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Cztonkowie Rady nieobecni na posiedzeniu:

1. Adam Maciejczyk

2. Jakub Pawlikowski

3. Tomasz Romanczyk

4. Anetta Undas
Porzadek obrad:

1. Otwarcie posiedzenia, wybér Przewodniczacego i Wiceprzewodniczacych Rady.
Omodwienie i zatwierdzenie porzadku obrad.

Omowienie konfliktéw intereséw cztonkow Rady.

A w N

Przygotowanie stanowiska w sprawie oceny lekéw OPDIVO (niwolumab)/YERVOY
(ipilimumabum) w ramach programu lekowego: ,Leczenie zaawansowanego czerniaka
(nieoperacyjnego lub przerzutowego) u dorostych (ICD-10 C43)”.

5. Przygotowanie stanowiska w sprawie oceny leku SPINRAZA (nusinersen) w ramach programu
lekowego: ,Leczenie rdzeniowego zaniku miesni (ICD-10 G12.0, G12)”.
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6. Przygotowanie opinii w sprawie zasadnosci finansowania ze s$rodkéw publicznych leku
DINUTUXIMAB BETA EUSA (dinutuximab beta) we wskazaniu: nerwiak zarodkowy
wspotczulny (ICD-10: C47.9) u pacjentdw pediatrycznych wysokim ryzykiem wznowy choroby.

7. Przygotowanie opinii w sprawie zasadnosci finansowania ze $rodkéw publicznych leku
TASIGNA (nilotinib) we wskazaniu przewlekta biataczka szpikowa Ph+ (ICD-10: C92.1)
u pacjenta pediatrycznego ze stwierdzong opornoscig na leczenie imatinibem.

8. Przygotowanie opinii w sprawie zasadnosci finansowania ze $rodkéw publicznych leku
STIVARGA (regorafenib) we wskazaniu rak jelita grubego (ICD-10: C18.6) w stadium rozsiewu.

9. Przygotowanie opinii w sprawie zasadnosci finansowania ze s$rodkéw publicznych leku
STIVARGA (regorafenib) we wskazaniu: rak odbytnicy (ICD-10: C20).

10. Przygotowanie opinii w sprawie zasadnosci finansowania ze $rodkéw publicznych leku
MIMPARA (cinacalcet) we wskazaniu rak przytarczyc z przerzutami do ptuc (ICD-10: C75.0)
z hiperkalcemia.

11. Zakonczenie posiedzenia.

Ad 1. Posiedzenie o godzinie 13:00 otworzyt Prezes AOTMIiT Roman Topdr- Madry. Powitat
zebranych, zaproponowat wytonienie w pierwszej kolejnosci Przewodniczacego
i Wiceprzewodniczgcych Rady.

Do petnienia funkcji Przewodniczacego zgtoszono dwie kandydatury: Tomasza Pasierskiego
i Rafata Nizankowskiego, ktdrzy zgodzili sie kandydowaé. W pierwszym gtosowaniu kandydaci
otrzymali rowng liczbe gtoséw (po 7 gtoséw; oddano 1 gtos niewazny [nie wskazano kandydata]),
w wyniku drugiego gtosowania przewodniczagcym Rady zostat Rafat Nizankowski.

Do petnienia funkcji wiceprzewodniczacych zgtoszono cztery kandydatury: Michata Mysliwca
i Piotra Szymanskiego, Rafata Suwiniskiego i Tomasza Pasierskiego, ktérzy zgodzili sie kandydowac.
Kazdy z cztonkéw Rady mogt wskazaé nie wiecej niz 2 kandydatdw do petnienia funkgji
wiceprzewodniczgcego. Oddano po gtoséw, w tym 1 glos niewainy (wiecej kandydatéw),
8 na Michata Mysliwca, 8 na Piotra Szymanskiego, 6 na Rafata Suwinskiego i 6 na Tomasza
Pasierskiego, w wyniku czego Michat Mysliwiec i Piotr Szymanski zostali wiceprzewodniczacymi Rady
Przejrzystosci.

W tym miejscu prowadzenie posiedzenia przejat przewodniczgcy Rady.

