Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

BP.401.25.2022.LAn
Protokot nr 23/2022
z posiedzenia Rady Przejrzystosci
w dniu 13 czerwca 2022 roku
w formie wideokonferencji

Piotr Szymanski otworzyt posiedzenie o godzinie 10:06.

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

Maciej Karaszewski
Adam Maciejczyk
Tomasz Mtynarski
Rafat Nizankowski
Tomasz Pasierski
Tomasz Romanczyk
Piotr Szymanski
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Janusz Szyndler
Monika Urbaniak

o

Cztonkowie Rady Przejrzystosci nieobecni na posiedzeniu

1. Marcin Kotakowski

Proponowany porzadek obrad:

1. Ustalenie ewentualnych konfliktéw interesdw cztonkéw Rady. Omodwienie i przyjecie porzadku
obrad Rady.

2. Ocena zasadnosci wydania uchwaty w petnym skfadzie w sprawie istotnych elementéw programéw
polityki zdrowotnej jednostek samorzadu terytorialnego w zakresie leczenia nieptodnosci metoda
zaptodnienia pozaustrojowego.

3. Przygotowanie opinii w sprawie oceny zasadnosci wprowadzenia nowego podziatu na grupy
limitowe w obszarze refundowanych opatrunkéw specjalistycznych wydawanych na recepte,
stosowanych w ranach przewlektych i pecherzowym oddzielaniu sie naskérka.

4. Przygotowanie stanowiska w sprawie oceny leku Nplate (romiplostimum) w ramach programu
lekowego: ,Leczenie dorostych chorych na pierwotng matoptytkowos$é immunologiczng (ICD-10
D69.3)".

5. Przygotowanie stanowiska w sprawie zasadnosci wydawania zgody na refundacje srodkéw
spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego MSUD Anamix Infant; MSUD Anamix
Junior; MSUD Anamix Junior LQ; MSUD Gel; MSUD Cooler; MSUD Express; MSUD Lophlex LQ
we wskazaniach: choroba syropu klonowego; deficyt beta-ketotiolazy; deficyt hydrolazy
3- hydroksyizobutrylo -CoA.

6. Przygotowanie opinii w sprawie zmian w programie lekowym: B.110 , Leczenie dinutuksymabem
beta pacjentéw z nerwiakiem zarodkowym wspétczulnym (ICD-10 C47)”.
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7. Przygotowanie opinii w sprawie zmian w programie lekowym: B.107 ,Leczenie przewlekte]
pokrzywki spontanicznej (ICD-10: L50.1)".

8. Przygotowanie opinii w sprawie zmian w programie lekowym: ,Leczenie pacjentdw z rakiem
ptaskonabtonkowym narzaddéw gtowy i szyi” zastosowanie schematu TPEx wraz z cetuksymabem
w pierwszej linii leczenia nawrotowego lub przerzutowego raka ptaskonabtonkowego narzadéw
gtowy i szyi.

9. Przygotowanie opinii o projekcie programu polityki zdrowotnej jednostki samorzadu
terytorialnego ,,Program polityki zdrowotnej dla senioréw z terenu gminy Kcynia na lata 2022-2025
»Koperta zycia — zadbaj o swoje bezpieczenstwo «".

10. Zakonczenie posiedzenia.

Ad 1. Piotr Szymanski zgtosit konflikt intereséw w zakresie pkt. 7 proponowanego porzadku obrad,
w zwigzku z czym podczas gtosowania nad ww. punktem ich gtos liczony bedzie jako wstrzymujacy.
Zaden z pozostatych cztonkdw Rady nie zadeklarowat konfliktu intereséw.

Rada jednogtosnie (9 gtoséw ,,za”) przyjeta proponowany przadek obrad.

Ad 2. Rada jednogtosnie (9 gtoséw ,,za”) przyjeta uchwate nt. koniecznosci wydania uchwaty w petnym
sktadzie w sprawie istotnych elementéw programéw polityki zdrowotnej jednostek samorzadu
terytorialnego w zakresie leczenia nieptodnosci metodg zaptodnienia pozaustrojowego.

Ad 3. Analityk Agencji przedstawit najwazniejsze informacje z raportu w sprawie zasadnosci
wprowadzenia nowego podziatu na grupy limitowe w obszarze refundowanych opatrunkéw
specjalistycznych wydawanych na recepte, stosowanych w ranach przewlektych i pecherzowym
oddzielaniu sie naskdrka.

Projekt opinii Rady przedstawit Rafat Nizankowski.

W dyskusji i formutowaniu finalnej wersji opinii Rady udziat brali: Janusz Szyndler, Rafat Nizankowski
i Piotr Szymanski.

W zwigzku z brakiem innych gtoséw, Prowadzacy zarzadzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada
jednogtosnie (9 gtosow ,,za”) uchwalita pozytywng opinie (zatacznik nr 1 do protokotu).

Ad 4. Analityk Agencji podsumowat raport w sprawie oceny leku Nplate (rwniosek refundacyjny)
w ramach programu lekowego dot. leczenia dorostych chorych na pierwotng matoptytkowosc
immunologiczng, a propozycje stanowiska przedstawit Tomasz Pasierski.

W dyskusji gtos zabrali: Piotr Szymanski, Tomasz Pasierski, Janusz Szyndler i Maciej Karaszewski.

Wobec braku innych gtoséw, Prowadzacy zarzadzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada jednogtosnie
(9 gtosami ,,za”) uchwalita pozytywne stanowisko (zatgcznik nr 2 do protokotu).

Ad 5. Analityk Agencji oméwit raport dot. srodkéow spozywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego MSUD Anamix Infant; MSUD Anamix Junior; MSUD Anamix Junior LQ; MSUD Gel; MSUD
Cooler; MSUD Express; MSUD Lophlex LQ we wskazaniach: choroba syropu klonowego; deficyt beta-
ketotiolazy; deficyt hydrolazy 3- hydroksyizobutrylo -CoA.

Propozycje stanowiska Rady przedstawita Monika Urbaniak.

W zwigzku brakiem innych gtoséw, Prowadzacy zarzadzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada
jednogtosnie (9 gloséw  ,,za” uchwalita  pozytywne/negatywne  stanowisko (zatgcznik
nr 3 do protokotu).

Ad 6. Analityk Agencji strescit raport dot. zmian w programie lekowym leczenia pacjentéw
z nerwiakiem zarodkowym wspodtczulnym, a propozycje opinii Rady przedstawit Janusz Szyndler.
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W dyskusji gtos zabrali: Maciej Karaszewski, Janusz Szyndler i Piotr Szymanski.

