Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

BP.401.35.2019.LAn
Protokét nr 33/2019
z posiedzenia Rady Przejrzystosci
w dniu 19 sierpnia 2019 roku
w siedzibie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji (Agencji)

Piotr Szymanski otworzyt posiedzenie o godzinie 10:02.

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

0s0b):

Barbara Jaworska-tuczak

Tomasz Mtynarski

Michat Mysliwiec

Tomasz Romanczyk

Rafat Suwinski

Piotr Szymanski — prowadzit posiedzenie
Janusz Szyndler

Dariusz Tereszkowski-Kaminski

Anetta Undas
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Proponowany porzadek obrad:

1. Ustalenie ewentualnych konfliktdw intereséw cztonkdw Rady. Omédwienie i przyjecie porzadku
obrad Rady.

2. Przygotowanie stanowiska w sprawie oceny leku NINLARO (ixazomibum) w ramach programu
lekowego , lksazomib w leczeniu chorych na opornego lub nawrotowego szpiczaka mnogiego
(ICD-10 C.90)".

3. Przygotowanie opinii w sprawie wprowadzenia zmian dot. dostosowania kryteriow oceny
skutecznosci i monitorowania dla leku sekukinumab w programie lekowym B.36 ,Leczenie
ciezkiej, aktywnej postaci zesztywniajgcego zapalenia stawéw kregostupa (ZSSK) (ICD-10 M45)”
do tych, jakie obowigzujg dla wszystkich lekéw biologicznych w ww. programie lekowym.

4. Przygotowanie opinii w sprawie objecia refundacjg lekdw zawierajgcych substancje czynne
amiloridum + hydrochlorothiazidum we wskazaniu: moczéwka nerkopochodna.

5. Przygotowanie opinii w sprawie objecia refundacjg lekdow zawierajgcych substancje czynne
fenoterolum + ipratropii bromidum we wskazaniach: mukowiscydoza, dysplazja oskrzelowo —
ptucna, dyskineza rzesek.

6. Przygotowanie opinii w sprawie objecia refundacjg lekdw zawierajgcych substancje czynna
ipratropii bromidum we wskazaniach: mukowiscydoza, dysplazja oskrzelowo — ptucna, dyskineza
rzesek, ostre stany zapalne oskrzeli w przypadku obturacji drég oddechowych.
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7. Przygotowanie opinii w sprawie objecia refundacjg lekdw zawierajgcych substancje czynna
prednisonum we wskazaniach: obturacyjne choroby ptuc - w przypadkach innych niz okreslone
w ChPL; choroby autoimmunizacyjne - w przypadkach innych niz okreslone w ChPL; stan
po przeszczepie narzadu, koriczyny, tkanek, komérek lub szpiku.

8. Przygotowanie opinii w sprawie zasadnosci finansowania ze srodkéw publicznych, w ramach
ratunkowego dostepu do technologii lekowych, leku TARGRETIN (beksaroten) we wskazaniu:
ziarniniak grzybiasty (ICD-10: C84) dla pacjenta niemieszczacego sie w populacji pacjentéw,
dla ktérych dedykowany jest program lekowy B.66.

9. Przygotowanie stanowiska w sprawie zasadnos$ci wydawania zgdéd na refundacje sprowadzanego
z zagranicy w ramach importu docelowego leku CALCORT (deflazakort) we wskazaniu: dystrofia
miesniowa typu Duchenne’a (DMD).

10. Przygotowanie opinii o projektach programéw polityki zdrowotnej jednostek samorzadu
terytorialnego wspoétfinasowanych przez UE w ramach EFS:

1) ,Program redukcji otytosci u oséb dorostych w wojewdédztwie kujawsko-pomorskim”,
2) ,Regionalny program zdrowotny zapobiegania i wczesnego wykrywania cukrzycy typu 2 wsrdd
mieszkancow Wojewddztwa Dolnoslaskiego”.

11. Przygotowanie opinii o projektach programéw polityki zdrowotnej jednostek samorzadu
terytorialnego:

1) ,Program badan postawy ciata i rGwnowagi statycznej dzieci szkét podstawowych gminy
Trzebownisko”,
2) ,Program profilaktyki raka piersi dla kobiet w wieku 45-49 lat zamieszkatych na terenie Miasta
Chorzéw na lata 2019-2022",
3) ,Profilaktyka ztaman osteoporotycznych dla mieszkarncow powiatu wateckiego na lata 2020 —
2022”.
12. Losowanie sktadéw Zespotédw na kolejne posiedzenia Rady.

13. Zakonczenie posiedzenia.

Ad 1. Tomasz Romanczyk zgtosit konflikt intereséw dot. podmiotu odpowiedzialnego dla leku Ninlaro,
w zwigzku z czym Rada jednogtosnie (9 osdb obecnych) wykluczyta go z udziatu w pracach Rady
w zakresie pkt. 2 porzadku obrad. Zaden z pozostatych cztonkéw Rady nie zgtosit konfliktu intereséw.

Na posiedzenie przybyt Artur Zaczynski, ktory
nie zadeklarowat konfliktu interesow.

Rada jednogtosnie (10 osdb obecnych) zatwierdzita proponowany porzadek obrad.

Ad 2. Analityk Agencji przedstawit prezentacje dot. leku Ninlaro (ixazomibum) w ramach programu
lekowego dot. leczenia opornego lub nawrotowego szpiczaka mnogiego (wniosek refundacyjny).

We wstepnej dyskusji Rady udziat brali: Rafat Suwinski, Anetta Undas, Michat Mysliwiec,
Janusz Szyndler, Piotr Szymanski.

Propozycje stanowiska przedstawit Rafat Suwinski. Rada kontynuowata dyskusje i modyfikowata tres¢
stanowiska, w czym udziat brali: Piotr Szymanski, Janusz Szyndler, Rafat Suwinski, Anetta Undas
i Michat Mysliwiec.

Prowadzacy zarzadzit glosowanie. Rada 6 gtosami ,,za”, przy 3 gtosach , przeciw” (10 oséb obecnych;
Tomasz Romanczyk nie brat udziatu w gtosowaniu, z uwagi na zgtoszony konflikt intereséw) uchwalita
pozytywne stanowisko (zatgcznik nr 1 do protokotu).
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Ad 3. Analityk Agencji przedstawit proponowane zmiany w zapisach programu lekowego B.36
dot. leczenia ciezkiej, aktywne] postaci zesztywniajgcego zapalenia stawodw kregostupa (ZSSK)”.

Propozycje opinii przedstawita Anetta Undas.

Wobec braku gtoséw odmiennych od propozycji opinii, prowadzacy zarzadzit glosowanie, w wyniku
ktérego Rada jednogtosnie (10 oséb obecnych) uchwalita opinie (zatacznik nr 2 do protokotu).

Ad 4. Propozycje opinii Rady dot. substancji czynnych amiloridum + hydrochlorothiazidum
we wskazaniu: moczédwka nerkopochodna (cykliczna ocena off-label) omdwit Michat Mysliwiec.

Wobec braku gtoséw odmiennych od propozycji opinii, prowadzacy zarzadzit glosowanie, w wyniku
ktérego Rada jednogtosnie (9 oséb obecnych; Dariusz Tereszkowski-Kaminski nie brat udziatu
w gtosowaniu, z uwagi na chwilowg nieobecnos¢ na sali) uchwalita pozytywng opinie (zatacznik nr 3
do protokotu).

Ad 5. Propozycje opinii Rady dot. substancji czynnych fenoterolum + ipratropii bromidum
we wskazaniach: mukowiscydoza, dysplazja oskrzelowo — ptucna, dyskineza rzesek (cykliczna ocena
off-label) omdéwit Dariusz Tereszkowski-Kaminski.

Wobec braku gtoséw odmiennych od propozycji opinii, prowadzacy zarzadzit gtosowanie, w wyniku
ktérego Rada jednogtosnie (10 oséb obecnych) uchwalita pozytywng opinie (zatacznik nr 4
do protokotu).

Ad 6. Propozycje opinii Rady dot. substancji czynnej ipratropii bromidum we wskazaniach:
mukowiscydoza, dysplazja oskrzelowo — ptucna, dyskineza rzesek, ostre stany zapalne oskrzeli
w przypadku obturacji drog oddechowych (cykliczna ocena off-label) omoéwit Dariusz Tereszkowski-
Kaminski.

Wobec braku gtoséw odmiennych od propozycji opinii, prowadzacy zarzadzit gtosowanie, w wyniku
ktéorego Rada jednogtosnie (10 osdb obecnych) uchwalita opinie (zatacznik nr 5 do protokotu).

Ad 7. Propozycje opinii Rady dot. substancji czynnej prednisonum we wskazaniach: obturacyjne
choroby ptuc, choroby autoimmunizacyjne, stan po przeszczepie narzadu, koriczyny, tkanek, komodrek
lub szpiku (cykliczna ocena off-label) omoéwit Artur Zaczynski.

Wobec braku gtoséw odmiennych od propozycji opinii, prowadzacy zarzadzit gtosowanie, w wyniku
ktorego Rada jednogtosnie (10 oséb obecnych) uchwalita pozytywng opinie (zatacznik nr 6
do protokotu).

Ad 8. Analityk Agencji przedstawit informacje dot. leku Targretin (beksaroten) we wskazaniu
dot. ziarniniaka grzybiastego (RDTL), a propozycje opinii przedstawit Tomasz Romanczyk.

W dyskusji i formutowaniu tresci opinii udziat brali: Rafat Suwinski, Tomasz Romanczyk,
Janusz Szyndler, Piotr Szymanski, Anetta Undas.

Prowadzacy zarzadzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada 7 gtosami ,,za”, przy 3 gtosach ,przeciw”
(10 0sdb obecnych) uchwalita negatywng opinie (zatacznik nr 7 do protokotu).

Ad 9. Analityk Agencji przedstawit prezentacje dot. leku Calcort (deflazakort) we wskazaniu: dystrofia
miesniowa typu Duchenne’a (import docelowy).
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Propozycje stanowiska przedstawit Janusz Szyndler, a w dalszej dyskusji Rady udziat brali:
Michat Mysliwiec, Anetta Undas, Janusz Szyndler, Piotr Szymaniski,

Prowadzacy zarzadzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada 7 gtosami ,,za”, przy 3 gtosach ,przeciw”
(10 0sdb obecnych) uchwalita negatywne stanowisko (zatgcznik nr 8 do protokotu).

Ad 10. 1) Analityk Agencji przedstawit informacje dot. programu polityki zdrowotnej w zakresie
redukcji otytosci w wojewddztwie kujawsko-pomorskim, a propozycje opinii przedstawita
Barbara Jaworska-tuczak.

Wobec braku gtoséw odmiennych od propozycji opinii, prowadzacy zarzadzit glosowanie, w wyniku
ktérego Rada jednogtosnie (10 osdb obecnych) uchwalita pozytywng opinie (zatgcznik nr 9
do protokotu).

2) Analityk Agencji przedstawit informacje dot. programu polityki zdrowotnej w zakresie cukrzycy typu
2 w wojewddztwie dolnoslgskim, a propozycje opinii przedstawita Barbara Jaworska-tuczak.

Gtos zabrat Piotr Szymanski, po czym zarzadzit glosowanie, w wyniku ktdrego Rada jednogtosnie
(10 0sdb obecnych) uchwalita pozytywnga opinie (zatacznik nr 10 do protokotu).

Ad 11. 1) Analityk Agencji przedstawit prezentacje dot. programu polityki zdrowotnej w zakresie badan
postawy ciafa i rOwnowagi statycznej dzieci, a propozycje opinii przedstawit Tomasz Mtynarski.

Wobec braku gtoséw odmiennych od propozycji opinii, prowadzacy zarzadzit gtosowanie, w wyniku
ktorego Rada jednogtosnie (10 oséb obecnych) uchwalita negatywng opinie (zatacznik nr 11
do protokotu).

2) Analityk Agencji przedstawit informacje dot. programu polityki zdrowotnej w zakresie profilaktyki
raka piersi, a propozycje opinii przedstawit Tomasz Mtynarski.

Wobec braku innych gtoséw w dyskusji, prowadzacy zarzadzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada
jednogtosnie (10 oséb obecnych) uchwalita pozytywng opinie.

