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Protokét nr 40/2016
z posiedzenia Rady Przejrzystosci
w dniu 7 listopada 2016 roku

w siedzibie Agencji Oceny Technologii Medycznych | Taryfikacji {AOTMIT)

Crlonkowie Rady Przeirzystosci, wylosowanego Zespotu {(Rada}, obecni na posiedzeniu:

WeNO LR WN R

Marzanna Bierikowska
Pawet Grieb

Agata Maciejczyk
Aleksandra Michowicz
Michat Mysliwiec

Jerzy Stelmachow
Rafat Suwiriski — prowadzit posiedzenie

Zbigniew Szawarski
Andrzej Sliwczynski
10. Andrzej Wysocki — nieobecnosc podczas gfosowania w 8 punkcie porzadku obrad

Porzadek obrad:

1. Otwarcie posiedzenia,

2. Omowienie i zatwierdzenie porzadku obrad.

3. Omdwienie konfliktéw interesdw cztonkdw Rady.

4, Przygotowanie stanowiska w sprawie oceny leku SOLIRIS (ekulizumab) we wskazaniu:
w ramach programu lekowego ,Leczenie atypowego zespotu hemolityczno-mocznicowego
{aHUS;} (iCD-10 D59.3)".

5. Przygotowanie stanowiska w sprawie oceny feku SOLIRIS {(ekufizumab) we wskazaniu:
w ramach programu lekowego ,Leczenie nocnej napadowe] hemoglobinurii {PNH)(ICD-10
D59.5)".

6. Przygotowanie opinii w sprawie wydania z urzedu decyzji o objeciu refundacjg leku Lucrin

Depot {leuprorelina) we wskazaniach:

iCD-10: C48.0 =~ przestrzen zaotrzewnowa =~ w przypadku agresywnego
naczyniako$luzaka {angiomyxoma agressivum) [ub miesaka podscieliskowego macicy;
ICD-10: €49.4 — tkanka taczna i tkanka miekka brzucha — w przypadku agresywnego
naczyniakosluzaka {angiomyxoma agressivum} lub miesaka podscieliskowego macicy;
JCD-10: €49.5 ~ tkanka taczna 1 tkanka migkka miednicy — w przypadku agresywnego
naczyniakosluzaka (angiomyxoma agressivum) lub miesaka podscieliskowego macicy.
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7. Przygotowanie opinii na temat projektu programu polityki zdrowotne] Ministra Zdrowia,
wspotfinansowanego ze srodkdw UE w ramach EFS ,Ogdlnopolski Program Profitaktyki
Pierwotnej i Wczesnego Wykrywania Reumatoidalnego Zapaienia Stawow”.

8. Przygotowanie opinii na temat projektu programu polityki zdrowotnej jednostki samorzadu
terytoriainego, wspdtfinansowanego ze Srodkéw UE w ramach EFS ,Program wczesnego
wykrywania | profilaktyki cukrzycy wirdd mieszkancéw wojewddziwa mazowieckiego na lata
2017-2019”.

9. Przygotowanie opinii na temat projekiow programow polityki zdrowotne] jednostek
samorzadu terytoriainego:

1. ,Program profilaktyki zakazen HCV dla mieszkaricéw powiatu kartuskiego na lata 2016-
20187,

2. ,Gminny program profilaktyki raka szyjki macicy- szczepienia HPV na lata 2015-2017”
{gm. Jerzmanowa},

3. ,Program zwiekszania dostepnosci do Swiadczen pielegniarki/ higienistki szkolnej
w szkofach prowadzonych przez Gmine Miejska Zgorzelec”,

4. ,Program polityki zdrowotne] w zakresie szczepien profitaktycznych przeciwko grypie
0s6b od 60 roku zycia, zamieszkatych w Gminie Swietochtowice”,

5. ,Program szczepienia profilaktycznego przeciwko grypie dla oséh po 65 roku zycia”{gm.
Niechanowo).

10. Przygotowanie opinii w sprawie wydania z urzedu decyzji o objeciu refundacja leku TRISENOX
(arsenicum trioxidum}, koncentrat do sporzadzania roztworu do infuzji, 1 mg/ml, przy danych
klinicznych, w zakresie wskazan do stosowania lub dawkowania, lub sposobu podawania
odmiennych niz w ChPL, tj.: C92.4 ostra biataczka promielocytowa w przypadku: U pacjentow
ponizej 18 roku zycia z rozpoznaniem ostrej biataczkl promielocytowe] charakteryzujacej sie
transiokacjg t{15;17) i {lub) obecnoscig genu PML/RAR-alfa.

11. Losowanie skfadéw Zespotéw na kolejne posiedzenia Rady.

12. Zamkniecie posiedzenia.

Ad 1. Posiedzenie o godzinie 10.30 otworzyt Wiceprzewodniczacy Rady Rafat Suwinski.
Ad 2. Rada przyjeta jednomysinie propozycje porzadku cbrad zaproponowang przez Rafata Suwinskiego.
Ad 3. Zaden z cztonkdw Rady nie zgtosit konfliktu intereséw.

Ad 4. Analityk AOTMIT, na pedstawie prezentacji, przedstawit najistotniejsze informacje z raportu nr:
0T.4351.29.2016 ,Wniosek o objecie refundacjg leku Soliris {ekulizumab) w ramach programu
lekowego: ,Leczenie atypowego zespotu hemolityczno-mocznicowego (aHUS) (ICD-10 D59.3)”.

Nastepnie Rada wystuchata stanowiska przedstawiciela Stowarzyszenia Chorych na MPS i Choroby
Rzadkie, Koordynatora Chorych na Atopowy Zespdét Hemolityczno-Mocznicowy, ktéra wyjasnita, ze
jest matkg czteroletniego chtopca, chorego na MPS oraz opisala pokrétce na czym polega ta choroba, a
takie jak wyglada jej przebieg u syna. Podkreslita, Ze chiopiec polowe swojego dotychczasowego zycia
spedzit przy aparacie do dializy nerek, ktéra nie moze trwa¢ w nieskonczonos¢ i utrzymywac chtopca
przy zyciu. Jest tez przejsciowym etapem na drodze do przeszczepienia nerek, ktdry jednak nie moze sie
odby¢ bez refundacji leku Soliris, jedynego leku w leczeniu MPS. Wraz z rodzina oczekujg na jego
refundacie w nadziei, ze lek ten pozwoli chtopcu w miare normalnie 2y¢, poniewaz hamuje uszkodzenie
naczyn nerkowych oraz zapobiega powstawaniu nowych uszkodzen. Wyjasnita, iz wczesniej chiopiec byt
leczony plazmaferezg i wlewami z osocza jednak nie zahamowato to postepu choroby. Ponadto,
plazmafereza jest bardzo obcigzajgca dla pacienta i u syna, ale takie u wiekszosci dzieci, w
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konsekwencji nastgpita koniecznos¢ statej dializoterapii. Podkredlita, ze lek ten jest refundowany w
wielu krajach europejskich oraz skrytykowata podejscie do omawiane] kwestii tytko z ekonomicznego
punktu widzenia. Przywotata, iz w opinit wielu ekspertdw, omawiany lek zostat okreslony jako
przetomowy w leczeniu atopowego zespotu hemolityczno-mocznicewego, zdecydowanie polepszajgcy
jakosé Zycia pacjentéw, catkowitie niwelujgcy objawy choroby bez Zadnych skutkédw uboczrych. Na
koniec dodata, iz jej syn oraz wiele innych dzieci codziennie walczy o zycie i bez leku Soliris jest skazany
na $mierc.

Prowadzacy posiedzenie podziekowat za przedstawiong opinie i zarzadzit przejicie do przedstawienia
projektu stanowiska przez wyznaczonego cztonka Rady.

Swojg propozycie stanowiska Rady przedstawit Michat Mysiiwiec, czlonek Rady wyznaczony przez
prowadzacego posiedzenie do przygotowania projektu stanowiska., Na wstepie stwierdzit, ze leczenie
przetaczaniem osocza | plazimaferezg (wymiana osocza) jest w tym wskazaniv leczeniem
przyczynowym, a hie objawowym. Plazmafereza usuwa przeciwciata przeciwko czynnikowi H u 10%
chorych z atypowym zespotem hemolityczno-mocznicowym ({aHUS), a $wiezo mrozone osocze
dostarcza prawidtowy czynnik H, gdyz w gtéwnej mierze aHUS spowodowany jest niedoborem tego
czynnika, hamujgcego aktywacje dopetniacza.

Analityk AOTMIT przypomniat, iz leczenie przetaczaniem osocza i plazmafereza jest stosowane
upacjentdw z mutaciz czynnika H. Natomiast przyczyna atypowego zespotu hemolityczno-
mocznicowego aHUS obejmuje wszystkie inne etiologie aHUS — jeieli nie ma rozpoznania jakiegos
wrodzonego defektu metabolicznego albo toksyny, ktdora powoduje te chorobe. Ponadto nie ma
doktadnych danych na temat procenta zidentyfikowanych chorych z mutacjg czynnika H.

Michat Mysliwiec przyznat racie analitykowi jednak zaznaczyt, ze chodzito mu tylko o podkreslenie
uZzywania pewnej nomenklatury. Przyczyn atypowego zespotu hemolityczno-mocznicowego aHUS jest
bardzo wiele, ale z dominujagcym wrodzonym polimorfizmem czynnika H. Dodat, ze przygotowanie
propozycji stanowiska byto bardzo trudne, gdy: iest to najdroiszy lek na swiecie, jednoczesnie
absolutnie skuteczny {90% wyleczen}. Wobec czego przedstawit propozycje pozytywnego stanowiska,
ale pod warunkiem bardzo znacznego obnizenia ceny leku do wartosci ja uzasadniajgcej
oraz zaproponowat uwagi do kryteridw wigczenia pacjentéw do programu lekowego oraz stosowania
ekuiizumabu profilaktycznie, ktdére nastepnie odczytat.

Rafat Suwinski przyznal, ze wypowiedz przedstawicielki Stowarzyszenia Chorych na MPS i Choroby
Rzadkie byta bardzo wzruszajgca, jednak w jego ocenie realia ekonomiczne Polski oraz obowigzujaca
ustawa refundacyjna niestety przemawiajg przeciwko zasadnosci finansowania omawianego leku.
Ma swiadomosé, ze Ministerstwo Zdrowia ma plany zwigzane z finansowaniem lekow stosowanych
w chorobach rzadkich i ultrarzadkich, ale uwaza, 7e Rada powinna odrézni¢ plany od obowigzujgeych
realiéw formalnych. W przypadku pozytywnej rekomendacji ocenianego leku, przy takich parametrach
farmkoekonomicznych, gdzie koszt inkrementalny dwudziestokrotnie przekracza prog efektywnosci
kosztowej w Polsce, jego zdaniem Rada wykroczytaby poza swoje kompetencje. Przypomniat, 2e Rada
Przejrzystosci jest tylko ciatem doradczym, natomiast wtasciwg decyzje podejmuje Minister Zdrowia.
Stwierdzit, ze pizychyia sie do negatywnego stanowiska Rady oraz zaproponowat zawarcie w nim
propozycji zmian kryteridw wigczenia do programu lekowego, przedstawionych przez Michata
Mysliwca. Dodat, ze taki kierunek jest dobry, jednak uwagi, ktore zostaty zaproponowane oznaczafyby
konstrukcje zupethie nowego programu, kidry powinien zosta¢ ponownie ocehiony przez Rade,
ze wzgledu na zaproponowane bardzo gteboko idgce zmiany. Ponadto ww. uwagi mogtyby stanowié
swego rodzaju wytyczne dla Ministra Zdrowia lub Prezesa AOTMIT,
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Andrzej Sliwczynski stwierdzit, ze obecnie pacjenci sg leczeni plazmaferezg oraz przetoczeniami swieio
mroZzonego osocza. Dodat takie, ze leczenie plazmaferezg poprawito sie ostatnio, gdyz isthieje
moziiwos¢ zastosowania filtrow, ktére wylapujg konkretne czasteczki z dokfadnoscig do bardzo
okreédionej wielkosci. Natomiast koszt leczenia omawianig technologia dla 40 pacjentéw jest
na poziomie kosztu feczenia wszystkich pacjentdw przez szpital powiatowy, wobec czego decyzja
o refundacji tego leku jest bardzo powaina. Z punktu widzenia ekonomiki, pienigdze potrzebne
na leczenia tej grupy cherych muszg zostac skads przesuniéte.

Michat Myéliwiec odpowiedziat, ze wedtug zatozen programu, w pierwszym roku ma byé 20,
awtrzecim roku 30 pacjentdw. Natomiast wedlug ograniczen zaproponowanych przez niego
w stanowisku, tych pacjentéw powinno byé maksymalnie 10, nawet w drugim roku teczenia.

Andrzej Sliwczynski  stwierdzit, ze ze spofecznego i psychologicznego punktu widzenia kazdy pacjent
bedzie dgizyt do tego, aby otrzymywaé lek, zamiast aktuainie stosowanych metod terapii.
Stad pacjentéw bedzie 40, mimo 12 na poczgtku wigczonych do programu lekowego moze by¢ mniej.

Po ostatecznym sformutowaniu tresci pozytywnego stanowiska Rady, prowadzacy zarzadzit glosowanie.
Rada 7 gtosami za projektem stanowiska, przy 3 glosach przeciw projektowi, przyjeta uchwale, bedaca
jej stanowiskiem, ktora stanowi zatgcznik do protokotu.

Ad 5. Analityk AOTMIT, na podstawie prezentacji, przedstawit najistotniejsze informacje z analizy
weryfikacyjnej nr: OT.4351.28.2016 Whniosek o objecie refundacjg i ustalenie urzedowej ceny zbytu leku
Soliris {ekulizumab) w ramach programu lekowego: ,Leczenie nocnej napadowej hemoglobinurii (ICD-
10 D59.5)".