W zwigzku brakiem innych gtoséw, Prowadzacy zarzadzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada
jednogtosnie (9 gtosow ,,za”) uchwalita pozytywna opinie (zatacznik nr 4 do protokotu).

Ad 7. Analityk Agencji podsumowat raport dot. zmian w programie lekowym leczenia przewlekiej
pokrzywki spontanicznej, a propozycje opinii Rady przedstawit Tomasz Romanczyk.

W dyskusji gtos zabrali: Piotr Szymanski i Tomasz Romanczyk.

W zwigzku brakiem innych gtoséw, Prowadzacy zarzadzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada
jednogtosnie (8 gtoséw ,,za”, Piotr Szymanski wstrzymat sie od gtosu z uwagi na zgtoszony konflikt
intereséw) uchwalita pozytywna opinie (zatacznik nr 5 do protokotu).

Ad 8. Analityk Agencji podsumowat raport dot. zmian w programie lekowym leczenia pacjentéow
zrakiem ptaskonabtonkowym narzadéw gtowy i szyi, a propozycje opinii Rady przedstawit
Adam Maciejczyk

W zwigzku brakiem innych gtoséw, Prowadzacy zarzadzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada
jednogtosnie (9 gtosow ,,za”) uchwalita pozytywng opinie (zatacznik nr 6 do protokotu).

Ad 9. Analityk Agencji omowit program polityki zdrowotnej gminy Kcynia z zakresu dbania
0 bezpieczenstwo, a propozycje opinii Rady przedstawit Tomasz Mtynarski.

W zwigzku brakiem innych gtoséw, Prowadzacy zarzadzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada
jednogtosnie (9 gtosow ,,za”) uchwalita pozytywnga opinie (zatgcznik nr 7 do protokotu).

Ad 10. Prowadzacy zakonczyt posiedzenie o godzinie 12:54.
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Opinia Rady Przejrzystosci
nr 91/2022 z dnia 13 czerwca 2022 roku
w sprawie oceny zasadnosci wprowadzenia nowego podziatu
na grupy limitowe w obszarze refundowanych opatrunkow
specjalistycznych wydawanych na recepte

Rada Przejrzystosci uwaza za zasadne wprowadzenie nowego podziatu na grupy

limitowe, w obszarze refundowanych opatrunkdw  specjalistycznych

wydawanych na recepte, stosowanych w ranach przewlektych i pecherzowym

oddzielaniu sie naskorka, polegajgcego na przyjeciu dziesieciu grup limitowych,

obejmujgcych opatrunki:

e 220.1 stosowane niezaleznie od infekcji do ran z wysiekiem,

e 220.2 stosowane niezaleznie od infekcji do ran ze znacznym wysiekiem,

e 220.3 stosowane niezaleznie od infekcji do ran wymagajgcych hydratacji
(nawilzenia),

e 220.4 do ran zakazonych z wysiekiem,

e 220.5 do ran zakazonych ze znacznym wysiekiem,

e 220.6 do ran zakazonych, wymagajgcych hydratacji,

e 220.7 do ran bez infekcji, z wysiekiem,

e 220.8 do ran bez infekcji, wymagajqcych hydratacji,

e 220.9 do ran bez infekcji, ze znacznym wysiekiem.

Rada Przejrzystosci uwaza, iz podstawq podziatu opatrunkdw specjalistycznych

na grupy limitowe powinna byc¢ ich efektywnosc¢ kliniczna, a nie parametry

techniczne. Rada proponuje objecie petng refundacjq opatrunkow stosowanych

w pecherzowym oddzielaniu sie naskdrka, z uwagi na niezaspokojong potrzebg
w tej grupie chorych.

Uzasadnienie

W leczeniu ran przewlektych podstawowe znaczenie ma etiologia rany
i dostosowane do tego leczenie. W przewlektych ranach Zylnych
pierwszoplanowq role odgrywa wtasciwa kompresja (opatrunek uciskowy),
w leczeniu ran niedokrwiennych w pierwszej kolejnosci niezbedna jest
rewaskularyzacja (poprawienie naptywu tetniczego krwi), w neuropatycznej
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stopie cukrzycowej podstawq skutecznego leczenia jest odcigzenie konczyny,
aw przypadku ran odlezynowych zapewnienie wfasciwego cisSnienia
onkotycznego i likwidacja miejsc ucisku.

Analiza zidentyfikowanych przeglgdow systematycznych wykazata, Ze w bardzo
ograniczonym stopniu pozwalajq one wnioskowac o réznicach w skutecznosci
pomiedzy poszczegdlnymi opatrunkami specjalistycznymi. Autorzy przeglgdow
zbierajgc dane o punktach koricowych, takich jak czas do zagojenia rany,
catkowity odsetek wyleczonych ran, zapobieganie zakazeniom, jakosc Zycia, nie
uzyskiwali wynikow pozwalajgcych na wyrazne konkluzje o wyZszej skutecznosci
okreslonego typu opatrunku wzgledem innych. Przyczynq niskiej jakosci badan
byty takie czynniki jak: mata liczba uczestnikow badan pierwotnych, wysoka
niepewnosc¢ wynikow, niekompletne dane czy niewystarczajgce ramy czasowe
prob klinicznych. Nie odnaleziono przeglgdu scisle odnoszqcego sie do leczenia
pecherzowego oddzielania sie naskdrka.

Producenci  opatrunkow niejednokrotnie = podkreslajg ich  unikalnos¢
pod wzgledem technicznym i wynikajgcych z tego mechanizmow dziatania.
Nie odnaleziono jednak dobrej jakosci badan klinicznych, ktore wskazywatoby,
iz przektada sie to na znaczqce efekty kliniczne. Stosowanie specjalistycznych
opatrunkow w miejsce opatrunku podstawowego moze miec¢ znaczenie
wspomagajgce. Popularnos¢ specjalistycznych opatrunkdw moze prowadzic¢
do ich naduzywania i zaniedbywania uwzgledniania etiologii ran przewlektych.
Rozpatrujgc finansowanie opatrunkow specjalistycznych nalezatoby to czynic
w szerszym kontekscie, wszystkich aktualnie dostepnych ambulatoryjnych metod
leczenia ran przewlektych, jak przyktadowo urzgdzenia do leczenia ran ujemnym
ciSnieniem.

