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Protokét nr 19/2020
z posiedzenia Rady Przejrzystosci
w dniu 11 maja 2020 roku
w formie wideokonferenc;ji

Piotr Szymanski otworzyt posiedzenie o godzinie 10:14.

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

7 0séb):

Anna Cieslik

Maciej Karaszewski

Adam Maciejczyk

Tomasz Mtynarski

Michat Mysliwiec

Tomasz Romanczyk

Rafat Suwinski

Piotr Szymanski — prowadzit posiedzenie

W oo NV R WNPRE

Janusz Szyndler

Proponowany porzadek obrad:

1.

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

Przygotowanie opinii w sprawie zasadnosci finansowania ze $rodkéw publicznych, w ramach
ratunkowego dostepu do technologii lekowych, leku Opdivo (nivolumab) w skojarzeniu z Yervoy
(ipilimumab) we wskazaniu: sarkomatoidalny rak nerkowokomarkowy G4 (ICD-10: C64).

Przygotowanie opinii w sprawie zasadnosci finansowania ze srodkéw publicznych, w ramach
ratunkowego dostepu do technologii lekowych, leku Yervoy (ipilimumab) w skojarzeniu z Opdivo
(nivolumab) we wskazaniu: sarkomatoidalny rak nerkowokomadrkowy G4 (ICD-10: C64)..

Przygotowanie opinii w sprawie zasadnosci finansowania ze srodkéw publicznych, w ramach
ratunkowego dostepu do technologii lekowych, leku Zydelig (idelalisib) we wskazaniu: przewlekta
biataczka limfocytowa (ICD-10: C91.1).

Przygotowanie stanowiska w sprawie zasadnosci wydawania zgdd na refundacje sprowadzanego
z zagranicy w ramach importu docelowego leku Firdapse (amifampridinum) we wskazaniu: zespoét
miasteniczny Lamberta-Eatona.

Przygotowanie opinii w sprawie objecia refundacjg lekéw zawierajgcych substancje czynng
teriflunomidum we wskazaniu: leczenie pacjentéw w wieku od 12 lat.

Przygotowanie opinii w sprawie objecia refundacjg lekéw zawierajgcych substancje czynng
dimethylis fumaras we wskazaniu: leczenie pacjentow w wieku od 12 lat.

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@Agencji.gov.pl
www.Agencji.gov.pl




Protokdt nr 19/2020 z posiedzenia Rady Przejrzystosci w dniu 11.05.2020 r.

8. Przygotowanie opinii w sprawie objecia refundacjg lekéw zawierajgcych substancje czynng
peginterferonum beta-1a we wskazaniu: leczenie pacjentéw w wieku od 12 lat.

9. Przygotowanie opinii o projekcie programu polityki zdrowotnej wspodtfinasowanego przez UE
w ramach EFS: ,Program rehabilitacyjny dla pacjentéw onkologicznych w wieku 18-64 lata z terenu
wojewoddztwa wielkopolskiego”.

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

1) ,Leczenie nieptodnosci metodg zaptodnienia pozaustrojowego — in vitro dla mieszkancéw gminy
Nowogard w latach 2020-2022",

2) ,Program Polityki Zdrowotnej w zakresie profilaktyki i wczesnego wykrywania raka piersi dla
mieszkanek Gminy Biate Btota na lata 2020-2025",

3) ,Program Polityki Zdrowotnej w zakresie profilaktyki i wczesnego wykrywania raka gruczotu
krokowego — prostaty dla mezczyzn zamieszkatych na terenie Gminy Biate Btota na lata 2020-
20257,

4) ,Program Polityki Zdrowotnej w zakresie walki z otytoscig wsréd ucznidw klas [-VIII Szkét
Podstawowych na terenie Gminy Biate Btota w latach 2020-2025",

5) ,Program polityki zdrowotnej w zakresie zwiekszenia aktywnosci fizycznej i obnizenia skali
wystepowania wad postawy u ucznidw klas |-l Szkét Podstawowych na terenie Gminy Biate Btota
na lata 2020-2025”,

6) ,Program polityki zdrowotnej dla senioréw z terenu powiatu nowosolskiego na lata 2020-2021
«Koperta zycia - twoje zdrowie, twoje zycie»”.

11. Zakonhczenie posiedzenia.

Ad 1. Tomasz Romanczyk zgtosit konflikt interesow w stosunku do lekéw Opdivo, Yervoy oraz Zydelig.
Rada jednogtosnie (8 oséb ,,za”) podjeta decyzje o wytgczeniu go z udziatu w pracach Rady w zakresie
pkt 2, 3 i 4 proponowanego porzadku obrad.

Rafat Suwinski zgtosit konflikt interesdw w stosunku do lekow Opdivo oraz Yervoy. Rada jednogtosnie
(8 o0séb ,za"”) podjeta decyzje o wytaczeniu go z udziatu w pracach Rady w zakresie pkt 2 i 3
proponowanego porzadku obrad.

Zaden z pozostatych cztonkéw Rady nie zgtosit konfliktu intereséw.

Ad 2. Analityk Agencji podsumowat dane z raportu dla leku Opdivo (RDTL) w skojarzeniu z Yervoy
(ipilimumab) we wskazaniu dot. sarkomatoidalnego raka nerkowokomarkowego, a propozycje opinii
Rady przedstawit Adam Maciejczyk.

Wobec braku innych gtoséw, Prowadzacy zarzadzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada jednogtosnie
(7 gtosow ,,za”, Rafat Suwinski i Tomasz Romanczyk nie brali udziatu w gtosowaniu ze wzgledu
na zgtoszony konflikt intereséw) uchwalita negatywna opinie (zatgcznik nr 1 do protokotu).

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

Ad 3. Analityk Agencji podsumowat dane z raportu dla Yervoy (RDTL) w skojarzeniu z Opdivo
(nivolumab) we wskazaniu dot. sarkomatoidalnego raka nerkowokomadrkowego, a propozycje opinii
Rady przedstawit Adam Maciejczyk.

Wobec braku innych gtoséw, Prowadzacy zarzadzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada jednogtosnie
(8 gtosow ,,za”, Rafat Suwinski i Tomasz Romarnczyk nie brali udziatu w gtosowaniu ze wzgledu
na zgtoszony konflikt intereséw) uchwalita negatywna opinie (zatgcznik nr 2 do protokotu).
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Ad 4. Analityk Agencji oméwit najwazniejsze informacje z raportu dot. leku Zydelig (RDTL)
we wskazaniu: przewlekta biataczka limfocytowa, a propozycje opinii Rady przedstawit Janusz Szyndler.

W trakcie dyskusji Janusz Szyndler, Adam Maciejczyk, Piotr Szymanski, Maciej Karaszewski, Rafat
Suwinski oraz Michat Mysliwiec dokonali modyfikacji tresci zaproponowanej opinii, po czym
Prowadzacy zarzadzit glosowanie, w wyniku ktérego Rada 8 gtosami ,za”, przy 1 gtosie ,przeciw”
(10 osdb obecnych, Tomasz Romanczyk nie brat udziatu w gtosowaniu ze wzgledu na zgtoszony konflikt
intereséw) uchwalita pozytywna opinie (zatacznik nr 3 do protokotu).

Ad 5. Analityk Agencji strescit raport w sprawie leku Firdapse (import docelowy) we wskazaniu: zesp6t
miasteniczny Lamberta-Eatona, a propozycje stanowiska Rady przedstawita Anna Cieslik.

W dyskusji Rady udziat brali: Anna Cieslik, Piotr Szymaniski, Janusz Szyndler, Michat Mysliwiec, Maciej
Karaszewski,

W formutowaniu finalnej wersji opinii Rady udziat wzieli: Anna Cieslik, Piotr Szymanski, Michat
Mysliwiec oraz Janusz Szyndler, po czym Prowadzacy zarzadzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada
jednogtosnie (10 gtoséw ,,za”) uchwalita pozytywne stanowisko (zatacznik nr 4 do protokotu).

Ad 6. Propozycje opinii w sprawie objecia refundacjg lekéw zawierajgcych substancje czynna
teriflunomidum we wskazaniu dot. leczenia pacjentéw w wieku od 12 lat przedstawit Tomasz Mtynarski

Wobec braku gtoséw odmiennych od przedstawionej w propozycji opinii, Prowadzacy zarzadzit
gtosowanie, w wyniku ktérego Rada jednogtosnie (10 gtoséw ,za”) uchwalita pozytywng opinie
(zatacznik nr 5 do protokotu).

Ad 7. Propozycje opinii w sprawie objecia refundacjg lekéw zawierajgcych substancje czynna
dimethylis fumaras we wskazaniu dot. leczenia pacjentéw w wieku od 12 lat przedstawit Tomasz
Mtynarski

Wobec braku innych gtosow odmiennych od przedstawionej w propozycji opinii, Prowadzacy zarzadzit
gtosowanie, w wyniku ktérego Rada jednogtosnie (10 gtosow ,za”) uchwalita pozytywna opinie
(zatacznik nr 6 do protokotu).

Ad 8. Propozycje opinii w sprawie objecia refundacjg lekéw zawierajgcych substancje czynna
peginterferonum beta-1a we wskazaniu dot. leczenia pacjentéw w wieku od 12 lat przedstawit Tomasz
Mtynarski

Wobec braku gtoséw odmiennych od przedstawionej w propozycji opinii, Prowadzacy zarzadzit
gtosowanie, w wyniku ktérego Rada jednogtosnie (10 gtosow ,za”) uchwalita pozytywna opinie
(zatacznik nr 7 do protokotu).

Ad 9. Analityk Agencji oméwit program polityki zdrowotnej wspotfinasowanego przez UE w ramach
EFS wojewddztwa wielkopolskiego w zakresie rehabilitacji dla pacjentéw onkologicznych w wieku 18-
64 lata, a propozycje opinii Rady przedstawit Rafat Suwinski.

W dyskusji gtos zabrali: Michat Mysliwiec oraz Maciej Karaszewski, po czym Prowadzacy zarzadzit
gtosowanie, w wyniku ktérego Rada jednogtosnie (10 gtoséw ,za”) uchwalita pozytywng opinie
(zatacznik nr 8 do protokotu).

Ad 10 1) Analityk Agencji omodwit program gminy Nowogard w zakresie leczenia nieptodnosci metoda
zaptodnienia pozaustrojowego, a propozycje opinii Rady przedstawit Piotr Szymaniski.

W dyskusji i formutowaniu korncowej wersji opinii uczestniczyli Tomasz Romanczyk i Piotr Szymanski,
po czym Prowadzacy zarzadzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada 9 gtosami ,za”, przy 1 gtosie
»przeciw” (10 oséb obecnych) uchwalita pozytywng opinie (zatgcznik nr 9 do protokotu).
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2) Analityk Agencji omowit program gminy Biate Btota w zakresie profilaktyki i wczesnego wykrywania
raka piersi, a propozycje opinii Rady przedstawit Maciej Karaszewski.

W dyskusji gtos zabrali: Michat Mysliwiec, Rafat Suwinski, Adam Maciejczyk, Janusz Szyndler oraz Piotr
Szymanski, po czym Prowadzacy zarzadzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada jednogtosnie (10 gtosow
,za"”) uchwalita negatywng opinie (zatgcznik nr 10 do protokotu).

3) Analityk Agencji omowit program gminy Biate Btota w zakresie profilaktyki i wczesnego wykrywania
raka gruczotu krokowego, a propozycje opinii Rady przedstawit Maciej Karaszewski.

Wobec braku innych gtoséw, Prowadzacy zarzadzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada jednogtosnie
(10 gtoséw ,,za”) uchwalita negatywnga opinie (zatacznik nr 11 do protokotu).

4) Analityk Agencji oméwit program gminy Biate Btota w zakresie walki z otytoscig wsrdd ucznidw klas
I-VIIl szkét podstawowych, a propozycje opinii Rady przedstawit Tomasz Romanczyk.

W dyskusji gtos zabrali: Michat Mysliwiec, Artur Zaczynski oraz Piotr Szymanski, po czym Prowadzacy
zarzadzit gtosowanie, w wyniku ktorego Rada 9 gtosami ,za”, przy 1 glosie ,przeciw” (10 oséb
obecnych) uchwalita pozytywng opinie (zatgcznik nr 12 do protokotu).

5) Analityk Agencji oméwit program gminy Biate Bfota w zakresie zwiekszenia aktywnosci fizycznej
i obnizenia skali wystepowania wad postawy u uczniéw klas I-1ll Szkét Podstawowych.

Gtos zabrat Tomasz Romarnczyk.
Propozycje opinii Rady przedstawit Artur Zaczynski.

Gtos zabrat Janusz Szyndler, po czym Prowadzacy zarzadzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada
jednogtosnie (10 gtoséw ,,za”) uchwalita negatywng opinie (zatgcznik nr 13 do protokotu).

7) Analityk Agencji oméwit program powiatu nowosolskiego w zakresie ratownictwa medycznego.

Gtos zabrali: Rafat Suwinski, Tomasz Romanczyk oraz Artur Zaczynski.
Propozycje opinii Rady przedstawit Michat Mysliwiec.
Wobec braku innych gtoséw, Prowadzacy zarzadzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada jednogtosnie

(10 gtoséw ,,za”) uchwalita pozytywng opinie (zatgcznik nr 14 do protokotu).