Rada zmodyfikowata tres¢ opinii, w czym wudziat brali: Rafat Suwinski, Tomasz Mtynarski
i Piotr Szymanski. Prowadzacy zarzadzit glosowanie, w wyniku ktérego Rada jednogtosnie (10 oséb
obecnych) uchwalita pozytywng opinie (zatgcznik nr 12 do protokotu).

3) Analityk Agencji przedstawit informacje dot. programu polityki zdrowotnej w zakresie ztaman
osteoporotycznych, a propozycje opinii przedstawit Piotr Szymanski.

Wobec braku gtoséw odmiennych od propozycji opinii, prowadzacy zarzadzit glosowanie, w wyniku
ktorego Rada jednogtosnie (10 oséb obecnych) uchwalita pozytywng opinie (zatacznik nr 13
do protokotu).

Ad 12. Przeprowadzono losowanie sktadéw Zespotdéw na posiedzenia w dniach 2, 9 i 16 sierpnia br.

Ad 13. Posiedzenie zakonczyto sie o godzinie 12:16.



Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 73/2019 z dnia 19 sierpnia 2019 roku
w sprawie oceny leku Ninlaro (ixazomibum) w ramach programu
lekowego ,,lksazomib w leczeniu chorych na opornego
lub nawrotowego szpiczaka mnogiego (ICD-10 C.90)"

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne objecie refundacjq produktow leczniczych:
e Ninlaro (ixazomibum),  kapsutki  twarde, 2,3 mg, 3 kaps.,

EAN: 3400930077696,
e Ninlaro (ixazomibum), kapsutki twarde, 3 mg, 3 kaps., EAN:3400930077719,

e Ninlaro (ixazomibum), kapsutki twarde, 4 mg, 3 kaps., EAN: 3400930077726,

w ramach programu lekowego ,lksazomib w leczeniu chorych na opornego
lub nawrotowego szpiczaka mnogiego (ICD-10 C.90”, w ramach nowej grupy
limitowej i wydawanie ich bezptatnie.

Rada Przejrzystosci nie akceptuje propozycji instrumentu dzielenia ryzyka.

Rada uwaza, ze w projekcie programu lekowego nalezy doprecyzowac definicje
progresji choroby.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Pismem z dnia 03.06.2019 r., znak PLR.4600.3544.2018.15.AP,
PLR.4600.3545.2018.15.AP, PLR.4600.3546.2018.14.AP Minister Zdrowia zlecit
przygotowanie analizy weryfikacyjnej AOTMIT, stanowiska Rady Przejrzystosci
oraz rekomendacji Prezesa AOTMIT na zasadzie art. 35 ust. 1 ustawy z dnia
12maja 2011 r. o refundacji lekéw, srodkow spoZzywczych specjalnego
przeznaczenia oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2019 r., poz. 784 z pdzn. zm.),
w przedmiocie objecia refundacjqg produktu leczniczego Ninlaro (iksazomib), w
ramach programu lekowego: , lksazomib w leczeniu chorych na opornego lub
nawrotowego szpiczaka mnogiego (ICD-10 C.90)”. Produkt leczniczy Ninlaro nie
byt dotychczas przedmiotem oceny AOTMIT.

Dowody naukowe

Whnioskodawca przedtozyt 1 badanie z randomizacjg poréwnujgce oceniang
interwencje tj. iksazomib w potgczeniu z lenalidomidem i deksametazonem (Ixa-
RD) z komparatorem, tj. placebo z lenalidomidem i deksametazonem (RD):

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
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badanie TOURMALINE-MM1 (Moreau 2016, Avet-Loiseau 2017, Mateos 2017).
Wyniki tego badania wskazujg, ze w przypadku

W 15-miesiecznym okresie obserwacji w grupie Ixa-RD nie osiggnieto
mediany PFS, w grupie RD wyniosta ona 11,1 m-ca, HR=0,421 (0,180; 0,987).
Jednoczesnie w przypadku przezycia catkowitego, otrzymane wyniki
nie pozwalajg na wysnucie jednoznacznych wnioskow:

. Stanowi
to istotne ograniczenie dla przedstawionej analizy skutecznosci stosowania tego
leku. Dodatkowo, liczba chorych uczestniczqcych w badaniu TOURMALINE-MM]1,
spetniajgcych kryteria wtgczenia do wnioskowanego programu lekowego, byta
mata, co znacznie ogranicza mozliwosci wnioskowania co do skutecznosci
interwencji w tej szczegolnej populacji.

Analiza bezpieczenstwa wykazata, ze zdarzenia niepozgdane wystepujq u prawie

wszystkich pacjentow, jednak czestosc zdarzen w grupie Ixa-RD vs. RD nie rdznita

sie  istotnie wsrod  ogotu  badanych chorych. W populacji
zaobserwowano jednak rozZnice

na niekorzys¢ schematu Ixa-RD w zakresie czestosci wystepowania biegunki,

mdftosci, trombocytopenii, i wysypki.

Problem ekonomiczny

Zgodnie z oszacowaniami wnioskodawcy stosowanie produktu leczniczego
Ninlaro w miejsce komparatora jest z perspektywy ptatnika publicznego

. Oszacowanie to jest jednak obarczone duzg niepewnosciq:
prog, o ktorym
mowa w art. 12 pkt 13 i art. 19 ust. 2 pkt 7 ustawy (obecnie 139 953 zi).
Prognozowane koszty inkrementalne dla ptatnika (ok. w pierwszym
roku, o ok. w drugim roku i o ok. w trzecim roku refundacji) sq
wysokie, pomimo uwzglednienia proponowanego instrumentu dzielenia ryzyka.

Z tych powodow Rada
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Przejrzystosci uwaza proponowany instrument dzielenia ryzyka za
niewystarczajgcy i proponuje

Gtowne argumenty decyzji

Przedstawione przez wnioskodawce wyniki badania TOURMALINE-MM1
nie pozwalajg na wysnucie jednoznacznych wnioskow dotyczqcych zysku
w zakresie przezycia catkowitego dla ocenianej interwencji tj. iksazomib
w potgczeniu z lenalidomidem i deksametazonem z komparatorem, tj. placebo
z lenalidomidem i deksametazonem. Stanowi to istotne ograniczenie dla oceny
skutecznosci stosowania leku. W ograniczonym zakresie udokumentowano
wyfqcznie zysk w zakresie czasu do progresji. Proponowane kryteria wigczenia do
programu ograniczajq populacje do podgrupy odnoszqgcej najwiekszq korzysc
ze stosowania iksazomibu, co w Swietle powyzszych ograniczern wydaje sie
zasadne. Oszacowanie wartosci ICUR dla ocenianej technologii i komparatora
jest, zarazem, obarczone duzq niepewnosciq:

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt. 2 ustawy z 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, srodkdéw
spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2019 r., poz. 784
z péin. zm.), z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji
nr: 0T.4331.33.2019 ,Whniosek o objecie refundacjg leku Ninlaro (iksazomib) w ramach programu lekowego
»lksazomib w leczeniu chorych na opornego lub nawrotowego szpiczaka mnogiego (ICD-10 C.90)«”. Data
ukonczenia: 8 sierpnia 2019.



KARTA NIEJAWNOSCI

Dane zakreslone kolorem Zoltym stanowiq informacje publiczne podlegajqce wylqczeniu
ze wzgledu na tajemnice przedsiebiorcy (Takeda Pharma Sp. z 0.0.).

Zakres wylgczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem Takeda Pharma Sp. z 0.0. 0 zakresie
tajemnicy przedsiebiorcy.

Podstawa prawna wylgczenia jawnosci: art. 5 ust. 2 ustawy z dnia 6 wrzesnia 2001 r.
0 dostepie do informacji publicznej (Dz. U. 7 2016 r., poz.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: Takeda Pharma Sp. z 0.0..



Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 259/2019 z dnia 19 sierpnia 2019 roku
w sprawie oceny zasadnosci wprowadzenia zmian dotyczacych
dostosowania kryteriow oceny skutecznosci i monitorowania dla leku
sekukinumab w programie lekowym B.36 ,Leczenie ciezkiej, aktywnej
postaci zesztywniajgcego zapalenia stawéw kregostupa (ZZSK)
(ICD-10 M45)”

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne wprowadzenie zmian dotyczgcych
dostosowania kryteriow oceny skutecznosci i monitorowania dla leku
sekukinumab w programie lekowym B.36 ,Leczenie ciezkiej, aktywnej postaci
zesztywniajgcego zapalenia stawow kregostupa (ZZSK) (ICD-10 M45)”, do tych,
jakie obowiqzujq dla wszystkich lekow biologicznych w ww. programie lekowym.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Pismem z dnia 20.07.2019 r., znak PLR.4604.784.2019.KZ (data wpfywu
do AOTMIT: 24.07.2019 r.) Minister Zdrowia zlecit wydanie opinii Prezesa Agencji
i Rady Przejrzystosci, oceniajgcych zasadnosc¢ wprowadzenia zmian dotyczqcych
dostosowania kryteriow oceny skutecznosci i monitorowania dla leku
sekukinumab w programie lekowym B.36 ,Leczenie ciezkiej, aktywnej postaci
zesztywniajgcego zapalenia stawow kregostupa (ZZSK) (ICD 10 M45)”.

Zmiany polegajq na skroceniu czasu, po ktorym nalezy przeprowadzi¢
monitorowanie i ocene skutecznosci leczenia sekukinumabem z odpowiednio
120 (+14) dni do 90 (+14) dni i ze 210 (+28) dni do 180 (+28) dni od pierwszego
podania substancji czynnej. Kolejne monitorowanie i ocena skutecznosci ma byc¢
powtarzane po kazdych kolejnych 180 dniach (+28 dni), tak jak w obecnej wersji
programu. Zakres badann w ramach monitorowania tj.:

a) morfologie krwi;

b) odczyn Biernackiego (OB);

c) stezenie biatka C-reaktywnego (CRP);

d) stezenie kreatyniny w surowicy;

e) AspAT i AIAT;
pozostaje bez zmian.
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Proponowane zmiany ujednolicq strategie monitorowania i oceny skutecznosci
lekow biologicznych refundowanych w ramach programu lekowego B.36
tj. adalimumabu, certolizumabu pegol, etanerceptu, golimumabu, infliksimabu
i sekukinumabu.

Rada Przejrzystosci oraz Prezes Agencji w swoich opiniach wskazali na zasadnos¢
ujednolicenia czasu oceny monitorowania oraz skutecznosci leczenia dla
wszystkich lekow w programie lekowym B.35 , Leczenie tuszczycowego zapalenia
stawdw o przebiegu agresywnym (tZS) (ICD-10 L40.5, M07.1, M07.2, M07.3), w
ktorym sekukinumab jako jedyny takze miat inne czasy monitorowania i
skutecznosci efektu (PLA.4604.669.2019.KZ - data wptywu do AOTMIT:
7.07.2019r.).

Dowody naukowe

Sekukinumab jest rekomendowany w leczeniu ciezkiej aktywnej postaci ZZSK
przez liczne towarzystwa naukowe, w tym EULAR. W zaleceniach NICE z 2017
odniesiono sie do czasu przeprowadzania badar laboratoryjnych i oceny
skutecznosci tego leku wskazujgc, ze nalezy je wykonac¢ po 16 tygodniach
od rozpoczecia leczenia, co wynika z protokotow badan MEASURE 1,-2 oraz -3. W
badaniu MEASURE-2 (Sieper 2017), w ktorym porownywano dawkowanie
sekukinumabu przyjete w aktualnym programie lekowym tj. podskdrnie dawka
150 mg w tygodniu 1, 2,3, 4, a nastepnie co 4 tygodnie, z dawkq o potowe
mniejszqg w tym samych schemacie dawkowania oraz z placebo, gtowne
i dodatkowe punkty koricowe oceniano wfasnie po 16 tygodniach od podania
pierwszej dawki. Zgodnie takie z tym badaniem w ChPL sekukinumabu
wskazano, iz nalezy rozwazy¢ przerwanie leczenia u pacjentow, ktorzy
nie wykazujg odpowiedzi do 16. tygodnia terapii. W badaniach MEASURE-1 oraz
MEASURE-3 ocena punktow kornicowych byta jednak przeprowadzana po 1., 2. i
4. tygodniu od rozpoczecia podawania sekukinumabu i dalej co 4 tygodnie
odpowiednio do 32. i 16 tygodnia.