Wobec braku wyraznych przewag klinicznych  jednych  opatrunkdow
specjalistycznych nad innymi, nalezy dqzy¢ do mo:zliwie jak najsilniejszej
konkurencji pomiedzy podmiotami odpowiedzialnymi, co uzyska¢ mozna jedynie
przyjmujgc zasade nielicznych grup limitowych, minimalizujgc zjawisko
monopolu lub duopolu producentow w poszczegdlnych grupach.

Obecnie pacjenci z EB korzystajg z opatrunkdow bezptatnych do limitu
finansowania. Zasadnym wydaje sie by¢ rozwazenie mechanizmu, w ktorym
niweluje sie doptaty pacjentow z EB ponad limit finansowania,
tak aby nie ponosili oni dodatkowych kosztow.
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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 $rodkéw publicznych (Dz. U. z 2021 r., poz. 1285, z pézn. zm.), z uwzglednieniem aktualizacji
opracowania analitycznego AOTMIT nr: WS.4220.6.2022 ,Opracowanie analityczne — model podziatu
opatrunkdéw specjalistycznych na grupy limitowe”. Data ukonczenia: 10.06.2022 r.
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Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 55/2022 z dnia 13 czerwca 2022 roku
w sprawie oceny leku Nplate (romiplostimum) w ramach programu
lekowego: , Leczenie dorostych chorych na pierwotng
matoptytkowos¢ immunologiczng (ICD-10: D69.3)”

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne objecie refundacjq produktdow leczniczych:

e Nplate (romiplostimum), proszek i rozpuszczalnik do sporzqdzania roztworu
do wstrzykiwan, 250 mcg, 1, fiol. proszku + zestaw do rozpuszczenia leku,
kod GTIN: 05909990766994;

e Nplate (romiplostimum), proszek do sporzqgdzania roztworu do wstrzykiwan,
125 mcg, 1, fiol. proszku, kod GTIN: 08715131018139;

w ramach programu lekowego B.97 ,Leczenie dorostych chorych na pierwotng

matoptytkowos¢ immunologiczng (ICD-10: D69.3)”, w ramach istniejgcej grupy

limitowej [1206.0 Romiplostym] i wydawanie ich bezptatnie.

Rada Przejrzystosci nie zgtasza uwag do propozycji instrumentu dzielenia ryzyka.

Rada uwaza za zasadne rozwazenie ujednolicenia wskazan dla eltrombopagu
i romiplostymu oraz uzupetnienie kryteriow wtgczenia do programu dla chorych
bez splenektomii, o progowe poziomy ptytek krwi.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Pierwotna matoptytkowos¢ immunologiczna jest nabytym schorzeniem
immunologicznym, przebiegajgcym z izolowanym obnizeniem liczby ptytek
we krwi obwodowej, manifestujgcym sie gfownie krwawieniami z bton
Sluzowych. Zachorowalnos¢ roczng w ogdlnej populacji dorostych w Polsce
szacuje sie na 3,5/100 000. Grozne dla zycia krwawienia do osrodkowego uktadu
nerwowego i przewodu pokarmowego sq dosc rzadkie. W pierwszej linii leczenia
stosowane sq kortykosteroidy i immunoglobuliny, a u wybranych chorych
splenektomia, zgodnie z wytycznymi stosowana w dalszych liniach leczenia.
W kolejnych liniach leczenia stosowani sq agonisci receptora dla trombopoetyny.
Leczenie to jest juz dostepne w Polsce w programie lekowym B.97. ,Leczenie
dorostych chorych na pierwotng matoptytkowos¢ immunologiczng (ICD-10
D69.3)”, u pacjentdw z przeciwskazaniami do wykonania splenektomii dostepna
jest terapia eltrombopagiem (Revolade), natomiast w przypadku pacjentow
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Z nieskutecznq splenektomiq dostepne sq terapie eltrombopagiem (Revolade)
lub romiplostymem (Nplate). Aktualna propozycja rozszerza wskazania
do stosowania romiplostymu.

Dowody naukowe

Analiza kliniczna opiera si¢ gfownie na dwoch randomizowanych badaniach
klinicznych z grupg kontrolng, porownujgcych przyjmowanie romiplostymu
z terapig standardowq (SOC) lub z placebo (Kuter 2008a i Kuter 2010).

W badaniu randomizowanym Kuter 2008a odnotowano istotne statystycznie
zwiekszenie prawdopodobienstwa uzyskania ogdlnej odpowiedzi na leczenie,
w tym takze trwatej odpowiedzi na leczenie przy stosowaniu ROM w poréwnaniu
z PLC w populacji pacjentow z ITP z zachowangq sledzionq (88% vs 14%; RR=6,15
(95%CI: 2,14, 17,63); p<0,0001). Nie odnaleziono danych dotyczgcych
bezposredniego porownania romiplostymu do eltrombopagu w ocenianej
populacji.

Problem ekonomiczny

Gtowne argumenty decyzji

e Skutecznosc,

e Stworzenie konkurencji cenowej pomiedzy agonistami trombopoetyny.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt. 2 ustawy o refundacji lekow, srodkéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2022 r. poz. 463),
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 pdin. zm.), z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej
nr: 0T.4231.14.2022 ,Whniosek o objecie refundacjg leku Nplate (romiplostym) w ramach programu lekowego:
»Leczenie dorostych chorych na pierwotng matoptytkowos¢ immunologiczng (ICD-10:D 69.3)«”. Data ukoriczenia:
2 czerwca 2022 r.



KARTA NIEJAWNOSCI

Dane zakreslone kolorem Zoltym stanowiq informacje publiczne podlegajqce wylqczeniu
ze wzgledu na tajemnice przedsiebiorcy Amgen Sp. z 0. 0.

Zakres wylgczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem Amgen Sp. z 0. 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 pézn. 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: Amgen Sp. z 0. 0.



Rada Przejrzystosci
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Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 55/2022 z dnia 13 czerwca 2022 roku
w sprawie oceny leku Nplate (romiplostimum) w ramach programu
lekowego: , Leczenie dorostych chorych na pierwotng
matoptytkowos¢ immunologiczng (ICD-10: D69.3)”

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne objecie refundacjq produktdow leczniczych:

e Nplate (romiplostimum), proszek i rozpuszczalnik do sporzqdzania roztworu
do wstrzykiwan, 250 mcg, 1, fiol. proszku + zestaw do rozpuszczenia leku,
kod GTIN: 05909990766994;

e Nplate (romiplostimum), proszek do sporzqgdzania roztworu do wstrzykiwan,
125 mcg, 1, fiol. proszku, kod GTIN: 08715131018139;

w ramach programu lekowego B.97 ,Leczenie dorostych chorych na pierwotng

matoptytkowos¢ immunologiczng (ICD-10: D69.3)”, w ramach istniejgcej grupy

limitowej [1206.0 Romiplostym] i wydawanie ich bezptatnie.

