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Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 83/2020 z dnia 20 kwietnia 2020 roku
w sprawie objecia refundacjg lekow zawierajgcych substancje czynng
sirolimusum w zakresie wskazan do stosowania lub dawkowania, lub
sposobu podawania odmiennych niz okreslone w Charakterystyce
Produktu Leczniczego tj. angiomatoza

Rada Przejrzystosci uwaza za zasadng kontynuacje refundacji lekow
zawierajgcych  substancje  czynng  sirolimusum we wskazaniach
pozarejestracyjnych: angiomatoza.

Uzasadnienie

Angiomatoza jest rzadkim schorzeniem nalezgcym do malformacji
naczyniowych, heterogennej grupy roznorodnych zmian zbudowanych
z dysplastycznych naczyn, zwykle z dominujgcym jednym ich rodzajem.
Sq to zmiany wrodzone, niepodlegajgce samoistnej inwolucji, ktore nie majg
charakteru proliferacyjnego. Objawy kliniczne zaburzen naczyniowych obejmujg
oszpecenie, przewlekty bol, nawracajgce infekcje, koagulopatie, dysfunkcje
narzqgdow, a nawet zgon. W przebiegu choroby obserwuje sie pogorszenie
objawow i jakosci zycia. Istnieje takze potencjalne ryzyko transformacji zmiany
w kierunku nowotworu ztosliwego.

W dniu 22 maja 2017 r. Rada Przejrzystosci wydata pozytywnq opinie w sprawie
objecia refundacjg lekow zawierajgcych sirolimusum w przypadku angiomatozy.
W uzasadnieniu przedstawiono wyniki badan oraz opisy przypadkow
dotyczqcych  malformacji  naczyniowych. Podkreslono  przy  tym,
ze sq to schorzenia rzadkie, w zwigzku z czym liczba dowodow naukowych
dotyczqcych ich leczenia jest niewielka. Choc¢ brak jest dowoddw naukowych
ukazujgcych jednoznacznie skutecznosc sirolimusu w angiomatozie, to jednak
moze on stanowic¢ dodatkowq opcje terapeutyczng, gdy inne metody leczenia
okazq sie nieskuteczne lub niemozliwe. Populacja docelowa w Polsce wynosi
do 10 0sob w ciggu roku.

W przygotowanym obecnie przez AOTMIT raporcie ponownie nie odnaleziono
dowodow naukowych dla zastosowania sirolimusu we wskazaniu angiomatoza.
Ztego wzgledu wiqgczono badania przeprowadzone w szerszej populacji, tj. wsrod
chorych z malformacjami naczyniowymi. Wskazujq one na mozliwy korzystny
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wptyw sirolimusu na jakos¢ Zycia pacjentow oraz poziom nasilenia objawdw
anomalii naczyniowych, do ktdrych nalezy angiomatoza. Mowa o dwodch
jednoramiennych prospektywnych badaniach pierwotnych: Hammer 2018 i Ozeki
2019. Czesciowa odpowiedz na leczenie wystqpita u wszystkich chorych leczonych
w badaniu Hammer 2018 oraz u pofowy pacjentdow z badania Ozeki 2019. Wyniki
wskazujg na poprawe jakosci Zycia pacjentow m.in. w zakresie mobilnosci
lub funkcjonowania poszczegdlnych narzqdow, redukcji bolu, krwawienia
lub sgczenia, redukcji lub ustgpienia infekcji.

W przeciwienstwie do wynikédw badan uwzglednionych w raporcie z 2017 r.,
w ktorych pojawity sie doniesienia o ciezkich i zagrazajqgcych Zyciu zdarzeniach
niepozgdanych zwigzanych z dziataniem sirolimusu, autorzy publikacji do badanr
Hammer 2018 i Ozeki 2019 ocenili, ze terapia bytfa dobrze tolerowana.

Odnalezione zostaty ponadto japoriskie rekomendacje Mimura 2017 dotyczqce
leczenia naczyniakéw | malformacji naczyniowych. Wskazano w nich
na doniesienia dotyczqce stosowania sirolimusu oraz innych lekow u pacjentow
z anomaliami limfatycznymi. Zwrdcono uwage, ze mimo opisu przypadkow
odpowiedzi na leczenie farmakologiczne, ocena skutecznosci poszczegolnych
terapii jest utrudniona ze wzgledu na czeste stosowanie terapii skojarzonej.

Reasumujqgc, Rada Przejrzystosci uznaje za zasadnq kontynuacje refundacji lekow
zawierajgcych substancje czynnq sirolimusum w ocenianym wskazaniu.

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 40 ustawy o refundacji lekow, srodkdw spozywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego oraz wyroboéw medycznych (Dz. U. z 2019 r., poz. 784 z pdin. zm.), w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 5
ustawy z 27 sierpnia 2004 r. o s$wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U.
22019 r., poz. 1373 z pdzn. zm.), z uwzglednieniem opracowania nr: 0T.4321.66.2019 ,Sirolimus we wskazaniu:
angiomatoza”, data ukoriczenia 14.04.2020 .