Stanowisko Polskiego Towarzystwa Reumatologicznego (PTR) i konsultanta
krajowego w dziedzinie reumatologii z dn. 29 paZdziernika 2018 r. dot. zmian
w programach lekowych dla pacjentow z tZS i ZZSK, zwiqzanych z objeciem
refundacjg leku sekukinumab, wyraznie wspiera proponowane zmiany
w programie lekowym B.36. Eksperci wskazali, ze ,okreslenie odrebnych
preferencyjnych  kryteriow refundacyjnych  dla  sekukinumabu  (ocena
skutecznosci leczenia po 4 i 7 miesigcach zamiast po 3 i6 miesigcach)
jest nieuzasadnione medycznie i nie zgodne z obowigzujgcymi rekomendacjami.”

Jak zwrdcili uwage polscy eksperci w swoim stanowisku , kryteria wtgczenia
i oceny w programach lekowych nie sq tozsame z kryteriami witgczenia i oceny w
badaniach klinicznych”. Ponadto w programie istnieje mozliwosc, aby lekarz
prowadzqcy po otrzymaniu zgody Zespotu Koordynacyjnego do Spraw Leczenia
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Biologicznego w  Chorobach  Reumatycznych  kontynuowat leczenie
sekukinumabem w uzasadnionych sytuacjach klinicznych, w przypadku
nieuzyskania przez chorego niskiej aktywnosci choroby maksymalnie
do 6 miesiecy.

Problem ekonomiczny

Poniewaz sekukinumab zostat objety refundacjqg w ramach programu lekowego
B36 dopiero od 1 listopada 2018 r. ocena wptywu proponowanych zmian
na budzet jest mozliwa tylko w przyblizeniu. Nieznana jest dotgd wielkos¢
leczonej populacji chorych na ZZSK tym lekiem oraz odsetek chorych, u ktorych
nie obserwuje sie odpowiedzi na takq terapie. Skrocenie czasu leczenia
sekukinumabem o 1 miesigc wiqgze sie z oszczednosciami w wysokosci
odpowiadajqcej kosztom miesiecznej terapii.

Gtodwne arqumenty decyzji

Jednoznaczna pozytywna opinia polskich ekspertow na temat proponowanych
zmian oraz brak danych o ewentualnym ryzyku dla pacjenta wynikajgcym
ze zmiany czasu monitorowania i oceny skutecznosci sekukinumabu w ZZSK
sktania Rade Przejrzystosci do pozytywnego zaopiniowania wnioskowanych
zmian, mogqcych dodatkowo przyniesc¢ oszczednosci dla budzetu panstwa. Rada
Przejrzystosci oraz Prezes Agencji w swoich poprzednich opiniach takze wskazali
na zasadnosc¢ ujednolicenia czasu oceny monitorowania oraz skutecznosci
leczenia dla wszystkich lekow w innym programie lekowym (B.35).

Przedmiot zlecenia

Opinie wydano na podstawie art. 31s ust. 6 pkt. 4 ustawy z 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki
zdrowotnej finansowanych ze srodkdw publicznych (Dz. U. z 2019 r., poz. 1373), w nawigzaniu
do zlecenia Ministra Zdrowia, zawartego w pismie PLR.4604.784.2019.KZ z dnia 20.07.2019 r.

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 srodkéw publicznych (Dz. U. z 2019 r., poz. 1373), z uwzglednieniem opracowania nr:
0T.4320.14.2019 ,Opracowanie dotyczace oceny zasadnosci wprowadzenia zmian dotyczacych oceny
skutecznosci i monitorowania sekukinumabu w programie lekowym B.36. »Leczenie ciezkiej, aktywnej postaci
zesztywniajgcego zapalenia stawdw kregostupa (ZZSK) (ICD-10 M45)«”. Data ukoriczenia: 13 sierpnia 2019 r.



Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 260/2019 z dnia 19 sierpnia 2019 roku
w sprawie substancji czynnych amiloridum + hydrochlorothiazidum
we wskazaniu pozarejestracyjnym: moczowka nerkopochodna

Rada Przejrzystosci uwaza za zasadnq dalszg refundacje lekow zawierajgcych
substancje czynne amiloridum + hydrochlorothiazidum we wskazaniu
pozarejestracyjnym: moczowka nerkopochodna.

Uzasadnienie

Obecnie sq refundowane dwa produkty lecznicze zawierajgce w swym sktadzie
amylorid i hydrochlorotiazyd: Tialorid i Tialorid mite, stosownie do opinii Rady
Przejrzystosci nr 283/2016 z 19 wrzesnia 2016r. Nie ma nowych doniesien
naukowych, a poprzednio dostepne oraz opinie ekspertdow klinicznych wskazujqg,
ze chorzy na moczowke nerkopochodng mogq odniesc istotng korzysc¢ zdrowotnq
z ich stosowania.

Wedtug stanowisk ekspertow, terapia wnioskowanymi preparatami
jest skuteczna w leczeniu moczowki nerkopochodnej i pozwala na zmniejszenie
diurezy, przy jednoczesnym zapobieganiu utraty potasu wraz z moczem
(dzieki amilorydowi). Zaktualizowane w 2017 roku zalecenia UpToDate wskazujg
na zasadnosc¢ stosowania tego leku w moczowce nerkopochodnej. Terapia jest
dobrze  tolerowana i  bezpieczniejsza  niz  stosowaniem  samego
hydrochlorotiazydu lub potfqczenia hydrochlorotiazydu z indometacynq. Korzysci
ze stosowania leku sq udokumentowane, a niska cena opiniowanego produktu
leczniczego oraz nieliczna grupa chorych, u ktorych miatby byc¢ stosowany,
pozwala przewidywac, ze koszt terapii dla ptatnika publicznego bedzie niski.

Reasumujgc, nie ma nowych badan dotyczqgcych przedmiotowej terapii
w leczeniu moczowki nerkopochodnej, ale stare badania niskiej jakosci wskazujq
na jej skutecznos¢. Amiloryd + hydrochlorotiazyd sq stosowane w praktyce
lekarskiej i rekomendowane w leczeniu moczowki pochodzenia nerkowego przez
ekspertow.
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Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 40 ustawy z 12 maja 2011 r. o refundacji lekow, srodkéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2019 r., poz. 784 z pdzn. zm.).
Wykorzystane Zrddta danych:

1. Opracowanie na potrzeby oceny zasadnosci dalszego finansowania lekéw zawierajgcych dang substancje

czynng we wskazaniach innych niz wymienione w Charakterystyce Produktu Leczniczego, raport
nr: 0T.4321.36.2019 ,Amiloryd + Hydrochlorotiazyd we wskazaniu: moczéwka nerkopochodna”, aneks
do raportu nr: 0T.434.40.2016. Data ukoriczenia: 8 sierpnia 2019 r.



Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr261/2019 z dnia 19 sierpnia 2019 roku
w sprawie substancji czynnych fenoterolum + ipratropii bromidum
we wskazaniach pozarejestracyjnych: mukowiscydoza, dysplazja
oskrzelowo — ptucna, dyskineza rzesek

Rada Przejrzystosci uwaza za zasadnq dalszg refundacje lekow zawierajgcych
substancje czynne fenoterolum + ipratropii bromidum we wskazaniach
pozarejestracyjnych: mukowiscydoza, dysplazja oskrzelowo — ptucna, dyskineza
rzesek.

Uzasadnienie

Fenoterol jest wybidrczym agonistq receptorow adrenergicznych 62, wykazuje
mate powinowactwo do receptorow B1. Jego efekt biologiczny polega
na rozszerzeniu oskrzeli. Bromek ipratropium jest zwigzkiem amoniowym
o wfasciwosciach przeciwcholinergicznych. Zakres wskazan on-label objetych
refundacjg obejmuje: ,astme, przewlektq obturacyjng chorobe pfuc,
eozynofilowe zapalenie oskrzeli. Poprzednie pozytywne stanowiska Rady
w przedmiotowych wskazaniach pozarejestracyjnych byty wydawane w dniach:
19.09.2016, 05.09.2014 r, 25.11.2013 r,01.10.2012 r.

Zgodnie z wytycznymi praktyki klinicznej CFF (Cystic Fibrosis Fundation), z 2016 r
dla populacji dzieci z mukowiscydozq brak jest wystarczajgcych dowodow
naukowych przemawiajgcych za lub przeciw rekomendowanemu przewlektemu
stosowaniu wziewnych lekow rozszerzajgcych oskrzela dla polepszenia funkcji
ptuc i jakosci zycia lub tagodzenia zaostrzern chorobyReakcja na leki rozszerzajgce
oskrzela byta obserwowana, a ocena odpowiedzi na leki rozszerzajqgce oskrzela
moze byc¢ rozwazona, gdy istniejq objawy sugerujgce nadreaktywnosc¢ drog
oddechowych. Istnieje jedno opracowanie wtdrne (lyengar 2015) dotyczqgce
dysplazji oskrzelowo-ptucnej. Wg opinii autorow publikacji niemowleta
z dysplazjg oskrzelowo-ptucng ze Sswiszczgcym oddechem mogg wymagac
podania w ipratrioprium w drugiej linii leczenia. Konsensus dotyczqcy pierwotnej
dyskinezy rzesek obowiqzuje od roku 2009 (European Respiratory Society — ERS).
Zawarte w dokumencie wytyczne podkreslajg, iz z uwagi na brak
randomizowanych badan klinicznych, wszystkie rekomendacje oparte sg
na dowodach o bardzo niskiej wiarygodnosci, bgdz sq ekstrapolowane
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z wytycznych dotyczqcych leczenia mukowiscydozy. Wytyczne nie odnoszq sie
do konkretnych grup lekow, podajqg jedynie, ze regularne stosowanie lekow
rozszerzajgcych oskrzela nie prowadzi do pogorszenia reaktywnosci drog
oddechowych, ale nie sq one szczegdlnie skuteczne. W ramach aktualizacji
poprzedniego opracowania nie odnaleziono Zadnych nowych dowodow
naukowych dla analizowanych wskazan, a jedynie jedng nowq rekomendacje
kliniczng (KOMPAS 2017) dotyczqgcqg mukowiscydozy. Nie wskazano jednak w niej
bezposredniego odniesienia do ocenianych substancji czynnych.

Podsumowujqgc, wprawdzie brak jest dostatecznej jakosci dowoddow naukowych
dotyczgcych stosowania produktow leczniczych zawierajgcych substancje
czynne: fenoterol+ bromek ipratropium we wskazaniach mukowiscydoza,
dysplazja oskrzelowo-ptucna, dyskineza rzesek, to zdaniem ekspertow leki te
znajdujg zastosowanie w praktyce klinicznej. Tym samym Rada Przejrzystosci
podtrzymuje stanowisko dotyczqce powyiszej technologii wyrazone w opinii
w dniu 19.09.2016 r, 05.09.2014 r, 25.11.2013 r, 01.10.2012 r, pod warunkiem
ich stosowania w oparciu o dowody naukowe oraz wytyczne i dyrektywy
miedzynarodowych organizacji medycznych i towarzystw naukowych.

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 40 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 pdin. zm.).

Wykorzystane Zrédta danych:

1. Opracowanie na potrzeby oceny zasadnosci dalszego finansowania lekéw zawierajgcych dang substancje
czynng we wskazaniach innych niz wymienione w Charakterystyce Produktu Leczniczego, aneks do raportu
nr: OT.4321.47.2019 ,Fenoterol + bromek ipratropium Bromek ipratropium we wskazaniach innych
niz wymienione w Charakterystyce Produktu Leczniczego”. Data ukoriczenia: 13 sierpnia 2019 r.



Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 262/2019 z dnia 19 sierpnia 2019 roku
w sprawie substancji czynnej ipratropii bromidum we wskazaniach
pozarejestracyjnych: mukowiscydoza, dysplazja oskrzelowo — ptucna,
dyskineza rzesek, ostre stany zapalne oskrzeli w przypadku obturaciji
drég oddechowych

Rada Przejrzystosci uwaza za zasadng dalszqg refundacje lekow zawierajgcych
substancje czynnqg ipratropii bromidum we wskazaniach pozarejestracyjnych:
mukowiscydoza; dysplazja oskrzelowo - ptucna; dyskineza rzesek.

Rada Przejrzystosci uwaza za niezasadnqg dalszq refundacje lekow zawierajgcych
substancje czynnq ipratropii bromidum we wskazaniu pozarejestracyjnym: ostre
stany zapalne oskrzeli w przypadku obturacji drég oddechowych.