Nastepnie swojg propozycje stanowiska Rady przedstawit Michat Mysliwiec, cztonek Rady wyznaczony
przez prowadzgcego posiedzenie do przygotowania projektu stanowiska. Na wstepie zaznaczyl, ze o ile
w przypadku jednostki chorobowej omawianej w poprzednim punkcie porzadku obrad jest mozliwosé
jakiegos leczenia {plazmafereza, przetoczenie osocza), to w leczeniu nocnej napadowe]j hemoglobinurii
nie ma takiej alternatywy. Jedyng opcjg moie by¢ leczenie podtrzymujace, np.: przetoczenia krwi
czy dziatanie przeciwzakrzepowe. W zwigzku z powyiszym przedstawit propozycje pozytywnego
stanowiska, pod warunkiem uwzglednienia uwag dotyczacych kryteriéw wigczenia do leczenia oraz
stosowania ekulizumabu profilaktycznie, z koniecznosicia obniienia ceny leku i zawezenia populac
do grupy pacjentow z ciezkg nocng napadows hemoglobinurig, ktore w dalszej kolejnosci odczytat.

Andrzej Sliwczyriski stwierdzit, e w omawianym przypadku Rada ma do czynienia z podobng sytuacja,
jak w poprzednim punkcie porzadku obrad. Uwaza, ie obecnie obowigzujace przepisy w Polsce
przemawiajg za brakiem zasadnosdcl finansowania omawianej technologii, gdyz jest to zabieranie
leczenia innym pacjentom, rowniez dzieciom. Natomiast jezeli Rada uzna za zasadne finansowanie leku,
to opinia eksperta powinna by¢ pierwszym/koniecznym warunkiem kwalifikujgcym do wtaczenia do
programu, a mianowicie ze do programu powinno sie kwalifikowac¢ chorych, u ktérych nie moina
wykonac allogenicznego przeszczepienia komdrek krwiotworczych, z powodu braku zgodnego dawcy
lub przeciwwskazar do transplantacji. Dodatf, ¢ omawiana technologia nie leczy, tylko zmnieisza
niekorzystne dziatania choroby. Tak naprawde leczeniem jest przeszczep.

Rafat Suwiniski podtrzymat swoje zdanie, jak w poprzednim punkcie porzadku obrad. Uwaza, ze miarg
skutecznodci klinicznej w relacji do kosztéw leczenia sg parametry farmakoekonomiczne, ktére dosyé
jednoznacznie wyznaczajg pewne proporcje i granice. Dla tego leku ICUR (inkrementalny wspétczynnik
kosztéw uzytecznoéci) ponaddwudziestokrotnie przekracza prog efektywnosci kosztowej w Polsce.
Nawet uwzgledniajgc fakt, iZ jest to choroba rzadka, w jego ocenie, Rada powinna wydaé negatywne
stanowisko, zwtaszcza ze wzgledu na zgtoszone przez Michata Mysliwca vwagi do programu lekowego,
wymagajgce jego duzej korekty.
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Pawet Grieb dodat, ze gdyby Rada miata posfugiwac sie tylko parametrami ekonomicznymi, to te analizy
bylyby niepotrzebrie. Przypomniat, ze w krajach, w ktérych omawiany lek jest refundowany,
nie ujawniono infermacji dotyczacych cen feku, przypuszcza ze sq niZsze. W jego ocenie Rada powinna
byt integratorem roinych aspektow, océniac nie tytko z ekonomicznego punktu widzenia, ale takze
to, czy fek jest skutéczny. Jest za finansowaniem ocenianego leku oraz przychyla sie do ograniczenia, ze
do programu powinng sie kwalifikowaé chofych, u ktérych nie mozna wykonaé allogenicznego
przeszczepienia komarek krwiotworczych, z powodu braku zgodnego dawcy lub przeciwwskazan
do transplantacji. Dodat, Ze omawiana technologia nie leczy, tylko zmniejsza niekorzystne dziatania
choroby.

Andrzej Sliwczynski przypomniat, e obydwa te programy [4 i S punkt porzadku obrad] beda
najdrozszymi jakie przyszioby finansowad pfatnikowi publicznemu. W Zzadnych innych obecnie
finansowanych programach, nawet dotyczgcych chordb ultrarzadkich, nie ma tak wysokich kosztow.

Michat Mysliwiec dodat, ze wiecej jest wskazann za finansowaniem ieku w nocnej napadowej
hemoglobinurii, niz w atypowym zespole hemolityczno-mocznicowym {aHUS).

Jerzy Stelmachdéw stwierdzit, ze Rada podejmuje decyzje o skutecznosci danego preparatu
z medycznego punktu widzenia. Jej cztonkowie nie sg finansistami i mogg mdwic jedynie
o ograniczeniach finansowych, natomiast ocena danej technologii z ekonomicznego punktu widzenia
jest rolg Komisji Ekonomicznej.

Po ostatecznym sformutowaniu tresci pozytywnego stanowiska Rady, prowadzgcy zarzadzit giosowanie.
Rada 7 gtosami za projektem stanowiska, przy 3 glosach przeciw projektowi, przyjeta uchwate, bedacy
jej stanowiskiem, ktdra stanowi zatgcznik do protokotu.

Ad 6. Swojg propozycje pozytywnej opinii Rady przedstawit Rafat Suwinski, Wiceprzewodniczgcy Rady.
Ze wzgledu na rzadkos¢ wystepowania omawianych nowotworéw brak jest wysokiej jakosci dowoddw
naukowych, oceniajacych skutecznos$¢ i bezpieczenstwo wnioskowanej technologii medycznej
w rozpatrywanych wskazaniach, jednak dostepne dowody naukowe o niskie] jakosdci {gtéwnie opisy
przypadkow} wskazujg na znaczgcy aktywnos¢ hormonoterapii w tych schorzeniach. Eksperdi kiiniczni
uwazajg za zasadne finansowanie l|euproreling w przypadku agresywnego naczyniakosdiuzaka,
nie s3 natormiast zgodni co do zasadnosci finansowania w przypadku miesaka podscieliskowego macicy,
gdyz zdaniem niektdrych istnieja w tej jednostce chorobowej alternatywne metody terapeutyczne,
W Jego ocenie, w hormonoterapii istotne jest, ile jest dostepnych linii leczenia. Istnienie innych opcji,
w tym przypadku giéwnie chodzi o inhibitory aromatazy, powoduje Ze po wyczerpaniu odpowiedzi
na to leczenie jest mozliwos¢ siegniecia po agonistdw gonadoliberyny. Nie sa to leki szalenie drogie,
sg natomiast powszechnie stosowane w leczeniu nowotworu gruczotu krokowego i piersi.
Ponadto wplyw na budzet, zwazywszy na nieduzg populacie cherych, jest niewielki. Mimo drobnych
zastrzezen uwaza, ze omawiany lek powinien by¢ finansowany ze srodkéw publicznych.

Wyjasnit nastepnie, iz w tym punkcie porzadku obrad poprosit o mozliwosé rozmowy z ekspertem
z dziedziny onkologii, jednak wobec faktu, ze jego opinia znalazta sie w materiatach przekazanych
cztonkom Rady przez AOTMIT, zapytat czy Rada widzi koniecznosé potaczenia z ekspertem.

Poniewaz opinia tego eksperta zostata dostarczona Radzie w materiatach analitycznych i jest
wystarczajaca, Rada postanowifa zrezygnowac z potaczenia telekonferencyjnego.

Po ostatecznym sformutowaniu tresci pozytywnej opinii Rady, prowadzacy zarzadzit glosowanie. Rada
10 gtosami za projektem opinii, przy O glosach przeciw projektowi, przyjeta uchwate, bedaca jej opinia,

“

ktdra stanowi zatacznik do protokotu,
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Decyzia prowadzacego posiedzenie Rada przeszta do omaéwiania tematu objetego 10 plinktem
porzadk obrad.

Ad 10. Swojg propozycje opinii Rady przedstawit Pawet Grieb, cztonek Rady wyznaczony przez
prowadzgcego posiedzenie do przygotowania projektu opinii. Przedstawit propozycje pozytywnej
opinii, poniewaz w ostrej biataczce promielocytowej, ktora stanowi 5-10% przypadkdw dzieciecej ostrej
biataczki szpikowej, w pierwszej finia leczenia podawany jest kwas catkowicie-trans-retinowy (ATRA)
oraz antracyklina, ktére wywoluja remisje catkowite w ponad 90% przypadkdw. Po zastosowaniu tego
feczenia u okoto % pacientéw dochodzi do nawrotu choroby, zazwyczaj po ponad 10 latach.
W przypadkach opornych na leczenie pierwszej linii i nawrotowych, w ktérych nie mozna
jui zastosowa¢ lekow antracyklinowych ze wzgledu na ich kumulatywng kardiotoksycznosé, aktuaine
wytyczne miedzynarodowe zalecajg stosowanie trojtlenku arsenu jako skuteczne, chociaz niebagatelnie
toksyczne, leczenie drugiej linit.

W dalszej czesci posiedzenia Rada dyskutowata na temat ceny i rocznego kosztu terapii omawianym
lekiem.

Po ostatecznym sformufowaniu tresci pozytywnej opinii Rady, prowadzacy zarzadzit glosowanie, Rada
10 gtosami za projektem opinii, przy 0 glosach przeciw projektowi, przyjeta uchwate, bedaca jej opinia,
ktdra stanowi zatgcznik do protokotu.

Ad 7. Analityk AOTMIT, na podstawie prezentacji, przedstawit najistotniejsze informacje z raportu
nr: OT.440.5.2016 ,0Ogdinopolski Program Profilaktyki Pierwotnej | Woczesnego Wykrywania
Reumatoidainego Zapalenia Stawow”.

Nastepnie swojg propozycje cpinii Rady przedstawit Andrzej Wysacki, cztonek Rady wyznaczony przez
prowadzacego posiedzenie do przygotowania projektu opinii. Przygotowat propozycie opinii
pozytywnej pod warunkiem uwzglednienia uwag Rady. Dodaf, e najwazniejszym zatozeniem programu
jest to, ze w Polsce czas oczekiwania chorych z podejrzeniem RZS wynosi okoto 35 tygodni. Natomiast
wczesne rozpoczecie leczenia, juz w ciggu 12 tygodni od pojawienia sie pierwszych objawdw choroby,
przynosi znaczace korzysci zdrowotne, finansowe i spoteczne, dwukrotnie zwiekszajac szanse uzyskania
remisji i zmniejszajgce koniecznosc stosowania lekdw biologicznych z ok. 30% do 10%. Dlatego sama
idea programu jest niezwykle waina, mimo i2 zawiera on pewne szczegdty wymagajgce wyjasnienia.
W daiszej czesci Andrzej Wysocki odczytat fragment projektu opinii zawierajacy uwagi do projektu,
ktére znalazty sie w opinii Rady. Podkresiit ponadto, ze program jest w swych zafozeniach spdjny
merytorycznie i organizacyjnie z dostepnymi swiadczeniami gwarantowanymi, a nadto wprowadza
nowe rozwigzania systemowe w zakresie wczesnego wykrywania RZS.

Rafat Suwinski wyrazit watpliwo$€ co do zatozenia wypetniania kwestionariuszy przesiewowych, co jest
niezgodne z wytycznymi i wyglada jak screening w populacji ogélnej na RZS.

Andrze] Wysocki odpowiedziat, iz jest to kwestia nieadekwatnosci nazwy do tresci, gdy? nie chodzi
o badanie przesiewowe, a zebranie wstepnych informacji umozliwiajagcych zakwalifikowanie do grupy
z podejrzeniem RZS,

Prowadzacy zarzadzit gtosowanie. Rada 10 gfosami za projektem opinii, przy O glosach przeciw

projektowt, przyjeta uchwate, bedacg jej opinig, ktdra stanowi zatgcznik do protokotu.

Ad 8, Analityk AOTMIT, na podstawie prezentacji, przedstawit najistotniejsze informacje z raportu
nr: OT.441.204.2016 ,Program wczesnego wykrywania i profilaktyki cukrzycy wérdd mieszkadcdw
wojewddztwa mazowieckiego na lata 2017-2019”.
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Nastepnie swojg propozycje opinii Rady przedstawit Andrzej Stiwczynski, czionek Rady wyznaczony
przez prowadzgcego posiedzenie do przygotowania projektu opinii. Przygotowat propozycie opinii
pozytywnej pod warunkiem uwzglednienia uwag Rady, ktérych szczegétowe uzasadnienie znajduje
sie przedstawionym projekcie opinii.

Aleksandra Michowicz zwrdcita uwage, iz jej zdaniem wybér interwencji opisanych w programie jest
dyskusyiny, gdyz poliskie rekomendacje towarzystw diabetologicznych nie uwzgledniajg oznaczenia
poziomu hemoglobiny glikowanej w swoich wytycznych.

Rafat Suwinski odpowiedziat, ze wszystkie inne towarzystwa rekomendujg, a w przedstawionym
projekcie opinii uwzgledniona jest informacja, ze Polskie Towarzystwo Diabetologiczne w wytycznych
22016 r, nie zaleca stosowania oznaczenia hemoglobiny glikowanej {(HbAlc) do diagnostyki cukrzycy
ze wzgledu m. in. na nieustalong warto$¢ decyzying (odciecia). Moze whaénie realizacja tego programu
pozwoli wyznaczy¢ taki punkt.

Prowadzacy zarzadzit gtosowanie. Rada 9 gtosami za projektem opinii, przy 0 gtosach przeciw
projektowi, przyjeta uchwate, bedaca jej opinia, ktéra stanowi zatacznik do protokotu.

