Agencja Oceny Technologii Medycznych

Rada Przejrzystosci

Protokét nr 21/2012
z posiedzenia Rady Przejrzystosci
w dniu 3 wrzes$nia 2012 roku
w siedzibie Agencji Oceny Technologii Medycznych

Cztonkowie Rady Przejrzystosci (Rada) obecni na posiedzeniu:

(udziat od pkt. 4 obrad)

(udziat do prezentacji analityka w pkt 9)

Iw

Nieobecni na posiedzeniu cztonkowie Rady:

Pracownicy Agencji Oceny Technologii Medycznych (AOTM):

_(Dzia’f Raportdw i Oceny Raportow w Wydziale Oceny Technologii Medycznych — OT)
_(Dzia’f Programéw Zdrowotnych w OT)

_(Dzia’r Metodologii, Informacji Naukowej i Szkolert w RK)
_(Dzia’f Programéw Zdrowotnych w OT)

_(Dzia’f Weryfikacji Technologii Medycznych w Wydziale ds. Systemdéw Ochrony
Zdrowia — DS)

I 02t Raportow i Oceny Raportéw w OT)
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ul. Krasickiego 26, 02-611 Warszawa tel. +48 22 56 67 200 fax +48 22 56 67 202
e-mail: sekretariat@aotm.gov.pl
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_(Dzia’r Weryfikacji Technologii Medycznych w DS)
_(Dzia’r Metodologii, Informacji Naukowej i Szkolert w RK)
_(Dzia’r Metodologii, Informacji Naukowej i Szkolerh w RK)
_(Dzia’r Metodologii, Informacji Naukowej i Szkoleft w RK)
_(Dzia’r Raportéw i Oceny Raportéw w OT)
_(Dziaf Rekomendacji w BP)

_(Dziaf Raportéw i Oceny Raportéw w OT)

Lista obecnosci stanowi zatgcznik nr 1 do niniejszego protokotu.

Porzadek obrad:

1. Otwarcie posiedzenia.
2. Omowienie i zatwierdzenie porzadku obrad.

3. Omowienie konfliktow intereséw cztonkéw Rady i glosowanie nad ich wyfgczeniem
z gtosowania albo z udziatu w zakresie omawianego wniosku.

4. Przygotowanie stanowiska w sprawie oceny leku Xgeva (denosumab) we wskazaniu:
zapobieganie powiktaniom kostnym (SRE) u pacjentéw z rakiem gruczotu krokowego
z przerzutami do kosci.

5. Przygotowanie stanowiska w sprawie oceny leku Volibris (ambrisentan) we wskazaniu:
leczenie tetniczego nadcisnienia ptucnego (TNP) ambrisentanem.

6. Przygotowanie stanowiska w sprawie oceny leku Forsteo (teryparatyd) we wskazaniu
leczenie osteoporozy indukowanej glikokortykosteroidami ze ztamaniem patologicznym
(ICD-10 M80.4).

7. Przygotowanie stanowiska w sprawie oceny leku Recombinate (octocog alfa) we wskazaniu:
zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofilig A i B.

8. Przygotowanie opinii o projekcie programu zdrowotnego ,Monitorowanie stanu zdrowia
jamy ustnej populacji polskiej w latach 2013-2015".

9. Przygotowanie opinii o projekcie programu zdrowotnego ,Terapia przeciwobrzekowa dla
kobiet po mastektomii na lata 2012-2015".

10. Przygotowanie opinii o projektach programéw zdrowotnych:

1) ,Profilaktyka i wczesne wykrywanie zaburzen osrodkowej koordynacji nerwowej u dzieci
oraz terapia dzieci z zaburzeniami rozwojowymi”,

2) ,Kompleksowa rehabilitacja i terapia dzieci niepetnosprawnych z terenu Miasta Radlina”,

3) ,Gminny program zdrowotny kompleksowa terapia i rehabilitacja dzieci i mtodziezy
niepetnosprawnej z terenu gminy Kietrz”,

4) ,Program zdrowotny Gminy Lubomia na lata 2012 - 2016 - kompleksowa rehabilitacja
i terapia dzieci niepetnosprawnych z terenu gminy Lubomia”.

11. Zamkniecie posiedzenia.
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Ad.1. Posiedzenie o godzinie 10:30 otworzyt _

Ad.2. Rada przyjeta jednogtosnie propozycie porzadku obrad przedstawiong przez

Ad.3. Konflikt interesow dotyczacy firm Bayer i Amgen _, ktory w wyniku gtosowania
(6 gtoséw przeciwnych wytgczeniu) nie zostat wytgczony z prac i gtosowania nad tematem objetym
4 punktem porzadku obrad.

Ad.4. _, na podstawie prezentacji, przedstawit najistotniejsze informacje z analizy
weryfikacyjnej Nr: AOTM-0T-4350-7/2012 ,Whniosek o objecie refundacjg leku XGEVA (denosumab)

we wskazaniu: zapobieganie powiktaniom kostnym (SRE) u pacjentéw z rakiem gruczotu krokowego
z przerzutami do kosci”.

Nastepnie projekt stanowiska przedstawit, wyznaczony przez prowadzacego posiedzenie, cztonek
Rady [

Z powodu dwukrotnej nieudanej proby potgczenia nie zostata przeprowadzona telekonferencja

z eksperte - |

Po przeprowadzeniu dyskusji, w wyniku gtosowania: 5 gtosow za, 3 gltosy przeciw, Rada przyjeta
uchwate, bedacg jej stanowiskiem, ktéra stanowi zatgcznik nr 2 do protokotu.

Ad.5. _, na podstawie prezentacji, przedstawita najistotniejsze informacje

z analizy weryfikacyjnej Nr: AOTM-0T-4351-3/2012 ,Whniosek o objecie refundacjg lekéw: 1) Volibris
(ambrisentan), 10 mg, tabl. powl., 30 tabl, kod EAN 5909990643189 2) Volibris (ambrisentan), 5 mg,
tabl. powl., 30 tabl, kod EAN 5909990643165 w ramach programu lekowego: Leczenie tetniczego
nadci$nienia ptucnego (TNP) ambrisentanem (ICD-10 127, 127.0)".

W dalszej kolejnosci projekt stanowiska przedstawit, wyznaczony przez prowadzgcego posiedzenie,

cztonek Rady |

Nastgpnie przeprowadzona zostata telekonferencja z ekspertem — _
Po przeprowadzeniu dyskusji Rada przyjeta uchwaty, bedace jej stanowiskami:

1) w wyniku gtosowania: 8 gtoséw za, 0 gtosy przeciw, ktéra stanowi zatgcznik nr 3 do protokotu,

2) w wyniku gtosowania: 8 gtoséw za, 0 gtosy przeciw, ktdra stanowi zatgcznik nr 4 do protokotu.

Ad.6. _, na podstawie prezentacji, przedstawita najistotniejsze informacje z analizy
weryfikacyjnej Nr: AOTM-DS-433-9/2012 ,Wniosek o objecie refundacjg leku Forsteo (teryparatyd)
we  wskazaniu: leczenie  osteoporozy  spowodowanej dtugotrwatym  stosowaniem
glikokortykosteroidéw u pacjentéw z wysokim ryzykiem ztaman”.

W dalszej kolejnosci projekt stanowiska przedstawit, wyznaczony przez prowadzgcego posiedzenie,
cztonek Racy | NN EEEREEE

Po przeprowadzeniu dyskusji, w wyniku gtosowania: 8 gtoséw za, 0 gtosow przeciw, Rada przyjeta
uchwate, bedaca jej stanowiskiem, ktdra stanowi zatgcznik nr 5 do protokotu.

Ad.7. _, na podstawie prezentacji, przedstawit najistotniejsze informacje z analizy
weryfikacyjnej Nr: AOTM-0T-4351-6/2012 , Wniosek o objecie refundacjg leku Recombinate (octocog
alfa) w ramach programu lekowego ,Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofilig A i B””.
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Nastepnie projekt opinii przedstawit, wyznaczony przez prowadzacego posiedzenie, cztonek Rady

W dalszej kolejnosci przeprowadzona zostata telekonferencja z ekspertem — ||

Po przeprowadzeniu dyskusji Rada jednogtosnie (8 gtosami za przy 0 gtosdw przeciw) postanowita
wyda¢ w jednym gtosowaniu stanowiska dla wszystkich wnioskowanych produktéw leczniczych
Recombinate (octocog alfa), tj. Recombinate 1000 IU, Octocog alfa, proszek i rozpuszczalnik
do sporzadzania roztworu do wstrzykiwan, 100 mg/1 ml, kod EAN 5909990083398; Recombinate
1000 IU, Octocog alfa, proszek i rozpuszczalnik do sporzgdzania roztworu do wstrzykiwan, 100 mg/1
ml, kod EAN 5909990736997; Recombinate 500 IU, Octocog alfa, proszek i rozpuszczalnik
do sporzadzania roztworu do wstrzykiwan, 50 mg/1 ml, kod EAN 5909990083350; Recombinate
500 IU, Octocog alfa, proszek i rozpuszczalnik do sporzgdzania roztworu do wstrzykiwan, 50 mg/1 ml,
kod EAN 5909990736980; Recombinate 250 IU, Octocog alfa, proszek i rozpuszczalnik
do sporzadzania roztworu do wstrzykiwan, 25 mg/1 ml, kod EAN 5909990083343; Recombinate
250 IU, Octocog alfa, proszek i rozpuszczalnik do sporzgdzania roztworu do wstrzykiwan, 25 mg/1 ml,
kod EAN 5909990736973.

W wyniku podjetej wczesniej uchwaty, Rada 8 gtosami za, przy O gtosach przeciw, przyjeta w drodze
jednej uchwaty, stanowigcej zatgcznik nr 6 do protokotu, tres¢ stanowisk dla kazdego z produktow
leczniczych Recombinate (octocog alfa), o ktérych mowa wyze;j.

Ad.8. _, na podstawie prezentacji, przedstawita najistotniejsze informacje

z raportu Nr: AOTM-0T-440-2/2012 ,Monitorowanie stanu zdrowia jamy ustnej populacji polskiej
w latach 2013-2015".

W dalszej kolejnosci projekt stanowiska przedstawit, wyznaczony przez prowadzacego posiedzenie,
cztonek Rady _

Po przeprowadzeniu dyskusji, w wyniku gtosowania: 8 gtoséw za, 0 gtoséw przeciw, Rada przyjeta
uchwate, bedacy jej opinig, ktéra stanowi zatgcznik nr 7 do protokotu.

Ad.9. _, na podstawie prezentacji, przedstawita najistotniejsze informacje z raportu Nr:
AOTM-0T-441-26/2012 ,Terapia przeciwobrzekowa dla kobiet po mastektomii na lata 2012 — 2015”.

W dalszej kolejnosci projekt stanowiska przedstawit, wyznaczony przez prowadzgcego posiedzenie,
cztonek Radly |

W wyniku gtosowania: 7 gtoséw za, 0 gtos przeciw, Rada przyjeta uchwate, bedaca jej opinia, ktéra
stanowi zatgcznik nr 8 do protokotu.

Ad.10.1. _, na podstawie prezentacji, przedstawita informacje dotyczace projektu
programu zdrowotnego z Raportu nr: AOTM-0T-441-158/2011 , Profilaktyka i wczesne wykrywanie

zaburzen osrodkowej koordynacji nerwowej u dzieci oraz terapia dzieci z zaburzeniami rozwojowymi”
realizowany przez Gmine Polkowice.

Nastepnie projekt opinii przedstawit, wyznaczony przez prowadzacego posiedzenie, cztonek Rady

W dalszej kolejnosci Rada przyjeta w wyniku gtosowania: 7 gloséw za, 0 gtoséw przeciw uchwate
bedaca jej opinig, ktéra stanowi zatgcznik nr 9 do protokotu.
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2. _, na podstawie prezentacji, przedstawita informacje dotyczace projektu programu
zdrowotnego z Raportu nr: AOTM-0T-441-122/2012 ,Kompleksowa rehabilitacja i terapia dzieci
niepetnosprawnych z terenu Miasta Radlina”.

Nastepnie projekt opinii przedstawit, wyznaczony przez prowadzacego posiedzenie, cztonek Rady

W dalszej kolejnosci Rada przyjeta w wyniku gtosowania: 7 gloséw za, 0 gtoséw przeciw uchwate
bedaca jej opinig, ktéra stanowi zatgcznik nr 10 do protokotu.

3. _, na podstawie prezentacji, przedstawita informacje dotyczace projektu programu
zdrowotnego z Raportu nr: AOTM-0T-441-141/2012 ,Kompleksowa terapia i rehabilitacja dzieci
i mtodziezy niepetnosprawnej z terenu gminy Kietrz”.

Nastepnie projekt opinii przedstawit, wyznaczony przez prowadzacego posiedzenie, cztonek Rady

W dalszej kolejnosci Rada przyjeta w wyniku gtosowania: 7 gloséw za, 0 gtoséw przeciw uchwate
bedaca jej opinig, ktéra stanowi zatgcznik nr 11 do protokotu.

4. _, na podstawie prezentacji, przedstawita informacje dotyczgce projektu programu
zdrowotnego z Raportu nr: AOTM-0T-441-173/2012 ,Program zdrowotny Gminy Lubomia na lata
2012 - 2016 — Kompleksowa rehabilitacja i terapia dzieci niepetnosprawnych z terenu gminy
Lubomia”.

Nastepnie projekt opinii przedstawit, wyznaczony przez prowadzacego posiedzenie, cztonek Rady

W dalszej kolejnosci Rada przyjeta w wyniku gtosowania: 7 gtoséw za, 0 gtoséw przeciw uchwate
bedaca jej opinig, ktéra stanowi zatgcznik nr 12 do protokotu.

Decyzjg prowadzgcego posiedzenie, w tym miejscu dokonano losowania sktadu Zespotu na posiedzenie
Rady w dniu 24 wrzesnia br.

Ad.11. Prowadzacy posiedzenie _zakoﬁczy’f posiedzenie Rady o godzinie 15:05.

Protokdt zatwierdzit prowadzacy posiedzenie:
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Agencja Oceny Technologii Medycznych

Rada Przejrzystosci

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 38/2012 z dnia 25 czerwca 2012 r.

W sprawie usuniecia z wykazu swiadczen gwarantowanych
realizowanych w ramach chemioterapii niestandardowej lub
dokonania zmiany sposobu finansowania swiadczenia
gwarantowanego ,,denosumab we wskazaniu: zapobieganie
powiktaniom kostnym (ztamania patologiczne, koniecznos¢
napromieniania kosci, ucisk rdzenia kregowego lub koniecznos¢
wykonywania zabiegéw operacyjnych kosci) u dorostych
z przerzutami guzoéw litych do kosci”

Rada Przejrzystosci uwaza za zasadne usuniecie z wykazu Swiadczen
gwarantowanych realizowanych w ramach chemioterapii niestandardowej
swiadczenia gwarantowanego ,denosumab we wskazaniu: zapobieganie
powiktaniom kostnym (ztamania patologiczne, koniecznos¢ napromieniania
kosci, ucisk rdzenia kregowego Ilub koniecznos¢ wykonywania zabiegow
operacyjnych kosci) u dorostych z przerzutami guzow litych do kosci”.

Uzasadnienie

W badaniach klinicznych pordwnujgcych skutecznos¢ denosumabu do kwasu
zoledronowego nie potwierdzono mozliwosci znamiennego wydtuzenia czasu
przezycia oraz korzystnego wptywu na jakosc zycia chorych. Dowody na wiekszg
skutecznos¢ denosumabu w porownaniu do kwasu zoledronowego w
odniesieniu do redukcji bolu i poprawy jakosci Zycia sg niejednoznaczne.
Dostepne badania dotyczq gtdwnie poréwnania denosumabu z kwasem
zoledronowym, brak jest jednak badan porownujgcych skutecznosc tego leku do
kwasu pamidronowego, ktdry jest najczesciej stosowanq technologiq medycznq
w Polsce w tym wskazaniu. Zdaniem Rady utrudnia to rzetelnqg ocene
efektywnosci kosztowej stosowania denosumabu w Polsce.

Przedmiot zlecenia

Problem decyzyjny dotyczy przygotowania rekomendacji Prezesa AOTM na zasadzie art. 31e ust.2
ustawy z dnia 24 sierpnia 2004 r. o Swiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw
publicznych (Dz. U. z 2008 r. Nr 164, poz. 1027, z péz. zm.) w przedmiocie usuniecia lub dokonania
zmiany sposobu finansowania $wiadczenia opieki zdrowotnej obejmujgcego podanie denosumabu
w zapobieganiu powiktaniom kostnym (ztamania patologiczne, konieczno$¢ napromieniania kosci,
ucisk rdzenia kregowego lub koniecznos¢ wykonywania zabiegéw operacyjnych kosci) u dorostych
z przerzutami guzow litych do kosci.

Agencja Oceny Technologii Medycznych
ul. I. Krasickiego 26, 02-611 Warszawa, tel. +48 22 56 67 200 fax +48 22 56 67 202
e-mail: sekretariat@aotm.gov.pl

www.aotm.qgov.pl
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W zwigzku z korespondencjg pomiedzy Agencjg a podmiotem odpowiedzialnym, w trakcie ktdrej
ustalono, iz przedstawienie analiz w ww. wskazaniu przez podmiot odpowiedzialny nie bedzie
mozliwe w wyznaczonym terminie, wystgpiono do Ministra Zdrowia z prosba o akceptacje
przeprowadzenia przez AOTM oceny skréconej, zawierajgcej analize efektywnosci klinicznej, analize
bezpieczenstwa, przeprowadzong w oparciu o wyniki odnalezionych opracowan wtoérnych, przeglad
opublikowanych analiz ekonomicznych, rekomendacje kliniczne i finansowe, stanowiska eksperckie
oraz dane NFZ, dotyczgce wielkosci populacji i finansowania przedmiotowych technologii
medycznych w latach 2010-2011. Minister Zdrowia wyrazit zgode na zaproponowany sposob
realizacji zlecenia.

Rédwnoczesnie w Agencji oceniany jest wniosek o objecie refundacjg produktu leczniczego Xgeva
(denosumab), 120 mg w 1,7 ml roztworu do wstrzykiwan, we wskazaniu: zapobieganie powiktaniom
kostnym (SRE) u pacjentdw z rakiem gruczotu krokowego z przerzutami do kosci.

Problem zdrowotny

Rak jest gtéwng przyczyng $mierci kobiet i drugg najczestszg przyczyng zgondw mezczyzn. Sposrod
wszystkich nowotwordw najwiekszg liczbg zgondw charakteryzujg sie: rak piersi, prostaty, ptuci jelita
grubego. W wiekszosci przypadkédw $smier¢ nie jest spowodowana przez guz pierwotny, ale przez
przerzuty lub powiktania. Prawie kazdy nowotwér charakteryzuje sie przerzutami w struktury kostne,
z czego rak piersi, prostaty, pftuc, pecherza moczowego, tarczycy inerki rozprzestrzenia sie
najczesciej. Rak niszczy architekture kosci, ostabiajgc jej strukture. Zajecie kosci przez nowotwor
moze powodowac silne bdle kosci, ztamania patologiczne lub ucisk rdzenia kregowego, co jeszcze
bardziej zmniejsza jakos¢ zycia pacjenta. Zabiegi, ktére majg na celu tagodzenie, zapobieganie lub
op6znianie tego zdarzenia, dajg mozliwosé poprawy jakosci zycia pacjenta.

Niezaleznie od patogenezy waznymi klinicznie zdarzeniami kostnymi w przebiegu nowotwordéw sa:
ztamania patologiczne kregéw lub innych kosci, ucisk na rdzen kregowy w nastepstwie ztamania
kregu, hiperkalcemia; wystgpienie koniecznosci stosowania leczenia chirurgicznego lub radioterapii
z powodu klinicznych zmian w kosciach.

Zajecie uktadu kostnego w przebiegu ztosliwych nowotwordéw dotyczy przynajmniej 50% wszystkich
chorych. Zmiany kostne najczesciej wstepujg u chorych na szpiczaka plazmocytowego (80-100%),
raka gruczotu krokowego (70-75%), raka piersi (65—75%), raka tarczycy (50%), raka ptuca (30-40%),
czerniaka (15—40%) i raka nerki (20-25%).

W leczeniu zaburzen metabolizmu kostnego stosuje sie leki antyresorpcyjne (bifosfoniany) oraz
przeciwciato monoklonalne (denosumab) skierowane przeciwko RANKL (ligand receptora
aktywujacego czynnik jadrowy kB).

Opis ocenianego $wiadczenia i sposéb jego finansowania

Denosumab (XGEVA®; kod ATC: M0O5BX04, inne leki wptywajgce na strukture i mineralizacje kosci),
jest ludzkim przeciwciatem monoklonalnym uniemozliwiajgcym dojrzewanie, funkcjonowanie
i przezycie osteoklastéw. Przeciwciato skierowane jest przeciwko RANKL (ligandowi receptora
aktywujgcego czynnik jadrowy kB) i wigze sie z tg czgsteczky z duzym powinowactwem i swoistoscig.
Zapobiega to aktywacji RANK na powierzchni osteoklastow i prekursoréw osteoklastéw. To dziatanie
uniemozliwia interakcje RANKL/RANK na ich powierzchni, co zmniejsza resorpcje kosci.

Wskazania rejestracyjne obejmujg zapobieganie SRE (ztamaniom patologicznym, radioterapii kosci,
uciskowi rdzenia kregowego, zabiegowi chirurgicznemu kosci) u dorostych pacjentéw z guzami litymi,
u ktérych wystepuja przerzuty do kosci.

Zalecana dawka denosumabu to 120 mg. Lek podawany jest podskdrnie co 4 tygodnie w udo, brzuch
lub tylng czes¢ ramienia. Konieczna jest suplementacja wapnia (500 mg) i witaminy D (400 1U), chyba
ze wystepuje hiperkalcemia.

Denosumab w zapobieganiu powiktaniom kostnym (kosci zgodnie z rejestracjg) u dorostych z
przerzutami guzéw litych do kosci jest finansowany ze S$rodkdw publicznych na podstawie
rozporzadzen Ministra Zdrowia w sprawie Swiadczen gwarantowanych zzakresu programow
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zdrowotnych. W zakresie kontraktowania $wiadczen przez NFZ denosumab jest finansowany w
umowie w rodzaju ,leczenie szpitalne” w zakresie ,pogramy terapeutyczne”, w ramach programu
chemioterapii niestandardowej zgodnie z Zarzgdzeniem Nr 28/2012/DGL Prezesa NFZ z dnia 10 maja
2012 r. w sprawie okreslenia warunkéw zawierania i realizacji umow w rodzaju leczenie szpitalne w
zakresie terapeutyczne programy zdrowotne.

Alternatywne $wiadczenia

Na podstawie opinii ekspertow i rekomendacji klinicznych komparatorami dla denosumabu
w rozpatrywanym wskazaniu sg finansowane w Polsce ze srodkdw publicznych bisfosfoniany (kwas
zoledronowy, kwas klodronowy, kwas pamidronowy). Finansowanie obejmuje: nowotwory ztosliwe -
przerzuty osteolityczne w chorobach nowotworowych, poziom odptatnosci pacjenta: ryczatt.
Bisfosfoniany znajdujg sie w grupie limitowej ,146.2, Leki stosowane w chorobach kosci -
bisfosfoniany do podawania pozajelitowego — kwas pamidronowy” i ,146.1, Leki stosowane
w chorobach kosci - bisfosfoniany doustne - kwas klodronowy”.

Skutecznosé kliniczna

Analize wykonano w oparciu o przeglad systematyczny badan klinicznych i opracowan wtérnych, do
ktdrego — w czesci dotyczacej oceny skutecznosci — wigczano 3 badania z randomizacja:

e 1 RCT Il fazy, podwdjnie zaslepione, wieloosrodkowe (322 osrodki), poréwnujgce
denosumab z kwasem zoledronowym w leczeniu pacjentéw z przerzutowym rakiem piersi do
kosci —tacznie badano 2046 pacjentdw (Stopeck 2010);

e 1 RCT lll fazy, podwdjnie zaslepione, wieloosrodkowe, dwuramienne badanie poréwnujace
denosumab z kwasem zoledronowym w leczeniu pacjentdw z opornym na kastracje rakiem
prostaty, ktérzy nie przyjmowali wczesniej bisfosfonianédw w postaci dozylnej — facznie
badano 1901 pacjentow (Fizazi 2011);

e 1 RCT lll fazy, podwdjnie zaslepione, wieloosrodkowe, poréwnujace denosumab z kwasem
zoledronowym w leczeniu pacjentdw z zaawansowanymi guzami litymi z przerzutami do
kosci (z wytgczeniem raka piersi i raka prostaty) lub szpiczakiem mnogim — facznie badano
1776 pacjentéw (Henry 2011).

Ocenianie efekty zdrowotne obejmowaty: czas do pierwszego SRE (powiktania kostnego), czas do
pierwszego i kolejnych SRE, pierwsze SRE lub HCM (hiperkalcemia nowotworowa), pierwsze
napromienianie kosci, okres czasu do ztagodzenia bélu, czas do progresji choroby w kosciach, czas
przezycia catkowitego.

Denosumab byt istotnie statystycznie (i.s.) skuteczniejszy od kwasu zoledronowego w opdznianiu lub
zapobieganiu SRE:

e Denosumab i.s. zmniejszat ryzyko wystapienia pierwszego SRE o 18% [HR= 0,82 (95%Cl: 0,71;
0,95)] — Stopeck 2010, [HR= 0,84 (95%Cl: 0,71; 0,98)] — Fizazi 2011;

e Denosumab i.s. zmniejszat ryzyko wystgpienia pierwszego i pdzniejszych stadiow SRE o 23%
[HR= 0,77 (95%Cl: 0,66; 0,89)] — Stopeck 2010, 18% [RR= 0,82 (95%Cl: 0,71; 0,94)] — Henry
2011;

e Denosumab i.s. zmniejszat ryzyko potrzeby pierwszego napromieniania kosci o 26% [HR=0,74
(95%Cl: 0,59; 0,94)] — Stopeck 2010, 22% [HR=0,78 (95% Cl: 0,63; 0,97)] — Fizazi 2011 i 22%
[HR=0,78 (95% Cl: 0,66; 0,94)] — Henry 2011.

e Denosumab i.s. zmniejsza ryzyko wystgpienia SRE lub HCM o 18% [HR=0,82 (95%Cl: 0,70;
0,95)] — Stopeck 2010, 17% [HR=0,83 (95%Cl: 0,71; 0,97)] — Fizazi 2011 i 17% [HR=00,83
(95%Cl: 0,72; 0,96)] — Henry 2011.

Nie zaobserwowano i.s. réznic w czasie do progresji choroby ani w catkowitym czasie przezycia dla
poréwnania denosumabu z kwasem zoledronowym w zadnym z trzech analizowanych badan. Okres
czasu do ztagodzenia bdlu (definiowanego jako zmniejszenie o 2 2 punkty wzgledem wartosci
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poczatkowej wyniku najgorszego odczuwanego bélu w skali BPI-SF) byt podobny dla denosumabu
i kwasu zoledronowego w kazdym z 3 badan.

Dodatkowo do analizy klinicznej wtgczono 4 opracowania wtérne (Lipton A et al. 2011, Wong MHF et
al. 2012, Australian Public Assessment Report for Denosumab 2011, Ford J et al. 2011) —
w poréwnaniu z kwasem zoledronowym, denosumab i.s.: opdzniat czas do: 1 napromieniowania
kosci, potrzeby zabiegu chirurgicznego kosci i ztaman patologicznych; wydtuzat czas do pierwszego
SRE lub HCM; zmniejszat SMR (zapadalnos¢ na powiktania kostne); zmniejszat czestos¢ wystepowania
ucisku rdzenia kregowego w nastepstwie ztamania kregu.

Bezpieczenstwo stosowania

W niniejszej analizie ocene bezpieczenstwa wykonano na podstawie badan z randomizacjg oraz
opracowan wtérnych wtgczonych do analizy skutecznosci. Dodatkowe zrédto stanowita ChPL.

W obu analizowanych grupach (odpowiednio dla denosumabu i kwasu zoledronowego) sposrod
wszystkich dziatan niepozadanych najczesciej pojawiaty sie: nudnosci (30,8%, 31,6%), niedokrwistos¢
(27,1%, 30,3%), zmeczenie (27,1%, 27,0%), bol plecéw (25,3%, 26,3%), zmniejszenie apetytu (23,1%,
24,5%), ostabienie (21,4%, 21,9%), zaparcia (21,2%, 23,6%), dusznos$¢ (20,6%, 17,9%), biegunka
(20,3%, 18,7%), béle stawdw (20,1%, 22,3%), bdl kosci (19,9%, 22,5%) i wymioty (19,9%, 20,1%).

Podsumowujac goraczka, niedokrwistos¢, béle kosci, zaparcia, béle stawdw i dreszcze wystepowaty
czesciej w grupie leczonej kwasem zoledronowym niz w grupie leczonej denosumabem. Z kolei
hipokalcemia, martwica kosci szczeki i duszno$¢ wystepowaty czesciej w grupie leczonej
denosumabem niz w grupie leczonej kwasem zoledronowym. Natomiast czesto$¢ wystepowania
dziatan niepozadanych ogdétem byta podobna w obu analizowanych grupach.

Zgodnie z ChPL wsrdd dziatan niepozgdanych (zwigzanych z podaniem denosumabu) wystepujgcych
czesto nalezy wyrdzni¢: hipokalcemie i hipofosfatemie, ekstrakcje zeba, nadmierng potliwos¢,
martwice kosci szczeki, z kolei wsréd dziatan niepozgdanych wystepujgcych bardzo czesto: dusznosé
i biegunke.

Stosunek kosztéw do uzyskiwanych efektéw zdrowotnych

Analize ekonomiczng oparto na publikacji, w ktérej oceniano pod wzgledem efektywnosci kosztowej
stosowanie denosumabu u mezczyzn z rakiem prostaty z przerzutami do kosci (Xie et al. 2011).
Ponadto czes¢ ekonomiczng raportu stanowig wyniki analizy ekonomicznej dotgczonej do wniosku
refundacyjnego dla Xgeva®, wyniki analiz finansowych zawartych w rekomendacjach
miedzynarodowych agencji HTA dotyczacych finansowania denosumabu (PBAC, CDEC/CADTH, NCPE)
oraz dane DGL NFZ.

e Analiza ekonomiczna dotgczona do wniosku refundacyjnego dla produktu leczniczego Xgeva
(denosumab), 120 mg w 1,7 ml roztworu do wstrzykiwan, we wskazaniu: zapobieganie
powiktaniom kostnym (SRE) u pacjentéw z rakiem gruczotu krokowego z przerzutami do
kosci:

Przeprowadzono analize kosztdw-uzytecznosci (CUA), w ktdrej pordwnano optacalnos¢ denosumabu
w zapobieganiu powiktaniom kostnym u pacjentéw z rakiem gruczotu krokowego z przerzutami do
kosci z wybranymi opcjami terapeutycznymi dostepnymi w Polsce (klodronianem, kwasem
zoledronowym i pamidronianem). Analize przeprowadzono z perspektywy ptatnika publicznego (NFZ)

Analize przeprowadzono z uzyciem modelu Markowa.
W Agencji jest aktualnie prowadzona ocena powyzszego wniosku.

e Analiza ekonomiczna Xie et al. 2011:

W ramach tej analizy ekonomicznej poréwnano denosumab z kwasem zoledronowym w leczeniu
pacjentdw z hormonoopornym rakiem prostaty z przerzutami do kosci. Przeprowadzono analize
kosztow-efektywnosci oraz analize wrazliwosci z perspektywy ptatnikdw w USA (ze wzgledu na model

4/6



Stanowisko Rady Przejrzystosci AOTM nr 38/2012 z dnia 25 czerwca 2012 r.

rezydualny, jaki obowigzuje w USA, moze ich by¢ wielu: publiczny/komercyjny/sam pacjent) w 3-
letnim horyzoncie czasowym.