Ad 11. Prowadzacy zakonczyt posiedzenie o godzinie 12:53.



Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 102/2020 z dnia 11 maja 2020 roku
w sprawie oceny zasadnosci finansowania ze srodkow publicznych,
w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowych,
leku Opdivo (niwolumab) w skojarzeniu z lekiem Yervoy
(impilimumab) we wskazaniu: sarkomatoidny
rak nerkowokomodrkowy G4 (ICD-10: C64)

Rada Przejrzystosci uwaza za niezasadne finansowanie ze srodkow publicznych,
w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowych, leku Opdivo
(niwolumab), koncentrat do sporzqdzania roztworu do infuzji, fiolka @ 10 mg/mi,
w skojarzeniu z lekiem Yervoy (impilimumab), koncentrat do sporzgdzania
roztworu do infuzji, fiolka @ 5 mg/ml, we wskazaniu: sarkomatoidny
rak nerkowokomorkowy G4 (ICD-10: C64).

Uzasadnienie

Istotnosc stanu klinicznego, ktoreqo dotyczy wniosek

Rak nerkowokomodrkowy sarkomatoidalny (miesakopodobny) stanowi 1%
z wszystkich  typow raka nerkowokomodrkowego. Jest to agresywny,
niskozréznicowany i anaplastyczny nowotwor. Srednia wieku zachorowania
wynosi okoto 22 lat. We wniosku dotgczonym do przedmiotowego zlecenia
zawarto informacje, ze dotyczy on pacjenta, u ktorego stwierdzono rozsiew
choroby. Dotychczasowe leczenie pacjenta obejmowato: bilobektomie dolng
prawgq; retorakotomie prawostronnq z wycieciem guza optucnej po stronie
prawej;  chemioterapie = pemetreksedem/cisplatyng;  radioterapie  oraz
nefrektomie lewostronng.

Produkty lecznicze Opdivo (niwolumab) oraz Yervoy (ipilimumab) nie byty
dotychczas oceniane w Agencji we wnioskowanym wskazaniu. Produkt leczniczy
Opdivo aktualnie jest refundowany w 5 programach lekowych, w tym od stycznia
2020 r. w programie lekowym B.10, dotyczqcym leczenia raka nerki. Pacjent
nie ma mozliwosci leczenia systemowego temsyrolimusem w ramach Programu
Lekowego z uwagi na posrednie rokowanie.

Skutecznosc¢ kliniczna i praktyczna

Odnaleziono jedynie 1 opis przypadku w publikacji George 2020, gdzie u pacjenta
uzyskano czesciowqg odpowiedZ na leczenie, ktora utrzymywata sie przez 9

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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miesiecy, a terapie ostatecznie przerwano z powodu toksycznosci (zmeczenie
i bdle stawow w stopniu 3) oraz progresji choroby. Nalezy jednak podkreslic,
ze wiekszos¢ odnalezionych wytycznych klinicznych odnosi sie do leczenia
sarkomatoidalnego raka nerkowokomorkowego w ramach | linii leczenia (NCCN
2020, SEOM/SOGUG 2020, ESMO 2019 i SIC 2019). W hiszparskim wytycznych
SEOM/SOGUG 2020 dodatkowo wskazano, ze dla dalszych linii leczenia
nie wydano rekomendacji z uwagi na brak wystarczajgcych dowodow
naukowych. Jedynie europejskie wytyczne EAU 2020 zawierajg wzmianke
nie stanowigcq jednak rekomendacji, ze w przypadku RCC w guzach nerki
z cechami sarkomatoidow analiza podgrupy wykazata pozytywne wyniki
dla inhibitorow PD-L1 w pofqczeniu z terapiq ukierunkowang na CTLA4 lub VEGF.
Bewacyzumab+atezolizumab, ipilumab+niwolumab, aksytynib+pembrolizumab
i awelumab+aksytynib mogq byc¢ zalecane zamiast samej terapii celowanej
na VEGF.

Bezpieczenstwo stosowania

Do czesto wystepujgcych dziatan niepozqdanych niwolumabu w skojarzeniu
Z ipilimumabem nalezq miedzy innymi: niedoczynnosé/nadczynnosc¢ tarczycy,
zapalenie jelita grubego, limfocytopenia, leukopenia, neutropenia,
matoptytkowosc, niedokrwistosc oraz hipotermia.

Relacja korzysci zdrowotnych do ryzyka stosowania

Wskazanie, ktorego dotyczy wniosek nie zawiera sie we wskazaniu
rejestracyjnym produktu leczniczego Opdivo oraz Yervoy. Tym samym
dla niniejszego wskazania EMA nie przeprowadzita oceny relacji korzysci
do ryzyka.

Konkurencyjnosc¢ cenowa

Wedtug wniosku zatgczonego do zlecenia MZ koszt 3 miesiecznej terapii wynosi:
- PLN. W ocenianym wskazaniu brak jest aktywnej technologii
alternatywnej dla ocenianej technologii lekowej, w zwiqzku z czym odstgpiono
od przedstawienia jej kosztu.

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

Nie jest znana liczba pacjentow, u ktorych mozna zastosowac¢ wnioskowanq
technologie lekowqg w ramach RDTL. Tym samym, wptyw na wydatki podmiotu
zobowiqzanego do finansowania Swiadczen ze Srodkow  publicznych
i Swiadczeniobiorcdw nie byt mozliwy do oszacowania.

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

Zgodnie ze zleceniem populacja docelowa obejmuje  pacjentow
z sarkomatoidalnym  rakiem nerkowokomodrkowym G4 (ICD-10: (C64)
po wczesniejszym leczeniu. Wnioskowane skojarzenie jest wiec terapiq kolejnej



Opinia Rady Przejrzystosci AOTMIT nr 102/2020 z dnia 11.05.2020 r.

linii. Zgodnie z Obwieszczeniem Ministra Zdrowia na dzien 1 marca 2020 r.
w leczeniu nowotworu ztosliwego nerki, w ramach katalogu chemioterapii,
refundowanych jest szereg lekow, ale zadna z substancji nie jest wymieniona
w wytycznych jako mozliwy komparator.

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 pdin.zm.), opracowania w sprawie
zasadnosci finansowania ze srodkéw publicznych w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowych
nr: 0T.422.37.2020 OT.422.44.2020 ,,Opdivo (niwolumab) w skojarzeniu z Yervoy (ipilimumab) we wskazaniu:
sarkomatoidny rak nerkowokomérkowy G4 (ICD-10: C64)”. Data ukoriczenia: 07 maja 2020.



KARTA NIEJAWNOSCI

Dane zakreslone kolorem czarnym stanowiq informacje publiczne podlegajgce wylgczeniu
ze wzgledu na tajemnice przedsigbiorcow Bristol-Myers Squibb Pharma EEIG.

Zakres wylgczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem Bristol-Myers Squibb Pharma
EEIG 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. z 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: Bristol-Myers Squibb
Pharma EEIG.
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Opinia Rady Przejrzystosci
nr 103/2020 z dnia 11 maja 2020 roku
w sprawie oceny zasadnosci finansowania ze srodkow publicznych,
w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowych,
leku Yervoy (impilimumab) w skojarzeniu z lekiem Opdivo
(niwolumab) we wskazaniu: sarkomatoidny rak nerkowokomaérkowy
G4 (ICD-10: C64)

Rada Przejrzystosci uwaza za niezasadne finansowanie ze srodkow publicznych,
w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowych, leku Yervoy
(impilimumab), koncentrat do sporzgdzania roztworu do infuzji, fiolka d 5 mg/mi,
w skojarzeniu z lekiem Opdivo (niwolumab), koncentrat do sporzgdzania
roztworu do infuzji, fiolka @ 10 mg/ml, we wskazaniu: sarkomatoidny
rak nerkowokomorkowy G4 (ICD-10: C64).

Uzasadnienie

Istotnosc stanu klinicznego, ktoreqo dotyczy wniosek

Rak nerkowokomodrkowy sarkomatoidalny (miesakopodobny) stanowi 1%
z wszystkich  typow raka nerkowokomodrkowego. Jest to agresywny,
niskozréznicowany i anaplastyczny nowotwor. Srednia wieku zachorowania
wynosi okoto 22 lat. We wniosku dotgczonym do przedmiotowego zlecenia
zawarto informacje, ze dotyczy on pacjenta, u ktorego stwierdzono rozsiew
choroby. Dotychczasowe leczenie pacjenta obejmowato: bilobektomie dolng
prawgq; retorakotomie prawostronnq z wycieciem guza optucnej po stronie
prawej;  chemioterapie = pemetreksedem/cisplatyng;  radioterapie  oraz
nefrektomie lewostronng.

Produkty lecznicze Opdivo (niwolumab) oraz Yervoy (ipilimumab) nie byty
dotychczas oceniane w Agencji we wnioskowanym wskazaniu. Produkt leczniczy
Opdivo aktualnie jest refundowany w 5 programach lekowych, w tym od stycznia
2020 r. w programie lekowym B.10, dotyczqcym leczenia raka nerki. Pacjent
nie ma mozliwosci leczenia systemowego temsyrolimusem w ramach Programu
Lekowego z uwagi na posrednie rokowanie.

Skutecznosc¢ kliniczna i praktyczna

Odnaleziono jedynie 1 opis przypadku w publikacji George 2020, gdzie u pacjenta
uzyskano czesciowqg odpowiedZ na leczenie, ktora utrzymywata sie przez 9

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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miesiecy, a terapie ostatecznie przerwano z powodu toksycznosci (zmeczenie
i bdle stawow w stopniu 3) oraz progresji choroby. Nalezy jednak podkreslic,
ze wiekszos¢ odnalezionych wytycznych klinicznych odnosi sie do leczenia
sarkomatoidalnego raka nerkowokomorkowego w ramach | linii leczenia (NCCN
2020, SEOM/SOGUG 2020, ESMO 2019 i SIC 2019). W hiszparskim wytycznych
SEOM/SOGUG 2020 dodatkowo wskazano, ze dla dalszych linii leczenia
nie wydano rekomendacji z uwagi na brak wystarczajgcych dowodow
naukowych. Jedynie europejskie wytyczne EAU 2020 zawierajg wzmianke
nie stanowigcq jednak rekomendacji, ze w przypadku RCC w guzach nerki
z cechami sarkomatoidow analiza podgrupy wykazata pozytywne wyniki
dla inhibitorow PD-L1 w pofqczeniu z terapiq ukierunkowang na CTLA4 lub VEGF.
Bewacyzumab+atezolizumab, ipilumab+niwolumab, aksytynib+pembrolizumab
i awelumab+aksytynib mogq byc¢ zalecane zamiast samej terapii celowanej
na VEGF.

Bezpieczenstwo stosowania

Do czesto wystepujgcych dziatan niepozqdanych niwolumabu w skojarzeniu
Z ipilimumabem nalezq miedzy innymi: niedoczynnosé/nadczynnosc¢ tarczycy,
zapalenie jelita grubego, limfocytopenia, leukopenia, neutropenia,
matoptytkowosc, niedokrwistosc oraz hipotermia.

Relacja korzysci zdrowotnych do ryzyka stosowania

Wskazanie, ktorego dotyczy wniosek nie zawiera sie we wskazaniu
rejestracyjnym produktu leczniczego Opdivo oraz Yervoy. Tym samym
dla niniejszego wskazania EMA nie przeprowadzita oceny relacji korzysci
do ryzyka.

Konkurencyjnosc¢ cenowa

Wedtug wniosku zatgczonego do zlecenia MZ koszt 3 miesiecznej terapii wynosi:
- PLN. W ocenianym wskazaniu brak jest aktywnej technologii
alternatywnej dla ocenianej technologii lekowej, w zwiqzku z czym odstgpiono
od przedstawienia jej kosztu.

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

Nie jest znana liczba pacjentow, u ktorych mozna zastosowac¢ wnioskowanq
technologie lekowqg w ramach RDTL. Tym samym, wptyw na wydatki podmiotu
zobowiqzanego do finansowania Swiadczen ze Srodkow  publicznych
i Swiadczeniobiorcdw nie byt mozliwy do oszacowania.

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

Zgodnie ze zleceniem populacja docelowa obejmuje  pacjentow
z sarkomatoidalnym  rakiem nerkowokomodrkowym G4 (ICD-10: (C64)
po wczesniejszym leczeniu. Wnioskowane skojarzenie jest wiec terapiq kolejnej
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linii. Zgodnie z Obwieszczeniem Ministra Zdrowia na dzien 1 marca 2020 r.
w leczeniu nowotworu ztosliwego nerki, w ramach katalogu chemioterapii,
refundowanych jest szereg lekow, ale zadna z substancji nie jest wymieniona
w wytycznych jako mozliwy komparator.

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 pdin.zm.), opracowania w sprawie
zasadnosci finansowania ze Srodkédw publicznych w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowych
nr: 0T.422.37.2020 OT.422.44.2020 ,,Opdivo (niwolumab) w skojarzeniu z Yervoy (ipilimumab) we wskazaniu:
sarkomatoidny rak nerkowokomérkowy G4 (ICD-10: C64)”. Data ukoriczenia: 07 maja 2020.



