Rada Przejrzystosci
dzialajgca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

BP.401.32.2019.LAn
Protokét nr 30/2019
z posiedzenia Rady Przejrzystosci
w dniu 30 lipca 2019 roku
w siedzibie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikagji (Agencji)

Michat Mysliwiec otworzyt posiedzenie o godzinie 10:10.

Cztonkowie Rady Przejrzystosci (Rada) obecni przy rozpoczeciu posiedzenia {(wymagane kworum 7

0s6b):

Barbara Jaworska-tuczak

Dorota Kilanska

Tomasz Miynarski

Michat Mysliwiec — prowadzit posiedzenie
Rafat Nizankowski

Tomasz Pasierski

Andrzej Sliwczynski

ook W R

Cztonkowie Rady nieobecni na posiedzeniu:

Janusz Szyndler
Anetta Undas

Proponowany porzadek obrad:

1. Ustalenie ewentualnych konfliktéw intereséw cztonkéw Rady. Oméwienie i przyjecie porzadku
obrad Rady.

2. Przygotowanie stanowiska w sprawie oceny leku CIMZIA (certolizumabum) w ramach programu
lekowego: ,Leczenie umiarkowanej i cigzkiej postaci tuszczycy plackowatej (ICD-10 L 40.0)”.

3. Przygotowanie stanowiska w sprawie oceny leku GALAFOLD (migalastatum) w ramach programu
lekowego: , Leczenie choroby Fabry'ego”.

4. Przygotowanie stanowiska w sprawie oceny leku XELJANZ (tofacitinibum) w ramach programu
lekowego: ,Leczenie pacjentow z wrzodziejagcym zapaleniem jelita grubego (WZJG) (ICD-10 K51)”.

5. Przygotowanie opinii w sprawie zasadnosci finansowania ze érodkéw publicznych, w ramach
ratunkowego dostepu do technologii lekowych, leku OPDIVO (niwolumab) we wskazaniu: rak
jasnokomarkowy nerki (ICD-10: C64) w stadium rozsiewu jako 11l lub kolejna linia terapii.

6. Przygotowanie opinii w sprawie zasadnosci finansowania ze $rodkdw publicznych, w ramach

ratunkowego dostgpu do technologii lekowych, leku BLINCYTO (blinatumomab) we wskazaniu:
ostra biataczka limfoblastyczna pacjentdw pediatrycznych w wieku 3-18 lat (ICD-10: €91.0).

Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji
ul. Przeskek 2, 00-032 Warszawa tel, (+48 22) 101-46-00 fax (+48 22) 46-88-555
NIP 525-23-47-183 REGON 140278400

e-mail: sekretariat@Aaencji.qov.pl
www.Agencji.gov.pl
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9.

Przygotowanie opinii o projekcie programu polityki zdrowotnej jednostki samorzgdu
terytorialnego wspétfinasowanego przez UE w ramach EFS: ,Zdrowe dziecko - zdrowa rodzina.
Program wyrdéwnywania szans rozwojowych dzieci od 0 do 2 lat zagrozonych niepetnosprawnoscia
w wojewddztwie kujawsko-pomorskim poprzez kompleksowa wspétprace z dzieckiem, jego
rodzing oraz personelem medycznym”.

Przygotowanie opinii o projektach programdéw polityki zdrowotnej jednostek samorzadu
terytorialnego:

1) ,Gminny Program Polityki Zdrowotnej w oparciu o szczepienia przeciwko pneumokokom
dla oséb powyzej 50 r.z. w Gminie Brzeg Dolny na lata 2019-2023",

2) ,Program szczepien ochronnych przeciwko grypie dia osob z grupy podwyzszonego ryzyka
powyzej 65 roku zycia na lata 2019-2023"” {Koszalin),

3) ,Program profilaktyki cukrzycy typu 2 dla mieszkancéw Krosna w wieku 45-65 lat na lata
2019-2021".

Zakorniczenie posiedzenia.

Ad 1. Rada zdecydowata o przeniesieniu pkt 7. i 8. porzadku obrad na wczesniejszy etap posiedzenia.

Dodatkowo zmieniono kolejnos¢ omawiania podpunktéw w ramach pkt 8. — ustalono, ze w pierwszej
kolejnosci oméwiony zostanie podpunkt 3., nastepnie 1.1 2.

Zmieniony porzadek obrad:

1.

Ustalenie ewentualnych konfliktow intereséw cztonkdw Rady. Omdwienie i przyjecie porzadku
obrad Rady.

Przygotowanie stanowiska w sprawie oceny leku CIMZIA (certolizumabum) w ramach programu
lekowego: ,Leczenie umiarkowanej i ciezkiej postaci tuszczycy plackowatej (ICD-10 L 40.0)".

Przygotowanie stanowiska w sprawie oceny leku GALAFOLD (migalastatum) w ramach programu
lekowego: , Leczenie choroby Fabry'ego”.

Przygotowanie stanowiska w sprawie oceny leku XELJANZ (tofacitinibum) w ramach programu
lekowego: , Leczenie pacjentdw z wrzodziejgcym zapaleniem jelita grubego (WZJG) (ICD-10 K51)”.

Przygotowanie opinii w sprawie zasadnosci finansowania ze Srodkéw publicznych, w ramach
ratunkowego dostepu do technologii lekowych, leku OPDIVO (niwolumab) we wskazaniu: rak
jasnokomdrkowy nerki (ICD-10: C64) w stadium rozsiewu jako Il lub kolejna linia terapii.

Przygotowanie opinii o projektach programoéw polityki zdrowotnej jednostek samorzadu
terytorialnego:

1) ,Program profilaktyki cukrzycy typu 2 dla mieszkancow Krosna w wieku 45-65 lat na lata
2019-2021".

2} ,Gminny Program Polityki Zdrowotnej w oparciu o szczepienia przeciwko pneumokokom
dla oséb powyzej 50 r.z. w Gminie Brzeg Dolny na lata 2019-2023",

3) ,Program szczepier ochronnych przeciwko grypie dla oséb z grupy podwyzszonego ryzyka
powyiej 65 roku Zycia na lata 2019-2023" (Koszalin),

Przygotowanie opinii o projekcie programu polityki zdrowotnej jednostki samorzadu

terytorialnego wspdétfinasowanego przez UE w ramach EFS: ,Zdrowe dziecko - zdrowa rodzina.

Program wyréwnywania szans rozwojowych dzieci od 0 do 2 lat zagrozonych niepetnosprawnoécig

w wojewddztwie kujawsko-pomorskim poprzez kompleksowa wspodtprace z dzieckiem, jego

rodzing oraz personelem medycznym”.

/ey ’



Protokdt nr 30/2019 z posiedzenia Rady Przejrzystosci w dniu 30.07.2019 r.

8. Przygotowanie opinii w sprawie zasadnosci finansowania ze $rodkéw publicznych, w ramach
ratunkowego dostgpu do technologii lekowych, leku BLINCYTO (blinatumomab) we wskazaniu:
ostra biataczka limfoblastyczna pacjentéw pediatrycznych w wieku 3-18 lat (ICD-10: C€91.0).

9. Zakonczenie posiedzenia.

Rada jednogtosnie (7 oséb obecnych) zatwierdzita zmieniony porzadek obrad.
Zaden z cztonkéw Rady nie zgtosit konfliktu intereséw.

Ad 2. Analityk Agencji przedstawit prezentacje dot. leku Cimzia w ramach programu lekowego
dot. leczenia tuszczycy plackowatej (wniosek refundacyjny).

W trakcie trwania prezentacji, na posiedzenie
przybyt Artur Zaczyriski, ktory nie zadeklarowat
konfliktu intereséw.

Propozycje stanowiska przedstawit Andrzej Sliwczynski, po czym Rada przeprowadzita wstepng
dyskusjg, w ktdrej udziat brali: Rafat Nizankowski, Michat Mysliwiec i Andrzej Sliwczyriski.

Rada wystuchata stanowiska eksperta z dziedziny medycyny oraz przedstawiciela pacjentow.

Rada sformutowata tres¢ stanowiska, w czym udziat brali Michat Mysliwiec i Andrzej Sliwczynski,
a prowadzacy zarzadzit glosowanie, w wyniku ktérego Rada jednogtosnie (8 oséb obecnych) uchwalita
pozytywne stanowisko (zatacznik nr 1 do protokotu).

Ad 3. Na wstepie gfos zabrali Tomasz Pasierski i Michat Mysliwiec, po czym analityk Agencji przedstawit
prezentacjg dot. leku Galafold w ramach programu lekowego dot. leczenia choroby Fabry'ego (wniosek
refundacyjny), a propozycje stanowiska przedstawit Tomasz Pasierski.

W dyskusji i formutowaniu tredci stanowiska udziat brali Michat Mysliwiec i Tomasz Pasierski.

Prowadzacy zarzadzit glosowanie, w wyniku ktérego Rada jednogtoénie (8 0séb obecnych) uchwalita
negatywne stanowisko (zatacznik nr 2 do protokotu).

Ad 4. Czesciowq propozycje stanowiska przedstawita Barbara Jaworska-tuczak, a analityk Agencji
przedstawit prezentacje dot. leku Xeljanz w ramach programu lekowego dot. leczenia WZJG (wniosek
refundacyjny).

Barbara Jaworska-tuczak kontynuowata przedstawianie propozycji stanowiska, po czym Rada podjeta
dyskusje, w ktérej udziat brali: Andrzej Sliwczyriski, Michat Myéliwiec, Barbara Jaworska-tuczak
i Rafat Nizankowski.