Na podstawie analizy kosztow-efektywnosci oszacowano, ze unikniecie SRE przy stosowaniu
denosumabu w poréwnaniu z kwasem zoledronowym bedzie wigzato sie z dodatkowymi kosztami
ptatnika wynoszacymi $ 71 027 w 1 roku i $ 51 319 w 3 roku.

e Australia (PBAC) 2011

Wykonano dwie analizy ekonomiczne oddzielnie dla pacjentéw z rakiem piersi i rakiem gruczotu
krokowego. W obu zastosowano model Markowa, w ktdrym uwzgledniono trzy stany zdrowia
pacjentéw (zyje bez SRE i przyjmuje terapie, zyje z SRE i otrzymuje terapie oraz zgon). Przyjeto
perspektywe ptatnika publicznego i 10-letni horyzont czasowy.

Wedtug autoréw analiz terapia denosumabem jest dominujgca nad terapig kwasem zoledronowym
(denosumab okazat sie skuteczniejszy i mniej kosztowny). Jednakze autorzy analizy zaznaczaja, ze
wptyw na ostateczny wynik analizy ekonomicznej moze mieé¢ wyzszy koszt podania kwasu
zoledronowego w pordéwnaniu z kosztem podania denosumabu. Uwzgledniajgc najnizsze koszty
podania leku w ramach analizy wrazliwosci, inkrementalny wspétczynnik kosztow efektywnosci (ICER)
dla denosumabu ksztattowat sie pomiedzy 100 i 200 tys. dolaréw za rok zycia skorygowanego
o jakos¢ (QALY), zaréwno w leczeniu raka piersi, jak i raka prostaty.

e Kanada (CDEC/ CADTH) 2011

Przeprowadzono CUA, w ktdrej poréwnano pod wzgledem uzytecznosci kosztowej denosumab
z kwasem zoledronowym oraz brakiem aktywnego leczenia u pacjentéw z opornym na kastracje
rakiem gruczotu krokowego z przerzutami do kosci w 11-letnim horyzoncie czasowym. Przyjeto
perspektywe ptatnika publicznego.

Dodatkowy koszt za QALY dla denosumabu w poréwnaniu z brakiem leczenia w profilaktyce SRE
u pacjentdéw z nieoperacyjnym rakiem prostaty oszacowano na $ 111 tys. Koszty nabycia lekéw s3
takie same dla denosumabu i kwasu zoledronowego ($ 7 tys. rocznie), jezeli oba sg podawane co
cztery tygodnie.

Na podstawie analizy stwierdzono, ze denosumab jest opcjg optacalng w poréwnaniu z kwasem
zoledronowym w profilaktyce SRE u pacjentédw z opornym na kastracje rakiem gruczotu krokowego.
Optacalnosé denosumabu w przypadku przerzutéw innych guzdw litych nie jest znana.

e Irlandia (NCPE) 2011

Przeprowadzono CUA, w ktdorej poréwnywano koszty stosowania denosumabu z kwasem
zoledronowym w prewencji SRE u pacjentéw z przerzutami do kosci guzéw litych (zwtaszcza raka
piersi, prostaty i innych guzéw litych z wytgczeniem szpiczaka mnogiego). Przyjeto 10-letni horyzont
czasowy i perspektywe ptatnika publicznego.

W ramach scenariusza podstawowego wykazano, ze unikniecie SRE przy stosowaniu denosumabu
bedzie wigzato sie z dodatkowymi kosztami ptatnika (ICER) wynoszgcymi € 29 371/QALY (dla raka
prostaty); € 14 626/QALY (dla raka piersi). W przypadku prewencji SRE u chorych z innymi
nowotworami denosumab zdominowat kwas zoledronowy.

Wptyw na budzet ptatnika publicznego

Zgodnie z danymi DGL NFZ w Polsce denosumabem (Xgeva®) leczonych byto okoto 59 pacjentéw
w 2011 roku i 133 pacjentow w 2012 roku (dane do kwietnia), a warto$¢ wykonanych $wiadczen
wyniosta 214,8 tys. zt w 2011 roku i 767,6 tys. zt w 2012 roku (dane do kwietnia).

Rekomendacje innych instytucji dotyczace ocenianego swiadczenia

W rekomendacjach praktyki klinicznej (NCCN 2012, Prescrire 2012, ASCO 2011, PTOK/PUO 2011,
EAU/PTU 2011, THP 2011, ESMO 2010, miedzynarodowy panel ekspercki 2007) denosumab obok
bisfosfoniandw jest wymieniany jako jedna z opcji terapeutycznych w zapobieganiu/opdznianiu SRE
(patologiczne ztamanie kosci, ucisk rdzenia kregowego w nastepstwie ztamania kregu, koniecznosé
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stosowania chirurgicznego leczenia lub napromieniania kosci) u pacjentéw z rakiem piersi, opornym
na kastracje rakiem gruczotu krokowego oraz z rakiem ptuca, u ktérych wystepujg przerzuty do kosci.

Odnalezione przez Agencje zagraniczne rekomendacje dotyczace finansowania ze srodkéw
publicznych sg w wiekszosci pozytywne wobec finansowania denosumabu u pacjentéw z przerzutami
raka piersi i prostaty oraz innych guzéw litych do kosci (Australia — PBAC 2011; Kanada -
CDEC/CADTH 2011; Irlandia — NCPE 2011). Natomiast szkockie SMC 2011 nie rekomenduje
denosumabu w zapobieganiu SRE u dorostych z przerzutami guzéw litych do kosci. Agencja powotuje
sie na NICE, ktdry jest w trakcie opracowywania raportu oceniajgcego skutecznos¢ denosumabu, i na
czas jego wykonywania przyjmuje negatywng rekomendacje.

Dodatkowa uwaga Rady

Rada proponuje poszerzong ocene efektywnosci klinicznej i kosztowej denosumabu z
uwzglednieniem subpopulacji chorych odnoszacych najwiekszg i najmniejszg korzys¢ ze stosowania
leku.

Biorgc pod uwage powyzsze argumenty, Rada Przejrzystosci przyjeta stanowisko jak na wstepie.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 31e ust. 2 ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki
zdrowotnej finansowanych ze srodkéw publicznych, z uwzglednieniem opracowania Agencji Oceny Technologii
Medycznych , Podanie denosumabu (Xgeva®) w zapobieganiu powiktaniom kostnym (ztamania patologiczne,
koniecznos¢ napromieniania kosci, ucisk rdzenia kregowego lub konieczno$¢ wykonywania zabiegéw
operacyjnych kosci) u dorostych z przerzutami guzéw litych do kosci”, AOTM-0T-431-25/2011, czerwiec 2012 r.

6/6



Agencja Oceny Technologii Medycznych

Rada Przejrzystosci

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 62/2012 z dnia 3 wrzesnia 2012 r.
w sprawie oceny leku Volibris (ambrisentan) we wskazaniu:
leczenie tetniczego nadcis$nienia ptucnego (TNP) ambrisentanem
(program lekowy).

Rada uwaza za zasadne finansowanie produktu leczniczego Volibris
(ambrisentan) we wskazaniu: leczenie tetniczego nadcisnienia ptucnego (TNP) w
ramach istniejgcego programu lekowego. Rada rekomenduje utworzenie
wspdlnej grupy limitowej wraz z bozentanem. Rada akceptuje zaproponowany
instrument dzielenia ryzyka.

Uzasadnienie

Wszystkie rekomendacje kliniczne wskazujq, ze ambrisentan (Volibris) jest
wartosciowq opcje leczenia tetniczego nadcisnienia ptucnego, ze wzgledu na
poprawe wydolnosci wysitkowej, poprawe klasy czynnosciowej wg NYHA/WHO,
zmniejszenie nasilenia dusznosci wg skali Borga a takze poprawe parametrow
hemodynamicznych pacjentow. Stosowanie ambrisentanu (Volibris

z idiopatycznym lub w przebiegu choroby uktadowej tkanki tgcznej
nadcisnieniem tetniczcym ptucnym w Il klasie czynnosciowej, jest tak samo
skuteczne a tarisze w odniesieniu do komparatora (bozentan). W odrdznieniu od
bozentanu ambrisentan daje mozliwos¢ doboru dawki co pozwala na
indywidualizacje leczenia poprzez eskalacje Ilub redukcje dobowej dawki
terapeutycznej. Dziatania niepozqdane ambrisentanu sq na akceptowalnym
poziomie.

Przedmiot wniosku

Zlecenie Ministra Zdrowia dotyczy objecia refundacjg nastepujgcych dawek i opakowan produktu
leczniczego:

e Volibris (ambrisentan), 10 mg, tabl. powl., 30 tabl, kod EAN 5909990643189
e Volibris (ambrisentan), 5 mg, tabl. powl., 30 tabl, kod EAN 5909990643165,

w ramach uzgodnionego projektu programu lekowego: Leczenie tetniczego nadci$nienia ptucnego
(TNP) ambrisentanem (ICD-10 127, 127.0). Lek stanowit juz przedmiot prac AOTM. W ostatnim
Stanowisku RK oraz Rekomendacji Prezesa Agencji zaopiniowano pozytywnie finansowanie
ambrisentanu w leczeniu tetniczego nadcisnienia ptucnego.

Niniejsze stanowisko dotyczy produktu Volibris (ambrisentan), 10 mg, tabl. powl., 30 tabl, kod EAN
5909990643189.

Problem zdrowotny

Agencja Oceny Technologii Medycznych
ul. I. Krasickiego 26, 02-611 Warszawa, tel. +48 22 56 67 200 fax +48 22 56 67 202
e-mail: sekretariat@aotm.gov.pl

www.aotm.qgov.pl
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Tetnicze nadcisnienie ptucne (PAH) jest stanem klinicznym cechujagcym sie obecnoscig
przedwtosniczkowego nadcisnienia ptucnego przy braku innych przyczyn przedwito$niczkowego
nadcis$nienia. Charakteryzuje sie identycznym, dla réznych postaci, obrazem zmian patologicznych w
krgzeniu ptucnym — postepujgcym wzrostem oporu naczyn ptucnych, ktére prowadza do
niewydolnosci prawokomorowej i przedwczesnego zgonu.

Nowsze dane epidemiologiczne z Francji pokazujg, ze tetnicze nadcisnienie ptucne wystepuje u
15/mln dorostych mieszkaricéw a zapadalnos$¢ wynosi 2,4/min/rok. W Polsce odpowiednie wskazniki
sg o potowe mniejsze, ale nalezy sie spodziewac ich wzrostu z powodu coraz wiekszej Swiadomosci
wagi problemu i wiekszej dostepnosci nowoczesnych lekéw przedtuzajgcych zycie chorych z
tetniczym nadcisnieniem ptucnym. Wg informacji przedstawionych przez wnioskodawce , Tetnicze
nadcisnienie ptucne jest uznane przez Komisje Europejskg oraz odpowiednie instytucje zdrowotne w
USA, Australii i Japonii za chorobe ultrarzadka ,,

Opis wnioskowanej technologii medycznej
Grupa farmakoterapeutyczna: inne leki przeciwnadcisnieniowe, kod ATC: C02KX02.

Ambrisentan jest aktywnym po podaniu doustnym, nalezagcym do klasy pochodnych kwasu
propionowego, selektywnym antagonistg receptora endoteliny A (ETA). Endotelina odgrywa istotng
role w patofizjologii PAH.

Alternatywne technologie medyczne

Alternatywne technolgie medyczne to stosowane i refundowane ze srodkéw publicznych w leczeniu
tetniczego nadcisnienia ptucnego w Polsce: bozentan (Tacleer), iloprost (Ventavis), trepostynil
(Remodulin) oraz syldenafil (Revatio) + iloprost (Ventavis). Wytyczne leczenia tetniczego nadcisnienia
ptucnego oraz opinie polskich ekspert klinicznych (praktykéw) wskazujg na poprawny wybdr ww.
komparatorow w analizie klinicznej.

Skutecznos¢ kliniczna

Celem przegladu systematycznego przedstawionego przez wnioskodawce byta ocena skutecznosci
klinicznej ambrisentanu stosowanego _ u pacjentéw z tetniczym
nadcisnieniem ptucnym w odniesieniu do komparatorow aktualnie finansowanych ze srodkéow

u pacjentéw z tetniczym nadcisnieniem ptucnym (tj. bozentan,
iloprost, trepostynil, duoterapia — syldenafil w skojarzeniu z iloprostem).

Do analizy skutecznosci klinicznej i bezpieczenstwa wigczono: jedno nierandomizowane badanie
kliniczne — McGoon 2009 dotyczace _ tetniczego nadcisnienia ptucnego, dwa
randomizowane badania kliniczne ambrisentan vs placebo — ARIES-1, ARIES-2 (Galie 2008; Oudiz
2006), ktére przeprowadzono na populacji pacjentéw _ tetniczego nadcisnienia ptucnego
oraz badania zakwalifikowane do przeprowadzenia poréwnan posrednich BRATHE -1 (Rubin 2002);
Channick 2001 (Channick 2001; Badesch 2002); AIR (Olschewski 2002) oraz Simmoneau 2002.

W publikacji McGoon 2009 odnotowano istotnie statystycznie wyniki w poréwnaniu z warto$ciami
poczatkowymi w zakresie zmiany wydolnosci wysitkowej mierzonej za pomoca testu 6-MWD, zmiany
nasilenia dusznosci w skali Borga oraz poprawie jakosci zycia chorych ocenianej za pomoca
kwestionariusza SF-36.

Nalezy podkresli¢, iz byto to jedyne badanie ktére odpowiadato Scisle zdefiniowanemu problemowi
decyzyjnemu jakim byto leczenie pacjentéw _ nadcisnienia ptucnego. Do
najwazniejszych ograniczen metodologicznych ww. badania nalezaty: brak grupy kontrolnej oraz
randomizacji, niewielka i ograniczona populacja pacjentow co rzutowato na niskg jako$¢ otrzymanych
wynikow.

Badania Il fazy o akronimach ARIES-1 i ARIES-2 dotyczgce zastosowania ambrisentanu w -

tetniczego nadcisnienia ptucnego zostaty ocenione na 4 pkt w skali Jadad. Byty to badania
przeprowadzone w uktadzie réwnolegtym poréwnujgce ambrisentan z placebo. Pierwszorzedowym
punktem koricowym ocenianym w badaniach ARIES-1/-2 byta zmiana odlegtosci pokonywanej w
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trakcie 6-minutowego marszu, jest to gtéwny punkt koricowy analizowany w wiekszosci badan
dotyczacych oceny skutecznosci leczenia tetniczego.

W badaniu ARIES-1 poprawa Sredniego wyniku w tescie 6-MWD wartosci poczatkowych w grupie
otrzymujgcej dawke 5 mg/dobe wynosita 31 metréw [95%Cl: 3;59; p=0,008] w 12 tygodniu leczenia.
W grupie pacjentéw otrzymujgcych ambrisentan w dawce 10 mg/dobe zmiana odlegtosci przebytej
podczas 6-minutowego marszu po 12 tygodniach leczenia wyniosta 51 metrow [95%Cl: 27;76;
p<0,001].

Wyniki otrzymane w badaniu ARIES-2 wskazaty na istotng statystycznie poprawe wydolnosci
wysitkowe] ocenianej na podstawie testu 6-MWD po 12 tygodniach leczenia za pomoca
ambrisentanu podawanego w dawce 5 mg/dobe. Wydtuzenie dystansu w tescie 6-MWD wsrdd
pacjentow przyjmujacych ambrisentan w dawce 5 mg/dobe: 59 metrow [95%Cl: 30; 89; p<0,001].
taczna analiza dla dawki ambrisentanu wynoszgcej 5 mg/dobe wykazata wydtuzenie dystansu
pokonywanego w czasie testu 6-minutowego marszu o 45 metrow [95%Cl: 24; 65; p<0,001].

W badaniach wykazano istotng statystycznie poprawe w zakresie redukcji nasilenia objawdw
niewydolnosci oddechowo-krgzeniowej okreslanych za pomocg klas czynnosciowych wedtug
klasyfikacji WHO w grupach otrzymujgcych ambrisentan podawany w dawkach 5 mg lub 10 mg/dobe
(taczna analiza dla obu dawek; p=0,036) w pordéwnaniu do grupy otrzymujgcej placebo. tgczna
analiza wynikéw z badania o akronimie ARIES-1 oraz badania o akronimie ARIES-2 dla dawki
ambrisentanu wynoszacej 5 mg/dobe wykazata istotng statystycznie poprawe klasy czynnosciowej
tetniczego nadcisnienia ptucnego w trakcie 12 tygodni terapii w porédwnaniu do grup kontrolnych
otrzymujacych placebo (p=0,025). Ponadto faczna analiza danych z badan o akronimach ARIES-1 oraz
ARIES-2 wykazata, ze w poréwnaniu z placebo terapia ambrisentanem w zakresie dawek: 5-10
mg/dobe istotnie redukuje nasilenie dusznosci oceniane w skali Borga [95%Cl:-1,8;-0,4; p=0,019]. Na
podstawie wynikow uwzglednionych badan wykazano, ze ambrisentan istotnie statystycznie redukuje
ryzyko wystgpienia: klinicznego pogorszenia przebiegu tetniczego nadcisnienia ptucnego (badanie o
akronimie ARIES-2 - dawka ambrisentanu 5 mg/dobe p=0,005 oraz badan o akronimie ARIES 1-2 w
zakresie dawki 5 mg/dobe p=0,005).

Dla pozostatych analizowanych punktdw koncowych z zakresu skutecznosci klinicznej (zgon;
hospitalizacja — za wyjatkiem wynikéw z badania o akronimie ARIES-2 dla dawki ambrisentanu 5
mg/dobe; wycofanie sie z badania z powodu koniecznosci zastosowania innej terapii; wczesne
przerwanie terapii — w przypadku dawki ambrisentanu 10 mg/dobe) nie wykazano istotnych
statystycznie rdznic pomiedzy analizowanymi grupami (p>0,05).

Wyniki przeprowadzonych przez autoréw analizy poréwnan posrednich przez wspdlng referencje
jaka byto placebo w wiekszosci nie wykazaty istotnych statystycznie réznic pomiedzy analizowanymi
substancjami czynnymi.

Zdaniem analitykow ATOM wnioskowanie na temat wynikdw poréwnania posredniego ambrisentanu
a iloprostem, trepostynilem oraz bozentanem jest bardzo ograniczone i obarczone duig
niepewnoscig. Zidentyfikowane przez autoréw analiz ograniczenia takich poréwnan s zasadne i
wptywajg na wiarygodnosé prezentowanych wynikéw.

Skutecznos¢ praktyczna
W analizie klinicznej wnioskodawcy nie przedstawiono danych dotyczacych skutecznosci praktycznej.
Bezpieczenstwo stosowania

W zakresie profilu bezpieczenstwa w badaniu McGoon 2009 do najczesciej raportowanych dziatan
niepozadanych (wystepujgcych u wiecej niz 2 pacjentdw) w czasie 12 tygodni trwania badania
nalezaty: obrzeki obwodowe (n=9), bdle gtowy (n=8), uderzenia goraca (n=4), niestrawnos¢ (n=3),
dusznosc (n=3), nudnosci (n=3) oraz palpitacje serca (n=3). Dwdch pacjentéw przerwato terapie z
powodu ciezkich dziatan niepozadanych. Nie osiggnieto pierwszorzedowego punktu koncowego
jakim byt wzrost aktywnosci >3x gdornej granicy normy aktywnosci aminotransferaz watrobowych,
prowadzacy do przerwania leczenia. Wtaczone do analizy badanie McGoon 2009 bedgce badaniem
bez randomizacji i grupy kontrolnej, w ktérym pierwszorzedowym punktem koricowym byt poziom
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transaminaz watrobowych przekraczajacych 3- krotnie norme oceniano po 12 tyg. badania, czyli dos¢
krotkim okresie czasu. Zdaniem analitykéw AOTM nalezy takze mie¢ na uwadze, ze wszyscy pacjenci
w momencie kwalifikacji do badania mieli prawidtowy, wyrdwnany wyjsciowy poziom aktywnosci
aminotransferaz watrobowych (<1 x ULN).

Odnosnie do wynikéw bezpieczenstwa terapii raportowanych w badaniach rejestracyjnych ARIES-1 i
ARIES-2 | - brisentan byt dobrze tolerowany przez pacjentow w badaniach o
obu akronimach. Wystgpienie co najmniej jednego ciezkiego dziatania niepozgdanego w czasie
leczenia 12 tygodni raportowano u 9,6% pacjentdw w grupach ambrisentanu oraz 16,7% pacjentéw
w grupach placebo RR 0,57 [95%Cl:0,34;0,98] p<0,05. Ryzyko wystgpienia obrzekéw obwodowych w
badaniu ARIES-1 byto istotnie statystycznie wyzsze w grupie pacjentéw otrzymujacych ambrisentan
5mg/dobe w poréwnaniu do grupy placebo RR2,57 [95%Cl:1,19;5,70] p<0,05 NNH=7(4;31),
natomiast w dawce 10 mg/dobe badanie ARIES-1 ryzyko wystgpienia obrzekéw obwodowych jest
istotnie statystycznie wyzsze niz w przypadku grupy placebo RR2,71[1,26;5,98] p<0,05, NNH=6(4;22)
metaanaliza wynikow byta nieistotne statystycznie. Metaanaliza wynikéw z badan ARIES-1 i ARIES-2
dla punktu koncowego ryzyko wystgpienia zapalenia gardta w grupie pacjentéw otrzymujgcych
ambrisentan w dawce 5mg/dobe wyniosta OR 4,73 (1,16;19,34) NNH=22 (10;171) dla p=0,03.

Propozycje instrumentdéw dzielenia ryzyka

Stosunek kosztow do uzyskiwanych efektow zdrowotnych

Celem analizy ekonomicznej wnioskodawcy byta ocena zasadnosci ekonomicznej z perspektywy
ptatnika publicznego stosowania ambrisentanu (Volibris, 5 lub 10 mg, po 30 tabl. w opakowaniu) w I

dorostych pacjentéw z idiopatycznym lub w przebiegu choroby uktadowej tkanki tgcznej
czynnosciowej wg WHO, przy zatozeniu finansowania jego stosowania ze srodkow

publicznych w ramach programu lekowego NFZ,
, w odniesieniu do stosowania bozentanu,

iloprostu, treprostynilu oraz syldenafilu w skojarzeniu z iloprostem w ww. wskazaniu.

Wykonano analize minimalizacji kosztéw, ktora stanowi gtdwng analize ekonomiczng

oraz analize kosztéw efektywnosci i kosztdw uzytecznosci ,

W powyzszych analizach
przyjeto perspektywe ptatnika publicznego (NFZ),
Analize minimalizacji
kosztéw wykonano , @ analize kosztédw uzytecznosci i kosztéw
efektywnosci w —
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g —
e

Najwiekszy wptyw na wnioskowanie z analizy podstawowej miaty parametry dotyczace _

Wyniki analizy kosztow uzytecznosci wykazaty

Wptyw na budzet ptatnika publicznego

Celem analizy wptywu na budzet przedstawione] przez wnioskodawce byfa ocena w horyzoncie
trzech lat, konsekwencji finansowych dla ptatnika publicznego w przypadku podjecia decyzji o
finansowaniu ze S$rodkédw publicznych w ramach programu lekowego stosowania produktu
leczniczego ambrisentanu (Volibris®) w _ z idiopatycznym lub w
przebiegu choroby ukfadowej tkanki tgcznej tetniczym nadcisnieniem ptucnym w 1l klasie
czynnosciowej wg WHO. Analize przeprowadzono z perspektywy ptatnika publicznego dla 3-letniego
horyzontu czasowego

W analizie poréwnano skutki dla budzetu
refundacyjnego NFZ dwodch scenariuszy sytuacyjnych: scenariusza istniejgcego bez refundacji
ambrisentanu oraz scenariusza nowego zakfadajgcego finansowanie ambrisentanu ze $rodkow
publicznych.

Zgodnie z oszacowaniami autoréw analizy wprowadzenie do refundacji produktu leczniczego Volibris
w ramach programu lekowego

Autorzy analizy przedstawionej przez podmiot odpowiedzialny nie okredlili ogranicze analizy.
Jednakze analitycy AOTM zidentyfikowali pewne obszary niepewnosci.
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Rozwigzania proponowane w analizie racjonalizacyjnej

Rekomendacje innych instytucji dotyczace ocenianej technologii medycznej

Podczas wyszukiwania w AOTM odnaleziono 9 opublikowanych rekomendacji finansowych
dotyczacych refundowania ambrisentanu w leczeniu tetniczego nadcisnienia ptucnego. Wszystkie
odnalezione rekomendacje finansowe s3 pozytywne tzn. zalecajg finansowanie ze S$rodkéw
publicznych ambrisentanu. Jednakze zawierajg specyficzne ograniczenia w wiekszosci dotyczace
docelowej populacji, wiekszo$¢ z nich zaleca stosowanie produktu leczniczego Volbiris
(ambrisentanu) w klasie 1l i Il zaawansowania choroby wg WHO, co jest zgodne z zapisami z
Charakterystyki Produktu Leczniczego Volibris. Wytyczne podkreslajg, iz stosowanie ambisentranu
powinno by¢ ograniczone do zalecania jedynie przez lekarzy doswiadczonych w leczeniu nadcisnienia
ptucnego. Wazny argument to podkreslenie, ze nie ma bezposrednich dowoddéw dotyczacych
efektywnosci klinicznej ambisentranu wzgledem innych lekéw stosowanych w leczeniu nadcisnienia
ptucnego ani stosowania ambisentranu w terapii skojarzonej.

Odnosnie do rekomendacji klinicznych, odnaleziono trzy dotyczgce rozpatrywanego zagadnienia —
wytyczne Europejskiego Towarzystwa Kardiologicznego powstate we wspdtpracy z European
Respiratory Society oraz International Society of Heart and Lung Transplantationdotyczgce leczenia
tetniczego nadcisnienia ptucnego, kolejne wytyczne to zalecenia Polskiego Towarzystwa
Kardiologicznego wzorowane na wytycznych Europejskiego Towarzystwa Kardiologicznego z 2009
roku. Odnalezione wytyczne amerykanskie dotyczg diagnozowania i postepowania terapeutycznego
w nadcisnieniu ptucnym opublikowane w 2009 roku jest to praca ekspertéw Amerykanskich
Towarzystw Kardiologicznych. Wszystkie odnalezione rekomendacje kliniczne wskazujg ambrisentan
jako jedna z opcji terapeutycznych w leczeniu tetniczego nadcisnienia ptucnego. Najwyzszy poziom
rekomendacji w przypadku ambrisentanu dotyczy leczenia tetniczego nadci$nienia ptucnego w klasie
IIi 1 WHO/NYHA w | rzucie terapii. Poziom zalecen dla klasy czynnosciowej IV wg WHO/NYHA dla
ambrisentanu to juz nizsza ranga lla-C. Odnaleziono takze artykut poglgdowy w Prescrire
International z 2009, ktdéry zwraca uwage na krétka praktyke kliniczng zwigzang z zastosowaniem
ambirsentanu.

Biorgc pod uwage powyzsze argumenty, Rada Przejrzystosci przyjeta stanowisko jak na wstepie.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 19 ustawy o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych, z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej Agencji
Oceny Technologii Medycznych AOTM-0T-4351-3/2012, ,Wniosek o objecie refundacjg lekéw: Volibris
(ambrisentan), 10 mg, tabl. powl., 30 tabl, kod EAN 5909990643189 oraz Volibris (ambrisentan), 5 mg, tabl.
powl., 30 tabl, kod EAN 5909990643165 w ramach programu lekowego: Leczenie tetniczego nadcisnienia
ptucnego (TNP) ambrisentanem (ICD-10 127, 127.0)”, sierpien 2012 r.

Inne wykorzystane zrddta danych, oprécz wskazanych w ww. raporcie:
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1. Opinia eksperta przedstawiona podczas posiedzenia Rady w dniu 03.09.2012 r.
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Agencja Oceny Technologii Medycznych

Rada Przejrzystosci

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 63/2012 z dnia 3 wrzesnia 2012 r.
w sprawie oceny leku Volibris (ambrisentan) we wskazaniu:
leczenie tetniczego nadcis$nienia ptucnego (TNP) ambrisentanem
(program lekowy).

Rada uwaza za zasadne finansowanie produktu leczniczego Volibris
(ambrisentan) we wskazaniu: leczenie tetniczego nadcisnienia ptucnego (TNP) w
ramach istniejgcego programu lekowego. Rada rekomenduje utworzenie
wspdlnej grupy limitowej wraz z bozentanem. Rada akceptuje zaproponowany
instrument dzielenia ryzyka.

Uzasadnienie

Wszystkie rekomendacje kliniczne wskazujq, ze ambrisentan (Volibris) jest
wartosciowq opcje leczenia tetniczego nadcisnienia ptucnego, ze wzgledu na
poprawe wydolnosci wysitkowej, poprawe klasy czynnosciowej wg NYHA/WHO,
zmniejszenie nasilenia dusznosci wg skali Borga a takze poprawe parametrow
hemodynamicznych pacjentéow. Stosowanie ambrisentanu (Volibris) w -
z idiopatycznym lub w przebiegu choroby uktadowej tkanki tgcznej

nadcisnieniem tetniczcym ptucnym w Il klasie czynnosciowej, jest tak samo
skuteczne a tarisze w odniesieniu do komparatora (bozentan). W odrdznieniu od
bozentanu ambrisentan daje mozliwos¢ doboru dawki co pozwala na
indywidualizacje leczenia poprzez eskalacje Ilub redukcje dobowej dawki
terapeutycznej. Dziatania niepozqdane ambrisentanu sq na akceptowalnym
poziomie.
Przedmiot wniosku
Zlecenie Ministra Zdrowia dotyczy objecia refundacjg nastepujacych dawek i opakowan produktu
leczniczego:

e Volibris (ambrisentan), 10 mg, tabl. powl., 30 tabl, kod EAN 5909990643189

e Volibris (ambrisentan), 5 mg, tabl. powl., 30 tabl, kod EAN 5909990643165,

w ramach uzgodnionego projektu programu lekowego: Leczenie tetniczego nadcisnienia ptucnego
(TNP) ambrisentanem (ICD-10 127, 127.0). Lek stanowit juz przedmiot prac AOTM. W ostatnim
Stanowisku RK oraz Rekomendacji Prezesa Agencji zaopiniowano pozytywnie finansowanie
ambrisentanu w leczeniu tetniczego nadcisnienia ptucnego.

Niniejsze stanowisko dotyczy produktu Volibris (ambrisentan), 5 mg, tabl. powl., 30 tabl, kod EAN
5909990643165.

Problem zdrowotny

Jak w stanowisku nr 62/2012.

Agencja Oceny Technologii Medycznych
ul. I. Krasickiego 26, 02-611 Warszawa, tel. +48 22 56 67 200 fax +48 22 56 67 202
e-mail: sekretariat@aotm.gov.pl

www.aotm.qgov.pl
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Opis wnioskowanej technologii medycznej

Jak w stanowisku nr 62/2012.
Alternatywne technologie medyczne

Jak w stanowisku nr 62/2012.
Skutecznosé kliniczna

Jak w stanowisku nr 62/2012.
Skutecznos¢ praktyczna
Jak w stanowisku nr 62/2012.

Bezpieczenstwo stosowania

Jak w stanowisku nr 62/2012.
Propozycje instrumentdéw dzielenia ryzyka

Jak w stanowisku nr 62/2012.
Stosunek kosztow do uzyskiwanych efektow zdrowotnych

Jak w stanowisku nr 62/2012.

Wptyw na budzet ptatnika publicznego

Jak w stanowisku nr 62/2012.

Rozwigzania proponowane w analizie racjonalizacyjnej

Jak w stanowisku nr 62/2012.

Rekomendacje innych instytucji dotyczace ocenianej technologii medyczne

Jak w stanowisku nr 62/2012.

Biorgc pod uwage powyzsze argumenty, Rada Przejrzystosci przyjeta stanowisko jak na wstepie.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 19 ustawy o refundacji lekéw, srodkdéw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych, z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej Agencji
Oceny Technologii Medycznych AOTM-0T-4351-3/2012, ,Whniosek o objecie refundacjg lekéw: Volibris
(ambrisentan), 10 mg, tabl. powl., 30 tabl, kod EAN 5909990643189 oraz Volibris (ambrisentan), 5 mg, tabl.
powl., 30 tabl, kod EAN 5909990643165 w ramach programu lekowego: Leczenie tetniczego nadcisnienia
ptucnego (TNP) ambrisentanem (ICD-10 127, 127.0)”, sierpier 2012 r.