Uzasadnienie

Bromek ipratropium jest zwigzkiem amoniowym o wtasciwosciach
przeciwcholinergicznych. Rozszerzenie oskrzeli w nastepstwie inhalacji produktu
leczniczego zawierajgcym bromek ipratropium jest wywofane miejscowym, a nie
ogolnoustrojowym dziataniem leku. Wskazania zarejestrowane (on label),
bromku ipratropium obejmujqg astme, przewlektq obturacyjng chorobe pfuc oraz
eozynofilowe zapalenie oskrzeli. Poprzednie stanowiska Rady w przedmiotowych
wskazaniach byty wydawane w dniu 19.09.2016, 15.09.2014 r, 25.11.2013
r,01.10.2012 r.

Zgodnie z wytycznymi praktyki klinicznej CFF (Cystic Fibrosis Fundation) z 2016 r
dla populacji dzieci z mukowiscydozq brak jest wystarczajgcych dowodow
naukowych przemawiajgcych za lub przeciw rekomendowanemu przewlektemu
stosowaniu wziewnych lekow rozszerzajqcych oskrzela, dla polepszenia funkcji
ptuc i jakosci Zycia lub tagodzenia zaostrzen choroby. Reakcja na leki
rozszerzajgce oskrzela byta obserwowana, a ocena odpowiedzi na leki
rozszerzajgce oskrzela moze byc¢ rozwazona, gdy istniejg objawy sugerujgce
nadreaktywnosc drdog oddechowych. Istnieje jedno opracowanie wtdrne (lyengar
2015) dotyczqce dysplazji oskrzelowo-ptucnej. W przypadku zastosowania
ipratroprium w monoterapii (publikacja Brundage 1990) obserwowano istotng
statystycznie poprawe. Wg opinii autorow publikacji niemowleta z dysplazjq
oskrzelowo-ptucng mogqg wymagac podania ipratrioprium w drugiej linii leczenia.
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Konsensus dotyczgcy pierwotnej dyskinezy rzesek obowiqzuje od roku 2009
(European Respiratory Society — ERS). Zawarte w dokumencie wytyczne
podkreslajqg, iz z uwagi na brak randomizowanych badan klinicznych, wszystkie
rekomendacje oparte sq na dowodach o bardzo niskiej wiarygodnosci, bqdz sg
ekstrapolowane z wytycznych dotyczqcych leczenia mukowiscydozy. Wytyczne
nie odnoszq sie do konkretnych grup lekdw, podajq jedynie, ze regularne
stosowanie lekdw rozszerzajgcych oskrzela nie prowadzi do pogorszenia
reaktywnosci drog oddechowych, ale nie sq one szczegdlnie skuteczne.

W ramach aktualizacji poprzedniego opracowania nie odnaleziono zadnych
nowych dowoddw naukowych dla analizowanych wskazan a jedynie jedng nowg
rekomendacje  kliniczng (KOMPAS 2017) dotyczgcq mukowiscydozy.
Nie wskazano jednak w niej bezposredniego odniesienia do ocenianych
substancji czynnych. Bromek ipratropium posiada akceptowalny profil
bezpieczeristwa.

Podsumowujqgc, wprawdzie brak jest dostatecznej jakosci dowodow naukowych
dotyczgcych stosowania produktow leczniczych zawierajgcych substancje
czynne: bromek ipratropium we wskazaniach mukowiscydoza, dysplazja
oskrzelowo-ptucna, dyskineza rzesek, to zdaniem ekspertow leki te znajdujq
zastosowanie w praktyce klinicznej. Tym samym Rada Przejrzystosci podtrzymuje
stanowisko dotyczgce powyziszej technologii wyrazone w opinii w dniu
19.09.2016 r, 15.09.2014 r, 25.11.2013 r, 01.10.2012 r, pod warunkiem
ich stosowania w oparciu o dowody naukowe oraz wytyczne i dyrektywy
miedzynarodowych organizacji medycznych i towarzystw naukowych.

W przypadku obturacji drog oddechowych w przebiequ ostrych stanow zapalnych
oskrzeli nie zaleca sie podawania bronchodylatatorow (Liapkou 2016).
W wytycznych NICE 2015 nie zaleca sie podawania ipratropium w leczeniu
zapalenia oskrzelikdw u dzieci. Rada, w slad za swojq poprzedniq opiniqg uwaza
zatem za niezasadne finansowanie substancji czynnej bromek ipratropium
we wskazaniu ostre stany zapalne oskrzeli w przypadku obturacji drog
oddechowych.

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 40 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 pdzn. zm.).
Wykorzystane zrddta danych:

1. Opracowanie na potrzeby oceny zasadnosci dalszego finansowania lekéw zawierajgcych dang substancje
czynng we wskazaniach innych niz wymienione w Charakterystyce Produktu Leczniczego, aneks do raportu
nr: 0T.4321.47.2019 ,Fenoterol + bromek ipratropium Bromek ipratropium we wskazaniach innych
niz wymienione w Charakterystyce Produktu Leczniczego”. Data ukoriczenia: 13 sierpnia 2019 .



Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 263/2019 z dnia 19 sierpnia 2019 roku
w sprawie substancji czynnej prednisonum we wskazaniach
pozarejestracyjnych: obturacyjne choroby ptuc — w przypadkach
innych niz okreslone w ChPL, choroby autoimmunizacyjne —
w przypadkach innych niz okreslone w ChPL, stan po przeszczepie
narzadu, konczyny, tkanek, komérek lub szpiku

Rada Przejrzystosci uwaza za zasadnq dalszq refundacje lekéw zawierajgcych
substancje czynnq prednisonum we wskazaniach pozarejestracyjnych:
obturacyjne choroby ptuc —w przypadkach innych niz okreslone w ChPL, choroby
autoimmunizacyjne — w przypadkach innych niz okreslone w ChPL, stan
po przeszczepie narzqgdu, koriczyny, tkanek, komorek lub szpiku.

Uzasadnienie

Poprzednie stanowiska Rady w przedmiotowym wskazaniu byty wydawane
w dniach 19.09.2016r., 02.12.2013r., 18.11.2013r., 15.02.2012r .

Prednizon, jest syntetycznqg pochodng kortyzolu. Jest to zwigzek nieaktywny,
a znaczenie kliniczne ma powstajgcy w wgqtrobie metabolit prednizonu-
prednizolon, glikokortykosteroid o silnym dziataniu przeciwzapalnym.
Jego dziatanie mineralokortykosteroidowe stanowi ok. 60% aktywnosci
hydrokortyzonu.

W wyniku przeprowadzonego wyszukiwania odnaleziono 9 nowych wytycznych
praktyki klinicznej oraz tqgcznie 13 badan (7 badan wtdrnych i 6 badania
pierwotne). Ich rekomendacje/wyniki nie odbiegajg w sposob zasadniczy
od wczesniejszych obserwacji klinicznych i nie stanowiq podstawy do zmiany
wczesniejszych opinii  Rady. Prednisonum posiada akceptowalny profil
bezpieczenstwa. Tym samym Rada Przejrzystosci podtrzymuje wczesniejsze
stanowiska dotyczqce powyzszej technologii, pod warunkiem ich stosowania
woparciu o aktualne dowody naukowe oraz wytyczne i dyrektywy
miedzynarodowych organizacji medycznych i towarzystw naukowych.
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Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 40 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 pdzn. zm.).

Wykorzystane Zrddta danych:

1. Opracowanie na potrzeby oceny zasadnosci dalszego finansowania lekéw zawierajgcych dang substancje
czynng we wskazaniach innych niz wymienione w Charakterystyce Produktu Leczniczego, raport
nr: 0T.4321.34.2019 ,Prednizon we wskazaniach: obturacyjne choroby ptuc - w przypadkach innych
niz okreslone w ChPL; choroby autoimmunizacyjne — w przypadkach innych niz okreslone w ChPL; stan
po przeszczepie narzadu, koiczyny, tkanek, komadrek lub szpiku. Data ukoriczenia: 14 sierpnia 2019 r.



Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 264/2019 z dnia 19 sierpnia 2019 roku
w sprawie oceny zasadnosci finansowania ze srodkow publicznych,
w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowych, leku
Targretin (beksaroten) we wskazaniu: ziarniniak grzybiasty
(ICD-10: C84) dla pacjenta niemieszczgcego sie w populacji
pacjentow, dla ktérych dedykowany jest program lekowy B.66

Rada Przejrzystosci uznaje za niezasadne finansowanie ze srodkow publicznych,
w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowych, leku Targretin
(beksaroten), kapsutki, 75 mg, we wskazaniu: ziarniniak grzybiasty (ICD-10: C84)
dla pacjenta niemieszczqcego sie w populacji pacjentow, dla ktorych
dedykowany jest program lekowy B.66.

Uzasadnienie

Istotnosc stanu klinicznego, ktoreqgo dotyczy wniosek

Ziarniniak grzybiasty (MF) jest najczestszym skornym chtoniakiem wywodzgcym
sie zdojrzatych limfocytow T (CTCL). W wiekszosci przypadkdw charakteryzuje sie
powolnym przebiegiem z przerywangq, stabilng lub powolng progresjq zmian oraz
niskq ztosliwosciq. Zajecie pozaskdrne mozna zaobserwowac
w zaawansowanych stadiach, z zajeciem weztow chtonnych, krwi lub rzadziej
innych narzqdow.

Whiosek dotyczy dorostego pacjenta, ktdry nie moze zostac¢ zakwalifikowany
do programu lekowego B.66 z nastepujgcych powoddw: krotszy niz wymagany
w programie czas terapii metotreksatem (MTX) i interferonem (INF),
niewystarczajgca ciezkosc toksycznosci po leczeniu MTX i INF, brak mozZliwosci
stwierdzenia nawrotu choroby po okresie remisji wywotanej wczesniejszym
leczeniem systemowym (zbyt krotkie przyjmowanie MTX i INF) oraz odstawienie
produktu Acitren z powodu zdarzen niepozqdanych, po ktorym nastgpito
nasilenie zmian. Pacjent prezentuje stadium choroby Ill A. Rada zwraca uwage,
ze wszystkie mozliwosci leczenia, w ramach programu lekowego nie zostaty
wyczerpane, co stanowi warunek wystepowania o ratunkowy dostep do leku
(pacjentka nie zgodzita sie na dalsze leczenie, przez co nie byto mozliwosci oceny
nawrotu dziatan niepozgdanych po modyfikacji dawkowania).
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Skutecznosc kliniczna i praktyczna

Wskazanie rejestracyjne dotyczy pacjentow z nawrotem choroby, natomiast
u pacjenta, ktorego dotyczy zlecenie MZ, nie wskazano, iz nastqpita remisja,
a nastepnie nawrot choroby. W zwiqgzku z czym, wnioskowane wskazanie jest
wskazaniem pozarejestracyjnym (off-label).

W wyniku przeprowadzonego przeglqdu nie odnaleziono zadnego przeglgdu
systematycznego ani randomizowanego badania klinicznego. Odnaleziono
natomiast 3 publikacje, stanowigce opisy przypadkdw, ktore spetniaty powyzej
kryteria selekcji (Kogut 2015, Graeppi-Dulac 2014 i Zindanci 2014).
Czesc opisanych chorych odniosta korzysci z przyjmowania beksarotenu.

Zdaniem konsultanta krajowego z zakresu dermatologii i wenerologii
,we wnioskowanym wskazaniu ,im wczesniej podjeta jest interwencja
medyczna, tym lepsze rokowanie” a ,, jesli nie wystepujq dziatania niepozgdane,
skutecznosc jest bardzo wysoka”.

Bezpieczerstwo stosowania

Wedtug ChPL do bardzo czestych (= 1/10) dziatan niepozqdanych beksarotenu,
ktore odnotowano w badaniu klinicznym chorych z CTCL (N=109) nalezq:
hiperlipidemia ((gtdwnie podwyzszone triglicerydy) 74%), niedoczynnosc tarczycy
(29%), hipercholesterolemia (28%), bdle gtowy (27%), leukopenia (20%), swiqd
(20%), astenia (19%), wysypka (16%), ztuszczajqce zapalenie skory (15%) oraz bol
(12%). W przeprowadzonej w 2019 r analizie stron internetowych Urzedu
Rejestracji Produktow Leczniczych, Wyrobdw Medycznych i Produktow
Biobojczych (URPL), Europejskiej Agencji ds. Lekow (EMA), Food and Drug
Administration (FDA) nie odnaleziono dodatkowych informacji o dziataniach
niepozgdanych produktu leczniczego Targretin, ktore nie bytyby juz
uwzglednione w ChPL dla tego leku.