Rada Przejrzystosci nie zgtasza uwag do propozycji instrumentu dzielenia ryzyka.

Rada uwaza za zasadne rozwazenie ujednolicenia wskazan dla eltrombopagu
i romiplostymu oraz uzupetnienie kryteriow wtgczenia do programu dla chorych
bez splenektomii, o progowe poziomy ptytek krwi.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Pierwotna matoptytkowos¢ immunologiczna jest nabytym schorzeniem
immunologicznym, przebiegajgcym z izolowanym obnizeniem liczby ptytek
we krwi obwodowej, manifestujgcym sie gfownie krwawieniami z bton
Sluzowych. Zachorowalnos¢ roczng w ogdlnej populacji dorostych w Polsce
szacuje sie na 3,5/100 000. Grozne dla zycia krwawienia do osrodkowego uktadu
nerwowego i przewodu pokarmowego sq dosc rzadkie. W pierwszej linii leczenia
stosowane sq kortykosteroidy i immunoglobuliny, a u wybranych chorych
splenektomia, zgodnie z wytycznymi stosowana w dalszych liniach leczenia.
W kolejnych liniach leczenia stosowani sq agonisci receptora dla trombopoetyny.
Leczenie to jest juz dostepne w Polsce w programie lekowym B.97. ,Leczenie
dorostych chorych na pierwotng matoptytkowos¢ immunologiczng (ICD-10
D69.3)”, u pacjentdw z przeciwskazaniami do wykonania splenektomii dostepna
jest terapia eltrombopagiem (Revolade), natomiast w przypadku pacjentow
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Z nieskutecznq splenektomiq dostepne sq terapie eltrombopagiem (Revolade)
lub romiplostymem (Nplate). Aktualna propozycja rozszerza wskazania
do stosowania romiplostymu.

Dowody naukowe

Analiza kliniczna opiera si¢ gfownie na dwoch randomizowanych badaniach
klinicznych z grupg kontrolng, porownujgcych przyjmowanie romiplostymu
z terapig standardowq (SOC) lub z placebo (Kuter 2008a i Kuter 2010).

W badaniu randomizowanym Kuter 2008a odnotowano istotne statystycznie
zwiekszenie prawdopodobienstwa uzyskania ogdlnej odpowiedzi na leczenie,
w tym takze trwatej odpowiedzi na leczenie przy stosowaniu ROM w poréwnaniu
z PLC w populacji pacjentow z ITP z zachowangq sledzionq (88% vs 14%; RR=6,15
(95%CI: 2,14, 17,63); p<0,0001). Nie odnaleziono danych dotyczgcych
bezposredniego porownania romiplostymu do eltrombopagu w ocenianej
populacji.

Problem ekonomiczny

Gtowne argumenty decyzji

e Skutecznosc,

e Stworzenie konkurencji cenowej pomiedzy agonistami trombopoetyny.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt. 2 ustawy o refundacji lekow, srodkéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2022 r. poz. 463),
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 pdin. zm.), z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej
nr: 0T.4231.14.2022 ,Whniosek o objecie refundacjg leku Nplate (romiplostym) w ramach programu lekowego:
»Leczenie dorostych chorych na pierwotng matoptytkowos¢ immunologiczng (ICD-10:D 69.3)«”. Data ukoriczenia:
2 czerwca 2022 r.



KARTA NIEJAWNOSCI

Dane zakreslone kolorem Zoltym stanowiq informacje publiczne podlegajqce wylqczeniu
ze wzgledu na tajemnice przedsiebiorcy Amgen Sp. z 0. 0.

Zakres wylgczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem Amgen Sp. z 0. 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 pézn. 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: Amgen Sp. z 0. 0.



Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 56/2022 z dnia 13 czerwca 2022 roku
w sprawie zasadnosci wydawania zgdd na refundacje srodkéw
spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego MSUD Anamix
Infant, MSUD Anamix Junior, MSUD Anamix Junior LQ, MSUD Gel,
MSUD Cooler, MSUD Express, MSUD Lophlex LQ

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne wydawanie zgod na refundacje srodkow
spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego MSUD Anamix Infant,
MSUD Anamix Junior, MSUD Anamix Junior LQ, MSUD Gel, MSUD Cooler, MSUD
Express, MSUD Lophlex LQ we wskazaniach: choroba syropu klonowego, deficyt
beta-ketotiolazy, deficyt hydrolazy 3-hydroksyizobutyrylo-CoA.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Choroba syropu klonowego (MSUD) (ang. maple syrup urine disease) jest
wrodzonqg wadg metabolizmu, w wyniku ktorej organizm nie jest w stanie
prawidfowo rozktada¢ aminokwasow rozgatezionych, takich jak leucyna,
izoleucyna i walina. Przyczynq choroby jest niedobdr lub brak aktywnosci kilku
enzymow, doktadniej mowiqc catego kompleksu enzymatycznego — tak zwanej
dehydrogenazy rozgatezionych a-ketokwasow, ktore w organizmie odpowiadajg
za rozktad aminokwasow rozgatezionych. Zaburzenie wywotane jest mutacjg
w obrebie genow: BCKDHB, BCKDHA, DBT. W MSUD zahamowanie reakcji
biochemicznych na poziomie dehydrogenazy rozgatezionych a-ketokwasow
powoduje gromadzenie sie zarowno a-ketokwasow, jak i leucyny, izoleucyny
i waliny we krwi, w ptynie moézgowo-rdzeniowym i moczu, a to z kolei wywotuje
objawy chorobowe i czesto prowadzi do zespotu intoksykacji. Choroba syropu
klonowego dziedziczy sie w sposob autosomalny recesywny.