Inne wykorzystane zrddta danych, oprécz wskazanych w ww. raporcie:

1. Opinia eksperta przedstawiona podczas posiedzenia Rady w dniu 3.09.2012 r.
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Agencja Oceny Technologii Medycznych

Rada Przejrzystosci

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 64/2012 z dnia 3 wrzesnia 2012 r.
w sprawie zasadnosci finansowania
leku Forsteo (teryparatyd) we wskazaniu: leczenie osteoporozy
spowodowanej dtugotrwatym stosowaniem glikokortykosteroidéw
u pacjentow z wysokim ryzykiem ztaman

Rada nie rekomenduje finansowania leku Forsteo (teryparatyd) w ramach

nowego programu lekowego.
Uzasadnienie

Dostepne jest tylko jedno badanie randomizowane (Sredniej jakosci), ktdre
wykazato poprawe gestosci kosci i biochemicznych wskaznikow kosciotworzenia
oraz zmniejszenie liczby ztaman kregow w rtg w trakcie leczenia teryparatydem,
w pordwnaniu z alendronianem, przy podobnej liczbie ztaman z objawami
klinicznymi i pozakregowych, przy duzej ilosci powiktan, w tym hiperkalcemii (z
programu wycofato sie okoto 30% chorych). Efektywnos¢ kosztowa terapii
znacznie przekracza dopuszczalny ustawq limit. Lek nie jest rekomendowany
przez NICE i nie jest refundowany w: Danii, totwie i Estonii, Holandii, Irlandii,
Islandii, Belgii, Cyprze i Malcie.

Przedmiot wniosku

Przedmiotem rozpatrywanego wniosku jest objecie refundacjg produktu leczniczego Forsteo
(teryparatyd), roztwér do wstrzykiwan we wstrzykiwaczu 20 mikrograméw/80 mikrolitréw (EAN
5909990000869) w ramach programu lekowego: ,lLeczenie osteoporozy indukowanej
glikokortykosteroidami ze ztamaniem patologicznym (ICD-10 M80.4)”. W dniu 20.08.2012 r.
Ministerstwo Zdrowia przekazato pismem znak MZ-PLR-460-14491-88/MP/12 informacje, ze
whioskodawca przekroczyt termin wyznaczony do wniesienia uzupetnien do analiz, a przedmiotowy
whniosek nalezy uznaé za nieuzupetniony.

W 2008 r. Rada Konsultacyjna rekomendowata niefinansowanie teryparatydu, jednak w innym
wskazaniu, tj. w leczeniu zaawansowanej osteoporozy pomenopauzalnej w ramach programu
terapeutycznego.

Problem zdrowotny

Osteoporoza wtérna to utrata masy kostnej z zaburzeniami jej mikroarchitektury, prowadzaca do
ztaman niskoenergetycznych, bedgca nastepstwem choroby lub leczenia zaburzajgcego réwnowage
miedzy kosSciotworzeniem a resorpcjg. Osteoporoza wtérna moze byé uogdlniona lub miejscowa.
Jedng z jej postaci klinicznych jest osteoporoza posteroidowa. Kazda hiperkortyzolemia, takze
jatrogenna uposledza kosciotworzenie, pobudza apoptoze osteocytéw i resorpcje kosci. Dochodzi do
zaburzenia wchtaniania wapnia z przewodu pokarmowego, hiperkalciurii i zaburzen wydzielania
hormondw ptciowych. Zmiany podobne jak endogenna hiperkortyzolemia powoduje 3-miesieczna
terapia glikokortykosteroidami (GSK) w dawce =5 mg prednizonu/dobe. U oséb z hiperkortyzolemia

Agencja Oceny Technologii Medycznych
ul. I. Krasickiego 26, 02-611 Warszawa, tel. +48 22 56 67 200 fax +48 22 56 67 202
e-mail: sekretariat@aotm.gov.pl
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do ubytku masy kostnej dochodzi przede wszystkim w kosci beleczkowej (gabczastej), dlatego czesto
wystepuja u nich kompresyjne ztamania kregdw w odcinkach ledzwiowym i piersiowym.

Ocenia sie, ze osteoporoza wtérna moze stanowic¢ 30% przypadkdw osteoporozy u kobiet i 50-80% u
mezczyzn. Ztamania u chorych leczonych GKS wystepujg czesciej, niz to wynika ze spadku BMD,
pojawiajg sie przy wyzszych jego wartosciach, przy tym samym BMD (ang. Body Mineral Density) sa
czestsze niz w osteoporozie pomenopauzalnej — jest to wynik obnizonej jakosci kosci. Zwiekszenie
ryzyka ztaman nastepuje szybko i dla przyjmujacych dawke >7,5 mg po roku osigga ono 54% nie
zmieniajac sie istotnie w latach nastepnych. Po zaprzestaniu leczenia GKS ryzyko ztaman, zwtaszcza
kregdéw, gwattownie sie zmniejsza. Po roku jest ono wieksze tylko o 25%, ale w 20% utrzymuje sie
ponad 4 lata od zaprzestania leczenia.

Opis wnioskowanej technologii medycznej

Produkt leczniczy Forsteo (teryparatyd) jest rekombinowanym fragmentem parathormonu, ztozong z
pierwszych 34 aminokwaséw (1-34). Endogenny parathormon, zbudowany z 84 aminokwasow, jest
gtéwnym czynnikiem regulujgcym metabolizm wapnia i fosforanéw w tkance kostnej i w nerkach.

Przedmiotowy produkt leczniczy zostat zarejestrowany w procedurze centralnej w 2003 r. we
wskazaniach:
e leczenie osteoporozy u kobiet w okresie pomenopauzalnym i u mezczyzn o podwyzszonym
ryzyku ztaman,

e leczenie osteoporozy spowodowanej dtugotrwatym stosowaniem glikokortykosteroidéw o
dziataniu ogélnoustrojowym u kobiet i mezczyzn, o podwyzszonym ryzyku ztaman.
Przedmiotem rozpatrywanego wniosku jest drugie z wymienionych wskazan, z zawezona populacj3.
Do proponowanego programu lekowego kwalifikowani majg by¢ dorosli pacjenci (218 r.z.), u ktdrych
stwierdzono wczesniejsze ztamanie niskoenergetyczne spowodowane osteoporozg wywotanym
przewlektym podawaniem GSK z réznych wskazan, ktorzy:

e aktualnie sg leczeni GSK systemowymi w minimalnej dawce dziennej 5mg prednizonu lub
jego ekwiwalentu przez okres co najmniej jednego roku i wymagajg jej kontynuacji,

e u ktérych wystgpito kolejne (stwierdzone wg kryteriow radiologicznych) swieze ztamanie
kregu lub niskoenergetyczne ztamanie blizszego korica kosci udowej pomimo leczenia
profilaktycznego w czasie przyjmowania GKS bisfosfonianami w dawkach terapeutycznych
(alendronian, rizedronian, zolendronian) przez okres minimum 18 miesiecy lub tez innymi
lekami antyresorpcyjnymi w przypadku istnienia przeciwwskazan do podawania
bisfosfoniandéw,

e u ktérych stwierdzono w pomiarze blizszego korca kosci udowej (pomiar w zakresie szyjki
lub "total” metodg DXA) lub odcinka ledzwiowego kregostupa T-score < - 3 SD. U kobiet
przed menopauzg i u mezczyzn przed 50 rokiem zycia ocenie podlega wartos¢ Z-score, ktéra
powinna by¢ < -3 SD,

e u ktérych wykazano prawidtowe: stezenie witaminy D i wapnia oraz szacunkowy klirens
kreatyniny.

Catkowity maksymalny czas leczenia preparatem Forsteo zgodnie z ChPL wynosi 24 miesigce. W
proponowanym programie lekowym chorzy na osteoporoze wywotang przewlektym stosowaniem
GSK powinni by¢ poddani terapii teryparatydem przez okres 18 miesiecy. Przez cate dalsze zycie nie
nalezy powtarza¢ kuracji teryparatydem. Jednoczesne podanie hormonalnej terapii zastepczej jest
dopuszczalne. Nie ma takze przeciwwskazan do stosowania lekéw przeciwbdlowych i prowadzenia
rehabilitacji chorych. Po zakohczeniu terapii teryparatydem nalezy kontynuowaé leczenie
osteoporozy podajgc bisfosfoniany.

Alternatywne technologie medyczne

Na podstawie przeprowadzonego przeglagdu wytycznych klinicznych oraz opinii ekspertéow jako leki
stosowane w leczeniu osteoporozy indukowanej GSK mozna wymieni¢: alendronian, risedronian,
zoledronian hormonalna terapia zastepcza, wybidrcze modulatory receptora estrogenowego,
kalcytonina, denosumab, stront.
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Skutecznos¢ kliniczna

Do analizy klinicznej wnioskodawcy wigczono jedno badanie z randomizacjg (badanie Saag
2007/2009, finansowane przez wnioskodawce), w ktérym poréwnywano teryparatyd z
alendronianem.

Istotne statystycznie wartosci ilorazu szans wystgpienia ztaman kregowych potwierdzonych
radiologicznie wynoszg odpowiednio 0,09 (95% Cl: 0,002; 0,66) dla 18 miesiecy leczenia oraz 0,21
(95% Cl: 0,04; 0,79) dla 36 miesiecy obserwacji na korzys¢ teryparatydu. Dla 36 miesiecy leczenia
teryparatydem iloraz szans wystgpienia ztaman kregowych potwierdzonych kliniczne jest réwny 0,13
(95% CI: 0,02; 0,93), dla 18 miesiecy wynik nie byt istotny statystycznie. Po 18 miesigcach leczenia
wykazano istotne statystycznie (p<0,001) zwiekszenie gestosci mineralnej tkanki kostnej odcinka
ledZzwiowego w grupie teryparatydu (o 7,2%) w poréwnaniu z alendronianem (o 3,4%).

Przedtozona przez wnioskodawce analiza kliniczng nie spetnia wszystkich wymagan okreslonych w
rozporzadzeniu MZ z dnia 02.04.2012 r. (Dz. U. 2012 poz. 388).

Skutecznos¢ praktyczna

Prowadzone jest obecnie badanie, ktére mam na celu zbadanie skutecznosci praktycznej
teryparatydu.

Bezpieczenstwo stosowania

Na podstawie wiaczonego badania znamiennie statystycznie réznice uzyskano w ryzyku nudnosci po
18 i 36 miesigcach (ponad dwukrotnie wieksza szansa w grupie teryparatydu w poréwnaniu z
alendronianem). Odnotowano takze istotne statystycznie zwiekszone ryzyko podwyzszonego
stezenia wapna we krwi po 18 i 36 miesigcach leczenia >1 epizodu stezenia wapnia >10,5 mg/dl oraz
po 36 miesigcach >2 epizoddw stezenia wapnia >10,5 mg/dl.

Propozycje instrumentéw dzielenia ryzyka

Stosunek kosztéw do uzyskiwanych efektéw zdrowotnych

Celem analizy ekonomicznej przedstawionej przez wnioskodawce byta ocena optacalnosci stosowania
teryparatydu w dawce dziennej 20 mcg w poréwnaniu z alendronianem w dziennej dawce 20 mg w
leczeniu osteoporozy spowodowanej dtugotrwatym stosowaniem glikokortykosteroidow w
dozywotnim horyzoncie czasowym. Populacje docelowg stanowili dorosli chorzy z osteoporozg
spowodowang dtugotrwatym stosowaniem GSK z podwyzszonym ryzykiem ztaman.

Koszty zyskania dodatkowego roku zycia w petnym zdrowiu (QALYG) przy zastgpieniu alendronianu
terapig z udziatem teryparatydu wynosi _, koszty zyskania dodatkowego roku zycia (LYG)

przy zastgpieniu alendronianu teryparatydem wynoszg , a redukcja ztaman kregowych przy
zastosowaniu teryparatydu w miejsce alendronianu wynosi .

Analiza wrazliwosci wykazata, ze wspodtczynnik ICUR miesci sie w zakresie -z’f/QALY-
-z’f/QALY. Minimalna wartos¢ ICUR zostata osiggnieta przy zatozeniu bardzo wysokich
wspotczynnikdw ryzyka wzglednego zgonu zwigzanego z uprzednim wystgpieniem ztaman, zas
maksymalna dla zmiany wartosci zaktadajgcej brak wptywu wczesniejszych ztaman na ryzyko
kolejnych ztaman.

Z licznych niezgodnosci przedtozonej przez wnioskodawce analizy ekonomicznej wzgledem wymagan
okreslonych w rozporzadzeniu MZ z dnia 02.04.2012 r. (Dz. U. 2012 poz. 388) nalezy wymienic przede
wszystkim niedostarczenie arkusza kalkulacyjnego lub pliku innego typu zawierajagcego model
ekonomiczny, co uniemozliwito weryfikacje uzyskanych obliczen oraz liczne niezgodnosci dotyczace
cen i kosztow.

Analitycy oszacowali warto$¢ progowej ceny zbytu netto (brak oszacowania w analizie
whioskodawcy) na - Z uwagi na brak modelu ekonomicznego w wersji elektronicznej wynik
obarczony jest duzg niepewnoscia. W celu wyznaczenia ceny przyjeto proste zatozenie zaleznosci
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liniowej pomiedzy podstawowg wartoscig IUCR a warto$ciami ICUR z analizy wrazliwosci dla kosztow
dziennej dawki teryparatydu podwyzszonej i pomniejszonej o 15%.

Wptyw na budzet ptatnika publicznego

Celem analizy wptywu na budzet byto oszacowanie skutkéw finansowych dla budzetu NFZ refundacji
teryparatydu, stosowanego w leczeniu dorostych pacjentéw z osteoporozg spowodowang
dtugotrwatym stosowaniem GSK, w ramach programu zdrowotnego w horyzoncie trzech lat (2012-
2014).

Inkrementalne wydatki budzetu NFZ na leczenie teryparatydem (w stosunku do stanu aktualnego, tj.
braku refundacji teryparatydu) oszacowano na (w nawiasie podano wartosci ze scenariuszy
skrajnych)

Nalezy podkresli¢, ze przyjete w analizie wptywu na budzet zatozenia (odnosnie do m.in. oszacowania
populacji docelowej, przyjetych parametréw, kosztéw) budza wiele watpliwosci, a zatem powyzsze
oszacowania obarczone sg duzg niepewnoscia.

Rozwigzania proponowane w analizie racjonalizacyjnej

Whnioskodawca przedstawit szereg rozwigzan, ktére wigzaty sie m.in.

Przeprowadzona analiza racjonalizacyjna wykazata, ze wdrozenie proponowanych rozwigzan z
zakresu refundacji lekdw w 3-letnim horyzoncie czasowym uwolni S$rodki finansowe ptatnika

publicznego w wysokosci . Wnioskodawca zaproponowat tez rozwigzanie nieaktualne,
w wyniku ktorego mozna by uwolni¢

Rekomendacje innych instytucji dotyczace ocenianej technologii medycznej

Odnalezione rekomendacje kliniczne (z Australii 2008 r., Kanady 2011 r., USA 2010 r. i 2011 r.)
wskazujg na korzystne dziatanie teryparatydu w leczeniu osteoporozy indukowanej GSK
(rekomendacje pozytywne, jednak gtéwnie z ograniczeniami). Brytyjskie wytyczne (2008 r.) nie
zalecaja jednak stosowania leku w przedmiotowym wskazaniu.

Odnaleziono pozytywne rekomendacje refundacyjne z Francji (HAS 2009 r.) w leczeniu osteoporozy z
wigzanej z dtugotrwatym stosowaniem GSK u kobiet i mezczyzn ze zwiekszonym ryzykiem ztaman (co
najmniej dwa zatamania kregéw) oraz z Australii (PTAC 2010 r.) i Nowej Zelandii (PHARMAC 2011 r.) z
ograniczeniami (jako leczenie ostatniego rzutu). Kanadyjskie (CADTH 2009 r., CED 2011 r.),
australijskie (PBAC 2008 r.) oraz brytyjskie (NHS 2008 r.) rekomendacje finansowe sg negatywne.

Dodatkowe uwagi Rady

Biorac pod uwage powyzsze argumenty, Rada Przejrzystosci przyjeta stanowisko jak na wstepie.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 19 ustawy o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych, z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej Agencji
Oceny Technologii Medycznych nr AOTM-DS-433-9/2012 ,Whniosek o objecie refundacjg leku Forsteo
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(teryparatyd) we wskazaniu: leczenie osteoporozy spowodowanej dtugotrwatym stosowaniem
glikokortykosteroidéw u pacjentéw z wysokim ryzykiem ztaman”, 22 sierpnia 2012 r.

Inne wykorzystane Zrddta danych, oprdcz wskazanych w ww. raporcie: nie dotyczy.
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Agencja Oceny Technologii Medycznych

Rada Przejrzystosci

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 65/2012 z dnia 3 wrzesnia 2012 r.
w sprawie zasadnosci finansowania
leku Recombinate (octocog alfa), EAN: 5909990083398,
we wskazaniach: pierwotna profilaktyka krwawien u dzieci
do ukoniczenia i powyzej 2 roku zycia; wtorna profilaktyka krwawien
u dzieci do ukonczenia i powyzej 2 roku zycia; zapewnienie czynnika
VIl do zabiegu u dzieci, u ktérych konieczne jest zatozenie
centralnego dostepu zylnego

Rada Przejrzystosci rekomenduje finansowanie preparatu Recombinate w
ramach funkcjonujgcego programu lekowego ,, Zapobieganie krwawieniom u
dzieci z hemofilig A i B” _ dla pacjenta, jedynie w wypadku
zastosowania zaproponowanego przez producenta instrumentu podziatu
ryzyka, w ramach grupy limitowej rekombinowanego czynnika VIII.

Uzasadnienie

Leczenie profilaktyczne i doraZzne krwawien za pomocq preparatu Recombinate,

uwzgledniajgc umowe podziatu ryzyka, wigze sie z takimi samymi kosztami, jak

za pomocq preparatu - oraz z rocznymi oszczednosciami w wydatkach

ptatnika w porédwnaniu z zastosowaniem preparatow
w zaleznosci od ciezkosci choroby pacjenta. Roczne oszczednosci

wynoszq do .

Przedmiot wniosku

Minister Zdrowia przekazat 6 wnioskdw, dotyczacych nastepujgcych produktéw leczniczych
zawierajgcych substancje czynng octocog alfa:
e Recombinate 1000 IU, Octocog alfa, proszek i rozpuszczalnik do sporzadzania roztworu
do wstrzykiwan, 100 mg/1 ml, kod EAN 5909990083398;
e Recombinate 1000 IU, Octocog alfa, proszek i rozpuszczalnik do sporzgdzania roztworu
do wstrzykiwan, 100 mg/1 ml, kod EAN 5909990736997;
e Recombinate 500 IU, Octocog alfa, proszek i rozpuszczalnik do sporzadzania roztworu
do wstrzykiwan, 50 mg/1 ml, kod EAN 5909990083350;
e Recombinate 500 IU, Octocog alfa, proszek i rozpuszczalnik do sporzadzania roztworu
do wstrzykiwan, 50 mg/1 ml, kod EAN 5909990736980;
e Recombinate 250 IU, Octocog alfa, proszek i rozpuszczalnik do sporzadzania roztworu
do wstrzykiwan, 25 mg/1 ml, kod EAN 5909990083343;
e Recombinate 250 IU, Octocog alfa, proszek i rozpuszczalnik do sporzadzania roztworu
do wstrzykiwan, 25 mg/1 ml, kod EAN 5909990736973.

Niniejsze stanowisko dotyczy produktu Recombinate 1000 IU, Octocog alfa, proszek i rozpuszczalnik
do sporzadzania roztworu do wstrzykiwan, 100 mg/1 ml, kod EAN 5909990083398.

Agencja Oceny Technologii Medycznych
ul. I. Krasickiego 26, 02-611 Warszawa, tel. +48 22 56 67 200 fax +48 22 56 67 202
e-mail: sekretariat@aotm.gov.pl

www.aotm.qgov.pl
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Podmiot odpowiedzialny wnioskuje o objecie w/w lekéw refundacjg w ramach istniejgcego programu
lekowego ,,Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofilig A i B”, w nastepujgcych wskazaniach:

e pierwotna profilaktyka krwawien u dzieci do ukoriczenia 2 roku zycia;

e pierwotna profilaktyka krwawien u dzieci powyzej 2 roku zycia;

e wtdrna profilaktyka krwawien u dzieci do ukonczenia 2 roku zycia;

e wtdrna profilaktyka krwawien u dzieci powyzej 2 roku zycia;

e zapewnienie czynnika VIII do zabiegu u dzieci, u ktérych konieczne jest zatozenie centralnego

dostepu zylnego.

Ponadto z opisu zatgczonego programu lekowego (ze zmianami proponowanymi przez
whnioskodawce) wynika, ze produkty Recombinate miatyby by¢ stosowane u chorych, u ktérych
obecnie stosuje sie wytgcznie koncentraty osoczopochodnych (ludzkich) czynnikéw krzepniecia,
tj. w module pierwotnej profilaktyki krwawien u dzieci z ciezkg postacia hemofilii, u ktorych
zachowywana jest tzw. ,pierwotna ciggtosc leczenia”, w tym ostona hemostatyczna w przypadkach,
w ktdrych konieczne jest zatozenie centralnego dostepu zylnego oraz w module profilaktyki wtdrne;j.

Problem zdrowotny

Hemofilia A jest wrodzong skazg krwotoczng, spowodowang zmniejszeniem aktywnosci czynnika
krzepniecia VIII (cz. VIII) w osoczu, w wyniku czego dochodzi do obfitych krwawier do stawdw, miesni
lub narzadéw wewnetrznych, wystepujgcych samoistnie lub w skutek powypadkowych bagdz
chirurgicznych urazéw. Posta¢ ciezka choroby stanowi 53,7% sposrdéd wszystkich przypadkéw
hemofilii A. Z danych Narodowego Centrum Krwi (dane do lipca 2012 r.) wynika, ze populacja oséb
<18 r.z. kwalifikujgca sie do leczenia krwawiern koncentratami czynnika VIl to 550 dzieci z rézng
postacig hemofilii A oraz 83 dzieci z hemofilig A powiktang obecnoscia inhibitora.

Podstawg leczenia hemofilii jest zwiekszenie aktywnosci niedoborowego czynnika krzepniecia
w krwiobiegu w celu zahamowania aktywnego krwawienia lub jego prewencji. W profilaktyce
ileczeniu krwawien w hemofilii A stosuje sie: liofilizowane koncentraty cz. VIII wytwarzane
z ludzkiego osocza (koncentraty osoczopochodne); liofilizowane koncentraty cz. VIII wytwarzane
metodami inzynierii genetycznej (koncentraty rekombinowane); 1-deamino-8-D-arginino
wazopresyne (DDAVP), czyli desmopresyne oraz leki wspomagajgce: antyfibrynolityki i miejscowe
srodki hemostatyczne.

Opis wnioskowanej technologii medycznej

Produkt leczniczy Recombinate zawiera rekombinowany VIII czynnik krzepniecia (octocog alfa).
Octocog alfa jest oczyszczonym biatkiem sktadajagcym sie z 2332 aminokwasdw. Posiada ono
sekwencje aminokwasowg poréwnywalng z czynnikiem VI, a modyfikacje posttranslacyjne tego
biatka sg podobne jak czgsteczki izolowanej z osocza. Ze wzgledu na technologie wytwarzania,
w ktdrej uzywane s3 ludzkie albuminy, Recombinate zaliczany jest do rekombinowanych czynnikéw
krzepniecia | generacji.

Produkt Recombinate jest zarejestrowany do stosowania w leczeniu i profilaktyce krwawien
u pacjentow z hemofilig A, we wszystkich grupach wiekowych, od noworodkéw do oséb dorostych.

Obecnie ani Recombinate, ani zaden inny rekombinowany cz. VIl pierwszej generacji, nie jest
finansowany ze srodkéw publicznych.

Alternatywne technologie medyczne

W ramach programu lekowego ,Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofilig A i B” obecnie
refundowane sg inne produkty zawierajgce substancje czynng octocog alfa. Wszystkie aktualnie
refundowane produkty zawierajgce octocog alfa sg produktami minimum Il generacji i w pierwotnej
profilaktyce krwawien sg w ramach programu stosowane wytgcznie u dzieci wczesniej nieleczonych
czynnikami osoczopochodnymi; nie sg natomiast refundowane w profilaktyce wtornej. Ponadto
W programie stosowane sg osoczopochodne koncentraty czynnika VIIl — z zapiséw proponowanego
programu lekowego wynika, ze wtasnie te produkty bytyby zastepowane przez wnioskowany lek (jest
on adresowany do subpopulacji pacjentéw, w ktdrej obecnie stosowane sg wytgcznie koncentraty
osoczopochodne).
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Jezeli w nowym programie miatby zosta¢ utrzymany podziat w module profilaktyki pierwotnej
programu, na subpopulacje leczong ,z zachowaniem ciggtosci leczenia” i subpopulacje dzieci
»wczesniej nie leczonych czynnikami osoczopochodnymi”, wéwczas swiadczeniem alternatywnym
wobec ocenianego (i wtasciwym komparatorem) sg osoczopochodne koncentraty czynnika VIII,
poniewaz tylko takie s3 obecnie w tej populacji stosowane; jezeli ten podziat miatby zostac zniesiony
— wowczas wihasciwymi komparatorami bytyby czynniki rekombinowane. Podobnie w module
profilaktyki pierwotnej — niedopuszczenie do stosowania innych czynnikdw rekombinowanych niz
whnioskowany (zgodnie z proponowanym opisem programu) powoduje, ze produkty Recombinate
miatyby zastepowaé koncentraty osoczopochodne.

Refundowane koncentraty czynnika VIII sg obecnie finansowane w dwdch grupach limitowych,
odrebnej dla koncentratéw osoczopochodnych (1090.2 ,Factor VIII coagulationis humanus”)
i rekombinowanych, bez wzgledu na generacje (1090.1 ,Factor VIII coagulationis humanus
recombinate”).

W analizach wnioskodawcy jako komparatory uwzgledniono zaréwno koncentraty osoczopochodne
(Immunate, Octanate) jak i rekombinowane Il (Kogenate) i lll (Advate) generacji.

Skutecznosé kliniczna

Kryteria wtaczenia do analizy Wnioskodawcy spetnity 64 badania — w tym w trzech badaniach
oceniano po dwa preparaty bez ich bezposredniego porownania (Recombinate i Kogenate Bayer:
Gouw 2007; Recombinate i Advate: Zhang 2011, Gomperts 2004). Dowody naukowe dotyczace
skutecznosci klinicznej, przedstawione w analizie Whnioskodawcy pochodzg gtéwnie z badan
obserwacyjnych bez grupy kontrolnej, stanowigcych pod wzgledem metodologicznym opisy serii
przypadkdéw. Sposrdd 64 badan klinicznych, tylko w jednym bezposrednio poréwnywano preparaty
Recombinate oraz Kogenate (u dorostych pacjentéw w wieku >18 r.z.) — Brackmann 1993. Poza tym
nie odnaleziono badan (w tym badan z ramndomizacjg) umozliwiajacych ocene efektywnosci
Recombinate w pordwnaniu z innymi koncentratami czynnika VIII w populacji dzieci (wiek <18 r.z)
z hemofilig A.

Sposrdad 64 badan wiaczonych do analizy w 13 badano preparat Recombinate, w tym: dwa badania
obserwacyjne z grupa kontrolng (Brackmann 1993 — poprawnie zaprojektowane prospektywne
badanie kohortowe z réwnoczesng grupg kontrolng, Gouw 2007 — poprawnie zaprojektowane
badanie kliniczno-kontrolne, retrospektywne); dwa badania opisowe — seria przypadkdéw, badanie
pretest/posttest (Negrier 2001 — prospektywne, Kempton 2006 — retrospektywne); pie¢ badan
opisowych — seria przypadkdéw, badanie posttest: (Rocino 2006, Rocino 2001, Rothschild 1998 —
prospektywne, White 1997 — prospektywne, Bray 1994 — prospektywne) oraz cztery badania opisowe
— inne badanie grupy pacjentéw (Zhang 2011 — prospektywne, Fukutake 2005 — postmarketingowe,
Gomperts 2004 - rejestr ukierunkowany na ocene bezpieczenstwa, Yoshioka 2004 -
postmarketingowe). Sposréd ww. w pieciu oceniano skuteczno$¢é preparatu Recombinate w populacji
dzieci (wiek <18 r.z.): Gouw 2007, Bray 1994, Kempton 2006, Rocino 2001, Rothschild 1998.
W pozostatych badaniach populacje pacjentow stanowity w wiekszosci osoby doroste. W badaniach,
przeprowadzonych w mieszanej populacji dzieci i dorostych wyniki przedstawiono tgcznie dla obu
populacji, tym samym nie byto mozliwosci oceny skutecznosci preparatu wytgcznie w populacji dzieci.
Ponadto, w 19 badaniach oceniano preparat Advate, w 24 - Kogenate Bayer. Preparaty zawierajgce
osoczowy czynnik VIII oceniane byty w 11 badaniach — 1 badanie dotyczyto preparatu Immunate, a 10
badan preparatu Octanate. Dodatkowo przedstawiono wyniki dwéch badan z randomizacjg (ESPRIT
2010: dzieci w wieku 1-7 lat oraz Manco-Jonson 2007: dzieci w wieku <30 mies. — wieloosrodkowe
préby kliniczne z randomizacja w schemacie grup réwnolegtych, brak zaslepienia); ukierunkowanych
na ocene porownawczg profilaktyki i leczenia doraznego dzieci (<18r.z.) z hemofilia A. W badaniu
ESPRIT przez pierwszy okres badania stosowano Rekombinate, natomiast pdzniej Advate. Z kolei
w badaniu Manco-Jonson 2007 stosowano Kogenate Bayer i Kogenate.

Oceniane efekty zdrowotne obejmowaty skuteczno$é preparatow w: profilaktyce dtugoterminowej
krwawien (skuteczno$¢ hemostatyczna, czestos¢ krwawien, liczba krwawien, liczba pacjentéw
z krwawieniami, dawka preparatu); profilaktyce okotozabiegowej krwawien (skutecznos¢
hemostatyczna, utrata krwi podczas zabiegu, liczba krwawien, dawka preparatu); leczeniu doraznym
krwawien (skuteczno$¢ hemostatyczna, czesto$¢ krwawien, liczba krwawien, liczba pacjentéw
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z krwawieniami, dawka preparatu); indukcji tolerancji immunologicznej (ITl; poziom inhibitora po
zakonczeniu ITl, maksymalny poziom inhibitora w trakcie ITIl, czas trwania indukcji do momentu
osiggniecia tolerancji immunologicznej, liczba skutecznych ITI).

Recombinate: (populacja dzieci i dorostych): nie odnaleziono danych pozwalajgcych na wnioskowanie
o skutecznosci hemostatycznej Recombinate w profilaktyce dtugoterminowej. Leczenie doraine
preparatem Recombinate pozwala uzyskaé dobrg lub doskonatg odpowiedZ hemostatyczng w 91%
interwencji wg opinii badacza oraz w trakcie 92% interwencji w ocenie pacjenta. Do opanowania
wiekszosci krwawien (96%) wystarczajgce byto podanie 1 lub 2 iniekcji preparatu. W profilaktyce
okotozabiegowej Recombinate pozwalat na uzyskanie odpowiedzi hemostatycznej w stopniu dobrym
lub doskonatym w trakcie 98% zabiegdw, a jednoczesnie zapobiegat nadmiernej utracie krwi (wyzszej
niz przewidywana dla danego zabiegu) podczas wszystkich 100% procedur. Recombinate indukuje
tolerancje immunologiczng u okoto 85,7% pacjentéw, a mediana czasu potrzebnego do uzyskania
tego efektu wynosita 6 miesiecy.

Recombinate (populacja dzieci <18r.z.)