Relacja korzysci zdrowotnych do ryzyka stosowania

Europejska Agencja Lekow uznata, Ze korzysci ptyngce ze stosowania leku
Targretin przewyziszajqg ryzyko w leczeniu objawow skornych u pacjentow
z chtoniakiem skornym T-komorkowym w zaawansowanym stadium, opornym
na co najmniej jedno leczenie i zalecita przyznanie pozwolenia na dopuszczenie
leku do obrotu. [EPAR EMA 2018].

Konkurencyjnosc¢ cenowa

Za alternatywne opcje leczenia uznano izotretynoine, beksaroten, worinostat,
denileukin difitox, brentuksymab, mogamulizumab, romidepsin (depsipeptyd),
tretynoine. Natomiast, w zwigzku z ograniczeniami do wykonania oszacowan dla
powyzszych komparatorow, jakimi sq brak informacji o rzeczywistej dostepnosci
w Polsce ww. technologii oraz brak danych o cenach krajowych, jedynym
dostepnym komparatorem jest brentuksymab (Adcetris).
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Koszt 3-miesiecznej terapii technologiq alternatywngq jakg miatby byc¢ produkt
leczniczy Adcetris bytby 6-krotnie wyZszy, porownujgc koszty oszacowane
na podstawie obwieszczenia MZ i 11-krotnie wyZiszy pordownujgc koszty
oszacowane na podstawie komunikatu DGL NFZ.

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

Koszt leku jest stosunkowo wysoki ale wptyw 3-miesiecznego leczenia
pojedynczego chorego na wydatki ptatnika publicznego jest znikomy.
Jednoczesnie, ze wzgledu na naturalny przebieg choroby, czas terapii
najprawdopodobniej znacznie przekroczy 3 miesigce i niezbedna bedzie zgoda na
jej przedtuzenie.

Alternatywna technologia medyczna, w_rozumieniu_ustawy o swiadczeniach,
oraz jej efektywnosc kliniczna i bezpieczeristwo stosowania

Wg PTOK (2013) u pacjentow w stopniu I1B—Ill leczenie rozpoczyna sie z requty od
terapii PUVA w skojarzeniu z beksarotenem, IFN-a lub MTX. U chorych
w zaawansowanym stadium ziarniniaka grzybiastego zaleca sie stosowanie
lekow, takich jak: beksaroten, IFN-a czy denileukin diftitox. W ostatnim czasie
wykazano skutecznos¢ inhibitorow deacetylazy histonowej (np. worinostat
i depsipeptyd zatwierdzono przez FDA do stosowania w drugiej i kolejnej linii
leczenia) w leczeniu chorych z ziarniniakiem grzybiastym. U pacjentow
z ziarniniakiem  grzybiastym w stopniu 1IB-IVB rekomendowanq opcjq
terapeutycznq jest proba leczenia w ramach badan klinicznych, przed
wdrozeniem systemowej chemioterapii.

Wg ESMO (2018) u pacjentow z bardziej rozlegtq, naciekajgcq ptytkq i guzami lub
Z opornoscig na terapie miejscowe mozna rozwazyc: skojarzenie PUVA i INF-a lub
PUVA i retinoidow (w tym beksarotenu), skojarzenie INF-o i retinoidow lub TSEB
[lll, B].

Wg EORTC (2017) w leczeniu 0s06b z ziarniniakiem grzybiastym w stadium IlIIA i B
zaleca sie:

o w | linii: terapie systemowe (czesto kojarzone z PUVA lub innymi terapiami),
takie jak retinoidy, w tym agonisci RAR i RXR (poziom 2) IFN-a (poziom 2), ECP
(sama lub w skojarzeniu z terapiami systemowymi, lub nakierowanymi na
skore) (poziom 3), metotreksat (poziom 4), TSEB (poziom 2).

e w Il linii leczenia ziarniniaka grzybiastego w stadium IlIA i B:
monochemioterapia (gemcytabing, pegylowangq liposomalng doksorubicyng)
(poziom 3), allo-HSCT u wybranych pacjentéow (poziom 3).

Wedtug odnalezionych wytycznych klinicznych oraz biorgc pod uwage,
Ze oceniany pacjent, przyjmowat wczesniej PUVA, INF-a, metotreksat
i acytretyne, lekami, ktore potencjalnie jeszcze mozna u niego zastosowac sq:
izotretinoina, beksaroten, worinostat, denileukin difitox, brentuksymab,
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mogamulizumab, romidepsin (depsipeptyd), tretynoina. Wedftug polskich
wytycznych chemioterapia jest stosowana po niepowodzeniu ww. lekow lub
w przypadku ich braku, dlatego tez w niniejszym przypadku chemioterapia
nie jest technologiq alternatywnag.

Ww. leki (poza mogamulizumabem) nie sq aktualnie refundowane w Polsce,
ani nie posiadajq rejestracji w ocenianym wskazaniu. Mogamulizumab
jest zarejestrowany centralnie w leczeniu dorostych pacjentow z ziarniniakiem
grzybiastym lub zespotem Sézary’ego, ktdrzy otrzymali wczesniej co najmniej
jedng terapie ogdlnoustrojowq [ChPL Poteligeo], a takze brentuksymab, ktory
jest wskazany w leczeniu dorostych pacjentow z chfoniakiem skornym
T-komdrkowym CD30+, u ktorych stosowano uprzednio co najmniej 1 leczenie
systemowe [ChPL Adcetris].

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 $rodkéw publicznych (Dz. U. z 2019 r., poz. 1373), z uwzglednieniem opracowania w sprawie
zasadnosci finansowania ze $rodkéw publicznych, nr: 0T.422.62.2019 ,Targretin (beksaroten) we wskazaniu:
ziarniniak grzybiasty (ICD-10: C84) dla pacjenta niemieszczacego sie w populacji pacjentéw, dla ktérych
dedykowany jest program lekowy B.66, dostepny w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowych”.
Data ukonczenia: 14 sierpnia 2019 r.



Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 74/2019 z dnia 19 sierpnia 2019 roku
w sprawie zasadnosci wydawania zgdd na refundacje leku Calcort
(deflazakort) we wskazaniu dystrofia miesniowa typu Duchenne’a
(DMD) u pacjentdéw z przeciwwskazaniami do zastosowania
prednizonu

Rada Przejrzystosci uwaza za niezasadne wydawanie zgdd na refundacje leku
Calcort (deflazakort), tabletki a 6 mg i 30 mg, we wskazaniu: dystrofia miesniowa
typu Duchenne’a (DMD) u pacjentow z przeciwwskazaniami do zastosowania
prednizonu.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Minister Zdrowia zlecit zbadanie zasadnosci wydawania zgody na refundacje
produktu leczniczego Calcort (deflazakort), tabletki 6 mg i 30 mg we wskazaniu:
dystrofia miesniowa typu Duchenne’a (DMD) u pacjentow z przeciwwskazaniami
do zastosowania prednizonu, w ramach importu docelowego.

Dystrofia miesniowa typu Duchenne’a (DMD, ang. Duchenne muscular
dystrophy) jest najczestszq i najciezszqg chorobqg nerwowo-miesniowgq
o dziedziczeniu sprzezonym z chromosomem X. Czestos¢ wystepowania DMD
wynosi 1/3500-6000 chtopcow. U chorych obserwuje sie obnizongq jakos¢ zZycia,
co jest zwiqzane z progresjqg choroby i obnizaniem sprawnosci fizycznej
az do momentu utraty mozliwosci samodzielnego poruszania sie. Wiekszosc
chorych z DMD umiera okotfo 20 roku zycia. Najczestszq przyczynqg zgonu jest
niewydolnos¢ oddechowa (ok. 40%) oraz niewydolnos¢ serca, wtorna
do postepujgcej kardiomiopatii (10-40%).

Dowody naukowe

Deflazakort jest syntetycznym kortykosteroidem, pochodng prednizolonu
o potwierdzonej skutecznosci w leczeniu roznych schorzen, w tym w sarkoidozie,
mtodziericzym zapaleniu stawdw, polymialgii, reumatoidalnym zapaleniu
stawdw, przewlektej obturacyjnej chorobie ptuc oraz astmie. W zwigzku z niskq
lipofilnoscig, aktywny farmakologicznie metabolit deflazakortu stabiej
przechodzi  przez bariere krew- moézg w  porownaniu  zinnymi
glikokortykosteroidami co skutkuje mniejszq supresjq osi podwzgdrze przysadka
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nadnercza. Dostepne dane sugerujg, ze deflazakort ma mniejszy wptyw
na metabolizm wapnia niz prednizon dlatego jego przewlekte stosowanie
prawdopodobnie wigZze sie z mniejszym ryzykiem zaburzern wzrostu u dzieci
(Balsan, 1987; Aicardi, 1991). Sugeruje sie takze jego mniejszy wptyw
na metabolizm glukozy niz innych glikokortykosteroidow (Bruno, 1992; Pagano,
1989).

Dane dotyczgce skutecznosci i bezpieczeristwa deflazokortu w DMD
sq ograniczone. W  randomizowanym, wieloosrodkowym badaniu
kontrolowanym placebo (Griggs 2016), wykazano, ze zardwno stosowanie
deflazakortu jak i prednizonu w poréwnaniu z placebo u pacjentow z DMD,
prowadzi do istotnego statystycznie zwiekszenia sity miesniowej, poprawe funkcji
motorycznych oraz poprawy w zakresie wymuszonej pojemnosci Zzyciowej ptuc.
Profil dziatan niepozgdanych obu lekow byt podobny. Zaobserwowano istotnie
rzadsze wystepowanie rumienia, zmian cushingoidalnych oraz otytosci brzusznej
w grupie otrzymujqcej deflazkort (w dawce 0,9 mg/kg/dobe) w poréwnaniu z
prednizonem (0,75 mg/kg/dobe). Nie stwierdzono réznic pomiedzy grupami w
zakresie zmian masy ciata, jak rowniez innych analizowanych zdarzen
niepozgdanych.

W przeglgdzie systematycznym Matthews 2016, obejmujgcym 12 badan RCT,
wtym 2 badania pordwnujgce prednizon z deflazkortem (Bonifati 2000
i Karimzadeh 2012) wykazano, ze leczenie kortykosteroidami w DMD poprawia
site i funkcje miesni. Rownoczesnie stwierdzono, ze dowody niskiej jakosci
wskazujq, ze terapia deflazokortem moze przyczynia¢ sie do mniejszego
przyrostu masy ciata w porownaniu z prednizonem.

Brak jest badan oceniajgcych bezpieczenstwo deflazkortu w populacji pacjentow
Z przeciwwskazaniami do stosowania prednizonu.

Wytyczne kliniczne AAN (American Academy of Neurology) 2016 jak i brazylijski
Konsensus Ekspertow (2017), wskazujg deflazakort jako jedng z opcji
terapeutycznych w leczeniu chorych z DMD.

Odnaleziona takze jedng rekomendacje refundacyjng z Nowej Zelandii (PTAC)
z2016 r, ktora nie zaleca finansowania deflazakortu w leczeniu pacjentow
z DM, ktdrzy nie tolerujq prednizonu. PowyzZsze zalecenie zostato podtrzymane
w aktualizacjach z 2017 i 2019 roku.

Zdaniem eksperta klinicznego stosowania deflazakortu we wnioskowanej
populacji ma uzasadnienie, ze wzgledu na korzystniejszy profil bezpieczeristwa w
porownaniu z prednizonem.

Problem ekonomiczny

Z otrzymanych od MZ danych wynika, ze w okresie czerwiec 2016 — czerwiec 2019
zrefundowano tgcznie 39 opakowan defalzokortu 6 mg i 63 opakowan 30 mg na
tgcznqg kwote 18 036 zt netto. Kwota refundacji poniesiona przez ptatnika
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publicznego byta prawdopodobnie wyzsza, poniewaz podana kwota nie zawiera
marzy detalicznej i hurtowej produktu. Nie sq dostepne wystarczajgce dane
umozliwiajgce precyzyjne oszacowanie wielkosci populacji pacjentow z
przeciwwskazaniami do zastosowania prednizonu. Wedtug oszacowan
ekspertow moze to by¢ maksymalnie 10% ogdlnej liczby chorych, to znaczy 58
pacjentow.