Ad 9.1} Analityk AOTMIT, na podstawie prezentacji, przedstawit najistotniejsze informacie z raportu
nr 0T.441.207.2016 ,Program profilaktyki zakazen HCV dla mieszkaricéw powiatu kartuskiego na lata
2016-2018".

Nastgpnie swojg propozycjg opinii Rady przedstawita Aleksandra Michowicz, cztonek Rady wyznaczony
przez prowadzgcego posiedzenie do przygotowania projektu opinii. Przygotowata projekt pozytywnej
opinii, pod warunkiem uwzglednienia uwag Rady. Podkreslita, 7e podstawowym sposobem walki
z zakazeniami wirusem HCV sg dziatania edukacyjne, ktére powinny by¢ skierowane zaréwno
do pracownikdw ochrony zdrowia, jak réwniez populacji ogélnej, a w chwili obecnej NFZ i Ministerstwo
Zdrowia nie realizujg programow w zakresie profilaktyki zakazer wirusem HCV. W dalszej kolejnosci
odczytata uzasadnienie opinii.

Rafat Suwiriski wyrazit watpliwos¢, czy przedstawiony do oceny program dotyczy profilaktyki, czy raczej
wczesne} diagnostyki i profilaktyki zakazeniami wirusem HCV.

Aleksandra Michowicz odpowiedziata, iz prawdopodobnie jest to kwestia semantyki, natomiast dla nie;j
najwazniejsze jest to, ze program w duzej czeéci zawiera dobrze przygotowang akcje edukacyjna, co jest
najwazniejszym elementem programdw samorzadowych, skierowang do wszystkich o0séb
zamieszkujgcych powiat. Ta wartosc jest bezsprzeczna.

Rafat Suwinski odpowiedziat, iz nie krytykuje wartosci programu. Uwaza, 7e udziat w programie
profilaktycznym wiaze sie z oczekiwaniami ludzi, ze na dang chorobe nie zachoruja, podczas gdy
w wielu sytuacjach wtedy wtasnie choroba jest wykrywana. W zwiazku z powyzszym zaproponowat
uwzglednienie w opinii Rady zalecenia zmiany tytutu programu.

Prowadzacy zarzadzit glosowanie. Rada 10 gtosami za projektem opinii, przy 0 glosach przeciw
projektowi, przyieta uchwate, bedaca jej opinia, ktdra stanowi zatacznik do protokotu.

2} Analityk AOTMIT, na podstawie prezentacji, przedstawit najistotniejsze informacje z raportu
nr: 0T.441.209.2016 ,Gminny Program profilaktyki raka szyjki macicy - szczepienie HPV na lata 2016-
2017”.

Nastgpnie swojg propozycjg opinii Rady przedstawit Jerzy Stelmachdw, cztonek Rady wyznaczony przez
prowadzacego posiedzenie do przygotowania projektu opinii. Zarekomendowat negatywng opinie
ze wzgledu na niedbate przygotowanie programu oraz wiele jego brakdw, ktérych szczegétowe
uzasadnienie znajduje sie w przedstawionym projekcie opinii, a ktore znalazty sie w opinii Rady.
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W dalszej czesci Rada dyskutowata nad wprowadzeniem do opinii zalecenia o obnizeniu wieku
szczepien,

Rafat Suwinski wyrazit watpliwos¢, czy negatywna ocena nie jest zbyt surowa, gdyz cel programu jest
dobry.

Po ostatecznym sformufowaniu tresci warunkowo pozytywnej opinii Rady, prowadzacy zarzadzif
gtosowanie. Rada 10 giosami za projektem opinii, przy 0 glosach przeciw projektowi, przyjeta uchwate,
bedaca iej opinia, ktdra stanowi zatacznik do protokotu.

3} Analityk AOTMIT, na podstawie prezentacji, przedstawil najistotniejsze informacje z raportu
nr: 0T.441.210.2016 ,Program zwickszania dostepnosci do S$wiadczen pielegniarki/ higienistki
szkolnej w szkotach prowadzonych przez Gmine Miejskg Zgorzelec”.

Nastepnie swojg propozycje opinii Rady przedstawit Zbigniew Szawarski, czionek Rady wyznaczony
przez prowadzgcego posiedzenie do przygotowania projektu opinfi, Zarekomendowat pozytywna opinie
pod warunkiem uwzglednienia uwag Rady, ktérych szczegétowe uzasadnienie znajduje
sie w przedstawionym projekcie opinii, a ktore znalazty sie w opinii Rady.

Prowadzacy zarzadzit gfosowanie. Rada 10 glosami za projektem opinii, przy 0 glosach przeciw
projektowi, przyjeta uchwate, bedaca jej opinia, ktdra stanowi zatacznik do protokotu.

4} Analityk AOTMIT, na podstawie prezentacji, przedstawit najistotniejsze informacie z raportu
nr: 0T.441.211.2016 ,Program pofityki zdrowotne] w zakresie szczepien profilaktycznych przeciwko
grypie oséb od 60 roku 2ycia zamieszkatych w gminie Swietochtowice”.

MNastepnie swojg propozycje opinii Rady przedstawita Agata Maciejczyk, cztonek Rady wyznaczony przez
prowadzacego posiedzenie do przygotowania projektu opinii. Zarekomendowata pozytywna opinie pod
warunkiem uwzglednienia uwag Rady, ktorych szczegétowe uzasadnienie znajduie sig przedstawionym
projekcie opinii, a ktore znalazty sie w opinii Rady.

Prowadzacy zarzadzit glosowanie. Rada 10 gfosami za projektem opinii, przy 0 glosach przeciw
projektowi, przyjeta uchwate, hedaca jej opinia, ktéra stanowi zatgcznik do protokotu.

5} Analityk AOTMIT, na podstawie prezentacji, przedstawit najistotniejsze informacje z raportu
nr: 0T.441.216.2016 ,Program szczepienia profilaktycznego przeciwko grypie dla 0séb po 65 roku
2ycia”,

Nastepnie swoja propozycje opinii Rady przedstawita Agata Maciejczyk, cztonek Rady wyznaczony przez
prowadzacego posiedzenie do przygotowania projektu opinii. Zarekomendowata pozytywna opinie pod
warunkiem uwzglednienia uwag Rady, ktdrych szczegdtowe uzasadnienie znajduje sig przedstawionym
projekcie opinii, a ktére znalazty sie w opinii Rady.

Prowadzacy zarzadzit glosowanie. Rada 10 glosami za projektem opinii, przy 0 glosach przeciw
projektowi, przyjeta uchwate, bedaca jej opinia, ktdra stanowi zatgcznik do protokotu.

Ad 11. Przeprowadzono losowanie sktadu zespotu na posiedzenie Rady w dniu 5 grudnia 2016 r,

Ad 12. Prowadzacy posiedzenie Rafat Suwinski zakonczyt posiedzenie Rady o godzinie 14,15.

Protokot sporzadzit Rafat Suwinski
Wiceprzewodniczacy Rady Przejrzystosci

é’éf/M/;?G?// 6 @ /(;,

(data i podpis)




Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr117/2016 z dnia 7 listopada 2016 roku
w sprawie oceny leku Soliris (ekulizumab) kod EAN: 5909990643776,
w ramach programu lekowego , Leczenie atypowego zespotu
hemolityczno-mocznicowego (aHUS) (ICD-10 D 59.3) ”

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne objecie refundacjq produktu leczniczego,
Soliris (ekulizumab) koncentrat do sporzgdzania roztworu do infuzji, 300 mg
(10 mg/ml), kod EAN 5909990643776, w ramach programu lekowego , Leczenie
atypowego zespotfu hemolityczno-mocznicowego (aHUS) (ICD-10 D 59.3)”,
w ramach nowej grupy limitowej i wydawanie go pacjentom bezptatnie, pod
warunkiem bardzo znacznego obnizenia ceny leku do  wartosci
jq uzasadniajgcej. Rada zgfasza uwagi dotyczqce kryteriow wiqczenia
do leczenia oraz stosowania ekulizumabu (EKU) profilaktycznie:

1. Ze wzgledu na bardzo wysokq cene leku, Rada proponuje jego zastosowanie
tylko w przypadkach aHUS z ostrym uszkodzeniem nerek lub innymi ciezkimi
powiktaniami narzqdowymi, opornych na leczenie plazmaferezami i wlewy
swiezo mrozonego osocza albo niemozliwosciq ich kontynuowania (brak
dostepu do duzych naczyn, uczulenie, niewydolnosc serca). W badaniu Loirat
2016 PE (bez EKU) byty skuteczne u 2/3 chorych zaHUS. W badaniu
Legendre 2013 EKU stosowano po niepowodzeniu leczenia PE. Dodatkowo,
10% aHUS spowodowane jest obecnosciq przeciwciat przeciw czynnikowi H
gdzie skutecznym leczeniem moze byc leczenie immunosupresyjne.

2. EKU powinien by¢ odstawiony po uzyskaniu remisji hematologicznej (przede
wszystkim ustgpienie trombocytopenii i cech hemolizy) oraz poprawy funkcji
nerek. Wiadomo, Ze nie wszyscy pacjenci wymagajq podtrzymujgcego
leczenia EKU. W badaniu Ardissimo 2014 u 10 przerwano EKU, z czego
u 7 utrzymywata sie remisja a u 3, u ktorych nastgpit nawrdt w ciggu
6 tygodni, uzyskano petng remisje po ponownym witgczeniu EKU. Wiadomo,
Ze nawet w rodzinnym aHUS jest jakis czynnik wyzwalajgcy hemolize,
w ok. 80% infekcyjny. W badaniu Loirat 2016 remisja utrzymywata sie przez
2 lata, pomimo niestosowania EKU u 4 chorych.

3. Leczenie profilaktyczne EKU powinno sie stosowac tylko u chorych
z nawrotowym aHUS z zajeciem nerek lub innych narzqdow, niemozliwym
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dostepem do duzych zyt (szczegdlnie u matych dzieci) oraz niemoznoscig
leczenia plazmaferezami lub wlewami swiezo mrozonego osocza z innych
powoddw.

4. U pacjentow z aHUS leczonych nerkozastepczo nalezy w pierwszej kolejnosci
rozwazac przeszczepienie nerki i wgtroby. Chorzy nie kwalifikujgcy sie
do dwunarzgdowej transplantacji, a zakwalifikowani do przeszczepienia
nerki, powinni mie¢ mozliwos¢ ratunkowego Iub profilaktycznego
otrzymywania EKU po transplantacji (szczegdlnie w przypadku stwierdzenia
u nich mutacji czynnika H).

5. Do kryteriow wtgczenia do programu nalezy dodac:

a. zwieztq charakterystyke kryteriow mikroangiopatycznej niedokwistosci
hemolitycznej z zajeciem nerek,

b. wykonywania przed zastosowaniem EKU u osob w wieku ponizej 18 lat
takze szczepien przeciwko Haemophilus influenzae i pneumokokom,

c. wynik testu Coombsa powinien byc¢ ujemny.

6. Wsrdd kryteriow wytqgczenia powinna by¢ cigza, poza przypadkami ,jesli
korzys¢ z zastosowania leku przewaza nad ryzykiem dla ciezarnej i ptodu”.

Uzasadnienie

Zespot hemolityczno-mocznicowy (haemolytic-uremic syndrome; HUS) jest
to ciezka niedokrwistos¢ hemolityczna o etiologii nieimmunologicznej,
spowodowana mikroangiopatiq zakrzepowq z matoptytkowosciq i dominujgcym
w obrazie klinicznym ostrym uszkodzeniem nerek. Typowa postac biegunkowa
HUS wystepuje wskutek zakazenia bakteriami. Atypowa (niebiegunkowa)
postac¢ HUS (aHUS) spowodowana jest nadmierng aktywacjqg dopetniacza, ktory
uszkadza srodbtonek naczyn, co powoduje powstawanie zakrzepow w drobnych
naczyniach réznych narzqddw, gtownie nerek. W ~60% przypadkow przyczyng
choroby sq wrodzone mutacje genetyczne czynnikow hamujqcych aktywacje
alternatywnej drogi dopetniacza. W 8-10% aHUS spowodowany jest
przeciwciatami przeciw czynnikowi H. Roczna zapadalnos¢ na aHUS wynosi
~0,2-0,7/100 000 (brak polskich danych).

Dotychczasowe metody leczenia aHUS to: wlewy/wymiany Swiezo mrozonego
osocza (plazmaferezy — PE) i leczenie objawowe (BSC).

Soliris (ekulizumab; EKU) jest to przeciwciato przeciwko koricowej sktadowej
dopetniacza C5, ktére hamuje jej aktywnosc. Skutecznos¢ leku wykazujg
4 pierwotne prospektywne jednoramienne badania, bez grupy kontrolnej (CO8-
002, C08-003, C10-003 i C10-004) oraz 1 obserwacyjne badanie retrospektywne
(C09-001). Wykazujg one m.in.: skutecznosci leczenia EKU i zmniejszenie ilosci
nawrotow aHUS, poprawe jakosci zycia pacjentow oraz zmniejszenie ilosci
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procedur BSC. Wyniki badania C10-003, wykonanego na populacji
pediatrycznej, sq zbiezne z wynikami badan wykonanych na populacji mieszanej
(C08-002 i C08-003) oraz dorostych pacjentach (C10-004). Nie ma jednak badan
porownujgcych EKU z PE i BSC.

Brak randomizowanych, kontrolowanych badan klinicznych nie pozwala
na ostateczne wnioskowanie o wpfywie EKU na skutecznosc¢ i bezpieczeristwo
oraz przezycie chorych. Nalezy jednak zwrdci¢ uwage, ze matq liczebnos¢ badan
mozna uzasadnic ultra-rzadkim charakterem omawianej jednostki chorobowej.

