Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

BP.401.17.2021.MKZ

Protokoét nr 14/2021
z posiedzenia Rady Przejrzystosci
w dniu 31 marca 2021 roku
w formie wideokonferenc;ji

Rafat Nizankowski otworzyt posiedzenie petnego sktadu o godzinie 10:05.

Cztonkowie Rady Przejrzystosci (Rada) obecni przy rozpoczeciu posiedzenia (kworum 14 oséb):

Cztonkowie Rady nieobecni na posiedzeniu

Proponowany porzadek obrad:
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Anna Cieslik

Anna Greziak

Dariusz Jarnutowski
Barbara Jaworska-tuczak
Maciej Karaszewski
Adam Maciejczyk
Tomasz Mtynarski
Michat Mysliwiec

Rafat Nizankowski

. Jakub Pawlikowski
. Rafat Suwinski

. Piotr Szymanski

. Janusz Szyndler

. Anetta Undas

. Artur Zaczynski

Dorota Kilanska
Tomasz Pasierski
Tomasz Romanczyk

1. Ustalenie ewentualnych konfliktow intereséw cztonkédw Rady. Omdwienie i przyjecie porzadku

obrad Rady.

2. Przygotowanie opinii w sprawie technologii lekowych ocenianych pod katem uwzglednienia

na liscie technologii lekowych o wysokim poziomie innowacyjnosci:

1) Polivy (polatuzumab wedotyny) we wskazaniu: leczenie dorostych pacjentéw z nawrotowym/

opornym chtoniakiem rozlanym z duzych komodrek B, ktérzy nie kwalifikujg sie do

przeszczepienia krwiotwdérczych komaérek macierzystych,

2) Givlaari (giwosyran sodowy) we wskazaniu: ostra porfiria watrobowa u dorostych i mtodziezy

w wieku od 12 lat,

3) Pretomanid FGK/Drovprela (pretomanid) we wskazaniu: gruzlica lekooporna (MDR, XDR),
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4) Oxlumo (lumazyran sodu) we wskazaniu: leczenie pierwotnej hiperoksalurii typu 1 we
wszystkich grupach wiekowych,

5) Rozlytrek (entrektynib) we wskazaniu: guzy lite z obecnoscig fuzji genu neurotroficznej
receptorowej kinazy tyrozynowej (NTRK, ang. neurotrophic tyrosine receptor kinase),

6) Zolgensma (onasemnogen abeparwowek) we wskazaniu: rdzeniowy zanik miesni (ang. spinal
muscular atrophy, SMA) 5q z bialleliczng mutacjg genu SMN1 i klinicznym rozpoznaniem SMA
typu 1 lub pacjentéw z rdzeniowym zanikiem miesni 5q z bialleliczng mutacja genu SMN1
i z nie wiecej niz 3 kopiami genu SMIN2,

7) ldefirix (imlifidaza) we wskazaniu: leczenie desensytyzacyjne (odczulanie) u wysoko
immunizowanych dorostych biorcéw przeszczepu nerki,

8) Ayvakyt (awaprytynib) we wskazaniu: monoterapia w leczeniu dorostych pacjentéw
z nieresekcyjnymi  albo przerzutowymi nowotworami podscieliskowymi przewodu
pokarmowego (ang. gastrointestinal stromal tumour, GIST) z mutacjg D842V w genie
kodujgcym receptor alfa ptytkopochodnego czynnika wzrostu (ang. platelet-derived growth
factor receptor alpha, PDGFRA),

9) Pigray (alpelisyb) we wskazaniu: leczenie kobiet po menopauzie oraz mezczyzn z miejscowo
zaawansowanym lub rozsianym rakiem piersi HR-dodatnim, HER2-ujemnym z mutacjg
PIK3CA,

10) Isturisa (osilodrostat) we wskazaniu: leczenie endogennego zespotu Cushinga u o0séb
dorostych,

11) Reblozyl (luspatercept) we wskazaniu: niedokrwisto$¢ zalezna od transfuzji z powodu
zespotow mielodysplastycznych.

3. Zakonczenie posiedzenia.

Ad 1. Na wstepie Przewodniczgcy Rady zaproponowat sposdb procedowania technologii lekowych
ocenianych pod katem uwzglednienia na liscie technologii lekowych o wysokim poziomie
innowacyjnosci.

Po przeprowadzeniu dyskusji, w ktérej udziat wzieli: Rafat Nizankowski, Anna Greziak, Michat
Mysliwiec, Anetta Undas oraz Jakub Pawlikowski, Rada ustalita ostateczny sposdb procedowania ww.
tematu.

