK-434-18/2013, tj. wytyczne EFNS 2011; w opracowaniu Agencji
z2016 r. (AOTMIT-0T-434-55/2015) wskazano na te same rekomendacje.

W wyniku wyszukiwania nie odnaleziono rowniez badan spetniajgcych kryteria
selekcji do przeglgdu. Odnalezione publikacje stanowity opisy przypadkow.

Dystonia wrazliwa na lewodope nalezy do grupy dystonii ,plus”, w ktdrej
objawom dystonicznym mogq towarzyszyc¢ objawy zespotu parkinsonowskiego.
Cechqg charakterystycznq tej choroby jest dobra rekcja na leczenie niskimi
dawkami lewodopy (typowa dobowa dawka podtrzymujgca 200-300 mg).
Leczenie opisywanej dystonii przy pomocy lewodopy nalezy do standardowych
metod farmakoterapii w praktyce klinicznej na catym swiecie. Wyniki badan
o charakterze opisow przypadkdw potwierdzajq skutecznos¢ kliniczng
tej metody leczenia.

Niedobor hydroksylazy tyrozyny jest defektem genetycznym zaburzajgcym
aktywnosc¢ szlaku syntezy amin katecholowych. W wyniku mutacji dochodzi
do obnizenia stezenia dopaminy, noradrenaliny i adrenaliny, co manifestuje sie
przede wszystkim objawami zespofu parkinsonowskiego. Zastosowanie
lewodopy pozwala na dostarczenie substratu do syntezy amin, co koryguje
ich niedobory, a zarazem znosi lub znacznie ogranicza objawy kliniczne choroby.
Niedobor hydroksylazy tyrozyny spetnia kryteria choroby ultrarzadkiej
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iwzwigzku z tym dowody kliniczne dotyczgce zastosowania lewodopy
sq bardzo skromne i obejmujq jedynie analizy przypadkow.

Nalezy zauwazyé, ze finansowanie leku we wnioskowanych jednostkach
chorobowych wigze sie z bardzo niskimi obcigzeniami dla budzetu ptatnika
publicznego, co jest dodatkowym argumentem przemawiajgcym za jego
refundowaniem.

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 40 ustawy z 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych

specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2016 r., poz. 1536 z pdzn. zm.)

Wykorzystane zrédta danych:

1. Opracowanie na potrzeby oceny zasadnosci dalszego finansowania lekéw zawierajacych dang substancje
czynng we wskazaniach innych niz wymienione w Charakterystyce Produktu Leczniczego, Aneks do raportu

nr: 0T.4321.22.2018 ,Levodopum + benserazidum, Levodopum + carbidopum we wskazaniach innych
niz okreslone w ChPL”. Data ukonczenia: 11 grudnia 2018 r.