Ad 2. Rada przyjeta jednomyslnie propozycje porzadku obrad przedstawiong przez
Rafata Nizankowskiego, uwzgledniajgcg faczne omédwienie tematéw objetych 8 i 9 punktem porzadku
obrad.

Ad 3. Rafat Suwinski zgtosit konflikt interesdw zwigzany z 4. punktem porzadku obrad, polegajacy
na prowadzeniu przez Klinike w ktdrej jest zatrudniony badania dla lekdéw Yervoy/Opdivo w innym,
niz oceniane wskazaniu, sponsorowanym przez firme BMS. Rada jednogto$nie wytgczyta go z udziatu
w tym punkcie obrad.

Nastepnie Rafat Nizankowski zgtosit swdj udziat pracach grupy , Agora”, finansowanej przez firme
Novartis, ktorej lek objety jest 7. punktem porzadku obrad, a ktéra zajmowata sie tematem ,real
world evidence” oraz obserwacjg wynikéw badan obserwacyjnych, gtdwnie w oparciu o rejestry.
Udziat w pracach ww. grupy miat miejsce ponad rok wczesniej. Rada nie uznata za zasadne
wyltgczenie go z udziatu w tym punkcie obrad.
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Pozostali cztonkowie Rady nie zgtosit konfliktu intereséw.

Ad 4. Analityk AOTMIT, na podstawie prezentacji, przedstawit najistotniejsze informacje z analizy
weryfikacyjnej nr: 0T.4331.11.2017 ,Whniosek o objecie refundacjg lekow Opdivo (niwolumab)
i Yervoy (ipilimumab) we wskazaniu: leczenie zaawansowanego czerniaka (nieoperacyjnego
lub przerzutowego) u dorostych”.

Nastepnie, swojg propozycje stanowiska przedstawit Tomasz Pasierski, cztonek Rady wyznaczony
do przygotowania projektu stanowiska Rady. Zaproponowat stanowisko pozytywne. Zaznaczyt,
ze wnioskowane leki majg lepszy profil bezpieczeristwa niz chemioterapia i stosowane dotychczas
w monoterapii wykazywaty skutecznos¢. Obecnie wnioskowane jest podawanie obu lekdw t3cznie,
ze wzgledu na ich dziatanie synergistyczne. Wartos¢ inkrementalnego wspoétczynnika efektywnosci
kosztowej znajduje sie znacznie ponizej progu optacalnosci.

W trakcie dyskusji Rada, rozwazata zasadnos$¢ wtaczenia wnioskowanych terapii do stosowania
w ocenianym wskazaniu do istniejgcego programu lekowego, zamiast tworzenia nowego. Omawiano
rowniez konieczno$¢ pogtebienia instrumentu podziatu ryzyka, z uwagi na objecie leczeniem szerszej
populacji niz dotychczas i wysoki wptyw na budzet NFZ. Dyskutowano réwniez nad kwestig populacji
u ktérej nalezy pozostawié¢ mozliwosé stosowania wnioskowanych lekdw w monoterapii m.in. z uwagi
na wiekszg toksycznos¢ poiliterapii.

Po ostatecznym sformutowaniu tresci uchwaty, prowadzacy zarzadzit gtosowanie. Rada 13 gtosami
za projektem stanowiska Rady, przy 1 gtosie przeciw projektowi (Rafat Suwinski byt wytaczony
z udziatu tym punkcie obrad), przyjeta uchwate, bedacy jej stanowiskiem, ktéra stanowi zatgcznik
do protokotu.

Ad 5. Analityk AOTMIT, na podstawie prezentacji, przedstawit najistotniejsze informacje z analizy
weryfikacyjnej nr: 0T.430.5.2017 ,\Wniosek o objecie refundacjg i ustalenie urzedowej ceny zbytu
produktu leczniczego Spinraza (nusinersenum) w ramach programu lekowego »Leczenie rdzeniowego
zaniku miesni (ICD-10: G12.0, G12.1)«".