KARTA NIEJAWNOSCI

Dane zakreslone kolorem czarnym stanowiq informacje publiczne podlegajgce wylgczeniu
ze wzgledu na tajemnice przedsigbiorcow Bristol-Myers Squibb Pharma EEIG.

Zakres wylgczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem Bristol-Myers Squibb Pharma
EEIG 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. z 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: Bristol-Myers Squibb
Pharma EEIG.
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Opinia Rady Przejrzystosci
nr 104/2020 z dnia 11 maja 2020 roku
w sprawie oceny zasadnosci finansowania ze srodkow publicznych,
w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowych,
leku Zydelig (idelalizyb) we wskazaniu: przewlekta biataczka
limfocytowa (ICD10: C91.1)

Rada Przejrzystosci uwaza za zasadne finansowanie ze srodkow publicznych,
w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowych, leku Zydelig
(idelalizyb), tabl. powlekane d 150 mg, we wskazaniu: przewlekta biataczka
limfocytowa (ICD10: C91.1), pod warunkiem stosowania u chorych z mutacjg
TP53, ktorzy byli wczesniej nieskutecznie leczeni ibrutynibem i wenetoklaksem.

Uzasadnienie

Istotnosc stanu kliniczneqo, ktoreqo dotyczy wniosek

Przewlekta biataczka limfocytowa (PBL) jest chorobgq nowotworowgq
morfologicznie dojrzatych limfocytow. Przebieg naturalny PBL jest bardzo
zroznicowany. W wiekszosci przypadkow po fazie fagodnego przebiegu, choroba
koniczy sie okresem ciezkich powiktan i zgonem (po 5-10 latach). Przebieg
tagodny, z czasem przezycia siegajgcym 10-20 lat, wystepuje u mniej niz 30%
chorych. U niektorych chorych, choroba od poczqtku przebiega agresywnie
i prowadzi do zgonu w ciggu 2-3 lat.

Whniosek dotyczy osoby z PBL z obecnoscig mutacji TP53, leczonej dotychczas
nastepujgcymi schematami chemioterapii: rytuksymabem (wstrzqs), schematem
CHOEP (cyklofosfamid, doksorubicyna, winkrystyna, etopozyd, prednizolon);
ibrutynibem (badanie kliniczne), schematem DHAP (deksametazon, cytarabina,
cisplatyna), schematem hyper-CVAD (cyklofosfamid, winkrystyna,
doksorubicyna, deksametazon) oraz lekiem Venclyxto. Obecnos¢ mutacji genu
TP53 jest jednym z wazniejszych, niekorzystnych rokowniczo czynnikow ryzyka
u chorych z PBL, wigzgcym sie ze znacznie krdtszym czasem przezycia.

Produkt Zydelig (idelalizyb) jest zarejestrowany do stosowania w terapii
skojarzonej z rytuksymabem w leczeniu dorostych pacjentow z przewlekiq
biataczkg limfocytowq (PBL), ktdrzy uprzednio otrzymywali co najmniej jedng
terapie lub jako leczenie pierwszego rzutu w przypadku wystepowania delecji 17p
lub mutacji TP53 u pacjentdw, ktorzy nie kwalifikujg sie do innych terapii.

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
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Skutecznosc kliniczna i praktyczna

Analize skutecznosci klinicznej idelalizybu oparto na przeglqdzie systematycznym
i meta-analizie randomizowanych badan klinicznych (Puta 2017) oceniajqgcej
skutecznos¢ i bezpieczenistwo inhibitorow szlaku sygnafowego receptora
limfocytow B, idelalizybu i ibrutynibu w leczeniu nawrotowej lub opornej PBL.
Do przeglgdu wtgczono 22 publikacje, w tym artykuty opisujgce wyniki dwdch
badan klinicznych dotyczgcych ibrutynibu: Byrd 2014; Chanan-Khan 2015 oraz
10 publikacji  opisujgcych wyniki trzech badan klinicznych dotyczqcych
idelalizybu: Furman 2014; Jones 2017; Zelenetz, 2017.

Wyniki meta-analizy wykazaty, ze w grupie pacjentow stosujgcych schematy
leczenia z idelalizybem odnotowano statystycznie istotne wydtuzenie
PFS (HR: 0,26, 95% Cl: 0,18-0,37) oraz OS (HR: 0,59; 95% Cl: 0,40-0,86) wzgledem
grupy kontrolnej. Nie stwierdzono statystycznie istotnych  roznic
w PFS w zaleznosci od obecnosci delecji 17p. Bez wzgledu na stosowany schemat
leczenia zaobserwowane roznice w PFS byty istotne statystycznie na korzysc
schematu z idelalizybem. Nalezy podkreslic, ze w badaniach oceniajgcych
skutecznosc idelalizybu mutacje TP53 stwierdzano u 33—44% pacjentow. Przed
rozpoczeciem terapii idelalizybem u pacjentow stosowano najczesciej:
rytuksymab, cyklofosfamid, fludarabina, bendamustyna, chlorambucyl.

W retrospektywnym badaniu kohortowym (Mato 2020) analizowano wyniki
leczenia pacjentow z PBL za pomocqg roinych schematdow terapeutycznych,
po zaprzestaniu leczenia wenetoklaksem. Do badania wtgczono 326 pacjentow
z PBL (96% z nawrotowq lub oporng na leczenie PBL), ktorych nieskutecznie
leczcono wenetoklaksem. U 45% pacjentow stwierdzano mutacje TP53.
W populacji pacjentow otrzymujgcych idelalizyb lub duvelizyb (grupa PI3Ki)
wspofczynnik catkowitej odpowiedzi na leczenie wyniost 46,9%, podczas
gdy w grupie leczonej ibrutynibem i akalabrutynibem (grupa BTKi) — 53,4%.
Mediana PFS wyniosta 5 miesiecy w grupie PI3Ki oraz 12 miesiecy w grupie BTKi.
Odsetek pacjentow przerywajgcych leczenie byt wyzszy w grupie PI3Ki
w pordéwnaniu do BTKi (78% vs 38%), gtownie z powodu progresji choroby oraz
dziatan niepozgdanych. Wstepna retrospektywna analiza efektywnosci
inhibitorow PI3K u pacjentow z opornosciq na wenetoklaks, jak i ibrutynib
sugeruje wprawdzie stabg skutecznosc, prawdopodobnie gorszq od kontynuacji
stosowania ibrutynibu (PFS5 vs. 12 miesiecy) i wystepowanie opornosci
na inhibitory PI3K w przypadku opornosci na inhibitory BTK i/lub wenetoklaks,
ale wymaga to potwierdzenia.

Wedtug wytycznych  PTHIT/PALG-CLL 2016 idelalizyb w skojarzeniu
z rytuksymabem jest zalecany u pacjentow z delecjq 17p lub mutacjq TP53 —
zarowno z nawrotem do 24 miesiecy, jak i po 24 miesigcach od rozpoczecia
terapii | linii, a takze w przypadku opornosci na leczenie. Ponadto na tym etapie
sciezki terapeutycznej wytyczne zalecajq ibrutynib, HDMP/-R, udziat w badaniach
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klinicznych. Wedtug wytycznych ESMO 2015 (aktualizacja 2017) pacjenci
Z niepowodzeniem terapii z zastosowaniem inhibitorow BCR powinni przejsc¢
na leczenie antagonistami BCL2, jesli sq dostepne. Terapiq drugiego wyboru jest
zmiana leczenia na inny inhibitor BCR, np. z inhibitora BTK na inhibitor PI3K
lub na odwrdt.

Bezpieczenstwo stosowania

Leczenia produktem Zydelig nie nalezy rozpoczynac u pacjentow z jakimikolwiek
objawami trwajgcego uktadowego zakazenia bakteryjnego, grzybiczego
lub wirusowego. Podczas stosowania idelalizybu wystepowaty ciezkie
i zakonczone zgonem zakazenia, w tym zakazenia oportunistyczne, takie
jak zapalenie ptuc wywotane przez Pneumocystis jirovecii (PJP) i zakazenia
wirusem cytomegalii (CMV). Wszystkim pacjentom w czasie leczenia
idelalizybem, nalezy podawac leczenie profilaktyczne przeciw PJP i przez okres
od 2 do 6 miesiecy po jego przerwaniu.

Relacja korzysci zdrowotnych do ryzyka stosowania

Europejska Agencja ds. Lekow w swoim raporcie oceniajgcym wskazata,
ze stosunek korzysci do ryzyka w zatwierdzonych wskazaniach pozostaje dodatni,
pod warunkiem, Ze idelalizyb jako leczenie pierwszego rzutu jest stosowany tylko
u pacjentow z delecjq 17p lub mutacjg TP53, ktorzy nie kwalifikujq sie do zadnej
innej terapii, oraz ze w charakterystyce produktu zostanqg wprowadzone zmiany
minimalizujgce ryzyko powaznych infekcji.

Konkurencyjnos¢ cenowa

Wedtug wniosku zatfqczonego do zlecenia MZ koszt 3-miesiecznej terapii
(180 tabletek, 1 tabl. 2x dziennie) wynosi: - zt brutto. W ocenianym
wskazaniu brak jest aktywnej technologii alternatywnej dla ocenianej technologii
lekowej, w zwiqzku z czym odstgpiono od przedstawienia jej kosztu.

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

Na podstawie przyjetych zatozen koszt finansowania ze Srodkow publicznych
ocenianej technologii lekowej w ramach RDTL u 8 pacjentow przez 3 miesigce
wyniesie: _ zt brutto. Obliczenia mogq nie odzwierciedlac rzeczywistych
wydatkow ponoszonych przez ptatnika publicznego ze wzgledu na niepewnosci
dotyczqce rzeczywistej: ceny leku, liczby pacjentéw (w tym odsetka pacjentdw,
u ktorych leczenie wenetoklaksem bedzie nieskuteczne), czy czasu leczenia.
Alternatywna technologia medyczna, w_rozumieniu _ustawy o swiadczeniach,
oraz jej efektywnosc kliniczna i bezpieczernstwo stosowania

Zarowno polskie wytyczne, jak i ogdlnoeuropejskie w przypadku opornej
lub nawrotowej przewlektej biataczki limfocytowej oprocz idelalizubamu zalecajg
stosowanie ibrutynibu. W wytycznych ESMO 2015 (aktualizacja 2017)
dodatkowo zalecany jest takze wenetoklaks. W wytycznych PTHIT/PALG-CLL
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2016 wsrod terapii alternatywnych dla idelalizumabu wymienione sq takze
wysokie  dawki  metyloprednizolonu  z  rytuksymabem  (HDMP-R).
W obu wytycznych u pacjentow mtodszych bez chorob wspdtistniejgcych zaleca
sie allo-HSCT. Schematy wymienione w wytycznych sq refundowane, zatem
nie stanowiq komparatora dla technologii wnioskowanej w ramach RDTL.
Ibrutynib jest finansowany w ramach programu lekowego B.92 ,lbrutynib
w leczeniu chorych na przewlektq biataczke limfocytowq (ICD-10: C91.1)".
Wenetoklaks jest finansowany w ramach programu lekowego B.103 ,Leczenie
chorych na przewlektg biataczke limfocytowgqg wenetoklaksem
lub wenetoklaksem w skojarzeniu z rytuksymabem (ICD-10: (C91.1)”.
Metyloprednizolon w ramach refundacji aptecznej, rytuksymab w ramach
katalogu chemioterapii. Zgodnie z art. 47d ust 1 ustawy o swiadczeniach
oceniang technologie lekowg mozna zastosowac, jezeli u danego pacjenta
zostaty wyczerpane wszystkie mozliwe do zastosowania w danym wskazaniu
dostepne technologie medyczne finansowane ze srodkdow publicznych. Biorgc
pod uwage ww. zapis, oraz odnalezione wytyczne kliniczne mozna stwierdzic,
ze dla ocenianej technologii lekowej nie ma technologii alternatywnej,
rozumianej jako aktywne leczenie.

Podsumowanie

Whiosek dotyczy osoby z PBL i mutacjq TP53 leczonej dotychczas nieskutecznie
wieloma liniami leczenia. Dostepne dane wskazujq, Ze inhibitory kinazy
3-fosfatydyloinozytolu, do ktorych zalicza sie idelalizyb wykazujg sie
skutecznoscig w leczeniu opornej na leczenie PBL oraz sq rekomendowane
w tej populacji pacjentow przez wytyczne kliniczne. Finansowanie produktu
Zydelig we wnioskowanym wskazaniu mozna zatem uznac za zasadne.

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 31s ust. 6 pkt 4 ustawy z 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki zdrowotne;j
finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2019 r., poz. 1373 z pdzn.zm.), opracowania w sprawie
zasadnosci finansowania ze srodkéw publicznych w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowych
nr: 0T.422.39.2020 ,Zydelig (idelalizyb) we wskazaniu: przewlekta biataczka limfocytowa (ICD-10: C91.1)". Data
ukonczenia: 6 maja 2020 r.



KARTA NIEJAWNOSCI

Dane zakreslone kolorem czarnym stanowiq informacje publiczne podlegajgce wylgczeniu
ze wzgledu na tajemnice przedsiebiorcow Gilead Sciences Ireland UC.