Profilaktyka okotozabiegowa: wyniki dotyczgce skutecznosci hemostatycznej preparatu Recombinate
stosowanego w profilaktyce okotozabiegowej przedstawiono w jednym badaniu obserwacyjnym bez
grupy kontrolnej (Bray 1994). Odsetek odpowiedzi hemostatycznych uznanych za doskonate wynidst
90%. tacznie w badaniu opisano zastosowanie Recombinate w profilaktyce okotozabiegowej
w trakcie 10 procedur interwencyjnych. W przypadku wiekszosci z nich (9 interwencji) odpowiedz
hemostatyczng oceniono jako doskonatg. Wyniki dotyczace liczby krwawiend okotozabiegowych
przedstawiono réwniez w badaniu Bray 1994. U siedmiu pacjentéw przeprowadzono 10 procedur
inwazyjnych, wymagajacych zastosowania profilaktyki okotozabiegowej. W 1 przypadku wystgpito
krwawienie w okresie pozabiegowym pomimo stosowanej interwencji.

Leczenie dorazne: wyniki dotyczace liczby krwawien raportowanych w trakcie leczenia doraznego
przedstawiono w badaniu Bray 1994. W 2-letnim okresie obserwacji u 75 pacjentéw odnotowano
tacznie 810 epizoddw, z czego do opanowania wiekszosci z nich (92%) wystarczyto podanie nie wiecej
niz 2 infuzji Recombinate. Raportowano takze liczbe infuzji Recombinate zastosowanych w leczeniu
doraznym. Przy diuzszym okresie obserwacji, wynoszagcym 7,3 roku, u 75 pacjentéw zastosowano
8444 infuzje preparatu Recombinate podczas 3592 epizodow krwawienia, co daje 2,35 infuzji
na leczenie jednego zdarzenia.

Indukcja tolerancji immunologicznej: poziom inhibitora po zakoriczeniu ITI oceniano w 1 badaniu
obserwacyjnym bez grupy kontrolnej. W badaniu Rothschild 1998 przedstawiono wyniki dotyczace
poziomu inhibitora po zakonczeniu ITl. Wyniki badania wskazujg, ze u 3 z 8 pacjentéw osiggnieto
tolerancje immunologiczng, a tym samym poziom inhibitora obnizyt sie do wartosci docelowych (<0,6
BU/ml). W dwdch badaniach obserwacyjnych bez grupy kontrolnej, oceniano maksymalny poziom
inhibitora w trakcie ITI.

W jednym badaniu u zadnego pacjenta maksymalny poziom inhibitora nie przekroczyt 10 BU/ml
(Rocino 2001), natomiast w drugim odsetek pacjentéw z poziomem inhibitora nieprzekraczajgcym 10
BU/ml miescit sie w granicach od 60% do 70% (Rothschild 1998). Czas trwania ITI do momentu
osiggniecia tolerancji immunologicznej oceniano w badaniu Rocino 2001. Mediana czasu trwania ITI
do osiggniecia tolerancji immunologicznej wynosita 6 miesiecy (2-8 miesiecy). Liczbe skutecznych ITI
oceniano w dwodch badaniach. W badaniu Rocino 2001, w ktdrym mediana okresu interwencji
wynosita 8 miesiecy (zakres 2-24 miesiecy), u wszystkich pacjentéw ITI zakonczyta sie sukcesem.
W badaniu Rothschild 1998 sposrdod 3 pacjentéw, ktérzy zakonczyli indukcje tolerancji
immunologicznej, dwdéch osiggneto petng tolerancje, a 1 czesciowg tolerancje, podczas gdy pozostali
nadal otrzymywali Recombinate w ramach ITl. Podsumowujac, sposrdd ogdlnej liczby 15 pacjentow
uczestniczacych w 2 badaniach, petng tolerancje za pomocg preparatu Rekombinate uzyskano u 14
pacjentow, natomiast czesciowg u 1 pacjenta.

Recombinate vs Kogenate (populacja dorostych >18 r.z.): w badaniu Brackmann 1993, 7 pacjentow
stosowato profilaktyke preparatem Recombinate, a 5 pacjentow profilaktyke preparatem Kogenate.
W trakcie 2-letniego okresu obserwacji u pacjentéw z grupy Recombinate stwierdzono 161
krwawien, natomiast w grupie Kogenate 169 epizodéw. Wszyscy pacjenci niezaleznie od rodzaju
otrzymywanej interwencji doswiadczyli co najmniej jednego epizodu krwotocznego. U 7 pacjentéw z
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grupy Recombinate zastosowano 1,662 milionéw jednostek [IU], natomiast u 5 pacjentéw z grupy
Kogenate 0,67 miliona IU. W badaniu zuzyto tacznie 68 tys. IU Recombinate na zabezpieczenie
4 zabiegéw (2 mate interwencje ortopedyczne, nakfucie otrzewnej i rektoskopia) u 4 pacjentéw oraz
3 tys. IU Kogenate u 1 pacjenta na zabezpieczenie pojedynczego zabiegu (ekstrakcja zeba).
W leczeniu doraznym liczba zastosowanych jednostek Recombinate (572 000 IU) byta mniejsza niz
liczba jednostek wykorzystanych w trakcie terapii Kogenete (1 148 000 IU). W zadnym przypadku nie
podano informacji o poziomie istotnosci dla zaobserwowanej réznicy.

Profilaktyka dtugoterminowa vs leczenie dorazne — Advate/Recombinate lub Kogenate
Bayer/Kogenate (populacja dzieci <18 r.z.): w dwdch badaniach z randomizacjg (ESPRIT, Manco-
Jonson 2007) wykazano, ze u dzieci z hemofilia A profilaktyka dtugoterminowa w poréwnaniu
z leczeniem doraznym przyczynia sie do redukcji czestosci krwawien oraz ryzyka wystgpienia
artropatii hemofilowej. Stosowanie profilaktyki dtugoterminowej Recombinate lub Advate zamiast
leczenia doraznego istotnie statystycznie zmniejsza Srednig liczbe krwawie przypadajgcych na
pacjenta (37,9 vs 82,4; p<0,05), w tym réwniez krwawien dostawowych (5,0 vs 24,9; p<0,05).
Dodatkowo znamiennie zmniejsza ryzyko wystgpienia artropatii hemofilowej [RR = 0,39 (95%Cl: 0,19;
0,80]). Stosowanie profilaktyki za pomocg Kogenate lub Kogenate Bayer zamiast leczenia doraznego
istotnie statystycznie zmniejsza Srednig roczng czestos¢ krwawien przypadajgcych na pacjenta (3,27
vs 17,69; p<0,001), w tym rowniez krwawien dostawowych (0,63 vs 4,89; p<0,001). W grupie
otrzymujacej profilaktyke istotnie statystycznie mniejszy byt rowniez odsetek pacjentéw ze zmianami
widocznymi w obrebie stawow w badaniu metoda rezonansu magnetycznego (7% vs 45%; p = 0,002).

Kogenate Bayer (populacja dzieci i dorostych): nie odnaleziono danych pozwalajacych na
whnioskowanie o skutecznosci hemostatycznej Kogenate Bayer w profilaktyce dtugoterminowe;.
Wskaznik czestosci krwawien wahat sie od 0,8 do 4,8 epizoddéw na rok. Krwawienia dostawowe
stanowity 70% wszystkich epizodéw krwotocznych, natomiast najczestszg przyczyng krwawien byty
urazy (55%). W leczeniu doraznym skuteczno$é hemostatyczng preparatu Kogenate Bayer okreslono
jako doskonatg lub dobrg w przypadku 93% zabiegéow. W profilaktyce okotozabiegowej Preparat
Kogenate Bayer prowadzit do uzyskania doskonatej lub dobrej odpowiedzi hemostatycznej w trakcie
96% procedur, a krwawienia pozabiegowe towarzyszyty 5% wykonanych zabiegdéw. ITI zostata
okreslona jako skuteczna u 67% pacjentdw, a mediana czasu do osiggniecia tolerancji wynosita 17
miesiecy.

Advate (populacia dzieci i dorostych): preparat Advate stosowany w ramach profilaktyki
dtugoterminowej prowadzi do uzyskania doskonatej lub dobrej odpowiedzi hemostatycznej u 94%
pacjentéw. Wskaznik czestosci krwawien wahat sie od 0,99 do 6,4 epizodéw na rok. Najczesciej
wystepowaty krwawienia dostawowe (51%) i domiesniowe (31%). Najczestszg przyczyne krwawien
stanowity urazy (45% ogdétu zdarzen). W leczeniu doraznym skutecznos¢ hemostatyczng Advate
okreslono jako doskonatg lub dobrg w przypadku 75 - 100% zabiegdw, przy czym w wiekszosci badan
wskaznik ten przekraczat 90%. Odsetek pacjentdw z co najmniej jedng oceng dobrg lub doskonatg
wynosit 97%, natomiast odsetek pacjentéw, ktérzy uzyskiwali wytgcznie odpowiedzi doskonate lub
dobre oszacowano na 95%. Do opanowania wiekszosci zdarzen (90,1%) wystarczyty 1 lub 2 infuzje
Advate. W profilaktyce okotozabiegowej preparat Advate przyczyniat sie do uzyskania doskonatej lub
dobrej odpowiedzi hemostatycznej w przypadku zdecydowanej wiekszosci procedur (91 — 100%
w zaleznosci od czasu oceny). Zaledwie w przypadku 5% pacjentéw utrata krwi byta wyzsza od
przewidywanej. ITI zostata okreslona jako skuteczna u 72% pacjentéw, a mediana czasu do
osiggniecia tolerancji wyniosta okoto 4 miesigce.

Octanate (populacja dzieci i dorostych): stosowany w profilaktyce diugoterminowej prowadzi do
uzyskania doskonatej odpowiedzi hemostatycznej u 99,9% pacjentéw. W leczeniu doraznym
skuteczno$¢ hemostatyczng Octanate okreslono jako doskonatg w przypadku 99,7% epizoddow
krwawienia. W profilaktyce okofozabiegowej z zastosowaniem preparatu Octanate odpowiedz
hemostatyczng oceniono jako doskonatg w 100% przypadkéw. Nie zaobserwowano krwawien
pooperacyjnych, nie byto réwniez koniecznosci dodatkowych infuzji preparatu. ITI zostata okreslona
jako skuteczna u 79% pacjentdw, a $redni czas do uzyskania tolerancji wynosit niespetna 3 miesigce.

Immunate (populacja dzieci i dorostych): w okresie trwania profilaktyki krwawienia odnotowano
u45% pacjentow. W leczeniu doraznym skutecznos¢ hemostatyczng Immunate oceniono tylko
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w przypadku krwawien dostawowych. Ocene doskonaty lub dobrg przyznano w przypadku 96% lub
99% krwawien w zaleznosci od zastosowanej skali. W odnalezionym badaniu nie raportowano danych
odnosnie skutecznosci preparatu Immunate w profilaktyce okotozabiegowej, jak réwniez w ITI.

Podsumowanie: Wedtug wnioskodawcy w analizie klinicznej wykazano, ze wszystkie oceniane
preparaty charakteryzujg sie udowodniong i zblizong skutecznoscig kliniczng w leczeniu doraznym
krwawien, jak réwniez w profilaktyce okotozabiegowej. W badaniach z randomizacjg wykazano, ze
stosowanie profilaktyki z udziatem rekombinowanego cz. VIIlI zamiast leczenia doraznego przyczynia
sie do redukcji czestosci krwawien oraz ryzyka artropatii hemofilowej. Na podstawie dostepnych
danych nie mozna wykazac réznic pomiedzy poszczegdlnymi preparatami cz. VIII.

Skutecznos¢ praktyczna

Whnioskodawca nie przeprowadzit odrebnej oceny skutecznosci praktycznej, jednak badania
przedstawione jako dowody skutecznosci klinicznej obejmujg badania obserwacyjne, prowadzone po
wprowadzeniu poréwnywanych produktéw leczniczych do obrotu, a zatem w warunkach rzeczywistej
praktyki kliniczne;j.

Bezpieczenstwo stosowania

W analizie wnioskodawcy ocene bezpieczerdstwa wykonano na podstawie badan wiaczonych do
analizy skutecznosci.

Recombinate (populacja dzieci i dorostych): dziatania niepozadane wystepowaty $rednio u 6,8%
pacjentéw stosujgcych preparat Recombinate (6,25 epizodu na pacjenta). Inhibitory wystepowaty
u okoto 10,3% pacjentéw. Wsrdd dziatan niepozadanych potencjalnie zwigzanych z przyjmowaniem
Recombinate zaréwno w populacji dzieci jak i dorostych odnotowano: béle gtowy, lekkie zaczerwienie
w potgczeniu z nudnosciami, infekcje rany pooperacyjnej, infekcje w miejscu wktucia, kichanie,
krwawienie z nosa, krwiak w miejscu wktucia, niezyt nosa, powiekszenie weztéw karkowych,
nudnos$ci, pokrzywka, przetrwate graniczne powiekszenie weztdw chionnych szyjnych
i podobojczykowych, wysypka rumieniowa, wytworzenie przeciwciat IgM, wytworzenie przeciwciat
przeciwko surowiczej albuminie wotowej, zawroty gtowy, zmeczenie, bél w kolanie po podaniu leku.

Zgodnie z ChPL wsrod dziatan niepozgdanych zwigzanych z podaniem Recombinate wystepujgcych
czesto nalezy wyrdzni¢: zaburzenia ze strony uktadu krwionos$nego i limfatycznego (wytworzenie
inhibitora dla czynnika VIII), inne (dreszcze, zmeczenie, zte samopoczucie, gorgczka, reakcje
miejscowe w miejscu wktucia). Z kolei wsréd dziatan niepozgdanych wystepujacych niezbyt czesto:
reakcje alergiczne wynikajgce z nadwrazliwosci (pokrzywka, swigd, obrzek naczyniowy, hipotensja,
ostre zaburzenia oddechowe), zaburzenia ze strony przewodu pokarmowego (nudnosci, wymioty),
infekcje/infestacje, zaburzenia ze strony tkanki tgcznej, w tym kostnej i miesniowej (bdle koriczyn),
zaburzenia ze strony uktadu nerwowego (zawroty gtowy, drzenie, utrata przytomnosci, bdle gtowy,
parestezje), zaburzenia ze strony uktadu oddechowego, klatki piersiowej, srdodpiersia (bdle gardta
i krtani, dusznos¢, kaszel), zaburzenia ze strony skoéry i tkanki podskdrnej (wzmozona potliwosé,
Swiad, wysypka grudkowa), zaburzenia naczyniowe (krwawienie z nosa, rumien na twarzy, krwiak,
hipotensja, blados¢, ochtodzenie dystalnych czesci konczyn).

Recombinate vs Kogenate (populacja dorostych >18 r.z.): Dziatania niepozgdane odnotowanou 2z 5
pacjentéw w grupie Kogenate oraz u 1 z 7 pacjentéow stosujacych Recombinate. U pacjentéw
stosujgcych Kogenate wystepowaty: reakcje skdérne w miejscu iniekcji oraz podwyzszony poziom
transaminaz. W grupie pacjentow przyjmujacych Recombinate stwierdzano powiekszenie weztéw
chtonnych karkowych.

Profilaktyka dtugoterminowa vs leczenie dorazne — Advate/Recombinate lub Kogenate
Bayer/Kogenate (populacja dzieci <18 r.z.): najczesciej wystepowaty dziatania niepozgdane
o charakterze lokalnym (wysypka, zaczerwienienia, infekcje w miejscu wktucia) lub lezgce u podtoza
choroby (m.in. krwawienia dostawowe i domiesniowe).

Advate (populacja dzieci i dorostych): dziatania niepozagdane odnotowywano u 65% pacjentéw (3,8
epizodu na pacjenta) stosujgcych ten preparat. Odsetek pacjentow z ciezkimi dziataniami
niepozadanymi wynosit okoto 6% (0,15 epizoddéw na pacjenta), natomiast inhibitory wystepowaty
u okoto 1%. Dziatania niepozgdane pojawiajgce sie u pacjentow (dzieci i dorosli) stosujgcych Advate
to: biegunka, blados¢, bdl brzucha, bdl gtowy, bdél stawdw, bdl w klatce piersiowej, drzenia,
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dusznosci, goraczka, grypa, infekcja wirusowa, krwawienie podczas usuwania drenu, krwawienie
zrany pooperacyjnej, krwiak, krwiak s$rédstawowy, krwiak w okresie pooperacyjnym, tagodne
zapalenie wezta chtonnego w okolicy zatozenia cewnika obwodowego, migrena, nadmierne pocenie,
nadreaktywnosé, nadwrazliwos¢, nudnosci, obrzek w okolicy rany pooperacyjnej, ostabienie,
podwyzszone wartosci testéw watrobowych, gorsza subiektywna ocena zabezpieczenia przed
krwawieniami w poréwnaniu z wczesniejszymi terapiami, S$wiad, trzepotanie przedsionkéw w okresie
pooperacyjnym, uderzenia gorgca, umiarkowane obnizenie hematokrytu, uczucie zatkania nosa,
wrzéd dwunastniczy w okresie pooperacyjnym, wzrost poziomu inhibitora w stosunku do wartosci
poczatkowej, zaburzenia lekowe, zaburzenia pamieci, zaburzenia smaku, zaczerwienienie, zakrzepica
zylna w okresie pooperacyjnym, zapalenie krtani, zapalenie oka, zawroty gtowy, zmeczenie, znaczny
spadek poziomu osoczowego czynnika VIII.

Kogenate Bayer (populacja dzieci i dorostych): dziatania niepozgdane wystepowaty u 18% pacjentow
(0,9 epizodu na pacjenta), ciezkie dziatania niepozgdane u 5% pacjentdw (0,07 epizodédw na
pacjenta), a ryzyko wystgpienia inhibitora wynosito ok. 2%. Dziatania niepozadane pojawiajgce sie
u pacjentdow (dzieci i dorosli) stosujgcych Kogenate Bayer to: wzrost poziomu cd4/cd8, wzrost
poziomu antygenu cd4, wzrost poziomu trojgliceryddw, spadek poziomu antygenu cd8, alergia (nie
ciezka), artroplastyka kolana, biegunka, bdl gardta i krtani, bdl gtowy, bdél w klatce piersiowe;j,
cewnikowanie zyt, infekcja wirusowa gornych drég oddechowych, dolegliwosci oddechowe,
dolegliwosci zotadkowe, zapalenie btony s$luzowej zotadka, hyperestezja, infekcje zwigzane
z cewnikowaniem, katar, krwawienie lewej reki podczas naktucia, krwotok watrobowy, lipotymia,
tagodne zawroty gtowy, tojotokowe zapalenie skdéry, nadcisnienie, potliwosé/nadmierna potliwosé,
niepokdj, nieprawidtowe wyniki badan laboratoryjnych, obrazenia konczyn, ostre zapalenie jelit,
reakcje alergiczne, spadek liczby ptytek krwi, swigd, uczucie pieczenia twarzy, wymioty, wysypka,
wysypka i $wigd, wzrost miana inhibitora, zaburzenia smakowe, zakrzepica zylna w okresie
pooperacyjnym, zakrzepowe zapalenie zyt, zapalenie ucha zewnetrznego, zaparcia, zwichniecie
wyrostkow stawowych kregdéw szyjnych.

Octanate (populacja dzieci i dorostych): dziatania niepozgdane wystepowaty srednio u 37%
pacjentow (4,7 epizoddw na pacjenta), ciezkie dziatania niepozgdane srednio u 45% pacjentow (1,46
epizoddw na pacjenta), a czestos¢ wystgpienia inhibitora wynosita ok. 6%. Dziatania niepozgdane
pojawiajgce sie u pacjentow (dzieci i dorosli) stosujgcych Octanate to: dreszcze, infekcja w miejscu
wktucia centralnego, komplikacje okotozabiegowe, obecnos¢ inhibitora cz. VIII o silnej odpowiedzi,
serokonwersja wirusa B19,serokonwersja HAV, serokonwersja HIV, serokonwersja HCV,
serokonwersja HBV, serokonwersja wirusdw, wysypka, zapalenie zyt w miejscu wktucia, zte
samopoczucie/zmeczenie.

Immunate (populacja dzieci i dorostych): dziatania niepozgdane wystepowaty srednio u 41%
pacjentow. Sposrod wszystkich 78 dziatan niepozadanych (1,4 epizodéw na pacjenta), odnotowano
1 zdarzenie zwigzane z leczeniem oraz 5 zdarzen o charakterze ciezkim. Nie stwierdzono obecnosci
inhibitora u zadnego z pacjentéw. Nie odnotowano zadnego przypadku zgonu. Dziatania niepozgdane
pojawiajgce sie u pacjentéw (dzieci i dorosli) stosujgcych Immunate to: reakcja w miejscu wktucia
oraz nieprawidtowe wyniki badan serologicznych zwigzane z terapia.

Propozycje instrumentdéw dzielenia ryzyka

7/9



Stanowisko Rady Przejrzystosci AOTM nr 65/2012 z dnia 3 wrzesnia 2012 r.

Stosunek kosztéw do uzyskiwanych efektéw zdrowotnych

Opierajgc sie na zatozeniu, ze koncentraty krzepniecia stosowane w hemofilii A nie rdznig sie
pomiedzy sobg pod wzgledem skutecznosci, jak i bezpieczeistwa, wnioskodawca przedstawit analize
minimalizacji kosztéw produktu Recombinate w poréwnaniu z aktualnie refundowanymi
koncentratami czynnika VIII — osoczopochodnymi i rekombinowanymi Il i lll generacji. Analize
przeprowadzono w horyzoncie rocznym, z perspektywy ptatnika publicznego (NFZ+MZ), ktdra ze
wzgledu na brak partycypacji pacjentow w kosztach terapii jest rwnowazna perspektywie wspdlnej
pacjentdéw i ptatnika publicznego. W analizie uwzgledniono wyfgcznie koszty czynnikdéw krzepniecia.

Wptyw na budzet ptatnika publicznego
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Stanowisko Rady Przejrzystosci AOTM nr 65/2012 z dnia 3 wrzesnia 2012 r.

Rozwigzania proponowane w analizie racjonalizacyjnej

Whioskodawca nie przedstawit analizy racjonalizacyjnej, mimo ze analiza wptywu na budzet wykazata
wzrost kosztow refundacji, przy wnioskowanej cenie, w przypadku niezawarcia proponowanej
umowy dotyczgcej podziatu ryzyka. Wnioskodawca argumentuje, ze ,,mato prawdopodobne jest, ze
wygrany przetarg bedzie opiewat na maksymalng cene czynnika krzepniecia”, uwaza réwniez, ze
»przed takim scenariuszem chroni proponowana umowa podziatu ryzyka.”

Rekomendacje innych instytucji dotyczace ocenianej technologii medycznej

Odnaleziono tacznie trzynascie pozytywnych rekomendacji klinicznych dotyczacych stosowania
koncentratéw rekombinowanego lub osoczopochodnego czynnika VIII w leczeniu doraznym
i zapobieganiu krwawieniom u pacjentéw w kazdym wieku z hemofilig A: RCHM 2012, MASAC 2011,
BCSH 2011, 2010, GMA 2009, PTHT 2008, EHAD 2008, WUM 2008, UKHCDO 2008, RFVE 2008,
AHCDO, AHTA 2006, WFH 2005, Prescrire 1995. Jedynie w zaleceniach australijskich (RCHM 2012)
wsrad rekombinowanych czynnikéw VIII wymieniany jest preparat Recombinate 250, 500, 1000 IU -
zalecana dawka czynnika krzepniecia w przypadku leczenia doraznego krwawien: 40 j.m./kg/dzien lub
dawka profilaktyczna hemofilii A: 20 j.m./kg/dzien.

W jednej odnalezionej rekomendacji dotyczacej finansowania (HAS 2010) w leczeniu i zapobieganiu
krwawieniom u pacjentéw z hemofilig A zaleca sie refundacje produktéw zawierajgcych substancje
czynng - octocog alfa (rekombinowany czynnik krzepniecia VIII), w tym: Advate, Kogenate Bayer,
Octanate, Helixate NexGen.

Dodatkowe uwagi Rady
Nie dotyczy.

Biorac pod uwage powyzsze argumenty, Rada Przejrzystosci przyjeta stanowisko jak na wstepie.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 19 ustawy o refundacji lekéw, srodkow spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych, z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej Agencji
Oceny Technologii Medycznych nr AOTM-0T-4351-6/2012 , Wniosek o objecie refundacjg leku Recombinate
(octocog alfa) w ramach programu lekowego ,Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofilig A i B””, sierpien
2012r.

Inne wykorzystane zrédta danych, oprdocz wskazanych w ww. raporcie: opinia eksperta przedstawiona podczas
posiedzenia Rady 03.08.2012 r.
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Agencja Oceny Technologii Medycznych

Rada Przejrzystosci

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 66/2012 z dnia 3 wrzesnia 2012 r.
w sprawie zasadnosci finansowania
leku Recombinate (octocog alfa), EAN: 5909990736997,
we wskazaniach: pierwotna profilaktyka krwawien u dzieci
do ukonczenia i powyzej 2 roku zycia; wtorna profilaktyka krwawien
u dzieci do ukonczenia i powyzej 2 roku zycia; zapewnienie czynnika
VIl do zabiegu u dzieci, u ktérych konieczne jest zatozenie
centralnego dostepu zylnego

Rada Przejrzystosci rekomenduje finansowanie preparatu Recombinate w
ramach funkcjonujgcego programu lekowego ,, Zapobieganie krwawieniom u
dzieci z hemofilig A i B” _ dla pacjenta, jedynie w wypadku
zastosowania zaproponowanego przez producenta instrumentu podziatu
ryzyka, w ramach grupy limitowej rekombinowanego czynnika VIII.

Uzasadnienie

Leczenie profilaktyczne i doraZzne krwawien za pomocq preparatu Recombinate,

uwzgledniajgc umowe podziatu ryzyka, wigze sie z takimi samymi kosztami, jak

za pomocq preparatu - oraz z rocznymi oszczednosciami w wydatkach

ptatnika w porédwnaniu z zastosowaniem preparatow
w zaleznosci od ciezkosci choroby pacjenta. Roczne oszczednosci

wynoszq do zt.

Przedmiot wniosku

Minister Zdrowia przekazat 6 wnioskdw, dotyczacych nastepujgcych produktéw leczniczych
zawierajgcych substancje czynng octocog alfa:
e Recombinate 1000 IU, Octocog alfa, proszek i rozpuszczalnik do sporzadzania roztworu
do wstrzykiwan, 100 mg/1 ml, kod EAN 5909990083398;
e Recombinate 1000 IU, Octocog alfa, proszek i rozpuszczalnik do sporzgdzania roztworu
do wstrzykiwan, 100 mg/1 ml, kod EAN 5909990736997;
e Recombinate 500 IU, Octocog alfa, proszek i rozpuszczalnik do sporzadzania roztworu
do wstrzykiwan, 50 mg/1 ml, kod EAN 5909990083350;
e Recombinate 500 IU, Octocog alfa, proszek i rozpuszczalnik do sporzadzania roztworu
do wstrzykiwan, 50 mg/1 ml, kod EAN 5909990736980;
e Recombinate 250 IU, Octocog alfa, proszek i rozpuszczalnik do sporzadzania roztworu
do wstrzykiwan, 25 mg/1 ml, kod EAN 5909990083343;
e Recombinate 250 IU, Octocog alfa, proszek i rozpuszczalnik do sporzadzania roztworu
do wstrzykiwan, 25 mg/1 ml, kod EAN 5909990736973.

Niniejsze stanowisko dotyczy produktu Recombinate 1000 IU, Octocog alfa, proszek i rozpuszczalnik
do sporzadzania roztworu do wstrzykiwan, 100 mg/1 ml, kod EAN 5909990736997.

Agencja Oceny Technologii Medycznych
ul. I. Krasickiego 26, 02-611 Warszawa, tel. +48 22 56 67 200 fax +48 22 56 67 202
e-mail: sekretariat@aotm.gov.pl

www.aotm.qgov.pl




Stanowisko Rady Przejrzystosci AOTM nr 66/2012 z dnia 3 wrzesnia 2012 r.

Podmiot odpowiedzialny wnioskuje o objecie w/w lekéw refundacjg w ramach istniejgcego programu
lekowego ,,Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofilig A i B”, w nastepujgcych wskazaniach:

e pierwotna profilaktyka krwawien u dzieci do ukonczenia 2 roku zycia;

e pierwotna profilaktyka krwawien u dzieci powyzej 2 roku zycia;

e wtdrna profilaktyka krwawien u dzieci do ukonczenia 2 roku zycia;

e wtdrna profilaktyka krwawien u dzieci powyzej 2 roku zycia;

e zapewnienie czynnika VIII do zabiegu u dzieci, u ktérych konieczne jest zatozenie centralnego

dostepu zylnego.

Ponadto z opisu zatgczonego programu lekowego (ze zmianami proponowanymi przez
whnioskodawce) wynika, ze produkty Recombinate miatyby by¢ stosowane u chorych, u ktérych
obecnie stosuje sie wytgcznie koncentraty osoczopochodnych (ludzkich) czynnikéw krzepniecia,
tj. w module pierwotnej profilaktyki krwawien u dzieci z ciezkg postacia hemofilii, u ktérych
zachowywana jest tzw. , pierwotna ciggtos¢ leczenia”, w tym ostona hemostatyczna w przypadkach,
w ktorych konieczne jest zatozenie centralnego dostepu zylnego oraz w module profilaktyki wtdrne;j.

Problem zdrowotny

Patrz: stanowisko nr 64/2012

Opis wnioskowanej technologii medycznej

Patrz: stanowisko nr 64/2012

Alternatywne technologie medyczne

Patrz: stanowisko nr 64/2012

Skutecznos¢ kliniczna

Patrz: stanowisko nr 64/2012

Skutecznos¢ praktyczna

Patrz: stanowisko nr 64/2012

Bezpieczenstwo stosowania

Patrz: stanowisko nr 64/2012

Propozycje instrumentdw dzielenia ryzyka

Patrz: stanowisko nr 64/2012

Stosunek kosztow do uzyskiwanych efektow zdrowotnych
Patrz: stanowisko nr 64/2012

Wptyw na budzet ptatnika publicznego

Patrz: stanowisko nr 64/2012

Rozwigzania proponowane w analizie racjonalizacyjnej
Patrz: stanowisko nr 64/2012

Rekomendacje innych instytucji dotyczace ocenianej technologii medycznej
Patrz: stanowisko nr 64/2012

Dodatkowe uwagi Rady
Patrz: stanowisko nr 64/2012

Biorac pod uwage powyzsze argumenty, Rada Przejrzystosci przyjeta stanowisko jak na wstepie.
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Stanowisko Rady Przejrzystosci AOTM nr 66/2012 z dnia 3 wrzesnia 2012 r.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 19 ustawy o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobdéw medycznych, z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej Agencji
Oceny Technologii Medycznych nr AOTM-0T-4351-6/2012 ,Whniosek o objecie refundacjg leku Recombinate

(octocog alfa) w ramach programu lekowego ,Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofilig A i B””, sierpien
2012r.

Inne wykorzystane zrédta danych, opréocz wskazanych w ww. raporcie: opinia eksperta przedstawiona podczas
posiedzenia Rady 03.08.2012 r.
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Agencja Oceny Technologii Medycznych

Rada Przejrzystosci

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 67/2012 z dnia 3 wrzesnia 2012 r.
w sprawie zasadnosci finansowania
leku Recombinate (octocog alfa), EAN: 5909990083350,
we wskazaniach: pierwotna profilaktyka krwawien u dzieci
do ukoniczenia i powyzej 2 roku zycia; wtorna profilaktyka krwawien
u dzieci do ukonczenia i powyzej 2 roku zycia; zapewnienie czynnika
VIl do zabiegu u dzieci, u ktérych konieczne jest zatozenie
centralnego dostepu zylnego

Rada Przejrzystosci rekomenduje finansowanie preparatu Recombinate w
ramach funkcjonujgcego programu lekowego ,, Zapobieganie krwawieniom u
dzieci z hemofilig A i B” _ dla pacjenta, jedynie w wypadku
zastosowania zaproponowanego przez producenta instrumentu podziatu
ryzyka, w ramach grupy limitowej rekombinowanego czynnika VIII.

Uzasadnienie

Leczenie profilaktyczne i doraZzne krwawien za pomocq preparatu Recombinate,

uwzgledniajgc umowe podziatu ryzyka, wigze sie z takimi samymi kosztami, jak

za pomocq preparatu oraz z rocznymi oszczednosciami w wydatkach

ptatnika w pordwnaniu z zastosowaniem
w zaleznosci od ciezkosci choroby pacjenta. Roczne oszczednosci

wynoszq do zt.

