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Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr41/2025 z dnia 10 marca 2025 roku
w sprawie objecia refundacjg lekdw zawierajgcych substancje czynng
sirolimusum w zakresie wskazan do stosowania lub dawkowania,
lub sposobu podawania odmiennych niz okreslone w Charakterystyce
Produktu Leczniczego, tj. zespot Klippela-Trénaunaya

Rada Przejrzystosci uwaza za zasadng kontynuacje refundacji lekow
zawierajgcych substancje czynnq sirolimusum we wskazaniu pozarejestracyjnym:
zespot Klippela-Trénaunaya.

Uzasadnienie

Zespot Klippela-Trénaunaya (KTS, ang. Klippel-Trénaunay syndrome) stanowi
grupe malformacji naczyniowych obejmujqcych triade objawdw podstawowych,
takich jak przerost kosci i tkanek miekkich (zlokalizowany najczesciej w obrebie
koriczyny dolnej), rozlegte Zylaki, zwykle jednej koriczyny oraz malformacje
naczyn chfonnych, znamiona naczyniowe (naczyniaki), zlokalizowane zazwyczaj
na skorze konczyny, ktorej dotyczy wada. Nie ma on wydzielonej grupy w ramach
ICD-10.

Postawienie diagnozy u chorych z zespotem Klippela-Trénaunaya wymaga
ztozonej diagnostyki, z wykorzystaniem ultrasonografii dopplerowskiej,
wenografii, arteriografii, spiralnej TK i angio-MR. U pacjentow ze zwiekszonym
ryzykiem przecigzenia objetosciowego serca oraz z licznymi przetokami nalezy
rozwazy¢ wykonanie badania echokardiograficznego. Diagnostyka pacjentow,
u ktorych wystepuje triada objawow KTS nie stwarza wiekszych problemow.
Wytyczne praktyki klinicznej, ktore postuzyty do wydania pozytywnych opinii
tak w roku 2019, jak i w roku 2022 sq nastepujgce: amerykanskie - Grupy
roboczej ds. zespotu Klippela-Trénaunaya z 2016 roku (KTS Working Group 2016),
europejskie - European Society for Vascular Surgery z 2015 roku (ESVS) oraz
miedzynarodowe - Internationa Union of Phebology (IUP). Jedynie rekomendacje
KTS Working Group 2016 odnoszq sie do leczenia KTS z zastosowaniem sirolimusu
i rekomendujq zastosowanie ocenianej interwencji w leczeniu rozlegtych
malformacji limfatycznych, nawracajgcych infekcji czy krwawienia z uktadu
pokarmowego w przebiegu KTS. Nalezy mie¢ na uwadze, Zze nie zostaty zmienione
i nadal obowiqzujq.
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Poza powyzej wskazanymi rekomendacjami pojawiajq sie rowniez publikacje
opisujgce stosowanie przedmiotowej technologii w leczeniu KTS.

Nalezy mie¢ na uwadze, ze te dowody majq bardzo niskq jakosc¢ jednak
sq wystarczajgce do wydania pozytywnej rekomendacji.

Gtowne arqumenty decyzji:

e aktualne rekomendacje;

e dowody naukowe, takie jak opisy przypadkdw i analizy efektow klinicznych
potwierdzajgce zasadnosc stosowania przedmiotowej technologii;

e niezaspokojona potrzeba medyczna;

e maty wplyw na budzet ptatnika publicznego.

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 40 ustawy o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 930 z pdéin. zm.),
w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 5 ustawy z 27 sierpnia 2004 r. o Swiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych
ze Srodkéw publicznych (Dz. U. 2 2024 r., poz. 146).