Nastepnie, swojg propozycje stanowiska przedstawit Janusz Szyndler, cztonek Rady wyznaczony
do przygotowania projektu stanowiska Rady. Podkreslit, ze rdzeniowy zanik miesni (SMA) jest
chorobg ultrarzadkg. W przypadku takich populacji dane kliniczne wysokiej jakosci sg trudne
do pozyskania. Badania dotyczgce nusinarsenu byty wieloosrodkowe (ponad 30 krajéw). Nastepnie
opisat przebieg choroby i sposéb dziatania wnioskowanego leku. Lek, poprzez aktywacje nieczynnego
biatka, produkowanego przez gen SMN2, zastepujgc w praktyce biatko produkowane u zdrowych
0s6b przez gen SMN1, staje sie niemal leczeniem przyczynowym. Choroba ma wiele fenotypdw,
w niektoérych przypadkach rozpoczyna sie juz w zyciu ptodowym. Zachodzi pewna korelacja pomiedzy
zwiekszaniem liczby kopii genu SMN2, a fagodniejszym przebiegiem choroby, co powinno sie
przektadaé¢ na wiekszg efektywnosé leczenia, jednak brak, na chwile obecng, twardych danych
to potwierdzajacych. Z drugiej strony, wiekszos¢ pacjentéw z pierwszym fenotypem umierata
w czasie ok. 18 miesiecy — leczenie wydtuzato przezycie. Analogicznie, stosowanie leczenia
zatrzymuje postep choroby przy drugim itrzecim fenotypie. Nalezy tez pamietaé, ze korelacja
pomiedzy fenotypem i liczbg kopii genu SMN2 zachodzi. Jednakze leczenie powinno by¢ wigczone
we wczesnej fazie choroby, gdyz np. u pacjentow wentylowanych mechanicznie nie odnotowywano
odpowiedzi istotnej klinicznie. Dotychczasowe leczenie w zasadzie ogranicza sie do leczenia
objawowego u chorych zdiagnozowanych i badania mutacji u rodzenstwa oséb chorych. Stosowanie
leczenia u oséb bezobjawowych musiatoby sie odbywac w oparciu o program badan przesiewowych
o charakterze narodowym. Lek ma dos¢ dobry profil bezpieczedstwa, przy czym sam przebieg
choroby ma ciezki charakter. W jego ocenie, pod wzgledem klinicznym, lek jest przetomowy.
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Problemem jest bardzo wysoka kosztowa nieefektywnos$¢ leczenia, z uwagi na ogromng cene
jednostkowg leku, a takze ogromne obcigzenia dla budzetu ptatnika publicznego, wzrastajgce
w miare wiaczenia do leczenia pacjentéw w kolejnych latach. Nastepnie przedstawit dwie propozycje
stanowiska Rady. Pierwszg pozytywnga, z uwagi na efektywnos¢ kliniczng, warunkowang obnizeniem
ceny leku a takze zastosowaniem instrumentu podziatu ryzyka, ograniczajgcego obcigzanie budzetu
ptatnika publicznego. Drugg negatywng, wynikajacg z bardzo kroétkiego okresu dostepnosci leku
na rynku, a takze nieporéwnywalne z innymi lekami obcigzenie dla ptatnika publicznego.

W tym miejscu Dariusz Tereszkowski-Kaminski zgtosit konflikt intereséw zwigzany z omawianym
punktem porzadku obrad, polegajagcy na prowadzeniu przez jego zone badania pilotazowego
z udziatem omawianego leku, na terenie Wielkiej Brytanii. Rada jednogto$nie wytgczyta go z udziatu
w tym punkcie obrad.

