Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji
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Protokot nr 41/2021
z posiedzenia Rady Przejrzystosci
w dniu 30 sierpnia 2021 roku
w formie wideokonferenc;ji

Piotr Szymanski otworzyt posiedzenie o godzinie 10:05.

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

Dorota Kilariska
Adam Maciejczyk
Tomasz Mtynarski
Jakub Pawlikowski
Tomasz Romanczyk
Piotr Szymanski

No v ks wDNeR

Janusz Szyndler

Cztonkowie Rady nieobecni na posiedzeniu:

1. Artur Zaczynski

Proponowany porzadek obrad:

1.

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

Przygotowanie stanowiska w sprawie oceny $rodka spozywczego specjalnego przeznaczenia
zywieniowego Neocate Syneo we wskazaniu: postepowanie dietetyczne u niemowlat i dzieci
w ciezkiej alergii na biatka mleka krowiego oraz ztozonej nietoleranc;ji biatek pokarmowych.

Przygotowanie opinii o projekcie programu polityki zdrowotnej jednostki samorzadu
terytorialnego: ,,Gminny Program Polityki Zdrowotnej w zakresie przeciwdziatania zakazeniom
meningokokowym w Gminie Pilchowice”.

Przygotowanie opinii w sprawie objecia refundacjg lekdw zawierajgcych substancje czynng
doxazosinum we wskazaniach: przewlekta choroba nerek u dzieci do 18 roku zycia; neurogenna
dysfunkcja pecherza u dzieci do 18 roku zycia; nieneurogenna dysfunkcja pecherza u dzieci
do 18 roku zycia.

Przygotowanie opinii w sprawie objecia refundacja lekdw zawierajgcych substancje czynng
valganciclovirum we wskazaniu: dla postaci leku — tabletki: zakazenia wirusem cytomegalii
po transplantacji narzadéw lub szpiku - leczenie; zakazenia wirusem Ebsteina-Barr
po transplantacji narzadéw lub szpiku — leczenie; a dla postaci leku — proszek do sporzadzania
roztworu doustnego: zakazenia wirusem cytomegalii po transplantacji narzagdéw lub szpiku —
leczenie — w przypadku udokumentowanych przeciwwskazan do stosowania walgancyklowiru
w statej doustnej postaci farmaceutycznej; zakazenia wirusem Ebsteina-Barr po transplantacji
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narzgdéw lub szpiku — leczenie —w przypadku udokumentowanych przeciwwskazan do stosowania
walgancyklowiru w statej doustnej postaci farmaceutyczne;j.

6. Zakonczenie posiedzenia.
Ad 1. Zaden z cztonkéw Rady nie zadeklarowat konfliktu intereséw.
Rada jednogtosnie (7 gtoséw ,za”) przyjeta zaproponowany porzadek obrad.

Ad 2. Analityk Agencji przedstawit dane w zakresie srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia
zywieniowego Neocate Syneo (wniosek refundacyjny) we wskazaniu dot. postepowania dietetycznego
w ciezkiej alergii na biatka mleka krowiego oraz ztozonej nietolerancji biatek pokarmowych,
a propozycje stanowiska Rady przedstawit Tomasz Romanczyk.

W dyskusji Rady i ustalaniu tresci uchwaty uczestniczyli: Tomasz Romanczyk, Piotr Szymanski,
Janusz Szyndler, Dorota Kilariska i Jakub Pawlikowski.

Prowadzacy zarzadzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada jednogtosnie (7 oséb obecnych) uchwalita
pozytywne stanowisko (zatacznik nr 1 do protokotu).

Ad 3. Analityk Agencji oméwit zatozenia programu polityki zdrowotnej gm. Pilchowice dot. zakazen
meningokokowych, a propozycje opinii Rady przedstawit Tomasz Mtynarski.

Wobec braku gtoséw w dyskusji, Prowadzacy zarzadzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada
jednogtosnie (7 oséb obecnych) uchwalita pozytywng opinie (zatacznik nr 2 do protokotu).

Ad 4. Janusz Szyndler przedstawit projekt opinii Rady, odnoszacy sie do lekdw zawierajgcych substancje
czynng doxazosinum we wskazaniach dot. przewlektej choroby nerek u dzieci, neurogennej dysfunkcji
pecherza u dzieci oraz nieneurogennej dysfunkcji pecherza u dzieci.

Wobec braku gtoséw w dyskusji, Prowadzacy zarzadzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada
jednogtosnie (7 oséb obecnych) uchwalita pozytywng opinie (zatgcznik nr 3 do protokotu).

