Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 321/2019 z dnia 7 pazdziernika 2019 roku
w sprawie substancji czynnej arsenicum trioxidum we wskazaniu
pozarejestracyjnym: C92.4 ostra biataczka promielocytowa
w przypadku: pacjentédw ponizej 18 roku zycia z rozpoznaniem ostrej
biataczki promielocytowej charakteryzujgce;j sie translokacjg t(15;17)
i (lub) obecnoscig genu PML/RAR-alfa

Rada Przejrzystosci uwaza za zasadnq kontynuacje refundacji lekow
zawierajgcych  substancje czynng arsenicum trioxidum we wskazaniu
pozarejestracyjnym: (C92.4 ostra biataczka promielocytowa w przypadku:
pacjentow ponizej 18 roku Zycia z rozpoznaniem ostrej biataczki
promielocytowej charakteryzujqcej sie translokacjq t(15;17) i (lub) obecnosciq
genu PML/RAR-alfa.

Uzasadnienie

Aktualne dowody naukowe (Zhang 2018, AAML0631 - Kutny 2017, Creutzig
2017) oraz wytyczne miedzynarodowych organizacji medycznych wskazujg
na istotne zastosowanie kliniczne produktow leczniczych zawierajqgcych tritlenek
diarsenu w zakresie wskazan do stosowania, sposobu podawania odmiennych
niz te okreslone w Charakterystyce Produktu Leczniczego. W ostrej biataczce
promielocytowej, ktora stanowi 5-10% przypadkow dzieciecej ostrej biataczki
szpikowej, pierwszq liniq leczenia, wywotujgcq remisje catkowite w ponad 90%
przypadkow, jest podawanie kwasu catkowicie-trans-retinowego (ATRA)
i antracyklin. Po zastosowaniu tego leczenia u okofo 25% pacjentow dochodzi
do nawrotu choroby, zazwyczaj po 10 latach. W przypadkach opornych
na leczenie pierwszej linii i nawrotowych, w ktdrych nie mozna juz zastosowac
lekow antracyklinowych ze wzgledu na ich kumulatywnq kardiotoksycznosc,
aktualne wytyczne miedzynarodowe zalecajq zastosowanie tritlenku diarsenu
jako skuteczne, chociaz toksyczne, leczenie drugiej linii.

Wymieniona substancja czynna zostata pozytywnie zaopiniowana przez Rade
Przejrzystosci 7 listopada 2016 r. (ORP 320/2016). Nowe dowody naukowe
potwierdzajg zasadnos¢ kontynuowania refundacji substancji czynnej
we wskazaniu: pacjenci ponizej 18 roku zycia z rozpoznaniem ostrej biataczki
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promielocytowej charakteryzujqcej sie translokacjg t (15;17) i (lub) obecnosciq
genu PML/RAR-alfa.

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 2019 r., poz. 784 z pdin. zm.).

Wykorzystane zrddta danych:

1. Opracowanie na potrzeby oceny zasadnosci dalszego finansowania lekéw zawierajgcych dang substancje
czynng we wskazaniach innych niz wymienione w Charakterystyce Produktu Leczniczego, aneks do raportu
nr: 0T.434.29.2016 , Arsenicum trioxidum we wskazaniach: pacjenci ponizej 18 roku zycia z rozpoznaniem
ostrej biataczki promielocytowej charakteryzujacej sie translokacjg t (15;17) i (lub) obecnoscia genu
PML/RAR alfa”. Data ukoriczenia: 02 pazdziernik 2019 r.