Nastepnie stanowisko w sprawie finansowania omawianego leku przedstawit pacjent — Pan Wojciech
Kowalczyk. Poinformowat, ze od urodzenia choruje na SMA typu pierwszego. Jest réwniez pierwszym
w Europie dorostym beneficjentem programu Extended Access Program for Nusinersen, w ramach
ktérego otrzymat juz 5 dawek leku. Przed podaniem 5. dawki leku przeprowadzono u niego badania,
ktore wykazaty wzrost o 4 punkty w skali MFM (ang. Motor Function Measure) oraz o 2 punkty
w skali HINE (ang. Hammersmith Infant Neonatal Neurological Examination), przy 0 punktéw
w obu skalach przed rozpoczeciem leczenia. Podkreslit, ze lek nie jest szansg tylko dla niego,
lecz réwniez dla wszystkich chorych na SMA, w tym dorostych. Dzieki zastosowanemu leczeniu jest
w stanie utrzymac gtowe w pozycji pionowej, a takze, przy asekuracji rehabilitanta, usigs¢, co pozwala
mu zwiekszy¢ samodzielnos$¢, odcigzajgc tym samym swoich opiekunéw — rodzicéw. Podkreslit
rowniez, ze choroba, przy wsparciu rodziny i intensywnej rehabilitacji, pozwolita mu doceni¢ wage
mozliwosci wilasnego rozwoju, jak rowniez warto$é zycia, nawet przy tak ciezkiej chorobie,
co pozwolito mu przezy¢ do czasu wynalezienia skutecznej metody leczenia. W odpowiedzi
na pytania cztonkéw Rady dodat, ze koszt leku, w ramach ww. programu, pokrywa firma, po stronie
pacjenta pozostajg koszty szpitalne i podrézy do Belgii, gdzie prowadzone jest badanie. Dodat,
ze grupa chorych z typem pierwszym jest w Polsce niewielka, poniewaz wielu chorych nie przezyto
do czasu wynalezienia leczenia. Osobiscie zna jeszcze jednego pacjenta z Polski, ktéry otrzymuje
leczenie w ramach ww. programu.

Nastepnie Katarzyna Koztowska — Przewodniczgca Zarzagdu Gtéwnego Polskiego Towarzystwa Chordb
Nerwowo-Miesniowych przedstawita pozytywnie stanowisko reprezentowanego przez siebie
towarzystwa odnosnie do finansowania omawianego leku w catej populacji chorych z SMA. Krétko
opisata dziatalno$¢ towarzystwa, a nastepnie przedstawita prezentacje, w ktérej scharakteryzowata
typy choroby, jak réwniez odniosta sie do najnowszych dowoddéw naukowych wskazujgcych
na skuteczno$¢ leczenia réwniez u pacjentéw starszych, chodzacych. Poniewaz zna osobiscie wielu
pacjentéw, byta w stanie dostrzec realny wptyw leczenia na jakos¢ zycia pacjentéow z SMA.
Podkreslita, ze wnosi o petng refundacje leczenia dla wszystkich pacjentdw, poniewaz nie nalezy
ich dzieli¢ ze wzgledu na typ choroby, odmawiajgc leczenia czesci z nich. Leczenie nalezy wiaczyé
jak najwczesniej, w celu zatrzymania postepu choroby w jak najwczes$niejszym stadium. Dodatkowo,
w odpowiedzi na pytanie Rady, poinformowata, ze nie zna uzasadnienia poziomu ceny leku Spinraza.

W dalszej kolejnosci stanowisko pacjentéw przedstawili Kacper Ruciiski — Prezes Fundacji SMA oraz
Pawet Pedrycz — Koordynator Projektow fundacji. W trakcie prezentacji Pawet Pedrycz przedstawit
informacje na temat praktycznego znaczenia efektéw leczenia mierzonych w skali motorycznej,
jak réwniez destruktywnego wptywu braku leczenia. Niewielka zmiana mierzona w badaniu przektada
sie na znaczacg poprawe lub pogorszenie stanu zdrowia lub samodzielnosci pacjenta. Ponadto,
zwrdcit uwage, ze pogarszanie sie stanu zdrowia nieleczonych pacjentéw ma ogromny wplyw
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na sytuacje materialng rodziny chorego, jak réwniez obcigzenie budzetu ptatnika publicznego
i zapotrzebowanie na $wiadczenia socjalne. Leczenie nusinersenem pozwala uzyska¢ odwrdcenie
pewnego postepu choroby — np. chorzy, ktérzy utracili mozliwo$é samodzielnego siedzenia zndéw
sg w stanie to robi¢. Leczenie wptywa nie tylko na zwiekszenie jakosci zycia chorego, ale tez jego
rodziny. Rowniez w dtuiszej perspektywie czasowej leczenie umozliwia planowanie rozwoju
i normalnego Zzycia chorego i cztonkéw jego rodziny. Zastosowanie leczeni, pozwala unikngc
dodatkowych kosztéw leczenia/wspomagania chorego i jego rodziny wynikajgcych z naturalnego
przebiegu choroby, jak réwniez pozwala opiekunom na prace i rozwdj zawodowy, co przektada sie
na wptywy z podatkéw. Podsumowujac, jako Fundacja SMA, zawnioskowat o umozliwienie dostepu
do leczenia bez wzgledu na wiek pacjenta i stopien zaawansowania choroby, gdyz ratuje on zycie,
jak réwniez zapobiega nieodwracalnym skutkom postepu choroby, u wiekszos$ci chorych poprawia
stan funkcjonalny, diametralnie poprawia jakos¢ zycia oraz zmniejsza obcigzenia dla budzetu panstwa
i spoteczenstwa. Argumenty te sg w jego ocenie powodem, dla ktdrego tak wiele panistw w Europie
objeto nusinersen refundacjg w biezgcym roku. Kacper Rucinski podkreslit, ze nie chciatby
otrzymywac sygnatéw z Polski, jakie naptywajg z niektérych panstw, gdzie nusinersen nie jest
refundowany, a chorzy sg odsyfani ze szpitali z informacjg, ze tej choroby sie nie leczy. Zaznaczyt,
ze cena leku jest ogromna, lecz Minister Zdrowia i Komisja Ekonomiczna majg mozliwosé negocjacji
ceny do poziomu, przy ktérym mozliwe jest jego sfinansowanie przez NFZ.

