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w sprawie substancji czynnej ciclosporinum
we wskazaniach pozarejestracyjnych

Rada Przejrzystosci uwaza za zasadnq dalszq refundacje lekdw zawierajgcych
substancji czynnej ciclosporinum we wskazaniach pozarejestracyjnych: aplazja
lub hipoplazja szpiku kostnego, biataczka z duzych granularnych limfocytow T;
wybidorcza aplazja ukfadu czerwonokrwinkowego; zespot  aktywacji
makrofagow; zespot hemofagocytowy matoptytkowos¢ oporna na leczenie;
zespot mielodysplastyczny — - leczenie paliatywne; stan po przeszczepie
koriczyny, rogowki, tkanek lub komaorek.

Uzasadnienie

Cyklosporyna jest stosowanym od wielu lat lekiem immunosupresyjnym.
Dowody naukowe oraz wytyczne praktyki klinicznej, ktore pojawity sie w okresie
od ostatniej opinii Rady Przejrzystosci potwierdzajg uzytecznos¢ kliniczng
ocenianej technologii w powyzszych wskazaniach.

Analiza kliniczna posiada liczne ograniczenia ze wzgledu na liczne badania
niskiej jakosci, matq liczbe pacjentow biorgcych udziat w badaniach,
odmiennosc¢ populacji w stosunku do populacji wnioskowanej, rézne dawki
cyklosporyny oraz stosowanie jej w skojarzeniu z innymi lekami.

Dostepne dowody naukowe wskazujq jednak na mozZliwqg skutecznosc
cyklosporyny stosowanej w terapii skojarzonej w aplazji lub hipoplazji szpiku
kostnego (Sasaki 2019, Shah 2018, Atta 2017, Cui 2017, Nishikawa 2016, Vaht
2017, Wan 2016), w biataczce z duzych granularnych limfocytéow T (Sanikommu
2017), zespole aktywacji makrofagow (Garci’a-Pavo’'n 2016), wybidrczej aplazji
uktadu  czerwonokrwinkowego  (Balasubramanian 2018, Wu 2018),
matoptytkowosci opornej na leczenie (Liu 2016, Cataland 2017), w zespole
mielodysplastycznym (Haider 2016) oraz w stanach po przeszczepie (Finke 2017,
Mutalik 2017, Torlen 2016, Ruutu 2018, Rodriguez-Perdlvarez 2017). Natomiast
publikacje dotyczqce zespoftu hemofagocytowego nie wskazujq na korzysci
z zastosowania cyklosporyny w zakresie skutecznosci lub OS (Wang 2016,
Bergsten 2017).
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Odnaleziono 11 wytycznych klinicznych zalecajgcych stosowanie cyklosporyny
w leczeniu pacjentow z: aplazjq lub hipoplazjg szpiku kostnego (BSH 2017),
biataczkq z duzych granularnych limfocytow T (NCCN 2019, NCI 2019),
wybiorczq aplazjq uktadu czerwonokrwinkowego (NCCN 2019b, BSH 2018),
matoptytkowosciq odpornq na leczenie (JWG 2018, RCHT 2017), zespotami
mielodysplastycznymi nie ograniczonymi jednak do leczenia paliatywnego (CCO
2018, NCCN 2019 MDS, NCI 2019) oraz po przeszczepieniu koriczyny, rogowki,
tkanek lub komodrek (PTT 2016). Nie odnaleziono rekomendacji praktyki
klinicznej dla: zespotu aktywacji makrofagow (MAS), ale odnaleziono dwie
publikacje, w ktdrych przedstawiono opcje terapeutyczne stosowne w leczeniu
MAS - Halyabar 2019 i Zalewska 2018.

Uwzgledniajgc dostepne dowody naukowe oraz wieloletnie doswiadczenie
i ugruntowanq pozycje w lecznictwie, cyklosporyna powinna byc¢ dostepna,
jako jedna z alternatyw terapeutycznych, we wskazaniach pozarejestracyjnych
wymienionych we wniosku.

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 ,Cyklosporyna
w wybranych wskazaniach pozarejestracyjnych”, Aneks do raportu nr: BOR.434.11.2016, data ukonczenia:
10 kwietnia 2019 r.