Oceniana technologia medyczna byta skuteczniejsza i drozsza od BSC. Zarowno
w analizie podstawowej, jak i w analizie wrazliwosci ICUR przekraczat
obowiqzujgcy prog o kilkanascie do kilkudziesieciu tysiecy. Podstawowym
ograniczeniem analizy byt brak badarn bezposrednio porédwnujgcych oceniane
interwencje, niska jakos¢ dostepnych dowodow naukowych oraz brak badan
dtugookresowych, przez co oszacowania ICUR obarczone sq niepewnosciq.
Populacje z aHUS w Polsce okreslono na 0s0b, z czego EKU miatby by¢
stosowany u chorych w kolejnych, dwdch latach. Wedtug obliczen
wnioskodawcy w wariancie podstawowym finansowanie EKU w ramach
przedmiotowego programu lekowego spowoduje dodatkowe koszty
z perspektywy NFZ w wysokosci 16,42 min zt w | roku i 35,62 min zt w Il roku
analizy, przy zatozeniu, ze nowo wiqczani pacjenci sq kwalifikowani do leczenia
w potowie roku. W wariantach skrajnych wartosci te wyniosty od 13,13
do 19,93 min zt wl roku i od 28,78 do 42,87 min zt.

Gtownym ograniczeniem przedstawionych wynikow byfty niepewne dane
wejsciowe/zatozenia, ktére mogty zanizy¢ obliczone zuzycie leku, a tym samym
wydatki ponoszone przez NFZ. Wnioskodawca zwrdcit takize uwage
na niepewnq liczbe pacjentow kwalifikujgcych sie do leczenia EKU w kolejnych
latach.

Odnaleziono 9 rekomendacji refundacyjnych dla produktu leczniczego Soliris
w leczeniu aHUS z 6 krajow. Francuski HAS rekomendowat refundacje
wnioskowanej technologii lekowej, ze wzgledu na jego istotng rzeczywistq
korzysc, status leku sierocego oraz brak alternatywnych produktow leczniczych.
Angielski NICE, walijski AWMSG i australijski PBAC zalecali refundacje niniejszej
technologii lekowej pod okreslonymi warunkami dotyczqgcymi gtdwnie
prowadzenia i nadzorowania leczenia. NICE zaznaczyt takze, ze nalezy ustali¢
warunki, ktore przyczyniq sie do zmniejszenia kosztow terapii dla ptatnika.
W rekomendacjach tych zwrdcono gtownie uwage na skutecznosc¢ terapii
ekulizumabem. Szkocki SMC i kanadyjski CDEC nie rekomendowaty refundacji
wnioskowanej technologii lekowej, ze wzgledu na, odpowiednio, brak
wiarygodnej analizy ekonomicznej i niewystarczajgce uzasadnienie kosztow
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leczenia lub ograniczenia dostepnych danych, co uniemozliwiato okreslenie
klinicznej korzysci ekulizumabu.

Wiceprzewodniczacy Rady Przejrzystosci
prof. Rafat Suwinski

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt. 2 ustawy o refundacji lekédw, Srodkéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2015 r., poz. 345 z pdzn. zm.),
z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji
nr: 0T.4351.29.2016 ,Whniosek o objecie refundacjg leku Soliris (ekulizumab) w ramach programu lekowego:
,Leczenie atypowego zespotu hemolityczno-mocznicowego (aHUS) (ICD-10 D 59.3)”. Data ukonczenia:
27 pazdziernika 2016 r.

Inne wykorzystane zrédta danych:

1. Opinia przedstawiciela pacjentéw przedstawiona w trakcie posiedzenia.



KARTA NIEJAWNOSCI
Dane zakreslone kolorem z6ttym stanowig informacje publiczne podlegajgce wytgczeniu ze wzgledu
na tajemnice przedsigbiorcy (Alexion Europe SAS).

Zakres wyfgczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem Alexion Europe SASo zakresie tajemnicy
przedsiebiorcy.

Podstawa prawna wylgczenia jawnosci: art. 5 ust. 2 ustawy z dnia 6 wrzesnia 2001 r. o dostepie do
informacji publicznej Dz. U. z 2014, poz.782 z p6zn. zm.) w zw. z art. 11 ust. 4 ustawy z dnia 16 kwietnia
1993 r. 0 zwalczaniu nieuczciwej konkurencji (Dz. U. z 2003 r., Nr 153, poz. 1503 z p6zn. zm.).

Organ dokonujgcy wytaczenia jawnosci: Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji.

Podmiot, w interesie ktérego dokonano wyfgczenia jawnosci: Alexion Europe SAS



Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 118/2016 z dnia 7 listopada 2016 roku

w sprawie oceny leku Soliris (ekulizumab) kod EAN: 5909990643776,

w ramach programu lekowego , Leczenie nocnej napadowej
hemoglobinurii (ICD-10 D59.5)”

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne objecie refundacjq produktu leczniczego,
Soliris (ekulizumab) koncentrat do sporzqdzania roztworu do infuzji, 300 mg
(10mg/ml), 1 fiolka o pojemnosci 30 ml., kod EAN 5909990643776; w ramach
programu lekowego ,Leczenie nocnej napadowej hemoglobinurii (ICD-10
D59.5)”, w ramach nowej grupy limitowej i wydawanie go pacjentom
bezptatnie, pod warunkiem bardzo znacznego obnizenia ceny leku do wartosci
jg uzasadniajgcej. Rada zgtasza uwagi dotyczqce kryteriow wiqgczenia
do leczenia oraz stosowania EKU profilaktycznie, uwazajqc za konieczne:

1.

Doprecyzowanie kryteriow rozpoznania i kwalifikacji do leczenia
tylko chorych z ciezkq nocng napadowq hemoglobinurig (NNH).

Watpliwosci budzi zbyt niski procent komorek krwi (granulocytow?)
z obecnosciq klonu NNH (>1%). Uwaza sie, ze EKU jest wskazany tylko
w postaci klasycznej NNH, czyli wykazujgcej ponad 50% granulocytow
z obecnosciq klonu NNH.

Kryterium zmeczenia jest bardzo subiektywne i nie powinno by¢ wiqczone
do wskazan, szczegdlnie do leczenia podtrzymujgcego, do ktorego
kwalifikacje powinny by¢ zawezone do przypadkow nawrotowej zakrzepicy
i uszkodzenia narzqdow, zwigzanych z nawrotami znacznie nasilonej
hemolizy.

U chorych otrzymujgcych leczenie podtrzymujgce EKU powinno sie co 6-12
miesiecy wykonywac cytometrie na obecnos¢ duzego odsetka leukocytow
z genem NNH.

Rada zwraca uwage, ze kazde z trzech powiktarn (niewydolnos¢ nerek,
nadcisnienie ptucne i znaczne zmeczenie ocenione wg FACIT uposledzajqce
codzienng aktywnosc¢) moze wystqgpic z innych przyczyn niz hemoliza, a do
programu powinno sie kwalifikowac¢ tylko chorych z powiktaniami
zwigzanymi z NNH. Niejasne jest tez okreslenie ,,niewydolnosc¢ nerek”, ktore
wymaga doprecyzowania.

Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji
ul. 1. Krasickiego 26, 02-611 Warszawa tel. +48 22 56 67 200 fax +48 22 56 67 202
NIP 525-23-47-183 REGON 140278400

e-mail: sekretariat@aotmit.gov.pl
www.aotmit.gov.pl
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6. Rada przychyla sie do wniosku jednego z Konsultantdw, Zze do programu
powinno sie kwalifikowaé chorych, u ktorych nie mozna wykonac
allogenicznego przeszczepienia komdrek krwiotworczych, z powodu braku
zgodnego dawcy lub przeciwskazan do transplantacji.

7. Wtqgczenie do leczenia podtrzymujgcego tylko chorych uzaleznionych
od transfuzji, z nawrotem zakrzepicy Ilub innych powaznych zdarzen
naczyniowych albo uszkodzenia narzqdow i wykazaniem niemozZnosci
wykonania allogenicznego przeszczepienia komorek krwiotwdrczych.

8. Uscislenie kryteriow wytqczenia, w odniesieniu do karmienia piersiq.
9. Doprecyzowanie badan wstepnych, dotyczqcych wykluczenia cigzy.

Uzasadnienie

Zespot hemolityczno-mocznicowy (haemolytic-uremic syndrome; HUS) jest
to ciezka niedokrwistos¢ hemolityczna o etiologii nieimmunologicznej,
spowodowana mikroangiopatiq zakrzepowq z matoptytkowosciq
i dominujgcymi w obrazie klinicznym ostrym uszkodzeniem nerek. Typowa
postac¢ biegunkowa HUS wystepuje wskutek zakazenia bakteriami. Atypowa
(niebiegunkowa) posta¢ HUS (aHUS) spowodowana jest nadmiernq aktywacjg
dopetniacza, ktory uszkadza srdédbfonek naczyn, co powoduje powstawanie
zakrzepdw w drobnych naczyniach réznych narzqdow, gtownie nerek. W ~60%
przypadkow przyczyng choroby sq wrodzone mutacje genetyczne czynnikow
hamujgcych aktywacje alternatywnej drogi dopetniacza. W ~40% przypadkow
przyczyna nadmiernej aktywacji dopetniacza jest nieznana.

Roczna zapadalnos¢ na aHUS wynosi ~0,2-0,7/100 000 (brak polskich danych).

Dotychczasowe metody leczenia aHUS to: wlewy/wymiany osocza i dializy oraz
inne sposoby najlepszego leczenia objawowego (BSC).

Soliris (ekulizumab, EKU) jest to przeciwciato przeciwko koricowej sktadowej
dopetniacza C5, ktore hamuje jej aktywnosc. Skutecznos¢ leku wykazujg
4 pierwotne prospektywne jednoramienne badania, bez grupy kontrolnej (CO8-
002, C08-003, C10-003 i C10-004) oraz 1 obserwacyjne badanie retrospektywne
(C09-001). Wykazujqg one m.in.: skutecznosci leczenia EKU i zmniejszenie ilosci
nawrotow aHUS, poprawe jakosci zycia pacjentow oraz zmniejszenie ilosci
procedur BSC. Wyniki badania C10-003, wykonanego na populacji
pediatrycznej, sq zbiezne z wynikami badan wykonanych na populacji mieszanej
(C08-002 i C08-003) oraz u dorostych pacjentow (C10-004). Nie ma jednak
badan pordwnujgcych wnioskowany produkt leczniczy z BSC.

Brak randomizowanych, kontrolowanych badan klinicznych nie pozwala
na ostateczne wnioskowanie o wptfywie EKU na skutecznosc¢ i bezpieczerstwo
oraz przezycie chorych. Dostepne badania zostafy przeprowadzone
na niewielkich grupach pacjentow, przez co nie byfto mozliwe okreslenie
subpopulacji odnoszgcych najwieksze korzysci z leczenia (m.in. w zaleznosci
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od wystepujgcych mutacji genetycznych sktadowych uktadu dopetniacza).
Nalezy jednak zwrdci¢ uwage, ze matq liczebnosc¢ badan mozna uzasadnic ultra-
rzadkim charakterem omawianej jednostki chorobowej.

W przedstawionych badaniach klinicznych tgcznie raportowano wystgpienie
3 zgondw z powodu: krwotoku jelitowego, udaru i rozwarstwienia tetnicy
szyjnej. Prawie wszyscy pacjenci z aHUS zgtaszali zdarzenia niepozgdane, lecz
tylko niektdre z nich zostaty uznane przez badaczy za zwiqgzane z EKU. Nie
zidentyfikowano rdznic w bezpieczenstwie w obrebie roznych grup wiekowych
(w tym u dzieci) lub w obrebie innych subpopulacji.

We wszystkich ocenianych badaniach klinicznych raportowano przerwanie
leczenia EKU przez ok. 30% pacjentow. Nie ma dostepnych dowodow
naukowych pozwalajgcych na wiarygodng ocene profilu bezpieczenstwa EKU
w dtugoterminowej obserwacji.

Oceniana technologia medyczna byta skuteczniejsza i drozsza od BSC. Zarowno
w analizie podstawowej, jak i w analizie wrazliwosci ICUR przekraczat
obowiqzujgcy prog o kilkanascie do kilkudziesieciu tysiecy. Podstawowym
ograniczeniem analizy byt brak badan bezposrednio pordwnujgcych oceniane
interwencje, niska jakos¢ dostepnych dowodow naukowych oraz brak badan
dftugookresowych, przez co oszacowania ICUR obarczone sq niepewnosciq.
Populacje z aHUS okreslono na 0s0b, z czego EKU miatby byc stosowany
u chorych w kolejnych dwoch latach. Wedfug obliczenn wnioskodawcy
w wariancie  podstawowym  finansowanie  ekulizumabu w  ramach
przedmiotowego programu lekowego spowoduje dodatkowe koszty
z perspektywy NFZ w wysokosci 16,42 min zt w | roku i 35,62 min zt w Il roku
analizy, przy zatozeniu, ze nowo wiqczani pacjenci sq kwalifikowani do leczenia
w pofowie roku. W wariantach skrajnych wartosci te wyniosty od 13,13
do 19,93 min zt w | roku i od 28,78 do 42,87 min zt.

Gtownym ograniczeniem przedstawionych wynikow byty niepewne dane
wejsciowe/zatozenia, ktére mogty zanizy¢ obliczone zuzycie leku, a tym samym
wydatki ponoszone przez NFZ. Wnioskodawca zwrdcit takize uwage
na niepewnq liczbe pacjentow kwalifikujgcych sie do leczenia ekulizumabem
w kolejnych latach.