Niedobdr beta - ketotiolazy (BKD) jest dziedziczonym autosomalnie recesywnie
zaburzeniem, w ktorym organizm nie jest w stanie skutecznie metabolizowac
aminokwasu izoleucyny. Zaburzenie to rowniez uposledza zdolnos¢ organizmu
do przetwarzania ketondow, ktdre sq czgsteczkami wytwarzanymi podczas
rozktadu ttuszczow.
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Neurodegeneracja spowodowana niedoborem hydrolazy 3 - hydroksyizobutyrylo
- CoA (ang. 3 - hydroxyisobutyryl - CoA hydrolase , HIBCH ) to rzadka choroba
metaboliczna, dziedziczona w sposob autosomalny recesywny.

Dowody naukowe

W badaniach dla MSUD wskazano, iz: suplementacja preparatami bez BCAA,
niezaleznie od drogi podania, jest bardzo skuteczna w obnizaniu
neurotoksycznych poziomdw leucyny. Profil bezpieczeristwa wydaje sie
byc¢ korzystny w obu analizowanych grupach. Biorgc pod uwage, ze podwyzszony
poziom leucyny jest stanem zagrozenia Zycia, dozylne podawanie suplementow
dietetycznych bez BCAA moze byc¢ szczegdlnie przydatng alternatywq w nagtych
przypadkach, gdy pacjent nie jest w stanie przyjg¢ lub nie toleruje leczenia
doustnego lub podania dojelitowego.

Na podstawie odnalezionych badar dla BKD i HIBCH mozna jedynie stwierdzic,
iz u chorych stosowane sq diety z ograniczong podazq wybranych aminokwasow
i biatek, bez wskazania Zzadnych konkretnych preparatdow i schematow

Problem ekonomiczny

Nie odnaleziono rekomendacji dot. srodkdw spozywczych stosowanych
we wskazaniach: choroba syropu klonowego; deficyt beta-ketotiolazy; deficyt
hydrolazy 3-hydroksyizobutrylo-CoA.

Aktualny stan finansowania w Polsce przedstawia sie nastepujgco: catkowity
koszt refundacji w 2021 r. za powyzisze Srodki spozywcze specjalnego
przeznaczenia zywieniowego MSUD Anamix Infant; MSUD Anamix Junior; MSUD
Anamix Junior LQ; MSUD Gel;, MSUD Cooler; MSUD Express; MSUD Lophlex LQ
wyniost w sumie 1 896 577,95 zt, przy czym liczba pacjentow wnioskujgcych
w 2021 r. o poszczegdlne srodki wynosita od 1 do 6 pacjentow, w zaleznosci
od danego srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia Zywieniowego.

Gtowne argumenty decyzji

Wszystkie wymienione wrodzone zaburzenia metaboliczne to choroby rzadkie.
Opinie polskich ekspertdow klinicznych co do finansowania srodkdow spozywczych
sq pozytywne.

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 2021 r., poz. 1285 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 2022 r., poz. 463), z uwzglednieniem
opracowania na potrzeby oceny zasadnosci wydawania zgody na refundacje nr: 0T.4211.4.2022 ,,MSUD Anamix
Infant, MSUD Anamix Junior, MSUD Anamix Junior LQ, MSUD Gel, MSUD Cooler, MSUD Express, MSUD Lophlex
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LQ we wskazaniach choroba syropu klonowego deficyt beta-ketotiolazy deficyt hydrolazy 3-hydroksyizobutyrylo-
CoA”. Data ukonczenia: 08.06.2022 r.



Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 92/2022 z dnia 13 czerwca 2022 roku
w sprawie zmian w programie lekowym B.110: ,Leczenie
dinutuksymabem beta pacjentéw z nerwiakiem zarodkowym
wspotczulnym (ICD-10 C47)”

Rada Przejrzystosci uwaza za zasadne wprowadzenie zmian w dotychczasowym
opisie programu lekowego B.110: ,Leczenie dinutuksymabem beta pacjentow
z nerwiakiem zarodkowym wspdtczulnym (ICD-10 C47)”.

Uzasadnienie

Minister Zdrowia przekazat Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji
(AOTMIT) zlecenie dotyczqce przygotowania materiatow analitycznych
dotyczgcych zasadnosci wprowadzenia zmian w dotychczasowym opisie
programu lekowego B.110: ,Leczenie dinutuksymabem beta pacjentow
z nerwiakiem zarodkowym wspotczulnym (ICD-10 C47)”. Dodatkowo przekazano
pismo od Zespotu koordynacji ds. leczenia dinutyksymabem beta pacjentow
z nerwiakiem zarodkowym wspdfczulnym, dotyczqce wprowadzenia zmian
w opisie programu lekowego B.110 oraz pismo od Konsultanta Krajowego
w dziedzinie onkologii i hematologii dzieciecej, zawierajgce poparcie zmian
w programie lekowym, wraz z uzasadnieniem.

Proponowane zmiany w zapisach programu lekowego koncentrujqg sie przede
wszystkim na ograniczeniu stosowania IL-2 w skojarzeniu z dinutuksymabem
beta. Proponowane zmiany sq zwigzane z danymi klinicznymi pochodzgcymi
zbadania Lode i wsp. 2019 (raport dostepny w postaci abstraktu
konferencyjnego), wskazujgcymi, Ze rezygnacja ze stosowania IL-2 nie wiqgze sie
z pogorszeniem skutecznosci leczenia z jednoczesng znaczqcq poprawq tolerancji
terapii, z ograniczeniem ciezkich dziatan niepozgdanych (gorgczki 3 i 4 stopnia,
reakcji alergicznych, toksycznosci hematologicznej i neurotoksycznosci). Nalezy
zauwazycé, ze w chwili obecnej pacjenci leczeni w programie otrzymujq
dinutuksymab beta jedynie w monoterapii, w zwiqzku z tym zmiany w programie
odzwierciedlajq jedynie aktualnie stosowanq praktyke kliniczng. Pozostafe
zmiany dotyczqg kwestii monitorowania leczenia, rezygnacji z czesci badan
dodatkowych (specyficznych dla leczenia skojarzonego), jak réwniez z czesci
badan zwiqgzanych z monitorowaniem leczenia. Wytyczne kliniczne wskazujg
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na mozliwos¢ stosowania dinutuksymabu beta w potgczeniu z cytokinami
aktywujgcymi uktad odpornosciowy — GM-CSF i IL-2. W wytycznych NCI PDQ 2022
uzasadniono wykluczenie stosowania IL-2, odwotujgc sie do zwiekszonej
toksycznosci tej kombinacji.