Ad 5. Propozycje opinii Rady w zakresie lekéw zawierajgcych substancje czynng valganciclovirum
we wskazaniach dot. zakazen wirusem cytomegalii po transplantacji narzagdéw lub szpiku oraz zakazen
wirusem Ebsteina-Barr po transplantacji narzagddow lub szpiku przedstawit Adam Maciejczyk.

Wobec braku gtoséw w dyskusji, Prowadzacy zarzadzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada
jednogtosnie (7 oséb obecnych) uchwalita pozytywng opinie (zatgcznik nr 4 do protokotu).

Ad 6. Prowadzacy zakonczyt posiedzenie o godzinie 11:31.
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Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 107/2021 z dnia 30 sierpnia 2021 roku
w sprawie oceny srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia
zywieniowego Neocate Syneo we wskazaniu: postepowanie
dietetyczne u niemowlat i dzieci w ciezkiej alergii na biatka mleka
krowiego oraz ztozonej nietolerancji biatek pokarmowych

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne objecie refundacjq srodka spozywczego
specjalnego przeznaczenia Zzywieniowego Neocate Syneo, proszek, 400 gram,
kod GTIN: 5016533654677, we wskazaniu: postepowanie dietetyczne
u niemowlqt i dzieci w ciezkiej alergii na biatka mleka krowiego oraz zfozonej
nietolerancji biatek pokarmowych, jako srodka dostepnego w aptece na recepte,
w ramach nowej grupy limitowej i wydawanie go za odptatnoscig ryczattowq.

Rada Przejrzystosci nie zgtasza uwag do propozycji instrumentu dzielenia ryzyka.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Szacuje sie, ze odsetek niemowlqt i dzieci z objawami alergii pokarmowej wynosi
6-8%, natomiast czestos¢ alergii na biatka mleka krowiego, potwierdzonych
oceng immunologicznq i probami eliminacyjnymi, wynosi 2- 3%.

Odnalezione wytyczne, zarowno polskie, jak i zagraniczne lub miedzynarodowe,
wskazujq, Zze w przypadku wystepowania objawdw alergii na pokarm (najczesciej
mleko krowie), nalezy zaczqc¢ podawac preparaty mlekozastepcze. W pierwszej
linii zalecane sq mieszanki zawierajgce hydrolizaty biatek mleka (eHF), ktdre
w wiekszosci przypadkow alergii na mleko sq akceptowane przez pacjentow.
Szacuje sie, ze u okoto 10% chorych wystepuje ciezka postac alergii. W takich
przypadkach, jako drugq linie leczenia, nalezy podawac mieszanki elementarne —
zawierajgce mieszanke aminokwasow (AAF).

Wg Konsultanta Krajowego w dziedzinie gastroenterologii dzieciecej, sposrod
narodzonych ok. 400 tys. dzieci, rocznie 0,5-1% ma alergie na biatko mleka
krowiego. Oceniana technologia bytaby zastosowana po objeciu jej refundacjq
u ok. 3 tys. pacjentow z ciezkq alergig na biatka mleka krowiego oraz u ok. 500
pacjentow ze ztozonq nietolerancjq biatek pokarmowych.

Preparat Neocate Syneo (mieszanka elementarna, AAF, ang. amino acids
formula) + synbiotyk, tj. Bifidiobacterium breve M-16V, jako probiotyk,
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i ScFOS/IcFOS — krotkie i dtugie taricuchy fruktooligosacharydow (ang. short chain
fructooligosaccharides/long chain fructooligosaccharides) jako prebiotyk),
ma dziatanie modyfikujgce zaburzonqg w alergii na biatka mleka krowiego
mikrobiote przewodu pokarmowego chorych dzieci. Dodanie synbiotyku
do mieszanki elementarnej ma wiekszy efekt kliniczny niz pro i prebiotyki osobno,
bo w przypadku synbiotykdw prebiotyk selektywnie stymuluje kolonizacje
probiotyku.

Whnioskodawca wskazuje, iz dodatkowy efekt zdrowotny ptyngcy ze stosowania
mieszanki elementarnej (AAF) z synbiotykiem (produkt Neocate Syneo), zamiast
AAF bez synbiotyku, to nizsze ryzyko hospitalizacji z powodu infekcji i infestacji
dzieki zmianom w mikrobiocie jelitowej.

