Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 69/2023 z dnia 17 kwietnia 2023 roku
w sprawie objecia refundacjg lekdw zawierajgcych substancje czynng
prednisonum w wybranych wskazaniach pozarejestracyjnych

Rada Przejrzystosci uwaza za zasadng kontynuacje refundacji lekow
zawierajgcych substancje czynng prednisonum w wybranych wskazaniach
pozarejestracyjnych: miopatia wrodzona u dzieci do 18 roku Zycia.

Uzasadnienie

Miopatie wrodzone to choroby miesni uwarunkowane genetycznie, w ktorych
na podstawie badania histopatologicznego wycinka miesniowego
zidentyfikowano swoiste zmiany strukturalne wtdkien miesniowych.
Nieprawidfowosci strukturalne witdkien miesniowych ujawniajg sie klinicznie
ostabieniem miesni i napiecia miesniowego. Jest to grupa heterogennych chorob
0 zréznicowanym pochodzeniu, w tym choroby wrodzone (miedzy innymi
dystrofie, miopatie mitochondrialne, miopatie towarzyszqce chorobom
spichrzeniowym) jak rowniez miopatie nabyte, w tym toksyczne i polekowe.

Grupa miopatii wrodzonych (G71.2) (miopatia nemalinowa, , multicore”,
centronuklearna) jest grupg chordb dla ktdrych nie ma specyficznego leczenia
farmakologicznego. Postepowanie obejmuje terapie wspomagajgcq planowanq
przez  zespot  wielodyscyplinarny  obejmujgcq  takie  zastosowanie
glikokortykosteroidow, jednakze brak jest dowodow na efektywnosc takiego
postepowania w tym wskazaniu (Nagai 2015).

Od ostatniej Opinii Rady Przejrzystosci nr 137/2020 z dnia 8 czerwca 2020 r.
nie pojawity sie nowe rekomendacje a wczesniej wyszukane rekomendacje
odnoszqgce sie do miopatii wrodzonych ICSCCMD 2010, ICSCCM 2012, dotyczyty
gtodwnie interwencji niefarmakologicznych i nie zawieraty informacji
o zastosowaniu glikokortykosteroidow.

Poza grupg miopatii wrodzonych, do grupy pierwotnych zaburzenn miesniowych
(G71) zalicza sie inne choroby wrodzone z zaburzeniami miesniowymi w tym
dystrofie miesniowe czy miopatie mitochondrialne.

Zgodnie z odnalezionymi wytycznymi prednizon jest rekomendowany w leczeniu
dystrofii miesniowej Duchenne’a/Beckera (SEN 2019, DMDCCWG 2018, NDDBAN
2017, AAN 2016) i mtodziericzym zapaleniu skérno-miesniowym (Zuber 2019).
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W przypadku dystrofii twarzowo-fopatkowo-ramiennej (AAN 2015) uznano,
Ze dane sq niewystarczajgce, aby potwierdzi¢ pozytywny wptyw prednizonu
na site miesni. W rekomendacjach wskazuje sie na lepszq kontrole objawdw
choroby oraz poprawe sity miesni szkieletowych (dystrofia miesniowa
Duchenne’a).

Nie odnaleziono nowych wytycznych odnoszgcych sie do miopatii wrodzonych,
odnaleziono natomiast trzy publikacje: Dowling 2018 — przeglgd dotyczgcy
leczenia zaburzen nerwowo miesniowych u dzieci oraz prace poglgdowe: Claeys
2019 i Gineste 2023 dotyczqce miopatii wrodzonych. We wszystkich ww.
publikacjach wskazano, ze nie ma obecnie terapii zatwierdzonych oraz
jednoznacznie zalecanych w leczeniu miopatii wrodzonych. W publikacji Gineste
2023 wskazano, ze przeprowadzono wiele badan przedklinicznych oraz kilka
badan klinicznych dla réznych terapii mogqcych miec¢ zastosowanie w leczeniu
miopatii wrodzonych, jednak do tej pory wyniki zakoriczonych badan
nie sq rozstrzygajgce. W publikacjach Dowling 2018 oraz Claeys 2019
przedstawiono informacje, iz zaleca sie multidyscyplinarne podejscie w leczeniu
miopatii wrodzonych — pacjent powinien by¢ pod opiekq zespotu specjalizujgcego
sie w chorobach nerwowo-miesniowych, w ktorego sktad wchodzi neurolog
dzieciecy, pulmonolog, chirurg ortopeda, kardiolog, fizjoterapeuta, terapeuta
zajeciowy, logopeda, dietetyk i neuropsycholog. Nie odnaleziono badan
odnoszgcych sie do stosowania prednizonu we wskazaniu miopatia wrodzona
u dzieci do 18. roku zycia. Zdaniem eksperta, ktdory wypowiadat sie w ramach
oceny w roku 2020, w czesci chordb zaliczanych do miopatii, w szczegdlnosci
w dystrofiach miesniowych stosowanie glikokortykosteroidow znajduje
uzasadnienie.

Podsumowujqc refundacja powinna by¢ kontynuowana a brak dowodow
potwierdzajgcych jednoznacznie skutecznosc i bezpieczenstwo moze wynikac
zrzadkiego i niejednorodnego charakteru ocenianej jednostki chorobowej
—oszacowany wskaznik chorobowosci w populacji dzieci wynosi 2,76 (95% ClI:
1,34, 4,18) na 100 000 (Huang 2021).

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 40 ustawy o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego oraz wyrobéw 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. z
2022 r., poz. 2561 z pdzn. zm.), z uwzglednieniem opracowania nr: 0T.422.1.13.2023 (Aneks do opracowania nr:
0T.4320.12.2020) ,,Prednisonum we wskazaniu: miopatia wrodzona u dzieci do 18 roku zycia”; data ukonczenia
13 kwietnia 2023 r.