Prowadzacy zarzadzit glosowanie. Rada jednogtos$nie (7 0séb obecnych; w gtosowaniu nie brat udziatu
Tomasz Pasierski, z uwagi na chwilowg nieobecno$¢ na sali) uchwalita negatywne stanowisko (zatacznik
nr 3 do protokotu).

Ad 5. Analityk Agencji przedstawit informacje dot. leku Opdivo we wskazaniu dot. raka
jasnokomarkowego nerki (RDTL), a propozycje opinii przedstawit Michat Mysliwiec.

Wobec braku gtoséw odmiennych od propozycji opinii, prowadzacy zarzadzit gtosowanie, w wyniku
ktérego Rada jednogtoénie (8 oséb obecnych) uchwalita pozytywna opinie (zatacznik nr 4
do protokotu).
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Ad 6. 1) Analityk Agencji przedstawit informacje dot. programu polityki zdrowotnej w zakresie cukrzycy
typu 2, a propozycje opinii przedstawit Rafat Nizankowski.

W dyskusji Rady udziat brali Dorota Kilafiska i Rafat Nizankowski, po czym prowadzacy zarzgdzit
gtosowanie, w wyniku ktérego Rada 6 glosami ,za”, przy 2 glosach ,przeciw” (8 oséb obecnych)
uchwalita pozytywng opinie (zatacznik nr 5 do protokotu).

2) Analityk Agencji przedstawit informacje dot. programu polityki zdrowotnej w zakresie szczepien
przeciwko pneumokokom, a propozycje opinii przedstawit Tomasz Mtynarski.

Wobec braku innych gtoséw, prowadzacy zarzadzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada jednogtosnie
(8 0sdb obecnych) uchwalita pozytywna opinie (zatacznik nr 6 do protokotu).

3) Analityk Agencji przedstawit informacje dot. programu polityki zdrowotnej w zakresie szczepien
przeciwko grypie, a propozycje opinii przedstawit Tomasz Mtynarski.

W czesci przeznaczonej na dyskusje gtos zabrali: Dorota Kilariska, Michat Mysliwiec i Tomasz Mtynarski,
po czym prowadzacy zarzadzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada jednogtosnie (8 oséb obecnych)
uchwalita pozytywna opinie (zatgcznik nr 7 do protokotu).

Ad 7. Analityk Agencji przedstawit prezentacje dot. programu polityki zdrowotnej wojewddztwa
kujawsko-pomorskiego. Gios zabrat Andrzej Sliwczynski, a nastepnie propozycje opinii przedstawita
Dorota Kilanska.

W dyskusji Rady i formutowaniu tresci opinii udziat brali: Michat Mysliwiec, Rafat Nizankowski,
Dorota Kilafiska i Andrzej Sliwczynski, po czym prowadzacy zarzadzit glosowanie, w wyniku ktérego
Rada jednogtosnie (8 osdb obecnych) uchwalita negatywng opinie (zatacznik nr 8 do protokotu).

Ad 8. Analityk Agencji przedstawit informacje dot. leku Blincyto we wskazaniu dot. ostre] biataczki
limfoblastyczej (RDTL), a propozycje opinii przedstawit Artur Zaczynski.

W dyskusji Rady udziat brali: Rafat Nizankowski, Michat Mysliwiec i Tomasz Pasierski, po czym
prowadzacy zarzadzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada jednogtosnie (8 oséb obecnych) uchwalita
pozytywna opinie (zatacznik nr 9 do protokotu).

Ad 9. Posiedzenie zakoriczyto sie o godzinie 12:13.

Wiceprzewodniczgcy Rady Przejrzystosci
Prof. Michat My§liwiec



Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 63/2019 z dnia 30 lipca 2019 roku
w sprawie oceny leku Cimzia (certolizumab pegol) w ramach
programu lekowego: , Leczenie umiarkowanej i ciezkiej postaci
tuszczycy plackowatej (ICD-10 L 40.0)”

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne objecie refundacjq produktu leczniczego
Cimzia (certolizumab pegol), roztwor do wstrzykiwan, 200 mg, 2 amp.-strzyk. 1
ml + 2 gaziki; EAN: 5909990734894, w ramach programu lekowego: , Leczenie
umiarkowanej i ciezkiej postaci tuszczycy plackowatej (ICD-10 L 40.0)”, w ramach
istniejgcej grupy limitowej i wydawanie go bezptatnie, pod warunkiem znacznej
obnizki ceny.
Rada Przejrzystosci wskazuje, ze

, cena leku Cimzia powinna byc¢ nizsza niz inne dostepne
w Polsce biopodobne leki biologiczne z grupy hamujgcych TNF alfa.

Rada nie zgtasza uwag do projektu programu lekowego.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Lek Cimzia ma duze powinowactwo do ludzkiego TNFa i wigzZe sie z nim ze statq
dysocjacji (KD) rowng 90 pM. TNFa jest kluczowg cytoking prozapalng, ktora
odgrywa zasadniczq role w procesach zapalnych. Cimzia w sposob wybidrczy
neutralizuje dziatanie TNFa (IC90 = 4 ng/ml dla hamowania ludzkiego TNFa
w tescie cytotoksycznosci wobec komorek wtokniakomiesaka mysiego linii L929
in vitro), ale nie neutralizuje limfotoksyny a (TNF8).

Wykazano, ze Cimzia neutralizuje zarowno btonowgq, jak i rozpuszczalng forme
ludzkiego TNFa w sposob zalezny od dawki. Inkubacja monocytow z produktem
Cimzia spowodowata zalezne od dawki zahamowanie indukowanego
lipopolisacharydem (LPS) wytwarzania TNFa i IL16 w ludzkich monocytach.
Cimzia nie zawiera fragmentu krystalizujgcego (Fc), ktory normalnie wystepuje
w kompletnych przeciwciatach, dlatego in vitro nie wiqgze dopetniacza ani nie
powoduje cytotoksycznosci komorkowej zaleznej od przeciwciat. Nie indukuje
apoptozy in vitro w ludzkich monocytach lub limfocytach pochodzqcych z krwi
obwodowej, ani nie powoduje degranulacji neutrofili.

Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

ul. Przeskok 2, 00-032 Warszawa tel. (+48 22) 101-46-00 fax (+48 22) 46-88-555
NIP 525-23-47-183 REGON 140278400

e-mail: sekretariat@aotmit.gov.pl

www.aotmit.gov.pl




Stanowisko Rady Przejrzystosci AOTMIT nr 63/2019 z dnia 30 lipca 2019 r.

Lek ten byt dotychczas oceniany przez Rade oraz Prezesa AOTMIT

w nastepujgcych wskazaniach:

e ciezkiej, aktywnej postaci zesztywniejgcego zapalenia stawow kregostupa
(2ZSK);

e fuszczycowym zapaleniu stawdw o przebiegu agresywnym (tZS);

e ciezkiej, aktywnej postaci spondyloartropatii osiowej (SpA) bez zmian
radiograficznych charakterystycznych dla ZSKK;

e ciezkiej, aktywnej postaci zesztywniajgcego zapalenia stawow kregostupa
(ZZSK) oraz spondyloartropatii osiowej (SpA) bez zmian radiograficznych
charakterystycznych dla ZZSK;

e reumatoidalnego zapalenia stawdw o przebiegu agresywnym (RZS).

Zgodnie z obwieszczeniem Ministra Zdrowia z dnia 27 czerwca 2019 r. w sprawie
wykazu refundowanych lekdw, srodkow spozywczych specjalnego przeznaczenia
Zywieniowego oraz wyrobow medycznych na 1 lipca 2019 r., obecnie w ramach
programu leczenia umiarkowanej i ciezkiej postaci tuszczycy plackowatej (kod
ICD-10 L40.0; zatqcznik B.47) finansowane sq nastepujgce substancje:
adalimumab, etanercept, infliksymab, iksekizumab, sekukinumab, ustekinumab.

Dowody naukowe

Nie zidentyfikowano badann klinicznych umozliwiajgcych  porownanie
certolizumabu

Nie zidentyfikowano ani jednej
publikacji dotyczqcej efektywnosci praktycznej certolizumabu pegol.
Odnaleziono 5 rekomendacji klinicznych dotyczqcych  wnioskowanego
wskazania; wszystkie zalecajq rozpoczecie terapii lekami biologicznymi,
po niepowodzeniu terapii systemowej np. metotreksatem lub cyklosporyng.
Najnowsze odnalezione wytyczne American Academy of Dermatology (AAD),
opublikowane w 2019 roku, oraz Polskie Towarzystwo Dermatologiczne
wymieniajqg mozliwos¢ zastosowania certolizumabu u pacjentow z fuszczycq
umiarkowanqg do ciezkiej. Zgodnie z badaniami CRIB oraz CRADLE zostafo
potwierdzone bezpieczenstwo jego stosowania u kobiet w cigzy oraz podczas
karmienia piersiq.

Problem ekonomiczny
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, jednak przedstawiona analiza

Gtowne argumenty decyzji

Lek Cimzia (certolizumab pegol), moze byc¢ opcjqg terapeutycznq dla pacjentow
ztuszczycq w ramach istniejgcego programu lekowego, pod warunkiem
obnizenia kosztdw do terapii z wykorzystaniem biopodobnych lekow hamujgcych
TNFa.