Odnaleziono 9 rekomendacji refundacyjnych dla produktu leczniczego Soliris
w leczeniu aHUS z 6 krajow. Francuski HAS rekomendowat refundacje
wnioskowanej technologii lekowej, ze wzgledu na jej istotng rzeczywistq
korzysc, status leku sierocego oraz brak alternatywnych produktow leczniczych.
Angielski NICE, walijski AWMSG i australijski PBAC zalecaty refundacje niniejszej
technologii lekowej pod okreslonymi warunkami dotyczqcymi gtownie
prowadzenia i nadzorowania leczenia. NICE zaznaczyt takze, ze nalezy ustali¢
warunki, ktore przyczyniq sie do zmniejszenia kosztow terapii dla pfatnika.
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W rekomendacjach tych zwrdcono gftownie uwage na skutecznosc¢ terapii
ekulizumabem. Szkocki SMC i kanadyjski CDEC nie rekomendowaty refundacji
wnioskowanej technologii lekowej, ze wzgledu na, odpowiednio, brak
wiarygodnej analizy ekonomicznej i niewystarczajgce uzasadnienie kosztow
leczenia lub ograniczenia dostepnych danych, co uniemozliwiafo okreslenie
klinicznej korzysci ekulizumabu.

Rada zgtasza nastepujgce uwagi do zapisow programu lekowego:
| Ad. Kryteria kwalifikacji:

A. Pierwszym kryterium kwalifikacyjnym jest ,zdiagnozowana NNH
z obecnoscig klonu NNH >1% oznaczonego w badaniu cytometrii przeptywowej
i co najmniej jeden z ponizszych:
1) objawy hemolizy zwigzane z NNH oraz (tgcznie):
a) aktywnosciq dehydrogenazy mleczanowej (LDH) 21,5 przekraczajgca
gornq granice normy,
b) co najmniej jedno z powiktan zwiqgzanych z hemolizq: niewydolnos¢
nerek, nadcisnienie pfucne i znaczne zmeczenie ocenione wg FACIT
uposledzajqce codzienng aktywnosc”.

Watpliwosci  budzi zbyt niski procent komorek krwi (granulocytow?)
z obecnoscia klonu NNH (>1%). Uwaza sie, ze EKU jest wskazany tylko w postaci
klasycznej NNH, czyli wykazujgcej ponad 50% granulocytdow z obecnosciq klonu
NNH (czyli nie zawierajgcych w btonie komdrkowej GPI Anchoring Proteins; GPI-
APs). Leku nie stosuje sie w postaci subklinicznej oraz wtdrnej do aplazji szpiku
lub zespotu mielodysplastycznego, w ktdrej procent granulocytow bez GPI-APs
wynosi <10%. Posta¢ ta leczona jest przeszczepieniem komorek
hematopoetycznych lub lekami immunosupresyjnymi. Warunkiem leczenia
powinno byc¢ duze nasilenie objawdw hemolizy, uzalezniajgcej chorego od
transfuzji. Kryterium zmeczenia jest bardzo subiektywne i nie powinno byc
wigczone do wskazan, szczegdlnie do leczenia podtrzymujgcego, do ktdrego
kwalifikacje powinny byc¢ zawezone do przypadkow nawrotowej zakrzepicy
i uszkodzenia narzqddw, zwiqgzanych z nawrotami znacznie nasilonej hemolizy.
U chorych otrzymujgcych leczenie podtrzymujgce EKU powinno sie
co 6-12 miesiecy wykonywac cytometrie na obecnos¢ duzego % leukocytow
zgenem NNH.

Rada zwraca uwage, ze kazde z trzech wymienionych w punkcie b powiktan
moze wystqgpic¢ z innych przyczyn niz hemoliza, a do programu powinno sie
kwalifikowac tylko chorych z powiktaniami zwigzanymi z NNH. Niejasne jest tez
okreslenie ,,niewydolnosc nerek”, ktore wymaga doprecyzowania.

Rada przychyla sie do wniosku jednego z Konsultantow, ze do programu
powinno sie kwalifikowaé chorych, u ktorych nie mozina wykonac
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allogenicznego przeszczepienia komdrek krwiotwdrczych, z powodu braku
zgodnego dawcy lub przeciwskazan do transplantacji.

B. Obecne zapisy programu mowigq, ze w przypadku kobiet w wieku rozrodczym
wymagana jest zgoda na swiadomq kontrole urodzen w czasie leczenia
i w ciggu 5 miesiecy od zastosowania ostatniej dawki EKU.

Wskazujq one takie na wykonywanie obowiqgzkowego szczepienia przeciw
meningokokom, lub, w przypadku koniecznosci wdrozenia leczenia przed
uptywem 2 tygodni po wykonaniu szczepienia przeciw meningokokom,
zastosowania profilaktyki antybiotykowej.

Podpunkty te powinny stanowi¢ dodatkowe zastrzezenia/uwagi brane pod
uwage przy kwalifikacji, a nie — jak mozna wnioskowac z obecnego zapisu —
jedno z kryteriow kwalifikacji do przedmiotowego programu.

Przed zastosowaniem EKU u dzieci wskazane (konieczne?) jest ich zaszczepienie
takze przeciwko pneumokokom i Haemofilus influenzae.

Il Ad. Kryteria wytgczenia

W charakterystyce produktu leczniczego (ChPL) produktu leczniczego Soliris
wskazano, ze ,nie wiadomo, czy EKU przenika do mleka ludzkiego. Ze wzgledu
na to, ze wiele produktow leczniczych oraz immunoglobulin jest wydzielane
do mleka matki, a takze z uwagi na mozliwos¢ wystgpienia powaznych dziatar
niepozgdanych u niemowlqgt karmionych piersig, nalezy zaprzestac¢ karmienia
piersig w czasie leczenia oraz przez 5 miesiecy po jego zakoriczeniu.”

Wobec powyziszego, zasadnym wydaje sie doprecyzowanie zapisu programu
lekowego dotyczqcego karmienia piersiq o fragment zaczerpniety z CHPL,
tj. ,nalezy zaprzestac¢ karmienia piersiq w czasie leczenia oraz przez 5 miesiecy
po jego zakonczeniu.”. Zapis dotyczqcy karmienia piersig powinien znalez¢ sie
takze w kryteriach kwalifikacji.

lll. Ad. Badania przy kwalifikacji

2) wykluczenie cigzy u kobiet w wieku rozrodczym zgodnie z ChPL, ciqgza nie jest
bezwzglednym przeciwskazaniem do leczenia EKU, wiec gdy u ciezarnej kobiety
z NNH wystgpi koniecznosc¢ zastosowania leku, bedzie ona mogta go otrzymac.
Zapis wprowadza niespojnosc, wiec trzeba go doprecyzowad. Bardziej zasadny
bytby zapis: ,wykonanie badania potwierdzajgcego lub wykluczajgcego cigze”,
gdyz dopiero jego wynik stanowi przestanke do podjecia dalszych decyzji
dotyczgcych ewentualnego wtqczenia do programu lekowego.

Zgodnie z oszacowaniami wnioskodawcy stosowanie EKU w miejsce BSC jest
drozsze i skuteczniejsze. Oszacowany ICUR dla porownania EKU vs BSC wynidst
ok. 2 852 tys. zt/QALY. Wartos¢ ta znajduje sie powyzej progu optacalnosci
o ktéorym mowa w ustawie o refundacji.
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Przy wartosci ICUR oszacowanej w analizie podstawowej oszacowana przez
whnioskodawce wartos¢ progowa ceny zbytu netto leku, przy ktorej koszt
uzyskania dodatkowego roku zycia skorygowanego o jakos¢, jest rowny
wysokosci progu, o ktorym mowa w art. 12 pkt 13 i art. 19 ust. 2 pkt 7 ustawy,
wynosi 967,80 zt. Oszacowana wartos¢ progowa jest nizsza od wnioskowanej
ceny zbytu netto.

Finansowanie produktu leczniczego Soliris we wnioskowanym wskazaniu
spowoduje, ze w wariancie minimalnym przewidywane wydatki wyniosq
ok.21,1min zt w | roku oraz 45,6 min zt w Il roku refundacji. W wariancie
maksymalnym, przewidywane wydatki wyniosq natomiast 26,4 min zt w | roku
oraz 59,6 min zt w Il roku refundacji.

W ramach scenariusza dodatkowego wydatki Narodowego Funduszu Zdrowia
zwiqzane z wprowadzeniem finansowania EKUu w ramach wnioskowanego
programu lekowego oszacowano na 23,3 min Zt w pierwszym roku oraz
51,7 min Zt w drugim roku refundacji.

Wsrdd rekomendacji znalazto sie 8 negatywnych (Zorginstituut Nederland
22016 r., SMC z 2010 i 2016 r., PHARMAC z 2013 r., NCPE z 2010 i 2013 r.,
CADTH z 2010 r. oraz PBAC z 2008 r.), gtdwnie ze wzgledu na nieoptacalnosc
terapii. AWMSG 2009 wydat rekomendacje pozytywnq z ograniczeniem
(stosowanie EKUu powinno by¢ zindywidualizowane). PBAC w 2010 i HAS
w 2007 wydaty pozytywne rekomendacje w sprawie finansowania leku.

Soliris jest refundowany w 26 krajach EU i EFTA, w tym w Sfowenii.

Wiceprzewodniczacy Rady Przejrzystosci
prof. Rafat Suwinski
Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt. 2 ustawy o refundacji lekow, sSrodkéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2015 r., poz. 345 z pdzn. zm.),
z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji
nr: OT.4351.28.2016 ,Whniosek o objecie refundacjg i ustalenie urzedowej ceny zbytu leku Soliris (ekulizumab)
w ramach programu lekowego: ,Leczenie nocnej napadowej hemoglobinurii (ICD-10 D59.5)””. Data
ukonczenia: 27.10.2016 r.



KARTA NIEJAWNOSCI
Dane zakreslone kolorem z6ttym stanowig informacje publiczne podlegajgce wytgczeniu ze wzgledu
na tajemnice przedsigbiorcy (Alexion Europe SAS).

Zakres wyfgczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem Alexion Europe SASo zakresie tajemnicy
przedsiebiorcy.

Podstawa prawna wylgczenia jawnosci: art. 5 ust. 2 ustawy z dnia 6 wrzesnia 2001 r. o dostepie do
informacji publicznej Dz. U. z 2014, poz.782 z p6zn. zm.) w zw. z art. 11 ust. 4 ustawy z dnia 16 kwietnia
1993 r. 0 zwalczaniu nieuczciwej konkurencji (Dz. U. z 2003 r., Nr 153, poz. 1503 z p6zn. zm.).

Organ dokonujgcy wytaczenia jawnosci: Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji.

Podmiot, w interesie ktérego dokonano wyfgczenia jawnosci: Alexion Europe SAS



Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 319/2016 z dnia 7 listopada 2016 roku
w sprawie objecia refundacjg leku Lucrin Depot (leuprorelinum),
kod EAN: 5909990686117 w zakresie wskazan do stosowania lub
dawkowania, lub sposobu podawania odmiennych niz okreslone
w Charakterystyce Produktu Leczniczego

Rada Przejrzystosci uwaza za zasadne objecie refundacjq leku Lucrin Depot
(leuprorelinum), mikrosfery do sporzgdzania zawiesiny do wstrzykiwan, 3,75 mg
1 zest., kod EAN: 5909990686117, w zakresie wskazan do stosowania lub
dawkowania, Ilub sposobu podawania odmiennych niz okreslone
w Charakterystyce Produktu Leczniczego tj.:

* |CD-10: C48.0 — przestrzenn zaotrzewnowa — w przypadku: agresywnego
naczyniakosluzaka (angiomyxoma agressivum) lub miesaka
podscieliskowego macicy;

* |CD-10: C49.4 — tkanka tgczna i tkanka miekka brzucha — w przypadku:
agresywnego naczyniakosluzaka (angiomyxoma agressivum) lub miesaka
podscieliskowego macicy;

* |CD-10: C49.5 — tkanka fqczna i tkanka miekka miednicy — w przypadku:
agresywnego naczyniakosluzaka (angiomyxoma agressivum) lub miesaka
podscieliskowego macicy.

Uzasadnienie

Ze wzgledu na rzadkos¢ wystepowania omawianych nowotworow brak jest
wysokiej jakosci dowodow naukowych, zarowno pierwotnych jak i wtornych,
poddajgcych ocenie skutecznosc¢ i bezpieczenstwo wnioskowanej technologii
medycznej w rozpatrywanych wskazaniach. Dostepne dowody naukowe
o niskiej jakosci (gtownie opisy przypadkow) wskazujq jednak na znaczgcg
aktywnos¢ hormonoterapii w tych schorzeniach. Wsrdd preparatow
hormonalnych  wykazujgcych  aktywnos¢ w  przypadku agresywnego
naczyniakosluzaka Ilub miesaka podscieliskowego macicy wymieniane
sq analogi gonadoliberyny, w tym leuprorelina. Znajduje to odzwierciedlenie
w rekomendacjach klinicznych, ktore wymieniq hormonoterapie jako jedng
zmetod terapeutycznych stosowanych w leczeniu tych nowotwordw.
Eksperci kliniczni uwazajq za zasadne finansowanie leuproreliny w przypadku

Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji
ul. 1. Krasickiego 26, 02-611 Warszawa tel. +48 22 56 67 200 fax +48 22 56 67 202
NIP 525-23-47-183 REGON 140278400
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agresywnego naczyniakosluzaka, nie sq natomiast zgodni co do zasadnosci
finansowania w przypadku miesaka podscieliskowego macicy: zdaniem
niektorych Ekspertow istniejg bowiem w tej jednostce chorobowej alternatywne
metody terapeutyczne. Z uwagi jednak na rozdzwiek tych stanowisk i rzadkos¢
omawianych rozpoznan Rada przyjeta stanowisko jak wyzej.