Zaden z cztonkéw Rady nie zgtosit konfliktu intereséw.
Rada jednogtosnie (15 oséb obecnych) przyjeta zaproponowany porzgdek obrad.

Ad 2. Analitycy Agencji zaprezentowali informacje odnoszgce sie do poszczegdlnych technologii
lekowych ocenianych pod katem uwzglednienia na liscie technologii lekowych o wysokim poziomie
innowacyjnosci, a wyznaczeni cztonkowie Rady przedstawili propozycje oceny poszczegdlnych
technologii zgodnie z ponizszg kolejnoscia:

1) W zakresie leku Polivy (polatuzumab wedotyny) we wskazaniu: leczenie dorostych pacjentéw
z nawrotowym/ opornym chtoniakiem rozlanym z duzych komédrek B, ktorzy nie kwalifikujg sie
do przeszczepienia krwiotwdrczych komérek macierzystych, a propozycje oceny przedstawit Rafat
Suwinski.

2) W zakresie oceny leku Givlaari (giwosyran sodowy) we wskazaniu: ostra porfiria watrobowa
u dorostych i mtodziezy w wieku od 12 lat, a propozycje oceny przedstawit Piotr Szymanski.

3) W zakresie oceny leku Pretomanid FGK/Drovprela (pretomanid) we wskazaniu: gruzlica
lekooporna (MDR, XDR), a propozycje oceny przedstawit Jakub Pawlikowski.

4) W zakresie oceny leku Oxlumo (lumazyran sodu) we wskazaniu: leczenie pierwotnej hiperoksalurii
typu 1 we wszystkich grupach wiekowych, a propozycje oceny przedstawita Anetta Undas.
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5) W zakresie oceny leku Rozlytrek (entrektynib) we wskazaniu: guzy lite z obecnoscig fuzji genu
neurotroficznej receptorowej kinazy tyrozynowej (NTRK, ang. neurotrophic tyrosine receptor
kinase), a propozycje oceny przedstawit Janusz Szyndler.

6) W zakresie oceny leku Zolgensma (onasemnogen abeparwowek) we wskazaniu: rdzeniowy zanik
miesni (ang. spinal muscular atrophy, SMA) 5q z bialleliczng mutacjg genu SMN1 i klinicznym
rozpoznaniem SMA typu 1 lub pacjentdéw z rdzeniowym zanikiem miesni 5q z bialleliczng mutacja
genu SMN1 i z nie wiecej niz 3 kopiami genu SMN2, a propozycje oceny przedstawit Michat
Mysliwiec.

7) W zakresie oceny leku Idefirix (imlifidaza) we wskazaniu: leczenie desensytyzacyjne (odczulanie)
u wysoko immunizowanych dorostych biorcéw przeszczepu nerki, a propozycje oceny przedstawit
Tomasz Mtynarski.

8) W zakresie oceny leku Ayvakyt (awaprytynib) we wskazaniu: monoterapia w leczeniu dorostych
pacjentéw z nieresekcyjnymi albo przerzutowymi nowotworami podscieliskowymi przewodu
pokarmowego (ang. gastrointestinal stromal tumour, GIST) z mutacjg D842V w genie kodujgcym
receptor alfa ptytkopochodnego czynnika wzrostu (ang. platelet-derived growth factor receptor
alpha, PDGFRA), a propozycje oceny przedstawita Anna Cieslik.

9) W zakresie oceny leku Pigray (alpelisyb) we wskazaniu: leczenie kobiet po menopauzie oraz
mezczyzn z miejscowo zaawansowanym lub rozsianym rakiem piersi HR-dodatnim, HER2-ujemnym
z mutacjg PIK3CA, a propozycje oceny przedstawit Adam Maciejczyk.

10) W zakresie oceny leku Isturisa (osilodrostat) we wskazaniu: leczenie endogennego zespotu
Cushinga u 0séb dorostych, a propozycje oceny przedstawit Dariusz Jarnutowski.

11) W zakresie oceny leku Reblozyl (luspatercept) we wskazaniu: niedokrwistos$¢ zalezna od transfuzji
z powodu zespotéw mielodysplastycznych, a propozycje oceny przedstawit Maciej Karaszewski.