Jednoczesnie Rada zwraca uwage, ze ustawowy mechanizm obnizania ceny
0 25% w przypadku wiqczania do systemu refundacji kolejnego leku (w systemie
refundacji aptecznej) do tej samej grupy limitowej (art. 13 ust. 2 Ustawy z dnia
12 maja 2011 roku o refundacji lekow, srodkow spozywczych specjalnego
przeznaczenia Zywieniowego oraz wyrobdw medycznych) powinien miec
zastosowanie rowniez w odniesieniu do innych sciezek finansowania technologii
lekowej ze srodkow publicznych.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt. 2 ustawy z 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, sSrodkéw
spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2019 r., poz. 784
zpdin. zm.), z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji
nr: 0T.4331.25.2019 Wnhniosek o objecie refundacjg leku Cimzia (certolizumab pegol) w ramach programu
lekowego «Leczenie umiarkowanej i ciezkiej postaci tuszczycy plackowatej (ICD-10 L40.0)»”. Data ukonczenia:
19.07.2019r.

Inne wykorzystane Zrddta danych:

1. Opinia przedstawiciela pacjentow oraz opinia eksperta, przedstawione w trakcie posiedzenia.



KARTA NIEJAWNOSCI

Dane zakreslone kolorem Zottym stanowiq informacje publiczne podlegajqce wylgczeniu ze
wzgledu na tajemnice przedsiebiorcy (VEDIM Sp. z 0.0.).

Zakres wylgczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem VEDIM Sp. z o0.0.
o zakresie tajemnicy przedsigbiorcy.

Podstawa prawna wylgczenia jawnosci: art. 5 ust. 2 ustawy z dnia 6 wrzesnia 2001 r.
o dostepie do informacji publicznej (Dz. U. 7 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.
22018 r., poz. 419).

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

Podmiot w interesie ktorego dokonano wylgczenia jawnosci: VEDIM Sp. z 0.0.



Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 64/2019 z dnia 30 lipca 2019 roku
w sprawie oceny leku Galafold (migalastatum) w ramach programu
lekowego: , Leczenie choroby Fabry'ego”

Rada Przejrzystosci uznaje za niezasadne objecie refundacjq produktu
leczniczego Galafold (migalastatum) 123 mg, kapsutki twarde, 14 sztuk, EAN
5909991390273, w ramach programu lekowego: , Leczenie choroby Fabry'ego”.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Choroba Fabry'ego jest rzadka (1,100 000), dziedziczona recesywnie w sprzezeniu
z chromosomem X, spowodowana niedoborem enzymu lizosomalnego alfa-
galaktozydazy A. Choroba ma liczne przykre objawy, takie jak: zaburzenia
neurologiczne,uposledzenie tolerancji wysokiej temperatury i zmniejszenie
wydzielania potu, hipertermia, parestezje dalszych czesci koriczyn (w dzieciristwie
silne bdle), charakterystyczne rozsiane zmiany skdrne, rogowaciejgce naczyniaki
(angiokeratoma), objawy oczne - zacma podtorebkowa, zmetnienie rogowki
i postepujgce uposledzenie stuchu. Skraca tez Zycie z uwagi na czestsze
wystepowanie uszkodzenia nerek, incydentow sercowo-naczyniowych , takich jak
udar mozgu, zawat serca i niewydolnosc serca. Powiktania te wystepujq u ok 5%
chorych z chorobg Fabry’ego i sq przyczynq znaczqcego (o ok 15-20 lat) skrécenia
czasu przezycia chorych.

Leczenie przyczynowe polega na enzymatycznej terapii zastepczej czyli
podawaniu rekombinowanego analogu «a-galaktozydazy: agalzydazy alfa
(Replagal) i agalzydaza beta (Fabrazyme). Leczenie to, mimo jego uzasadnienia
teoretycznego, nie spetnito poktadanych w nim nadziei, z uwagi
na nieudowodniony wptyw na wazne klinicznie punkty koricowe.

Migalastat (lek Galafold) jest pierwszym zatwierdzonym w Unii Europejskiej
biatkiem opiekuriczym, przeznaczonym do leczenia chorych > 16 r. z. z chorobg
Fabry’ego .

Dowody naukowe

Do analizy klinicznej wnioskodawcy wiqgczono 2 badania randomizowane:
FACETS (MIG vs PLC) i ATTRACT (MIG vs substytucja enzymem) oraz 1 badanie
jednoramienne, dotyczgce skutecznosci praktycznej migalastatu w populacji
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0s0b dorostych z chorobq Fabry'ego. Pierwszorzedowe punkty koricowe dotyczyty
parametrow biochemicznych w zakresie funkcji nerek Nie wykazano istotnej
statystycznej roznicy miedzy MIG a PLC pod wzgledem jakosci zycia i zmniejszenia
czestosci zdarzen sercowo-naczyniowych. Nalezy tu zauwazyé, ze 18 miesieczny
okres badania, moze by¢ zbyt krotki na ujawnienie wszystkich korzysci terapii,
jak rowniez jej dziatan niepozgdanych.

Problem ekonomiczny

Glowne argumenty decyzji

e Dowody naukowe niskiej jakosci

Mozna powotac sie tu na opinie Prescrire: Brak dowodow skutecznosci leku,
a dziatania niepozgdane sq ciggle niedostatecznie poznane.

Nowy lek nie moze by¢ uwazany za postep terapeutyczny tylko dlatego, ze ma
nowy mechanizm i jest przyimowany doustnie. Musi rdownieZz udowodnic
skutecznos¢ w oparciu o kliniczne punkty koricowe, co nie ma miejsca
w przypadku migalastatu.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt. 2 ustawy z 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, sSrodkéw
spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2019 r., poz. 784
zpdin. zm.), z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji
nr: 0T.4331.28.2019 ,Wniosek o objecie refundacjg leku Galafold (migalastatum) w ramach programu lekowego:
«Leczenie choroby Fabry'ego»”. Data ukoriczenia: 18.07.2019 r.



KARTA NIEJAWNOSCI

Dane zakreslone kolorem Zottym stanowiq informacje publiczne podlegajqce wylgczeniu ze
wzgledu na tajemnice przedsiebiorcy (Amicus Therapeutics UK Ltd).

Zakres wylgczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem Amicus Therapeutics UK Ltd
o zakresie tajemnicy przedsigbiorcy.

Podstawa prawna wylgczenia jawnosci: art. 5 ust. 2 ustawy z dnia 6 wrzesnia 2001 r.
o dostepie do informacji publicznej (Dz. U. 7 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.
22018 r., poz. 419).

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

Podmiot w interesie ktorego dokonano wylgczenia jawnosci: Amicus Therapeutics UK
Ltd



Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 65/2019 z dnia 30 lipca 2019 roku
w sprawie oceny leku Xeljanz (tofacitinibum) w ramach programu
lekowego: , Leczenie pacjentow z wrzodziejgcym zapaleniem jelita
grubego (WZJG) (ICD-10 K51)”

Rada Przejrzystosci uznaje za niezasadne objecie refundacjq produktow

leczniczych:

e Xeljanz (tofacitinibum), tabletki powlekane, 10 mg, 56 tabl., EAN:
5415062342800;

e Xeljanz (tofacitinibum), tabletki powlekane, 5 mg, 56 tabl., EAN:
5907636977100.,

w ramach programu lekowego: ,Leczenie pacjentow z wrzodziejgcym
zapaleniem jelita grubego (WZJG) (ICD-10 K51)”.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Whnioskowane jest objecie refundacjqg produktu leczniczego Xeljanz (tofacytynib)
ze srodkow publicznych w ramach odrebnej grupy limitowej, poprzez dopisanie
tofacytynibu do istniejgcego programu lekowego leczenia pacjentow z WZJG
(B.55).

Whnioskowany program lekowy stanowi rozszerzenie obecnie finansowanego
programu lekowego , Leczenie pacjentow z wrzodziejgcym zapaleniem jelita
grubego (WZJG) (ICD-10 K51)” o mozliwosc¢ leczenia pacjentdw z ciezkqg postacig
WZJG tofacytynibem, obejmujqcq:

Produkt Xeljanz zostat zarejestrowany : 22 marca 2017 przez EMA i wskazany
do stosowania w:

e reumatoidalnym zapaleniu stawdw,
e tuszczycowym zapaleniu stawow,

e wrzodziejgcym zapaleniu jelita grubego.
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Ponadto Xeljanz jest oznaczony symbolem czarnego tréjkqta, co oznacza
iz wymagane jest okresowe aktualizowanie sprawozdania dotyczgcego
bezpieczerstwa. Whnioskowane warunki objecia refundacjg, tj. kategoria
refundacyjna, przynaleznosc¢ do grupy limitowej i poziom odptatnosci, sq zgodne
z zapisami ustawy o refundacji. Wnioskodawca zaproponowat RSS.

W proponowanym programie lekowym zapisy dotyczgce kryteriow definicji
populacji docelowej sq zgodne z obecnymi kryteriami refundacyjnymi dla lekow
biologicznych stosowanych w leczeniu ciezkiej postaci WZJG.

