Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 8/2025 z dnia 13 stycznia 2025 roku
w sprawie objecia refundacjg lekdw zawierajgcych substancje czynng
vigabatrinum w zakresie wskazan do stosowania lub dawkowania,
lub sposobu podawania odmiennych niz okreslone w Charakterystyce
Produktu Leczniczego, tj. stany napadowe w przebiegu stwardnienia
guzowatego — monoterapia

Rada Przejrzystosci uwaza za zasadnqg kontynuacje refundacji lekow
zawierajgcych  substancje  czynng  vigabatrinum  we  wskazaniach
pozarejestracyjnych: stany napadowe w przebiegu stwardnienia guzowatego —
monoterapia.

Uzasadnienie

Substancja czynna vigabatrinum we wskazaniu: stany napadowe w przebiegu
stwardnienia guzowatego — monoterapia byfta przedmiotem oceny
Rady Przejrzystosci w 2022 r. i otrzymata pozytywngq opinie Rady (nr 29/2022
Z dnia 28 lutego 2022 r.).

W wyniku aktualnie przeprowadzonego wyszukiwania wytycznych klinicznych
dotyczqcych zastosowania wigabatryny w przebiegu stwardnienia guzowatego,
odnaleziono 4 rekomendacje: National Institute of Neurological Disorders
and Stroke (NINDS 2024), Tuberous Sclerosis Australia (TSA 2024), European
Paediatric Neurology Society (EPNS 2023) oraz National Institute for Health
and Care Excellence (NICE 2022). Wigabatryna w monoterapii rekomendowana
jest przede wszystkim jako I linia leczenia napaddw zgieciowych (zespot Westa)
w przebiegu stwardnienia guzowatego u dzieci, ktore stanowi wskazanie
rejestracyjne (NINDS 2024, TSA 2024, EPNS 2023, NICE 2022). Ponadto,
potencjalne korzysci z profilaktycznego stosowania wigabatryny u dzieci
z TSC (zapobieganie  napadom oraz wpfyw na poprawe  wynikow
neuropoznawczych/ rozwojowych) sq aktualnie przedmiotem badar klinicznych
(NINDS 2024, TSA 2024, EPNS 2023). W rezultacie, jedno z towarzystw
naukowych (EPNS 2023) zdecydowanie rekomenduje stosowanie wigabatryny
w leczeniu zapobiegawczym (przedobjawowym) napadow padaczkowych
w przebiegu TSC, wskazujgc na potencjalng poprawe rozwoju neurologicznego
dziecka i dfugoterminowych wynikdw leczenia padaczki.
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Towarzystwa naukowe zwracajq rowniez szczegolng uwage na ryzyko
toksycznego wptywu wigabatryny na siatkdwke (w tym na ryzyko utraty pola
widzenia) (NINDS 2024, TSA 2024, EPNS 2023).

W ramach aktualnie przeprowadzonego przeglqdu odnaleziono 1 badanie
pierwotne (wieloosrodkowe, podwdjne zaslepione RCT ,,PREVeNT” — badanie
kliniczne Il fazy) odnoszgce sie do oceny skutecznosci i/lub bezpieczerstwa
zastosowania wigabatryny w leczeniu zapobiegawczym napadom padaczkowym
w przebiegu stwardnienia guzowatego u niemowlgt (Bebin 2023). Zgodnie
zwynikami  badania klinicznego PREVeNT, zapobiegawcze wdrozenie
wigabatryny opoznito i zmniejszyto ogdlng czestos¢ wystepowania ogniskowych
napaddw padaczkowych u niemowlgt z TSC. Czas do wystgpienia pierwszego
napadu dowolnego rodzaju byt podobny w grupie interwencyjnej otrzymujgcej
wigabatryne i w grupie kontrolnej (placebo), a zapobiegawcze leczenie
wigabatrynq nie doprowadzito do poprawy funkcji poznawczych (mierzonych
skalg Bayley’a-lll) ani zachowarn adaptacyjnych (mierzonych skalq Vineland’a- 1)
udzieci w wieku 24 miesiecy. Autorzy badania podkreslajq, Ze leczenie
wigabatrynqg bytfo ogdlnie dobrze tolerowane, a odnotowano jedynie niewielkq
liczbe zdarzen niepozqdanych (zmiany okulistyczne) zwigzanych z wigabatryng
(n=13).

Gtodwne arqumenty decyzji:

e Wyniki badania klinicznego wskazujgce na skutecznosc terapii,
e Rekomendacje kliniczne miedzynarodowych towarzystw naukowych,
e Brak danych naukowych uzasadniajgcych zmiane poprzedniej decyzji Rady.

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 $srodkdéw publicznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 146), z uwzglednieniem opracowania na potrzeby oceny zasadnosci
dalszego finansowania lekéw zawierajacych dang substancje czynng we wskazaniach innych niz wymienione
w Charakterystyce Produktu Leczniczego nr: 0T.422.1.60.2024 (aneks do opracowania nr: 0T.4220.6.2022)
,Vigabatrinum we wskazaniu: stany napadowe w przebiegu stwardnienia guzowatego — monoterapia”, data
ukonczenia: 27.12.2024 r.