Przedmiot wniosku

Minister Zdrowia przekazat 6 wnioskdw, dotyczacych nastepujgcych produktéw leczniczych
zawierajgcych substancje czynng octocog alfa:
e Recombinate 1000 IU, Octocog alfa, proszek i rozpuszczalnik do sporzadzania roztworu
do wstrzykiwan, 100 mg/1 ml, kod EAN 5909990083398;
e Recombinate 1000 IU, Octocog alfa, proszek i rozpuszczalnik do sporzgdzania roztworu
do wstrzykiwan, 100 mg/1 ml, kod EAN 5909990736997;
e Recombinate 500 IU, Octocog alfa, proszek i rozpuszczalnik do sporzadzania roztworu
do wstrzykiwan, 50 mg/1 ml, kod EAN 5909990083350;
e Recombinate 500 IU, Octocog alfa, proszek i rozpuszczalnik do sporzadzania roztworu
do wstrzykiwan, 50 mg/1 ml, kod EAN 5909990736980;
e Recombinate 250 IU, Octocog alfa, proszek i rozpuszczalnik do sporzadzania roztworu
do wstrzykiwan, 25 mg/1 ml, kod EAN 5909990083343;
e Recombinate 250 IU, Octocog alfa, proszek i rozpuszczalnik do sporzadzania roztworu
do wstrzykiwan, 25 mg/1 ml, kod EAN 5909990736973.

Niniejsze stanowisko dotyczy produktu Recombinate 500 IU, Octocog alfa, proszek i rozpuszczalnik
do sporzadzania roztworu do wstrzykiwan, 50 mg/1 ml, kod EAN 5909990083350.

Agencja Oceny Technologii Medycznych
ul. I. Krasickiego 26, 02-611 Warszawa, tel. +48 22 56 67 200 fax +48 22 56 67 202
e-mail: sekretariat@aotm.gov.pl

www.aotm.qgov.pl




Stanowisko Rady Przejrzystosci AOTM nr 67/2012 z dnia 3 wrzesnia 2012 r.

Podmiot odpowiedzialny wnioskuje o objecie w/w lekéw refundacjg w ramach istniejgcego programu
lekowego ,,Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofilig A i B”, w nastepujgcych wskazaniach:

e pierwotna profilaktyka krwawien u dzieci do ukoriczenia 2 roku zycia;

e pierwotna profilaktyka krwawien u dzieci powyzej 2 roku zycia;

e wtdrna profilaktyka krwawien u dzieci do ukonczenia 2 roku zycia;

e wtdrna profilaktyka krwawien u dzieci powyzej 2 roku zycia;

e zapewnienie czynnika VIII do zabiegu u dzieci, u ktérych konieczne jest zatozenie centralnego

dostepu zylnego.

Ponadto z opisu zatgczonego programu lekowego (ze zmianami proponowanymi przez
whnioskodawce) wynika, ze produkty Recombinate miatyby by¢ stosowane u chorych, u ktérych
obecnie stosuje sie wytgcznie koncentraty osoczopochodnych (ludzkich) czynnikéw krzepniecia,
tj. w module pierwotnej profilaktyki krwawien u dzieci z ciezkg postacia hemofilii, u ktérych
zachowywana jest tzw. , pierwotna ciggtos¢ leczenia”, w tym ostona hemostatyczna w przypadkach,
w ktorych konieczne jest zatozenie centralnego dostepu zylnego oraz w module profilaktyki wtdrne;j.

Problem zdrowotny

Patrz: stanowisko nr 64/2012

Opis wnioskowanej technologii medycznej

Patrz: stanowisko nr 64/2012

Alternatywne technologie medyczne

Patrz: stanowisko nr 64/2012

Skutecznos¢ kliniczna

Patrz: stanowisko nr 64/2012

Skutecznos¢ praktyczna

Patrz: stanowisko nr 64/2012

Bezpieczenstwo stosowania

Patrz: stanowisko nr 64/2012

Propozycje instrumentdw dzielenia ryzyka

Patrz: stanowisko nr 64/2012

Stosunek kosztow do uzyskiwanych efektow zdrowotnych
Patrz: stanowisko nr 64/2012

Wptyw na budzet ptatnika publicznego

Patrz: stanowisko nr 64/2012

Rozwigzania proponowane w analizie racjonalizacyjnej
Patrz: stanowisko nr 64/2012

Rekomendacje innych instytucji dotyczace ocenianej technologii medycznej
Patrz: stanowisko nr 64/2012

Dodatkowe uwagi Rady
Patrz: stanowisko nr 64/2012

Biorac pod uwage powyzsze argumenty, Rada Przejrzystosci przyjeta stanowisko jak na wstepie.
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Stanowisko Rady Przejrzystosci AOTM nr 67/2012 z dnia 3 wrzesnia 2012 r.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 19 ustawy o refundacji lekdw, srodkéw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobdéw medycznych, z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej Agencji
Oceny Technologii Medycznych nr AOTM-0T-4351-6/2012 ,Wniosek o objecie refundacjg leku Recombinate

(octocog alfa) w ramach programu lekowego ,Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofilig A i B””, sierpien
2012r.

Inne wykorzystane zrédta danych, opréocz wskazanych w ww. raporcie: opinia eksperta przedstawiona podczas
posiedzenia Rady 03.08.2012 r.
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Agencja Oceny Technologii Medycznych

Rada Przejrzystosci

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 68/2012 z dnia 3 wrzesnia 2012 r.
w sprawie zasadnosci finansowania
leku Recombinate (octocog alfa), EAN: 5909990736980,
we wskazaniach: pierwotna profilaktyka krwawien u dzieci
do ukoniczenia i powyzej 2 roku zycia; wtorna profilaktyka krwawien
u dzieci do ukonczenia i powyzej 2 roku zycia; zapewnienie czynnika
VIl do zabiegu u dzieci, u ktérych konieczne jest zatozenie
centralnego dostepu zylnego

Rada Przejrzystosci rekomenduje finansowanie preparatu Recombinate w
ramach funkcjonujgcego programu lekowego ,, Zapobieganie krwawieniom u
dzieci z hemofilig A i B” _ dla pacjenta, jedynie w wypadku
zastosowania zaproponowanego przez producenta instrumentu podziatu
ryzyka, w ramach grupy limitowej rekombinowanego czynnika VIII.

Uzasadnienie

Leczenie profilaktyczne i doraZzne krwawien za pomocq preparatu Recombinate,

uwzgledniajgc umowe podziatu ryzyka, wigze sie z takimi samymi kosztami, jak

za pomocq preparatu - oraz z rocznymi oszczednosciami w wydatkach

ptatnika w porédwnaniu z zastosowaniem preparatow
w zaleznosci od ciezkosci choroby pacjenta. Roczne oszczednosci

wynoszq do zt.

Przedmiot wniosku

Minister Zdrowia przekazat 6 wnioskdw, dotyczacych nastepujgcych produktéw leczniczych
zawierajgcych substancje czynng octocog alfa:
e Recombinate 1000 IU, Octocog alfa, proszek i rozpuszczalnik do sporzadzania roztworu
do wstrzykiwan, 100 mg/1 ml, kod EAN 5909990083398;
e Recombinate 1000 IU, Octocog alfa, proszek i rozpuszczalnik do sporzgdzania roztworu
do wstrzykiwan, 100 mg/1 ml, kod EAN 5909990736997;
e Recombinate 500 IU, Octocog alfa, proszek i rozpuszczalnik do sporzadzania roztworu
do wstrzykiwan, 50 mg/1 ml, kod EAN 5909990083350;
e Recombinate 500 IU, Octocog alfa, proszek i rozpuszczalnik do sporzadzania roztworu
do wstrzykiwan, 50 mg/1 ml, kod EAN 5909990736980;
e Recombinate 250 IU, Octocog alfa, proszek i rozpuszczalnik do sporzadzania roztworu
do wstrzykiwan, 25 mg/1 ml, kod EAN 5909990083343;
e Recombinate 250 IU, Octocog alfa, proszek i rozpuszczalnik do sporzadzania roztworu
do wstrzykiwan, 25 mg/1 ml, kod EAN 5909990736973.

Niniejsze stanowisko dotyczy produktu Recombinate 500 IU, Octocog alfa, proszek i rozpuszczalnik
do sporzadzania roztworu do wstrzykiwan, 50 mg/1 ml, kod EAN 5909990736980.

Agencja Oceny Technologii Medycznych
ul. I. Krasickiego 26, 02-611 Warszawa, tel. +48 22 56 67 200 fax +48 22 56 67 202
e-mail: sekretariat@aotm.gov.pl

www.aotm.qgov.pl




Stanowisko Rady Przejrzystosci AOTM nr 68/2012 z dnia 3 wrzesnia 2012 r.

Podmiot odpowiedzialny wnioskuje o objecie w/w lekéw refundacjg w ramach istniejgcego programu
lekowego ,,Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofilig A i B”, w nastepujgcych wskazaniach:

e pierwotna profilaktyka krwawien u dzieci do ukoriczenia 2 roku zycia;

e pierwotna profilaktyka krwawien u dzieci powyzej 2 roku zycia;

e wtdrna profilaktyka krwawien u dzieci do ukonczenia 2 roku zycia;

e wtdrna profilaktyka krwawien u dzieci powyzej 2 roku zycia;

e zapewnienie czynnika VIII do zabiegu u dzieci, u ktérych konieczne jest zatozenie centralnego

dostepu zylnego.

Ponadto z opisu zatgczonego programu lekowego (ze zmianami proponowanymi przez
whnioskodawce) wynika, ze produkty Recombinate miatyby by¢ stosowane u chorych, u ktérych
obecnie stosuje sie wytgcznie koncentraty osoczopochodnych (ludzkich) czynnikéw krzepniecia,
tj. w module pierwotnej profilaktyki krwawien u dzieci z ciezkg postacia hemofilii, u ktérych
zachowywana jest tzw. , pierwotna ciggtos¢ leczenia”, w tym ostona hemostatyczna w przypadkach,
w ktorych konieczne jest zatozenie centralnego dostepu zylnego oraz w module profilaktyki wtdrne;j.

Problem zdrowotny

Patrz: stanowisko nr 64/2012

Opis wnioskowanej technologii medycznej

Patrz: stanowisko nr 64/2012

Alternatywne technologie medyczne

Patrz: stanowisko nr 64/2012

Skutecznos¢ kliniczna

Patrz: stanowisko nr 64/2012

Skutecznos¢ praktyczna

Patrz: stanowisko nr 64/2012

Bezpieczenstwo stosowania

Patrz: stanowisko nr 64/2012

Propozycje instrumentdw dzielenia ryzyka

Patrz: stanowisko nr 64/2012

Stosunek kosztow do uzyskiwanych efektow zdrowotnych
Patrz: stanowisko nr 64/2012

Wptyw na budzet ptatnika publicznego

Patrz: stanowisko nr 64/2012

Rozwigzania proponowane w analizie racjonalizacyjnej
Patrz: stanowisko nr 64/2012

Rekomendacje innych instytucji dotyczace ocenianej technologii medycznej
Patrz: stanowisko nr 64/2012

Dodatkowe uwagi Rady
Patrz: stanowisko nr 64/2012

Biorac pod uwage powyzsze argumenty, Rada Przejrzystosci przyjeta stanowisko jak na wstepie.
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Stanowisko Rady Przejrzystosci AOTM nr 68/2012 z dnia 3 wrzesnia 2012 r.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 19 ustawy o refundacji lekdw, srodkéw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobdéw medycznych, z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej Agencji
Oceny Technologii Medycznych nr AOTM-0T-4351-6/2012 ,Wniosek o objecie refundacjg leku Recombinate

(octocog alfa) w ramach programu lekowego ,Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofilig A i B””, sierpien
2012r.

Inne wykorzystane zrédta danych, opréocz wskazanych w ww. raporcie: opinia eksperta przedstawiona podczas
posiedzenia Rady 03.08.2012 r.
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Agencja Oceny Technologii Medycznych

Rada Przejrzystosci

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 69/2012 z dnia 3 wrzesnia 2012 r.
w sprawie zasadnosci finansowania
leku Recombinate (octocog alfa), EAN: 5909990083343,
we wskazaniach: pierwotna profilaktyka krwawien u dzieci
do ukoniczenia i powyzej 2 roku zycia; wtorna profilaktyka krwawien
u dzieci do ukonczenia i powyzej 2 roku zycia; zapewnienie czynnika
VIl do zabiegu u dzieci, u ktérych konieczne jest zatozenie
centralnego dostepu zylnego

Rada Przejrzystosci rekomenduje finansowanie preparatu Recombinate w
ramach funkcjonujgcego programu lekowego ,, Zapobieganie krwawieniom u
dzieci z hemofilig A i B” _ dla pacjenta, jedynie w wypadku
zastosowania zaproponowanego przez producenta instrumentu podziatu
ryzyka, w ramach grupy limitowej rekombinowanego czynnika VIII.

Uzasadnienie

Leczenie profilaktyczne i doraZzne krwawien za pomocq preparatu Recombinate,

uwzgledniajgc umowe podziatu ryzyka, wigze sie z takimi samymi kosztami, jak

za pomocq preparatu oraz z rocznymi oszczednosciami w wydatkach

ptatnika w pordwnaniu z zastosowaniem
w zaleznosci od ciezkosci choroby pacjenta. Roczne oszczednosci

wynoszq do zt.

Przedmiot wniosku

Minister Zdrowia przekazat 6 wnioskdw, dotyczacych nastepujgcych produktéw leczniczych
zawierajgcych substancje czynng octocog alfa:
e Recombinate 1000 IU, Octocog alfa, proszek i rozpuszczalnik do sporzadzania roztworu
do wstrzykiwan, 100 mg/1 ml, kod EAN 5909990083398;
e Recombinate 1000 IU, Octocog alfa, proszek i rozpuszczalnik do sporzgdzania roztworu
do wstrzykiwan, 100 mg/1 ml, kod EAN 5909990736997;
e Recombinate 500 IU, Octocog alfa, proszek i rozpuszczalnik do sporzadzania roztworu
do wstrzykiwan, 50 mg/1 ml, kod EAN 5909990083350;
e Recombinate 500 IU, Octocog alfa, proszek i rozpuszczalnik do sporzadzania roztworu
do wstrzykiwan, 50 mg/1 ml, kod EAN 5909990736980;
e Recombinate 250 IU, Octocog alfa, proszek i rozpuszczalnik do sporzadzania roztworu
do wstrzykiwan, 25 mg/1 ml, kod EAN 5909990083343;
e Recombinate 250 IU, Octocog alfa, proszek i rozpuszczalnik do sporzadzania roztworu
do wstrzykiwan, 25 mg/1 ml, kod EAN 5909990736973.

Niniejsze stanowisko dotyczy produktu Recombinate 250 IU, Octocog alfa, proszek i rozpuszczalnik
do sporzadzania roztworu do wstrzykiwan, 25 mg/1 ml, kod EAN 5909990083343.

Agencja Oceny Technologii Medycznych
ul. I. Krasickiego 26, 02-611 Warszawa, tel. +48 22 56 67 200 fax +48 22 56 67 202
e-mail: sekretariat@aotm.gov.pl

www.aotm.qgov.pl




Stanowisko Rady Przejrzystosci AOTM nr 69/2012 z dnia 3 wrzesnia 2012 r.

Podmiot odpowiedzialny wnioskuje o objecie w/w lekéw refundacjg w ramach istniejgcego programu
lekowego ,,Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofilig A i B”, w nastepujgcych wskazaniach:

e pierwotna profilaktyka krwawien u dzieci do ukoriczenia 2 roku zycia;

e pierwotna profilaktyka krwawien u dzieci powyzej 2 roku zycia;

e wtdrna profilaktyka krwawien u dzieci do ukonczenia 2 roku zycia;

e wtdrna profilaktyka krwawien u dzieci powyzej 2 roku zycia;

e zapewnienie czynnika VIII do zabiegu u dzieci, u ktérych konieczne jest zatozenie centralnego

dostepu zylnego.

Ponadto z opisu zatgczonego programu lekowego (ze zmianami proponowanymi przez
whnioskodawce) wynika, ze produkty Recombinate miatyby by¢ stosowane u chorych, u ktérych
obecnie stosuje sie wytgcznie koncentraty osoczopochodnych (ludzkich) czynnikéw krzepniecia,
tj. w module pierwotnej profilaktyki krwawien u dzieci z ciezkg postacia hemofilii, u ktérych
zachowywana jest tzw. , pierwotna ciggtos¢ leczenia”, w tym ostona hemostatyczna w przypadkach,
w ktorych konieczne jest zatozenie centralnego dostepu zylnego oraz w module profilaktyki wtdrne;j.

Problem zdrowotny

Patrz: stanowisko nr 64/2012

Opis wnioskowanej technologii medycznej

Patrz: stanowisko nr 64/2012

Alternatywne technologie medyczne

Patrz: stanowisko nr 64/2012

Skutecznos¢ kliniczna

Patrz: stanowisko nr 64/2012

Skutecznos¢ praktyczna

Patrz: stanowisko nr 64/2012

Bezpieczenstwo stosowania

Patrz: stanowisko nr 64/2012

Propozycje instrumentdw dzielenia ryzyka

Patrz: stanowisko nr 64/2012

Stosunek kosztow do uzyskiwanych efektow zdrowotnych
Patrz: stanowisko nr 64/2012

Wptyw na budzet ptatnika publicznego

Patrz: stanowisko nr 64/2012

Rozwigzania proponowane w analizie racjonalizacyjnej
Patrz: stanowisko nr 64/2012

Rekomendacje innych instytucji dotyczace ocenianej technologii medycznej
Patrz: stanowisko nr 64/2012

Dodatkowe uwagi Rady
Patrz: stanowisko nr 64/2012

Biorac pod uwage powyzsze argumenty, Rada Przejrzystosci przyjeta stanowisko jak na wstepie.
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Stanowisko Rady Przejrzystosci AOTM nr 69/2012 z dnia 3 wrzesnia 2012 r.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 19 ustawy o refundacji lekdw, srodkéw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobdéw medycznych, z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej Agencji
Oceny Technologii Medycznych nr AOTM-0T-4351-6/2012 ,Wniosek o objecie refundacjg leku Recombinate

(octocog alfa) w ramach programu lekowego ,Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofilig A i B””, sierpien
2012r.

Inne wykorzystane zrédta danych, opréocz wskazanych w ww. raporcie: opinia eksperta przedstawiona podczas
posiedzenia Rady 03.08.2012 r.

3/3



Agencja Oceny Technologii Medycznych

Rada Przejrzystosci

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 70/2012 z dnia 3 wrzesnia 2012 r.
w sprawie zasadnosci finansowania
leku Recombinate (octocog alfa), EAN: 5909990736973,
we wskazaniach: pierwotna profilaktyka krwawien u dzieci
do ukonczenia i powyzej 2 roku zycia; wtorna profilaktyka krwawien
u dzieci do ukonczenia i powyzej 2 roku zycia; zapewnienie czynnika
VIl do zabiegu u dzieci, u ktérych konieczne jest zatozenie
centralnego dostepu zylnego

Rada Przejrzystosci rekomenduje finansowanie preparatu Recombinate w
ramach funkcjonujgcego programu lekowego ,, Zapobieganie krwawieniom u
dzieci z hemofilig A i B” _ dla pacjenta, jedynie w wypadku
zastosowania zaproponowanego przez producenta instrumentu podziatu
ryzyka, w ramach grupy limitowej rekombinowanego czynnika VIII.

Uzasadnienie

Leczenie profilaktyczne i doraZzne krwawien za pomocq preparatu Recombinate,

uwzgledniajgc umowe podziatu ryzyka, wigze sie z takimi samymi kosztami, jak

za pomocq preparatu - oraz z rocznymi oszczednosciami w wydatkach

ptatnika w porédwnaniu z zastosowaniem preparatow
w zaleznosci od ciezkosci choroby pacjenta. Roczne oszczednosci

wynoszq do zt.

Przedmiot wniosku

Minister Zdrowia przekazat 6 wnioskdw, dotyczacych nastepujgcych produktéw leczniczych
zawierajgcych substancje czynng octocog alfa:
e Recombinate 1000 IU, Octocog alfa, proszek i rozpuszczalnik do sporzadzania roztworu
do wstrzykiwan, 100 mg/1 ml, kod EAN 5909990083398;
e Recombinate 1000 IU, Octocog alfa, proszek i rozpuszczalnik do sporzgdzania roztworu
do wstrzykiwan, 100 mg/1 ml, kod EAN 5909990736997;
e Recombinate 500 IU, Octocog alfa, proszek i rozpuszczalnik do sporzadzania roztworu
do wstrzykiwan, 50 mg/1 ml, kod EAN 5909990083350;
e Recombinate 500 IU, Octocog alfa, proszek i rozpuszczalnik do sporzadzania roztworu
do wstrzykiwan, 50 mg/1 ml, kod EAN 5909990736980;
e Recombinate 250 IU, Octocog alfa, proszek i rozpuszczalnik do sporzadzania roztworu
do wstrzykiwan, 25 mg/1 ml, kod EAN 5909990083343;
e Recombinate 250 IU, Octocog alfa, proszek i rozpuszczalnik do sporzadzania roztworu
do wstrzykiwan, 25 mg/1 ml, kod EAN 5909990736973.

Niniejsze stanowisko dotyczy produktu Recombinate 250 IU, Octocog alfa, proszek i rozpuszczalnik
do sporzadzania roztworu do wstrzykiwan, 25 mg/1 ml, kod EAN 5909990736973.

Agencja Oceny Technologii Medycznych
ul. I. Krasickiego 26, 02-611 Warszawa, tel. +48 22 56 67 200 fax +48 22 56 67 202
e-mail: sekretariat@aotm.gov.pl

www.aotm.qgov.pl




Stanowisko Rady Przejrzystosci AOTM nr 70/2012 z dnia 3 wrzesnia 2012 r.

Podmiot odpowiedzialny wnioskuje o objecie w/w lekéw refundacjg w ramach istniejgcego programu
lekowego ,,Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofilig A i B”, w nastepujgcych wskazaniach:

e pierwotna profilaktyka krwawien u dzieci do ukoriczenia 2 roku zycia;

e pierwotna profilaktyka krwawien u dzieci powyzej 2 roku zycia;

e wtdrna profilaktyka krwawien u dzieci do ukonczenia 2 roku zycia;

e wtdrna profilaktyka krwawien u dzieci powyzej 2 roku zycia;

e zapewnienie czynnika VIII do zabiegu u dzieci, u ktérych konieczne jest zatozenie centralnego

dostepu zylnego.

Ponadto z opisu zatgczonego programu lekowego (ze zmianami proponowanymi przez
whnioskodawce) wynika, ze produkty Recombinate miatyby by¢ stosowane u chorych, u ktérych
obecnie stosuje sie wytgcznie koncentraty osoczopochodnych (ludzkich) czynnikéw krzepniecia,
tj. w module pierwotnej profilaktyki krwawien u dzieci z ciezkg postacia hemofilii, u ktérych
zachowywana jest tzw. , pierwotna ciggtos¢ leczenia”, w tym ostona hemostatyczna w przypadkach,
w ktorych konieczne jest zatozenie centralnego dostepu zylnego oraz w module profilaktyki wtdrne;j.

Problem zdrowotny

Patrz: stanowisko nr 64/2012

Opis wnioskowanej technologii medycznej

Patrz: stanowisko nr 64/2012

Alternatywne technologie medyczne

Patrz: stanowisko nr 64/2012

Skutecznos¢ kliniczna

Patrz: stanowisko nr 64/2012

Skutecznos¢ praktyczna

Patrz: stanowisko nr 64/2012

Bezpieczenstwo stosowania

Patrz: stanowisko nr 64/2012

Propozycje instrumentdw dzielenia ryzyka

Patrz: stanowisko nr 64/2012

Stosunek kosztow do uzyskiwanych efektow zdrowotnych
Patrz: stanowisko nr 64/2012

Wptyw na budzet ptatnika publicznego

Patrz: stanowisko nr 64/2012

Rozwigzania proponowane w analizie racjonalizacyjnej
Patrz: stanowisko nr 64/2012

Rekomendacje innych instytucji dotyczace ocenianej technologii medycznej
Patrz: stanowisko nr 64/2012

Dodatkowe uwagi Rady
Patrz: stanowisko nr 64/2012

Biorac pod uwage powyzsze argumenty, Rada Przejrzystosci przyjeta stanowisko jak na wstepie.
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Stanowisko Rady Przejrzystosci AOTM nr 70/2012 z dnia 3 wrzesnia 2012 r.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 19 ustawy o refundacji lekdw, srodkéw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobdéw medycznych, z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej Agencji
Oceny Technologii Medycznych nr AOTM-0T-4351-6/2012 ,Wniosek o objecie refundacjg leku Recombinate

(octocog alfa) w ramach programu lekowego ,Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofilig A i B””, sierpien
2012r.

Inne wykorzystane zrédta danych, opréocz wskazanych w ww. raporcie: opinia eksperta przedstawiona podczas
posiedzenia Rady 03.08.2012 r.
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Agencja Oceny Technologii Medycznych

Rada Przejrzystosci

Uchwata Rady Przejrzystosci
nr 253/2012 z dnia 3 wrzesnia 2012 r.
W sprawie sposobu wydania stanowisk w sprawie zasadnosci
finansowania produktu leczniczego Recombinate (octocog alfa)
we wskazaniu: pierwotna profilaktyka krwawien u dzieci do

ukonczenia i powyzej 2 roku zycia; wtérna profilaktyka krwawien u
dzieci do ukoniczenia i powyzej 2 roku zycia; zapewnienie czynnika VII|
do zabiegu u dzieci, u ktérych konieczne jest zatozenie centralnego

dostepu zylnego

Rada przyjmuje tresc¢ stanowisk w sprawie zasadnosci finansowania produktéw
leczniczych:

Recombinate 1000 IU, Octocog alfa, proszek i rozpuszczalnik do sporzqdzania
roztworu do wstrzykiwan, 100 mg/1 ml, kod EAN 5909990083398;
Recombinate 1000 IU, Octocog alfa, proszek i rozpuszczalnik do sporzgdzania
roztworu do wstrzykiwan, 100 mg/1 ml, kod EAN 5909990736997;
Recombinate 500 IU, Octocog alfa, proszek i rozpuszczalnik do sporzgdzania
roztworu do wstrzykiwan, 50 mg/1 ml, kod EAN 5909990083350;
Recombinate 500 IU, Octocog alfa, proszek i rozpuszczalnik do sporzgdzania
roztworu do wstrzykiwan, 50 mg/1 ml, kod EAN 5909990736980;
Recombinate 250 IU, Octocog alfa, proszek i rozpuszczalnik do sporzqdzania
roztworu do wstrzykiwan, 25 mg/1 ml, kod EAN 5909990083343;
Recombinate 250 IU, Octocog alfa, proszek i rozpuszczalnik do sporzgdzania
roztworu do wstrzykiwan, 25 mg/1 ml, kod EAN 5909990736973.

jak w zatgczeniu.

Zataczniki:

1.

Stanowisko Rady Przejrzystosci nr 65/2012 z dnia 3 wrzesnia 2012 r. w sprawie zasadnosci finansowania leku Recombinate
(octocog alfa), EAN: 5909990083398, we wskazaniach: pierwotna profilaktyka krwawier u dzieci do ukoriczenia i powyzej 2 roku
zycia; wtdrna profilaktyka krwawien u dzieci do ukoriczenia i powyzej 2 roku zycia; zapewnienie czynnika VIl do zabiegu u dzieci,
u ktérych konieczne jest zatozenie centralnego dostepu zylnego.

Agencja Oceny Technologii Medycznych
ul. I. Krasickiego 26, 02-611 Warszawa, tel. +48 22 56 67 200 fax +48 22 56 67 202
e-mail: sekretariat@aotm.gov.pl

www.aotm.qgov.pl




Uchwata Rady Przejrzystosci AOTM nr 252/2012 z dnia 22 sierpnia 2012 r.

Stanowisko Rady Przejrzystosci nr 66/2012 z dnia 3 wrzesnia 2012 r. w sprawie zasadnosci finansowania leku Recombinate
(octocog alfa), EAN: 5909990736997, we wskazaniach: pierwotna profilaktyka krwawien u dzieci do ukoriczenia i powyzej 2 roku
zycia; wtdrna profilaktyka krwawien u dzieci do ukoriczenia i powyzej 2 roku zycia; zapewnienie czynnika VIIl do zabiegu u dzieci,
u ktérych konieczne jest zatozenie centralnego dostepu zylnego.

Stanowisko Rady Przejrzystosci nr 67/2012 z dnia 3 wrzesnia 2012 r. w sprawie zasadnosci finansowania leku Recombinate
(octocog alfa), EAN: 5909990083350, we wskazaniach: pierwotna profilaktyka krwawier u dzieci do ukonczenia i powyzej 2 roku
zycia; wtdrna profilaktyka krwawien u dzieci do ukoriczenia i powyzej 2 roku zycia; zapewnienie czynnika VIIl do zabiegu u dzieci,
u ktérych konieczne jest zatozenie centralnego dostepu zylnego.

Stanowisko Rady Przejrzystosci nr 68/2012 z dnia 3 wrzesnia 2012 r. w sprawie zasadnosci finansowania leku Recombinate
(octocog alfa), EAN: 5909990736980, we wskazaniach: pierwotna profilaktyka krwawien u dzieci do ukoriczenia i powyzej 2 roku
zycia; wtdrna profilaktyka krwawien u dzieci do ukoriczenia i powyzej 2 roku zycia; zapewnienie czynnika VIIl do zabiegu u dzieci,
u ktérych konieczne jest zatozenie centralnego dostepu zylnego.

Stanowisko Rady Przejrzystosci nr 69/2012 z dnia 3 wrzesnia 2012 r. w sprawie zasadnosci finansowania leku Recombinate
(octocog alfa), EAN: 5909990083343, we wskazaniach: pierwotna profilaktyka krwawien u dzieci do ukoriczenia i powyzej 2 roku
zycia; wtérna profilaktyka krwawien u dzieci do ukoriczenia i powyzej 2 roku zycia; zapewnienie czynnika VIII do zabiegu u dzieci,
u ktérych konieczne jest zatozenie centralnego dostepu zylnego.

Stanowisko Rady Przejrzystosci nr 70/2012 z dnia 3 wrzesnia 2012 r. w sprawie zasadnosci finansowania leku Recombinate
(octocog alfa), EAN: 5909990736973, we wskazaniach: pierwotna profilaktyka krwawien u dzieci do ukoriczenia i powyzej 2 roku
zycia; wtdrna profilaktyka krwawien u dzieci do ukoriczenia i powyzej 2 roku zycia; zapewnienie czynnika VIII do zabiegu u dzieci,
u ktérych konieczne jest zatozenie centralnego dostepu zylnego
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Agencja Oceny Technologii Medycznych

Rada Przejrzystosci

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 184/2012 z dnia 3 wrzesnia 2012
o projekcie programu ,,Monitorowanie stanu zdrowia jamy ustne;j
populacji polskiej w latach 2013-2015"” realizowanym przez
Ministerstwo Zdrowia

Rada wydaje pozytywnqg opinie o projekcie programu zdrowotnego
,Monitorowanie stanu zdrowia jamy ustnej populacji polskiej w latach 2013-
2015” Ministerstwa Zdrowia.

Uzasadnienie

Program odnosi sie do waznego problemu zdrowotnego, realizuje priorytety
Narodowego Programu Zdrowia na lata 2007-2015 w ramach celu
operacyjnego 11 ,Intensyfikacji zapobiegania prochnicy u dzieci i mtodziezy".
Ponadto projekt stuzy osiggnieciu strategicznych celow zdrowotnych, jakie
zostaty sformutowane przez miedzynarodowe organizacje: FDI, IAPD, IADR,
WHO.

Zdaniem ekspertow, programy z zakresu monitorowania stanu zdrowia jamy
ustnej populacji polskiej, z uwzglednieniem wskaznikowych grup wiekowych,
powinny by¢ prowadzone i finansowane poniewaz umozliwiajq uzyskanie
informacji dotyczgcych planowania dziatan profilaktycznych, okreslenia potrzeb
diagnostyczno-leczniczych i wskazujq na konkretne dziatania jakie powinny by¢
podjete w celu usprawnienia systemu opieki zdrowotnej.

