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Opinia Rady Przejrzystosci
nr 59/2019 z dnia 5 marca 2019 roku
w sprawie substancji czynnej clofarabinum we wskazaniach
pozarejestracyjnych: profilaktyka inwazyjnych zakazen grzybiczych
u pacjentow wysokiego ryzyka z zespotami przebiegajgcymi
z niedoborami odpornosci

Rada Przejrzystosci uwaza za zasadnq dalszq refundacje lekdw zawierajgcych
substancje czynnq clofarabinum we wskazaniach pozarejestracyjnych:

« histiocytoza z komorek Langerhansa niesklasyfikowana gdzie indziej —
w trzeciej linii leczenia (ICD-10: D76.0);

o ostra biataczka szpikowa - u dzieci i mtodziezy do ukoriczenia 18 roku zycia,
u ktorych zdiagnozowano pierwotnie oporng ostrq biataczke szpikowq lub
jej pierwszq wznowe oporng na leczenie Il linii oraz u dzieci i mtodziezy
do ukoriczenia 18 roku Zycia, u ktorych stwierdzono drugg wznowe ostrej
biataczki szpikowej (ICD-10: C92.0).

Uzasadnienie

Dostepne sq stabej jakosci dowody naukowe, wskazujgce na efektywnosc
klofarabiny zarowno w histiocytozie z komdrek Langerhansa, jak tez w leczeniu
ratunkowym ostrej biataczki szpikowej (AML) u dzieci. W wyniku wyszukiwania,
nie zidentyfikowano nowych wytycznych klinicznych dotyczqcych zastosowania
klofarabiny we wnioskowanych wskazaniach, ktdre pojawity sie od czasu
wydania poprzedniej opinii Rady Przejrzystosci.

Zidentyfikowano dwa badania niskiej jakosci dotyczqce zastosowania
klofarabiny u pacjentow z ostrg biataczkq szpikowg (Messinger, 2017 i Grain,
2016). W badaniu Messinger 2017, stosowanie leku u pacjentéow z chorobg
nawrotowq lub oporng na leczenie pozwolifo na uzyskanie odpowiedzi
catkowitej lub catkowitej z niepetnq regeneracjg hematologiczng u 29%
pacjentow, zas u 12% uzyskano odpowiedz czesciowq. 60 miesieczny OS wyniost
24%, przy medianie przezycia 3,2 miesigce (95% Cl 0-8,7 miesigca).

W badaniu Grain 2016, raportowano wyniki leczenia skojarzonego klofarabing i
cytarabing, przygotowujgcego do alloprzeczczepienia szpiku, u dwoch
pacjentow w wieku 9 i 15 lat z opornym pierwszym nawrotem AMIL.
U pierwszego pacjenta stwierdzono brak odpowiedzi i progresje choroby
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po 33 dniach od przeszczepienia. U drugiego pacjenta uzyskano odpowiedz
catkowitq, jednakze w 54 miesiqcu od przeszczepienia doszto do wznowy.

Wedtug dostepnych rekomendacji, klofarabine wymienia sie jako terapie
ratunkowg w leczeniu nawrotu biataczki szpikowej opornej na leczenie
u pacjentow pediatrycznych (Creutzig 2013; PTAC 2012). Podobnie,
w rekomendacji dotyczqcej leczenia histiocytozy z komdrek Langerhansa
u dzieci i mtodziezy do ukonczenia 18 roku Zycia, klofarabina wymieniana jest
jako jeden z lekow stosowanych w tym wskazaniu (Girschikofsky 2013).

Podsumowujqc, zidentyfikowane od ostatniego raportu badania nie zmieniajq
wczesniejszej opinii Rady. W zwigzku z powyzszym Rada podtrzymuje
pozytywnqg opinie w zakresie refundacji klofarabiny we wnioskowanych
wskazaniach.

Tryb wydania opinii

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

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

Wykorzystane Zrédta danych:

1. Opracowanie na potrzeby oceny zasadnosci dalszego finansowania lekdw zawierajacych dang substancje
czynng we wskazaniach innych niz wymienione w Charakterystyce Produktu Leczniczego ,Klofarabina

we wskazaniach innych niz okreslone w ChPL”, raport nr: 0T.4321.7.2019, data ukonczenia: 22 lutego
2018 r.