Eksperci kliniczni w swoich stanowiskach w cafosci popierajq wprowadzone
zmiany, wskazujgc, ze sq one odzwierciedleniem najbardziej aktualnych
standarddéw postepowania w leczeniu pacjentow z nerwiakiem zarodkowym
wspotczulnym (ICD-10 C47), a ponadto formalizujg aktualny sposob leczenia
pacjentow z nerwiakiem zarodkowym przy pomocy dinutuksymabu beta, ktory
u wszystkich pacjentow w programie jest stosowany wytgcznie w monoterapii.

Proponowane zmiany w programie nie bedq wiqzaty sie ze zwiekszeniem
populacji, ktora w 2021 roku wniosta 22 pacjentow. tgczna kwota ponoszona
na leczenie jednego pacjenta wyniosta okofo _ Wprowadzone
w programie zmiany bedqg sie wigzaty ze stosunkowo niewielkimi
oszczednosciami, na ktdre bedq sie sktadac gtownie rezygnacja z czesci badan
kontrolnych wymaganych w zwiqzku ze stosowaniem IL-2.

Podsumowujqc, Rada Przejrzystosci stoi na stanowisku, ze proponowane zmiany
w programie B.110 w catosci sq uzasadnione. Poniewaz jednak nie likwidujq
mozliwosci stosowania leczenia skojarzonego z IL-2 w przypadku opornych
postaci choroby, konieczne jest jednoznaczne usuniecie zapisu o leczeniu
skojarzonym lub doprecyzowanie punktu dotyczqcego dawkowania lekow
w programie i dookreslenia przypadkow, w ktdrych zastosowanie leczenia
skojarzonego z IL-2 jest zasadne. Ponadto, Rada zwraca uwage na wymagajqgcy
rozwiqzania  problem  podnoszony  przez  Przewodniczqcq  Zespotu
Koordynacyjnego, ktory dotyczy kwestii braku refundacji nadmiaru leku
przygotowywanego w celu uwzglednienia martwej przestrzeni linii infuzyjnej.

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 2021 r., poz. 1285 z pdzn zm.), z uwzglednieniem opracowania
nr: 0T.4220.15.2022 ,,Opracowanie dotyczace oceny zasadnosci wprowadzenia zmian w dotychczasowym opisie
programu lekowego B.110: »leczenie dinutuksymabem beta pacjentéw z nerwiakiem zarodkowym
wspotczulnym (ICD-10 C47)«”. Data ukonczenia: 9 czerwca 2022 r.



KARTA NIEJAWNOSCI

Dane zakreslone kolorem czarnym stanowiq informacje publiczne podlegajgce wylgczeniu
ze wzgledu na tajemnice przedsiebiorcow EUSA Pharma (Netherlands) BV.

Zakres wylgczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem EUSA Pharma (Netherlands)
BV 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: EUSA Pharma
(Netherlands) BV.



Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 93/2022 z dnia 13 czerwca 2022 roku
w sprawie zmian w programie lekowym B.107: ,Leczenie przewlektej
pokrzywki spontanicznej (ICD-10: L50.1)”

Rada Przejrzystosci uwaza za zasadne wprowadzenie zmian w dotychczasowym
opisie programu lekowego B.107: ,Leczenie przewlektej pokrzywki spontanicznej
(ICD-10: L50.1)".

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Program lekowy B.107 dotyczy leczenia omalizumabem (przeciwciato
monoklonalne przeciwko IgE, lek Xolair), ktore stanowi 3 linie leczenia
przewlektej pokrzywki spontanicznej. Przed jego zastosowaniem nalezy dokonac
proby zastosowania terapii innymi lekami, fgcznie najmniej 4-8 tyg.
Proponowane zmiany w programie obejmujg zniesienie wymogu co najmniej 6-
miesiecznego udokumentowania historii przewlektej pokrzywki spontanicznej,
liczgqc od dnia pojawienia sie objawdw pokrzywki (przed wiqczeniem
do programu lekowego), dodanie: wymogu uwzglednienia rekomendacji
EAACI/GA?LEN/EuroGuiDerm/APAAACI, w zapisach dotyczqcych dawkowania
omalizumabu, mozliwosci skrocenia/ wydtuzenia czasu terapii omalizumabem
o0+/- 14 dni wzgledem pierwotnego zapisu 24 tyg. leczenia, mozliwosci
skrécenia/wydtuzenia czasu terapii omalizumabem o +/-14 dni u pacjentow,
u ktorych odwiesza sie leczenie omalizumabem wzgledem pierwotnego zapisu
24 tyg. leczenia, mozliwosci przyspieszenia/wydtuzenia terminu monitorowania
leczenia o +/-14 dni wzgledem pierwotnego zapisu po 12 i 24 tyg. leczenia oraz
dodanie mozliwosci przyspieszenia/wydtuzenia terminu monitorowania leczenia
o0 +/-14 dni u pacjentow, u ktorych zawieszono leczenie omalizumabem.

Dowody naukowe

W ChPL omalizumabu brak jest wymogu udokumentowania historii przewlekftej
pokrzywki spontanicznej.

Dodanie w zapisach programu lekowego wymogu uwzglednienia rekomendacji
EAACI/GA’LEN/EuroGuiDerm/APAAACI, w czesci dotyczqcej dawkowania
omalizumabu bedzie wigzato sie zumozliwieniem pacjentom stosowania wyzszej
dawki omalizumabu niz dawka standardowa, zgodna z ChPL. Wedfug
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wspomnianych wytycznych: zalecana dawka poczgtkowa w CSU wynosi 300 mg
co 4 tygodnie. U pacjentow dodanie w zapisach programu lekowego wymogu
uwzglednienia rekomendacji EAACI/GALEN/EuroGuiDerm/APAAACI w czesci
dotyczqcej dawkowania omalizumabu bedzie wigzato sie z umozliwieniem
pacjentom stosowania wyzszej dawki omalizumabu niz dawka standardowa,
zgodna z ChPL. U pacjentow bez wystarczajgcej poprawy mozina stosowac
omalizumab w wyzszych dawkach, przy krdtszych interwatach lub jedno i drugie.
Badania potwierdzajqg mozliwosc leczenia omalizumabem w dawkach do 600 mg
co 2 tyg., u pacjentow z niewystarczajgcq odpowiedziq na omalizumab
w standardowych dawkach. Zapisy ChPL nie odnoszq sie do zawieszania
i odwieszania terapii.

