Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 32/2023 z dnia 6 marca 2023 roku
w sprawie objecia refundacjg lekéw zawierajgcych
substancje czynng colistinum we wskazaniu pozarejstracyjnym:
pierwotna dyskineza rzesek

Rada Przejrzystosci uwaza za zasadng kontynuacje refundacji lekow
zawierajgcych substancje czynng colistinum we wskazaniu pozarejstracyjnym:
pierwotna dyskineza rzesek.

Uzasadnienie

Przedmiotem opinii jest ocena zasadnosci dalszego finansowania ze srodkdéw
publicznych lekow zawierajgcych kolistyne we wskazaniu: pierwotna dyskineza
rzesek (PCD — primary ciliary dyskinesia). Rada Przejrzystosci kilkakrotnie
pozytywnie opiniowata wymienionq substancje czynng w odniesieniu
do ww. wskazania — ostatnia ORP nr 73/2020 z dnia 6 kwietnia 2020 r.
Niniejsza opinia stanowi aktualizacje danych zawartych w poprzednim
stanowisku Radly.

PCD to rzadkie, genetycznie heterogenne, pierwotne zaburzenie uktadu
oddechowego charakteryzujgce sie przewlektq chorobg gdrnych i dolnych
drég oddechowych. Obliczana czestos¢ wystepowania PCD wynosi od 1/15000
do 1/30000 zywych urodzen i prawdopodobnie jest niedoszacowana.
PCD jest chorobq rozpoznawangq rzadko.

Kolistyna to cykliczny polipeptydowy lek przeciwbakteryjny, nalezgcy do grupy
polimyksyn, ktore powodujg uszkodzenie bfony komdrkowej bakterii.
Polimyksyny dziatajg wybidrczo na bakterie Gram-ujemne.

W aktualnym przeglgdzie wytycznych praktyki klinicznej nie odnaleziono nowych
rekomendacji dotyczqcych zastosowania kolistyny we wskazaniu pierwotna
dyskineza rzesek.

W ramach wyszukiwania dowoddw naukowych odnaleziono jedno pierwotne,
jednoosrodkowe badanie retrospektywne (Holgersen 2021) opisujgce sposob
postepowania w zakazeniach wywotanych przez Achromobacter species (AS)
u pacjentow z PCD. Do badania wigczono 136 pacjentow, u 26 z nich stwierdzono
AS w wydZzielinie z drég oddechowych. Eradykacje AS osiggnieto u 61,5% (16/26)
pacjentow. Osiemnastu pacjentow przyjmowato antybiotyki wziewne,
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a najczesciej stosowanym byta kolistyna (68,5% przypadkdow). Nie wskazywano
wielkosci dawek stosowanych lekéw ani danych dotyczgcych skutecznosci
leczenia w podziale na poszczegdlne preparaty.

We weczesniejszych opracowaniach AOTMIT przytoczono prace przeglgdowe,
ktorych autorzy zwracali uwage na brak wysokiej jakosci dowoddw naukowych
na skutecznosc jakiejkolwiek terapii w pierwotnej dyskinezie rzesek. Zalecane jest
elastyczne i zindywidualizowane podejscie do pacjenta. Stosowane schematy
leczenia oparte sq na zaleceniach dotyczgcych innych przewlektych chorob ptuc,
najczesciej mukowiscydozy. W trakcie leczenia powinno sie zwraca¢ uwage
na utrzymanie czystosci drog oddechowych, racjonalne wykorzystanie
antybiotykow w trakcie wystepujgcych infekcji bakteryjnych oraz unikanie
szkodliwych czynnikow zewnetrznych, ktore mogq prowadzi¢ do zaostrzen
choroby.

Podsumowujqc od wydania poprzedniej opinii nie pojawity sie nowe dowody
naukowe wskazujgce na koniecznos¢ zmiany dotychczasowego wnioskowania.
Uwzgledniajgc powyisze dane Rada uznaje za zasadne kontynuacje refundacji
lekdw zawierajgcych substancje czynnq colistinum we wnioskowanym wskazaniu
pozarejestracyjnym.

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 40 ustawy o refundacji lekdw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2022 r., poz. 2555 z pdzn. zm.), w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 5
ustawy z 27 sierpnia 2004 r. o Swiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze $rodkéw publicznych
(Dz. U. 22022 r., poz. 2561 z pdin. zm.), z uwzglednieniem opracowania Opracowanie na potrzeby oceny
zasadnos$ci dalszego finansowania lekdw zawierajgcych dang substancje czynng we wskazaniach innych
niz wymienione w Charakterystyce Produktu Leczniczego nr 0T.422.1.20.2023 (Aneks do opracowania nr:
0T.4321.65.2019) ,Kolistyna, dornaza alfa we wskazaniu: pierwotna dyskineza rzesek”; data ukorczenia
03.03.2023.