Zakres wylgczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem Gilead Sciences Ireland
UC 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. z 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: Gilead Sciences Ireland
UC.
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Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 31/2020 z dnia 11 maja 2020 roku
w sprawie zasadnosci wydawania zgdd na refundacje leku Firdapse
(amifampridinum) we wskazaniu: zespét miasteniczny Lamberta-
Eatona

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne wydawanie zgdd na refundacje
sprowadzanego z zagranicy, w ramach importu docelowego, leku Firdapse
(amifampridinum), tabletki ¢ 10 mg, we wskazaniu: zespdt miasteniczny
Lamberta-Eatona, pod warunkiem, ze cena leku nie bedzie wyzsza od podanej
we wniosku refundacyjnym.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Zespot miasteniczny Lamberta-Eatona (LEMS) to bardzo rzadka choroba
autoimmunologiczna wywotana przez przeciwciata skierowane przeciwko
zaleznym od napiecia kanatom wapniowym w bfonie presynaptycznej ztqcza
nerwowo-miesniowego. Wedtug portalu orpha.net szacunkowa czestosc
wystepowania zespotu miastenicznego Lamberta i Eatona na swiecie wynosi
1/250 000-1/330 000. Produkt Firdapse (fosforan amifamprydyny) posiada
pozwolenie na dopuszczenie do obrotu na terenie Unii Europejskiej wydane przez
Europejskqg Agencje Lekow. Obecnie produkt ten nie jest dostepny w obrocie
na terytorium Rzeczypospolitej Polskiej, ale moze byc¢ sprowadzony z zagranicy
zgodnie z art. 4 ustawy z dn. 6 wrzesnie 2001 roku Prawo farmaceutyczne
(Dz.U.z2019 r., poz. 499, z pdin. zm.). Produkt leczniczy Firdapse
byt przedmiotem oceny Agencji w 2018 roku. Zarowno Rada Przejrzystosci,
jak i Prezes Agencji uznali za zasadne objecie refundacjq leku Firdapse
we wskazaniu zespot miasteniczny Lamberta-Eatona, pod warunkiem obnizenia
ceny produktu. Whnioskowane wskazanie jest zgodne ze wskazaniem
rejestracyjnym.

Dowody naukowe

Wyniki wszystkich badan wskazujq, Zze zastosowanie 3,4-DAP u chorych z LEMS
skutkuje uzyskaniem istotnie statystycznie lepszych wynikow na koniec badania
we wszystkich pierwszorzedowych punktach korcowych w poréownaniu
ze stosowaniem placebo. CHMP oprdcz oceny dokumentacji rejestracyjnej
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ul. Przeskok 2, 00-032 Warszawa tel. (+48 22) 101-46-00 fax (+48 22) 46-88-555
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Stanowisko Rady Przejrzystosci AOTMIT nr 31/2020 z dnia 11.05.2020 r.

(pozytywna) co roku dokonuje ponownej oceny stosunku korzysci do ryzyka
stosowania Firdapse, poniewaZz produkt zostat zarejestrowany w procedurze
,exceptional circumstances”. W 2019 produkt przeszedt pozytywnie procedure
re-rejestracji.

U chorych z LEMS w przebiegu raka ptuca podstawowym postepowaniem jest
leczenie nowotworu. Zgodnie z opiniq eksperta u pozostatych chorych lek moze
znalezé¢ zastosowanie po wykluczeniu tych, ktdrzy pozytywnie odpowiadajq
na inne metody leczenia.

Problem ekonomiczny

Przy uwzglednieniu aktualnej ceny w Stanach Zjednoczonych, roczny koszt terapii
lekiem Firdapse jednego pacjenta jest skrajnie wysoki i wyniesie 1,7 min zt, a 26
pacjentow 44,6 min zt. Nalezy jednak zauwazyc, ze przy uwzglednieniu ceny
zaproponowanej we wniosku refundacyjnym z 2018 r. roczny koszt terapii lekiem
Firdapse jednego pacjenta wynosit a 26 pacjentow

Gtowne argumenty decyzji

Wyniki wszystkich badan wskazujq, ze zastosowanie 3,4-DAP u chorych z LEMS
skutkuje uzyskaniem istotnie statystycznie lepszych wynikdw na koniec badania
we wszystkich pierwszorzedowych punktach konicowych w pordwnaniu
ze stosowaniem  placebo. Odnalezione wytyczne kliniczne  wskazujg,
ze 3,4-diaminopirydyna powinna stanowic¢ leczenie pierwszego rzutu i jest
zalecana jako leczenie objawowe. Brak zarejestrowanych alternatywnych
interwencji ukierunkowanych na leczenie LEMS.

Uwaga Rady

Rada zwraca uwage na trudne do przewidzenia obcigzenie budzetu ptatnika
publicznego, ze wzgledu na niepewnosc¢ dotyczqcq kosztu sprowadzanego
produktu leczniczego oraz znaczqce zmiany w szacowanym rocznym koszcie
terapii.

Rada uwaza, ze sprowadzanie leku z zagranicy jest zasadne, pod warunkiem,
Ze jego cena nie bedzie wyzsza do wskazanej we wczesniej opiniowanym wniosku
refundacyjnym.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 31h ust. 2 w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 1 ustawy z 27 sierpnia 2004 r.
o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2019 r., poz. 1373 z pdin.
zm.) oraz w zw. z art. 39 ust. 3 ustawy z 12 maja 2011 r. o refundacji lekdw, srodkéw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2020 r., poz. 357), z uwzglednieniem
opracowania na potrzeby oceny zasadnosci wydawania zgody na refundacje nr: 0T.4311.3.2020 ,Firdapse
(amifamprydyna) we wskazaniu: zespdt miasteniczny Lamberta-Eatona”. Data ukonczenia: 6 maja 2020 .



KARTA NIEJAWNOSCI

Dane zakreslone kolorem czarnym stanowiq informacje publiczne podlegajgce wylgczeniu
ze wzgledu na tajemnice przedsigbiorcow BioMarin International Limited.

Zakres wylgczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem BioMarin International
Limited 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. z 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: BioMarin International
Limited.



Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 105/2020 z dnia 11 maja 2020 roku
w sprawie objecia refundacjg lekdw zawierajgcych substancje czynng
teriflunomidum w zakresie wskazan do stosowania lub dawkowania,
lub sposobu podawania odmiennych niz okreslone w Charakterystyce
Produktu Leczniczego, tj. leczenie pacjentow w wieku od 12 lat

Rada Przejrzystosci uwaza za zasadng kontynuacje refundacji lekow
zawierajgcych  substancje  czynng teriflunomidum  we  wskazaniach
pozarejestracyjnych: leczenie pacjentow w wieku od 12 lat, w ramach programu
lekowego B.29 , Leczenie stwardnienia rozsianego (ICD-10 G35)”.

Uzasadnienie

W dniu 12 czerwca 2017 r. Rada Przejrzystosci wydatfa pozytywng opinie
w sprawie objecia refundacjq lekow zawierajgcych teryflunomid w leczeniu
pacjentow ze stwardnieniem rozsianym w wieku od 12 lat. Jak podkreslono,
wprawdzie nie okreslono bezpieczenstwa i skutecznosci stosowania lekow
zawierajgcych te substancje czynng u dzieci od 12 roku zycia, jednak niektore
towarzystwa neurologiczne dopuszczajq mozliwosc leczenia dzieci z SM w wieku
<16 lat, pod warunkiem, iz bedzie ono prowadzone w specjalnych klinikach
pod opiekg zespotu lekarskiego sktadajgcego sie z neurologéw i neurologdow
dzieciecych, majqgcych doswiadczenie w leczeniu SM. Odnotowano brak
randomizowanych badan klinicznych dotyczqcych stosowania ocenianej
substancji w populacji pediatrycznej, jest wiec istotne, aby chorzy (opiekunowie)
mieli mozliwos¢ zapoznania sie z aktualnym stanem wiedzy przed podjeciem
decyzji o rozpoczeciu terapii.

Program lekowy B.29 ,lLeczenie stwardnienia rozsianego (ICD-10 G35)”
od 1 wrzesnia 2017 r. przewiduje leczenie teryflunomidem pacjentow w wieku
od 12 roku zycia, z zastrzezeniem, ze pacjentow w wieku ponizej 18 roku zycia
kwalifikuje sie do leczenia wytgcznie w osrodkach zapewniajgcych leczenie
pod opiekqg zespotow lekarskich sktadajgcych sie z neurologdw i neurologow
dzieciecych, posiadajgcych doswiadczenie w leczeniu SM, a takze pod warunkiem
przekazania opiekunom chorych/chorym kwalifikowanym do terapii pisemnej
informacji na temat aktualnego stanu wiedzy na temat bezpieczerstwa

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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Opinia Rady Przejrzystosci AOTMIT nr 105/2020 z dnia 11.05.2020 r.

i skutecznosci stosowania leku w tej grupie wiekowej oraz po uzyskaniu pisemnej,
swiadomej zgody na jego zastosowanie.

W przygotowanym obecnie przez AOTMIT raporcie, stanowigcym aktualizacje
przeglgdu przeprowadzonego w 2017 roku, odnaleziono dwa badania
obserwacyjne, opisane w trzech publikacjach: Baroncini 2018, Krysko 2020
i Krysko 2018. W badaniu Baroncini 2018 nie podawano jednak wynikow
w podziale na substancje czynne, natomiast w publikacjach Krysko 2020/2018
jedynie 2-3 pacjentdw stosowato teryflunomid. Odnaleziono ponadto informacje,
ze zakonczone zostato zbieranie danych dla pierwszorzedowego punktu
koricowego w badaniu RCT TERIKIDS (teryflunomid vs. placebo). Zakoriczenie
badania zaplanowano na 29.09.2021 r.

Odnalezione rekomendacje NHS 2019, zawierajgce algorytm postepowania
w terapiach modyfikujgcych przebieg stwardnienia rozsianego, przewidujq,
Ze terapie takie mogqg byc zastosowane u dzieci jedynie gdy:

* sq zarejestrowane do stosowania u dzieci lub
* majq rozpoznangq zalecanqg dawke, ktorqg mozna zastosowac u dzieci, lub

e dziecko jest w wieku dojrzewania (leczenie dzieci w okresie dojrzewania z SM
powinno odbywac sie w specjalistycznych osrodkach).

Nalezy przypomniec, ze polskie wytyczne PTN 2016 zalecajqg w ramach leczenia
postaci rzutowo-remisyjnej stosowanie lekow modyfikujgcych przebieg SM,
do ktorych jako leki I linii leczenia zalicza sie interferon beta, octan glatirameru,
fumaran dimetylu, teryflunomid | alemtuzumab. Wiekszos¢ lekow
zarejestrowanych do stosowania w SM nie byta badana w populacji dzieciecej.
Wedtug opinii autorow zalecen wszystkie wymienione leki mogg byc¢ stosowane
u dzieci miedzy 16 a 18 rokiem zycia. Leczenie mtodszych dzieci powinno
byc¢ prowadzone przez neurologow dzieciecych posiadajgcych doswiadczenie
w tym zakresie. Podobne zalecenia zawarto w wytycznych brytyjskich ABN 2015.

Konsultant Krajowy w dziedzinie neurologii dzieciecej wskazat w swojej opinii
z2020 r., ze w Polsce nie prowadzono badan epidemiologicznych dotyczqcych
wystepowania SM u dzieci. Szacuje sie, ze chorych na SM jest tgcznie okoto
50 tysiecy, z czego 3-10 % to dzieci. Do okofo 20-30 % jest leczonych nieskutecznie
zarejestrowanymi i refundowanymi lekami | rzutu. Z tego 5-10 % mozna leczyc
lekami, ktorych dotyczy opinia, tj. zawierajgcymi teriflunomidum, dimethylis
fumaras lub peginterferonum beta-1a.

W swietle danych NFZ, dotyczgcych funkcjonowania programu lekowego B.29
lekami zawierajgcymi teryflunomid w 2018 r. byto leczonych 2 pacjentow
w wieku 12-18 lat, a w pierwszym potroczu 2019 r. — 3.



Opinia Rady Przejrzystosci AOTMIT nr 105/2020 z dnia 11.05.2020 r.

Reasumujgc, Rada Przejrzystosci uznaje za zasadnq kontynuacje refundacji lekow
zawierajgcych substancje czynnq teryflunomid w leczeniu pacjentow w wieku
od 12 lat w ramach programu lekowego B.29.

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 40 ustawy o refundacji lekow, srodkdw spozywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2020 r., poz. 357), w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 5 ustawy z 27
sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2019 r., poz.
1373 z pdin. zm.), z uwzglednieniem opracowania na potrzeby oceny zasadnosci dalszego finansowania lekéw
we wskazaniach innych niz wymienione w Charakterystykach Produktow Leczniczych nr: 0T.4321.69.2019 (aneks
do opracowania nr 0T.434.21.2017) , Teryflunomid, fumaran dimetylu, peginterferon beta-la we wskazaniu
leczenie pacjentow w wieku do 12 lat w ramach programu lekowego B.29 »Leczenie stwardnienia rozsianego
(ICD-10 G35)«”. Data ukonczenia: 4.04.2020 r.



Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 106/2020 z dnia 11 maja 2020 roku
w sprawie objecia refundacjg lekow zawierajgcych substancje czynng
dimethylis fumaras w zakresie wskazan do stosowania
lub dawkowania, lub sposobu podawania odmiennych niz okreslone
w Charakterystyce Produktu Leczniczego, tj. leczenie pacjentow
w wieku od 12 lat

Rada Przejrzystosci uwaza za zasadng kontynuacje refundacji lekow
zawierajgcych substancje czynng dimethylis fumaras we wskazaniach
pozarejestracyjnych: leczenie pacjentow w wieku od 12 lat, w ramach programu
lekowego B.29 ,Leczenie stwardnienia rozsianego (ICD-10 G35)”.

Uzasadnienie

W dniu 12 czerwca 2017 r. Rada Przejrzystosci wydata pozytywng opinie
w sprawie objecia refundacjq lekow zawierajgcych fumaran dimetylu w leczeniu
pacjentow ze stwardnieniem rozsianym w wieku od 12 lat. Jak podkreslono,
wprawdzie nie okreslono bezpieczenstwa i skutecznosci stosowania lekow
zawierajgcych te substancje czynng u dzieci od 12 roku zycia, jednak niektore
towarzystwa neurologiczne dopuszczajq mozliwosc leczenia dzieci z SM w wieku
<16 lat, pod warunkiem, iz bedzie ono prowadzone w specjalnych klinikach
pod opiekqg zespotu lekarskiego, sktadajgcego sie z neurologow i neurologow
dzieciecych majqgcych doswiadczenie w leczeniu SM. Odnotowano brak
randomizowanych badan klinicznych dotyczgcych stosowania ocenianej
substancji w populacji pediatrycznej, jest wiec istotne, aby chorzy (opiekunowie)
mieli mozliwos¢ zapoznania sie z aktualnym stanem wiedzy przed podjeciem
decyzji o rozpoczeciu terapii.

Program lekowy B.29 ,leczenie stwardnienia rozsianego (ICD-10 G35)”
od 1 wrzesnia 2017 r. przewiduje leczenie fumaranem dimetylu pacjentow
w wieku od 12 roku zycia, z zastrzezeniem, ze pacjentow w wieku ponizej 18 roku
zycia kwalifikuje sie do leczenia wyfqcznie w osrodkach zapewniajgcych leczenie
pod opiekqg zespotow lekarskich, sktadajgcych sie z neurologéw i neurologow
dzieciecych posiadajgcych doswiadczenie w leczeniu SM, a takze pod warunkiem
przekazania opiekunom chorych/chorym kwalifikowanym do terapii pisemnej
informacji na temat aktualnego stanu wiedzy na temat bezpieczenstwa
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Opinia Rady Przejrzystosci AOTMIT nr 106/2020 z dnia 11.05.2020 r.

i skutecznosci stosowania leku w tej grupie wiekowej oraz po uzyskaniu pisemnej,
swiadomej zgody na jego zastosowanie.

W przygotowanym obecnie przez AOTMIT raporcie, aktualizujgcym informacje
zebrane w trakcie poprzednich wyszukiwani, przedstawiono jedno pierwotne
badanie 2. fazy FOCUS (Alroughani 2018 + poster), w ktorym badano skutecznos¢
i bezpieczenstwo fumaranu dimetylu w populacji pacjentéow od 10 do 17 r.z.
(n = 22) z postacig rzutowo-remisyjng SM. Pierwszorzedowym punktem
koricowym byty nowe lub nowo powiekszajgce sie zmiany hiperintensywne
na obrazach T2-zaleznych w MRI pomiedzy pierwszymi i ostatnimi osmioma
tygodniami badania. Do tej analizy wigczono 15 pacjentow. Mediana dtugosci
terapii fumaranem dimetylu wyniosta 172 dni. Sredni wynik (zmiana
on treatment vs. baseline) dla pierwszorzedowego punktu koricowego wynidst -
7.9 (SE 4,2), mediana - 2,0 (90% CI od - 8,0 do -1,5; p-value = 0,009). Srednia
dla pierwszych 8 tygodni obserwacji, podczas ktorych nie podawano fumaranu
dimetylu, wyniosta ok. 7,5. Srednia dla okresu leczenia to ok. 2,5. Zadnego
z powaznych zdarzen niepozqdanych nie zakwalifikowano jako zwigzanego
ze stosowaniem fumaranu dimetylu.

Dodatkowo odnaleziono informacje o trwajgcym badaniu RCT CONNECT
(fumaran dimetylu vs. interferon beta-la). Zakoriczenie zbierania danych
dla pierwszorzedowego punktu koricowego zaplanowano na 25.09.2020 r.

Odnalezione rekomendacje NHS 2019, zawierajgce algorytm postepowania
w terapiach modyfikujgcych przebieg stwardnienia rozsianego, przewidujqg,
Ze terapie takie mogq byc¢ zastosowane u dzieci jedynie gdy:

* sqg zarejestrowane do stosowania u dzieci lub

* majqg rozpoznang zalecanqg dawke, ktorq mozna zastosowac u dzieci, lub

e dziecko jest w wieku dojrzewania (leczenie dzieci w okresie dojrzewania z SM
powinno odbywac sie w specjalistycznych osrodkach).

Nalezy przypomnieé, ze polskie wytyczne PTN 2016 zalecajq w ramach leczenia
postaci rzutowo-remisyjnej stosowanie lekow modyfikujgcych przebieg SM,
do ktorych jako leki I linii leczenia zalicza sie interferon beta, octan glatirameru,
fumaran dimetylu, teryflunomid | alemtuzumab. Wiekszos¢ lekow
zarejestrowanych do stosowania w SM nie byta badana w populacji dzieciecej.
Wedtug opinii autordow zalecen wszystkie wymienione leki mogq byc¢ stosowane
u dzieci miedzy 16 a 18 rokiem zycia. Leczenie mtodszych dzieci powinno
byc¢ prowadzone przez neurologow dzieciecych, posiadajgcych doswiadczenie
w tym zakresie. Podobne zalecenia zawarto w wytycznych brytyjskich ABN 2015.

Konsultant Krajowy w dziedzinie neurologii dzieciecej wskazat w swojej opinii
z2020 r., Ze w Polsce nie prowadzono badan epidemiologicznych dotyczgcych
wystepowania SM u dzieci. Szacuje sie, ze chorych na SM jest fqcznie okoto
50 tysiecy, z czego 3-10 % to dzieci. Do okoto 20-30 % jest leczonych nieskutecznie
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zarejestrowanymi i refundowanymi lekami | rzutu. Z tego 5-10 % mozna leczy¢
lekami, ktorych dotyczy opinia, tj. zawierajgcymi teriflunomidum, dimethylis
fumaras lub peginterferonum beta-1a.

W swietle danych NFZ, dotyczgcych funkcjonowania programu lekowego B.29
lekami zawierajgcymi fumaran dimetylu w 2018 r. byto leczonych 67 pacjentow
w wieku 12-18 lat, a w pierwszym potroczu 2019 r. — 82.

Reasumujgc, Rada Przejrzystosci uznaje za zasadnq kontynuacje refundacji lekow
zawierajgcych substancje czynng fumaran dimetylu w leczeniu pacjentow
w wieku od 12 lat w ramach programu lekowego B.29.

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 40 ustawy o refundacji lekdéw, srodkdw spozywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2020 r., poz. 357), w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 5 ustawy z 27
sierpnia 2004 r. o Swiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2019 r., poz.
1373 z pdzn. zm.), z uwzglednieniem opracowania na potrzeby oceny zasadnosci dalszego finansowania lekow
we wskazaniach innych niz wymienione w Charakterystykach Produktdw Leczniczych nr: 0T.4321.69.2019 (aneks
do opracowania nr 0T.434.21.2017) , Teryflunomid, fumaran dimetylu, peginterferon beta-la we wskazaniu
leczenie pacjentow w wieku do 12 lat w ramach programu lekowego B.29 »Leczenie stwardnienia rozsianego
(ICD-10 G35)«”. Data ukonczenia: 4.04.2020 r.



Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 107/2020 z dnia 11 maja 2020 roku
w sprawie objecia refundacjg lekow zawierajgcych substancje czynng
peginterferonum beta-1a w zakresie wskazan do stosowania
lub dawkowania, lub sposobu podawania odmiennych niz okreslone
w Charakterystyce Produktu Leczniczego, tj. leczenie pacjentow
w wieku od 12 lat

Rada Przejrzystosci uwaza za zasadnqg kontynuacje refundacji lekow
zawierajgcych substancje czynng peginterferonum beta-la we wskazaniach
pozarejestracyjnych: leczenie pacjentow w wieku od 12 lat, w ramach programu
lekowego B.29 ,Leczenie stwardnienia rozsianego (ICD-10 G35)”.

Uzasadnienie

W dniu 12 czerwca 2017 r. Rada Przejrzystosci wydata pozytywng opinie
w sprawie objecia refundacjq lekow zawierajgcych peginterferon beta-1a
w leczeniu pacjentow ze stwardnieniem rozsianym w wieku od 12 lat.
Jak podkreslono, wprawdzie nie okreslono bezpieczenstwa i skutecznosci
stosowania lekdw zawierajqcych te substancje czynnqg u dzieci od 12 roku Zycia,
jednak niektore towarzystwa neurologiczne dopuszczajg mozliwosc¢ leczenia
dzieci z SM w wieku <16 lat, pod warunkiem, iz bedzie ono prowadzone
w specjalnych klinikach pod opiekqg zespotu lekarskiego, sktadajgcego sie
z neurologow i neurologow dzieciecych majgcych doswiadczenie w leczeniu SM.
Odnotowano brak randomizowanych badan klinicznych dotyczqcych stosowania
ocenianej substancji w populacji pediatrycznej, jest wiec istotne, aby chorzy
(opiekunowie) mieli mozliwos¢ zapoznania sie z aktualnym stanem wiedzy przed
podjeciem decyzji o rozpoczeciu terapii.

Program lekowy B.29 ,leczenie stwardnienia rozsianego (ICD-10 G35)”
od 1 wrzesnia 2017 r. przewiduje leczenie peginterferonem beta-1a pacjentow
w wieku od 12 roku zycia, z zastrzezeniem, ze pacjentow w wieku ponizej 18 roku
zycia kwalifikuje sie do leczenia wyfqcznie w osrodkach zapewniajgcych leczenie
pod opiekqg zespotow lekarskich, sktadajgcych sie z neurologéw i neurologow
dzieciecych posiadajgcych doswiadczenie w leczeniu SM, a takze pod warunkiem
przekazania opiekunom chorych/chorym kwalifikowanym do terapii pisemnej
informacji na temat aktualnego stanu wiedzy na temat bezpieczenstwa
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i skutecznosci stosowania leku w tej grupie wiekowej oraz po uzyskaniu pisemnej,
swiadomej zgody na jego zastosowanie.

W przygotowanym obecnie przez AOTMIT raporcie nie odnaleziono nowych
badan zgodnych z kryteriami wfgczenia dla peginterferonu beta-1a.

Odnalezione rekomendacje NHS 2019, zawierajgce algorytm postepowania
w terapiach modyfikujgcych przebieg stwardnienia rozsianego, przewidujg,
Ze terapie takie mogq byc¢ zastosowane u dzieci jedynie gdy:

* sq zarejestrowane do stosowania u dzieci lub
* majq rozpoznang zalecanq dawke, ktorg mozna zastosowac u dzieci, lub

e dziecko jest w wieku dojrzewania (leczenie dzieci w okresie dojrzewania z SM
powinno odbywac sie w specjalistycznych osrodkach).

Nalezy przypomnieé, ze polskie wytyczne PTN 2016 zalecajg w ramach leczenia
postaci rzutowo-remisyjnej stosowanie lekdw modyfikujgcych przebieg SM,
do ktorych jako leki I linii leczenia zalicza sie interferon beta, octan glatirameru,
fumaran dimetylu, teryflunomid i alemtuzumab. Wiekszos¢ Ilekow
zarejestrowanych do stosowania w SM nie byta badana w populacji dzieciece;.
Wedtug opinii autorow zalecen wszystkie wymienione leki mogg byc¢ stosowane
u dzieci miedzy 16 a 18 rokiem zycia. Leczenie mftodszych dzieci powinno
byc¢ prowadzone przez neurologow dzieciecych posiadajgcych doswiadczenie
w tym zakresie.

Konsultant Krajowy w dziedzinie neurologii dzieciecej wskazat w swojej opinii
z2020 r., ze w Polsce nie prowadzono badan epidemiologicznych dotyczgcych
wystepowania SM u dzieci. Szacuje sie, ze chorych na SM jest tqcznie okofo
50 tysiecy, z czego 3-10 % to dzieci. Do okofo 20-30 % jest leczonych nieskutecznie
zarejestrowanymi i refundowanymi lekami | rzutu. Z tego 5-10 % mozna leczy¢
lekami, ktorych dotyczy opinia, tj. zawierajqcymi teriflunomidum, dimethylis
fumaras lub peginterferonum beta-1a.