Dowody naukowe

Dla porédwnania tofacytynibu z placebo wtgczono badania z randomizacjq:

e badanie Il fazy (NCT0O0787202) oceniajqce efektywnosc kliniczng tofacytynibu
w leczeniu indukujgcym, ktorego wyniki opisano w 2 publikacjach: Panés
2015, Sandborn 2012;

e probe OCTAVE obejmujgcq OCTAVE Induction 1 (NCT01465763) i OCTAVE
Induction 2 (NCT01458951) oceniajgcych efektywnosc kliniczng tofacytynibu
w leczeniu indukujgcym oraz OCTAVE Sustain (NCT01458574) oceniajgce
efektywnosc kliniczng tofacytynibu w leczeniu podtrzymujgcym, a takze faze
wydtuzong wymienionych badann OCTAVE Open (NCT01470612).

Nie odnaleziono badan bezposrednio pordwnujgcych tofacytynib z pozostatymi

komparatorami.

W przypadku pordwnania z lekami biologicznymi obecnie refundowanymi
w programie lekowym (wedolizumab, infliksymab) z uwagi na brak badan head-
to-head konieczne byto przeprowadzenie metaanalizy sieciowej. W ramach
porownania posredniego wykazano co najmniej podobnq skutecznosc¢ kliniczng
tofacytynibu w porownaniu z lekami biologicznymi oraz porownywalne
bezpieczeristwo.

Tofacytynib  jest rekomendowany w leczeniu pacjentow  dorostych
z umiarkowangq do ciezkiej czynng postacig WZJG w celu wywotania remisji (ACG
2019), a takze u pacjentdow z niewystarczajgcq odpowiedzig, utratqg odpowiedzi
lub nietolerancjg leczenia konwencjonalnego lub leczenia biologicznego (NICE
2019, ACG 2019). Zalecane jest takze kontynuowanie leczenia tofacytynibem
w celu utrzymania remisji u pacjentow, u ktdrych wczesniej wystepowata
umiarkowana lub ciezka aktywnosc¢ po indukcji remisji tofacytynibem (ACG
2019).

Problem ekonomiczny
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Kluczowy wptyw na kierunek wynikdw analizy wptywu na budzet majq przyjete
koszty komparatoréw oraz zatoZzenia odnosnie liczby pacjentow wtgczanych
do programu lekowego.

Glowne argumenty decyzji

Lek ma co najmniej podobnqg skutecznosc¢ i bezpieczeristwo jak wedolizumab
i infliksymab.

Analiza ekonomiczna nie zawiera analizy podstawowej (§ 5. ust. 1 pkt 1
rozporzqdzenia ws. wymagan minimalnych).

Tym samym niespetnione sq rowniez kolejne punkty § 5.
ust. 1 ww. rozporzqgdzenia.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt. 2 ustawy z 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, srodkéw
spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2019 r., poz. 784
z pézn. zm.), z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji
nr: 0T.4331.20.2019 ,Wniosek o objecie refundacjg leku Xeljanz (tofacytynib) w ramach programu lekowego:
«Leczenie pacjentéw z wrzodziejgcym zapaleniem jelita grubego (WZJG) (ICD-10 K51)»”. Data ukoriczenia:
18.07.2019r.



KARTA NIEJAWNOSCI

Dane zakreslone kolorem Zottym stanowiq informacje publiczne podlegajqce wylgczeniu ze
wzgledu na tajemnice przedsiebiorcy (Pfizer Polska Sp. z 0.0.).

Zakres wylgczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem Pfizer Polska Sp. z o.0.
o zakresie tajemnicy przedsigbiorcy.

Podstawa prawna wylgczenia jawnosci: art. 5 ust. 2 ustawy z dnia 6 wrzesnia 2001 r.
o dostepie do informacji publicznej (Dz. U. 7 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.
22018 r., poz. 419).

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

Podmiot w interesie ktorego dokonano wylgczenia jawnosci: Pfizer Polska Sp. z 0.0.



Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 224/2019 z dnia 30 lipca 2019 roku
w sprawie oceny zasadnosci finansowania ze srodkow publicznych,
w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowych, leku
Opdivo (niwolumab) we wskazaniu: rak jasnokomadrkowy nerki (ICD-
10: C64) w stadium rozsiewu jako Il lub kolejna linia

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne finansowanie ze srodkow publicznych,
w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowych, leku Opdivo
(niwolumab), koncentrat do sporzqdzania roztworu do infuzji, fiolka a 10 mg/ml
(4 ml) we wskazaniu: rak jasnokomdrkowy nerki (ICD-10: C64) w stadium
rozsiewu jako Ill lub kolejna linia, pod warunkiem dobrego stanu
funkcjonalnego pacjenta.

Uzasadnienie

Istotnosc stanu kliniczneqgo, ktoreqo dotyczy wniosek

Rak nerkowokomorkowy (RCC,ang.renal cell carcinoma) jest nowotworem
ztosliwym wywodzgcym sie w wiekszosci przypadkow z nabtonka cewek kretych
blizszych, a bardzo rzadko z innych struktur nerki. Jest trzecim pod wzgledem
zachorowalnosci nowotworem ztosliwym narzqdow moczowo-ptciowych
i stanowi okoto 80-90% wszystkich guzow nerek. WSsrod chorych dominujg
mezczyzni, a szczyt zachorowan obserwuje sie miedzy 60 a 70 rokiem Zycia.
Wedtug Krajowego Rejestru Nowotworow (KRN) w 2016 roku w Polsce
odnotowano 5134 nowych zachorowan (3134 u mezczyzn) i 2637 zgondow.

Skutecznosc kliniczna i praktyczna

Niwolumab jest ludzkim przeciwciatem, ktore wigze sie z receptorem
zaprogramowanej Smierci-1 (PD-1) i blokuje jego oddziatywanie z jego
ligandami, nasilajqgc przeciwnowotworowq odpowiedz limfocytow T.

Badanie rejestracyjne Check Mate 025-eksperymentalne badanie rejestracyjne,
odnoszgce sie do zastosowania niwolumabu w m.in. Il linii leczenia,
w schemacie podlegajgcym ocenie, ktore zostato opisane w AWA
0T.4351.30.2016 oraz w raporcie Agencji 0T.4320.14.2018. W badaniu tym byli
wigczani pacjenci, u ktdrych stosowano nie wiecej niz Il linie leczenia.
Badanie Giorgi 2018 i Vitale 2018 dotyczgce skutecznosci praktycznej
i bezpieczenstwa niwolumabu stosowanego u pacjentow z przerzutowym
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nerkowokomodrkowym rakiem, czes¢ pacjentow otrzymywata niwolumab w Il
linii oraz dalszych liniach leczenia.

W badaniu Check Mate 025 Niwolumab, w pordwnaniu z ewerolimusem,
w istotny statystycznie sposob wydtuzat przezycie catkowite (HR = 0,73 [98.5%
Cl, 0,57; 0,93]). Nie odnotowano zas istotnych statystycznych rdznic pomiedzy
interwencjami w odniesieniu do przezycia wolnego od progresji choroby
(mediana: 4,6 mies. vs 4,4 mies.; HR = 0,88 [0,75; 1,03]). Jakos¢ zycia byta
istotnie statystycznie wyisza w pordéwnaniu z ewerolimusem. Znamienng
przewage niwolumabu wykazano w odniesieniu do prawdopodobienstwa
uzyskania obiektywnej odpowiedzi na leczenie (ORR; RR = 4,69 [3,02; 7,28]),
w tym odpowiedzi czesciowej (PR; RR = 4,96 [3,13; 7,87]).

Prace Giorgi 2018 i Vitale 2018 wykazaty, ze podanie niwolumabu w Il linii
leczenia pozwalato na osiggniecie nastepujqcych efektow: odpowiedz catkowita
na leczenie (ang. complete response, CR) zostata odnotowana w przypadku
3 pacjentow (0,8%), czesciowa odpowiedz na leczenie (ang. partial response,
PR) zostata odnotowana w przypadku 87 pacjentdow (22,4%), choroba stabilna
(ang. stable disease, SD) zostata odnotowana w przypadku 124 pacjentow
(31,9%), natomiast choroba postepujgca (ang. progressive disease, PD) zostata
odnotowana u 141 pacjentow (36,2%).

Bezpieczenstwo stosowania

W badaniu Check Mate 025 niwolumab charakteryzowat sie korzystniejszym
od ewerolimusu  profilem bezpieczenistwa w odniesieniu do zdarzen
niepozqgdanych posiadajgcych zwigzek z przyjmowangq terapiq (TRAE) (79% vs
88%; RR = 0,89 [0,84; 0,95]), w tym zdarzen o nasileniu stopnia 3-4. (19% vs
37%; RR = 0,51 [0,40; 0,65]) oraz epizodow prowadzqgcych do przerwania terapii
(8% vs 13%; RR = 0,58 [0,38;, 0,89]). Ponadto, szczegotowa analiza
bezpieczenstwa wykazata, ze niwolumab charakteryzuje sie nizszym ryzykiem
wystgpienia poszczegdlnych zdarzen zakwalifikowanych jako TRAE, w tym:
anemii, biegunki, dusznosci, hiperglikemii, hipertriglicerydemii, kaszlu,
krwawienia z nosa, obrzeku obwodowego, obnizenia apetytu, wysypki,
zaburzen smaku, zapalenia jamy ustnej, zapalenia ptuc i zapalenia sluzéwek.