Nastepnie Rada odbyta telekonferencje z dr n. med. Marig Jedrzejowska z Instytutu Medycyny
Doswiadczalnej i Klinicznej im. M. Mossakowskiego Polskiej Akademii Nauk. Poinformowata,
ze zajmuje sie leczeniem SMA od przeszto 20 lat. Zwrdcita uwage, ze choroba ma charakter
postepujgcy. Najwiecej utraci¢ mogg pacjenci w postaci tagodnej, gdyz przechodzg od praktycznie
petnej sprawnosci do praktycznie petnej plegi. Jednakze nawet u pacjentdéw z ostrg postacia i duzym
zaawansowaniem choroby, poddanych wentylacji mechanicznej, mozna utraci¢ mozliwos¢ mimiki,
poruszania gatkami ocznymi, co catkowicie odcina tych pacjentéw od swiata. Dla rodzicéw chorych
dzieci juz samo zastopowanie progresji choroby jest niebywatym sukcesem, niezaleznie od stadium,
w jakim znajduje sie pacjent. Obiektywnie, najlepsze rezultaty mozna osiggnag¢ wprowadzajac
leczenie wczesénie, nawet u pacjentéw przedobjawowych (w prébie klinicznej osiggnieto Srednio 22
punkty w skali HINE). Wyjasniata, ze sformutowanie to budzito watpliwosci na skutek mieszania pojec
tj. pacjentdw przedobjawowych z tzw. asymptomatycznymi. Ci drudzy sg pacjentami dorostymi,
bez klinicznych objawdéw choroby, u ktérych stwierdzono mutacje typowag dla SMA. Pacjenci
przedobjawowi, sg to pacjenci przed wykryciem objawdéw choroby w wyniku badan przesiewowych,
czy badaniach prenatalnych (przeprowadzonych z uwagi na wykrycie choroby u rodzenstwa).
Podsumowujgc stwierdzita, ze lek nusinersen jest lekiem bezpiecznym, skutecznym we wszystkich
typach SMA, najskuteczniejszym u pacjentéw przedobjawowych. Minusem terapii jest dokanatowa
droga podania oraz sam koszt terapii. W odpowiedzi na pytania Rady, oszacowata wielkos$¢ przyrostu
populacji w Polsce na 50 pacjentow rocznie. Stwierdzita, ze zwiekszanie populacji leczonej
nastepowac bedzie na skutek wydtuzania zycia pacjentéw z postacig ostrg SMA. Nie zna medycznego
uzasadnienia (tj. od strony technologicznej, chemicznej) wysokosci ceny leku. Ponadto zauwazyta,
ze réznicowanie zasadnosci podawania leku w zaleznosci od liczby kopii genu SMN2 nie jest zasadne
(co do zasady przy dwdch kopiach genu choroba bedzie miata charakter ostry, przy czterech kopiach
— fagodny, przy trzech kopiach nie da sie przewidzie¢ charakteru choroby) chyba, ze refundacja
miataby by¢ ograniczona jedynie do okreslonego typu choroby. Kryterium wytgczenia z leczenia
nie powinien by¢ brak poprawy w skali motorycznej, gdyz przy tak postepujacej chorobie, sam brak
postepu jest efektem leczenia. Dodatkowo zauwazyta, ze w pewnych okresach zycia chorego,
np. w okresie dojrzewania, utrata funkcji motorycznych bedzie wieksza, a w innych duzo mniejsza
(dane kliniczne wskazujg na obnizenie o -5-1 pkt rocznie).
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Rada, w trakcie dyskusji podkreslata, ze przy proponowanym ksztatcie programu lekowego,
uwzgledniajagcym pacjentéw bezobjawowych koszt refundacji wnioskowanego leku dla ptatnika
publicznego jest niemozliwy do pokrycia. Rozwazano zastosowanie mechanizmu cappingu w celu
ograniczenia wptywu na budzet NFZ a takie wprowadzenie kryterium wytgczenia z programu
w odniesieniu do pacjentéw, u ktérych nie odnotowano poprawy w ciggu 12 miesiecy leczenia.
Podkreslano rdéwniez, ze efekty zdrowotne sg skrajnie niewspdtmierne do kosztéw leczenia,
w konsekwencji czego rozwazano zastosowanie instrumentu podziatu ryzyka przenoszgcego koszty
leczenia pacjentéw nie wykazujacych poprawy na podmiot odpowiedzialny. Podnoszono réowniez,
ze prowadzone sg badania kliniczne kolejnych szesciu czasteczek w tym wskazaniu, co oznacza,
ze w perspektywie dziesiecioletnie] jest szansa na obnizenie kosztéw leczenia.