Whnioskowane wskazanie refundacyjne Ssrodka spozywczego specjalnego
przeznaczenia Zywieniowego (ssspz) Neocate Syneo jest wskazaniem weziszym
niz wskazanie rejestracyjne i obejmuje postepowanie dietetyczne u niemowlgt
i dzieci w ciezkiej alergii na biatka mleka krowiego oraz ztoZzonej nietolerancji
biatek pokarmowych.

Dowody naukowe

Mieszanki elementarne (AAF) sq wskazane w pierwszej linii w przypadku bardzo
ciezkich  przypadkdéw  reakcji  alergicznych  (reakcje  anafilaktyczne),
eozynofilowego zapalenia przetyku, enteropatii, zespotu Heinera oraz zaburzen
wzrastania.

Do przeglqdu systematycznego wnioskodawcy wiqgczono 3 pierwotne badania
z randomizacjq: badanie PRESTO ( , Chatchatee 2019 abstrakt)
i badanie ASSIGN (Candy 2018, Fox 2019, Wopereis 2019), w ktdrych oceniang
interwencje porownywano z produktem Neocate LCP oraz badanie Burks 2015
(wytgczony z dalszej oceny-komparator nierefundowany w Polsce), w ktorym
oceniang interwencje poréownywano z produktem Neocate Infant DHA/ARA.

Zarowno w badaniu PRESTO, jak i w badaniu ASSIGN, réznice IS na korzysc¢
ocenianej interwencji zaobserwowano dla punktow surogatowych. Dodatkowy
efekt zdrowotny ptyngcy ze stosowania mieszanki elementarnej (AAF)
z synbiotykiem, zamiast AAF bez synbiotyku, to nizsze ryzyko hospitalizacji
z powodu infekcji i infestacji, dzieki zmianom w mikrobiocie jelitowej. Jedynq
IS réznicq zaobserwowanq w badaniu PRESTO w zakresie profilu bezpieczeristwa
byta nizsza czestos¢ wystepowania powaznych infekcji i infestacji w ramieniu
pacjentdw stosujgcych produkt Neocate Syneo (9% vs. 20%; OR=0,38 (0,15, 0,96);
p=0,036; NNH = 9). W badaniu ASSIGN zaobserwowano IS rdznice na korzys¢
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ocenianej interwencji w zakresie czestosci wystepowania infekcji ucha
(0% vs. 20%; OR=0,05 (0,003; 0,98); p=0,048;, NNH=5) oraz koniecznosci
stosowania lekéow wspomagajgcych: przeciwinfekcyjnych  podawanych
systemowo (8,6% vs. 33,3%; OR=0,19 (0,05, 0,74); p=0,02;, NNH=4),
dermatologicznych (17,1% vs. 45,7%; OR=0,25 (0,08; 0,74); p=0,013; NNH=4)
oraz emolientdw i innych srodkow ochronnych na skore (5,7% vs. 28,6%; OR=0,15
(0,03; 0,75); p =0,021; NNH=5).

Opisano 2 opracowania wtdrne: przeglgd systematyczny w metaanalizqg
Sorensen 2021, w ktorym oceniano skutecznos¢ mieszanek AAF z dodatkiem
synbiotyku z AAF bez synbiotyku w populacji pacjentow pediatrycznych z alergiq
na biatka mleka krowiego oraz przeglgd systematyczny Keulers 2020, ktdrego
wyniki zaprezentowano w postaci posteru na konferencji FAAM — EUROBAT
2020, a ktérego celem byto porownanie mieszanek AAF z dodatkiem synbiotyku
z AAF bez synbiotyku w zakresie czestosci infekcji ucha oraz koniecznosci
stosowania lekdw z tym zwiqzanych w populacji pacjentow pediatrycznych
zalergiq na mleko krowie. W przeglgdzie systematycznym Sorensen 2021,
wifgczonym do analizy klinicznej wnioskodawcy, autorzy wskazujg na niisze
ryzyko hospitalizacji z powodu infekcji.

Problem ekonomiczny

Wedtug danych NFZ, liczba pacjentow ponizej 18 r.z. (unikalne numery PESEL),
u ktorych  zrefundowano srodki spozywcze specjalnego przeznaczenia
Zywieniowego (Neocate LCP, Neocate Junior, Nutramigen PURAMINO
i Nutramigen PURAMINO Junior) wynosita: 11 120 oséb w 2017 r., 13 815 osob
w 2018r., 15126 0sob w 2019 r. oraz 13 537 0séb w 2020 r.