Relacja korzysci zdrowotnych do ryzyka stosowania

EMA w swoim raporcie uznata, Zze dla leku Opdivo w przekonujgcy sposob
wykazano, ze terapia przynosi korzysci pacjentom z  niektdorymi
zaawansowanymi nowotworami, zwiekszajgc przezycie pacjentow lub czas,
w ktorym mogq zy¢ bez nasilenia choroby. Dziatania niepozgdane leku Opdivo
uznano za mozliwe do opanowania. Zgodnie z raportem EMA, uwaza sie,
ze stosunek miedzy korzysciami a ryzykiem wynikajgcym ze stosowania leku
Opdivo w zarejestrowanym wskazaniu zostat uznany za korzystny. W opinii
Konsultanta Krajowego w dziedzinie onkologii klinicznej: ,, leczenie niwolumbem
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jest dos¢ dobrze tolerowane, a wiec stosunek korzysci do ryzyka jest
zadawalajgcy”.

Konkurencyjnosc¢ cenowa

—

Wptyw na wydatki podmiotu zobowigzaneqo do finansowania swiadczen
ze srodkow publicznych i swiadczeniobiorcow

—

Alternatywna technologia medyczna, w rozumieniu ustawy o sSwiadczeniach,
oraz jej efektywnosc kliniczna i bezpieczenstwo stosowania

Przyjeto, ze technologiami alternatywnymi dla niwolumabu moze byc
kabozatynib lub ewerolimus, ktore sq mniej efektywne i majq wiecej dziatan
niepozgdanych.

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 31s ust. 6 pkt. 4 ustawy z 27 sierpnia 2004 r. o swiadczeniach opieki
zdrowotnej finansowanych ze s$rodkéw publicznych (Dz. U. z 2019 r., poz. 1373), z uwzglednieniem
opracowania w sprawie zasadnosci finansowania ze Srodkéw publicznych, nr: 0T.422.53.2019, ,Opdivo
(niwolumab) we wskazaniu: rak jasnokomarkowy nerki w stadium rozsiewu (11 lub kolejna linia terapii) (ICD-10:
C64)”. Data ukonczenia: 24 lipca 2019 r.

w



KARTA NIEJAWNOSCI

Dane zakreslone kolorem czarnym stanowiq informacje publiczne podlegajgce wytqczeniu ze
wzgledu na tajemnice przedsiebiorcow (Bristol-Myers Squibb Pharma EEIG).

Zakres wylgczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem Bristol-Myers Squibb Pharma EEIG
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. 2 2016 ., 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.
22018 r., poz. 419).

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

Podmiot w interesie ktorego dokonano wylgczenia jawnosci: Bristol-Myers Squibb Pharma
EEIG.



Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 225/2019 z dnia 30 lipca 2019 roku
o projekcie programu ,,Program profilaktyki cukrzycy typu 2 dla
mieszkancéw Krosna w wieku 45-65 lat na lata 2019-2021"

Rada Przejrzystosci opiniuje pozytywnie projekt programu polityki zdrowotnej
,Program profilaktyki cukrzycy typu 2 dla mieszkancow Krosna w wieku 45-65 lat
na lata 2019-2021”, pod warunkiem uwzglednienia uwag Rady.

Uzasadnienie

Przedmiotem oceny jest projekt programu polityki zdrowotnej zaplanowany
do realizacji przez miasto Krosno, z zakresu diabetologii. Populacje docelowq
stanowiqg osoby w wieku 45-65 lat, zamieszkate na terenie miasta.
Interwencje przewidziane do realizacji w ramach programu obejmujq
przeprowadzenie edukacji, badan przesiewowych oraz porad diabetologicznych
i dietetycznych. Program ma byc¢ realizowany w latach 2019-2021. Planowane
koszty catkowite programu zostaty oszacowane na kwote 134 000 zt.

W ramach projektu programu zaplanowano przeprowadzenie nastepujgcych
interwencji:

e Fdukacja zdrowotna:

» wyktady z zakresu profilaktyki cukrzycy typu 2, patogenezy, objawodw,
czynnikow ryzyka, rozwoju powiktan, edukacji Zywieniowej oraz aktywnosci
fizycznej;

» podczas konsultacji lekarskiej (przekazanie wiedzy na temat czynnikow
ryzyka, diagnostyki, leczenia chorob uktadu krqzenia, ksztattowania
prawidfowych wzorcow zdrowotnych | Zywieniowych, koniecznosci
podejmowania reqularnej aktywnosci fizycznej, radzenia sobie ze stresem);

» Badanie przesiewowe (badania biochemiczne krwi: glikemia na czczo; pomiar
cisnienia tetniczego, pomiar wzrostu i masy ciafa, obliczenie wskaznika BMI;
pomiar obwodu pasa; ocena rozwoju cukrzycy na podstawie skali FINDRISC).

e Porada lekarska:

Y

omdwienie wynikow badan i przekazanie zalecen terapeutycznych;

A\

skierowanie osob z nieprawidfowq wartoscig BMI (powyzej 25) na konsultacje
z dietetykiem;
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» Porada dietetyczna realizowana przez dietetyka z czestotliwosciqg 1 raz na
kwartatf, obejmujgca elementy edukacji Zywieniowej w cukrzycy typu 2,
prawidtowego stosowania wymiennikow, interakcji sktadnikow diety z lekami
itp. oraz regularne pomiary antropometryczne w trakcie trwania programu
celem monitorowania wskaznika BMI.

Koszty jednostkowe: 30 zt — koszt badania przesiewowego, 100 zt — koszt porady
lekarza diabetologa, 200 zt — koszt 4 porad dietetycznych (po 50 zt kazda).

Uwagi Rady

Whnioskodawca nie przedstawit dowodow naukowych na potencjalng
skutecznos¢ proponowanych interwencji. Rada uznaje za bardzo mato
prawdopodobne, aby proponowane wyktady dwa razy w roku prowadzone przez
lekarza lub co kwartat przez dietetyczke w znaczgcy sposob zmienity nawyki
Zywieniowe stuchaczy.

Rada podziela poglgd wnioskodawcy, iz problem zagrozenia cukrzycq jest bardzo
istotny spotecznie uwaza jednak, iz bez niezaleznego od wykonawcy
monitorowania skutecznosci dziatan profilaktycznych takich jak czestosc
uzyskiwania korzystnych zmian (redukcja BMI) koszty poniesione na program
przyniosq korzysc jedynie realizatorom programu, ale nie pacjentom.

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 48a ustawy z 27 sierpnia 2004 r. o Swiadczeniach opieki zdrowotne;j
finansowanych ze s$rodkéw publicznych (Dz. U. z 2019 r., poz. 1373), z uwzglednieniem raportu
nr: 0T.441.78.2019 ,Program profilaktyki cukrzycy typu 2 dla mieszkancéw Krosna w wieku 45-65 lat na lata
2019-2021" realizowany przez: Miasto Krosno, data ukonczenia raportu: lipiec 2019 oraz Aneksu do raportéw
szczegotowych: , Programy z zakresu profilaktyki i wczesnego wykrywania cukrzycy — wspélne podstawy oceny”
z kwietnia 2016.



Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 226/2019 z dnia 30 lipca 2019 roku
o projekcie programu ,,Gminny program polityki zdrowotnej w
oparciu o szczepienia przeciwko pneumokokom dla oséb powyzej 50
r.z. w gminie Brzeg Dolny na lata 2019-2023”

Rada Przejrzystosci opiniuje pozytywnie projekt programu polityki zdrowotnej
,Gminny program polityki zdrowotnej w oparciu o szczepienia przeciwko
pneumokokom dla osob powyzej 50 r.z. w gminie Brzeg Dolny na lata 2019-
2023”, pod warunkiem uwzglednienia uwag zawartych w raporcie AOTMIT.

Uzasadnienie

Oceniany projekt programu wpisuje sie w priorytety zdrowotne ,zmniejszenie
zachorowalnosci i przedwczesnej umieralnosci z powodu przewlektych chordb
uktadu oddechowego” oraz ,zwiekszenie skutecznosci zapobiegania chorobom
zakaznym i zakazeniom, w tym przeciwdziatanie skutkom nieprawidtowej
antybiotykoterapii”, wymienionych w Rozporzqdzeniu Ministra Zdrowia z dnia
27 lutego 2018 r. (Dz.U. 2018 poz. 469).

Whioskodawca w prawidtowy sposob opisat wybrany problem zdrowotny, jakim
sq zakazenia  Streptococcus pneumoniae. Pneumokoki to szeroko
rozpowszechnione w sSrodowisku patogeny, ktore mogq wywofac¢ Inwazyjng
Chorobe Pneumokokowq (IChP) w postaci zapalenia opon mézgowych, zapalenia
ptuc lub bakteriemii, albo nieinwazyjnq, skutkujgcq ostrym zapaleniem ucha
srodkowego lub zatok. Najwiecej inwazyjnych zachorowan wystepuje u dzieci
do5 r.z. oraz u osob powyzej 65 r.z. Zakazenia pneumokokowe wsrod osob
starszych majq bardzo ciezki przebieg zwigzany z rozwojem powiktfan
lub trwatych uszczerbkow na zdrowiu, zaostrzeniem chorob przewlektych, a takze
wysokim ryzkiem zgondow. We wniosku przywofano krajowe i regionalne dane
epidemiologiczne.

