Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 100/2023 z dnia 15 maja 2023 roku
w sprawie objecia refundacjg lekdw zawierajgcych substancje czynng
desmopressinum w wybranych wskazaniach pozarejestracyjnych

Rada Przejrzystosci uwaza za zasadnqg kontynuacje refundacji lekow
zawierajgcych substancje czynng desmopressinum we wskazaniu: pierwotne
izolowane moczenie nocne u pacjentdow pomiedzy 5-6 rokiem zycia z prawidfowg
zdolnosciq zageszczania moczu po udokumentowaniu nieskutecznosci
1-miesiecznego postepowania wspomagajgcego i motywujgcego.

Uzasadnienie

Przedmiotem opinii jest ocena zasadnosci kontynuacji finansowania ze Srodkow
publicznych  lekow zawierajgcych desmopresyne w ww. wskazaniu
pozarejestracyjnym. W odniesieniu do powyziszego wskazania Rada
Przejrzystosci dwukrotnie pozytywnie opiniowata wymieniong substancje czynnq
(ORP nr 200/2017 z dn. 17 lipca 2017 r. oraz ORP nr 146/2020 z dn. 15 czerwca
2020 r.). Niniejsza opinia aktualizuje dane zawarte w poprzednim stanowisku
Rady.

Moczenie nocne definiowane jest jako state (co najmniej 3 razy w tygodniu) lub
okresowe, mimowolne i bezwiedne oddawanie moczu w czasie snu przez dziecko
bedgce w wieku, w ktérym samodzielna kontrola nad tym procesem powinna
juz by¢ wyksztatcona (ok. 5 r.z.). W przypadku niepowodzenia terapii
behawioralnej zaleca sie rozpoczecie farmakoterapii (desmopresyng)
lub zastosowanie alarmu wybudzeniowego (technologia nie jest refundowana
w Polsce).

W wyniku przeprowadzonego przeglgdu systematycznego nie odnaleziono
nowych, opublikowanych po 28. maja 2020 roku, badan spetniajgcych kryteria
wtgczenia do analizy. Do opracowania wigczono jednak jedno prospektywne
kohortowe badanie Radojicic 2020, odnoszqce sie do skutecznosci desmopresyny
u dzieci w wieku 5-6 lat. Badanie to dotyczyto populacji, ktora nie odpowiadata
na leczenie zachowawcze przez co najmniej 3 miesigce, zas obecnie oceniane
wskazanie dotyczy dzieci z udokumentowanym 1-miesiecznym nieskutecznym
postepowaniem wspomagajgcym i motywujgcym, zatem nie odpowiada w petni
populacji ocenianej. Wyniki badania wskazujg na istotny efekt terapeutyczny
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desmopresyny w zakresie zmniejszenia czestosci moczenia nocnego zarowno
w populacji dzieci w wieku przedszkolnym tj. 5-6 lat (N=43) jak i w wieku
szkolnym 7-12 lat (N=46). Wykazano istotnie wyzszq redukcje enurezy w grupie
dzieci starszych wzgledem mftodszych.

Odnalezione najnowsze rekomendacje kliniczne, europejskie (EAU 2023) oraz
Swiatowe (ICCS 2020), wskazujq na zasadnosc stosowania desmopresyny u dzieci
powyzej pigtego roku Zzycia z potwierdzonym monosymptomatycznym
moczeniem nocnym.

Podsumowujqc, od wydania poprzedniej opinii nie pojawity sie nowe dowody
naukowe wskazujgce na koniecznos¢ zmiany dotychczasowego wnioskowania.

Uwzgledniajgc powyZsze dane Rada uznaje za zasadnq kontynuacje refundacji
lekow zawierajgcych substancje czynng desmopressinum we whnioskowanym
wskazaniu pozarejestracyjnym.

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 40 ustawy o refundacji lekdw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2023 r., poz. 826), 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. z2022r.,
poz. 2561 z pdin. zm.), z uwzglednieniem opracowanie na potrzeby oceny zasadnosci dalszego finansowania
lekdw zawierajgcych dang substancje czynng we wskazaniach innych niz wymienione w Charakterystyce
Produktu Leczniczego nr: 0T.422.1.15.2023 ,Desmopresyna we wskazaniu: pierwotne izolowane moczenie
nocne U pacjentdw pomiedzy 5-6 rokiem zycia z prawidtowg zdolnoscia zageszczania moczu
po udokumentowaniu nieskutecznosci 1-miesiecznego postepowania wspomagajacego i motywujgcego”;
data ukonczenia 28 kwietnia 2023 r. oraz aneksu nr: 0T.4321.70.2019.