Gtodwne argumenty decyzji

Przewlekte = podawanie  glikokortykosteroidow  stanowi  podstawowe
postepowanie objawowe u pacjentow z DMD. Dostepne w chwili obecnej dane
naukowe nie udowadniajq przewagi deflazakortu nad prednizonem w zakresie
efektywnosci klinicznej jak rowniez w aspekcie dziatan niepozgdanych.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 31h ust 2 ustawy z 27 sierpnia 2004 r. o Swiadczeniach opieki zdrowotne;j
finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2019 r., poz. 1373), w zwigzku z art. 39 ust. 3 ustawy z 12 maja
2011 r. o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobdéw
medycznych (Dz. U.z2019r., poz. 784 z pdzn. zm.), z uwzglednieniem opracowania na potrzeby oceny zasadnosci
wydawania zgody na refundacje, raport nr: 0T.4311.9.2019 ,Calcort (deflazakort) we wskazaniu dystrofia
miesniowa typu Duchenne’a (DMD) u pacjentow z przeciwwskazaniami do zastosowania prednizonu”. Data
ukonczenia: 13 sierpnia 2019.



Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 265/2019 z dnia 19 sierpnia 2019 roku
o projekcie programu ,,Program redukcji otytosci u osob dorostych
w wojewoddztwie kujawsko-pomorskim”

Rada Przejrzystosci opiniuje pozytywnie projekt programu polityki zdrowotnej
,Program redukcji otytosci u o0sob dorostych w wojewddztwie kujawsko-
pomorskim”, pod warunkiem uwzglednienia uwag zawartych w raporcie
AOTMIT.

Uzasadnienie

Projekt programu realizuje priorytety: , przeciwdziatanie wystepowaniu otytosci”,
a takze posrednio ,.zmniejszenie zapadalnosci i przedwczesnej umieralnosci
z powodu chorob uktadu sercowo-naczyniowego, w tym zawatdw serca,
niewydolnosci serca i udarow modzgu” oraz ,zmniejszenie zapadalnosci
i przedwczesnej umieralnosci z powodu cukrzycy”, nalezqce do priorytetow
zdrowotnych wymienionych w Rozporzgdzeniu Ministra Zdrowia z dnia 27 lutego
2018r. (Dz.U. 2018 poz. 469).

W ramach programu zaplanowano przeprowadzenie nastepujgcych interwencji:

e dziatania edukacyjne (kierowane w szczegdlnosci do potencjalnej grupy
docelowej 0séb w wieku 20-64 lat),

e wizyty lekarskie w ramach kwalifikacji do programu obejmujgce
o 1 wizyta — pomiar cisnienia tetniczego krwi, masy ciata, obwodu talii,
obliczenie BMI, pobranie krwi na badania (morfologia; lipidogram,; kwas

moczowy; glukoza; TSH; OGTT — u 0sob, u ktorych wynik badania glukozy
jest nieprawidfowy),

o 2 wizyta — obejmowata bedzie ocene badan biochemicznych krwi, wywiad
dotyczqcy czynnikdw socjodemograficznych, stanu zdrowia, historii
zywienia i aktywnosci fizycznej, wywiad rodzinny w kierunku nadwagi,
otytosci i chorob wspdtistniejgcych,

o 3 wizyta (odbedzie sie w przypadku, gdy nie zostang stwierdzone Zadne
nieprawidtowosci w 2 poprzednich wizytach) — obejmowata bedzie
wykonanie badania EKG. U pacjentow, u ktorych lekarz stwierdzi
wskazania przeprowadzony zostanie test wysitkowy. Kwalifikacja
do programu przeprowadzona zostanie przez lekarza kardiologa.

Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji
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e konsultacje dietetyczne (9 wizyt indywidualnych, 9 wizyt grupowych),

e wsparcie dotyczgce aktywnosci fizycznej (zaktada sie utworzenie 2 grup, ktore
bedq realizowaty ¢wiczenia o wyzszej i nizszej intensywnosci, w zaleznosci od
wydolnosci pacjenta),

e wsparcie psychologiczne (terapia poznawczo-behawioralna; 2 spotkania
o charakterze edukacyjnym, 4 spotkania o charakterze terapeutycznym —
przeprowadzane w grupach 6-8 osobowych).

Gtownym zatozeniem projektu programu jest ,zmniejszenie otytosci u 50%
uczestnikow programu objetych dziataniami terapeutycznymi w okresie
12 miesiecy”. Wnioskodawca nie przedstawit uzasadnienia dla przyjetej wartosci
docelowej.

W tresci projektu wskazano rowniez 3 cele szczegotowe, tj.: (1) ,50% uczestnikow
programu w okresie 1 roku zwiekszy wiedze dotyczqcq problemu jakim jest
nadwaga i otytosc¢”, (2) ,50% uczestnikow programu w okresie 1 roku poprawi
jakos¢ swojego zycia” oraz (3) ,50% uczestnikdw programu zmieni swoje
zachowania na prozdrowotne”. Cele szczegotowe zostaty sformutowane
nieprawidtowo, w postaci hipotez. Nalezy podkreslic, ze zwiekszenie wiedzy
dotyczgcej problemu nadwagi i otytosci jest mozliwe. Jednak w projekcie
nie przedstawiono narzedzi, ktorymi mozliwe byfoby zmierzenie stopnia
uzyskanego efektu. W kontekscie celu dotyczqcego jakosci Zycia rdwniez
nie przedstawiono narzedzia pomiarowego. 3 cel szczegofowy jest trudno
mierzalny, ze wzgledu na potencjalny wpfyw innych czynnikdow, ktore mogqg miec
wptlyw na zmiane zachowarn na prozdrowotne.

Whnioskodawca przedstawia rowniez 4 mierniki efektywnosci wraz
zich wartosciami  docelowymi, tj.: (1) ,odsetek 0s6b uczestniczgcych
w programie, ktore poprawity wskazniki zwiqgzane z otytoscig”, (2) ,,odsetek osob,
ktore zwiekszyty poziom wiedzy dotyczqcej problemu jakim jest nadwaga
i otytos¢”, (3) ,,odsetek osob, ktore lepiej oceniajq swojq jakosc¢ zycia” oraz (4)
,odsetek o0sob, ktore na skutek realizacji programu zmienity zachowania
na prozdrowotne”. Wszystkie przedstawione mierniki odnoszq sie do celow
programu, jednak w kontekscie pierwszego miernika nie wskazano, ktore
wskazniki zwiqgzane z otytosciq bedq brane pod uwage. Ze wzgledu na brak
narzedzi dot. pomiaru wiedzy (np. pre-test i post-test) oraz jakosci zycia,
mozliwos¢ zastosowania drugiego i trzeciego miernika bedzie ograniczona.
W przypadku 4 miernika wnioskodawca nie wskazat czy pomiar zmiany
zachowan bedzie opierat sie o przestanki obiektywne czy subiektywne odczucia
uczestnikow (co mogtoby wptynqg¢ na zaburzenie potencjalnych wynikdow
pomiaru). Zaplanowane wskaZniki ewaluacyjne mogq okazac¢ = sie
niewystarczajgce do przeprowadzenia kompleksowej oceny efektywnosci
programu.
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Zaplanowane przez wnioskodawce interwencje (dziatania edukacyjne, porady
dietetyczne, zajecia ruchowe, wsparcie psychologiczne) stanowiq w zatoZeniu
kompleksowy program. Podejscie takie pozostaje w zgodzie z wiekszoscig
odnalezionych wytycznych, ktore zalecajq tqczenie strategii zmian stylu zycia,
tj. zwiekszenia aktywnosci fizycznej, poprawy nawykow zywieniowych, jakosci
diety oraz redukcji przyjetej energii (NICE 2016, PTDiet 2015, EASO 2015, NHMRC
2013, AHA/ACC/TOS 2013). Ponadto rekomendacje wskazujq na koniecznos¢
udziatu wielodyscyplinarnego zespotfu specjalistow w tego typu programach
(CTFPHC 2015, EASO 2015, NICE 2015, IDF 2005), co zostato uwzglednione w
omawianym programie. Powszechnie zalecane jest rowniez indywidualne
podejscie do pacjenta (NICE 2016, PTDiet 2015, EASO 2015, NHMRC 2013).

Pewne niejasnosci dotyczqg jednak liczby prowadzonych porad dietetycznych
grupowych i indywidualnych. W projekcie brak rowniez szczegétowego zakresu
tematycznego oraz czestotliwosci wiekszosci dietetycznych spotkan grupowych.
Uzupetnienia wymaga okreslenie w jaki sposdéb i na podstawie jakich
parametrow nastqpi przydziat do konkretnej grupy ¢wiczeniowe;.

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.441.93.2019 ,Program redukcji otytoSci u osob dorostych w wojewddztwie kujawsko-pomorskim”
realizowany przez: Wojewddztwo kujawsko-pomorskie, Warszawa, sierpiet 2019 oraz Aneksu do raportéow
szczegotowych: ,Edukacja w zakresie zdrowego odzywiania oraz profilaktyka i leczenie nadwagi i otytosci —
wspolne podstawy oceny”, z kwietnia 2016.



Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 266/2019 z dnia 19 sierpnia 2019 roku
o projekcie programu ,,Regionalny program zdrowotny zapobiegania
i wczesnego wykrywania cukrzycy typu 2 wsrod mieszkancow
wojewoddztwa dolnoslaskiego”

Rada Przejrzystosci opiniuje pozytywnie projekt programu polityki zdrowotnej
»Regionalny program zdrowotny zapobiegania i wczesnego wykrywania cukrzycy
typu 2 wsrod mieszkaricow wojewoddztwa dolnoslgskiego”, pod warunkiem
skorygowania budzetu programu i uwzglednienia pozostatych uwag zawartych
w raporcie AOTMIT.

Uzasadnienie

Przedmiotem oceny jest projekt programu polityki zdrowotnej zaplanowany
do realizacji przez wojewddztwo dolnoslgskie, z zakresu diabetologii. Populacje
docelowq stanowiq osoby w wieku 35-64 lat, zamieszkate na terenie
wojewddztwa. Interwencje przewidziane do realizacji w ramach programu
obejmujg przeprowadzenie kwalifikacji, dziatan diagnostycznych, konsultacji
(dietetycznych i diabetologicznych) oraz akcji informacyjno-edukacyjne;.
Program ma byc realizowany w latach 2020-2023. Planowane koszty catkowite
zostaty oszacowane na kwote 27 200 000 zt, z czego 85% ma pochodzic¢
ze srodkow Europejskiego Funduszu Spotecznego.

Projekt programu wpisuje sie w nastepujqgcy priorytet ,,zmniejszenie zapadalnosci
i przedwczesnej umieralnosci z powodu cukrzycy” nalezqcy do priorytetow
zdrowotnych wymienionych w Rozporzqdzeniu Ministra Zdrowia z dnia 27 lutego
2018 r. (Dz.U. 2018 poz. 469).

W ramach projektu programu zaplanowano przeprowadzenie nastepujgcych
interwencji:
e Edukacja zdrowotna dotyczqgca profilaktyki i leczenia cukrzycy:
o spotkania w maksymalnie 35-osobowych grupach uczestnikow programu
oraz ew. osoby towarzyszqce;
o przeprowadzona podczas konsultacji lekarskich;
e Badanie przesiewowe prowadzone przez lekarza POZ (wywiad z pacjentem;

dwukrotny pomiar cisnienia tetniczego; okreslenie wskaznika BMI; pomiar
obwodu pasa; ocena ryzyka cukrzycy typu 2 na podstawie wypetnianej karty
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badania profilaktycznego zawierajgcej m.in. kalkulator FINDRISC; oznaczenie
glikemii na czczo);

e Porady lekarskie (POZ) dla wszystkich uczestnikdw badania, podczas ktorych
zostanq omowione wyniki badania i zalecone zostanie dalsze postepowanie,
w zaleznosci od wyniku glikemii i oceny w skali FINDRISC;

e Porady dietetyczne dla osob z wysokim ryzykiem zachorowania na cukrzyce
(powyzej 15 pkt w skali FINDRISC) — 2 konsultacje na jednego uczestnika
(jeden raz na kwartat);

e Porady diabetologiczne dla osob ze stanem przedcukrzycowym (glikemia
na czczo na poziomie 100-125 mg/dl) — 2 konsultacje na jednego uczestnika
(jeden raz na kwartat).