Problem ekonomiczny

W przypadku uwzglednienia stosowania wyzszej niz standardowa dawki
omalizumabu u 1-5% pacjentow leczonych w ramach programu, wyniki analizy
wplywu na budzet z perspektywy NFZ wskazujq na wzrost wydatkow catkowitych
zwiqzanych z realizacjg programu lekowego B.107 o blisko

. Nalezy jednak zwrdcic¢ uwage, ze przyjecie, iz 5% pacjentow przyjmuje
wyzszq dawke, stanowi wariant maksymalny, zaktadajgcy stosowanie wyzszej
dawki omalizumabu przy skréconym interwale (600 mg co 2 tygodnie) przez caty
24-tygodniowy okres leczenia, przy przyjeciu, ze wyzszq dawke stosujq wszyscy
pacjenci nieodpowiadajqcy na leczenie (do 5% populacji leczonej wg stanowiska
eksperckiego). Biorgc pod uwage opinie ekspertow klinicznych wskazujgcych,
ze wyzsza dawka moze byc¢ stosowana okresowo, stanowi on wariant mato
prawdopodobny.

Proponowane zmiany majq gtdownie charakter administracyjny, nie wptywajq
na wielkos¢ leczonej populacji, a ponadto, zgodnie z opiniami ekspertow
klinicznych, bedg utatwieniem dla pacjentow oraz realizatorow programu.

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 31s ust. 6 pkt 4 ustawy z 27 sierpnia 2004 r. o Swiadczeniach opieki zdrowotne;j
finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2021 r., poz. 1285 z pdzn zm.), z uwzglednieniem opracowania
nr: 0T.4220.16.2022 ,Opracowanie dotyczgce oceny zasadnosci wprowadzenia zmian w dotychczasowym opisie
programu lekowego B.107: »Leczenie przewlektej pokrzywki spontanicznej (ICD-10: L50.1)«”. Data ukonczenia:
8 czerwca 2022 r.



KARTA NIEJAWNOSCI

Dane zakreslone kolorem czarnym stanowiq informacje publiczne podlegajgce wylgczeniu
ze wzgledu na tajemnice przedsiebiorcow Novartis Poland Sp. z o. o.

Zakres wylgczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem Novartis Poland Sp. z 0. o.
0 zakresie tajemnicy przedsiebiorcy.

Podstawa prawna wylgczenia jawnosci: art. 5 ust. 2 ustawy z dnia 6 wrzesnia 2001 r.
o dostepie do informacji publicznej (Dz. U. 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: Novartis Poland Sp. z 0. o.



Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 94/2022 z dnia 13 czerwca 2022 roku
W sprawie zmian w programie lekowym B.52: ,Leczenie pacjentow
z rakiem ptaskonabtonkowym narzgddw gtowy i szyi”

Rada Przejrzystosci uwaza zasadng zmiane w zapisach programu lekowego B.52:
,Leczenie pacjentow z rakiem ptfaskonabtonkowym narzqdow gfowy i szyi”
w zakresie dopuszczenia do zastosowania zastosowanie schematu TPEx wraz
z cetuksymabem w pierwszej linii leczenia nawrotowego lub przerzutowego raka
ptaskonabftonkowego narzqdow gfowy i szyi.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Minister Zdrowia zlecit przygotowanie oceny propozycji zmian w programie
lekowym , Leczenie pacjentow z rakiem ptaskonabtonkowym narzqdow gfowy
iszyi” w postaci wprowadzenia schematu TPEx wraz z cetuksymabem
w pierwszej  linii  leczenia  nawrotowego lub  przerzutowego raka
ptaskonabtonkowego narzqdow gfowy i szyi.

Zmiany zostaty zaproponowane przez Konsultanta Krajowego w dziedzinie
onkologii klinicznej, ktory uzasadnia, ze w badaniu GORTEC 2014-01 mediany
przezycia pomiedzy ramionami EXTREME (cetuksymab +
cisplatyna/karboplatyna  +  fluorouracyl) i  TPEx (cetuksymab  +
cisplatyna/karboplatyna + docetaksel) nie rdznity sie znamiennie, natomiast
leczenie wedtug schematu TPEx byto lepiej tolerowane pod wzgledem czestosci
wystepowania dziatan niepozqgdanych o powaznym nasileniu. Lepsza tolerancja
leczenia z wykorzystaniem schematu TPEx przektada sie na bardziej korzystne
wskazniki jakosci zycia chorych ocenione obiektywnie wedftug klasyfikacji EORTC
QLQ-C30. Korzysci mozliwe do uzyskania w praktyce klinicznej sq zwigzane
zlepszq tolerancjq leczenia i jakosciq Zycia chorych oraz wynika¢ mogq
z mniejszej liczby wizyt oraz skrdcenia czasu hospitalizacji (maksymalna liczba
podarn docetakselu wynosi 4 w schemacie TPEx, wobec maksymalnej liczby podan
fluorouracylu wynoszgcej 6 w schemacie EXTREME).

Dowody naukowe

Do analizy dowoddw naukowych wigczono 1 pierwotne randomizowane badanie
kliniczne GORTEC 2014-01 oraz 1 badanie wtorne - przeglgd systematyczny

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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z metaanalizg Jin 2020. Badanie GORTEC spetniato kryteria wiqgczenia do analizy.
Nalezy jednak zauwazyc, ze schemat TPEx w zaproponowanym programie
lekowym sktadat sie z podania min. cisplatyny w dawce 100 mg/m2, natomiast
w odnalezionym badaniu zastosowano cisplatyne w dawce 75 mg/m?.

Biorgc pod uwage ograniczenia odnalezionych dowoddw, mozna uznac,
ze w zakresie przezycia catkowitego, przezycia wolnego od progresji oraz
odpowiedzi na leczenie nie ma réznic pomiedzy schematem TPEx a schematem
EXTREME w analizowanym wskazaniu. W zakresie jakosci Zycia, mierzonej
kwestionariuszem EORTC QLQ-C30, lepsze wyniki zaobserwowano u pacjentow
leczonych schematem TPEx w domenie ogdlnej jakosci zycia (ang. global health
status), funkcjonowania fizycznego (ang. physical functioning) oraz
funkcjonowania w roli (ang. role functioning). Rdznice te byty istotne kliniczne
w trakcie terapii, zas po jej zakonczeniu réznice pomiedzy schematami nie byty
wystarczajqco duze. Wyniki analizy bezpieczeristwa wskazujq na porownywalny
profil bezpieczenstwa analizowanych schematdw, z przewagqg schematu TPEx
w zakresie zdarzenn niepozgdanych stopnia > 3 wystepujgcych podczas
chemioterapii.