Przedmiot opinii

Przedmiotem opinii jest program zdrowotny bedgcy kontynuacjg programu pn. ,Monitorowanie
stanu zdrowia jamy ustnej populacji polskiej w latach 2010-2012". Celem gtéwnym przedmiotowego
programu jest ocena stanu zdrowia jamy ustnej dzieci i oséb dorostych, a takze badanie zjawisk
spotecznych, ekonomicznych, organizacyjnych i kulturowych, warunkujacych stwierdzony w trakcie
prowadzonych badani stomatologicznych stan zdrowia. Prowadzone w ramach programu badania
epidemiologiczne i socjomedyczne bedg miaty zasieg ogdlnopolski i bedg realizowane w oparciu
o corocznie prowadzone badania epidemiologiczne i socjomedyczne okreslonych indeksowych grup
wiekowych populacji. Badane bedg dzieci w wieku 3, 5, 6, 7, 12, 15 lat oraz osoby doroste w wieku
18, 35-44 i 65-74 lat. Wymienione grupy beda objete badaniem stomatologicznym i ankietowym.
Uzyskane wyniki badan bedg wyrazone przy uzyciu wskaznikdw miedzynarodowych takich jak: dmft,
DMFT, dt, DT, MT, SIC, CPI oraz wskaznik zachowawczego leczenia prdochnicy. Dodatkowo, w trakcie
trwania badan epidemiologicznych, bedzie prowadzona edukacja w zakresie zdrowia jamy ustnej.
Koszt realizacji proponowanych dziatar to 550 000 zt w 2013 r., 550 000 zt w 2014 r. oraz 600 000 zt
w 2015 r. Srodki na realizacje programu beda zabezpieczone z budzecie ministra wtasciwego do
spraw zdrowia, realizatorzy nie bedg wnosi¢ wtasnego wktadu. Ponadto realizatorzy bedg wyznaczani
w drodze postepowania konkursowego.
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Problem zdrowotny

Préchnica zebow obok choroby niedokrwiennej serca, nowotwordw, cukrzycy typu 2 czy alergii, jako
wspotczesna powazna choroba cywilizacyjna, jest silnie warunkowana stylem Zzycia, czynnikami
systemowymi i Srodowiskowymi. Obok takich wskaznikéw jak: srednia dtugos¢ trwania Zzycia,
umieralno$¢ niemowlat, zapadalno$¢ na gruzlice, HBV, czy HIV/AIDS — wskaZniki okreslajgce
prochnice zebdw sg bardzo czutymi miernikami rozwoju spoteczno-cywilizacyjnego i kulturowego
danego kraju. Prdchnica, wedtug definicji WHO, to proces patologiczny umiejscowiony, pochodzenia
zewnatrzustrojowego, ktéry prowadzi do odwapnienia i proteolitycznego rozpadu twardych tkanek
zeba. Gtéwnym czynnikiem odpowiedzialnym za jej rozwdj sg bakterie, ktére rozktadajac cukry
obecne w produktach zywnosciowych, wytwarzajg kwasy niszczgce szkliwo. Jest to choroba nalezaca
do najbardziej rozpowszechnionych chordb w populacji dzieci i mtodziezy.

Choroby przyzebia sg przewlektym stanem zapalnym, ktdére podzielono na dotyczace tylko dzigset
(gingivitis) oraz zapalenie przyzebia (periodontitis) obejmujace lezgce gtebiej tkanki podporowe zeba,
takie jak wiezadto zebowe i ko$¢ wyrostka zebodotowego. Liczne badania epidemiologiczne wskazujg
na powigzanie ztego stanu zdrowia jamy ustnej z chorobami sercowo-naczyniowymi (CVD), ztg
kontrolg glikemiczng w cukrzycy i niskg masg urodzeniowa, tacznie z licznymi innymi chorobami m.in.
takimi jak reumatyczne zapalenie stawdw i osteoporoza. Choroba przyzebia i zta higiena jamy ustnej
stanowi powaziny problem u pacjentéw z obnizong odpornoscig lub z innymi powaznymi
i przewlektymi stanami chorobowymi. Przewlekte zapalne choroby przyzebia sg szeroko
rozprzestrzenione w Swiecie i sg najczesciej wystepujgce sposrod chordb przewlektych u ludzi.
Prawidtowa higiena jamy ustnej jest istotna dla dobrego zdrowia jamy ustnej i w tym kontekscie
kontrola ptytki nazebnej ma fundamentalne znaczenie.

Najczestszym nowotworem ztosliwym jamy ustnej jest rak ptaskonabtonkowy. Naduzywanie
alkoholu, palenie papieroséw, zta higiena jamy ustnej nalezg do czynnikdéw zwiekszajgcych ryzyko
przemiany nowotworowej. Najwieksza zachorowalnos¢, z wyrazng przewaga wsrdod mezczyzn, jest
w grupie wiekowej 50-70 lat, ale moze dotyczy¢ réwniez pacjentow mtodszych.

Alternatywne $wiadczenia

Nie dotyczy.

Whioski z oceny przeprowadzonej przez Agencje
Whioski z oceny problemu zdrowotnego

Préchnica zebdéw u dzieci i mtodziezy, ze wzgledu na czestosé wystepowania, powazne i kosztowne
nastepstwa spowodowane niepodjeciem leczenia i powiktaniami oraz zaleznos¢ od stylu zycia, jest
problemem o znaczeniu spotecznym i stanowi istotny element zdrowia publicznego. Problem
prochnicy jest na tyle istotny, ze znalazt sie wsrdod celéw operacyjnych Narodowego Programu
Zdrowia na lata 2007-2015. Mimo poprawy sytuacji w ostatnich latach, Polska nadal nalezy do
panstw europejskich o najgorszych wynikach w dziedzinie zapobiegania prdochnicy, duze s3 tez
réznice pomiedzy poszczegdlnymi rejonami kraju.

Wedtug Swiatowej Organizacji Zdrowia, a takze wytycznych klinicznych (np. amerykanskich) szkota
jest najkorzystniejszym srodowiskiem do wykorzystania w celu promocji zdrowia jamy ustnej oraz
dziatan profilaktycznych; realizacja programow profilaktyki préchnicy w szkole przynosi najlepsze
efekty i zapewnia najszerszy krag oddziatywania, zwtaszcza zapewnia dotarcie do Srodowisk o niskim
statusie socjoekonomicznym zwiekszajgcym ryzyko zaniedbani, ma poza tym duze szanse by¢
kosztowo-efektywna.

Podstawowe zalecenia dotyczace profilaktyki préchnicy wynikajgce z odnalezionych wytycznych
opartych na systematycznych przeglagdach dowoddéw naukowych (rédwniez wskazéwki Polskiego
Towarzystwa Stomatologicznego oraz pytanych o opinie specjalistéw, stanowigce zalecenia na
poziomie stanowiska eksperckiego, s zgodne z ponizszymi stwierdzeniami):
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e Praktyczng, skuteczng i powszechng metodg ograniczania prdochnicy jest fluorowanie wody
pitnej. Skutecznym dziataniem w pierwotnej profilaktyce préchnicy jest codzienna ekspozycja
na fluor przyjmowany z wodg oraz monitorowane stosowanie past fluorkowych.

e [stotnym elementem promocji zdrowia jamy ustnej sg regularne, okresowe wizyty kontrolne.
Zalecany odstep miedzy kolejnymi badaniami kontrolnymi powinien byé dostosowany do
potrzeb pacjenta i okreSlony na podstawie oceny ryzyka préchnicy oraz
zaawansowania/aktywnosci choroby;

e Istotnym elementem procesu decyzyjnego powinna by¢ ocena ryzyka préchnicy u kazdego
pacjenta, okresowo weryfikowana;

e W profilaktyce prdéchnicy mozna stosowaé cztery proste metody o udowodnionej
skutecznosci: szczotkowanie zebdéw pastg z fluorem, porada dietetyczna (m.in. dotyczaca
ograniczenia spozycia cukréw), preparaty fluorowe do stosowania miejscowego (np. pasty do
zebow, zele, ptyny do ptukania ust, lakiery) oraz laki szczelinowe (uszczelniacze) do
zabezpieczania bruzd zebdw trzonowych;

e Niezbednym elementem profilaktyki préchnicy jest zdrowa dieta w zakresie spozywania
cukrow: w przypadku pragnienia dziecko powinno pi¢ wode; positki zawierajace cukry
powinny by¢ spozywane przez dzieci zagrozone préchnicg nie czesciej niz 3—4 razy w ciggu
dnia; wskazane jest prowadzenie w szkole zaje¢ edukacyjnych w zakresie higieny jamy ustnej,
w tym zwigzku miedzy spozywaniem cukrow i rozwojem prochnicy;

e Podstawowa metoda zapobiegania préchnicy powinno by¢ dwukrotne w ciggu dnia
szczotkowanie zebdw pasty z fluorem o zawartosci fluoru min 1000 ppm (dla matych dzieci
wskazane sg pasty z obnizong zawartoscig fluoru);

e W grupie podwyzszonego ryzyka préchnicy powinna by¢ stosowana profesjonalna
profilaktyka fluorkowa w odstepach 6-miesiecznych, a w grupie wysokiego ryzyka — w
odstepach 3 miesiecy. Profesjonalna zapobiegawcza terapia fluorkowa nie jest wskazana u
0s6b z niskim ryzykiem préchnicy;

e W przypadku stwierdzenia podwyziszonego ryzyka rozwoju préchnicy (u pacjenta lub w
odniesieniu do konkretnego zeba) nalezy wykonac uszczelnienie bruzd statych zebdéw
trzonowych lakiem, a nastepnie sprawdza¢ i w razie potrzeby uzupetni¢ lak podczas
regularnych wizyt kontrolnych;

Dodatkowo w odniesieniu do lakowania szczelin i bruzd zebéw trzonowych statych u dzieci i
mitodziezy, wedtug zalecenn American Dental Association na wczesne ogniska prochnicowe mozna
stosowac laki szczelinowe w celu zmniejszenia odsetka postepujacych zmian.

Na podstawie odnalezionych dowodéw naukowych nalezy rekomendowaé przedszkolne i szkolne
programy prewencji prochnicy. Powinny by¢ one tak zaprojektowane, aby uzupetnia¢, nie dublowad
Swiadczenia gwarantowane finansowane przez NFZ i inne programy organizowane na szczeblu
ogolnokrajowym. W Narodowym Programie Zdrowia na lata 2007-2015 administracji samorzgdowe;j
przypisano istotng role wsréd realizatorow planowanych zadan. Wdrozenie samorzadowego
programu zdrowotnego dotyczacego profilaktyki préchnicy powinno by¢ poprzedzone oceng lokalnej
sytuacji w zakresie skutecznosci profilaktyki i okresleniem stanu lokalnych zasobow i potrzeb.
Program powinien by¢ projektowany w porozumieniu ze specjalistami-stomatologami
doswiadczonymi w dziedzinie prewencji prochnicy, ktérzy pomogg wiasciwie wybra¢ poprawne
dziaftania. Osiggniecie efektywnosci programu wymaga koordynacji dziatan na poszczegdlnych
szczeblach samorzadowych (np. w powiecie i jego gminach).

Whioski z oceny programu Ministerstwa Zdrowia:

e Zdaniem ekspertéw, programy z zakresu monitorowania stanu zdrowia jamy ustnej populacji
polskiej, z uwzglednieniem wskaznikowych grup wiekowych, powinny by¢ prowadzone i
finansowane.
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Monitorowanie populacyjnego stanu zdrowia jamy ustnej jest rekomendowane przez WHO, a
takze przez wiele innych instytucji.

W projekcie prawidtowo dobrano grupy wskaznikowe — w odniesieniu do wytycznych WHO i
opinii ekspertow.

Dodatkowg wartoscig projektu jest edukacja z zakresu prawidtowej higieny jamy ustnej
adresowana zaréwno do dzieci, jak i do osdb dorostych. Dziatania takie pozostajg w zgodzie z
wytycznymi.

Wskazniki monitorowania przyjete we wnioskowanym projekcie pozostajg w zgodzie z
literaturg przedmiotu. Opisane wskazniki sg takze rekomendowane przez ekspertéw
klinicznych.

Odnoszac projekt opiniowanego programu do ogdlnych kryteriéw dobrze zaprojektowanego

programu_zdrowotnego (sformutowanych przez American Public Health Association) mozna

stwierdzié¢, ze:

Program odnosi sie do waznego problemu zdrowotnego, realizuje priorytety Narodowego
Programu Zdrowia na lata 2007-2015 w ramach celu operacyjnego 11 ,Intensyfikacji
zapobiegania préchnicy u dzieci i mtodziezy". Ponadto projekt stuzy osiggnieciu
strategicznych celéw zdrowotnych, jakie zostaty sformutowane przez miedzynarodowe
organizacje: FDI, IAPD, IADR, WHO;

Dostepno$¢ dziatan programu dla beneficjentéw — projekt oprécz monitoringu stanu zdrowia
jamy ustnej przewiduje réwniez prowadzenie edukacji. W kazdej z wylosowanych
miejscowosci w dniu zakoniczenia badan beda organizowane otwarte dla catej spotecznosci
lokalnej spotkania z lekarzem dentystg i higienistkg stomatologiczng/mgr zdrowia
publicznego/pielegniarkg, na ktdorych bedg prezentowane najwazniejsze informacje
dotyczace zdrowego stylu zycia oraz higieny jamy ustnej. Edukacja bedzie prowadzona
réwniez w szkotach/przedszkolach, w ktérych prowadzone bedg badania;

Skutecznos¢ dziatan — Stomatologiczne badania epidemiologiczne uwazane sg za istotne
narzedzie do ograniczania proceséw chorobowych w jamie ustnej. Umozliwiajg ocene stanu
zdrowia jamy ustnej, planowanie dziatan profilaktyczno-leczniczych i ocene skutecznosci
zrealizowanych programéw i metod. Monitorowanie populacyjnego stanu zdrowia jamy
ustnej jest rekomendowane przez WHO, a takze przez wiele innych instytucji. Edukacja
dotyczgca zdrowia jamy ustnej, adresowana zaréwno do dzieci i dorostych jest takze
dziataniem rekomendowanym i skutecznym;

W Projekcie oszacowano koszty realizacji Programu, jednak ciezko stwierdzi¢ czy jest to
efektywne wykorzystanie srodkéw;

W Programie opisano system monitorowanie oczekiwanych efektéw i jego realizacji. Przyjete
wskazniki monitorowania sg adekwatne do przyjetych celéw. Ponadto przyjete wskazniki sg
zgodne z literaturg przedmiotu i sg rekomendowane przez ekspertéw klinicznych.

Bioragc pod uwage powyzsze argumenty, Rada Przejrzystosci wydata opinie jak na wstepie
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Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 48 ust. 2a ustawy o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze
srodkow publicznych, z uwzglednieniem raportu ,,Monitorowanie stanu zdrowia jamy ustnej populacji polskiej
w latach 2013-2015" realizowanym przez Ministerstwo Zdrowia, nr: AOTM-0T-440-2/2012, Warszawa,
sierpien2012 i aneksu ,Programy profilaktyki préchnicy i poprawy stanu zdrowia jamy ustnej u dzieci
przedszkolnych i szkolnych — wspdlne podstawy oceny”, Aneks do raportow szczegétowych, lipiec 2012.
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Agencja Oceny Technologii Medycznych

Rada Przejrzystosci

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 187/2012 z dnia 3 wrzesnia 2012
o projekcie programu ,,Kompleksowa rehabilitacja i terapia dzieci
niepetnosprawnych z terenu Miasta Radlina”

Rada wydaje pozytywnqg opinie o projekcie programu zdrowotnego
,Kompleksowa rehabilitacja i terapia dzieci niepetnosprawnych z terenu Miasta
Radlina”.

Uzasadnienie

Projekt dotyczy istotnego problemu zdrowotnego, ktdorego efekty mozna
skutecznie ograniczac. Program zawiera budzZet, tj. oszacowano koszty
catkowite oraz jednostkowe; cel gtowny, cele szczegotowe oraz sposob
monitorowania efektow Programu. Rada rekomenduje ponadto korzystanie
wytgcznie z interwencji o udowodnionej skutecznosci (zalecanych w
wytycznych).

Przedmiot opinii

Przedmiotem opinii jest projekt programu zdrowotnego miasta Radlin z zakresu rehabilitacji
niepetnosprawnych dzieci i mtodziezy. Populacje programu stanowig dzieci zamieszkate i
zameldowane na terenie miasta Radlina w przedziale wiekowym od 0 do 18 lat z deficytami
rozwojowymi (0 - 7 lat z zaburzeniami rozwojowymi i okotoporodowymi oraz spowodowanymi cigza
wysokiego ryzyka; 3 - 18 lat z dysfunkcjami osrodkowego ukfadu nerwowego i gtebokg sprzezong
niepetnosprawnosé; 7 - 18 lat z dysfunkcjg narzadu ruchu np.: wadami postawy, ptaskostopiem,
skoliozami niskiego stopnia). Za gtéwny cel programu uznano zapewnienie mozliwosci
kontynuowania procesu rehabilitacji po wykorzystaniu gwarantowanych swiadczeid zdrowotnych i
korzystania z ponadstandardowych form wieloprofilowego leczenia, rehabilitacji i usprawniania. Jako
cele szczegdtowe wskazano: wczesne rozpoczecie dziatan rehabilitacyjnych u najmfodszych dzieci
zagrozonych nieprawidtowym rozwojem; stworzenie warunkdw do przywrdcenia i poprawy stanu
zdrowia; ksztattowanie i utrwalanie umiejetnosci niezbednych do samodzielnego zycia; przywrdcenie
mozliwosci lub nabycie umiejetnosci zycia i dziatania w Srodowisku rodzinnym i spotecznym;
ksztattowanie prawidtowych wzorcow postawy i ruchu dzieci i mtodziezy w granicach ich mozliwosci,
edukowanie rodzicow w zakresie opieki, pielegnacji i stymulacji rozwoju dziecka, udzielanie rodzicom
porad i instruktazu w zakresie metod i technik stosowanych w rehabilitacji dziecka, inspirowanie
rodzicow dzieci niepetnosprawnych do wspdtpracy z zespotem terapeutycznym poprzez udziat w
posiedzeniach teamdéw terapeutycznych; objecie opiekg i wsparciem rodzicow dzieci
niepetnosprawnych w ramach organizowanych form pomocowych: grupa wsparcia, spotkania
integracyjno-edukacyjne i terapeutyczne. Planowane dziatania obejmujg: diagnozowanie medyczne,
pedagogiczne, psychologiczne i logopedyczne; realizacje $wiadczern zdrowotnych zmierzajgcych do
rozwijania umiejetnosci wykonywania czynnosci zycia codziennego, nauki samoobstugi,
przygotowania do zycia w S$rodowisku spotecznym, rozwijania umiejetnosci komunikowania sie;
rehabilitacje leczniczg; prowadzenie terapii psychologicznej dzieci i rodzicow; prowadzenie terapii
logopedycznej; edukowanie rodzicow w zakresie opieki, pielegnacji i stymulacji rozwoju dziecka;
udzielanie rodzicom porad i instruktazu i w zakresie metod i technik stosowanych w rehabilitacji
dziecka; organizowanie spotkan zespotéw terapeutycznym z udziatem rodzicow dzieci
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niepetnosprawnych; objecie opiekg i wsparciem rodzicow dzieci niepetnosprawnych w ramach
organizowanych form pomocowych: grupa wsparcia, spotkania integracyjno-edukacyjne i
terapeutyczne; uczestnictwo dzieci i rodzicow w réznego rodzaju imprezach sportowo-rekreacyjnych
i kulturalno-oswiatowych o charakterze integracyjnym. Program ma by¢ realizowany w latach 2012 -
2016, projekt zawiera szacowane koszty catkowite oraz koszty jednostkowe w 2012 roku. Projekt ma
by¢ finansowany ze $rodkdw budzetu miasta Radlin.

Problem zdrowotny

Niepetnosprawnos¢ jest problemem ogdlnoswiatowym, stanowigcym cel szczegélnie promowanych
dziatan WHO i Komisji Europejskiej. Wedtug ostatnich szacunkéw, okoto 15% ludnosci sSwiata zyje z
jakas forma niepetnosprawnosci, z czego 2-4% doswiadcza powaznych trudnosci w funkcjonowaniu.
Majac na uwadze ulegajgcy wydtuzeniu sredni czas zycia, problem ten staje sie niezwykle istotny,
gdyz dtuisze zycie nieuchronnie wigze sie z pogorszeniem sprawnosci zaréwno fizycznej, jak i
psychicznej. Oczywiscie problem niepetnosprawnosci nie dotyczy tylko osdb starszych. Moze on
wystgpic¢ takze wsrdéd oséb bardzo mtodych, a nawet malutkich dzieci wskutek wad wrodzonych,
choréb przewlektych, wypadkdow czy urazéw. Bez wzgledu na przyczyny niepetnosprawnosci jest ona
powaznym problem spotecznym.

Wyniki opracowanego wspdlnie przez WHO oraz Bank Swiatowy $wiatowego raportu na temat
niepetnosprawnosci, wskazujg, ze na catym swiecie, osoby niepetnosprawne sg bardziej podatne na
mozliwe do unikniecia wtdrne problemy zdrowotne oraz choroby wspoéttowarzyszace, majg nizsze
osiggniecia edukacyjne, sg mniej aktywne zawodowo, czesciej w pordwnaniu do oséb sprawnych
doswiadczajg ubdstwa, nie zawsze sg w stanie zy¢ samodzielnie czy w petni funkcjonowac w zyciu
spotecznym. Wynika to czesciowo z napotykanych przez osoby niepetnosprawne barier w dostepie
do ustug, w tym zdrowia, edukacji, zatrudnienia, transportu i informacji. Trudnosci te nasilajg sie w
spotecznosciach mniej uprzywilejowanych

Alternatywne swiadczenia

Osobom niepetnosprawnym przystugujg swiadczenia z zakresu opieki zdrowotnej (w tym rehabilitacja
lecznicza) — finansowane z budzetu Narodowego Funduszu Zdrowia, Swiadczenia opieki spotecznej (w
tym rehabilitacja spoteczna i zawodowa) finansowane ze srodkéw wydzielonych z PFRON.

Whioski z oceny przeprowadzonej przez Agencje

Niepetnosprawnos¢ jest pojeciem okreslajgcym dtugotrwaty stan, w ktérym wystepujg pewne
ograniczenia w prawidtowym funkcjonowaniu cztowieka. Pojecie to odnosi sie do populacji
zréznicowanych pod katem rodzaju (kategorii) niepetnosprawnosci, okresu zycia, w ktorym ona
wystgpita, przyczyny, czy stopnia niepetnosprawnosci, a tym samym populacji o rdznych
wymaganiach np. terapeutycznych, edukacyjnych i spotecznych.

W wyniku przeprowadzonego wyszukiwania znaleziono wiarygodne wytyczne kliniczne dotyczace
postepowania leczniczego w przypadku dzieci ze spektrum zaburzen autystycznych (ASD) oraz dzieci z
ADHD; nie odnaleziono natomiast wiarygodnych wytycznych dotyczacych interwencji stosowanych w
leczeniu dzieci i mtodziezy z zespotem Downa, jak rowniez nie odnaleziono wytycznych poswieconych
postepowaniu rehabilitacyjnemu w przypadku dzieci gtuchych oraz niedostyszacych, niewidomych ani
tez w przypadku dzieci z zaburzeniami integracji sensoryczne;.

Wytyczne sg zgodne w kwestii, ze wszystkie dzieci w wieku przedszkolnym z ASD powinny zostac
poddane mozliwie wczesnej interwencji, poniewaz wczesna interwencja wptywa na poprawe
wynikéw. Istniejg przekonujgce dowody na rzecz zastosowania intensywnej wczesnej interwencji
behawioralnej w leczeniu dzieci z ASD w wieku przedszkolnym. Wytyczne sg zgodne w kwestii
rekomendowania czynnego udziatu rodzicow lub opiekunéw dzieci w wieku przedszkolnym z ASD
w programach edukacyjnych. Terapia dziecka w wieku przedszkolnym z rozpoznaniem ASD, powinna
by¢ zindywidualizowana i prowadzona na podstawie indywidualnego planu interwencji,
okreslajacego cele, typy oraz czestotliwosc i intensywnos¢ dziatan, odpowiednich dla szczegdlnych
potrzeb rozwojowych i edukacyjnych. Program wczesnej interwencji powinien by¢ dostosowany do
indywidualnych potrzeb dziecka i rodziny.
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Poniewaz nie znaleziono zadnych wiarygodnych dowodéw $wiadczacych o skutecznosci klinicznej i
efektywnosci kosztowe] korzystania ze zwierzat w celach terapeutycznych (tzw. dogoterapia i
hipoterapia), nie zaleca sie wiec tej metody w leczeniu zaburzenn ukfadu nerwowego i zdrowia
psychicznego ani korzystania z koni, ani z pséw. Terapia integracji stuchowej (terapia dZzwiekowa
Samonas i programy stuchowe), masaz i inne interwencje oparte na zmystach, obcigzanie kamizelek,
psychoterapia ekspresyjna nie sg zalecane jako rutynowe postepowanie dla dzieci w wieku
przedszkolnym z ASD z powodu niewystarczajgcych dowoddéw. Muzykoterapia nie jest zalecana jako
rutynowe postepowanie dla dzieci w wieku przedszkolnym z ASD z powodu niejednoznacznych
dowoddw.

Ze wzgledu na brak dowoddéw s$wiadczacych o skutecznosci oraz potencjalne ryzyko i dziatania
niepozadane lub naduzycia, nie jest zalecane stosowanie u dzieci z ASD: metody ufatwionej
komunikacji, tzw. terapii Holdingu (metoda wymuszonego kontaktu) i innych niepotwierdzonych
naukowo metod (patterningu z maskowaniem, terapii immunoglobuling podawang dozylnie, terapii
sekretyng). Istniejg natomiast przekonujgce dowody Swiadczace o skutecznosci systemdéw AAC
(Augmentative and Alternative Communication — tj. alternatywne i wspomagajgce metody
komunikacji) w leczeniu dzieci z ASD w wieku przedszkolnym.

Odnalezione rekomendacje dotyczace terapii i rehabilitacji dzieci i mifodziezy z mdzgowym
porazeniem dzieciecym wskazujg na koniecznos¢ kompleksowej terapii i rehabilitacji obejmujacej
realizacje programu ¢wiczen fizycznych wzmacniajgcych miesnie uwzgledniajgcy wiek i stan pacjenta,
czas i czestotliwos¢ terapii. Stosowanie interwencji hydroterapeutycznych moze by¢ zalecane w
przypadku dzieci z porazeniem modzgowym, ktére wykazujg deficyt wytrzymatosci czy deficyt
energetyczny, u ktorych za cel terapeutyczny wyznaczono poprawe tych parametréw. Brak jest
wiarygodnych rekomendacji dotyczacych czasu trwania, czestotliwosci, intensywnosci i strategii
stosowanych przy interwencji hydroterapeutyczne;.

Co sie tyczy leczenia ADHD, zaréwno amerykanski National Institute of Mental Health, jak iwiele
towarzystw naukowych stwierdzajg, ze sg dwie interwencje, ktére majg solidne podstawy naukowe
potwierdzajgce skutecznos¢ krotkoterminowga: behawioralna terapia psychospoteczna oraz
farmakoterapia lekami psychostymulujgcymi. W odniesieniu do zalecern dotyczgcych wczesnego
wykrywania i wczesnej interwencji u dzieci z grupy ryzyka zaburzen rozwojowych, zalecenia praktyki
klinicznej podkreslajg, ze obserwacja rozwoju dziecka powinna byé elementem kazdej wizyty w
ramach opieki profilaktyczne;j.

Mimo ograniczonych dowoddéw dotyczacych skutecznosci zastosowania wczesnej interwencji
rozwojowej u niemowlat z grupy ryzyka zaburzen rozwojowych (gtdwnie wczesniaki), stosowanie
wczesnej interwencji u dzieci z grupy ryzyka jest powszechnie zalecane ipraktykowane. Autorzy
przegladu Cochrane Collaboration doszli do wniosku, Ze programy wczesnej interwencji dla
wczesniakdw wykazujg pozytywny wptyw na funkcje poznawcze w krétkim i Srednim okresie
obserwacji. Konieczne sg jednak dalsze badania, aby okresli¢, ktére ze wczesnych interwencji sg
najbardziej skuteczne w poprawie sprawnosci poznawczych i motorycznych. Dodatkowo zwrdcono
uwage na koniecznos¢ oceny efektywnosci kosztowej jak rowniez dostepnosci ustug, ktére stanowig
istotne czynniki przy rozwazaniu wprowadzenia programu wczesnej interwencji rozwojowej u
przedwczesnie urodzonych noworodkdéw.

Zadania realizowane w zakresie wczesnego wspomagania rozwoju dziecka obejmuja:

ustalenie wielospecjalistycznej diagnozy: lekarskiej, psychologicznej, logopedycznej oraz ocena

sfery ruchowej dziecka (ocena stanu narzadu ruchu i rozwoju ruchowego),

— opracowanie i wdrazanie szczegdétowego, wielospecjalistycznego i kompleksowego programu
postepowania w sferze psychicznej, ruchowej, spotecznej i emocjonalnej dziecka,

— S$ledzenie rozwoju dziecka poprzez systematyczng weryfikacje diagnozy oraz dostosowywanie
programow rehabilitacyjnych i terapeutycznych do zmieniajgcych sie potrzeb rozwojowych i
zdrowotnych dziecka,

— prowadzenie indywidualnych form terapii oraz edukacji dziecka,
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— przygotowanie i realizowanie psychologicznych programdéw wsparcia rodziny dziecka
niepetnosprawnego,

— przygotowanie i realizowanie programoéw terapeutyczno-edukacyjno-profilaktycznych dla
rodzin, m.in. udzielanie rodzicom szczegdétowych wskazowek oraz szkolenie w zakresie metod i
technik pielegnacji, opieki, stymulacji rozwoju i usprawniania dziecka w warunkach domowych.

— dostarczanie rodzicom informacji o uprawnieniach i mozliwych formach pomocy, niezbednych
adresach itp., pomoc w skontaktowaniu sie rodzicéw z innymi rodzicami bedacymi w podobnej
sytuacji i z ich organizacjami.

Wczesne rozpoznanie wad rozwojowych powinno prowadzi¢ do odpowiednio wczesnej oceny,
diagnozy i wtaczenia leczenia, w tym interwencji rozwojowej. Jak wykazata Europejska Agencja
Rozwoju Edukacji Uczniéw ze Specjalnymi Potrzebami Edukacyjnymi, dostepnos¢, bliskosé,
przystepnosc finansowa, interdyscyplinarnos¢ oraz zréznicowanie $wiadczen to warunki konieczne.
aby spoteczny model Wczesnej Interwencji oraz Wczesnego Wsparcia Rozwoju Dziecka funkcjonowat
dobrze.

Odnoszac projekt opiniowanego programu do ogdlnych kryteridw dobrze zaprojektowanego
programu zdrowotnego (sformutowanych przez American Public Heath Association) mozna
stwierdzi¢, ze:

I. Program odnosi sie do wazinego problemu zdrowotnego, ktérego efekty mozna skutecznie
ograniczaé. Efekty programu trudno jest monitorowac i oceniac.

Il. Program stwarza dostep beneficjentéw do oferowanych swiadczen, jest dobrze dopasowany do
potrzeb grupy docelowej.

lll. Program wykorzystuje interwencje o udowodnionej skutecznosci i zalecane w wytycznych, ale
takze prawdopodobnie te o nieudowodnionej skutecznosci w danych stanach klinicznych i w zwigzku
z tym niezalecane. Program stanowi logiczng i spdjng kontynuacje swiadczen gwarantowanych.

IV. W projekcie Programu oszacowano koszty catkowite i jednostkowe. Nie mozna orzec, czy
planowany Program w optymalny sposdb spozytkuje udostepnione przez gmine zasoby.

V. Autorzy projektu podaja cel gtéwny, cele szczegdétowe oraz wskazujg na sposéb monitorowania
efektdw Programu. Nalezy jednak uznaé, ze ze wzgledu na charakter problemu zdrowotnego i
planowanych interwencji, nie jest mozliwa miarodajna i wiarygodna ocena skutecznosci Programu.