Gtownym zatozeniem projektu programu jest ,zwiekszenie wykrywalnosci
cukrzycy typu 2 oraz zwiekszenie do 2023 r. swiadomosci wsréd mieszkarncow
w wieku 35-64 lata z wojewddztwa dolnoslgskiego w zakresie wystepowania
u nich wysokiego ryzyka zachorowania na cukrzyce typu 2 oraz stanu
przedcukrzycowego” — tak sformutowane sktada sie w istocie z dwoch odrebnych
celow. W tresci projektu wskazano rowniez 5 celow szczegotowych, tj.:
(1) ,,zwiekszenie poziomu Swiadomosci w zakresie ryzyka wystepowania cukrzycy
typu 2 oraz stanu przedcukrzycowego u co najmniej 80% osob w wieku 35-65 lat
objetych wsparciem do 2023 r.”, (2) ,zwiekszenie wykrywalnosci stanu
przedcukrzycowego wsrod osob objetych programem do 2023 r. u co najmniej
6,25% o0sob”, (3) ,zwiekszenie wykrywalnosci cukrzycy typu 2 wsrod osob
objetych programem u co najmniej 3% osob do 2023 r.”, (4) ,,upowszechnienie
badan przesiewowych w kierunku cukrzycy typu 2 i stanu przedcukrzycowego
u 100% uczestnikow programu”, (5) ,,.zmniejszenie czynnikdw ryzyka cukrzycy
typu 2 wsrdd osob objetych programem m.in. zwiekszenie regularnej aktywnosci
fizycznej, zmiana nieprawidtowych nawykow Zzywieniowych”. W odniesieniu
do celu szczegétowego 1 nie zaplanowano przeprowadzenia pre-testu, a jedynie
post-test na zakonczenie udziatu w programie. W zwigzku z tym niemozliwe
bedzie zbadanie przyrostu wiedzy. Drugi cel szczegofowy zostat zaplanowany
w sposob poprawny, jednak nie uzasadniono przyjetego odsetka wykrywalnosci
stanu przedcukrzycowego. Trzeci cel powiela zatozenie gtowne. Czwarty cel
zostat sformufowany niepoprawnie, gdyz jest dziataniem. W kontekscie 5 celu
szczegotowego nalezy podkreslic, ze zmniejszenie czynnikow ryzyka cukrzycy typu
2 jest trudno mierzalne, ze wzgledu na wystepowanie innych elementdw, ktdre
mogq mie¢ wpfyw np. na zwiekszenie aktywnosci fizycznej czy zmiane
nieprawidtowych nawykow zywieniowych. Utrudniony bedzie rdwniez
prawidtowy dobdr miernikow efektywnosci.

W projekcie programu zaproponowano 5 miernikdw efektywnosci, tj. (1) ,liczba
mieszkancow wojewddztwa dolnoslgskiego w grupie wiekowej objetej
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programem, ktdre uczestniczyty w spotkaniach informacyjno-edukacyjnych
dotyczqcych  ryzyka  wystepowania  cukrzycy typu 2 oraz stanu
przedcukrzycowego”, (2) ,liczba mieszkaricow wojewddztwa dolnoslgskiego
bedqcych uczestnikami programu, u ktdrych stwierdzono zagrozenie wystqgpienia
cukrzycy typu 2”7, (3) ,liczba mieszkaricow wojewddztwa dolnoslgskiego
bedqcych uczestnikami programu, u ktorych stwierdzono podejrzenie
nieprawidfowej glikemii na czczo i/lub nieprawidtowq tolerancje glukozy”, (4)
Jliczba mieszkaricow wojewddztwa dolnoslgskiego bedgcych uczestnikami
programu, u ktorych stwierdzono podejrzenie cukrzycy typu 2” oraz (5) ,,odsetek
uczestnikow programu, ktorych wyniki testu potwierdzajg, ze zdobyta wiedza
pozwolita im na podniesienie sSwiadomosci”.

W kontekscie 1 miernika efektywnosci nalezy podkreslic, ze sama liczba
uczestnikow spotkan informacyjno-edukacyjnych moze nie przetozy¢ sie
na wzrost poziomu wiedzy. WskaZznik w takiej formie moze by¢ wykorzystany
podczas monitorowania, natomiast nie w procesie oceny stopnia realizacji
zatozonych wczesniej celow. Wskazniki 2, 3 i 4 odnoszq sie do celow dotyczqgcych
zwiekszenia wykrywalnosci cukrzycy typu 2 i stanu przedcukrzycowego. Pomiary
mogq byc¢ dokonywane na podstawie skali FINDRISC oraz badan krwi. Ostatni
miernik efektywnosci dotyczqcy odsetka uczestnikow programu, ktorych wyniki
testu potwierdzajq, Ze zdobyta wiedza pozwolita im na podniesienie swiadomosci
zostat sformufowany w sposob nie do konca jasny. Nalezy podkreslic, ze nie
okreslono jakie wyniki testu koricowego wskazq na pozytywny efekt dziatan
edukacyjnych. Dodatkowo nie zaplanowano przeprowadzenia pre-testu
co utrudnia wnioskowanie w omawianej kwestii. Biorgc pod uwage wszystkie
powyzsze uwagi nalezy stwierdzic, ze nie przytoczono prawidfowo
sformutowanych miernikdw do celow dot. zwiekszenia poziomu sSwiadomosci
uczestnikow, upowszechnienia badan przesiewowych w kierunku cukrzycy typu 2
oraz zmniejszenia czynnikow ryzyka cukrzycy typu 2.

Koszty konsultacji dietetycznych, konsultacji diabetologicznych, oznaczenia
glikemii na czczo oraz konsultacji lekarskich w 3 etapie programu wydajq sie
znaczqco zawyzone — konieczna jest zatem ich weryfikacja i korekta budZetu
projektu. Nie oszacowano rowniez wysokosci kosztow posrednich.

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 48a ustawy z 27 sierpnia 2004 r. o Swiadczeniach opieki zdrowotnej
finansowanych ze sSrodkéw publicznych (Dz. U. z 2019 r., poz. 1373), z uwzglednieniem raportu nr:
0T.441.101.2019 ,,Regionalny program zdrowotny zapobiegania i wczesnego wykrywania cukrzycy typu 2 wsrod
mieszkancéw wojewddztwa dolnoslaskiego” realizowany przez: Wojewddztwo dolnoslgskie, Warszawa, sierpien
2019 oraz aneksu ,,Programy z zakresu profilaktyki i wczesnego wykrywania cukrzycy — wspdlne podstawy oceny”
z kwietnia 2016.



Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 267/2019 z dnia 19 sierpnia 2019 roku
o projekcie programu ,,Program badan postawy ciata i rownowagi
statycznej dzieci szkét podstawowych gminy Trzebownisko”

Rada Przejrzystosci opiniuje negatywnie projekt programu polityki zdrowotnej
,Program badari postawy ciata i rdownowagi statycznej dzieci szkot
podstawowych gminy Trzebownisko”.

Uzasadnienie

Oceniany projekt w pobiezny sposob odnosi sie do problemu zdrowotnego, jakim
sq wady postawy. W szczqtkowy jedynie sposob przedstawia tez sytuacje
epidemiologiczng wad postawy u dzieci w Polsce.

Whnioskodawca podaje, ze w 2016 i 2017 roku przeprowadzone zostaty
,pilotazowe badania profilaktyczne” w kierunku wczesnego wykrywania wad
postawy u dzieci uczeszczajgcych do szkot z terenu gminy Trzebownisko.
Catkowita populacja objeta badaniami w 2016 r. liczyta 156 dzieci, z czego u 105
zaobserwowano znaczne zaburzenia w postawie ciata. Z kolei sposrod 334 dzieci
przebadanych w 2017 r. u 98 zaobserwowano znaczne zaburzenia w postawie
ciata. Wnioskodawca nie uscislit, czy wsrdd dzieci, u ktorych stwierdzono wady
postawy, znajdowaty sie juz te, u ktorych nieprawidfowosci stwierdzone zostaty
wczesniej w ramach testow przesiewowych wykonywanych przez pielegniarki lub
higienistki szkolne.

Opiniowany projekt programu zdrowotnego przewiduje przeprowadzenie badan
przesiewowych w kierunku wad postawy. Kompleksowa ocena stanu zdrowia
obejmujgca diagnostyke wad postawy znajduje sie tymczasem w wykazie
Swiadczen gwarantowanych z zakresu podstawowej opieki zdrowotnej i powinna
by¢ przeprowadzana u dzieci w ramach testow przesiewowych kilkukrotnie
w toku ich edukacji. W zakresie profilaktycznego badania lekarskiego
przeprowadzane jest badanie przedmiotowe m.in. ze szczegdlnym
uwzglednieniem oceny rozwoju fizycznego (pomiary wzrostu i masy ciata), w tym
okreslenie wspdtczynnika masy ciata (BMI) oraz oceny uktadu ruchu wraz
z wykrywaniem zaburzen uktadu ruchu, w tym bocznego skrzywienia kregostupa.
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Celem gtownym programu jest ,,obiektywna ocena postawy, rownowagi i sktadu
masy ciata dzieci w wieku szkolnym”. Cel ten nie odnosi sie zatem do efektu
zdrowotnego.

Program zaplanowany zostat na 2019 r., a jego poczqtek wyznaczono na miesigc
wrzesien.

Adresatami dziatan przewidzianych do realizacji w ramach programu majq by¢
wszystkie dzieci w wieku od 6 do 15 lat uczeszczajgce do szkdt podstawowych
zterenu gminy Trzebownisko, tj. 2 586 o0s0b. Grupa wiekowa, jakq
wnioskodawca zamierza objg¢ badaniami w ramach programu, jedynie
czesciowo wpisuje sie w rekomendacje i wytyczne dotyczqgce wad postawy.
W przeglqdzie systematycznym Montgomery 1990 wskazuje sie przy tym
na niskg wartos¢ predykcyjng wyniku dodatniego standardowego badania
przesiewowego w kierunku wad postawy (ok. 5%), co oznacza, ze 95% dzieci
kierowanych jest w wyniku przesiewu na dalszg diagnostyke niepotrzebnie.

Jednym z kryteriow udziatu w programie jest ,zgoda dyrektora szkoty
na przeprowadzenie badania”, co nie jest trafne, jako ze wtfadni
do podejmowania decyzji dotyczqcych zdrowia dziecka sq jego rodzice lub
opiekunowie prawni. Nie jest tez zasadne wiqgczenie do programu dzieci
z juz zdiagnozowang w przesztosci wadq postawy.

W ramach prowadzenia PPZ przewidziano realizacje badarn w kierunku wad
postawy, przy uzyciu: ultradzwiekowego systemu Zebris, platformy
stabilometrycznej Zebris, wagi medycznej Tanita, inklinometru oraz
wzrostomierza. Nalezy w zwigzku z tym podkreslic, ze nie odnaleziono dowodow
skutecznosci ani rekomendacji/wytycznych odnoszqcych sie do zasadnosci
stosowania w celu wykrywania wad postawy w populacji ogdlnej dzieci
i mtodziezy badan przy uzyciu wskazanych urzqdzen Zebris.

W projekcie programu kwestia edukacji zostata poruszona jedynie zdawkowo.
Zaplanowano realizacje , tzw. aktywnej profilaktyki wystepowania wad postawy
i nadwagi poprzez profesjonalne poradnictwo w zakresie diety, edukacji
zdrowotnej oraz aktywnosci fizycznej”. Nie wskazano jednak szczegotowej
tematyki, zakresu, czasu trwania, czestotliwosci ani elementow organizacyjnych
tejze edukacji.

W projekcie programu nie przedstawiono réwniez wskaznikow ewaluacyjnych.