Rada przeprowadzita dyskusje, w ktérej uczestniczyli:

e w zakresie leku Polivy (polatuzumab wedotyny): Rafat Nizankowski, Janusz Szyndler oraz Anna
Greziak;

e w zakresie leku Givlaari (giwosyran sodowy): Janusz Szyndler oraz Rafat Nizankowski;

o w zakresie leku Rozlytrek (entrektynib): Janusz Szyndler, Rafat Nizankowski, Anna Greziak i Rafat
Suwinski;

e w zakresie oceny leku Zolgensma (onasemnogen abeparwowek): Rafat Nizankowski, Michat
Mysliwiec, Anetta Undas oraz Anna Greziak.

W wyniku dalszej czesci dyskusji, w ktdrej wzieli udziat: Rafat Nizankowski, Anna Greziak, Adam
Maciejczyk, Maciej Karaszewski, Jakub Pawlikowski, Michat Mysliwiec, Tomasz Miynarski, Anetta
Undas, Piotr Szymanski oraz Janusz Szyndler, Rada wskazata technologie, ktdre powinny znalezé
sie na liscie technologii lekowych o wysokim poziomie innowacyjnosci oraz sformutowata tres¢ opinii.

Prowadzacy zarzadzit gtosowanie, w wyniku ktdrego Rada jednogtosnie (15 gtoséw ,za”) uchwalita
opinie (zatacznik nr 1 do protokotu).

Ad 4. Prowadzacy zakonczyt posiedzenie o godzinie 13:00.
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Opinia Rady Przejrzystosci
nr51/2021 z dnia 31 marca 2021 roku
w sprawie listy technologii lekowych o wysokim poziomie
innowacyjnosci przygotowywanej przez Ministra Zdrowia

Rada Przejrzystosci dokonata oceny wszystkich technologii zawartych na wykazie
lekow o wysokim poziomie innowacyjnosci, przygotowanym przez Agencje Oceny
Technologii Medycznych i Taryfikacji, ktore uwaza za innowacyjne w roznym
stopniu.

Rada Przejrzystosci uwaza, Ze priorytetowo nalezy traktowac nastepujgce
4 technologie medyczne:

1. Zolgensma (onasemnogen abeparwowek) we wskazaniu: rdzeniowy zanik

miesni (ang. spinal muscular atrophy, SMA) 5q z bialleliczng mutacjg genu
SMN1 i klinicznym rozpoznaniem SMA typu 1 lub pacjentow z rdzeniowym
zanikiem miesni 5q z biallelicznqg mutacjg genu SMN1 iz nie wiecej niz
3 kopiami genu SMIN2.
Jest to innowacyjna terapia genetyczna moggca prowadzic¢ do radykalnej
poprawy przebiegu SMA typu 1. Ogromny koszt moze zostac zmniejszony
w rachunku wieloletnim, dzieki mozliwemu zmniejszeniu wydatkow
na obecnie stosowany u tych pacjentow lek — nusinersen.

2. Givlaari (giwosyran sodowy) we wskazaniu: ostra porfiria wgtrobowa
u dorostych i mtodziezy w wieku od 12 lat.

Jest to innowacyjna terapia genetyczna moggca prowadzic¢ do radykalnej
poprawy przebiegu ostrej porfirii wqtrobowej.

3. Idefirix (imlifidaza) we wskazaniu: leczenie desensytyzacyjne (odczulanie)
u wysoko immunizowanych dorostych biorcow przeszczepu nerki.

Lek ten daje szanse na rozwigzanie niezaspokojonej potrzeby medycznej,
umozliwia przeszczepienie nerki od zmartego dawcy u wysoce uczulonych
pacjentow.

W pierwszym okresie stosowania leku zasadne jest takie ograniczenie
warunkdow wiqgczania do leczenia, by obejmowato ono pacjentow
0 najwyzszym poziomie immunizacji, u ktdorych wystepujq najwieksze
trudnosci ze znalezieniem dawcy narzqgdu.
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4. Pretomanid FGK/Drovprela (pretomanid) we wskazaniu: gruzlica
lekooporna (MDR, XDR).

Lek ten ma wysokq skutecznos¢ w wielolekoopornej gruZlicy (MDR, XDR),
a koszt leczenia i wptyw na budzet, ze wzgledu na niewielkq populacje, jest
umiarkowany.

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 40a ust. 5 ustawy z 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2021 r., poz. 523), z
uwzglednieniem opracowania zbiorczego nr: BP.425.1.2021 ,PODSUMOWANIE WYNIKOW DLA TECHNOLOGII
LEKOWYCH ZAKWALIFIKOWANYCH DO OCENY W RAMACH OPRACOWANIA WYKAZU TECHNOLOGII LEKOWYCH
O WYSOKIM POZIOMIE INNOWACYJNOSCI”, data ukoriczenia 19 lutego 2021 .