W swietle danych NFZ, dotyczqcych funkcjonowania programu lekowego
B.29 lekami zawierajgcymi peginterferon beta-1a w 2018 r. byto leczonych 5
pacjentow w wieku 12-18 lat, a w pierwszym potroczu 2019 r. — 3.

Reasumujqgc, Rada Przejrzystosci uznaje za zasadnq kontynuacje refundacji lekow
zawierajgcych substancje czynng peginterferon beta-1a w leczeniu pacjentow
w wieku od 12 lat w ramach programu lekowego B.29.
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Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 40 ustawy o refundacji lekow, srodkdw spozywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2020 r., poz. 357), w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 5 ustawy z 27
sierpnia 2004 r. o Swiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2019 r., poz.
1373 z pdzn. zm.), z uwzglednieniem opracowania na potrzeby oceny zasadnosci dalszego finansowania lekow
we wskazaniach innych niz wymienione w Charakterystykach Produktéw Leczniczych nr: 0T.4321.69.2019 (aneks
do opracowania nr 0T.434.21.2017) , Teryflunomid, fumaran dimetylu, peginterferon beta-la we wskazaniu
leczenie pacjentéw w wieku do 12 lat w ramach programu lekowego B.29 »Leczenie stwardnienia rozsianego
(ICD-10 G35)«”. Data ukonczenia: 4.04.2020 r.



Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 108/2020 z dnia 11 maja 2020 roku
o projekcie programu ,,Program rehabilitacyjny dla pacjentow
onkologicznych w wieku 18-64 lata z terenu wojewddztwa
wielkopolskiego”

Rada Przejrzystosci pozytywnie opiniuje projekt programu polityki zdrowotnej
,Program rehabilitacyjny dla pacjentow onkologicznych w wieku 18-64 lata
Z terenu wojewddztwa wielkopolskiego”, pod warunkiem uwzglednienia uwag
zawartych w raporcie AOTMIT.

Uzasadnienie

Przedmiotem opinii jest projekt programu polityki zdrowotnej z zakresu
rehabilitacji po leczeniu onkologicznym, wspdtfinansowany z Europejskiego
Funduszu Spotecznego, realizowany na terenie wojewddztwa wielkopolskiego.
Gtownym zatozeniem projektu programu jest ,poprawa sprawnosci
funkcjonalnej u nie mniej niz 30% uczestnikow programu, a takze poprawa
kondycji psychicznej i/lub poprawa stanu odzywienia u nie mniej niz 30%
uczestnikow w okresie realizacji programu”. Zakres programu jest zgodny
z priorytetem Narodowego Programu Zwalczania Chorob Nowotworowych
na lata 2016-2024 (,wsparcie procesu leczenia nowotworéw oraz edukacja
onkologiczna”) oraz Policy Paper dla ochrony zdrowia na lata 2014-2020
(cel operacyjny A, narzedzie 3: ,wdrozenie programow rehabilitacji medycznej
utatwiajgcych powroty do pracy”). Zdecydowana wiekszos¢ zaproponowanych
interwencji stanowi swiadczenia gwarantowane z zakresu rehabilitacji
leczniczej.  Interwencjami  wykraczajgcymi  poza  zakres  swiadczen
gwarantowanych sq, przede wszystkim, szkolenia dla personelu medycznego.

Zgodnie z zaleceniami Polskiego Towarzystwa Onkologii Klinicznej z 2013 r.
rehabilitacja chorych na nowotwory powinna uwzgledniac¢ zasady polskiego
modelu rehabilitacji — zaktadajgce jej powszechnosé, wczesnosé, ciggtos¢ oraz
kompleksowosc: projekt programu dobrze wpisuje sie w te zalecenia. Rowniez
odnalezione rekomendacje zagraniczne (NSF 201729, VHA-DoD 2010) zalecajg,
aby pacjenci otrzymywali tyle swiadczen terapeutycznych ile ,potrzebujq”
isq wstanie tolerowacé, aby przystosowaé, odzyska¢ iflub  wrdcié
do optymalnego osiqgniecia niezaleznosci funkcjonowania.
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Zgodnie z tresciq projektu, populacje docelowq programu stanowi¢ majg
mieszkancy wojewddztwa wielkopolskiego w wieku 18-64 lata w trakcie
lub po leczeniu onkologicznym. Kryteria wtgczenia uczestnikow do planowanych
interwencji sq zadowalajgco opisane w projekcie. Z programu bedzie mogfo
skorzystac ok. 2000 0s0b, co stanowi¢ ma ok. 11,76% populacji kwalifikujgcej
sie do programu. Do udziatu we wsparciu oferowanym w ramach programu
zaproszone zostanq osoby z najblizszego otoczenia pacjenta oraz (w zakresie
szkolen) fizjoterapeuci, psychologowie i dietetycy. Program zaktada rowniez
wsparcie psychologiczne i edukacje pacjentow. Jednq z dostepnych interwencji
bedzie tez poradnictwo dietetyczne. Whnioskodawca zaplanowat utworzenie
Centrum Referencyjnego, ktore bedzie podstawowym miejscem udzielania
sSwiadczen. Program bedzie realizowany rdéwniez w 4 filiach na terenie
wojewddztwa, w celu zapewnienia rownego dostepu do Swiadczen. Projekt
programu zaktada przeprowadzenie jego monitorowania i ewaluacji.

Realizator programu zostanie wytoniony w drodze konkursu ofert, co pozostaje
w zgodzie z zapisami ustawowymi. tqczny koszt wszystkich kategorii dziatan
wyniesie ok. 14 000 000 zt. Program ma byc¢ wspdtfinansowany ze srodkow
Europejskiego Funduszu Spotecznego (85% wartosci projektu), budzetu panstwa
i srodkéw wtasnych beneficijenta (min. 5%). Szczegdéfowe uwagi dotyczqgce
poszczegolnych elementdw projektu zawiera raport AOTMIT.

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 48a ust. 8 pkt 3, w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 3 ustawy z 27 sierpnia 2004 r.
o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze s$rodkéw publicznych (Dz. U. z 2019 r., poz. 1373
z pdin.zm.), z uwzglednieniem raportu nr: 0OT.441.29.2020 ,Program rehabilitacyjny dla pacjentow
onkologicznych w wieku 18-64 lata z terenu wojewddztwa wielkopolskiego” realizowany przez: wojewddztwo
wielkopolskie, Warszawa, maj 2020 oraz Anekséw ,Programy z zakresu rehabilitacji niepetnosprawnych
i zagrozonych niepetnosprawnoscig dorostych oraz dzieci i mtodziezy — wspdlne podstawy oceny” z sierpnia
2016, ,,Programy w zakresie rehabilitacji psychofizycznej kobiet po amputacji piersi — wspdlne podstawy oceny”
ze stycznia 2019.



Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 109/2020 z dnia 11 maja 2020 roku
o projekcie programu , Leczenie nieptodnosci metodg zaptodnienia
pozaustrojowego —in vitro dla mieszkancéw Gminy Nowogard
w latach 2020-2022”

Rada Przejrzystosci pozytywnie opiniuje projekt programu polityki zdrowotnej
,Leczenie niepfodnosci metodq zaptodnienia pozaustrojowego — in vitro
dla mieszkaricow Gminy Nowogard w latach 2020-2022”, pod warunkiem
uwzglednienia uwag Rady i zawartych w raporcie AOTMIT.

Uzasadnienie

Populacje docelowqg bedq stanowi¢ pary (wiek kobiet: 20-40 lat), u ktorych
stwierdzono nieptodnosc kobiety i/lub mezczyzny i wyczerpaty sie lub nie istniejg
inne metody jej leczenia. Liczebnos¢ populacji docelowej oszacowano na 23 pary,
z czego ok. 10% wymagajgce zastosowania metod wspomaganego rozrodu
z wykorzystaniem dawstwa innego niz partnerskie (zapfodnienie pozaustrojowe
z zenskimi lub meskimi komdrkami rozrodczymi, adopcja zarodka).

Whnioskodawca nie wskazat liczby cykli zaptodnienia pozaustrojowego
zakonczonego transferem zarodka, z ktdrych bedzie mozliwos¢ skorzystania
w zwiqzku z udziatem w programie. Biorgc pod uwage koszt catkowity i koszt
pojedynczego cyklu, mozina jednak wnioskowad, ze mozZliwe bedzie
przeprowadzenie jednej procedury zaptodnienia dla kazdej pary. Wnioskodawca
podkresla, ze przy realizacji programu zastosowanie majq przepisy ustawy z dnia
25 czerwca 2015 r. o leczeniu nieptodnosci. Whnioskodawca wskazaf,
ze uczestnikom programu bedzie przystugiwac dofinansowanie do procedury
zaptodnienia pozaustrojowego w wysokosci 10 000 zt — w tym zakresie program
bedzie finansowany ze Srodkow budzetu gminy Nowogard. W programie
zaznaczono, ze pacjentki, u ktorych zaistnieje koniecznos¢ przechowywania
(kriokonserwacji) komdrek jajowych i/lub zarodkéw uzyskanych w efekcie
zabiegu, poniosq koszty ich przechowywania i pdzniejszego zastosowania. Koszty
te nie bedq dofinansowane w ramach niniejszego programu, pozostajqgc kosztami
wtasnymi par.

Zaplanowana przez wnioskodawce procedura zaptodnienia pozaustrojowego IVF
ma udowodnionq, najwyiszq skutecznos¢ sposrod wszystkich metod
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wspomaganego rozrodu. Leczenie nieptodnosci w drodze zaptodnienia
pozaustrojowego nie jest obecnie w Polsce finansowane w ramach swiadczen
gwarantowanych. Eksperci zwracajq uwage na fakt, iz istnieje wiele sytuacji
klinicznych w leczeniu nieptodnosci, w ktorych dla zaptodnienia pozaustrojowego
nie ma alternatywy terapeutycznej.

Programy polityki zdrowotnej z zakresu medycyny rozrodu ze szczegdlnym
uwzglednieniem programow dotyczqcych leczenia nieptodnosci metodg
zaptodnienia pozaustrojowego byty juz przedmiotem opinii Rady i Prezesa
Agencji. Wydane opinie byty w wiekszosci pozytywne lub warunkowo pozytywne.
Wydajqgc opinie pozytywnq Rada Przejrzystosci podkresla, ze programy leczenia
nieptodnosci metodq zapfodnienia pozaustrojowego — in vitro powinny:

— zapewniac przejrzyste zasady sprawiedliwego dostepu do programu;

— zapewniac¢ odpowiednie poradnictwo parom biorgcym udziat w programie
(m.in. kwestie ryzyka zwiqzanego z udziatem w programie, w celu
umozliwienia podjecia swiadomej decyzji),

— stwarza¢  obowiqzek  szczegotowego informowania  beneficjentow
o procedurze kriokonserwacji i zasadach jej finansowania, w tym wskazanie
liczby komorek jajowych poddawanych zaptodnieniu, pozwalajgcej okreslic
liczbe zarodkow nadliczbowych poddawanych kriokonserwacji,

— okresla¢ postepowanie z kriokonserwowanymi zarodkami po zakonczeniu
projektu, na wypadek zakonczenia dziatalnosci biobanku lub po uptywie 20 lat
ustawowego obowigzku kriokonserwacji,

— stwarzac¢ mozliwosci skorzystania przez pary z procedury kriokonserwacji
komorek jajowych zamiast kriokonserwacji embriondw.

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 48a ust. 8 pkt 3, w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 3 ustawy z 27 sierpnia 2004 r.
o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze s$rodkéw publicznych (Dz. U. z 2019 r., poz. 1373
z pdin.zm.), z uwzglednieniem raportu nr: 0T.441.28.2020 ,Leczenie nieptodnosci metoda zaptodnienia
pozaustrojowego — in vitro dla mieszkaricow Gminy Nowogard w latach 2020-2022” realizowany przez: Gmine
Nowogard, Warszawa, maj 2020 oraz Aneksu do raportdw szczegétowych: ,Programy z zakresu leczenia
nieptodnosci technikami wspomaganego rozrodu (ART) — wspdlne podstawy oceny”, styczen 2018 r.



Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 110/2020 z dnia 11 maja 2020 roku
o projekcie programu ,,Program Polityki Zdrowotnej w zakresie
profilaktyki i wczesnego wykrywania raka piersi dla mieszkanek
Gminy Biate Btota na lata 2020-2025”

Rada Przejrzystosci negatywnie opiniuje projekt programu polityki zdrowotnej
»Program Polityki Zdrowotnej w zakresie profilaktyki i wczesnego wykrywania
raka piersi dla mieszkanek Gminy Biate Btota na lata 2020-2025”.

Uzasadnienie

Program polityki zdrowotnej ma byc realizowany na terenie gminy Biate Btota
i zaplanowany jest rok 2020-25. Zakres programu wpisuje sie w nastepujqcy
priorytet ,,.zmniejszenie zachorowalnosci i przedwczesnej umieralnosci z powodu
nowotworow ztosliwych” nalezgcy do priorytetow zdrowotnych wymienionych
w Rozporzqdzeniu Ministra Zdrowia z dnia 27 lutego 2018 r. (Dz. U. 2018
poz. 469).