Zgodnie z oszacowaniami wnioskodawcy, bez uwzglednienia RSS, stosowanie
srodka spoZzywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego Neocate Syneo
(preparat AAF z synbiotykiem) w miejsce preparatow AAF bez synbiotyku jest
drozsze

W przypadku uwzglednienia RSS, stosowanie srodka spozywczego specjalnego
przeznaczenia Zywieniowego Neocate Syneo (preparat AAF z synbiotykiem)
w miejsce preparatow AAF bez synbiotyku jest

, zarowno z perspektywy NFZ, jak i wspdlnej. Oszacowany
ICUR dla tego porownania wynidst z perspektywy NFZ oraz

z perspektywy wspdlnej.

Przy uwzglednieniu w ramieniu komparatora wytgcznie produktu Neocate
LCP ssspz Neocate Syneo jest drozszy od wybranego
komparatora, a oszacowany ICUR znajduje sie znacznie powyZej progu
optacalnosci. Z kolei w wariancie z RSS ICUR wynosi
z perspektywy NFZ, natomiast z perspektywy wspdlnej
Uwzglednienie instrumentu dzielenia ryzyka powoduje
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z analizy podstawowej — terapia Neocate Syneo

Wyniki analizy wptywu na budzet wnioskodawcy

Gtowne argumenty decyzji

Neocate Syneo jest dietetycznym srodkiem spoZywczym specjalnego
przeznaczenia, ztoZonym z mieszaniny wolnych aminokwasow z dodatkiem
dtugotaricuchowych  wielonasyconych  kwasow  ttuszczowych,  kwasu
dokozaheksaenowego i kwasu arachidonowego oraz synbiotyku. Znajduje
zastosowanie u niemowlqt i dzieci w ciezkiej alergii na biatka mleka krowiego
oraz ztozonej nietolerancji biatek pokarmowych. Dodanie synbiotyku
do mieszanki elementarnej ma wiekszy efekt kliniczny niz pro i prebiotyki osobno,
bo w przypadku synbiotykow prebiotyk selektywnie stymuluje kolonizacje
probiotyku. Dodatkowy efekt zdrowotny, ptynqcy ze stosowania mieszanki
elementarnej (AAF) z synbiotykiem (produkt Neocate Syneo), zamiast AAF
bez synbiotyku, to nizsze ryzyko hospitalizacji z powodu infekcji i infestacji dzieki
zmianom w mikrobiocie jelitowej.
Stosowanie Neocate Syneo (preparat AAF z synbiotykiem) w miejsce preparatow
AAF bez synbiotyku, z uwzglednieniem proponowanego mechanizmu RSS, jest
, zarowno z perspektywy NFZ, jak i wspdlnej.
Opinia Rady jest zgodna z opiniq Rady Przejrzystosci nr 34/2014
zdn. 28.01.2014 r., uznajqcq za zasadne tworzenie odrebnych grup limitowych,
w celu réownej dostepnosci do poszczegolnych ssspz. Niezaleznie od tego, Rada
uznaje za wifasciwe opracowanie jednolitego systemu refundacji wszystkich
Ssspz, pozwalajgcego na lepszq kontrole wydatkow ptatnika publicznego.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt. 2 ustawy o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2021 r., poz. 523),
w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 2 ustawy z 27 sierpnia 2004 r. o Swiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych
ze Srodkéw publicznych (Dz. U. z 2021 r., poz. 1285, z pdzn. zm.), z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej
nr: 0T.4230.12.2021 ,Wniosek o objecie refundacjag srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia
zywieniowego Neocate Syneo we wskazaniu: postepowanie dietetyczne u niemowlat i dzieci w ciezkiej alergii
na biatka mleka krowiego oraz ztozonej nietolerancji biatek pokarmowych”; data ukonczenia: 19.08.2021 r.



KARTA NIEJAWNOSCI

Dane zakreslone kolorem Zoltym stanowiq informacje publiczne podlegajqce wylqczeniu
ze wzgledu na tajemnice przedsigbiorcy Nutricia Polska Sp. z 0.0.

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

Podstawa prawna wylgczenia jawnosci: art. 5 ust. 2 ustawy z dnia 6 wrzesnia 2001 r.
o dostepie do informacji publicznej (Dz. U. 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: Nutricia Polska Sp. z o.0.
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Opinia Rady Przejrzystosci
nr 124/2021 z dnia 30 sierpnia 2021 roku
o projekcie programu ,,Gminny Program Polityki Zdrowotnej
w zakresie przeciwdziatania zakazeniom meningokokowym
w Gminie Pilchowice”

Rada Przejrzystosci pozytywnie opiniuje projekt programu polityki zdrowotnej
,Gminny Program Polityki Zdrowotnej w zakresie przeciwdziatania zakazeniom
meningokokowym w Gminie Pilchowice”, pod warunkiem uwzglednienia uwag
Rady oraz uwag zawartych w raporcie AOTMIT.

