Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 345/2019 z dnia 21 pazdziernika 2019 roku
w sprawie substancji czynnej sirolimusum we wskazaniu
pozarejestracyjnym: cytopenie w przebiegu autoimmunizacyjnego
zespotu limfoproliferacyjnego - oporne na stosowanie steroidéw
lub przy zbyt nasilonych objawach niepozgdanych przewlektej
steroidoterapii w wysokich dawkach

Rada Przejrzystosci uwaza za zasadnq kontynuacje refundacji lekow
zawierajgcych substancje czynngq sirolimusum we wskazaniu pozarejestracyjnym:
cytopenie w przebiegu autoimmunizacyjnego zespotu limfoproliferacyjnego -
oporne na stosowanie steroidow Ilub przy zbyt nasilonych objawach
niepozqgdanych przewlektej steroidoterapii w wysokich dawkach.

Uzasadnienie

W wyniku aktualizacji danych, na podstawie ktdorych Rada wydata pozytywng
opinie w 2016 roku, odnaleziono kolejne dowody wspierajgce wnioskowanie
o zasadnosci dalszego refundowania sirolimusu we wnioskowanym wskazaniu.
Odnaleziono 2 badania opisowe spetniajgce kryteria wtgczenia.

W badaniu Bevacqua 2019 zaobserwowano poprawe kliniczng u pacjentow
pediatrycznych z autoimmunologicznym zespotem limfoproliferacyjny (ALPS).
Nie odnotowano powaznych zdarzen niepozgdanych. Leczenie przerwano
w dwdch przypadkach: w jednym przypadku z powodu braku skutecznosci i ztej
tolerancji, a w drugim przypadku z powodu wystgpienia bakteryjnego zapalenia
ptuc. Autorzy stwierdzajq, ze stosowanie niskich dawek inhibitorow mTOR moze
prowadzi¢ do poprawy klinicznej pacjentow jednoczesnie zachowujgc dobry
profil bezpieczenstwa.

W  opisie  dwdch  przypadkow  dzieci leczconych na  cytopenie
w autoimmunizacyjnym zespole limfoproliferacyjnym przy zastosowaniu
syrolimusu (Cayrol 2017) obserwowano szybkq odpowiedz w ciggu miesigca
z catkowitym ustgpieniem cytopenii. Nie odnotowano dziatan niepozqdanych.
Autorzy stwierdzili, ze syrolimus jest skutecznym | bezpiecznym lekiem
do kontrolowania dzieci z cytopeniq zwigzanq z ALPS.
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Opinia Rady Przejrzystosci AOTMIT nr 345/2019 z dnia 21 paZzdziernika 2019 r.

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

Wykorzystane zrddfa danych:

1. Opracowanie na potrzeby oceny zasadnosci dalszego finansowania lekéw zawierajgcych dang substancje
czynna we wskazaniach innych niz wymienione w Charakterystyce Produktu Leczniczego, Aneks do raportu
nr: OT.4321.54.2019 ,Sirolimus we wskazaniu: cytopenie w przebiegu autoimmunizacyjnego zespotu
limfoproliferacyjnego - oporne na stosowanie steroidéw lub przy zbyt nasilonych objawach niepozadanych
przewlektej steroidoterapii w wysokich dawkach”. Data ukoriczenia: 14 paZdziernika 2019 r.