W ramach programu zaplanowano: akcje informacyjno-edukacyjng, edukacje,
w tym instruktaz samobadania piersi, badanie mammograficzne.

Populacje docelowq programu stanowiq kobiety w wieku 39-49 r.z.,
zamieszkujgce na terenie gminy Biate Bfota, u ktorych w ciggu ostatnich 2 lat
nie wykonywano mammografii i nie zdiagnozowano u nich nigdy nowotworu
piersi oraz nie sq w ciqzy. Program ma stanowic uzupetnienie finansowanego
przez NFZ* populacyjnego programu badari przesiewowych w kierunku raka
piersi dla kobiet w wieku 50-69 lat, obejmujgc badaniem mammograficznym
kobiety przed 50 r.z.

Zgodnie z rekomendacjami/wytycznymi w przedmiotowym zakresie, zaleca sie
przeprowadzanie edukacji zdrowotnej kobiet, dotyczgcej przede wszystkim
wczesnego rozpoznawania u siebie oznak mogqcych swiadczyc o rozwijajgcej sie
chorobie nowotworowej (ACS 2015, ACOG 2011, NCCN 2011, PTG 2005).
Tak wiec przeprowadzenie interwencji pod postaciq dziatan edukacyjnych wraz
z instruktazem badania piersi nalezy uznac za zasadne.

' NFZ (2020). Dane o realizacji programéw profilaktycznych — mammografia. Pozyskano z: http://www.nfz.gov.pl/dla-
pacjenta/programy-profilaktyczne/dane-o-realizacji-programow/, dostep z 02.04.2020
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Mammografia jest rekomendowanym badaniem przesiewowym w kierunku
nowotwordw piersi (ACS 2015, Prescrire International 2015, WHO 2014, SEOM
2014, PTOK 2013, MZ/COIMSC 2013, ESMO 2013, NICE 2013, ACOG 2011, NCCN
2011, ACR 2011, CTFPHC 2011, NCI 2010, PTG 2005). Zdecydowana wiekszos¢
odnalezionych zalecern odnosi sie jednak pozytywnie do wykonywania
mammografii u kobiet w wieku 50-74 lata (rowniez UK NSC 2012 wskazuje
na zasadnos¢ prowadzenia skryningu populacyjnego wsrod kobiet po 50. roku
zycia). Niektore wytyczne dopuszczajq prowadzenie ww. badan takze u kobiet
miedzy 40. a 49. r.z. Zgodnie z USPSTF 2016 oraz AAFP 2016 udziat
w przesiewowych badaniach mammograficznych w przypadku kobiet w wieku
40-49 lat powinien by¢ decyzjq indywidualng. Podobne stanowisko wydato takze
Prescrire International 2015 podkreslajgc, ze to do kobiety powinna nalezec
decyzja o udziale w przesiewowym badaniu mammograficznym (przy czym
decyzja ta powinna by¢ w petni sSwiadoma oraz podjeta wspdlnie z lekarzem,
ktory poinformuje pacjentke o korzysciach oraz ryzyku zwigzanym z udziatem
w omawianym badaniu). Autorzy przeglgdu Cochrane Collaboration (2009)
konkludujq, ze prowadzenie skryningu prawdopodobnie zmniejsza umieralnos¢
na raka piersi, a wielkosc¢ redukcji ryzyka mozna szacowac na 15%. Na kazde
2 000 kobiet badanych przesiewowo w ciggu 10 lat, Zycie jednej zostanie
przedtuzone, 10 kobiet bedzie niepotrzebnie leczonych, a ponad 200 kobiet
doswiadczy powaznego, trwajgcego wiele miesiecy obcigZzenia emocjonalnego
wskutek fatszywie dodatniego wyniku mammografii.

Badanie mammograficzne jest sSwiadczeniem gwarantowanym | mozZina
je wykonac na zlecenie lekarza ambulatoryjnej opieki specjalistycznej, rowniez
u kobiet w wieku wskazywanym w ocenianym programie. W ocenie ekspertow
rola jednostek samorzqdow terytorialnych powinna sie skupia¢ na prowadzeniu
przez nich dziatan edukacyjnych dotyczqcych profilaktyki raka piersi oraz
promujgcych uczestnictwo w Populacyjnym Programie Wczesnego Wykrywania
Raka Piersi. Obecnie okreslona populacja docelowa populacyjnego programu
przesiewowego (50-69 lat) i interwat miedzy turami badania (2 lata) jest
wzorcowym rozwiqzaniem, natomiast wdrazanie skryningu mammograficznego
w innych grupach wiekowych moze prowadzi¢ do zjawiska nadrozpoznawalnosci
(,overdiagnosis”). W gminie Biate Bfota z populacyjnego programu badan
przesiewowych w kierunku raka piersi dla kobiet w wieku 50-69 lat skorzystato
tgcznie (stan na 01.03.2020 r.) ok. 46,62% kwalifikujgcych sie mieszkanek.
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Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 48a ust. 8 pkt 3, w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 3 ustawy z 27 sierpnia 2004 r.
o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2019 r., poz. 1373
z pdzn. zm.), z uwzglednieniem raportu nr: 0T.441.30.2020 ,,Program Polityki Zdrowotnej w zakresie profilaktyki
i wczesnego wykrywania raka piersi dla mieszkanek Gminy Biate Bfota na lata 2020-2025" realizowany przez:

Gmine Biate Btota, Warszawa, maj 2020 oraz Aneksu do raportéw 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 111/2020 z dnia 11 maja 2020 roku
o projekcie programu ,,Program Polityki Zdrowotnej w zakresie
profilaktyki i wczesnego wykrywania raka gruczotu krokowego —
prostaty dla mezczyzn zamieszkatych na terenie Gminy Biate Bfota
na lata 2020-2025"

Rada Przejrzystosci negatywnie opiniuje projekt programu polityki zdrowotnej
,Program Polityki Zdrowotnej w zakresie profilaktyki i wczesnego wykrywania
raka gruczotu krokowego — prostaty dla mezczyzn zamieszkatych na terenie
Gminy Biafe Btota na lata 2020-2025”.

Uzasadnienie

Program polityki zdrowotnej ma byc realizowany na terenie gminy Biate Btota
i zaplanowany jest lata 2020-2025. Zakres programu wpisuje sie w nastepujgcy
priorytet ,zmniejszenie zachorowalnosci i przedwczesnej umieralnosci z powodu
nowotwordw ztosliwych” nalezqcy do priorytetow zdrowotnych wymienionych
w Rozporzqdzeniu Ministra Zdrowia z dnia 27 lutego 2018 r. (Dz. U. 2018
poz. 469).

W ramach programu zaplanowano: badanie PSA, konsultacje urologicznq wraz
z badaniem per rectum i dziatania edukacyjno-informacyjne. Populacje docelowq
programu stanowiq mezczyzni powyzej 40 r.z., zamieszkujgcy na terenie gminy
Biate Bfota.

Wszystkie odnalezione rekomendacje wskazujq, Ze prowadzenie badan
przesiewowych w kierunku raka gruczotu krokowego w populacji bezobjawowych
mezczyzn nie ma uzasadnienia (PTOK 2013, UK NSC 2016, SEOM 2016, ESMO
2015, 2016, Prescrire 2013, 2012, 2009, Cancer Council Australia i NHMRC 2016,
RACGP 2016, CTFPHC 2014, ACP 2013, NZGG 2013, USPSTF 2012, ICSI 2012,
ACPM 2008). Wytyczne (ACS 2010, 2016, ACP 2013, AUA 2013, NHMRC 2016)
oraz eksperci w przestanych opiniach zwracajq uwage, ze warto skoncentrowac
sie na realizacji programow skryningu oportunistycznego. Wymaga to jednak
prowadzenia szeroko zakrojonego postepowania informacyjnego
zwiekszajgcego Swiadomos¢ zdrowotng spoteczerstwa. ACS w swoich
rekomendacjach z 2010 i 2016 r. zaleca, aby informacje o mozliwosci realizacji
takiego badania przekazywane byty pacjentom w wieku od 50 lat. Pacjenci
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o podwyzszonym ryzyku zachorowania na raka prostaty (w warunkach polskich
przede wszystkim pokrewienstwo pierwszego stopnia z mezczyznq z rakiem
stercza zdiagnozowanym przed 65 r.z.) powinni otrzymad te informacje w wieku
45 lat (ACS 2010, 2016, NHMRC 2016), zas pacjenci o znacznym ryzyku choroby
(rodziny, w przypadku ktorych u wielu najblizszych cztonkdw, np. ojca i dwoch
braci zostat zdiagnozowany rak stercza przed 65 r.z.) powinni otrzymac
te informacje w wieku 40 lat (ACS 2010, 2016, NHMRC 2016).

Dotychczasowo Rada Przejrzystosci oceniajgc projekty programow polityki
zdrowotnej z zakresu profilaktyki raka gruczotu krokowego wydawata opinie
negatywne, argumentujqgc, Zze brak jest dowodow naukowych na skutecznos¢
stosowania skrynnigowego testu PSA u zdrowych mezczyzn nie obcigzonych
rodzinnymi czynnikami ryzyka, a ze wzgledu na wysoki wskaznik wynikow
fatszywie pozytywnych, dodatkowo naraza ich na niepotrzebny strach,
bdl i cierpienie.

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 48a ust. 8 pkt 3, w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 3 ustawy z 27 sierpnia 2004 r.
o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2019 r., poz. 1373
z poin. zm.), z uwzglednieniem raportu nr: 0T.441.31.2020 ,,Program Polityki Zdrowotnej w zakresie profilaktyki
i wczesnego wykrywania raka gruczotu krokowego — prostaty dla mezczyzn zamieszkatych na terenie Gminy Biate
Btota na lata 2020-2025” realizowany przez: Gmine Biate Btota, Warszawa, maj 2020 oraz Aneksu do raportow
szczegdtowych: ,Programy wczesnego wykrywania raka gruczotu krokowego — wspdlne podstawy oceny”,
grudzien 2018.



Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 112/2020 z dnia 11 maja 2020 roku
o projekcie programu ,,Program Polityki Zdrowotnej w zakresie walki
z otytoscig wsrod ucznidw klas I-VIII Szkét Podstawowych na terenie
Gminy Biate Btota w latach 2020-2025”

Rada Przejrzystosci pozytywnie opiniuje projekt programu polityki zdrowotnej
,Program Polityki Zdrowotnej w zakresie walki z otyfosciq wsrod uczniow klas
I-VIll Szkdt Podstawowych na terenie Gminy Biate Btota w latach 2020-2025”,
pod warunkiem wprowadzenia zmian dotyczqgcych ewaluacji programu, jakosci
realizowanych swiadczen oraz uszczegotowienia jego kosztow.

Uzasadnienie

Program PZ realizowany z budzetu gminy zaplanowano na lata 2020-2025.
Obejmowa¢ ma badana antropometryczne, dziatania edukacyjne oraz
konsultacje indywidualne i grupowe catej objetej programem populacji.
Konsultacje planowane sq z lekarzem, psychologiem, dietetykiem oraz specjalistq
aktywnosci fizycznej. Planowane interwencje sq zasadne z punktu widzenia
dowodow naukowych i aktualnych rekomendacji.

Ocena jakosci planowanych swiadczen nie zostata uwzgledniona w projekcie
programu.

W opisie efektywnosci programu zaplanowano 4 mierniki, sposrod ktorych jeden
nie spetnia kryteriow dla miernika efektywnosci, a zaden nie odnosi sie
do efektywnosci dziatarn edukacyjnych realizowanych w ramach tego PPZ.
Whioskodawca wskazat, ze wysokos¢ srodkow zaplanowanych w roku szkolnym
2020/2021 wynosi 40 000 zt dla populacji 2279 dzieci w tej gminie.

Biorgc pod uwage ceny rynkowe zaplanowanych dziatan, wskazane koszty
w 2020/2021 roku wydajq sie by¢ zdecydowanie zanizone.
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Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 48a ust. 8 pkt 3, w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 3 ustawy z 27 sierpnia 2004 r.
o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2019 r., poz. 1373
z pdézn.zm.), z uwzglednieniem raportu nr: 0T.441.32.2020 ,Program Polityki Zdrowotnej w zakresie walki
z otytoscig wsrdd uczniow klas I-VIII Szkot Podstawowych na terenie Gminy Biate Btota w latach 2020-2025”
realizowany przez: Gmine Biate Bfota, Warszawa, maj 2020 r. oraz Raportu nr 0T.423.2.2018 ,Profilaktyka
nadwagi oraz otytosci wsrdd dzieci i mtodziezy w ramach programéw polityki zdrowotnej” z kwietnia 2019 r.



Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 113/2020 z dnia 11 maja 2020 roku
o projekcie programu ,,Program Polityki Zdrowotnej w zakresie
zwiekszenia aktywnosci fizycznej i obnizenia skali wystepowania
wad postawy u ucznidéw klas I-11l Szkét Podstawowych na terenie
Gminy Biate Btota na lata 2020-2025"

Rada Przejrzystosci negatywnie opiniuje projekt programu polityki zdrowotnej
,Program Polityki Zdrowotnej w zakresie zwiekszenia aktywnosci fizycznej
i obnizenia skali wystepowania wad postawy u uczniow klas I-lll Szkot
Podstawowych na terenie Gminy Biate Btota na lata 2020-2025”.