Przedmiot zlecenia

Zlecenie Ministra Zdrowia, zawarte w piSmie PLA.4600.276.2016.1.ISU z dnia 04.05.2016 r., dotyczyto
wydania opinii Rady Przejrzystosci w sprawie wydania z urzedu decyzji o objeciu refundacjg leku
Lucrin Depot (leuprorelinum), mikrosfery do sporzadzania zawiesiny do wstrzykiwan, 3,75 mg 1 zest.,
kod EAN: 5909990686117), przy danych klinicznych, w zakresie wskazafn do stosowania lub
dawkowania lub sposobu podawania odmiennych niz w Charakterystyce Produktu Leczniczego.

Wiceprzewodniczacy Rady Przejrzystosci
prof. Rafat Suwinski

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 40 ustawy o refundacji lekdéw, srodkdéw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2015 r. poz. 581 z pdzn. zm.).

Wykorzystane zrédta danych:

1. Opracowanie na potrzeby Rady Przejrzystosci w sprawie zasadnosci finansowania ze srodkéw publicznych
lekbw we wskazaniach innych niz ujete w Charakterystyce Produktu Leczniczego, raport nr
0T.434.27.2016. ,,Lucrin Depot (leuprorelina) we wskazaniach:

e ICD-10: C48.0 — przestrzen zaotrzewnowa — w przypadku agresywnego naczyniakosluzaka (angiomyxoma
agressivum) lub miesaka podscieliskowego macicy;

* ICD-10: C49.4 — tkanka tgczna i tkanka miekka brzucha — w przypadku agresywnego naczyniakosluzaka
(angiomyxoma agressivum) lub miesaka podscieliskowego macicy;

* ICD-10: C49.5 — tkanka taczna i tkanka miekka miednicy — w przypadku agresywnego naczyniakos$luzaka

(angiomyxoma agressivum) lub miesaka podscieliskowego macicy”. Data ukonczenia: 13 pazdziernika
2016r.

2. Opinia eksperta przedstawiona w trakcie posiedzenia.



Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 320/2016 z dnia 7 listopada 2016 roku
w sprawie objecia refundacjg leku Trisenox (arsenicum trioxidum),
kod EAN: 5909990016433 w zakresie wskazan do stosowania lub
dawkowania, lub sposobu podawania odmiennych niz okreslone
w Charakterystyce Produktu Leczniczego

Rada Przejrzystosci uwaza za zasadne objecie refundacjq leku Trisenox
(arsenicum trioxidum) koncentrat do sporzqdzania roztworu do infuzji, 1 mg/ml,
10 amp. po 10ml. , kod EAN: 5909990016433, w zakresie wskazan
do stosowania lub dawkowania, lub sposobu podawania odmiennych niz
okreslone w Charakterystyce Produktu Leczniczego tj.: C92.4 ostra biataczka
promielocytowa w przypadku: pacjentow ponizej 18 roku zycia z rozpoznaniem
ostrej biataczki promielocytowej charakteryzujgcej sie translokacjg t(15;17)
i (lub) obecnosciq genu PML/RAR-alfa.

Uzasadnienie

W ostrej biataczce promielocytowej, ktora stanowi 5-10% przypadkow
dzieciecej ostrej biataczki szpikowej, pierwszq liniq leczenia, wywotujgcqg remisje
catkowite w ponad 90% przypadkdw, jest podawanie kwasu catkowicie-trans-
retinowego (ATRA) i antracyklin. Po zastosowaniu tego leczenia u okofo
Y pacjentow dochodzi do nawrotu choroby, zazwyczaj po ponad 10 latach.
W przypadkach opornych na leczenie pierwszej linii i nawrotowych, w ktorych
nie mozna juz zastosowaé lekow antracyklinowych ze wzgledu
na ich kumulatywnq kardiotoksycznos¢, aktualne wytyczne miedzynarodowe
zalecajg stosowanie trojtlenku arsenu jako skuteczne, chociaz niebagatelnie
toksyczne, leczenie drugiej linii.

Jednoczesnie Rada zwraca uwage, Ze cena leku powinna ulec obnizeniu,
m. in. ze wzgledu na rozszerzeniu populacji leczonych chorych.

Przedmiot zlecenia

Zlecenie Ministra Zdrowia, zawarte w pismie PLA.4600.525.2016.1.DJ z dnia 19.10.2016 r., dotyczyto
wydania opinii Rady Przejrzystosci w sprawie wydania z urzedu decyzji o objeciu refundacjg leku
Trisenox (arsenicum trioxidum) koncentrat do sporzgdzania roztworu do infuzji, 1 mg/ml, 10 amp. po
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10 ml., kod EAN: 5909990016433, przy danych klinicznych, w zakresie wskazarn do stosowania lub
dawkowania lub sposobu podawania odmiennych niz w Charakterystyce Produktu Leczniczego.

Wiceprzewodniczacy Rady Przejrzystosci
prof. Rafat Suwinski

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 40 ustawy o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego

przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2015 r. poz. 581 z pdzn. zm.).

Wykorzystane zrédta danych:

1. Opracowanie na potrzeby oceny zasadnosci objecia finansowaniem ze srodkéw publicznych lekéw
zawierajacych dang substancje czynng we wskazaniach innych niz wymienione w Charakterystyce Produktu
Leczniczego, raport nr BOR.434.29.2016. , Arsenicum trioxidum (Trisenox) w wybranych wskazaniach
pozarejestracyjnych”, listopad 2016.



Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 321/2016 z dnia 7 listopada 2016 roku
o projekcie programu ,,0goélnopolski Program Profilaktyki Pierwotnej
i Wczesnego Wykrywania Reumatoidalnego Zapalenia Stawow”

Rada Przejrzystosci opiniuje pozytywnie projekt programu polityki zdrowotnej
Ministra Zdrowia , 0gdlnopolski Program Profilaktyki Pierwotnej i Wczesnego
Wykrywania  Reumatoidalnego  Zapalenia  Stawdow” pod  warunkiem
uwzglednienia uwag Rady.

Uzasadnienie

Piecioletni (2016-2020) program dotyczy waznego, dobrze zdefiniowanego
problemu reumatoidalnego zapalenia stawdw (RZS). Ten pilotazowy program
realizowany przez Ministra Zdrowia, wspotfinansowany z Europejskiego
Funduszu Spofecznego jest scisle zwigzany z priorytetami rzqdu w zakresie
polityki zdrowotnej i zgodny z zasadami wydatkowania srodkow europejskich.
Planowany budzet na 5 lat realizacji programu wynosi 15 min zt. Celem
programu jest przyspieszenie wykrywania RZS, poniewaZz czas dzielgcy
wystgpienie pierwszych objawdéw od wizyty u reumatologa i rozpoczecia
leczenia jest najwazZniejszym czynnikiem prognostycznym. W Polsce wynosi
on srednio 35 tygodni czyli ok. okofo 8-9 miesiecy. Skutkiem tego sq wysokie
koszty leczenia zaawansowanego RZS, zarowno bezposrednie jak i posrednie.
Sktadajg sie na nie wysokie wydatki na leki i hospitalizacje, niezdolnos¢
do pracy, wczesna oraz trwata utrata mozliwosci zarobkowania, gdyz wiekszos¢
chorych traci prace w pierwszych 10 latach choroby. Wczesne rozpoczecie
leczenia, juz w ciggu 12 tygodni od pojawienia sie pierwszych objawow choroby
przynosi znaczqce korzysci zdrowotne, finansowe | spoteczne, dwukrotnie
zwiekszajgc szanse uzyskania remisji i zmniejszajgc koniecznos¢ stosowania
lekow biologicznych z ok. 30 do 10%. Program adresowany jest do wszystkich
pacjentow z podejrzeniem RZS. Zgodnie z programem przyspieszenie
prawidfowego rozpoznania do 12 tygodni ma byc¢ uzyskane dzieki skroceniu
czasu zaleznego od pracy systemu ochrony zdrowia. Dlatego czas od zgtoszenia
sie pacjenta z podejrzeniem wczesneqgo RZS u lekarza POZ do pierwszej wizyty
u reumatologa i do ustalenia rozpoznania w Osrodku Wczesnej Diagnostyki ma
nie przekraczac 6 tygodni (w tym od skierowania do badania przez reumatologa
ponizej 2 tygodni). Wnioskodawca zatozyt witqgczenie do programu w caftej
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Polsce 107 tys. pacjentow (36 tys. 0sob rocznie) z podejrzeniem RZS.
Realna wielkos¢ populacji chorych na RZS jest trudna do oceny;
wg whnioskodawcy wynosi ona ok. 11 tys. nowych, potwierdzonych zachorowan
w ciggu roku. Oszacowano tez liczbe uczestniczqgcych w programie lekarzy POZ
oraz reumatologow. Planuje sie objecie dziataniami edukacyjnymi co najmniej
815 lekarzy POZ, co stanowi ok. 2% catej grupy. Zrdznicowana
w poszczegdlnych wojewddztwach liczba reumatologow w stosunku do liczby
ludnosci w Polsce przekracza wskazZniki z wielu krajow europejskich. Program
podzielony na etapy przewiduje dziatania edukacyjne i badania przesiewowe.
Edukacja skierowana do lekarzy POZ obejmie szkolenia i warsztaty oraz
e-learning — z certyfikatem zakonczenia. Szczegofowe programy szkolen zostang
uzgodnione z powotanqg w tym celu Radq ds. Oceny i Ewaluacji. Edukacja
pacjentow prowadzona z pomocq strony internetowej i broszur obejmie m. in.
doradztwo zawodowe. Badania przesiewowe sktadajq sie z wypetnienia
kwestionariusza i wizyty u lekarza POZ potgczonej z badaniem uktadu ruchu
oraz wykonaniem podstawowych badan krwi, pierwszej wizyty weryfikujgcej
u reumatologa w jednym z co najmniej szesciu utworzonych w tym celu
Osrodkow Woczesnej Diagnostyki i — po wykonaniu badan dodatkowych —
ponownej wizyty potwierdzajgcej rozpoznanie RZS. Zaplanowane interwencje
diagnostyczne sq dobrane prawidtowo i sq zgodne z aktualnymi
rekomendacjami Europejskiej Ligi do Walki z Chorobami Reumatycznymi
(EULAR). Sposob powiqzania programu ze sSwiadczeniami NFZ jest witasciwy;
doprecyzowania wymaga, kto z uczestnikow programu (POZ czy AOS) w ramach
Swiadczen gwarantowanych powinien zlecac¢ badania anty-CCP oraz RF (czynnik
reumatoidalny). Przewidziano monitorowanie i ewaluacje programu, nad
ktorymi bedzie czuwac¢ Rada ds. Oceny i Ewaluacji, jednak nie opisano ocen
zgtaszalnosci do programu, jakosci swiadczen ani efektywnosci — wymaga to
uzupetnienia. Opis wyjscia z programu wymaga wyjasnienia: czy pacjent
pozostanie pod opiekq reumatologa w poradni AOS finansowanej w ramach
Swiadczen gwarantowanych, czy pod opiekg reumatologa z Osrodka Wczesnej
Diagnostyki, czy tez moze korzysta¢ z obydwu mozliwosci. Przedstawione
zasady postepowania wdrozone na kazdym etapie diagnostyki zostang
nastepnie zweryfikowane. Wyniki badan przesiewowych bedqg opracowane;
uzyskane w czasie programu dane zostang opracowane i opublikowane.
Wybor wykonawcy nastgpi na podstawie konkursu. Realizator projektu bedzie
zobowiqgzany do podpisania na terenie nie mniej niz trzech wojewddztw umadow
z minimum 60 POZ o wspotpracy oraz przyjecia od kazdego z nich zapewnienia
o0 przeszkoleniu co najmniej dwdch osob (lekarz lub pielegniarka).

Zdaniem Rady Przejrzystosci Program jest w swych zafozeniach spdjny
merytorycznie i organizacyjnie z dostepnymi swiadczeniami gwarantowanymi,
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a nadto wprowadza nowe rozwiqgzania systemowe w zakresie wczesnego
wykrywania RZS.

Wiceprzewodniczacy Rady Przejrzystosci
prof. Rafat Suwinski

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art.48a ustawy o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze $rodkéw
publicznych (Dz. U. z 2015 r. poz. 581 z pdzn. zm.), z uwzglednieniem raportu OT.440.5.2016 ,,0gdlnopolski
Program Profilaktyki Pierwotnej i Wczesnego Wykrywania Reumatoidalnego Zapalenia Stawow”, realizowany
przez: Ministra Zdrowia. Warszawa, listopad 2016.



Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 322/2016 z dnia 7 listopada 2016 roku
o projekcie programu ,,Program wczesnego wykrywania i profilaktyki
cukrzycy wsrdd mieszkancow wojewoddztwa mazowieckiego na lata
2017-2019”

Rada Przejrzystosci opiniuje pozytywnie projekt programu polityki zdrowotnej
»Program wczesnego wykrywania i profilaktyki cukrzycy wsrod mieszkancow
wojewddztwa mazowieckiego na lata 2017-2019” pod warunkiem
uwzglednienia uwag Rady.

