Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 187/2024 z dnia 25 listopada 2024 roku
w sprawie objecia refundacjg lekdw zawierajgcych substancje czynng
romiplostym w zakresie wskazan do stosowania lub dawkowania,
lub sposobu podawania odmiennych niz okreslone
w Charakterystyce Produktu Leczniczego tj. pierwotna
matoptytkowos¢ immunologiczna

Rada Przejrzystosci uwaza za zasadng kontynuacje refundacji lekow
zawierajgcych  substancje  czynnq  romiplostym  we  wskazaniach
pozarejestracyjnych: rozpoznanie przetrwatej rozumianej jako trwajgcej powyzej
6 miesiecy, pierwotnej matoptytkowosci immunologicznej (ITP), w ramach
proponowanego programu lekowego: B.98 , Leczenie pediatrycznych chorych
na przewlektq pierwotng matoptytkowos¢ immunologicznq (ICD-10 D69.3)”.
Uzasadnienie

Opinia Rady Przejrzystosci dotyczy kontynuacji refundacji lekéw zawierajgcych
substancje czynng romiplostym we wskazaniach pozarejestracyjnych:
rozpoznanie przetrwatej rozumianej jako trwajgcej powyzej 6 miesiecy,
pierwotnej matoptytkowosci immunologicznej (pITP), w ramach programu
lekowego B.98 ,Leczenie pediatrycznych chorych na przewlektq pierwotng
matoptytkowos¢ immunologiczng (ICD-10 D69.3)”.

Na podstawie opracowania nr OT.4221.53.2021. wydano pozytywnq opinie
nr 14/2022 z dnia 31 stycznia 2022 roku. W wyniku aktualizacji przeglgdu
systematycznego przeprowadzonego w 2021 roku do opracowania wigczono
jedno badanie wtdrne — de Oliveira 2023 (przeglqd systematyczny) oraz jedno
badanie pierwotne — Grainger 2023 (otwarte, wieloosrodkowe badanie
jednoramienne).

Zgodnie z wynikami przeglgdu de Oliveira 2023, pomimo zastrzezen
metodologicznych, wykazano istotng poprawe ogdlnej (RR=3,62; 95%Cl: 1,63;
8,03, p=0,002) i trwatej odpowiedzi ptytkowej (RR=6,34; 95%Cl: 1,89; 21,23;
p=0,003) dla leczonych romiplostymem (vs placebo). Nie byfto istotnej roznicy
w zakresie potrzeby stosowania lekow ratunkowych, zdarzen niepozgdanych
zaistniatych w trakcie leczenia czy wystqgpienia krwawienia.

Wyniki jednoramiennego badania Grainger 2023 potwierdzaty dtugookresowq
skutecznosc¢ romiplostymu w zakresie odpowiedzi ptytkowej, ktora wystqpita
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u ok. 88% w dowolnym momencie leczenia a w ciggu pierwszych 6 mies. leczenia
utrzymywata sie przez ok. 50% czasu. Pacjenci, ktorzy osiggneli trwatq odpowiedZ
ptytkowq stanowili ponad 5% wszystkich uczestnikow badania. Profil
bezpieczeristwa romiplostymu byt zblizony do dotychczas opublikowanych badan
a gfownymi zdarzeniami niepozqdanymi byty krwawienia (z nosa), bole gtowy
czy zapalenie nosogardzieli. Wyniki seryjnej biopsji szpiku kostnego wymagane
tylko dla populacji europejskiej, nie wykazaty zadnych nowych obaw dotyczqcych
bezpieczerstwa zastosowanego leczenia.

Zgodnie z danymi bazy WHO (VigiAccess), ok. 4% dziatan niepozgdanych
zwigzanych ze stosowaniem romiplostymu dotyczyto wytqcznie populacji
pediatrycznej. Od 2019 r. nie odnotowuje sie wiecej niz 10% dziatan
niepozgdanych rocznie. Najwiecej z nich raportowano w zakresie kategorii
zaburzenia ogdlne i stany w miejscu podania.

Zgodnie z ChPL Nplate (romiplostym), wsréd bardzo czestych (u>1/10 pacjentow)
dziatan niepozqgdanych w populacji dzieci i mtodziezy z pITP wymieniano
zakazenie gornych drog oddechowych, zapalenie bfony sluzowej nosa, kaszel,
bol jamy ustnej i gardta, bl w nadbrzuszu, biegunke, wysypke, gorqgczke oraz
wylew podskdrny.

Zaktualizowane dane nie zmieniajq wnioskowania z poprzedniej analizy AOTMIT
0T.4221.53.2021.

Odnaleziono dwa zaktualizowane dokumenty wytycznych praktyki klinicznej
w populacji pediatrycznej z przetrwatq pITP, tj. rekomendacje polskie PTOiHD
2024 oraz wtoskie AIEOP 2022, jak rowniez dokument kanadyjskiej agencji HTA —
CADTH 2022, w ktorym podsumowano aktualne wytyczne praktyki klinicznej
w zakresie ww. populacji.

Wszystkie opublikowane dotychczas rekomendacje wskazujq
na zasadnos¢ stosowania agonistow receptora trombopoetyny (TPO-RA,
w tym m.in. romiplostymu) w populacji dzieci z przetrwatq pITP. Wskazujq
na ich dobrg odpowiedz i zmniejszenie czestosci krwawiern u wiekszosci
pacjentow.

Rekomendacje polskie (PTOIHD 2024) zalecajq ponadto rozszerzenie mozliwosci
zastosowania TPO-TRA w populacji pediatrycznej, nie tylko do pacjentow
z przetrwatq czy przewlektq formq choroby, ale tez w okreslonych i wyjgtkowych
sytuacjach —wczesniej (podobnie jak w programie lekowym B.97 dot. dorostych).
Majqgc powyzZsze na uwadze nalezy uznac za zasadne kontynuowanie refundacji
lekow zawierajgcych substancje czynnqg romiplostym w zakresie wskazan
do stosowania lub dawkowania, Ilub sposobu podawania odmiennych
niz okreslone w Charakterystyce Produktu Leczniczego tj. pierwotna
matoptytkowosc¢ immunologiczna.
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Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 40 ustawy o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 930 z pdin. zm.),
w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 5 ustawy z 27 sierpnia 2004 r. o swiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych
ze sSrodkéw publicznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 146), z uwzglednieniem opracowania nr: 0T.422.1.54.2024 (aneks
do opracowania 0T.4221.53.2021) ,,Romiplostym w ramach programu lekowego »Leczenie pediatrycznych

chorych na przewlekta pierwotng matoptytkowos¢ immunologiczng (ICD-10 D69.3)«”; data ukonczenia:
20.11.2024 r.