Szczepienia ochronne stanowiq najskuteczniejszqg metode zapobiegania
zakazeniom pneumokokowym. Zgodnie z Programem Szczepieri Ochronnych
na 2019 rok szczepienia przeciw pneumokokom nalezq do grupy szczepien
obowigzkowych i wykonywane sq u wszystkich nowonarodzonych dzieci
(poczgwszy od 1 stycznia 2017 r.). Szczepienia te sq rowniez zalecane m.in. dla
0s0b dorostych powyzej 50 r.z., a takze o0sob z okreslonymi chorobami
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Opinia Rady Przejrzystosci AOTMIT nr 226/2019 z dnia 30 lipca 2019 r.

przewlektymi i zaburzeniami odpornosci. W ramach szczepien zalecanych caty
koszt zakupu szczepionki ponosi osoba szczepiona, natomiast badania
kwalifikacyjne oraz wykonanie szczepienia finansowane sq przez NFZ w oparciu
o umowy zawarte z placowkami medycznymi.

Gtownym zatozeniem opiniowanego projektu jest ,poprawa stanu zdrowia
dorostych w wieku 50 lat i starszych zamieszkatych na terenie gminy Brzeg Dolny
w latach 2019-2023, poprzez przeprowadzenie skutecznych szczepien przeciwko
pneumokokom, w celu obnizenia ryzyka ciezkiego przebiegu zakazen
pneumokokowych, nosicielstwa bakterii, powiktan po zakazeniu, a takze kosztow
zwigzanych z leczeniem ww. schorzen”. Populacje docelowg programu bedq
stanowic osoby w wieku =50 lat, zamieszkate na state na terenie gminy Brzeg
Dolny, ktdre nie byty szczepione przeciwko pneumokokom i u ktdrych wystepujqg
dodatkowe czynniki ryzyka (jak cukrzyca, POChP, choroby krqzeniowo-
naczyniowe). Zaplanowano zaszczepienie 350 osob rocznie, tj. okoto 5,6%
populacji docelowej (zgodnie z danymi GUS). Program ma byc¢ realizowany
w latach 2019-2023. tqcznie zaplanowano zaszczepienie 1750 0sob, co stanowi
okoto 28% populacji docelowe;.

W projekcie zaplanowane zostaly dziatania informacyjno-promocyjne oraz
edukacyjne. Osoby spetniajgce kryteria wigczenia do programu zostanqg
zaszczepione 13-walentng szczepionkq przeciwko pneumokokom, schematem
jednodawkowym, a wiec zgodnym z Charakterystykq Produktu Leczniczego.
Projekt przewiduje monitorowanie zgtaszalnosci do programu oraz ocene jakosci
Swiadczen na podstawie analizy anonimowych ankiet satysfakcji skierowanych
do uczestnikow programu, jak rowniez ewaluacje. Planowane koszty catkowite
zostaty oszacowane na 102 500 zt rocznie (koszt jednostkowy 290 zt). Program
ma by¢ finansowany z budzetu gminy Brzeg Dolny.

Nalezy zwrdci¢ uwage, w slad za raportem AOTMIT, ze cel gtowny wskazany
w projekcie zostat sformufowany w sposob ogdlny i jest trudno mierzalny.
Cele szczegofowe nie sq zas do konca zgodne z koncepcjq SMART. Dobrze
sformutowany cel powinien byc¢: sprecyzowany, mierzalny, osiqgalny, istotny
i zaplanowany w czasie. Wiekszos¢ miernikdw nie odnosi sie bezposrednio
do celow programu, nie przytoczono tez miernikow do zatozenia gtdwnego oraz
znacznej czesci celow szczegotowych. Dodatkowo, istnieje znaczqca dysproporcja
miedzy danymi demograficznymi przedstawionymi przez wnioskodawce
a danymi GUS. Whnioskodawca nie przewidziat wystarczajgcych wskaznikow
dotyczgcych oceny efektywnosci programu, w zwigzku tym kompleksowa
ewaluacja dziatann moze byc¢ utrudniona.



Opinia Rady Przejrzystosci AOTMIT nr 226/2019 z dnia 30 lipca 2019 r.

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 48a ustawy z 27 sierpnia 2004 r. o Swiadczeniach opieki zdrowotne;j
finansowanych ze $rodkéw publicznych (Dz. U. z 2019 r., poz. 1373), z uwzglednieniem raportu
nr: 0T.441.76.2019 ,,Gminny program polityki zdrowotnej w oparciu o szczepienia przeciwko pneumokokom dla
0s6b powyzej 50 r.z. w gminie Brzeg Dolny na lata 2019-2023” realizowany przez: Gmine Brzeg Dolny, data
ukoriczenia raportu: lipiec 2019 oraz Aneksu do raportdw szczegétowych: ,Szczepienia przeciwko pneumokokom
wsrdd osob starszych —wspdlne podstawy oceny” z grudnia 2018 r.



Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr227/2019 z dnia 30 lipca 2019 roku
o projekcie programu ,,Program szczepien ochronnych przeciwko
grypie dla osob z grupy podwyzszonego ryzyka powyzej 65 roku zycia
na lata 2019-2023” miasta Koszalin

Rada Przejrzystosci opiniuje pozytywnie projekt programu polityki zdrowotnej
,Program szczepieri ochronnych przeciwko grypie dla 0séb z grupy
podwyzZszonego ryzyka powyzej 65 roku Zycia na lata 2019-2023” miasta
Koszalin, pod warunkiem uwzglednienia uwag zawartych w raporcie AOTMIT.

Uzasadnienie

Oceniany projekt programu wpisuje sie w priorytet zdrowotny , zwiekszenie
skutecznosci zapobiegania chorobom zakaznym i zakazeniom, w tym
przeciwdziatanie skutkom nieprawidfowej antybiotykoterapii”, wymienionych
w Rozporzqdzeniu Ministra Zdrowia z dnia 27 lutego 2018 r. (Dz.U. 2018 poz.
469).

Whioskodawca w prawidtowy sposob opisat wybrany problem zdrowotny, jakim
jest grypa, bedgca ostrq chorobq zakazng wywotanq przez zakazenie uktadu
oddechowego wirusem grypy. Grype sezonowq najczesciej wywotujq wirusy typu
A (podtypy HIN1 i H3N2, a w niektdrych sezonach H2N2), w mniejszym stopniu
wirusy grypy B. W swietle danych NIZP-PZH za 2017 r. w Polsce odnotowano
okoto 5 min przypadkdw zachorowan i podejrzen zachorowan na grype.
Do czynnikow ryzyka ciezkiego przebiegu i powiktan grypy (w tym hospitalizacji
i zgonu) nalezy m.in. wiek 265 czy niektdre choroby przewlekte. We wniosku
przywotano krajowe i lokalne dane epidemiologiczne.

Szczepienia ochronne stanowig podstawowq metode profilaktyki przeciw grypie.
Znajdujg sie one w grupie szczepienn zalecanych, ale niefinansowanych
ze srodkow znajdujgcych sie w budzecie Ministra Zdrowia. Na liscie lekow
refundowanych znajduje sie natomiast szczepionka czterowalentna,
z odptatnosciq dla pacjenta w wieku 65 lub wiecej na poziomie 50% (wysokosc¢
doptaty swiadczeniobiorcy wynosi 22,88 zt). Wirusy grypy A charakteryzuje duza
zmiennosc¢ antygenowa, ktora powoduje ryzyko zachorowania kazdego roku
i koniecznosc¢ corocznej aktualizacji sktadu szczepionek. Najlepiej przeprowadzac
szczepienie na poczqgtku sezonu epidemicznego, tj. w okresie od wrzesnia
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do pofowy listopada. Wskazane jest ponadto prowadzenie kampanii
informacyjno-edukacyjnej, ktorej celem powinno by¢ przede wszystkim uzyskanie
zatozonego odetka osob, ktére w danym sezonie epidemicznym zaszczepity sie
przeciwko grypie.

Gtownym zatozeniem opiniowanego programu jest ,poprawa stanu zdrowia
mieszkaricow Koszalina powyzej 65-go roku Zycia, zamieszkatych na terenie
Miasta Koszalin poprzez przeprowadzenie programu szczepieri ochronnych
przeciwko grypie”. Programem ma byc objetych do 5000 osob rocznie, co stanowi
ok. 18,5% populacji docelowej. Zaszczepienie takiej tylko czesci populacji nie
wywofta efektu populacyjnego. Realizacje programu zaplanowano na lata 2019-
2023. Realizatorem swiadczen bedzie wybrany w drodze konkursu ofert podmiot
leczniczy, zobowigzany spetni¢ obowiqzujgce warunki prawne wykonywania
szczepien ochronnych. W ramach programu przewidziano rowniez realizacje akcji
informacyjno-edukacyjnej. Planowane koszty catkowite programu wynoszq 200
000 zt rocznie (koszt jednostkowy 40 zt). Wnioskodawca zamierza ubiegac
sie o czesciowe dofinansowanie kosztow programu ze srodkow oddziatu
wojewddzkiego NFZ.

Nalezy zwroci¢ uwage, w slad za raportem AOTMIT, ze cel gtowny i cele
szczegotowe wskazane w projekcie nie sq w petni zgodne z koncepcjg SMART.
Dobrze sformutfowany cel powinien byc: sprecyzowany, mierzalny, osiggalny,
istotny i zaplanowany w czasie. Brak jest tez miernikow do celu gtownego oraz
jednego z celow szczegofowych. Pierwszy z przewidzianych miernikow moze
zosta¢ wykorzystany jedynie przy ocenie zgtaszalnosci do programu.
Nie zaplanowano rdwniez oceny jakosci swiadczen realizowanych w ramach
programu. Ponadto, zafozone przez wnioskodawce wskazniki ewaluacyjne
nie pozwolg na kompleksowq ocene efektywnosci programu.