Uzasadnienie

Program dotyczy bardzo waznego problemu medycznego oraz spotecznego,
jakim jest cukrzyca, dodatkowo wspdtfinansowany przez unie Europejskq
w ramach Europejskiego Funduszu Spotecznego w perspektywie finansowej
2014-2020. Przy realizacji programow polityki zdrowotnej wspotfinansowanych
ze srodkow UE (w ramach Europejskiego Funduszu Spotecznego) nalezy przede
wszystkim mie¢ na uwadze odpowiednie zapisy dokumentow strategicznych
w tym zakresie, tj. ,Policy paper dla ochrony zdrowia na lata 2014-2020.
Krajowe ramy strategiczne” oraz ,,Wytyczne w zakresie realizacji przedsiewziec¢
Z udziatem srodkow Europejskiego Funduszu Spotecznego w obszarze zdrowia
na lata 2014-2020”. Zgodnie z zapisami Policy paper, w celu unikniecia sytuacji
kreowania  wielu  programdw  zdrowotnych o charakterze lokalnym
(np. na poziomie gminy i/lub powiatu), wspierane bedq Regionalne Programy
Zdrowotne (RPZ), obejmujgce swoim zasiegiem teren wiekszy niz jednego
powiatu, a ktorych jednym z elementow wdrozeniowych bedqg konkursy
iwktorych  udziat bedg mogli bra¢ aktorzy polityki zdrowotnej
(w tym np. jednostki samorzqdu terytorialnego, podmioty  wykonujgce
dziatalnos¢ leczniczq, organizacje pozarzqgdowe, ktorych statutowa dziatalnos¢
zwigzana jest z promocjq zdrowia). RPZ bedq realizowane w odpowiedzi
na zdiagnozowane w regionie problemy zdrowotne.

W ramach celu operacyjnego 1: poprawa sposobu Zywienia, stanu odzywienia
oraz aktywnosci fizycznej spoteczenstwa Narodowego Programu Zdrowia
na lata 2016-2020 jako jeden ze wskaznikow monitorowania wskazano
wspotczynnik chorobowosci i zapadalnosci na cukrzyce. W zwiqzku z powyzszym
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mozna uznad, Ze dziatania wskazane we wnioskowanym programie wpisujq sie
w cele wspomnianego Narodowego Programu Zdrowia na lata 2016-2020.
W programie zaproponowano nastepujgce interwencje:

dziatania informacyjno-edukacyjne,

oznaczenie poziomu hemoglobiny glikowanej HbAIc,

pomiar wskaznika BMI - Body Mass Index oraz WHR - Waist Hip Ratio,
pomiar cisnienia tetniczego krwi,

ocene wykrytych powiktan cukrzycy,

konsultacje internistyczng,

konsultacje diabetologiczng,

konsultacje dietetyczng,

dziatania edukacyjne — wyktady dla wszystkich chetnych oraz wyktady
skierowane do personelu medycznego (oddzielne dla lekarzy i pielegniarek),

wsrod ktorych oznaczenie poziomu hemoglobiny glikowanej HbAlc oraz
wyznaczenie wskaznika BMI znajduje sie w zestawieniu swiadczen
gwarantowanych realizowanych przez lekarza POZ.

Zdaniem Rady w programie nalezy uzupetni¢/przeredagowac nastepujgce
elementy:

1.

Doprecyzowac (doktadniej opisac) cel gtdwny programu, tak aby wskazat
konkretne wartosci, jakie majg byc osiggniete poprzez jego realizacje.
Doprecyzowac¢ zaproponowane cele szczegéfowe zgodnie z zasadg
S.M.A.R.T.

Zaproponowac mierniki pozwalajgce na ocene.

Dla wskazanych efektow ,zmniejszenie liczby powiktan z powodu
nieprawidtowego  trybu Zycia, nawykow  Zywieniowych”, ,wzrost
sSwiadomosci dotyczqcej profilaktyki tej choroby w grupach docelowych”
opracowac i zaproponowac odpowiednie mierniki.

W ramach oczekiwanych efektow wskazano dwa, ktdre powinny byc
przeredagowane ze wzgledu na to, Ze sq niejasno opisane, a ich osiggniecie
moze byc¢ trudno mierzalne: ,,zmiana nawykow zywieniowych, trybu Zycia
i ograniczenie czynnikow ryzyka zmniejszajgcych ryzyko wystqgpienia
cukrzycy u uczestnikow programu” oraz ,zmiana nastawienia mieszkarncow
wojewoddztwa mazowieckiego do potrzeby wprowadzenia dziatan
zapobiegawczych oraz leczniczych w cukrzycy”.

Opracowac i zaproponowac¢ miernik/mierniki efektywnosci dziatan
edukacyjnych.

Zmiane proponowanego badania przesiewowego zgodnie z zaleceniami PTD:
,Polskie Towarzystwo Diabetologiczne w wytycznych z 2016 r. nie zaleca
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stosowania oznaczenia hemoglobiny glikowanej (HbAlc) do diagnostyki
cukrzycy ze wzgledu na brak wystarczajgcej kontroli jakosci metod
laboratoryjnych w Polsce oraz nieustalong wartosciq decyzyjng (odciecia)
HbAlc w rozpoznaniu cukrzycy dla polskiej populacji. Polskie wytyczne
zalecajq, aby badanie przesiewowe przeprowadzac¢ za pomocq oznaczania
glikemii na czczo (FPG, fasting plasma glucose) lub testu tolerancji (OGTT)
z uzyciem 75 g glukozy.”

8. Osoby z wykrytym podwyzszonym poziomem glukozy lub innym wskaznikiem
wskazujgcym na wystepowanie cukrzycy lub zagroZenia zdrowia otrzymajq
rekomendacje udania sie do poradni ambulatoryjnej — nie skierowanie.
Do poradni diabetologicznej potrzebne jest skierowanie.

Wiceprzewodniczacy Rady Przejrzystosci
prof. Rafat Suwinski

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art.48a ustawy o Swiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw
publicznych (Dz. U. z 2015 r. poz. 581 z pdin. zm.), z uwzglednieniem raportu OT.441.204.2016 ,Program
wczesnego wykrywania i profilaktyki cukrzycy wérdd mieszkancow wojewddztwa mazowieckiego na lata 2017-
2019”7, realizowany przez: wojewddztwo mazowieckie. Warszawa, listopad 2016 oraz aneksu do raportéw
szczegotowych: , Programy z zakresu profilaktyki i wczesnego wykrywania cukrzycy — wspélne podstawy oceny”
kwiecien 2016.



Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 323/2016 z dnia 7 listopada 2016 roku
o projekcie programu ,,Program profilaktyki zakazen HCV dla
mieszkancéw powiatu kartuskiego na lata 2016-2018”

Rada Przejrzystosci opiniuje pozytywnie projekt programu polityki zdrowotnej
,Program profilaktyki zakazen HCV dla mieszkaricow powiatu kartuskiego
na lata 2016-2018”, pod warunkiem uwzglednienia uwag Rady.

Uzasadnienie

Program zdrowotny dotyczy wazinego problemu zdrowotnego i spotecznego
jakim sq, czesto, bezobjawowe, zakazenia wirusem HCV. Podstawowym
sposobem walki z zakazeniami tym wirusem sq dziatania edukacyjne, ktore
powinny byc¢ skierowane zardwno do pracownikow ochrony zdrowia,
jak rowniez populacji ogdlnej.

W chwili obecnej NFZ i Ministerstwo Zdrowia nie realizujq programow
w zakresie profilaktyki zakazer wirusem HCV.

W ramach opiniowanego programu planuje sie przeprowadzenie dwdch
interwencji: akcji informacyjno-edukacyjnej skierowanej do wszystkich
mieszkancow powiatu oraz badan przesiewowych w kierunku wykrycia
przeciwciat anty HCV w wieku 18-65 lat w tzw. grupach ryzyka, ktore zostaty
prawidfowo zdefiniowane przez autorow programu. Osoby, u ktorych zostanie
wykryty pozytywny wynik testu na obecnosc¢ przeciwciat anty HCV we krwi,
zostanq skierowane do lekarza POZ po skierowanie do poradni specjalistycznej
w ramach swiadczenn refundowanych przez NFZ. Badaniami w kierunku
wykrycia przeciwciat anty HCV ma zostac objetych okofo 3114 osob, o udziale
w programie decyduje kolejnos¢ zgtoszen. Realizator programu zostanie
wybrany w drodze konkursu ofert, co pozostaje w zgodzie z zapisami
ustawowymi.

Autorzy programu odniesli sie do monitorowania oraz ewaluacji dziatarn w nim
podejmowanych, w ramach oceny efektywnosci programu zaproponowano
6 wskaznikow.

Program zawiera oszacowanie kosztow catkowitych i jednostkowych oraz
podaje koszty planowanych dziatan informacyjno-edukacyjne.

Zawiera jednak uchybienia wymagajqgce korekty:

Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji
ul. 1. Krasickiego 26, 02-611 Warszawa tel. +48 22 56 67 200 fax +48 22 56 67 202
NIP 525-23-47-183 REGON 140278400

e-mail: sekretariat@aotmit.gov.pl
www.aotmit.gov.pl




Opinia Rady Przejrzystosci AOTMIT nr 323/2016 z dnia 7 listopada 2016 r.

e sformufowane cele nie spetniajq do korica requty SMART, sq zbyt ogolnikowe
i mato precyzyjne,
e nie podano miernikdw odnoszgcych sie do akcji edukacyjnej, warto byfoby

zbadac¢ wiedze uczestnikow przed wprowadzeniem programu oraz po jego
zakonczeniu poprzez zastosowanie np. ankiety,

e nieprawidtowo zaplanowano przeprowadzenie anonimowej ankiety
kwalifikujgcej do badania,

e nie wskazano mozliwosci rezygnacji ze swiadczenia ani nie wskazano, kiedy
mozliwe jest ponowne przystqgpienie do programu,

e wytyczne nie definiujq wieku populacji kwalifikujgcej sie do tzw. grupy
ryzyka, wiec nalezatoby rozwazyc obnizenie wieku ponizej 18 r. z.,

e wartos¢ programu podniostaby mozliwos¢ kierowania o0sob, u ktorych
wykryto obecnos¢ przeciwciat anty HCV, bezposrednio do poradni
specjalistycznej, a nie do POZ.

e Rada proponuje zmiane nazwy programu na ,Program wczesnego
wykrywania i profilaktyki zakazen HCV dla mieszkancow powiatu
kartuskiego na lata 2016-2018”.

Wiceprzewodniczacy Rady Przejrzystosci
prof. Rafat Suwinski

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art.48a ustawy o Swiadczeniach opieki zdrowotne] finansowanych ze srodkow
publicznych (Dz. U. z 2015 r. poz. 581 z pdin. zm.), z uwzglednieniem raportu OT.441.207.2016 ,Program
profilaktyki zakazen HCV dla mieszkancéw powiatu kartuskiego na lata 2016-2018”, realizowany przez: powiat
kartuski. Warszawa, listopad 2016 oraz aneksu do raportow szczegétowych: , Programy profilaktyki zakazen
HCV — wspdlne podstawy oceny”, lipiec 2014 r.



Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 324/2016 z dnia 7 listopada 2016 roku
o projekcie programu ,,Gminny Program profilaktyki raka szyjki
macicy — szczepienie HPV na lata 2016-2017” gminy Jerzmanowa

Rada Przejrzystosci opiniuje pozytywnie projekt programu polityki zdrowotnej
,Gminny Program profilaktyki raka szyjki macicy — szczepienie HPV na lata
2016-2017” gminy Jerzmanowa, pod warunkiem uwzglednienia uwag Rady.

Uzasadnienie

Program dotyczy bardzo istotnego problemu zdrowotnego, jakim jest
profilaktyka zakazen wirusem brodawczaka Iudzkiego. Projekt nie zostat
przygotowany zgodnie z zaleceniami AOTMIT, a celéow nie sformutowano
wg. zasad  S.M.A.R.T. Nie przedstawiono  miernikdw  efektywnosci
odpowiadajgcych celom Programu. Brak jest okreslenia zasad udzielania
Swiadczen i warunkow niezbednych do realizacji projektu. Nie okreslono
kompetencji osob  wykonywujgcych  przewidziane interwencje  oraz
prowadzqgcych akcje informacyjno-edukacyjng (brak jest zestawu tematdow
realizowanych na spotkaniach z beneficjentami i ich opiekunami). Projekt nalezy
rowniez uzupetni¢ o okreslenie zasad oceny jakosci i efektywnosci swiadczen
oraz bezpieczeristwa planowanych interwencji. Rada sugeruje obnizenie wieku
dziewczynek zgodnie z wytycznymi WHO. Tytut powinien ograniczy¢ sie
do profilaktyki zakazen wirusem brodawczaka ludzkiego.

Wiceprzewodniczacy Rady Przejrzystosci
prof. Rafat Suwinski

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art.48a ustawy o Swiadczeniach opieki zdrowotne] finansowanych ze srodkow
publicznych (Dz. U. z 2015 r. poz. 581 z pdin. zm.), z uwzglednieniem raportu 0T.441.209.2016 ,Gminny
Program profilaktyki raka szyjki macicy -szczepienie HPV na lata 2016-2017”, realizowany przez: wojewddztwo
mazowieckie. Warszawa, pazdziernik 2016 oraz Aneksu do raportow szczegétowych: ,Programy
przeciwdziatania zakazeniom wirusem brodawczaka ludzkiego (HPV) oraz rakowi szyjki macicy — wspdlne
podstawy oceny”, listopad 2015.
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Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 325/2016 z dnia 7 listopada 2016 roku
o projekcie programu ,,Program zwiekszania dostepnosci
do Swiadczen pielegniarki/higienistki szkolnej w szkotach
prowadzonych przez Gmine Miejskg Zgorzelec”

Rada Przejrzystosci opiniuje pozytywnie projekt programu polityki zdrowotnej
,Program zwiekszania dostepnosci do swiadczeri pielegniarki/higienistki
szkolnej w szkotach prowadzonych przez Gmine Miejskq Zgorzelec” pod
warunkiem uwzglednienia uwag Rady.

