Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 64/2026 z dnia 13 kwietnia 2026 roku
w sprawie objecia refundacjg lekow zawierajgcych substancje czynng
mycophenolas mofetil w zakresie wskazan do stosowania
lub dawkowania, lub sposobu podawania odmiennych
niz okreslone w Charakterystyce Produktu Leczniczego
tj. choroba srédmigzszowa ptuc

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne objecie refundacjq lekdw zawierajgcych
substancje czynnqg mycophenolas mofetil, w zakresie wskazan do stosowania
lub dawkowania, Ilub sposobu podawania odmiennych niz okreslone
w Charakterystyce Produktu Leczniczego tj. choroba srodmiqgzszowa ptuc i zajecie
nerek w przebiegu autoimmunologicznej/autozapalnej choroby reumatyczne;.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Zasadnosci objecia refundacjq ze srodkow publicznych lekow zawierajgcych
substancje czynnq: Mycophenolas mofetil, w zakresie wskazan do stosowania
lub dawkowania, Ilub sposobu podawania odmiennego niz okreslone
w Charakterystyce Produktu Leczniczego, tj.: choroba srodmigzszowa ptuc
i zajecie nerek w przebiegu autoimmunologicznej/autozapalnej choroby
reumatycznej.

Mycophenolas mofetil nie byt dotychczas przedmiotem oceny Rady
w przedmiotowych wskazaniach pozarejestracyjnych. Oceniany stan kliniczny
moze wystqgpic¢ w przebiegu wielu autoimmunologicznych/autozapalnych choréb
reumatycznych, min:

e Zapalenia naczyn zwiqzane z p-ciatami ANCA;
e Twardzina ukfadowa;

e Toczen rumieniowaty uktadowy;

e Zapalenie wielomiesniowe;

e Reumatoidalne zapalenie stawow;

Mycophenolas  mofetil (2-morfolinoetylowy estr MPA) jest lekiem
immunosupresyjnym. MPA jest selektywnym, niekompetycyjnym i odwracalnym
inhibitorem IMPDH, dlatego hamuje synteze de novo nukleotydow guaninowych
bez wbudowywania sie w strukture DNA. Proliferacja limfocytow T oraz B jest

ul. Przeskok 2, 00-032 Warszawa Elektroniczna skrzynka podawcza: tel. +48 22101 46 00 www.aotm.gov.pl
NIP 525-23-47-183 REGON 140278400 /AOQTMIT_ePUAP/SkrytkaESP email: sekretariati@aotm.gov.pl



Opinia Rady Przejrzystosci AOTMIT nr 64/2026 z dnia 13.04.2026 r.

wybitnie uzalezniona od syntezy puryn de novo, podczas gdy komdrki innego typu
dysponujqg alternatywnymi drogami syntezy. Dlatego MPA wywiera silniejsze
dziatanie cytostatyczne na limfocyty niz na inne komorki. Oprocz hamowania
IMPDH, ktora skutkuje deprywacjq limfocytow, MPA wptywa rdwniez
na komdrkowe punkty kontrolne odpowiedzialne za programowanie
metaboliczne limfocytow. Wykazano, ze przy uzyciu ludzkich limfocytow T CD4+
MPA przesuwa aktywnos¢ transkrypcyjng w limfocytach ze stanu
proliferacyjnego do proceséow katabolicznych istotnych dla metabolizmu
i przezycia. Prowadzi to do stanu anergii limfocytow T, w ktorym komorki
przestajg reagowac na swoj swoisty antygen.

Alternatywne technologie medyczne stosowane w analizowanym wskazaniu:
glikokortykosteroidy systemowe, rytuksymab, tocilizumab.
Dowody naukowe

Mykofenolan mofetylu (MMF) jest w wytycznych opisywany jako wazna,
konwencjonalna terapia immunosupresyjna stosowana w wybranych zapalnych
chorobach reumatycznych oraz w srédmigzszowych chorobach ptuc (ILD)
powigzanych z chorobami autoimmunologicznymi.