Koszt przeprowadzenia badania jednego dziecka oszacowano na 60 zt. Z kolei
catkowity koszt programu okreslono na 20 000 zt. Podane kwoty rozmijajq sie
catkowicie z deklarowanqg populacjq programu (2 586 0s6b),
jako ze przy zatozonym koszcie jednostkowym wskazany budziet wystarczy
na zbadanie 333 dzieci. Nie uwzgledniono przy tym pozostatych kosztow
programu, w tym odnoszqgcych sie do dziatan edukacyjnych.
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W projekcie zaznaczono, ze metodologia badan zostata przedstawiona
zaakceptowana przez Komisje Bioetycznqg przy Wpydziale Medycznym
Uniwersytetu Rzeszowskiego. Z zatqczonej uchwaty wynika, ze chodzi o projekt
badawczy realizowany przez pracownikow tej uczelni. Wsréd wymogow
kadrowych dla realizatora programu wnioskodawca wymienit m.in.
dysponowanie co najmniej dwoma fizjoterapeutami ze stopniem doktora,
co w rzeczywistosci nie jest niezbedne do prawidfowego przeprowadzenia badar
przesiewowych w kierunku wad postawy. Zaznaczono tez, ze ,realizator badan
opublikuje wyniki przeprowadzonych badann w polskim czasopismie oraz
przedstawi je na krajowej lub zagranicznej konferencji”.

Agencja opiniowata juz opracowany przez Gmine Trzebownisko projekt
programu pod tym samym tytutem, wobec ktorego Prezes Agencji wydat w dniu
30 maja 2019 r. opinie negatywnq. Obecny projekt zawiera korekte jedynie
niewielkiej czesci uwag zawartych w tej opinii.

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.441.94.2019 ,Program badan postawy ciata i réwnowagi statycznej dzieci szkét podstawowych gminy
Trzebownisko” realizowany przez: Gmine Trzebownisko, Warszawa, sierpied 2019 oraz aneksu ,Programy
profilaktyki i korekcji wad postawy u dzieci — wspdlne podstawy oceny” z marca 2018 r. i raportu oceny
o nr 0T.441.48.2017 dot. programu polityki zdrowotnej pn. ,Program badan postawy ciata i réwnowagi
statycznej dzieci szkot podstawowych i gimnazjow gminy Trzebownisko”.



Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 268/2019 z dnia 19 sierpnia 2019 roku
o projekcie programu ,,Program profilaktyki raka piersi
dla kobiet w wieku 45-49 lat zamieszkatych
na terenie miasta Chorzéw na lata 2019-2022"

Rada Przejrzystosci opiniuje pozytywnie projekt programu polityki zdrowotnej
,Program profilaktyki raka piersi dla kobiet w wieku 45-49 lat zamieszkatych
na terenie miasta Chorzow na lata 2019-2022”, pod warunkiem uwzglednienia
uwag zawartych w raporcie AOTMIT oraz zmiany tytutu programu na ,,Program
wczesnego wykrywania raka piersi dla kobiet w wieku 45-49 lat zamieszkatych
na terenie miasta Chorzéw na lata 2019-2022".

Uzasadnienie

Oceniany projekt programu wpisuje sie w priorytet zdrowotny ,,zmniejszenie
zapadalnosci i przedwczesnej umieralnosci z powodu nowotwordw ztosliwych”,
wymieniony 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 rak piersi. We wniosku przywotano regionalne i lokalne dane
epidemiologiczne. Zgodnie z danymi KRN w latach 2005-2015 wojewddztwo
Slgskie znajdowato sie na 11. miejscu w Polsce pod wzgledem wielkosci
wskaznika zachorowalnosci na nowotwor piersi oraz na 1. miejscu pod wzgledem
wskaznika umieralnosci. W przypadku kobiet z grupy wiekowej 45-49 lat
wojewddztwo to znajdowafo sie na 14. miejscu pod wzgledem wielkosci
wskaznika zachorowalnosci oraz na 3. miejscu pod wzgledem wskaznika
umieralnosci. Z finansowanego przez NFZ populacyjnego programu badan
przesiewowych w kierunku raka piersi dla kobiet w wieku 50-69 lat skorzystato
fqcznie ok. 30 % kwalifikujgcych sie do niego mieszkanek Chorzowa.

Jedyng skuteczng metodq wczesnego wykrywania raka piersi sq przesiewowe
badania mammograficzne. Polskie Towarzystwo Onkologii Klinicznej (2019)
zaleca przeprowadzanie badan mammograficznych u kobiet bez objawow
i dodatkowych czynnikdw ryzyka w grupie wiekowej 50-69 lat co 24 miesiqce,
zas u kobiet w grupie wiekowej 40-49 lat nalezy zebra¢ doktadny wywiad
rodzinny, uzyskac¢ informacje na temat objawow oraz czynnikow ryzyka

Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

ul. Przeskok 2, 00-032 Warszawa tel. (+48 22) 101-46-00 fax (+48 22) 46-88-555
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i uzalezni¢ decyzje o rozpoczeciu badan mammograficznych od omdwienia
Z zainteresowanq ewentualnych korzysci i ryzyka. Rekomenduje sie ponadto
przeprowadzanie edukacji zdrowotnej kobiet dotyczgcej przede wszystkim
wczesnego rozpoznawania oznak mogqgcych swiadczy¢ o rozwijajgcej sie
chorobie nowotworowej (ACS 2015, ACOG 2011, NCCN 2011, PTG 2005).

Celem gtownym opiniowanego programu jest ,ograniczenie negatywnych
konsekwencji poZznego wykrycia raka piersi poprzez zwiekszenie swiadomosci
zdrowotnej w zakresie profilaktyki raka piersi wsrod mieszkanek Chorzowa
w wieku 45-49 lat oraz zwiekszenie dostepnosci do badan specjalistycznych
w latach 2019-2022”. Realizatorem swiadczen bedzie wybrany w drodze
konkursu ofert podmiot leczniczy, zobowigzany spetni¢ obowigzujgce warunki
prawne wykonywania szczepieri ochronnych.

W ramach programu planowane sq akcja informacyjna, wyktady lekarza
i psychologa dla kobiet nt. profilaktyki raka piersi, coroczne szkolenia dla
pielegniarek i pofoznych pracujgcych w podmiotach realizujgcych program,
instruktaz  samobadania  piersi wraz z kwalifikacjg do badania
mammograficznego (przeprowadzang przez pielegniarki i potozne, poprzez
badanie palpacyjne piersi i ankiete w kierunku dodatniego wywiadu rodzinnego
w zakresie wystepowania nowotworu piersi) oraz mammografia wraz
z konsultacjq lekarskq. Kazda uczestniczka otrzyma zdjecie wraz z opisem
i zostanie poinformowana o dalszej poszerzonej diagnostyce w ramach
Swiadczen finansowanych z NFZ w przypadku wykrycia zmian w budowie
gruczotu piersiowego.

Whnioskodawca oszacowat liczebnos¢ populacji objetej edukacjq, instruktazem
samobadania piersi oraz kwalifikacjg do badania mammograficznego
na 380 oséb rocznie (tj. ok. 10% populacji docelowej). Z kolei liczbe kobiet
objetych badaniami mammograficznymi z konsultacjq lekarskq oszacowano
na 190 osob (50% kobiet wtgczonych do poprzedniego etapu).

Planowany jednostkowy koszt instruktazu i kwalifikacji to 30 zt, a badania
mammograficznego z opisem i konsultacjq — 190 zt. Catkowity koszt realizacji
programu oszacowano na 244.268,40 zt.

Nalezy zwrdci¢ uwage, w slad za raportem AOTMIT, ze cel gtdwny programu
zostat sformutowany w sposob bardzo ogdlny. Wnioskodawca nie precyzuje
jakich negatywnych konsekwencji chce unikng¢. Tak sformutowany cel jest przy
tym niemierzalny. RowniezZ cele szczegotowe wskazane w projekcie nie zostaty
ujete w prawidfowy sposob. Dobrze sformutowany cel powinien byc:
sprecyzowany, mierzalny, osiggalny, istotny i zaplanowany w czasie. Poprawy
wymagajq ponadto zatozone mierniki efektywnosci. Nadto, do projektu
nie zatgczono wzoru ankiety satysfakcji. Ewaluacja programu powinna opierac
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sie na porownaniu stanu sprzed wprowadzenia dziatan w ramach programu,
a stanem po jego zakonczeniu, czego wnioskodawca nie uwzglednit.

Agencja opiniowata juz opracowany przez miasto Chorzow projekt programu
dotyczgcego raka piersi, wobec ktorego Prezes Agencji wydat w dniu 29 sierpnia
2017 r. opinie negatywnq. Obecny projekt uwzglednia znaczng czes¢ uwag
zawartych w tej opinii.

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.441.98.2019 ,,Program profilaktyki raka piersi dla kobiet w wieku 45-49 lat zamieszkatych na terenie miasta
Chorzéw na lata 2019-2022” realizowany przez: Miasto Chorzéw, Warszawa, sierpienn 2019 oraz aneksu do
raportow szczegdtowych: ,,Programy profilaktyki raka piersi — wspdlne podstawy oceny” z czerwca 2015 r.



Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 269/2019 z dnia 19 sierpnia 2019 roku
o projekcie programu ,,Profilaktyka ztaman osteoporotycznych
dla mieszkancéw powiatu wateckiego na lata 2020-2022”

Rada Przejrzystosci opiniuje pozytywnie projekt programu polityki zdrowotnej
,Profilaktyka ztaman osteoporotycznych dla mieszkaricow powiatu wateckiego
na lata 2020-2022”, pod warunkiem uwzglednienia uwag zawartych w raporcie
AOTMIT.

Uzasadnienie

Celem gtownym programu jest identyfikacja kobiet po menopauzie zagrozonych
ztamaniami niskoenergetycznymi oraz chorych po ztamaniach
osteoporotycznych w celu kierowania ich do wtasciwych specjalistow
zajmujgcych sie diagnostykg, prewencjq i leczeniem osteoporozy. Populacje
docelowq programu stanowi ponad okoto 2500 kobiet powyzej 65 r.z.
zamieszkujgcych powiat watecki. W ramach programu zaplanowano
przeprowadzenie: dziatan edukacyjnych dla uczestnikow | personelu
medycznego, oszacowania 10-letniego ryzyka ztamania kosci metodq FRAX,
a takze przeprowadzenia badania densytometrycznego (wsrdod osob z wysokim
ryzykiem ztaman).

Nalezy podkreslic, ze sformutowany przez wnioskodawce cel gtowny nie odnosi
sie bezposrednio do efektu zdrowotnego - sama identyfikacja kobiet
z osteoporozq nie bedzie miata bezposredniego wptywu na polepszenie
ich sytuacji zdrowotnej. Rowniez cele szczegdfowe 1 i 3 zostaty sformutowane
w postaci dziatan i nie odnoszq sie do efektu zdrowotnego. Istotne jest zatem,
aby program zostat uzupetniony co najmniej o monitorowanie nastepstw
przeprowadzonej akcji przesiewowej i diagnostycznej, pozwalajgce
na pozyskanie wiedzy o wdrozonych u poszczegdlnych uczestnikow
interwencjach profilaktycznych i leczniczych.

Whnioskodawca w tresci projektu nie podaje konkretnych dziatan jakie bedq
realizowane w zakresie edukacji mieszkaricow. Program wymaga w tym zakresie
uzupetnienia. Nie przedstawiono wiekszej liczby szczegotow w zakresie akcji
informacyjnej. Nie wskazano sposobu wyboru realizatora.
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Koszt przypadajgcy na jednego uczestnika oszacowano na 60 zt, nie wskazujgc
jednak konkretnych wyliczen uzasadniajgcych przyjecie powyzej kwoty.
W projekcie oszacowano koszty jednostkowe poszczegdlnych swiadczen oraz
koszty catkowite programu. Program przewiduje mozliwos¢ wspodtfinansowania
przez Narodowy Fundusz Zdrowia.

Wdrozenie programu mozliwe jest po uwzglednieniu uwag zawartych
W niniejszej opinii i raporcie AOTMIT.

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 48a ustawy z 27 sierpnia 2004 r. o Swiadczeniach opieki zdrowotnej
finansowanych ze s$rodkéw publicznych (Dz. U. z 2019 r., poz. 1373), z uwzglednieniem raportu
nr: 0T.441.99.2019 ,Profilaktyka ztaman osteoporotycznych dla mieszkancéw powiatu wateckiego na lata 2020-
2022” realizowany przez: Powiat watecki, Warszawa, sierpien 2019 oraz raportu ,Profilaktyka i wczesne
wykrywanie osteoporozy pierwotnej w ramach programéw polityki zdrowotnej” z pazdziernika 2018 r.