Uzasadnienie

Inwazyjna choroba meningokokowa (IChM) jest ciezkq, gwaftownie postepujgcg
chorobg bakteryjng, wywotang przez wtargniecie dwoinek Neisseria meningitidis
do krwi i/lub osrodkowego uktadu nerwowego. IChM jest najczestszq postaciq
zakazern meningokokowych, zwykle przebiega jako sepsa (posocznica), ropne
zapalenie opon mdzgowo-rdzeniowych lub potgczenie sepsy z rownoczesnym
zapaleniem opon mozgowych. Nawet w przypadku wczesnego zdiagnozowania
choroby i zastosowania odpowiedniego leczenia, zakazenie koriczy sie zgonem
w 5-10% przypadkow, zazwyczaj w przeciggu 24-48h od wystgpienia objawdw.
Oceniany projekt wpisuje sie w priorytet ,, zwiekszenie skutecznosci zapobiegania
chorobom zakaznym i zakazeniom, w tym przeciwdziatanie skutkom
nieprawidtowej antybiotykoterapii”, wymieniony w rozporzqdzeniu Ministra
Zdrowia z dnia 27 lutego 2018 r.

Gfowne zatozenie opiniowanego programu to: ,zmniejszenie liczby zakazen
Neisseria meningitidis typu A,C W135, Y w tym IChM oraz hospitalizacji
wywotanych IChM wsrdd dzieci urodzonych w 2021 oraz w roku 2015 z gminy
Pilchowice o 50% w okresie realizacji programu w latach 2022-2023”. Program
jest adresowany do dzieci powyzej 12 m.z. oraz dzieci 7-letnich. W kolejnych
latach programu wiqgczane bedq kolejne roczniki. Objecie szczepieniem dzieci
zrocznika 2015 stanowi kontynuacje obecnie realizowanego programu
zdrowotnego, dotyczgcego szczepienia przeciwko bakteriom meningokokowym
grupy C. Przewidywana liczba osob mogqcych wzig¢ udziat w realizacji programu
to 230 osob. W planach dotyczgcych kosztow programu zatozono zaszczepienie
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80% populacji docelowej, czyli 184 osoby rocznie, a 368 0sob w czasie trwania
catego programu.

Whnioskodawca planuje wybdr jednostek realizujgcych program w drodze
konkursu. Pierwszym z etapow programu bedzie kampania informacyjna,
prowadzona za posrednictwem strony internetowej gminy i jednostek
jej podlegtych, placowek dziennej opieki nad dzie¢mi oraz gabinetow POZ, a takze
lokalnych i regionalnych mediow. Interwencja obejmie badanie lekarskie,
podanie jednej dawki skoniugowanej szczepionki przeciw Neisseria meningitidis
typu A, C, W-135iY, dokumentacje procedury, postepowanie z odpadami, a takze
edukacje w zakresie profilaktyki zakazern meningokokami oraz postepowania
w przypadku wystgpienia odczynu poszczepiennego.

Zgodnie z Programem Szczepienn Ochronnych na 2021 r., szczepienia przeciwko
meningokokom wskazuje sie jako szczepienia zalecane m.in. niemowletom
od ukonczenia 2 miesigca zycia, dzieciom i osobom dorostym narazonym
na ryzyko IChM (m.in. osoby przebywajgce w zbiorowiskach) oraz dzieciom
i osobom dorostym z wrodzonymi niedoborami odpornosci.

