Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 130/2026 z dnia 7 wrze$nia 2026 roku
w sprawie objecia refundacjg lekdw zawierajgcych substancje
rurioktokog alfa pegol w zakresie wskazan do stosowania
lub dawkowania, lub sposobu podawania odmiennych niz okreslone
w Charakterystyce Produktu Leczniczego

Rada Przejrzystosci uwaza za zasadng kontynuacje refundacji lekow
zawierajgcych substancje czynng rurioktokog alfa pegol we wskazaniu
pozarejestracyjnym: zapobieganie krwawieniom u dzieci ponizej 12 r.z.
z hemofilig A (ICD-10: D66) w ramach programu lekowego B.15.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Hemofilia A jest wrodzonq skazg krwotoczng spowodowanq zmniejszeniem
aktywnosci czynnika VIIl. W obrazie ciezkiej postaci choroby, w ktdrej aktywnos¢
czynnika VIII spada ponizej 1% normy, dominujq samoistne krwawienia
do stawdw (z powiktaniem w postaci tzw. artropatii hemofilowej), krwawienia
do miesni, krwiomocz,  krwawienia z przewodu pokarmowego
i wewngtrzczaszkowe.  Rurioktokog alfa  pegol jest pegylowanym,
rekombinowanym ludzkim czynnikiem VIIl o wydtuzonym okresie pdttrwania.
Rurioktokog alfa pegol to koniugat oktokogu alfa z glikolem polietylenowym
(PEG). Aktywnos¢ terapeutyczna rurioktokogu alfa pegol pochodzi od oktokogu
alfa, ktory zostat kowalencyjnie sprzezony z odczynnikiem PEG w celu wydtuzenia
okresu poftrwania w osoczu. W 2023 r. Rada Przejrzystosci wydata pozytywng
opinie (167/2023) dotyczqcq zasadnosci objecia refundacjq lekow zawierajgcych
substancje czynnq rurioktokog alfa pegol we wskazaniu: zapobieganie
krwawieniom u dzieci ponizej 12 r.z. z hemofiliq A (ICD-10 D 66) w ramach
programu lekowego B.15, powotujgc sie na pozytywne opinie ekspertow
klinicznych, wyniki badan naukowych i zgodnosc¢ z najnowszymi rekomendacjami
towarzystw naukowych.

Nowe dane naukowe dotyczgce skutecznosci i bezpieczeristwa terapii u dzieci
ponizej 12 r.z. pozostajg skqpe (mate grupy badane). Nie stanowiq jednak
podstawy do zmiany wczesSniejszej decyzji Rady Przejrzystosci.

W przeglgdzie systematycznym (Feng et al. 2025) stwierdzono, ze wsrdod
produktow EHL rFVIll, pacjenci pediatryczni z HA, ktorzy stosowali rurioktokog
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alfa pegol, mieli niski odsetek rozwoju inhibitora. W badaniu Kim et al. 2025
obejmujqgcego 338 pacjentow z HA w Korei Potudniowej, w tym dzieci ponizej 12
roku zycia (n=54), wykazano, ze profil bezpieczerstwa rurioktokog alfa pegolu
byt zgodny z wczesniejszymi doniesieniami.

Gtowny argument decyzji

Brak podstaw do zmiany wczesniejszej decyzji Rady Przejrzystosci.

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 40 ustawy o refundacji lekdw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2026 r. poz. 253), w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 5 ustawy

z 27 sierpnia 2004 r. o sSwiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw publicznych
(Dz. U.z 2025 r. poz. 1461).