Biorgc pod uwage powyzsze argumenty, Rada Przejrzystosci wydata opinie jak na wstepie

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 48 ust. 2a ustawy o Swiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze
srodkéow  publicznych, z uwzglednieniem raportu ,Kompleksowa rehabilitacja i terapia dzieci
niepetnosprawnych z terenu Miasta Radlina” realizowanym przez Miasto Radlin, nr: AOTM-0T-441-122/2012,
Warszawa, sierpien 2012 i aneksu ,,Programy z zakresu kompleksowej terapii i rehabilitacji niepetnosprawnych
dzieci i mtodziezy— wspdlne podstawy oceny”, Aneks do raportéw szczegétowych, sierpien 2012.
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Agencja Oceny Technologii Medycznych

Rada Przejrzystosci

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 185/2012 z dnia 3 wrzesnia 2012 r.
o programie zdrowotnym , Terapia przeciwobrzekowa
dla kobiet po mastektomii na lata 2012 — 2015” gminy miasta Radom

Rada pozytywnie opiniuje program zdrowotny ,Terapia przeciwobrzekowa
dla kobiet po mastektomii na lata 2012 — 2015” gminy miasta Radom, pod
warunkiem objecia wszystkich potrzebujgcych kobiet gminy miasta Radom.

Uzasadnienie

Program, mimo iz nie wpisuje sie w priorytety zdrowotne, odnosi sie
do waznego problemu zdrowotnego, gdyz ogranicza negatywne konsekwencje
jednej z czestszych metod leczenia nowotwordw piersi u kobiet (najczestszy
nowotwor u kobiet), jakim jest zabieg amputacji piersi.

Odnaleziona niewielka liczba dowoddw naukowych, w ktorych oceniano
skutecznos¢ planowanych w projekcie interwencji, dowodzi, ze planowane
interwencje sq skuteczne (na zmniejszenie obrzeku limfatycznego wptywa
zastosowanie terapii kompleksowej obejmujqcej taping, masaz limfatyczny
oraz pielegnacje skory), jednak autorzy podkreslajqg potrzebe dalszych badan.

Rehabilitacja psychofizyczna wptywa nie tylko na poprawe stanu fizycznego
i psychicznego, ale wptywa takze na zwiekszenie odsetka kobiet, ktore wracajq
do pracy. Wskazniki opisane w programie sq adekwatne, lecz wydaje sie,
ze dodatkowym cennym wskaznikiem bytaby liczba kobiet powracajgcych
do pracy zawodowe;.

Biorgc pod uwage fakt dtugiego czasu oczekiwania na rehabilitacje
finansowanq ze srodkow publicznych oraz niskie limity — o czym piszq eksperci
w swoich opiniach, wydaje sie, ze projekt stanowi wsparcie dla systemu ochrony
zdrowia.

Przedmiot opinii

Przedmiotem opinii jest projekt programu zdrowotnego gminy miasta Radom w zakresie
rehabilitacji psychofizycznej kobiet po mastektomii. Za cele programu uznano: uzyskanie
optymalnej adaptacji do zmienionych warunkéw Zycia pacjentek po usunieciu piersi
z powodu raka; zmniejszenie niedostosowania fizycznego, psychicznego, spotecznego
i zawodowego w tej grupie; edukacja w zakresie raka piersi oraz pielegnacji i autorehabilitacji
koniczyny goérnej po stronie amputowanej piersi narazonej na rozwoj obrzeku limfatycznego.
Planowane dziatania obejmujg: kwalifikacje do programu przez lekarza, wykonanie okoto
10 zabiegdw manualnego drenazu limfatycznego z kompresjg dla kazdej z 50 pacjentek
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e-mail: sekretariat@aotm.gov.pl
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oraz prelekcje dotyczgcg raka piersi i leczenia obrzeku limfatycznego po mastektomii. Projekt
przewiduje uczestnictwo 50 kobiet mimo, ze nie okreslono jaka liczba pacjentek jest
poddawanych mastektomii na terenie gminy miasta Radom. Program ma by¢ realizowany
w latach 2012 — 2015, projekt zawiera szacowane koszty, jednak nie okreslono czy s3
to szacowane koszty catkowite (35000 zt) na peten planowany okres trwania programu.
Nie okreslono rowniez czy projekt ma by¢ w catosci finansowany przez gmine miasta Radom.

Problem zdrowotny

Rak piersi jest nowotworem ztosliwym, wywodzgcym sie z komdrek gruczotu piersiowego.
Jest to najczesciej wystepujgcy nowotwor ztosliwy u kobiet w Polsce. Sporadycznie zdarza sie
takze u mezczyzn. Wedtug Krajowego Rejestru Nowotwordéw w 2009 roku stwierdzono
w Polsce 15 752 nowych zachorowan na raka piersi. W Polsce rak piersi jest przyczyna
najwiekszej liczby zgondéw spowodowanych przez nowotwory zfosliwe wsrdd kobiet.
W 2009 roku zarejestrowano 5 242 zgondow z powodu raka piersi.

W przebiegu choroby nowotworowej oraz niektérych form jej leczenia (usuwanie weztow
chtonnych w trakcie zabiegu chirurgicznego usuniecia guza, radioterapia) dochodzi
do miejscowej niewydolnosci uktadu limfatycznego. Doprowadza do tego szereg czynnikow
takich jak ucisk lub zajecie naczyn, weztéw chfonnych przez proces chorobowy lub usuniecie
badz miejscowe uszkodzenie ukfadu limfatycznego w trakcie terapii. Podczas zabiegow
oszczedzajacych piers i zmodyfikowanej radykalnej mastektomii dochodzi do ingerencji
w uktad chtonny pachy. W trakcie zmodyfikowanej radykalnej i radykalnej mastektomii
usuwane sg wezty chtonne pachowe, ktédrymi odprowadzane jest limfa z koficzyny goérnej
po danej stronie. Podczas zabiegdw oszczedzajgcych piers w zaleznosci od klinicznych
i patomorfologicznych cech guza oraz doswiadczenia osrodka pozostawia sie wszystkie wezty
chtonne, wycina sie jeden lub kilka lub dokonuje catkowitej limfadenektomii. W wyniku
utrudnienia w odptywie chtonki dochodzi do rozwoju obrzeku limfatycznego konczyny
gorne;j.

Obrzek limfatyczny konczyny gérnej powoduje obnizenie jakosci zycia pacjentek, moze
powodowac bdl, ograniczenie ruchomosci konczyny goérnej oraz ogranicza¢ aktywnos$é
zawodowa pacjentek.

Obecnie jedng z metod leczenia obrzeku limfatycznego jest rehabilitacja w postaci
manualnego drenazu limfatycznego i kompresji koficzyny gérnej w celu utrwalenia drenazu.
Wydaje sie, ze programy rehabilitacji kobiet po amputacji przyczyniajg sie do poprawy
szeroko rozumianego funkcjonowania spoteczenistwa, poprzez zwiekszenie odsetka kobiet
z tej populacji, ktére powracajg do pracy. Wedtug opinii eksperta w dziedzinie chirurgii
onkologicznej jedynie okoto 10% kobiet po radykalnej mastektomii wymaga rehabilitacji
psychofizycznej, a zatem wptyw tego problemu zdrowotnego na stan zdrowia populacji jest
nieznaczny. Jednak wptyw tego problemu zdrowotnego na stan zdrowia poszczegdlnego
beneficjenta jest znaczny, gdyz rehabilitacja spowalnia proces rozwoju obrzeku
limfatycznego.

Alternatywne Swiadczenia

W opinii eksperta ds. chirurgii onkologicznej, rehabilitacja psychofizyczna mimo, ze jest
finansowana ze s$rodkédw NFZ, nie jest powszechnie dostepna z powodu niskich
i limitowanych kontraktéw. Rehabilitacja psychofizyczna kobiet po amputacji piersi
prowadzona jest réwniez przez kluby i stowarzyszenia ,,Amazonek” oraz Federacje
Stowarzyszen ,Amazonki”, ktére czesto s dofinansowywane ze s$rodkow jednostek
samorzadu terytorialnego.
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Federacja dziata na rzecz wczesnego wykrywania, leczenia oraz rehabilitacji kobiet
po mastektomii, wydaje materiaty edukacyjne, broszury, poradniki, plakaty, ulotki.
Na stronie Federacji Stowarzyszen ,,Amazonki” znajduje sie sekcja, z ktérej bezptatnie mozna
pobraé poradniki. Pierwszy poradnik dotyczy rehabilitacji fizycznej po leczeniu raka piersi.
Zawiera informacje o tym czym jest rehabilitacja, o nastepstwach leczenia raka piersi,
o procesie rehabilitacji, o rekonstrukcji piersi, podane s3 w nim przyktadowe ¢wiczenia
usprawniajgce. Drugi poradnik dotyczy bardziej sfery psychicznej.

Whioski z oceny przeprowadzonej przez Agencje
Podsumowanie wnioskéw z dowoddéw naukowych:

e Rehabilitacja psychofizyczna wptywa nie tylko na poprawe stanu fizycznego
i psychicznego, ale wptywa takze na zwiekszenie odsetka kobiet, ktére wracajg
do pracy, nie jest jasne czy proporcja ta bytaby zachowana u pacjentek, ktdre nie byty
objete poradnictwem oraz ¢wiczeniami fizycznymi lub innymi interwencjami.

e Aktywnos¢ fizyczna uprawiana przez kobiety po leczeniu z powodu raka piersi
podwyzsza jakos¢ zycia oraz redukuje zmeczenie.

e Terapia poznawczo — behawioralna prowadzona po leczeniu z powodu raka piersi
wptywa na podniesienie jakosci zycia.

e Zastosowanie terapii kompleksowej obejmujacej taping, masaz limfatyczny
oraz pielegnacje skéry wptywa na zmniejszenie obrzeku limfatycznego.

Podsumowanie wnioskdw z wytycznych klinicznych:

Rehabilitacja stanowi integralng czes¢ leczenia chorych na raka piersi. Celem rehabilitacji
psychofizycznej jest zmniejszenie niedostosowania fizycznego, psychicznego, spotecznego
i zawodowego, ktore wynikajg z choroby lub jej leczenia. Rehabilitacja fizyczna polega
na usprawnianiu ruchowym chorych w okresie szpitalnym, ambulatoryjnym, sanatoryjnym
i wspomagajacym (np. kluby kobiet po mastektomii ,,Amazonki”).

Do szczegotowych celdw rehabilitacji fizycznej naleza:

e uzyskanie poprawy zakresu ruchéw w stawach obreczy barkowej po stronie
operowanej;

e uzyskanie poprawy sity miesniowej kornczyny po stronie operowanej;

e zapobieganie wystgpieniu obrzeku limfatycznego konczyny po stronie operowanej;
e korygowanie wad postawy wyniktych z przebytego leczenia;

e |eczenie zachowawcze obrzeku limfatycznego;

e usprawnianie chorych przed i po operacjach odtwérczych piersi.

Jednym z elementéw rehabilitacji jest zapewnienie refundowanych protez zewnetrznych
piersi (obecnie refundacja przystuguje co 2 lata). Chorym w trakcie chemioterapii powinno
sie zapewni¢ dostep do refundowanych peruk. Celem rehabilitacji psychicznej jest poprawa
stanu psychicznego kobiet w trakcie i po leczeniu (szczegdlnie chirurgicznym, a takze
radioterapii i leczeniu systemowym) oraz pomoc w akceptacji zaistniatego stanu. W tym celu
wykorzystuje sie metody psychoterapii grupowej i indywidualnej, psychoedukacji —
nauczanie radzenia sobie ze stresem, relaksacji, terapii poznawcze] indywidualnej chorych
i ich rodzin oraz dziatalno$¢ grup wsparcia. W okresie obserwacji po leczeniu pierwotnym
konieczne jest zabezpieczenie mozliwosci usprawniania stanéw zwigzanych z chorobami
wspotistniejgcymi  oraz leczenia sanatoryjnego (1 rok po zakonczeniu leczenia
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onkologicznego, bez cech wznowy choroby — wedtug wytycznych konsultanta krajowego
ds. balneologii).

Odnoszac projekt opiniowanego programu do ogdlnych kryteriow dobrze zaprojektowanego
programu zdrowotnego (sformutowanych przez American Public Health Association) mozna
stwierdzi¢, ze:

I. Projekt programu odnosi sie do waznego jednoczesnie stabo opisanego w literaturze
problemu zdrowotnego. Cho¢ projekt programu nie wpisuje sie w priorytety zdrowotne, jest
to wazny problem zdrowotny, gdyz ogranicza negatywne konsekwencje jednej z czestszych
metod leczenia nowotwordw piersi u kobiet (najczestszy nowotwér u kobiet), jakim jest
zabieg amputacji piersi;

Il. Dostepnos¢ dziatan programu dla beneficjentow — na podstawie informacji zawartych
w projekcie nie da sie stwierdzi¢ czy dziatania bedga fatwo dostepne dla beneficjentow;

lll. Skutecznos$¢ dziatan — odnaleziono niewielky liczbe dowoddédw naukowych, w ktdrych
oceniano skuteczno$¢ planowanych w projekcie interwencji. Z odnalezionych dowodow
wynika, ze planowane interwencje sg skuteczne, jednak autorzy podkreslajg potrzebe
dalszych badan;

IV. W projekcie podjeto prébe oszacowania kosztow realizacji programu — koszty wydajg sie
by¢ oszacowane prawidtowo, jednak ze wzgledu na brak odnalezionych dowodow
naukowych dotyczacych efektywnosci kosztowej, ciezko stwierdzi¢ czy projekt stanowi
optymalne wykorzystanie zasobdéw finansowych. Biorgc pod uwage fakt diugi czas
oczekiwania na rehabilitacje finansowang ze srodkdw NFZ oraz niskie limity — o czym pisza
eksperci w swoich opiniach, wydaje sie, ze projekt stanowi wsparcie dla systemu ochrony
zdrowia;

V. W Programie opisano system monitorowania oczekiwanych efektéw i jego realizacji —
wskazniki opisane w programie sg adekwatne, wydaje sie, ze dodatkowym cennym
wskaznikiem bytaby liczba kobiet powracajgcych do pracy zawodowej.

Dodatkowe uwagi Rady (opcjonalnie)

Biorgc pod uwage powyzsze argumenty, Rada Przejrzystosci wydata opinie jak na wstepie

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 48 ust. 2a ustawy o Swiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych
ze srodkéw publicznych, z uwzglednieniem raportu nr AOTM-0T-441-26/2012, ,Terapia przeciwobrzekowa
dla kobiet po mastektomii na lata 2012 — 2015” realizowany przez: gmine miasta Radom (ocena projektu
programu), Warszawa, sierpien 2012 i aneksu ,Programy w zakresie rehabilitacji psychofizycznej kobiet
po amputacji piersi — wspodlne podstawy oceny, Aneks do raportéw szczegétowych”, Warszawa, sierpien 2012.

414



Agencja Oceny Technologii Medycznych

Rada Przejrzystosci

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 186/2012 z dnia 3 wrzesnia 2012
o projekcie programu ,,Profilaktyka i wczesne wykrywanie zaburzen
osrodkowej koordynacji nerwowej u dzieci oraz terapia dzieci z
zaburzeniami rozwojowymi" gminy Polkowice

Rada wydaje pozytywnqg opinie o projekcie programu zdrowotnego
,,Profilaktyka i wczesne wykrywanie zaburzern osrodkowej koordynacji
nerwowej u dzieci oraz terapia dzieci z zaburzeniami rozwojowymi” gminy
Polkowice.

Uzasadnienie

Projekt dotyczy istotnego problemu zdrowotnego, ktorego efekty mozna
skutecznie ograniczac. Program zawiera budzZet, tj. oszacowano koszty
catkowite oraz jednostkowe; cel gtowny, cele szczegotowe oraz sposob
monitorowania efektow Programu. Rada rekomenduje ponadto korzystanie
wyfqcznie z interwencji o udowodnionej skutecznosci  (zalecanych w
wytycznych).

Przedmiot opinii

Przedmiotem opinii jest projekt programu zdrowotnego gminy Polkowice z zakresu rehabilitacji
niepetnosprawnych dzieci i mtodziezy. Populacje programu stanowi ok. 350 dzieci zamieszkatych na
terenie gminy Polkowice. Za gtéwny cel programu uznano dgzenie do prawidtowego rozwoju dzieci
poprzez rehabilitacje medyczng oraz dziatania terapeutyczne prowadzace do zmniejszenia skutkéw
niepetnosprawnosci i pomoc ich rodzicom. Jako cele szczegdétowe wskazano: stymulacje
prawidtowego odbioru bodzcéw zewnetrznych, przywracanie sprawnosci ruchowej, psychologicznej i
psychomotorycznej dzieci, poprawe dostepnosci do ustug rehabilitacyjnych, poprawe dostepnosci do
ustug psychologicznych, edukacje rodzicéw, wykrycie wszelkich nieprawidtowosci zwigzanych z
zaburzeniami ukfadu nerwowego i ruchu u niemowlat, usuniecie przeszkdod natury emocjonalno-
motywacyjnej blokujgcych naturalny proces nabywania kompetencji jezykowej przez dzieci z
zaburzeniami rozwojowymi, zaktywizowanie sit psychicznych dziecka, od ktérych zalezy dynamika
jego rozwoju stowno-intelektualnego, doprowadzenie do utrwalenia sie takiego typu motywacji, od
ktérego zalezy dalsza praca nad sobg, edukacje rodzicow w zakresie opieki, pielegnacji i zabawy z
dzieémi. Planowane dziatania obejmujg: badania przesiewowe w kierunku zaburzen koordynacji
nerwowej ,,MALUCH" — od 0 do 1 roku zycia (badanie lekarskie; ¢wiczenia ogdélno-kondycyjne
indywidualne, konsultacje rehabilitacyjne z instruktazem dla kazdego dziecka); terapie grupowa
,Swietlica Terapeutyczna" dla dzieci z zaburzeniami rozwojowym typu: autyzm, zespét Aspergera,
zesp6t Downa, zaburzenia Sl (Swiadczenia terapeutyczne grupowe prowadzone przez psychologa i
terapeute zajeciowego; Swiadczenia terapeutyczne indywidualne prowadzone przez logopede i
psychologa); rehabilitacja ruchowa indywidualna dzieci z zaburzeniami osrodkowe] koordynacji
nerwowej i modzgowym porazeniem dzieciecym; terapia indywidualna prowadzona przez
rehabilitanta dzieci oraz 2 konsultacje psychologa dzieci z zaburzeniami integracji sensorycznej.
Program ma by¢ realizowany w latach 2012 — 2015, projekt zawiera planowane koszty przypadajgce
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na jednego uczestnika programu oraz budzet catkowity. Projekt ma by¢ finansowany z budzetu gminy
Polkowice.

Problem zdrowotny

Niepetnosprawnosc jest problemem ogdlnoswiatowym, stanowigcym cel szczegélnie promowanych
dziatan WHO i Komisji Europejskiej. Wedtug ostatnich szacunkéw, okoto 15% ludnosci sSwiata zyje z
jakas forma niepetnosprawnosci, z czego 2-4% doswiadcza powaznych trudnosci w funkcjonowaniu.
Majac na uwadze ulegajgcy wydtuzeniu sredni czas zycia, problem ten staje sie niezwykle istotny,
gdyz dtuisze zycie nieuchronnie wigze sie z pogorszeniem sprawnosci zaréowno fizycznej, jak i
psychicznej. Oczywiscie problem niepetnosprawnosci nie dotyczy tylko osdb starszych. Moze on
wystgpic¢ takze wsréd oséb bardzo mtodych, a nawet malutkich dzieci wskutek wad wrodzonych,
choréb przewlektych, wypadkdéw czy urazéw. Bez wzgledu na przyczyny niepetnosprawnosci jest ona
powaznym problem spotecznym.

Wyniki opracowanego wspdlnie przez WHO oraz Bank Swiatowy $wiatowego raportu na temat
niepetnosprawnosci, wskazujg, ze na catym sSwiecie, osoby niepetnosprawne sg bardziej podatne na
mozliwe do unikniecia wtérne problemy zdrowotne oraz choroby wspoéttowarzyszace, majg nizsze
osiggniecia edukacyjne, sg mniej aktywne zawodowo, czesciej w poréwnaniu do oséb sprawnych
doswiadczajg ubdstwa, nie zawsze sg w stanie zy¢ samodzielnie czy w petni funkcjonowac¢ w zyciu
spotecznym. Wynika to czesciowo z napotykanych przez osoby niepetnosprawne barier w dostepie
do ustug, w tym zdrowia, edukacji, zatrudnienia, transportu i informacji. Trudnosci te nasilajg sie w
spotecznosciach mniej uprzywilejowanych

Alternatywne $wiadczenia

Osobom niepetnosprawnym przystugujg swiadczenia z zakresu opieki zdrowotnej (w tym rehabilitacja
lecznicza) — finansowane z budzetu Narodowego Funduszu Zdrowia, $wiadczenia opieki spotecznej (w
tym rehabilitacja spoteczna i zawodowa) finansowane ze srodkéw wydzielonych z PFRON.

Whioski z oceny przeprowadzonej przez Agencje

Niepetnosprawnos¢ jest pojeciem okreslajagcym dtugotrwaty stan, w ktérym wystepujg pewne
ograniczenia w prawidtowym funkcjonowaniu cztowieka. Pojecie to odnosi sie do populacji
zréznicowanych pod katem rodzaju (kategorii) niepetnosprawnosci, okresu zycia, w ktéorym ona
wystgpita, przyczyny, czy stopnia niepetnosprawnosci, a tym samym populacji o rdinych
wymaganiach np. terapeutycznych, edukacyjnych i spotecznych.

W wyniku przeprowadzonego wyszukiwania znaleziono wiarygodne wytyczne kliniczne dotyczace
postepowania leczniczego w przypadku dzieci ze spektrum zaburzen autystycznych (ASD) oraz dzieci z
ADHD; nie odnaleziono natomiast wiarygodnych wytycznych dotyczacych interwencji stosowanych w
leczeniu dzieci i mtodziezy z zespotem Downa, jak rowniez nie odnaleziono wytycznych poswieconych
postepowaniu rehabilitacyjnemu w przypadku dzieci gtuchych oraz niedostyszacych, niewidomych ani
tez w przypadku dzieci z zaburzeniami integracji sensoryczne;.

Wytyczne sg zgodne w kwestii, ze wszystkie dzieci w wieku przedszkolnym z ASD powinny zostac
poddane mozliwie wczesnej interwencji, poniewaz wczesna interwencja wptywa na poprawe
wynikoéw. Istniejg przekonujgce dowody na rzecz zastosowania intensywnej wczesnej interwencji
behawioralnej w leczeniu dzieci z ASD w wieku przedszkolnym. Wytyczne sg zgodne w kwestii
rekomendowania czynnego udziatu rodzicow lub opiekunéw dzieci w wieku przedszkolnym z ASD
w programach edukacyjnych. Terapia dziecka w wieku przedszkolnym z rozpoznaniem ASD, powinna
by¢ zindywidualizowana i prowadzona na podstawie indywidualnego planu interwencji,
okreslajgcego cele, typy oraz czestotliwos¢ i intensywnos¢ dziatan, odpowiednich dla szczegdlnych
potrzeb rozwojowych i edukacyjnych. Program wczesnej interwencji powinien by¢ dostosowany do
indywidualnych potrzeb dziecka i rodziny.

Poniewaz nie znaleziono zadnych wiarygodnych dowodéw $wiadczacych o skutecznosci klinicznej i
efektywnosci kosztowe] korzystania ze zwierzat w celach terapeutycznych (tzw. dogoterapia i
hipoterapia), nie zaleca sie wiec tej metody w leczeniu zaburzen ukfadu nerwowego i zdrowia
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psychicznego ani korzystania z koni, ani z pséw. Terapia integracji stuchowej (terapia dZzwiekowa
Samonas i programy stuchowe), masaz i inne interwencje oparte na zmystach, obcigzanie kamizelek,
psychoterapia ekspresyjna nie sg zalecane jako rutynowe postepowanie dla dzieci w wieku
przedszkolnym z ASD z powodu niewystarczajacych dowoddéw. Muzykoterapia nie jest zalecana jako
rutynowe postepowanie dla dzieci w wieku przedszkolnym z ASD z powodu niejednoznacznych
dowodow.

Ze wzgledu na brak dowoddéw s$wiadczgcych o skutecznosci oraz potencjalne ryzyko idziatania
niepozadane lub naduzycia, nie jest zalecane stosowanie u dzieci z ASD: metody utatwionej
komunikacji, tzw. terapii Holdingu (metoda wymuszonego kontaktu) i innych niepotwierdzonych
naukowo metod (patterningu z maskowaniem, terapii immunoglobuling podawang dozylnie, terapii
sekretyng). Istniejg natomiast przekonujgce dowody Swiadczace o skutecznosci systemdéw AAC
(Augmentative and Alternative Communication — tj. alternatywne i wspomagajgce metody
komunikacji) w leczeniu dzieci z ASD w wieku przedszkolnym.

Odnalezione rekomendacje dotyczgce terapii i rehabilitacji dzieci i mtodziezy z mdzgowym
porazeniem dzieciecym wskazujg na koniecznos¢ kompleksowej terapii i rehabilitacji obejmujacej
realizacje programu ¢wiczen fizycznych wzmacniajgcych miesnie uwzgledniajgcy wiek i stan pacjenta,
czas i czestotliwos¢ terapii. Stosowanie interwencji hydroterapeutycznych moze by¢ zalecane w
przypadku dzieci z porazeniem madzgowym, ktére wykazujg deficyt wytrzymatosci czy deficyt
energetyczny, u ktorych za cel terapeutyczny wyznaczono poprawe tych parametréw. Brak jest
wiarygodnych rekomendacji dotyczacych czasu trwania, czestotliwosci, intensywnosci i strategii
stosowanych przy interwencji hydroterapeutyczne;.

Co sie tyczy leczenia ADHD, zarowno amerykanski National Institute of Mental Health, jak i wiele
towarzystw naukowych stwierdzajg, ze sg dwie interwencje, ktére majg solidne podstawy naukowe
potwierdzajgce skutecznos¢ krotkoterminowa: behawioralna terapia psychospoteczna oraz
farmakoterapia lekami psychostymulujgcymi. W odniesieniu do zalecern dotyczgcych wczesnego
wykrywania i wczesnej interwencji u dzieci z grupy ryzyka zaburzen rozwojowych, zalecenia praktyki
klinicznej podkreslajg, ze obserwacja rozwoju dziecka powinna by¢ elementem kazdej wizyty w
ramach opieki profilaktyczne;.

Mimo ograniczonych dowoddéw dotyczacych skutecznosci zastosowania wczesnej interwencji
rozwojowej u niemowlat z grupy ryzyka zaburzen rozwojowych (gtdwnie wczesniaki), stosowanie
wczesnej interwencji u dzieci z grupy ryzyka jest powszechnie zalecane ipraktykowane. Autorzy
przegladu Cochrane Collaboration doszli do wniosku, ze programy wczesnej interwencji dla
wczesSniakdw wykazujg pozytywny wpltyw na funkcje poznawcze w krétkim i srednim okresie
obserwacji. Konieczne sg jednak dalsze badania, aby okresli¢, ktére ze wczesnych interwencji sg
najbardziej skuteczne w poprawie sprawnosci poznawczych i motorycznych. Dodatkowo zwrdcono
uwage na koniecznos¢ oceny efektywnosci kosztowej jak rowniez dostepnosci ustug, ktére stanowig
istotne czynniki przy rozwazaniu wprowadzenia programu wczesnej interwencji rozwojowej u
przedwczesnie urodzonych noworodkdéw.

Zadania realizowane w zakresie wczesnego wspomagania rozwoju dziecka obejmuja:

ustalenie wielospecjalistycznej diagnozy: lekarskiej, psychologicznej, logopedycznej oraz ocena

sfery ruchowej dziecka (ocena stanu narzadu ruchu i rozwoju ruchowego),

— opracowanie i wdrazanie szczegétowego, wielospecjalistycznego i kompleksowego programu
postepowania w sferze psychicznej, ruchowej, spotecznej i emocjonalnej dziecka,

— S$ledzenie rozwoju dziecka poprzez systematyczng weryfikacje diagnozy oraz dostosowywanie
programow rehabilitacyjnych i terapeutycznych do zmieniajgcych sie potrzeb rozwojowych i
zdrowotnych dziecka,

— prowadzenie indywidualnych form terapii oraz edukacji dziecka,

— przygotowanie i realizowanie psychologicznych programéw wsparcia rodziny dziecka

niepetnosprawnego,
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— przygotowanie i realizowanie programow terapeutyczno-edukacyjno-profilaktycznych dla
rodzin, m.in. udzielanie rodzicom szczegdétowych wskazéwek oraz szkolenie w zakresie metod i
technik pielegnacji, opieki, stymulacji rozwoju i usprawniania dziecka w warunkach domowych.

— dostarczanie rodzicom informacji o uprawnieniach i mozliwych formach pomocy, niezbednych
adresach itp., pomoc w skontaktowaniu sie rodzicéw z innymi rodzicami bedgcymi w podobnej
sytuacji i z ich organizacjami.

Wczesne rozpoznanie wad rozwojowych powinno prowadzi¢ do odpowiednio wczesnej oceny,
diagnozy i wiaczenia leczenia, w tym interwencji rozwojowej. Jak wykazata Europejska Agencja
Rozwoju Edukacji Uczniéw ze Specjalnymi Potrzebami Edukacyjnymi, dostepnos¢, bliskosé,
przystepnosé finansowa, interdyscyplinarnosé oraz zréznicowanie $wiadczen to warunki konieczne.
aby spoteczny model Wczesnej Interwencji oraz Wczesnego Wsparcia Rozwoju Dziecka funkcjonowat
dobrze.

Odnoszac projekt opiniowanego programu do ogdlnych kryteridw dobrze zaprojektowanego
programu zdrowotnego (sformutowanych przez American Public Heath Association) mozna
stwierdzi¢, ze:

I. Program odnosi sie do wazinego problemu zdrowotnego, ktérego efekty mozna skutecznie
ograniczad. Efekty programu trudno jest monitorowac i oceniac.

Il. Program stwarza dostep beneficjentéw do oferowanych swiadczen, jest dobrze dopasowany do
potrzeb grupy docelowe;.

lIl. Program wykorzystuje interwencje o udowodnionej skutecznosci i zalecane w wytycznych, ale
takze prawdopodobnie te o nieudowodnionej skutecznosci w danych stanach klinicznych i w zwigzku
z tym niezalecane. Program stanowi logiczng i spdjng kontynuacje swiadczert gwarantowanych.

IV. W projekcie Programu oszacowano koszty catkowite i jednostkowe. Program jest zbyt ogélnikowy,
by oceni¢ jego spdjnosé i wiarygodnosé. Nie mozna orzec, czy planowany Program w optymalny
sposdb spozytkuje udostepnione przez gmine zasoby.

V. Autorzy projektu podaja cel gtéwny, cele szczegdétowe oraz wskazujg na sposéb monitorowania
efektéw Programu. Nalezy jednak uzna¢, ze ze wzgledu na charakter problemu zdrowotnego i
planowanych interwencji, nie jest mozliwa miarodajna i wiarygodna ocena skutecznosci Programu.

Biorgc pod uwage powyzsze argumenty, Rada Przejrzystosci wydata opinie jak na wstepie

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 48 ust. 2a ustawy o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze
Srodkéw publicznych, z uwzglednieniem raportu ,Profilaktyka i wczesne wykrywanie zaburzern osrodkowej
koordynacji nerwowej u dzieci oraz terapia dzieci z zaburzeniami rozwojowymi” realizowanym przez Gmine
Polkowice, nr: AOTM-0T-441-158/2011, Warszawa, sierpief 2012 i aneksu ,,Programy z zakresu kompleksowej
terapii i rehabilitacji niepetnosprawnych dzieci i mtodziezy— wspdlne podstawy oceny”, Aneks do raportow
szczegdtowych, sierpien 2012.
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Rada Przejrzystosci

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 188/2012 z dnia 3 wrzesnia 2012
o projekcie programu , Kompleksowa terapia i rehabilitacja dzieci i
mtodziezy niepetnosprawnej z terenu gminy Kietrz”

Rada wydaje negatywnq opinie o projekcie gminnego programu zdrowotnego
,,Kompleksowa terapia i rehabilitacja dzieci i mtodziezy niepetnosprawnej z
terenu gminy Kietrz”.