We wszystkich odnalezionych rekomendacjach zaleca sie szczepienia ochronne
przeciwko IChM. Istniejg natomiast rozbieznosci dotyczqce przeprowadzania
rutynowych szczepienn przeciwko meningokokom w rdznych kategoriach
wiekowych. Wymienia sie w tej mierze zwtaszcza dziecii niemowleta w przedziale
miedzy 2 miesigcem Zycia a 2 rokiem zycia (ACIP 2020, AGDOH 2020, PHAC 2020,
ATAGI 2018, SITKO 2017, WHO 2015, GoC 2015, AAP 2014, PIDAC 2014, JCVI
2014) bgdz miedzy 6 a 24 miesigcem Zycia (PHAC 2015, STIKO 2014, MLF 2012,
NCIRS 2009, FEMS 2007). Nastepnq grupg docelowq wskazywanq przez
towarzystwa naukowe jest mtodziez miedzy 10 a 19 r.z. (ACIP 2020, CDC 2020,
PHAC 2020, AGDOH 2020, ATAGI 2018, SITKO 2017, AAP 2016, GoC 2015, JCVI
2014, PIDAC 2014). Jedno z towarzystw rekomenduje rozszerzenie przedziatu
wiekowego grupy szczepiennej o dzieci w wieku do 4 r.z. (JCVI 2014). Kolejne
towarzystwo rekomenduje szczepienia niemowlgt ponizej 2 m.z., dzieci miedzy
2 a 10 r.z. oraz mtodziezy miedzy 11 a 17 r.z. (PIDAC 2014). Inne zas wskazuje
na grupe dzieci od 2 do 9 r.z. (GoC 2015). Postuluje sie wreszcie, by zaszczepic
przeciwko omawianej chorobie dzieci i dorostych do 29 r.z. (WHO 2015).

Wiekszos¢ organizacji naukowych zaleca szczepienia przeciwko 5 grupom
serologicznym: A, B, C, Y oraz W-135. Metaanaliza McMillan 2020 wskazuje,
ze podanie szczepionki MenACWY istotnie statystycznie zmniejsza szanse
wystgpienia IChM.

W ramach dziatan profilaktycznych, nacelowanych na chorobe meningokokowg,
zaleca sie tez realizowanie dziatan edukacyjnych, skupionych na uswiadamianiu
rodzicéw/opiekunow o ryzyku zdrowotnym zwigzanym z tq chorobgq (ACIP 2020).
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W opinii Rady Przejrzystosci nr 75/2021 z dnia 21 czerwca 2021 r. w sprawie
zalecanych technologii medycznych, dziatan przeprowadzanych w ramach
programow polityki zdrowotnej oraz warunkow realizacji tych programow
dotyczgcych profilaktyki zakazern meningokokowych, stwierdzono zasadnos¢
finansowania szczepien przeciwko meningokokom, poprzedzonych badaniem
lekarskim i potgczonych z dziataniami edukacyjnymi, przede wszystkim
w grupach dzieci w wieku od 2 miesiecy do 5 lat, zas w innych grupach wiekowych
U 0so0b obarczonych czynnikami ryzyka, stosownie do ChPL poszczegdlnych
preparatow.

Oceniany projekt przewiduje ocene zgtaszalnosci do programu. W zakresie oceny
jakosci swiadczern wnioskodawca zaplanowat przeprowadzenie anonimowej
ankiety satysfakcji. Do projektu zatgczono wzor ankiety. W ramach ewaluacji
ma zostac przeprowadzona analiza poziomu wyszczepienia populacji docelowej
oraz dtugofalowej zmiany w liczbie zachorowan i hospitalizacji wywotanych
zgodnie z danymi z rejestrow publicznych. Ewaluacja programu powinna opierac
sie na porownaniu stanu sprzed wprowadzenia dziatarn w ramach programu,
a stanem po jego zakonczeniu, co zostato uwzglednione w projekcie.

Koszt jednostkowy zostat oszacowany w projekcie programu na 190 zt (lekarskie
badanie kwalifikacyjne, wykonanie szczepienia wybranq szczepionkgq, utylizacja
odpaddw, przekazanie materiatow edukacyjnych, przeprowadzenie ankiety,
prowadzenie i sprawozdanie dokumentacji w programie). Dodatkowo wskazano
koszty akcji informacyjno-promocyjnej (200 zt rocznie) oraz monitorowania
i ewaluacji (300 zt). Catkowity budzet programu oszacowano 70 920 zt (35 460 zt
rocznie). W projekcie wskazano, Ze rzeczywisty koszt realizacji programu moze
ulec zmianie, ze wzgledu na mozliwosci budzetu gminy oraz zmiennq liczbe
uczestnikow programu. Program ma zostac¢ sfinansowany ze Srodkow
pochodzgcych z budzetu gminy Pilchowice.