W tym miejscu, z uwagi na koniecznos¢ sformutowania tresci uchwaty, Rada przeszta do omawiania
6. punktu porzadku obrad. 4.42

Ad 6. Rada zrezygnowata z przedstawiania prezentacji analitycznej w tym punkcie obrad.

Swoja propozycje opinii przedstawit Rafat Suwinski, cztonek Rady wyznaczony do przygotowania
projektu opinii Rady. Zaznaczyt, ze jest to trudny problem decyzyjny. Nerwiak wspodtczulny jest
nowotworem rozpoznawanym u dzieci i stanowi ok 5-7% nowotwordw u dzieci. Jego przebieg
kliniczny jest bardzo zréinicowany. U czesci chorych nowotwér odpowiada na standardowg
chemioterapie, u czesci dochodzi do spontanicznych regresji — pozostata czes¢ pacjentdw umiera —
lek ma zmieni¢ przebieg choroby tej grupy pacjentéw. Przytoczyt wskazania rejestracyjne leku
i odnidst sie do dowoddow na skutecznos$¢ kliniczng. Stanowig je wyniki badania jednoramiennego
(poréwnanie z grupg historyczng). Podkreslit, ze ma ono oczywiste ograniczenia jakosciowe, jednakze
jego wyniki wskazujg na wysokg skutecznos$¢ leczenia w postaci zwiekszenia odsetka przezyé
catkowitych. Dodatkowym ograniczeniem jest stosowanie dinotuximabu beta, u czesci chorych, wraz
z innymi terapiami, co utrudnia ocene, czy to wnioskowany lek, czy dodatkowo stosowane leczenie
odpowiada za wyniki terapii. Zwrdcit rowniez uwage na ogromne koszty terapii w przeliczeniu
na jednego chorego, a takze wysoki wptyw na budzet NFZ refundacji leczenia w szacowanej populacji.
Z uwagi na tryb rozpatrywania wniosku nie przedstawiono danych nt. efektywnosci kosztowej
stosowania leku. Brytyjski NICE uznat dwa lata wczesniej terapie za kosztowo nieefektywnga, przy
czym nie byly wéwczas znane wyniki badan dtugoterminowych. Rozwazat zaproponowanie opinii
pozytywnej, jednakze istniejg inne refundowane terapie w tym wskazaniu. Zatem wnioskowany
lek nie spetnia, w jego ocenie, kryteriow terapii ratunkowe;j.