Konieczne jest rowniez przeprowadzenie edukacji zgodnie z wytycznymi NICE.

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 48a ustawy z 27 sierpnia 2004 r. o Swiadczeniach opieki zdrowotne;j
finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2019 r., poz. 1373), z uwzglednieniem raportu
nr: 0T.441.77.2019 ,,Program szczepien ochronnych przeciwko grypie dla oséb z grupy podwyzszonego ryzyka
powyzej 65 roku zycia na lata 2019-2023" realizowany przez: Miasto Koszalin, data ukonczenia raportu: lipiec
2019 oraz Aneksu do raportdéw szczegétowych: ,Programy profilaktycznych szczepienn ochronnych przeciwko
grypie w wybranych grupach ryzyka — wspdlne podstawy oceny”, z lipca 2018 r.



Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 228/2019 z dnia 30 lipca 2019 roku
o projekcie programu ,,«Zdrowe dziecko — zdrowa rodzina» Program
wyrownywania szans rozwojowych dzieci od 0 do 2 lat zagrozonych
niepetnosprawnoscig w wojewddztwie kujawsko-pomorskim poprzez
kompleksowg wspotprace z dzieckiem, jego rodzing oraz personelem
medycznym”

Rada Przejrzystosci opiniuje negatywnie projekt programu polityki zdrowotnej
,«Zdrowe dziecko — zdrowa rodzina» Program wyréwnywania szans
rozwojowych dzieci od 0 do 2 lat zagroZzonych niepetnosprawnosciq
w wojewodztwie kujawsko-pomorskim poprzez kompleksowqg wspotprace
Z dzieckiem, jego rodzinq oraz personelem medycznym”.

Uzasadnienie

Celem gfownym PPZ jest zwiekszenie dostepnosci do wielospecjalistycznej
profilaktyki zdrowotnej dla dzieci do ukonczenia 2 roku zycia, zagrozonych
niepetnosprawnosciqg w latach 2020-2022. Realizacja PPZ oparta jest o moduty
diagnostyczno-terapeutyczny i edukacyjny oraz zwigzany ze stworzeniem
osrodka konsultacyjnego. Dziatania edukacyjne skierowane sq do grupy
opiekundéw/rodzicow i personelu medycznego uczestniczqgcego w PPZ.

Projekt byt oceniany przez AOTMIT w 2017 r. i uzyskat ocene negatywnq. Obecny
projekt zostat przebudowany i uwzglednia szereg zmian, ktdre zostaty
uwzglednione w obecnej wersji PPZ. Wopisuje sie on w zadania na Rzecz
Zrownowazonego Rozwoju ONZ oraz priorytet zdrowotny: ,poprawa jakosci
i skutecznosci opieki zdrowotnej nad matkg, noworodkiem i dzieckiem do lat 3,
wymieniony w Rozporzqgdzeniu Ministra Zdrowia z dn. 27 lutego 2018 r.

Cel gtowny nie odnosi sie jednak do efektu zdrowotnego, a zaplanowane
interwencje sugerujq realizacje profilaktyki trzeciorzedowej i odnoszq sie gtownie
do elementow diagnostyczno-terapeutycznych. Pozostate cele takze nie odnoszg
sie do efektu zdrowotnego, a wskazane mierniki nie pozwalajg na ocene
ich efektywnosci. Brak jest rowniez dookreslenia interwencji pozwalajgcych
na osiggniecie pierwszego celu szczegdéfowego. Trudnosciq bedzie takze
wskazanie wzrostu poziomu kompetencji  prozdrowotnych  rodzicow
na podstawie ich uczestnictwa w projekcie. Wiele z elementow realizowanego
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PPZ jest powieleniem swiadczer gwarantowanych. Elementem dodatkowym jest
ksztatcenie personelu medycznego. Kontynuacja profesjonalnego ksztatcenia
ustawicznego nie obejmuje o0sob zaangazowanych w interwencje socjalne,
niezbednych do przygotowania kompleksowego planu skoordynowanej opieki.
W szkolenie zostaty zaangaZzowane osoby realizujgce interwencje w POZ (30
szkoleni), okreslono takze, ze PPZ zaktada wspdtprace z POZ Natomiast
nie wskazano sposobu koordynacji wspdtpracy z Zespotem POZ, ktory moze
realizowac swiadczenia takze w domu pacjenta. Dodatkowo, wskaznik w postaci
liczby personelu POZ, jak i terapeutow, ktorzy uczestniczyli w szkoleniach
w ramach programu nie spetniajq  funkcji miernika  efektywnosci.
Zgodhnie z zaleceniami WHO, efektywna wspdtpraca i koordynacja opieki jest
mozliwa przy realizacji interprofesjonalnej edukacji, co nalezatoby rozwazy¢ przy
projektowaniu szkolen dla profesjonalistow, tym bardziej, ze przekazywane
informacje winny byc¢ spdjne i nie budzi¢ wqtpliwosci odbiorcy.

Majgc na uwadze obszar realizacji programu i zaangazowane srodki, nalezatoby
rozwazyc¢ interwencje z zakresu teleopieki — konsultacji w razie potrzeby,
na podstawie przygotowanych przewodnikdw do opieki. Skutecznosc¢ tej formy
pokazujq wyniki badan naukowych i wytyczne np. NICE. Zalecenia
te uwzgledniajq zastosowanie innych form kontaktu ze specjalistq tj. spotkania
twarzq w twarz, telefoniczne linie pomocy, wiadomosci tekstowe, e-maile, czego
nie uwzgledniono w projekcie.

Zaplanowano 15 konsultacji specjalistycznych na dziecko, nie okreslono
szczegofowego  zakresu  badan/interwencji  swiadczonych w  ramach
zaplanowanych  konsultacji  specjalistycznych. Nie wskazano rowniez
uzasadnienia dla prowadzenia tak duzej liczby konsultacji specjalistycznych.
Liczba interwencji winna by¢ dostosowana do potrzeb, stqd niezbedne jest
przygotowanie kompleksowego indywidualnego planu opieki. Brak jest rowniez
transparentnosci w  zakresie ~ wpfywu  zaplanowanych  interwencji
terapeutycznych na profilaktyke niepetnosprawnosci.

Brak jest dowodow naukowych na skutecznosc takiego programu i nie wykazano
w programie sposobu finansowania porad konsultacyjnych po zakonczeniu
programu.

Zdaniem Rady, program nadaje sie bardziej do wniosku o grant badawczy
do Agencji Badan Medycznych.

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 48a ustawy z 27 sierpnia 2004 r. o Swiadczeniach opieki zdrowotne;j
finansowanych ze s$rodkéw publicznych (Dz. U. z 2019 r., poz. 1373), z uwzglednieniem raportu
nr: OT.441.75.2019 ,«Zdrowe dziecko — zdrowa rodzina» Program wyréwnywania szans rozwojowych dzieci od
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0 do 2 lat zagrozonych niepetnosprawnoscia w wojewddztwie kujawsko-pomorskim poprzez kompleksowg
wspoétprace z dzieckiem, jego rodzing oraz personelem medycznym” realizowany przez: Wojewddztwo kujawsko-
pomorskie, data ukoriczenia raportu: lipiec 2019 oraz Aneksu do raportéw szczegétowych: ,Programy z zakresu
kompleksowej terapii i rehabilitacji niepetnosprawnych dzieci i mtodziezy — wspdlne podstawy oceny” z lipca
2016 r. oraz Raportem AOTMIT nr OT.441.323.2017 z listopada 2017 r. dot. Programu wyréwnywania szans
rozwojowych dzieci od 0 do 2 lat zagrozonych niepetnosprawnoscia z przyczyn przed - i okotoporodowych w
wojewodztwie kujawsko-pomorskim ,,Zdrowe dziecko — zdrowa rodzina”.



Rada Przejrzystosci
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Opinia Rady Przejrzystosci
nr 229/2019 z dnia 30 lipca 2019 roku
w sprawie oceny zasadnosci finansowania ze srodkow publicznych,
w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowych, leku
Blincyto (blinatumomab) we wskazaniu: ostra biataczka
limfoblastyczna pacjentow pediatrycznych w wieku 3-18 lat (ICD-10:
C91.0)

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne finansowanie ze srodkow publicznych,
w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowych, leku Blincyto
(blinatumomab), proszek do sporzqdzania koncentratu do infuzji, fiolka a 38,5 ug
we wskazaniu: ostra biataczka limfoblastyczna pacjentow pediatrycznych
w wieku 3-18 lat (ICD-10: C91.0).

Uzasadnienie

Istotnosc stanu klinicznego, ktoreqo dotyczy wniosek

Ostra biataczka limfoblastyczna (ang. acute lymphoblastic leukemia, ALL) jest
nowotworem wywodzqcym sie z prekursorow (limfoblastéw) linii limfocytow
Blub T. Cechuje sie obecnosciq matych Ilub Ssredniej wielkosci komdrek
blastycznych ze skqpq cytoplazmq o réznym zageszczeniu chromatyny jgdrowej
w szpiku i krwi. ALL mozZe rozprzestrzeniac sie do weztow chfonnych, sledziony,
wqtroby, osrodkowego uktadu nerwowego (OUN) i innych narzgdow.
Bez wdrozZenia leczenia ostra progresja choroby postepuje bardzo szybko.
W Polsce biataczke rozpoznaje sie co roku w liczbie okoto 35 chorych/min dzieci.
W innych krajach Europy wskazZnik ten wynosi okoto 44/min dzieci. ALL jest
najczestszq postaciq biataczki u dzieci — stanowi okoto 75-80% rozpoznan.
W pordéwnaniu z catq populacjq znacznie wiekszq predyspozycje do wystgpienia
biataczki stwierdza sie u dzieci z roznymi zespotami chromosomowymi, w tym
przede wszystkim z trisomiq chromosomu 21. (zespot Downa), w ataksji,
teleangiektazji, niedokrwistosci aplastycznej Fanconiego.