Podstawowe uwagi, ktore mozna podnies¢ pod adresem ocenianego programu:

e W tresci programu odwotano sie do nieaktualnego Programu Szczepien
Ochronnych.

e W ramach celu gtownego zatozono m.in. zmniejszenie liczby hospitalizacji
wywotanych IChM o 50% , co trudno uznac za realne, skoro program bedzie
realizowany w niewielkiej gminie, a w 2020 r. w catym wojewddztwie
odnotowano 9 przypadkow hospitalizacji zwiqzanych z IChM.

e Jesli chodzi o cele szczegotowe, to cel nr 1 nie odnosi sie do efektu
zdrowotnego. Cel nr 2 jest trudny do zrealizowania ze wzgledu na niewielkg
liczbe przypadkow choroby w regionie. Cel nr 3 stanowi w istocie powielenie
zatozenia gtdownego. Cel nr 4 dotyczqcy podniesienia swiadomosci jest
niemierzalny, skoro w projekcie nie zaplanowano przeprowadzenia pre- i post-
testu, a zatem nie bedzie mozliwy pomiar przyrostu wiedzy.
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e Dwa z przyjetych wskaZnikow nie spetniajq funkcji miernika efektywnosci
(mogq natomiast zostac¢ wykorzystane podczas monitorowania programu).

e Pierwszy ze wskazanych w ramach ewaluacji wskaznikow odnosi sie bardziej
do oceny zgtaszalnosci.

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 srodkow publicznych (Dz. U. z 2021 r., poz. 1285, z pdzn.
zm.), z uwzglednieniem raportu nr 0T.431.65.2021 ,Gminny Program Polityki Zdrowotnej w zakresie
przeciwdziatania zakazeniom meningokokowym w Gminie Pilchowice” realizowany przez: Gmine Pilchowice,
Warszawa, sierpien 2021 oraz z raportem nr OT.434.4.2021 , Profilaktyka zakazenn meningokokowych” z czerwca
2021r.



Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 125/2021 z dnia 30 sierpnia 2021 roku
w sprawie refundacji lekdw zawierajgcych substancje czynng
doxazosinum w zakresie wskazan do stosowania lub dawkowania,
lub sposobu podawania odmiennych niz okreslone w Charakterystyce
Produktu Leczniczego

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadng kontynuacje refundacji lekow
zawierajgcych substancje czynng doxazosinum, w zakresie wskazan
do stosowania Ilub dawkowania, Ilub sposobu podawania odmiennych
niz okreslone w Charakterystyce Produktu Leczniczego, tj. przewlekta choroba
nerek u dzieci do 18 roku zycia; neurogenna dysfunkcja pecherza u dzieci
do 18 roku zycia; nieneurogenna dysfunkcja pecherza u dzieci do 18 roku zycia.

Uzasadnienie

Przedmiotem wniosku jest ocena zasadnosci dalszego finansowania doksazosyny
we wskazaniach pozarejestracyjnych (off-label): przewlekta choroba nerek
u dzieci do 18 roku Zycia; neurogenna dysfunkcja pecherza u dzieci do 18 roku
zycia; nieneurogenna dysfunkcja pecherza u dzieci do 18 roku zycia. W opinii
zroku 2018 (321/2018) Rada Przejrzystosci uznata finansowanie doksazosyny
za niezasadne w pierwszym ze wskazan, a zasadne w dwoch pozostatych.

W wytycznych klinicznych (EAU/ESPU 2019, aktualizacja EAU 2021) oraz (ICCS
2018) wymienia sie doksazosyne jako opcje terapeutyczng w leczeniu
neurogennej/nieneurogennej dysfunkcji pecherza w populacji pediatrycznej
(publikacje Austin, 1999; Cain, 2003; El-Hefnawy, 2012; Yucel, 2005). Wytyczne
kliniczne KDIGO 2021 i PTNT2019, dotyczgce leczenia nadcisnienia tetniczego
towarzyszqcego przewlektej chorobie nerek, nie wymieniajq doksazosyny wsrod
lekow stosowanych w pediatrii pediatrycznej, niemniej w wytycznych NHLBI,
2011 wskazuje sie na takqg mozliwosé, podkreslajgc rownoczesnie
niewystarczajqcq ilos¢ danych dotyczqcych tego wskazania.