W SLE (ACR 2025) MM zaliczono do tradycyjnych lekow immunosupresyjnych,
a typowe dawkowanie wynosi 2-3 g/dobe. ACR rekomenduje rowniez wczesne
wigczanie immunosupresji (w tym MMF) przy utrzymujqcej sie aktywnosci SLE,
aby uzyskac remisje/niski poziom aktywnosci i ograniczyc toksycznosc steroidow.
W IIM (BSR 2022) MMF jest wymieniany jako jedna z opcji terapeutycznych
(szczegolnie w pediatrii dla objawow skdrnych i miesniowych), a u dorostych
moze byc¢ rozwazany zarowno w leczeniu aktywnego zapalenia miesni,
jak i w dtugoterminowym utrzymaniu remisji.

W SARD-ILD (ACR/CHEST 2023) MMF jest warunkowo rekomendowany jako
opcja leczenia pierwszej linii (obok rytuksymabu, cyklofosfamidu i AZA),
awSSc-ILD  dodatkowo  uzasadniany  porédwnywalng  skutecznoscig
do cyklofosfamidu przy korzystniejszym profilu tolerancji.

Mykofenolan mofetylu (MMF) w chorobach autoimmunologicznych z zajeciem
ptuc i nerek wykazuje umiarkowang, ale klinicznie istotng skutecznos¢, przede
wszystkim w zakresie stabilizacji choroby. W srodmiqzszowych chorobach pfuc
(ILD) zwigzanych z chorobami tkanki tgcznej obserwuje sie niewielkq poprawe
lub zahamowanie spadku FVC oraz korzystny wptyw na DLCO, cho¢ wyniki badan
sq heterogeniczne i czesto oparte na danych obserwacyjnych. MMF rzadziej
wykazuje wptyw na ,twarde” punkty koricowe, takie jak progresja choroby.
W zajeciu nerek, zwfaszcza w przebiegu toczen rumieniowaty uktadowy,
MMF stanowi standard leczenia, skutecznie indukujgc remisje i podtrzymujqgc
kontrole choroby. tqcznie dane wskazujg, ze MMF jest bardziej lekiem
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stabilizujgcym niz odwracajgcym przebieg choroby, ale jego skutecznosc jest
dobrze ugruntowana w kluczowych podgrupach pacjentow.

W analizach dotyczgcych ILD zwiqzanej z chorobami autoimmunologicznymi
MMF charakteryzowat sie akceptowalnq tolerancjq, a ryzyko przerwania leczenia
z powodu dziatan niepozqdanych nie byto istotnie wieksze niz w grupach
kontrolnych;, w porownaniach posrednich MMF wypadat korzystniej (mniej
przerwan) niz niektore terapie o gorszej tolerancji. Zdarzenia niepoZzqdane
raportowane najczesciej u pacjentow otrzymujgcych MMF obejmowaty objawy
ze strony przewodu pokarmowego  (szczegdlnie  biegunka) oraz
zakazenia/,zapalenie ptuc”, a takize zaburzenia hematologiczne takie
jak limfopenia/leukopenia i niedokrwistosc¢; opisywano rowniez zakazenia skory.
Gtodwne arqumenty decyzji:

e Aktualne dowody naukowe oraz wytyczne kliniczne potwierdzajq zasadnosc
stosowania mykofenolanu mofetylu w leczeniu srodmigzszowych chordb pfuc
oraz zajecia nerek w przebiegu chorob autoimmunologicznych,

e Terapia moze przynies¢ korzysci pacjentom, ktorzy Zle tolerujq dostepne
technologie alternatywne - szczegdlnie glikokortykosteroidy,

e Akceptowalne obcigzenie pfatnika publicznego a nawet mozliwe
oszczednosci.

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 40 ustawy o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2025 r. poz. 907 z pdin. 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. z
2025 r. poz. 1461), z uwzglednieniem opracowania nr: OTAD.422.2.2.2025 ,,Mycophenolas mofetil we wskazaniu
pozarejestracyjnym: Choroba $rédmigzszowa ptuc i zajecie nerek w przebiegu autoimmunologicznej/
autozapalnej choroby reumatycznej”; data ukonczenia: 9 kwietnia 2025 r.



