Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 31/2023 z dnia 6 marca 2023 roku
w sprawie objecia refundacjg lekdw zawierajgcych substancje czynng
fumaran dimetylu w wybranych wskazaniach pozarejestracyjnych:
leczenie pacjentdw w wieku od 12 lat w ramach programu lekowego
B.29 ,Leczenie chorych na stwardnienie rozsiane (ICD-10: G35)”

Rada Przejrzystosci uwaza za zasadng kontynuacje refundacji lekow
zawierajgcych substancje czynng fumaran dimetylu we wskazaniach innych
niz okreslone w Charakterystyce Produktu Leczniczego, tj. leczenie pacjentow
w wieku od 12 lat w ramach programu lekowego B.29 ,Leczenie chorych
na stwardnienie rozsiane (ICD-10: G35)”.

Uzasadnienie

Fumaran dimetylu byt dwukrotnie przedmiotem oceny Agencji w powyzszym
wskazaniu. W 2017 r., jak rowniez w 2020 r. otrzymat pozytywne opinie Rady.
Jak podkreslono, wprawdzie nie okreslono bezpieczenstwa i skutecznosci
stosowania lekdw zawierajqcych te substancje czynnqg u dzieci od 12 roku Zycia,
jednak towarzystwa neurologiczne dopuszczajg mozliwosc¢ leczenia dzieci z SM
w wieku <16 lat, pod warunkiem, iz bedzie ono prowadzone w specjalnych
klinikach pod opiekg zespotu lekarskiego, sktadajgcego sie z neurologow
i neurologdw dzieciecych majqgcych doswiadczenie w leczeniu SM. Odnotowano
brak randomizowanych badan klinicznych dotyczgcych stosowania ocenianej
substancji w populacji pediatrycznej.

Program lekowy B.29 , Leczenie chorych na stwardnienie rozsiane (ICD-10 G35)”
przewiduje leczenie fumaranem dimetylu pacjentow w wieku od 12 roku Zycia.

Przeprowadzona aktualizacja danych wykazata jeden dokument kanadyjskich
wytycznych CMSWG 2020 odnoszqcych sie do postepowania w stwardnieniu
rozsianym u dzieci (ang. Pediatric-Onset Multiple Sclerosis, POMS).
W wytycznych zaleca sie wczesne rozpoczecie leczenia POMS terapiami
modyfikujgcymi przebieg choroby, ktore sq zarejestrowane do stosowania
w populacji dorostych. Leczone dzieci i mfodziez ze stwardnieniem rozsianym
powinny by¢ kompleksowo monitorowane.

Dodatkowo zidentyfikowano badanie RCT CONNECT (Vermersch 2022)
obejmujqce szerszq populacje niz oceniana tj. pacjentow w wieku 10-17 lat
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(N=150) i oceniajgce skutecznos¢ oraz bezpieczeristwo DMF w poréwnaniu
z IFNB-1a. W badaniu CONNECT wyniki przedstawiono fqcznie dla catej populacji
(liczba pacjentow w wieku 10-12 lat wynosita 15). W badaniu odnotowano,
iz wiecej pacjentow z POMS leczonych DMF byto wolnych od nowych lub nowo
powiekszajgcych sie zmian T2-zaleznych — odnotowano istotnqg wzgledng
redukcje 0 62,0% (95% Cl, 37,9%-76,7%; p<0,001) w grupie DMF wzgledem IFNB-
la. Rowniez skorygowany ARR byt nizszy wsrod pacjentow stosujgcych DMF
w porownaniu z pacjentami leczonymi interferonem B-1a. Liczba zdarzen
niepozgdanych zaistniatych w trakcie leczenia (TEAEs) byta zblizona w grupach
DMF i IFNB-1a i wystgpita odpowiednio u 74 (94,9%) pacjentéw leczonych DMF
iu69(958%)w grupie IFNB-1a.

Z wytycznych ABN 2015 i PTN 2016 oraz NHS 2019 przedstawionych
w poprzednich raportach (2017 i 2019) wynika, ze leki stosowane w populacji
dorostych, w tym fumaran dimetylu, peginterferon beta-1a i teriflunomid, mogg
byc¢ stosowane w populacji mtodziezy w wieku 16-18 lat, a leczenie dzieci
mtodszych powinno odbywac sie pod nadzorem neurologow dzieciecych
posiadajgcych doswiadczenie w tym zakresie.

Biorgc powyzisze dane pod uwage Rada Przejrzystosci uznaje, ze od czasu
wydania poprzedniej opinii nie pojawity sie nowe dane uzasadniajgce zmiane
pozytywnej opinii dotyczqcej refundacji lekow zawierajgcych substancje czynng
fumaran dimetylu w leczeniu pacjentow w wieku od 12 lat w ramach programu
lekowego B.29.

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 40 ustawy o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego oraz wyrobédw medycznych (Dz. U. z 2022 r., poz. 2555 z p6in. zm.), w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 5
ustawy z 27 sierpnia 2004 r. o Swiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw publicznych
(Dz. U. 22022 r., poz. 2561 z pdin. zm.), z uwzglednieniem opracowania Opracowanie na potrzeby oceny
zasadnosci dalszego finansowania lekéw zawierajacych dang substancje czynng we wskazaniach innych
niz wymienione  w Charakterystyce  Produktu Leczniczego nr 0T.422.1.7.2023, 0T.422.1.7.2023
(Aneks doopracowania nr 0T.4321.69.2019, 0OT.434.21.2017) ,Fumaran dimetylu i peginterferon beta-1a
we wskazaniu: leczenie pacjentéw w wieku od 12 lat w ramach programu lekowego B.29 ,Leczenie chorych
na stwardnienie rozsiane (ICD-10: G35)” ; data ukonczenia 1 marca 2023 r.