Podsumowujqc, dostepne dane niskiej jakosci oraz wytyczne kliniczne wskazujqg
na zasadnos¢ kontynuowania finansowania doksazosyny we wnioskowanych
wskazaniach pozarejestracyjnych.
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Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 40 ustawy o refundacji lekow, srodkdw spozywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2021 r., poz. 523), 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.z2021r.,
poz. 1285, z pézn. zm.), z uwzglednieniem opracowania na potrzeby oceny zasadnosci dalszego finansowania
lekéw zawierajacych dang substancje czynng we wskazaniach innych niz wymienione w Charakterystyce
Produktu Leczniczego nr: 0OT.4221.15.2021 (Aneks do opracowania nr: 0T.4321.11.2018) ,Doksazosyna
we wskazaniach: przewlekta choroba nerek u dzieci do 18 roku zycia; neurogenna dysfunkcja pecherza u dzieci
do 18 roku zycia; nieneurogenna dysfunkcja pecherza u dzieci do 18 roku zycia”. Data ukoniczenia: 25.08.2021 r.



Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 126/2021 z dnia 30 sierpnia 2021 roku
w sprawie refundacji lekow zawierajgcych substancje czynng
valganciclovirum w zakresie wskazan do stosowania lub dawkowania,
lub sposobu podawania odmiennych niz okreslone
w Charakterystyce Produktu Leczniczego

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadng kontynuacje refundacji lekow
zawierajgcych substancje czynng valganciclovirum, w zakresie wskazan
do stosowania Ilub dawkowania, Ilub sposobu podawania odmiennych
niz okreslone w Charakterystyce Produktu Leczniczego, tj. (dla postaci leku):

e tabletki:

o zakazenia wirusem cytomegalii po transplantacji narzqdow lub szpiku-
leczenie;

o zakazenia wirusem Epsteina-Barr po transplantacji narzqdow lub szpiku —
leczenie;

e proszek do sporzqdzania roztworu doustnego:
o zakazenia wirusem cytomegalii po transplantacji narzqddw lub szpiku —

leczenie - w przypadku udokumentowanych przeciwwskazan
do stosowania  walgancyklowiru ~ w  stafej  doustnej  postaci
farmaceutycznej;

o zakazenia wirusem Epsteina-Barr po transplantacji narzqdow lub szpiku —
leczenie - w przypadku udokumentowanych przeciwwskazan
do stosowania  walgancyklowiru ~w  statej  doustnej  postaci
farmaceutycznej.

Uzasadnienie

W 2016 i 2018 roku RP wydata pozytywne opinie (nr 38/2016 oraz nr 322/2018)
w sprawie zasadnosci finansowania ze srodkow publicznych substancji czynnej
walgancyklowir we wskazaniach innych niz ujete w charakterystyce produktu
leczniczego, tj.: w leczeniu zakazen wirusem cytomegalii lub Epsteina-Barra,
po transplantacji narzqgdow lub szpiku.

Walgancyklowir jest prolekiem przeznaczonym do podawania doustnego, ktory
W organizmie pacjenta jest przeksztatcany do gancyklowiru. Objawowe infekcje
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wirusami cytomegqalii i Epsteina-Barr u pacjentow z przeszczepionymi narzqgdami
majq czesto, ze wzgledu na immunosupresje, ciezki przebieg. Leczone sq w takich
przypadkach w warunkach szpitalnych, a wodwczas lekiem z wyboru jest
gancyklowir podawany dozylnie. U pacjentow niewymagajgcych hospitalizacji
doustne stosowanie walgancyklowiru jest wygodniejszq formg podawania leku,
w porownaniu z dozylnymi iniekcjami gancyklowiru.

Podobnie jak w opracowaniu z 2018 roku (0OT.4321.28.2018), w wyniku
aktualizacji przeglgdu nie odnaleziono nowych badan dotyczgcych stosowania
walgancyklowiru w leczeniu zakazenia CMV lub EBV. Wyniki przedstawionej
w opracowaniu z 2015 r. (AOTMIiT-BOR-434-21/2015) metaanalizy Vaziri 2014
wskazywaty na brak istotnych statystycznie roznic miedzy walgancyklowirem
i gancyklowirem w zakresie eliminacji wiremii u pacjentow po przeszczepie
narzqddw litych.

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 40 ustawy o refundacji lekow, srodkdw spozywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2021 r., poz. 523), 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.z2021r.,
poz. 1285, z pdin. zm.), z uwzglednieniem opracowania na potrzeby oceny zasadnosci dalszego finansowania
lekéw zawierajacych dang substancje czynng we wskazaniach innych niz wymienione w Charakterystyce
Produktu Leczniczego nr 0OT.4221.37.2021(Aneks do opracowan nr: 0T.4321.28.2018, AOTMIiT-BOR-434-
21/2015) ,,Walgancyklowir we wskazaniach innych niz okreslone w ChPL”. Data ukoriczenia: 26 sierpnia 2021 r.