Uzasadnienie

Planowanym celem gtownym programu jest zmniejszenie liczby dzieci i mtodziezy
na terenie Gminy Biate Btota z wadami postawy oraz ograniczenie nastepstw
wad postawy ciata. Programem majq zostac objete dzieci uczeszczajqce do klas
I - 1l publicznych szkdt podstawowych z terenu gminy Biatfe Bfota (840 uczniow),
ich rodzice/opiekunowie prawni oraz nauczyciele wychowania poczgtkowego
i wychowania fizycznego (ok. 1600 osob).

W ramach programu zaplanowano realizacje nastepujgcych interwencji:
a) edukacja  z  zakresu  profilaktyki i  korekty @ wad  postawy
dla rodzicow/opiekundw uczniow klas | - lll (podczas spotkan klasowych), a takze
dla nauczycieli wychowania poczqtkowego oraz wychowania fizycznego,
b) badanie przesiewowe (ocena postawy ciata), c) instruktaz uczniow
nie wymagajqgcych uczeszczania na state zajecia gimnastyki korekcyjnej
w zakresie cwiczen niezbednych do wykonywania w domu pod nadzorem
rodzicow, d) zajecia korekcyjne dla dzieci i wymagajgcych objecia reqularnymi
zajeciami gimnastyki korekcyjnej.

Programy z zakresu wczesnego wykrywania wad postawy w wiekszosci
opiniowano negatywnie. W przeglgdzie systematycznym Montgomery 1990
wskazuje sie na niskqg wartosc¢ 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.
Ponadto, zgodnie z wynikami wspomnianego przeglgdu, czestsze badania
przesiewowe zwiekszajg o ok. 30% liczbe skierowan na dalszq diagnostyke,
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nie zmieniajgc liczby ostatecznych rozpoznan. W przeglqgdzie Sabirin 2010
stwierdzono rowniez, Zze nie ma silnych dowodow na to, ze programy
skryningowe sq w stanie wykryc skolioze w mfodszym wieku, z nizszym wynikiem
krzywizny w skali Cobba.

Ponadto, nalezy podkreslic, ze rekomendacje/wytyczne dotyczqgce wad postawy
rozniq sie co do zalecen w zakresie zasadnosci przeprowadzania badan
w populacji bezobjawowej. USPSTF (2018) stwierdza, ze obecne dowody
naukowe nie sq wystarczajgce do oceny bilansu korzysci i szkod zwigzanych
z przesiewem w kierunku wykrycia skoliozy mtodzienczej u dzieci i mfodziezy
w wieku od 10 do 18 lat. Ww. stanowisko USPSTF podzielone zostato przez
American Academy of Family Physicians z 2018 r. (AAFP 2018).

AAOS, SRS, POSNA i AAP w swoim wspolnym stanowisku (2015) dochodzq
do konkluzji, ze jezeli skryning ~w  kierunku  wykrycia  skoliozy
ma byc przeprowadzany, to dziewczeta powinny by¢ poddane badaniom
dwukrotnie — w wieku 10 i 12 lat, natomiast chtopcy jednokrotnie — w wieku
13 lub 14 lat.

Eksperci kliniczni w swoich opiniach wskazujg, Ze ,diagnostyka powinna
obejmowac dzieci w wieku przedszkolnym 3-6 lat, szczegdlnie opieki i nadzoru
wymagajq dzieci i mfodziez w okresie pokwitaniowego skoku wzrostowego:
dziewczeta 11-14 lat, chfopcy 12-15”.

Majqc na uwadze powyzsze informacje, zatoZzona przez wnioskodawce populacja
docelowa (dzieci w wieku 7-9 lat) nie znajduje odzwierciedlenia
w rekomendacjach, dowodach naukowych ani opiniach ekspertow.

Nie odnaleziono zadnych opracowan wtdrnych (przeglgdow systematycznych,
metaanaliz), badan eksperymentalnych (RCT, badan z pseudorandomizacjg,
bez randomizacji, badan jednoramiennych) oraz badan obserwacyjnych z grupg
kontrolng dot. badania z zastosowaniem podoskopu i podobarografu w kierunku
deformacji stop i wad postawy u dzieci i mfodziezy.

Whnioskodawca w tresci projektu wskazuje koszt jednostkowy jednej godziny
lekcyjnej  zaje¢  gimnastyki,  zaje¢  dla  nauczycieli oraz  zajec
z rodzicami/opiekunami, ktéry wynosi 80 zt. Nie zaplanowano kosztow
pozostatych interwencji, tj. oceny postawy ciata oraz instruktazu uczniow
w zakresie ¢wiczen niezbednych do wykonywania w domu. W zwigzku z tym,
ze wnioskodawca nie wskazat populacji docelowej, ktdora bedzie objeta
programem, a takze oszacowano jedynie koszt zajec, nie jest mozliwe
zweryfikowanie poprawnosci zatoZzen dotyczgcych kosztow projektu.
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Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 48a ust. 8 pkt 3, w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 3 ustawy z 27 sierpnia 2004 r.
o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2019 r., poz. 1373
z pézn. zm.), z uwzglednieniem raportu nr: 0T.441.34.2020 ,,Program Polityki Zdrowotnej w zakresie zwiekszenia
aktywnosci fizycznej i obnizenia skali wystepowania wad postawy u ucznidw klas I-1ll Szkét Podstawowych
na terenie Gminy Biate Btota na lata 2020-2025" realizowany przez: Gmine Biate Btota, Warszawa, maj 2020 oraz
Aneksu ,,Programy profilaktyki i korekcji wad postawy u dzieci — wspdlne podstawy oceny” z marca 2018 r.



Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 114/2020 z dnia 11 maja 2020 roku
o projekcie programu ,,Program polityki zdrowotnej dla senioréw
z terenu powiatu nowosolskiego na lata 2020-2021
»Koperta zycia — twoje zdrowie, twoje zycie«”

Rada Przejrzystosci pozytywnie opiniuje projekt programu polityki zdrowotnej
,Program polityki zdrowotnej dla senioréow z terenu powiatu nowosolskiego
na lata 2020-2021 »Koperta zycia — twoje zdrowie, twoje zycie«”, pod warunkiem
uwzglednienia uwag Rady.

Uzasadnienie

Program polityki zdrowotnej zaplanowany jest na lata 2020-2021 i skierowany
do 1025 mieszkaricow powiatu w wieku 65+ Celem gtownym jest zwiekszenie
bezpieczenstwa wsrod samotnych i przewlekle chorych mieszkaricow z terenu
powiatu nowosolskiego w wieku 65 lat i powyzZej, poprzez przygotowanie
dla stuzb ratowniczych informacji o stanie zdrowia pacjenta zawartych
w ,, Kopercie zycia”, a takze wzrost swiadomosci odpowiedzialnosci za zdrowie
swoje i innych, poprzez edukacje w zakresie udzielania pierwszej pomocy
przedmedycznej. Populacje stanowic¢ bedq: samotne, przewlekte chore,
niepeftnosprawne osoby w wieku 65 lat i wiecej, z terenu powiatu nowosolskiego.
Planowana interwencja obejmuje zakup pakietow ,koperta Zzycia” oraz
przeprowadzenie  szkolern z zakresu udzielania  pierwszej pomocy
przedmedycznej. Planowane koszty catkowite realizacji programu oszacowano
na 40 000 zt.

Do przedstawienia go sktonit problem rosnqgcej populacji osob starszych, czesto
przewlekle chorych i samotnych. Ratownikom medycznym, przybytym na pomoc
niejednokrotnie brakuje informacji o stanie zdrowia chorego i przyjmowanych
lekach. Dzieki programowi, udzielenie pomocy bedzie szybsze, tatwiejsze
i bardziej efektywne, zwiekszajqc szanse na efektywne postepowanie, ratujgce
zdrowie i Zycie. Projekt programu wpisuje sie posrednio w nastepujqce priorytety:
,tworzenie warunkdw sprzyjajgcych utrzymaniu i poprawie zdrowia
w srodowisku nauki, pracy i zamieszkania” oraz ,,zwiekszenie koordynacji opieki
nad pacjentami starszymi, niepetnosprawnymi oraz niesamodzielnymi”, nalezqce
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do priorytetow zdrowotnych wymienionych w Rozporzqdzeniu Ministra Zdrowia
z dnia 27 lutego 2018 r. (Dz.U. 2018 poz. 469).

Projekt zgodny jest z pojedynczymi dostepnymi rekomendacjami i wytycznymi
miedzynarodowych organizacji i towarzystw naukowych, wskazujgcymi
na korzysci z posiadania umiejetnosci pierwszej pomocy, ktore wymagajq
szkoleni, powtarzanych co 6-24 miesiecy. Prowadzenie stabych jakosciowo
czynnosci ratunkowych jest bardziej efektywne niz ich niepodejmowanie,
co dodatkowo przemawia za realizacjq programu.

Alvaro Hospital Medical Center (AHMC) 2020, FG Resident Services 2017
i San Luis Obispo County (SLO) — rekomendujq, aby wszyscy — zwtaszcza seniorzy
—przechowywali koperte z petnym pakietem informacji o zdrowiu w lodéwce oraz
schowku samochodowym. Informacje, ktore powinna zawierac koperta zycia to:
karta informacyjna, zdjecie danej osoby, zapis ostatniego EKG, decyzja o podjeciu
lub zaniechaniu zabiegow resuscytacyjnych, inne dokumenty, ktore, zdaniem
pacjenta, mogq okazac sie istotne. Karta informacyjna powinna zawierac: imie
i nazwisko oraz podstawowe informacje osobiste, imiona i nazwiska lekarzy
zaangazowanych w leczenie, wskazanie osoby/osob do kontaktu (podanie
nr telefondw), zwiezty opis przyimowanych lekow, przebytych operacji, alergii,
liste chordb i zalecen lekarskich. Koperta zycia jest pomocna nie tylko w nagtych
przypadkach, ale rowniez podczas standardowych wizyt lekarskich. Podobne
dziatania do opisanych w programie zostaty zainiciowane przez Czerwony Krzyz
z Stanach Zjednoczonych w roku 1981 i rozpropagowane nastepnie w formie akcji
dobroczynnej. W Kanadzie dziata program spotecznosciowy o nazwie , Vial
of Life”, skierowany do seniorow, rodzin i opiekunow.

W wyniku wyszukiwania systematycznego, nie odnaleziono jednak dowodow
skutecznosci, ani rekomendacji/wytycznych odnoszgcych sie do zasadnosci
stosowania kopert/fiolek zycia w populacji oséb starszych, poza dwoma
abstraktami odnoszgcymi sie do wdrazania podobnych projektdow (Vial of Life —
VOL) w osiedlach dla osdb starszych. Zarowno cele, jak i mierniki efektywnosci
sq trudne do zmierzenia, poza okresleniem jak duzo ,kopert Zycia”
rozdysponowano i jak duzo osob przeszkolono. Efekty edukacji nalezy zmierzyc,
przeprowadzajqc sprawdzian wiedzy przed i po szkoleniu.

Whnioskodawca przedstawit zarowno koszt catkowity, jak i koszty jednostkowe
planowanych dziatan. Wnioskodawca oszacowat koszt 1 pakietu , koperta Zycia”
na 6 zt. Zaplanowano zakup 1300 takich zestawdw za kwote7800 zt rocznie. Koszt
breloka ratowniczego oszacowano rowniez na 6 zt (1300x6zt = 7800 zt rocznie).
Z kolei koszt jednego warsztatu pierwszej pomocy przedmedycznej oszacowano
na 300 zt (9 spotkan). Whnioskodawca uwzglednit takze koszty dziatan
promocyjnych, ktore majg wynies¢ 1700 zt rocznie. Koszt catkowity oszacowany
zostat na 40 000 zt. Program w catosci finansowany bedzie z budzetu powiatu

nowosolskiego.



Opinia Rady Przejrzystosci AOTMIT nr 114/2020 z dnia 11.05.2020 r.

Pomimo zastrzezen formalnych i trudnosci w ocenie, wydaje sie, ze przedmiotowy
program ma podstawowe zalety: pomaga w udzielaniu pierwszej pomocy
i podjeciu decyzji o rodzaju i zasadnosci postepowania. Swiadomos¢ i wiedza
przeszkolonych ludzi, aczkolwiek trudna do zmierzenia, moze przyczynic sie
do uratowania zdrowia i zycia objetych nim 0sdb.

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 48a ust. 8 pkt 3, w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 3 ustawy z 27 sierpnia 2004 r.
o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze $rodkéw publicznych (Dz. U. z 2019 r., poz. 1373
z pézn. zm.), z uwzglednieniem raportu nr: 0T.441.33.2020 ,,Program polityki zdrowotnej dla senioréw z ternu
powiatu nowosolskiego na lata 2020-2021 ,Koperta zycia — twoje zdrowie, twoje zycie” realizowany przez:
powiat nowosolski, Warszawa, maj 2020 oraz Aneksu ,Programy edukacyjne w zakresie pierwszej pomocy
przedmedycznej — wspdlne podstawy oceny” ze stycznia 2013 i Raportu OT.441.110.2017 z czerwca 2017.