Rada, w ramach dyskusji podkreslata, ze lek zostat zarejestrowany warunkowo i brak jest dojrzatych
danych zaréwno na skutecznos$é, jak i bezpieczenstwo stosowania leku. podkreslano réowniez,
ze omawiany lek jest stosowany w zasadzie jako leczenie podtrzymujgce w politerapii.

W tym miejscu rada powrdcita do 5. Punktu porzadku obrad.

cd Ad 5. Po ostatecznym sformutowaniu tresci uchwaty, prowadzacy zarzadzit gtosowanie. Rada 13
gtosami za projektem opinii Rady, przy 2 gtosach przeciw projektowi, przyjeta uchwate, bedaca
jej opinig, ktdra stanowi zatgcznik do protokotu.

cd Ad 6. Po ostatecznym sformutowaniu tresci uchwaty, prowadzacy zarzadzit gtosowanie. Rada 13
gtosami za projektem opinii Rady, przy 2 gtosach przeciw projektowi, przyjeta uchwate, bedaca
jej opinig, ktdra stanowi zatgcznik do protokotu.

Ad 7. Rada zrezygnowata z przedstawiania prezentacji analitycznej w tym punkcie obrad.

Swoj3 propozycje opinii przedstawit Konrad Maruszczyk, cztonek Rady wyznaczony do przygotowania
projektu opinii Rady. Zaproponowat stanowisko pozytywne, podajgc, ze alternatywa
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dla wnioskowanego leczenia jest jedynie przeszczepienie szpiku. Zaznaczyt, ze oceniane wskazanie
wychodzi poza zakres wskazan zarejestrowanych, z uwagi na objecie zleceniem populacji dzieciecej.
Odnalezione dowody naukowe s3 niskiej jakosci — wieloosrodkowe, niezaslepione badanie pierwszej
fazy, bez grupy kontrolnej, ktére wykazato, przy minimum 12 cyklach leczenia po 28 dni, w grupie
wiekowej 2-11 lat, catkowita odpowiedZ hematologiczng u wszystkich badanych (5 oséb), a w grupie
wiekowej 12-18 lat (5/6 osdéb) oraz odpowiedz cytogenetyczng (odpowiednio 2/5 i 2/6 oséb).
W populacji dorostej skutecznos¢ leczenia jest dobrze udokumentowana i lepsza wzgledem
dasatynibum - _ koszt terapii. Brak jest danych dobrej jakosci z zakresu
bezpieczenstwa stosowaniu leku u dzieci. Dodatkowo, populacja, ktéra mozie by¢ objeta
whnioskowanym leczeniem, szacowana jest na kilka o0séb rocznie. Podkreslit rowniez,
Ze przy zastosowaniu terapii u dzieci, nalezatoby indywidualnie omawia¢ z opiekunami kwestie
bezpieczenstwa stosowania, z uwagi na brak dobrych danych w populacji dzieciecej.

Rada, w ramach dyskusji podkreslata, ze przeszczepienie szpiku nie jest alternatywg wobec
whnioskowanego leczenia, gdyz dazy sie do niego mimo stosowanego leczenia, a wnioskowane
leczenie umozliwia doczekanie pacjenta do przeszczepienia. Inne leki z tej grupy stosowane
sg przy koniecznosci przetamania opornosci na wczesniej stosowane leczenie imatynibem.

Po ostatecznym sformutowaniu tresci uchwaty, prowadzacy zarzadzit gtosowanie. Rada 13 gtosami
za projektem opinii Rady, przy 2 gtosach przeciw projektowi, przyjeta uchwate, bedaca jej opinia,
ktdra stanowi zatgcznik do protokotu.

W tym miejscu posiedzenie opuscit Rafat Suwinski.
Ad 8. i 9. Rada zrezygnowata z przedstawiania prezentacji analitycznej w tych punktach obrad.