Uzasadnienie

Projekt dotyczy istotnego problemu zdrowotnego, ktorego efekty mozna
skutecznie ograniczac¢. Program - po jego uzupetnieniu - stanowitby logiczng i
spojnq kontynuacje swiadczern gwarantowanych.

Rada Przejrzystosci nie moze rekomendowac Programu zdrowotnego, w ktorym
nie oszacowano kosztow catkowitych oraz jednostkowych. Ponadto, Program w
zaproponowanym brzmieniu jest zbyt ogdlnikowy, by ocenic¢ jego spojnosc i
wiarygodnosc.

Przedmiot opinii

Przedmiotem opinii jest projekt programu zdrowotnego gminy Kietrz z zakresu rehabilitacji
niepetnosprawnych dzieci i mtodziezy. Populacje programu stanowig osoby z terenu gminy Kietrz w
wieku 0-25 lat z dysfunkcjami osrodkowego uktadu nerwowego i gteboka niepetnosprawnoscia
zwilaszcza o charakterze ruchowym i rozwojowym posiadajgce skierowanie na rehabilitacje wydane
przez lekarza rehabilitacji medycznej. Za gtéwne cele programu uznano kontynuacje procesu
rehabilitacji i korzystania przez swiadczeniobiorcéw z ponad standardowych form leczenia, terapii i
rehabilitacji, umozliwienie wczesnego rozpoczecia procesu rehabilitacji u dzieci z zaburzeniami
osrodkowego uktadu nerwowego i gteboka niepetnosprawnoscig; rozwdj umiejetnosci potrzebnych
do samodzielnego zycia; edukacje rodzicdw (opiekundw) dzieci i mtodziezy korzystajacych z
Programu; poszerzenie oferty leczniczej, rehabilitacyjnej i terapeutycznej dla dzieci i mtodziezy z
niepetnosprawnoscig z terenu gminy Kietrz. Planowane dziatania obejmujg zajecia rehabilitacyjne i
terapeutyczne bedg odbywaé sie w osrodku dziennym. Program ma by¢ realizowany w latach 2012 —
2016, w projekcie nie przedstawiono szacowanych kosztéw catkowitych ani jednostkowych
Programu. Projekt ma by¢ finansowany ze srodkéw wiasnych gminy, zaplanowanych w budzecie
Miejskiego Osrodka Pomocy Spotecznej w Kietrzu.

Problem zdrowotny

Niepetnosprawnos¢ jest problemem ogdlnoswiatowym, stanowigcym cel szczegélnie promowanych
dziatan WHO i Komisji Europejskiej. Wedtug ostatnich szacunkdw, okoto 15% ludnosci $wiata zyje z
jakas forma niepetnosprawnosci, z czego 2-4% doswiadcza powaznych trudnosci w funkcjonowaniu.
Majgc na uwadze ulegajacy wydtuzeniu sredni czas zycia, problem ten staje sie niezwykle istotny,
gdyz dtuzsze zycie nieuchronnie wigze sie z pogorszeniem sprawnosci zarowno fizycznej, jak i
psychicznej. Oczywiscie problem niepetnosprawnosci nie dotyczy tylko osdb starszych. Moze on
wystgpic¢ takze wsréd osdb bardzo mtodych, a nawet malutkich dzieci wskutek wad wrodzonych,
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chordb przewlektych, wypadkdéw czy urazéw. Bez wzgledu na przyczyny niepetnosprawnosci jest ona
powaznym problem spotecznym.

Wyniki opracowanego wspdlnie przez WHO oraz Bank Swiatowy $wiatowego raportu na temat
niepetnosprawnosci, wskazujg, ze na catym swiecie, osoby niepetnosprawne sg bardziej podatne na
mozliwe do unikniecia wtdrne problemy zdrowotne oraz choroby wspéttowarzyszace, majg nizsze
osiggniecia edukacyjne, sg mniej aktywne zawodowo, czesciej w poréwnaniu do oséb sprawnych
doswiadczajg ubdstwa, nie zawsze sg w stanie zy¢ samodzielnie czy w petni funkcjonowaé w zyciu
spotecznym. Wynika to czesciowo z napotykanych przez osoby niepetnosprawne barier w dostepie
do ustug, w tym zdrowia, edukacji, zatrudnienia, transportu i informacji. Trudnosci te nasilajg sie w
spotecznosciach mniej uprzywilejowanych

Alternatywne Swiadczenia

Osobom niepetnosprawnym przystugujg $wiadczenia z zakresu opieki zdrowotnej (w tym rehabilitacja
lecznicza) — finansowane z budzetu Narodowego Funduszu Zdrowia, $wiadczenia opieki spotecznej (w
tym rehabilitacja spoteczna i zawodowa) finansowane ze srodkow wydzielonych z PFRON.

Whioski z oceny przeprowadzonej przez Agencje

Niepetnosprawnos¢ jest pojeciem okreslajgcym dtugotrwaty stan, w ktérym wystepujg pewne
ograniczenia w prawidlowym funkcjonowaniu cztowieka. Pojecie to odnosi sie do populacji
zréznicowanych pod katem rodzaju (kategorii) niepetnosprawnosci, okresu zycia, w ktorym ona
wystgpita, przyczyny, czy stopnia niepetnosprawnosci, a tym samym populacji o rdinych
wymaganiach np. terapeutycznych, edukacyjnych i spotecznych.

W wyniku przeprowadzonego wyszukiwania znaleziono wiarygodne wytyczne kliniczne dotyczace
postepowania leczniczego w przypadku dzieci ze spektrum zaburzen autystycznych (ASD) oraz dzieci z
ADHD; nie odnaleziono natomiast wiarygodnych wytycznych dotyczacych interwencji stosowanych w
leczeniu dzieci i mtodziezy z zespotem Downa, jak rowniez nie odnaleziono wytycznych poswieconych
postepowaniu rehabilitacyjnemu w przypadku dzieci gtuchych oraz niedostyszacych, niewidomych ani
tez w przypadku dzieci z zaburzeniami integracji sensorycznej.

Wytyczne s zgodne w kwestii, ze wszystkie dzieci w wieku przedszkolnym z ASD powinny zostac
poddane mozliwie wczesnej interwencji, poniewaz wczesna interwencja wplywa na poprawe
wynikow. Istniejg przekonujgce dowody na rzecz zastosowania intensywnej wczesnej interwencji
behawioralnej w leczeniu dzieci z ASD w wieku przedszkolnym. Wytyczne sg zgodne w kwestii
rekomendowania czynnego udziatu rodzicow lub opiekunéw dzieci w wieku przedszkolnym z ASD
w programach edukacyjnych. Terapia dziecka w wieku przedszkolnym z rozpoznaniem ASD, powinna
by¢ zindywidualizowana i prowadzona na podstawie indywidualnego planu interwencji,
okreslajgcego cele, typy oraz czestotliwos$é i intensywno$é dziatan, odpowiednich dla szczegdlnych
potrzeb rozwojowych i edukacyjnych. Program wczesnej interwencji powinien by¢ dostosowany do
indywidualnych potrzeb dziecka i rodziny.

Poniewaz nie znaleziono zadnych wiarygodnych dowoddéw $wiadczacych o skutecznosci klinicznej i
efektywnosci kosztowe] korzystania ze zwierzat w celach terapeutycznych (tzw. dogoterapia i
hipoterapia), nie zaleca sie wiec tej metody w leczeniu zaburzenn ukfadu nerwowego i zdrowia
psychicznego ani korzystania z koni, ani z pséow. Terapia integracji stuchowej (terapia dZzwiekowa
Samonas i programy stuchowe), masaz i inne interwencje oparte na zmystach, obcigzanie kamizelek,
psychoterapia ekspresyjna nie sg zalecane jako rutynowe postepowanie dla dzieci w wieku
przedszkolnym z ASD z powodu niewystarczajacych dowoddéw. Muzykoterapia nie jest zalecana jako
rutynowe postepowanie dla dzieci w wieku przedszkolnym z ASD z powodu niejednoznacznych
dowodow.

Ze wzgledu na brak dowoddéw swiadczacych o skutecznosci oraz potencjalne ryzyko idziatania
niepozadane lub naduzycia, nie jest zalecane stosowanie u dzieci z ASD: metody utatwionej
komunikacji, tzw. terapii Holdingu (metoda wymuszonego kontaktu) i innych niepotwierdzonych
naukowo metod (patterningu z maskowaniem, terapii immunoglobuling podawang dozylnie, terapii
sekretyng). Istniejg natomiast przekonujgce dowody sSwiadczace o skutecznosci systemdéw AAC
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(Augmentative and Alternative Communication — tj. alternatywne i wspomagajgce metody
komunikacji) w leczeniu dzieci z ASD w wieku przedszkolnym.

Odnalezione rekomendacje dotyczace terapii i rehabilitacji dzieci i miodziezy z modzgowym
porazeniem dzieciecym wskazujg na koniecznos¢ kompleksowej terapii i rehabilitacji obejmujacej
realizacje programu ¢wiczen fizycznych wzmacniajgcych miesnie uwzgledniajgcy wiek i stan pacjenta,
czas i czestotliwos$¢ terapii. Stosowanie interwencji hydroterapeutycznych moze by¢ zalecane w
przypadku dzieci z porazeniem modzgowym, ktére wykazuja deficyt wytrzymatosci czy deficyt
energetyczny, u ktorych za cel terapeutyczny wyznaczono poprawe tych parametréw. Brak jest
wiarygodnych rekomendacji dotyczgcych czasu trwania, czestotliwosci, intensywnosci i strategii
stosowanych przy interwencji hydroterapeutyczne;.

Co sie tyczy leczenia ADHD, zaréwno amerykanski National Institute of Mental Health, jak iwiele
towarzystw naukowych stwierdzajg, ze sg dwie interwencje, ktére majg solidne podstawy naukowe
potwierdzajgce skutecznos¢ krétkoterminowq: behawioralna terapia psychospoteczna oraz
farmakoterapia lekami psychostymulujgcymi. W odniesieniu do zalecen dotyczgcych wczesnego
wykrywania i wczesnej interwencji u dzieci z grupy ryzyka zaburzen rozwojowych, zalecenia praktyki
klinicznej podkreslajg, ze obserwacja rozwoju dziecka powinna by¢ elementem kazdej wizyty w
ramach opieki profilaktycznej.

Mimo ograniczonych dowoddéw dotyczacych skutecznosci zastosowania wczesnej interwencji
rozwojowej u niemowlat z grupy ryzyka zaburzen rozwojowych (gtdwnie wczesniaki), stosowanie
wczesnej interwencji u dzieci z grupy ryzyka jest powszechnie zalecane i praktykowane. Autorzy
przeglagdu Cochrane Collaboration doszli do wniosku, ze programy wczesnej interwencji dla
wczesniakdw wykazujg pozytywny wpltyw na funkcje poznawcze w krétkim i Srednim okresie
obserwacji. Konieczne sg jednak dalsze badania, aby okresli¢, ktére ze wczesnych interwencji sg
najbardziej skuteczne w poprawie sprawnosci poznawczych i motorycznych. Dodatkowo zwrdcono
uwage na konieczno$é oceny efektywnosci kosztowej jak rowniez dostepnosci ustug, ktére stanowig
istotne czynniki przy rozwazaniu wprowadzenia programu wczesnej interwencji rozwojowej u
przedwczesnie urodzonych noworodkéw.

Zadania realizowane w zakresie wczesnego wspomagania rozwoju dziecka obejmuja:

— ustalenie wielospecjalistycznej diagnozy: lekarskiej, psychologicznej, logopedycznej oraz ocena
sfery ruchowej dziecka (ocena stanu narzadu ruchu i rozwoju ruchowego),

— opracowanie i wdrazanie szczegdétowego, wielospecjalistycznego i kompleksowego programu
postepowania w sferze psychicznej, ruchowej, spotecznej i emocjonalnej dziecka,

— S$ledzenie rozwoju dziecka poprzez systematyczng weryfikacje diagnozy oraz dostosowywanie
programow rehabilitacyjnych i terapeutycznych do zmieniajgcych sie potrzeb rozwojowych i
zdrowotnych dziecka,

— prowadzenie indywidualnych form terapii oraz edukacji dziecka,

— przygotowanie i realizowanie psychologicznych programdéw wsparcia rodziny dziecka
niepetnosprawnego,

— przygotowanie i realizowanie programow terapeutyczno-edukacyjno-profilaktycznych dla
rodzin, m.in. udzielanie rodzicom szczegdétowych wskazowek oraz szkolenie w zakresie metod i
technik pielegnacji, opieki, stymulacji rozwoju i usprawniania dziecka w warunkach domowych.

— dostarczanie rodzicom informacji o uprawnieniach i mozliwych formach pomocy, niezbednych
adresach itp., pomoc w skontaktowaniu sie rodzicéw z innymi rodzicami bedacymi w podobnej
sytuacji i z ich organizacjami.

Wczesne rozpoznanie wad rozwojowych powinno prowadzi¢ do odpowiednio wczesnej oceny,
diagnozy i wiaczenia leczenia, w tym interwencji rozwojowej. Jak wykazata Europejska Agencja
Rozwoju Edukacji Uczniéw ze Specjalnymi Potrzebami Edukacyjnymi, dostepnos¢, bliskosé,
przystepnosc finansowa, interdyscyplinarnos¢ oraz zréznicowanie $wiadczen to warunki konieczne.
aby spoteczny model Wczesnej Interwencji oraz Wczesnego Wsparcia Rozwoju Dziecka funkcjonowat
dobrze.
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Odnoszac projekt opiniowanego programu do ogdlnych kryteridw dobrze zaprojektowanego
programu zdrowotnego (sformutowanych przez American Public Heath Association) mozna
stwierdzic, ze:

I. Program odnosi sie do waznego problemu zdrowotnego, ktérego efekty mozna skutecznie
ograniczad. Efekty programu trudno jest monitorowac i oceniac.

Il. Program stwarza dostep beneficjentéw do oferowanych swiadczen, jest dobrze dopasowany do
potrzeb grupy docelowej.

Ill. Program wykorzystuje interwencje o udowodnionej skutecznosci i zalecane w wytycznych, ale
takze prawdopodobnie te o nieudowodnionej skutecznosci w danych stanach klinicznych i w zwigzku
z tym niezalecane. Program stanowi logiczng i spdjng kontynuacje swiadczen gwarantowanych.

IV. W projekcie Programu nie oszacowano kosztéw catkowitych i jednostkowych. Program jest zbyt
ogdlnikowy, by oceni¢ jego spdjnosé i wiarygodno$é. Nie mozna orzec, czy planowany Program w
optymalny sposdb spozytkuje udostepnione przez gmine zasoby.

V. Autorzy projektu podajg cel gtdwny, cele szczegdétowe oraz wskazujg na sposéb monitorowania

efektow Programu. Nalezy jednak uznaé, ze ze wzgledu na charakter problemu zdrowotnego i
planowanych interwencji, nie jest mozliwa miarodajna i wiarygodna ocena skutecznosci Programu.

Biorac pod uwage powyzsze argumenty, Rada Przejrzystosci wydata opinie jak na wstepie

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 48 ust. 2a ustawy o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze
srodkow publicznych, z uwzglednieniem raportu ,Kompleksowa terapia i rehabilitacja dzieci i mtodziezy
niepetnosprawnej z terenu gminy Kietrz” realizowanym przez Gmine Kietrz, nr: AOTM-0T-141/2012, Warszawa,
sierpien 2012 i aneksu ,Programy z zakresu kompleksowe] terapii i rehabilitacji niepetnosprawnych dzieci i
miodziezy— wspdlne podstawy oceny”, Aneks do raportéw szczegdtowych, sierpien 2012.
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Rada Przejrzystosci

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 189/2012 z dnia 3 wrzesnia 2012
o projekcie programu ,,Program zdrowotny Gminy Lubomia na lata
2012 - 2016 — Kompleksowa rehabilitacja i terapia dzieci
niepetnosprawnych z terenu gminy Lubomia”

Rada wydaje negatywnq opinie o projekcie gminnego programu zdrowotnego
,Program zdrowotny Gminy Lubomia na lata 2012 - 2016 — Kompleksowa
rehabilitacja i terapia dzieci niepetnosprawnych z terenu gminy Lubomia”.

Uzasadnienie

Projekt dotyczy istotnego problemu zdrowotnego, ktorego efekty mozna
skutecznie ograniczac. Program - po jego uzupetnieniu - stanowitby logicznqg i
spojng kontynuacje swiadczen gwarantowanych.

Rada Przejrzystosci nie moze rekomendowac Programu zdrowotnego, w ktorym
nie oszacowano kosztow catkowitych oraz jednostkowych. Ponadto, Program w
zaproponowanym brzmieniu jest zbyt ogdlnikowy, by oceni¢ jego spojnosc i
wiarygodnosc.

Przedmiot opinii

Przedmiotem opinii jest projekt programu zdrowotnego gminy Lubomia z zakresu rehabilitacji
niepetnosprawnych dzieci i mtodziezy. Populacje programu stanowig dzieci w wieku 0 — 18 lat z
deficytami rozwojowymi, zamieszkate i zameldowane na terenie Gminy Lubomia. Za gtéwny cel
programu uznano zapewnienie jego adresatom mozliwosci kontynuowania procesu rehabilitacji po
wykorzystaniu gwarantowanych swiadczen zdrowotnych i korzystania z ponadstandardowych form
wieloprofilowego leczenia, rehabilitacji i usprawniania. Jako cele szczegétowe wskazano: wczesne
rozpoczecie dziatan rehabilitacyjnych u najmtodszych dzieci zagrozonych nieprawidtowym rozwojem;
stworzenie warunkéw do przywrocenia i poprawy stanu zdrowia; ksztattowanie i utrwalanie
umiejetnosci niezbednych do samodzielnego zycia; przywrdécenie mozliwosci lub nabycie
umiejetnosci zycia i dziatania w srodowisku rodzinnym i spotecznym; ksztattowanie prawidtowych
wzorcow postawy i ruchu dzieci i mtodziezy w granicach ich mozliwosci; edukowanie rodzicow w
zakresie opieki, pielegnacji i stymulacji rozwoju dziecka; udzielanie rodzicom porad i instruktazu i w
zakresie metod i technik stosowanych w rehabilitacji dziecka; inspirowanie rodzicdw dzieci
niepetnosprawnych do wspétpracy z zespotem terapeutycznym poprzez udziat w posiedzeniach
teamow terapeutycznych; objecie opieka i wsparciem rodzicow dzieci niepetnosprawnych w ramach
organizowanych form pomocowych: grupa wsparcia, spotkania integracyjno-edukacyjne i
terapeutyczne. Planowane dziatania obejmujg: kwalifikacje dzieci do udziatu w programie z
uwzglednieniem rodzaju zaplanowanych swiadczen; realizacja swiadczen zdrowotnych; weryfikacje i
ocene realizacji Programu. Program ma by¢ realizowany w latach 2012 — 2016, projekt nie zawiera
planowanych koszty jednostkowych oraz catkowitych. Projekt ma by¢ finansowany ze sSrodkéw
budzetu Gminy Lubomia.

Problem zdrowotny
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Niepetnosprawnosc jest problemem ogdlnoswiatowym, stanowigcym cel szczegélnie promowanych
dziatan WHO i Komisji Europejskiej. Wedtug ostatnich szacunkéw, okoto 15% ludnosci sSwiata zyje z
jakas forma niepetnosprawnosci, z czego 2-4% doswiadcza powaznych trudnosci w funkcjonowaniu.
Majac na uwadze ulegajacy wydtuzeniu sredni czas zycia, problem ten staje sie niezwykle istotny,
gdyz dtuzsze zycie nieuchronnie wigze sie z pogorszeniem sprawnosci zarowno fizycznej, jak i
psychicznej. Oczywiscie problem niepetnosprawnosci nie dotyczy tylko oséb starszych. Moze on
wystgpic¢ takze wsréd oséb bardzo mtodych, a nawet malutkich dzieci wskutek wad wrodzonych,
choréb przewlektych, wypadkdow czy urazéw. Bez wzgledu na przyczyny niepetnosprawnosci jest ona
powaznym problem spotecznym.

Wyniki opracowanego wspdlnie przez WHO oraz Bank Swiatowy $wiatowego raportu na temat
niepetnosprawnosci, wskazujg, ze na catym swiecie, osoby niepetnosprawne sg bardziej podatne na
mozliwe do unikniecia wtérne problemy zdrowotne oraz choroby wspoéttowarzyszace, majg nizsze
osiggniecia edukacyjne, sg mniej aktywne zawodowo, czesciej w poréwnaniu do oséb sprawnych
doswiadczajg ubdstwa, nie zawsze sg w stanie zy¢ samodzielnie czy w petni funkcjonowac w zyciu
spotecznym. Wynika to czesciowo z napotykanych przez osoby niepetnosprawne barier w dostepie
do ustug, w tym zdrowia, edukacji, zatrudnienia, transportu i informacji. Trudnosci te nasilajg sie w
spotecznosciach mniej uprzywilejowanych

Alternatywne $wiadczenia

Osobom niepetnosprawnym przystugujg swiadczenia z zakresu opieki zdrowotnej (w tym rehabilitacja
lecznicza) — finansowane z budzetu Narodowego Funduszu Zdrowia, $wiadczenia opieki spotecznej (w
tym rehabilitacja spoteczna i zawodowa) finansowane ze sSrodkow wydzielonych z PFRON.

Whioski z oceny przeprowadzonej przez Agencje

Niepetnosprawnos¢ jest pojeciem okreslajgcym dtugotrwaty stan, w ktérym wystepujg pewne
ograniczenia w prawidtowym funkcjonowaniu cztowieka. Pojecie to odnosi sie do populacji
zréznicowanych pod katem rodzaju (kategorii) niepetnosprawnosci, okresu zycia, w ktéorym ona
wystgpita, przyczyny, czy stopnia niepetnosprawnosci, a tym samym populacji o rdinych
wymaganiach np. terapeutycznych, edukacyjnych i spotecznych.

W wyniku przeprowadzonego wyszukiwania znaleziono wiarygodne wytyczne kliniczne dotyczace
postepowania leczniczego w przypadku dzieci ze spektrum zaburzen autystycznych (ASD) oraz dzieci z
ADHD; nie odnaleziono natomiast wiarygodnych wytycznych dotyczacych interwencji stosowanych w
leczeniu dzieci i mtodziezy z zespotem Downa, jak rowniez nie odnaleziono wytycznych poswieconych
postepowaniu rehabilitacyjnemu w przypadku dzieci gtuchych oraz niedostyszgcych, niewidomych ani
tez w przypadku dzieci z zaburzeniami integracji sensoryczne;.

Wytyczne sg zgodne w kwestii, ze wszystkie dzieci w wieku przedszkolnym z ASD powinny zostaé
poddane mozliwie wczesnej interwencji, poniewaz wczesna interwencja wptywa na poprawe
wynikéw. Istniejg przekonujgce dowody na rzecz zastosowania intensywnej wczesnej interwencji
behawioralnej w leczeniu dzieci z ASD w wieku przedszkolnym. Wytyczne sg zgodne w kwestii
rekomendowania czynnego udziatu rodzicow lub opiekunéw dzieci w wieku przedszkolnym z ASD
w programach edukacyjnych. Terapia dziecka w wieku przedszkolnym z rozpoznaniem ASD, powinna
by¢ zindywidualizowana i prowadzona na podstawie indywidualnego planu interwencji,
okreslajgcego cele, typy oraz czestotliwos¢ i intensywnos$¢ dziatan, odpowiednich dla szczegdlnych
potrzeb rozwojowych i edukacyjnych. Program wczesnej interwencji powinien by¢ dostosowany do
indywidualnych potrzeb dziecka i rodziny.

Poniewaz nie znaleziono zadnych wiarygodnych dowodéw $wiadczacych o skutecznosci klinicznej i
efektywnosci kosztowe] korzystania ze zwierzat w celach terapeutycznych (tzw. dogoterapia i
hipoterapia), nie zaleca sie wiec tej metody w leczeniu zaburzen uktadu nerwowego i zdrowia
psychicznego ani korzystania z koni, ani z pséw. Terapia integracji stfuchowej (terapia dZzwiekowa
Samonas i programy stuchowe), masaz i inne interwencje oparte na zmystach, obcigzanie kamizelek,
psychoterapia ekspresyjna nie sg zalecane jako rutynowe postepowanie dla dzieci w wieku
przedszkolnym z ASD z powodu niewystarczajgcych dowoddéw. Muzykoterapia nie jest zalecana jako
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rutynowe postepowanie dla dzieci w wieku przedszkolnym z ASD z powodu niejednoznacznych
dowododw.

Ze wzgledu na brak dowoddéw swiadczacych o skutecznosci oraz potencjalne ryzyko idziatania
niepozadane lub naduzycia, nie jest zalecane stosowanie u dzieci z ASD: metody utatwionej
komunikacji, tzw. terapii Holdingu (metoda wymuszonego kontaktu) i innych niepotwierdzonych
naukowo metod (patterningu z maskowaniem, terapii immunoglobuling podawang dozylnie, terapii
sekretyng). Istniejg natomiast przekonujgce dowody Swiadczgce o skutecznosci systemdéw AAC
(Augmentative and Alternative Communication — tj. alternatywne i wspomagajgce metody
komunikacji) w leczeniu dzieci z ASD w wieku przedszkolnym.

Odnalezione rekomendacje dotyczgce terapii i rehabilitacji dzieci i mtodziezy z modzgowym
porazeniem dzieciecym wskazujg na koniecznos¢ kompleksowej terapii i rehabilitacji obejmujgcej
realizacje programu éwiczen fizycznych wzmacniajgcych miesnie uwzgledniajacy wiek i stan pacjenta,
czas i czestotliwos¢ terapii. Stosowanie interwencji hydroterapeutycznych moze byé zalecane w
przypadku dzieci z porazeniem mozgowym, ktére wykazujg deficyt wytrzymatosci czy deficyt
energetyczny, u ktorych za cel terapeutyczny wyznaczono poprawe tych parametréw. Brak jest
wiarygodnych rekomendacji dotyczacych czasu trwania, czestotliwosci, intensywnosci i strategii
stosowanych przy interwencji hydroterapeutyczne;.

Co sie tyczy leczenia ADHD, zarowno amerykanski National Institute of Mental Health, jak iwiele
towarzystw naukowych stwierdzajg, ze sg dwie interwencje, ktére majg solidne podstawy naukowe
potwierdzajgce skutecznos¢ krotkoterminowa: behawioralna terapia psychospoteczna oraz
farmakoterapia lekami psychostymulujgcymi. W odniesieniu do zalecen dotyczacych wczesnego
wykrywania i wczesnej interwencji u dzieci z grupy ryzyka zaburzen rozwojowych, zalecenia praktyki
klinicznej podkreslaja, ze obserwacja rozwoju dziecka powinna byé¢ elementem kazdej wizyty w
ramach opieki profilaktyczne;j.

Mimo ograniczonych dowoddéw dotyczacych skutecznosci zastosowania wczesnej interwencji
rozwojowej u niemowlat z grupy ryzyka zaburzen rozwojowych (gtéwnie wczesniaki), stosowanie
wczesnej interwencji u dzieci z grupy ryzyka jest powszechnie zalecane i praktykowane. Autorzy
przegladu Cochrane Collaboration doszli do wniosku, ze programy wczesnej interwencji dla
wczesniakdw wykazujg pozytywny wpltyw na funkcje poznawcze w krétkim i Srednim okresie
obserwacji. Konieczne sg jednak dalsze badania, aby okresli¢, ktére ze wczesnych interwencji sg
najbardziej skuteczne w poprawie sprawnosci poznawczych i motorycznych. Dodatkowo zwrécono
uwage na konieczno$é oceny efektywnosci kosztowej jak rowniez dostepnosci ustug, ktére stanowig
istotne czynniki przy rozwazaniu wprowadzenia programu wczesnej interwencji rozwojowej u
przedwczesnie urodzonych noworodkéw.

Zadania realizowane w zakresie wczesnego wspomagania rozwoju dziecka obejmuja:

— ustalenie wielospecjalistycznej diagnozy: lekarskiej, psychologicznej, logopedycznej oraz ocena
sfery ruchowej dziecka (ocena stanu narzadu ruchu i rozwoju ruchowego),

— opracowanie i wdrazanie szczegdtowego, wielospecjalistycznego i kompleksowego programu
postepowania w sferze psychicznej, ruchowej, spotecznej i emocjonalnej dziecka,

— Sledzenie rozwoju dziecka poprzez systematyczng weryfikacje diagnozy oraz dostosowywanie
programow rehabilitacyjnych i terapeutycznych do zmieniajgcych sie potrzeb rozwojowych i
zdrowotnych dziecka,

— prowadzenie indywidualnych form terapii oraz edukacji dziecka,

— przygotowanie i realizowanie psychologicznych programoéw wsparcia rodziny dziecka
niepetnosprawnego,

— przygotowanie i realizowanie programow terapeutyczno-edukacyjno-profilaktycznych dla
rodzin, m.in. udzielanie rodzicom szczegdétowych wskazéwek oraz szkolenie w zakresie metod i
technik pielegnacji, opieki, stymulacji rozwoju i usprawniania dziecka w warunkach domowych.

— dostarczanie rodzicom informacji o uprawnieniach i mozliwych formach pomocy, niezbednych
adresach itp., pomoc w skontaktowaniu sie rodzicéw z innymi rodzicami bedacymi w podobnej
sytuacji i z ich organizacjami.
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Wczesne rozpoznanie wad rozwojowych powinno prowadzi¢ do odpowiednio wczesnej oceny,
diagnozy i wigczenia leczenia, w tym interwencji rozwojowej. Jak wykazata Europejska Agencja
Rozwoju Edukacji Uczniéw ze Specjalnymi Potrzebami Edukacyjnymi, dostepnos¢, bliskosé,
przystepnosc finansowa, interdyscyplinarnos¢ oraz zréznicowanie Swiadczen to warunki konieczne.
aby spoteczny model Wczesnej Interwencji oraz Wczesnego Wsparcia Rozwoju Dziecka funkcjonowat
dobrze.

Odnoszac projekt opiniowanego programu do ogdlnych kryteridw dobrze zaprojektowanego
programu zdrowotnego (sformutowanych przez American Public Heath Association) mozna
stwierdzi¢, ze:

I. Program odnosi sie do wazinego problemu zdrowotnego, ktérego efekty mozna skutecznie
ograniczaé. Efekty programu trudno jest monitorowac i oceniac.

Il. Program stwarza dostep beneficjentéw do oferowanych swiadczen, jest dobrze dopasowany do
potrzeb grupy docelowej.

Ill. Program wykorzystuje interwencje o udowodnionej skutecznosci i zalecane w wytycznych, ale
takze prawdopodobnie te o nieudowodnionej skutecznosci w danych stanach klinicznych i w zwigzku
z tym niezalecane. Program stanowi logiczng i spdjng kontynuacje swiadczen gwarantowanych.

IV. W projekcie Programu nie oszacowano kosztéw catkowitych i jednostkowych. Program jest zbyt
ogolnikowy, by ocenié jego spdjnos¢ i wiarygodnos¢. Nie mozna orzec, czy planowany Program w
optymalny sposéb spozytkuje udostepnione przez gmine zasoby.

V. Autorzy projektu podajg cel gtéwny, cele szczegdétowe oraz wskazujg na sposéb monitorowania
efektdw Programu. Nalezy jednak uznaé, ze ze wzgledu na charakter problemu zdrowotnego i
planowanych interwencji, nie jest mozliwa miarodajna i wiarygodna ocena skutecznosci Programu.

Biorac pod uwage powyzsze argumenty, Rada Przejrzystosci wydata opinie jak na wstepie

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 48 ust. 2a ustawy o Swiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze
srodkow publicznych, z uwzglednieniem raportu ,,Program zdrowotny Gminy Lubomia na lata 2012 - 2016 —
Kompleksowa rehabilitacja i terapia dzieci niepetnosprawnych z terenu gminy Lubomia” realizowanym przez
Gmine Lubomia, nr: AOTM-0T-441-173/2012, Warszawa, sierpien 2012 i aneksu ,Programy z zakresu
kompleksowej terapii i rehabilitacji niepetnosprawnych dzieci i mtodziezy— wspdlne podstawy oceny”, Aneks do
raportéw szczegbétowych, sierpien 2012.
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