Skutecznosc¢ kliniczna i praktyczna

Blincyto jest przeciwciatem wykorzystujgcym limfocyty T do wiqzania sie
z komdrkami nowotworowymi i wytwarzaniu w synapsie cylolitycznych enzymow
niszczqcych nowotwor. Wnioskowane wskazanie dotyczy leczenia przewlektej
biataczki limfoblastycznej pacjentow pediatrycznych w wieku 3-18 lat (ICD-10:
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C91.0). Z informacji przestanych przez MZ wynika, ze 14-letni pacjent ma Il
wznowe | przeszedt leczenie dwoma schematami leczenia, natomiast brak jest
informacji czy pacjent choruje na ALL z komdrek prekursorowych linii B bez
chromosomu Philadelphia i z ekspresjq antygenu CD19. Z uwagi na fakt,
Ze pacjent przechod:zit leczenie protokotem IntReALL SR SIB mozna przypuszczac
Ze pacjent nie posiada chromosomu Philadelphia, poniewaz wg protokotu
IntReAll 2010 jego obecnosc¢ stanowi kryterium wykluczenia chorego. Natomiast
w otrzymanych informacjach nie zidentyfikowano przestanek swiadczgcych o tym
Z jakiego typu komdrek rozwingt sie ALL u pacjenta. Ze wzgledu na mechanizm
dziatania leku pacjenci bez ekspresji antygenu CD19 prawdopodobnie
nie odnoszq korzysci ze stosowania leku, wiec mozna podejrzewac,
Ze rozpoznanie  u pacjenta odpowiada w tym zakresie  wskazaniu
rejestracyjnemu.

Bezpieczenstwo stosowania

Do najczesciej zgtaszanych ciezkich dziatan niepozqdanych nalezaty gorqczka
(11,4%), gorqczka neutropeniczna (11,4%), zespdt uwalniania cytokin (5,7%),
posocznica (4,3%), zakazenia powigzane z zestawem do infuzji (4,3%),
przedawkowanie (4,3%), drgawki (2,9%), niewydolnos¢ oddechowa (2,9%),
hipoksja (2,9%), zapalenie ptuc (2,9%) i niewydolnos¢ wielonarzqdowa (2,9%).
Dziatania niepozgdane notowane u dzieci i mfodziezy leczonych produktem
Blincyto byty podobne do tych stwierdzanych u dorostych pacjentow. Do dziatan
niepozgdanych obserwowanych czesciej (réoznica > 10%) w grupie dzieci
i mtodziezy w poréwnaniu z grupg pacjentow dorostych nalezaty: niedokrwistosc,
trombocytopenia, leukopenia, gorqczka, reakcje powigzane z infuzjg,
zwiekszenie masy ciata i nadcisnienie.

Relacja korzysci zdrowotnych do ryzyka stosowania

Zaktadajgc Ze wnioskowane wskazanie jest zgodne z zarejestrowanym dla
Blincyto wskazaniem ,,monoterapia w leczeniu dzieci i mfodziezy od 1. roku zycia
z ostrqg biataczkq limfoblastyczng (ALL) z komdrek prekursorowych linii B
bez chromosomu Philadelphia i z ekspresjqg antygenu CD19 oporng na leczenie
lub nawrotowq (...)”, dla ktdrego relacja korzysci zdrowotnych do ryzyka
stosowania zostata oceniona przez EMA na etapie rejestracji, mozna
wnioskowac, Ze relacja ta jest pozytywna we wnioskowanym wskazaniu.

Opinie ekspertow rowniez wskazujq na zasadnosc¢ terapii we wnioskowanym
wskazaniu.

Konkurencyjnosc¢ cenowa

Nie zidentyfikowano lekow generycznych.

Istnienie alternatywnej technologii medycznej oraz jej efektywnosc kliniczna
i bezpieczenstwo stosowania, prawdopodobnym komparatorem moze byc
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produkt leczniczy Kymirah (tisagenlecleucel). Z powodu braku danych odnosnie
kosztow powyzszej terapii odstgpiono od obliczen kosztu tej terapii.

Wptyw na wydatki podmiotu zobowigzaneqo do finansowania swiadczen
ze srodkow publicznych i Swiadczeniobiorcow

Zgodnie z Obwieszczeniem Ministra Zdrowia z dnia 27 czerwca 2019 r. w sprawie
wykazu refundowanych lekdw, srodkow spozywczych specjalnego przeznaczenia
Zywieniowego oraz wyrobow medycznych na 1 lipca 2019 r. (DZ. U. MZ. z 2019
r., poz. 51) produkt leczniczy Blincyto jest refundowany dla oséb dorostych >18
lat w ramach programu lekowego ,B.65 Leczenie chorych na ostrq biafaczke
limfoblastycznq (ICD-10 C91.0)” Cena hurtowa brutto wynosi 11 328,14 zf (za 1
opakowanie: 1 fiolka proszku + 1 fiolka roztworu).

Koszt jednego opakowania leku Blincyto (blinatumomab) wynosi _
netto. Wydatki pfatnika publicznego zwigzane z refundacjq terapii (1 cykl)
produktem Blincyto (blinatumomab) w przeliczeniu na jednego pacjenta
oszacowano na _netto (dane kosztowe i czas trwania terapii
wg wniosku).

Przy zatozeniu zakresu liczebnosci populacji docelowej od 20 do 30 0séb oraz
danych kosztowych i czasu trwania terapii zgodnej z wnioskiem, wydatki ptatnika
publicznego bedq wynosic od_netto do _netto.

Alternatywna technologia medyczna, w rozumieniu ustawy o swiadczeniach,
oraz jej efektywnosc kliniczna i bezpieczenstwo stosowania

Odnaleziono 4 wytyczne kliniczne w ocenianym wskazaniu.

W amerykariskich wytycznych NCCN 2019A opisujqcych leczenie pacjentow od 15
r.z. z opornq lub nawrotowq B-ALL bez chromosomu Philadelphia, wsrdd terapii
wskazano: blinatumomab, tisagenlecleucel (do 26 rz.) Ilub inotuzumab
ozogamycyny. Natomiast w dokumencie NCCN 2019B opisujgcym populacje
pediatryczng w opornej lub nawrotowej B-ALL bez obecnosci chromosomu
Philadelphia wskazano na terapie blinatumomabem Ilub tisagenlecleucelem
(do 26 r.z.). Kanadyjskie wytyczne AHS 2016 w rekomendacjach wskazujq
na immunoterapie u pacjentow u ktorych nie powiodto sie leczenie dwoma
schematami chemioterapii, a takze, ze u pacjentow z trwatym MRD powinno
rozwazy¢ sie intensyfikacje leczenia alloSCT, dodatkowq chemioterapig
lub blinatumomabem (rekomendacje bez wskazania na wiek pacjentdow). Polskie
wytyczne PTOK 2013 wskazujg, Zze brak jest powszechnie obowiqzujgcych
standarddw leczenia opornej lub nawrotowej ostrej biataczki limfoblastycznej
(wytyczne wydane przed pierwszym pozwoleniem na dopuszczenie do obrotu
przez EMA).

Biorgc pod uwage, iz zlecenie dotyczy ratunkowego dostepu do technologii
lekowej zatozono, Zze u danego swiadczeniobiorcy zostaty wyczerpane wszystkie
mozliwe do zastosowania w tym wskazaniu technologie medyczne finansowane
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ze srodkdow publicznych. Na podstawie wytycznych klinicznych oraz rejestracji
przez EMA w analogicznym do ocenianego wskazaniu jako komparator przyjeto
produkt leczniczy Kymriah (tisagenlecleucel).

Uwaga Rady

Rada z uznaniem odnotowuje, iz wnioskodawca dostarczyt szerokqg informacje
na temat pacjenta, co pozwolifo uzna¢ wskazanie za szczegdlnie zasadne.

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 31s ust. 6 pkt. 4 ustawy z 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki zdrowotnej
finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2019 r., poz. 1373), z uwzglednieniem opracowania w sprawie
zasadnosci finansowania ze srodkéw publicznych, nr: 0T.422.52.2019, ,,Blincyto (bliantumomab) we wskazaniu:
ostra biataczka limfoblastyczna pacjentéw pediatrycznych w wieku 3-18 lat (ICD-10: C91.0), w ramach
ratunkowego dostepu do technologii lekowych”. Data ukonczenia: 25 lipca 2019 r.



KARTA NIEJAWNOSCI

Dane zakreslone kolorem czarnym stanowiq informacje publiczne podlegajgce wytqczeniu ze
wzgledu na tajemnice przedsiebiorcow (Amgen Europe B.V.).

Zakres wylgczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem Amgen Europe B.V.o 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. 2 2016 ., 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.
22018 r., poz. 419).

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

Podmiot w interesie ktorego dokonano wylgczenia jawnosci: Amgen Europe B.V.