Swoje propozycje opinii przedstawit Piotr Szymanski, cztonek Rady wyznaczony do przygotowania
projektéw opinii Rady. Zaznaczyt, ze odnalezione badania dotycza obydwu wskazan, w jakich
rozpatrywany jest lek, to jest raka jelita grubego w stadium rozsiewu oraz raka odbytnicy. Wyniki
wskazujg na niewielkg poprawe przezywalnosci (ok. 1,5 miesigca) oraz poprawe przezycia
bez progresji (do 2,5 miesigca). Nalezy pamietaé, ze mediana przezycia tej grupy chorych wynosi
ok. 5-6 miesiecy. Terapia nie prowadzi zatem do klinicznie istotnego wydtuzenia przezycia
w kontekscie wytycznych amerykanskiej unii onkologii, ktéra okresla warto$¢ progowg w zakresie
przezycia catkowitego na 3 miesigce. Z powyzszych powoddw zaproponowat opinie negatywne.

Wobec braku gtoséw w dyskusji, po ostatecznym sformutowaniu tresci uchwaty dotyczacej
zasadnosci finansowania ze $Srodkéw publicznych leku STIVARGA (regorafenib) we wskazaniu rak
jelita grubego (ICD-10: C18.6) w stadium rozsiewu, prowadzacy zarzadzit gtosowanie. Rada 14
gtosami za projektem opinii Rady, przy 0 gtoséw przeciw projektowi, przyjeta uchwate, bedaca
jej opinig, ktdra stanowi zatgcznik do protokotu.

Wobec braku gtoséw w dyskusji, po ostatecznym sformutowaniu tresci uchwaty dotyczacej
zasadnosci finansowania ze $rodkéw publicznych leku STIVARGA (regorafenib) we wskazaniu: rak
odbytnicy (ICD-10: C20), prowadzacy zarzadzit glosowanie. Rada 14 gtosami za projektem opinii Rady,
przy 0 gtoséw przeciw projektowi, przyjeta uchwate, bedacy jej opinig, ktéra stanowi zatgcznik
do protokotu.

Ad 10. Rada zrezygnowata z przedstawiania prezentacji analitycznej w tym punkcie obrad.

Swoja propozycje opinii przedstawit Michat Mysliwiec, cztonek Rady wyznaczony do przygotowania
projektu opinii Rady. Podkreslit, ze wniosek dotyczy leku Mimpara, dla ktérego dostepne
sg na polskim rynku tansze leki generyczne, zawierajgce cynakalcet. Z tego tytutu zaproponowat
opinie negatywna.



Protokdt nr 8/2018 z posiedzenia Rady Przejrzystosci w dniu 15.03.2018 r.

Podkreslit, ze wystepowanie choroby jest bardzo rzadkie. Ograniczenie populacji do wspdtistnienia
przerzutéw do ptuc dodatkowo ogranicza populacje. Nie ma watpliwosci, ze leczenie cynakalcetem

jest skuteczne i bezpieczne, lecz istniejg konkurencyjne cenowo, wzgledem leku Mimpara, preparaty
cynakalcetu.

Po ostatecznym sformutowaniu tresci uchwaty, prowadzacy zarzadzit gtosowanie. Rada 14 gtosami
za projektem opinii Rady, przy 0 gtoséw przeciw projektowi, przyjeta uchwate, bedaca jej opinia,
ktdra stanowi zatgcznik do protokotu.

Ad 11. Prowadzacy posiedzenie Rafat Nizankowski zakonczyt posiedzenie Rady o godzinie 18:42.

Protokét sporzadzit Rafat Nizankowski
Przewodniczacy Rady Przejrzystosci

(data i podpis)



KARTA NIEJAWNOSCI

Dane zakreslone kolorem czarnym stanowiq informacje publiczne podlegajgce wylgczeniu
ze wzgledu na tajemnice przedsiebiorcow (Novartis Poland Sp. z 0.0.).

Zakres wylgczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem (Novartis Poland Sp. z 0.0.) 0
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 2016 r., p0z.1764 z pozn. zm.) w zw. z art.
11 ust. 4 ustawy z dnia 16 kwietnia 1993 r. o zwalczaniu nieuczciwej konkurencji (Dz. U.
z 2018 r., poz. 419).

Organ dokonujgcy wylgczenia jawnosci: Agencja Oceny Technologii Medycznych
I Taryfikacji.

Podmiot w interesie ktorego dokonano wylgczenia jawnosci: (Novartis Poland Sp. z
0.0.).