Uzasadnienie

Gtownym celem programu jest poprawa dostepnosci do swiadczen zdrowotnych
i bezpieczenstwa zdrowotnego w szkofach prowadzonych przez Gmine miejskq
Zgorzelec. Zgodnie z Rozporzqgdzeniem Ministra Zdrowia z dnia 24 wrzesnia
2013 r. w sprawie Sswiadczen gwarantowanych wszystkie swiadczenia
pielegniarki lub higienistki szkolnej udzielane w Ssrodowisku ucznia
i wychowania sq Swiadczeniami gwarantowanymi. Opiniowany program
wpisuje w priorytet zdrowotny: ,zapobieganie najczestszym problemom
zdrowotnym i zaburzeniom rozwoju fizycznego i psychospotecznego dzieci
i mtodziezy objetych obowiqgzkiem szkolnym i obowigzkiem nauki oraz
ksztatcqcych sie w szkotach ponadgimnazjalnych do ich ukoriczenia”.

Zdaniem autorow programu cel ten moze byc¢ osiggniety, jesli Gmina zatrudni
w wybranych szkotach pewnq liczbe wykwalifikowanych pielegniarek lub
higienistek, ktore bedq wypetniaty przewidziane programem ministerialnym
zadania medycyny szkolnej. Gmina dysponuje wystarczajgcym budzetem
pozwalajgcym na realizacje zatozonych celow. Program przewidziany jest tylko
na 1 rok (2017) i ma objgé¢ swoim zakresem wszystkich uczniow szkot
podstawowych i gimnazjalnych w Zgorzelcu.

Mozliwe sq dwa zarzuty wobec opiniowanego programu:

e Przedstawiony program dubluje przewidziane dla medycyny szkolnej
Swiadczenia zdrowotne. Zarzut ten uchyla jednak Ustawa z dnia 10 czerwca
2016 r. o zmianie ustawy o dziatalnosci leczniczej oraz niektdrych innych
ustaw, na mocy ktorej (Art. 21, ust. 2), jednostki samorzqdu terytorialnego
w celu zaspokajania potrzeb wspdlnoty samorzgdowej w zakresie ochrony
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zdrowia (uwzgledniajgc w szczegdlnosci regionalng mape potrzeb
zdrowotnych, priorytety dla regionalnej polityki zdrowotnej oraz stan
dostepnosci do sSwiadczen opieki zdrowotnej na obszarze wojewddztwa),
mogq finansowa¢ dla mieszkancow tej wspdlnoty swiadczenia
gwarantowane.

e Program nie zostat przygotowany zgodnie z zaleceniami AOTMIT i zawiera
kilka niejasnosci i uchybienn formalnych. Biorgc jednak pod uwage,
ze gtdwnym celem programu jest uzyskanie aprobaty Rady dla idei
zatrudnienia w szkofach odpowiedniej liczby pielegniarek i higienistek
na jeden tylko rok, nie ma powodu, aby uzalezniac¢ pozytywngq opinie Rady
od spetnienia tych warunkdw.

Wiceprzewodniczacy Rady Przejrzystosci
prof. Rafat Suwinski

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art.48a ustawy o Swiadczeniach opieki zdrowotne] finansowanych ze srodkow
publicznych (Dz. U. z 2015 r. poz. 581 z pdin. zm.), z uwzglednieniem raportu OT.441.210.2016 ,Program
zwiekszania dostepnosci do $wiadczen pielegniarki/ higienistki szkolnej w szkotach prowadzonych przez Gmine
Miejska Zgorzelec”, realizowany przez: miasto Zgorzelec. Warszawa, pazdziernik 2016.



Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 326/2016 z dnia 7 listopada 2016 roku
o projekcie programu ,,Program polityki zdrowotnej w zakresie
szczepien profilaktycznych przeciwko grypie osob od 60 roku zycia
zamieszkatych w gminie Swietochtowice”

Rada Przejrzystosci opiniuje pozytywnie projekt programu polityki zdrowotnej
»Program polityki zdrowotnej w zakresie szczepien profilaktycznych przeciwko
grypie oséb od 60 roku Zzycia zamieszkatych w gminie Swietochfowice” pod
warunkiem uwzglednienia uwag Rady.

Uzasadnienie

Wytyczne organizacji swiatowych (WHO), europejskich (ECDC), poszczegdlnych
krajow UE oraz panstw Ameryki Pétnocnej w wiekszosci rekomendujg coroczne
szczepienia przeciwko grypie osob w podesztym wieku, chociaz roznig sie
co do dolnej granicy wieku wyznaczajgcej korzys¢ z powszechnych szczepien
w tej grupie. Osoby starsze sq najbardziej narazone na powiktania pogrypowe
oraz wysokq smiertelnosc. Zalecany przez WHO poziom wyszczepialnosci wynosi
co najmniej 75% populacji osob starszych, aby zwiekszy¢ szanse nabycia
odpornosci populacyjnej.

W polskim Programie Szczepiern Ochronnych na rok 2016 szczepienia zaleca sie
osobom powyzZej 55 roku zycia (ze wskazan epidemiologicznych), a Kolegium
Lekarzy Rodzinnych w Polsce rekomenduje objecie szczepieniami osob w wieku
50-64 lat ze wskazan medycznych i spotecznych oraz powyzej 65 r.z. ze wskazan
medycznych.

Jako wskazania medyczne wymienia sie astme, cukrzyce, niewydolnosc¢ uktadu
krgzenia, oddychania i nerek. Zalecenie szczepienia wszystkich chorych
z cukrzycqg zgodne jest rowniez ze stanowiskiem Polskiego Towarzystwa
Diabetologicznego. Szczepionki przeciwko grypie uwazane sq za bezpieczne
i skuteczne w grupach podwyziszonego ryzyka, co zostato potwierdzone
szeregiem badarn obserwacyjnych i randomizowanych.

Oceniany projekt zawiera zdecydowanqg wiekszos¢ wymaganych elementdw,
w tym budzet catkowity i jednostkowy i uwzglednia dziatania edukacyjne.
Zaktada wybor realizatora programu w ramach konkursu i zaszczepienie
w ciggu 1 roku ok. 2 400 osob, czyli ok. 20% populacji docelowej. Populacja
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i czas przeprowadzenia szczepieri (od wrzesnia do listopada) wybrane zostaty
prawidfowo. Program ma byc¢ realizowany w roku 2017 z mozliwoscig
kontynuacji.

Program wymaga kilku korekt i uzupetnien:

e celem gtownym programu jest zmniejszenie zachorowalnosci na grype o 20%
i zmniejszenie powiktan pogrypowych o 30 % wsrdd mieszkaricow gminy
Swietochtowice. W zwigzku z tym, ze szczepieniem moze zostaé¢ objete
20% populacji, wiasciwe wydaje sie przeredagowanie celu gfdwnego tak,
by uwzgledniat on populacje zaszczepionq, a nie wszystkich mieszkaricow
gminy;

e zasadne wydaje sie przeredagowanie celu ,podniesienie wiedzy o 40%
na temat szczepien przeciw grypie i ich celowosci” , poprzez zmiane 40%
na 80% - dziatania powinny zosta¢ zaplanowane w taki sposob, by byty
skuteczne;

e nalezy napisa¢, kto bedzie odpowiedzialny za prowadzenie dziatan
edukacyjnych;

e miernik efektywnosci: , liczba dziatan edukacyjnych dotyczqcych profilaktyki”
nie moze stuzy¢ do oceny efektywnosci programu. Nalezatoby uwzglednic
dodatkowy wskaZznik mierzqcy poziom wiedzy przed i po zajeciach
edukacyjnych;

e w akcji informacyjnej warto byfoby rozwazyc¢ umieszczenie plakatow i ulotek
o programie w aptekach i przychodniach.

Wiceprzewodniczacy Rady Przejrzystosci
prof. Rafat Suwinski

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art.48a ustawy o Swiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkow
publicznych (Dz. U. z 2015 r. poz. 581 z pdin. zm.), z uwzglednieniem raportu OT.441.211.2016 ,Program
polityki zdrowotnej w zakresie szczepien profilaktycznych przeciwko grypie oséb od 60 roku zycia zamieszkatych
w gminie Swietochtowice”, realizowany przez: miasto Swietochtowice. Warszawa, pazdziernik 2016 oraz
Aneksu do raportéw szczegétowych: ,Programy profilaktycznych szczepien przeciwko grypie w wybranych
grupach ryzyka — wspdlne podstawy oceny”, listopad 2015 r.



Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 327/2016 z dnia 7 listopada 2016 roku
o projekcie programu ,,Program szczepienia profilaktycznego
przeciwko grypie dla oséb po 65 roku zycia” gminy Niechanowo

Rada Przejrzystosci opiniuje pozytywnie projekt programu polityki zdrowotnej
,Program szczepienia profilaktycznego przeciwko grypie dla osob po 65 roku
zycia” gminy Niechanowo, pod warunkiem uwzglednienia uwag Rady.

Uzasadnienie

Wytyczne organizacji swiatowych (WHO), europejskich (ECDC), poszczegdlnych
krajow UE oraz panstw Ameryki Pdtnocnej w wiekszosci rekomendujg coroczne
szczepienia przeciwko grypie osob w podesztym wieku, chociaz rozniq sie co do
dolnej granicy wieku wyznaczajgcej korzys¢ z powszechnych szczepien
w tej grupie. Osoby starsze sq najbardziej narazone na powiktania pogrypowe
oraz wysokqg smiertelnosc. Zalecany przez WHO poziom wyszczepialnosci wynosi
co najmniej 75% populacji osob starszych, aby zwiekszy¢ szanse nabycia
odpornosci populacyjne;.

W polskim Programie Szczepien Ochronnych na rok 2016 szczepienia zaleca sie
osobom powyzZej 55 roku Zycia (ze wskazan epidemiologicznych), a Kolegium
Lekarzy Rodzinnych w Polsce rekomenduje objecie szczepieniami osob w wieku
50-64 lat ze wskazan medycznych i spotecznych oraz powyzej 65 r.z. ze wskazan
medycznych.

Jako wskazania medyczne wymienia sie astme, cukrzyce, niewydolnosc¢ uktadu
krgzenia, oddychania i nerek. Zalecenie szczepienia wszystkich chorych
z cukrzycq zgodne jest rowniez ze stanowiskiem Polskiego Towarzystwa
Diabetologicznego. Szczepionki przeciwko grypie uwazane sq za bezpieczne
i skuteczne w grupach podwyzszonego ryzyka, co zostato potwierdzone
szeregiem badan obserwacyjnych i randomizowanych.

Oceniany projekt zawiera wiele wymaganych elementow, w tym budzet
catkowity i jednostkowy. Zaktada wybdr realizatora programu w ramach
konkursu i zaszczepienie w ciggu 1 roku ok. 200 0sdb, czyli ok. 32% populacji
docelowej. Populacja wybrana zostata prawidfowo. Z zapisow zawartych
w projekcie wynika, ze planuje sie kontynuacje szczepien w kolejnych latach.
Program wymaga korekt i uzupetnien:
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e w projekcie nalezatoby uwzglednic dziatania edukacyjne;

e czas podawania szczepionki zaplanowano na okres od 26 wrzesnia
do 15 grudnia. Zgodnie z rekomendacjami okres ten nalezafoby zawrzec
w przedziale wrzesien-pofowa listopada;

e w projekcie nalezy przedstawic opis akcji informacyjnej;
e w projekcie wymieniono cel gfowny i 4 cele szczegotowe. Cele te nie
spetniajq wszystkich kryteriow zasady SMART;

e wnioskodawca okreslit, Ze miernikami efektywnosci programu bedzie liczba
zaszczepionych osob. Mierniki powinny by¢ wskaZznikami, ktore umozliwiajg
obiektywnq i precyzyjng ocene stopnia realizacji celow. Mogtyby one
obejmowac: liczbe osob, u ktorych pomimo szczepienia wystqgpity infekcje
grypopodobne i powiktfania, wizyty u lekarza spowodowane infekcjami
grypopochodnymi czy poziom wiedzy z zakresu przestrzegania zasad higieny
ograniczajgcej transmisje wirusa — okreslane przed i po realizacji programu.
W projekcie nalezatoby uwzglednic¢ dodatkowe mierniki efektywnosci;

e ocena efektywnosci programu ma zosta¢ przeprowadzona na podstawie
analizy danych dotyczgcych liczby hospitalizacji z powodu chorob
wywofanych wirusem grypy. Ocena efektywnosci programu powinna
uwzgledniac liczbe o0sob, u ktorych wystgpity niepozqdane odczyny
poszczepienne, porownanie kosztow zwigzanych z profilaktykg grypy
i wydatkow przeznaczonych na jej leczenie, zmniejszenie bezposrednich
kosztow medycznych, kosztow posrednich zwigzanych z absencjg w pracy lub
ograniczonqg wydajnosciq (w przypadku o0soéb pracujgcych). Parametry
powinny zosta¢ ocenione ipordwnane z sytuacjq przed wprowadzeniem
programu, do sytuacji po jego zrealizowaniu;

e w budzecie nalezy przedstawic¢ wycene dziatan promocyjnych.

Wiceprzewodniczacy Rady Przejrzystosci
prof. Rafat Suwinski

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art.48a ustawy o Swiadczeniach opieki zdrowotne] finansowanych ze srodkow
publicznych (Dz. U. z 2015 r. poz. 581 z pdin. zm.), z uwzglednieniem raportu OT.441.204.2016 ,Program
szczepienia profilaktycznego przeciwko grypie dla oséb po 65 roku zycia”, realizowany przez: gmine
Niechanowo. Warszawa, pazdziernik 2016 oraz Aneksu do raportow szczegétowych: ,Programy
profilaktycznych szczepien przeciwko grypie w wybranych grupach ryzyka — wspdlne podstawy oceny”, listopad
2015 .