Wytyczne ESMO 2020 oraz NCCN 2022 jako opcje leczenia wymieniajq omawiany
schemat TPEx w leczeniu pacjentow z przerzutowym lub nawracajgcym
nowotworem ptaskonabtonkowym gtowy i szyi, ktérych nie mozna poddac
radioterapii lub przeprowadzic¢ operacji.

Problem ekonomiczny

Koszty terapii schematem TPEx sqg nizsze od kosztow refundowanej terapii
schematem EXTREME o 9 538,97 zt na jednego pacjenta. Zgodnie z opinig
Konsultanta Krajowego w dziedzinie onkologii klinicznej liczba chorych bedqcych
kandydatami do stosowania chemioterapii w skojarzeniu z cetuksymabem
wynosi okoto 80 rocznie. W przypadku leczenia 80 pacjentow oszczednosci
zwiqzane z zastqgpienia fluorouracylu docetakselem wyniosq 763 tys. zt.

Gtowne argumenty decyzji

Gtownym argumentem pozytywnej opinii Rady jest zapewnienie pacjentom
z nowotworem ptaskonabtonkowym regionu gtowy i szyi dostepu do mniej
toksycznej terapii oraz zachowanie spdjnosci programu lekowego B.52 ,Leczenie
ptaskonabtonkowego raka narzqddw gfowy i szyi” z aktualnymi rekomendacjami
towarzystw naukowych.



Opinia Rady Przejrzystosci AOTMIT nr 94/2022 z dnia 13.06.2022 r.

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 31s ust. 6 pkt 4 ustawy z 27 sierpnia 2004 r. o Swiadczeniach opieki zdrowotne;j
finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2021 r., poz. 1285 z pézn zm.), z uwzglednieniem opracowania

nr: 0T.4220.17.2022 ,,Zmiany w programie lekowym B.52 »Leczenie ptaskonabtonkowego raka narzagdow gtowy
i szyi« Wprowadzenie schematu TPEx”. Data ukonczenia: 7.06.2022 r.



Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 95/2022 z dnia 13 czerwca 2022 roku
o projekcie programu ,,Program polityki zdrowotnej dla senioréw
z terenu gminy Kcynia na lata 2022-2025 »Koperta zycia — zadbaj
0 swoje bezpieczenstwo«”

Rada Przejrzystosci pozytywnie opiniuje projekt programu polityki zdrowotnej
,Program polityki zdrowotnej dla seniorow z terenu gminy Kcynia na lata
2022-2025 »Koperta Zycia — zadbaj o swoje bezpieczenstwo«”, pod warunkiem
uwzglednienia uwag Rady oraz uwag zawartych w raporcie AOTMIT.

Uzasadnienie

Oceniany program przewiduje umieszczenie w specjalnie przygotowanych
kopertach najwazniejszych informacji o stanie zdrowia, przyjmowanych lekach,
alergiach na leki, kontaktach do najblizszych, danych osobowych. ,Koperta zycia”
ma stanowi¢ Zrodfo informacji dla stuzb medycznych, w szczegodlnosci
dla zespotow ratownictwa medycznego.

Populacje docelowq stanowiq samotne, przewlekle chore, niepetnosprawne
osoby w wieku 60 lat i wiecej z terenu gminy Kcynia.

W ramach programu zaplanowano przekazywanie zainteresowanym osobom
pakietu ,koperta Zzycia” (jeden umieszony w lodowce, drugi w schowku
samochodowym). W sktad pakietu wchodzi¢ bedzie: przezroczysta plastikowa
koperta; naklejka/magnes na lodéwke; karta informacyjna do samodzielnego
wypetnienia przez danq osobe; ulotka informacyjna, ktora stanowic
ma instrukcje wypetnienia karty; ulotka z logo akcji oraz podstawowymi
numerami telefonow ratunkowych.

Zgodnie z rekomendacjami koperty Zzycia stuzq przekazywaniu informacji
nt. stanu zdrowia danej osoby w chwili nagfych wypadkow. Zaleca sie,
aby wszyscy — zwfaszcza seniorzy — przechowywali koperte z petnym pakietem
informacji w lodéwce oraz schowku samochodowym. Zakres danych wskazany
przez wnioskodawce jest zbiezny z zaleceniami ujetymi w rekomendacjach.

W projekcie programu zaplanowano rdowniez dziatania edukacyjne z zakresu
pierwszej pomocy przedmedycznej adresowane do seniorow, w tym spotkania
pokazowo-warsztatowe. Za przeprowadzenie spotkarn odpowiedzialni bedq
ratownicy medyczni. Wnioskodawca podat rozbiezne dane co do ich liczby.

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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Na str. 8 zaznaczono, ze ,w kazdym roku kalendarzowym odbedzie sie
8 dwugodzinnych spotkan pokazowo-warsztatowych”, natomiast w dalszej
czesci projektu wskazano, Zze bedq to ,2 spotkania w roku w trakcie 4 lat trwania
programu — 8 spotkan”. Jako dziatania towarzyszqce przewidziano takze
spotkania z lekarzami specjalistami (m.in. onkolog, kardiolog, neurolog, urolog,
ginekolog). Wnioskodawca wskazuje na maksymalnie 5 takich spotkan, ktdrych
celem ma byc informowanie o koniecznosci badan profilaktycznych i metodach
skutecznej samokontroli. W PPZ zaznaczono, ze ,edukacja bedzie prowadzona
takze przez specjalistow w dziedzinie promocji zdrowia i edukacji
zdrowotnej/edukatorow zdrowotnych (ktérymi bedq mogli by¢ réwniez
m.in. pielegniarki, lekarze POZ i inni)”.

Koszt catkowity programu oszacowany zostat na 10 000 zt. W projekcie
przedstawiono tez koszt jednostkowy, ale uwzgledniajqcy jedynie koszt pakietu
»koperty zycia”, ktory zostat oszacowany na 5 zt/os. Program ma objg¢ 525 0sob
rocznie, tj. 2 100 osob w czasie trwania programu, jednak w zaplanowanym
w projekcie budzecie wskazano finasowanie dla 500 osob rocznie, tj. tgcznie
2 000.

W ocenie Rady Przejrzystosci:

e poprawy wymaga zatozony cel gtdowny, a takze cele szczegofowe i wskazniki
efektywnosci;

e nalezy dopracowac elementy programu dotyczqgce dziatan edukacyjnych
z zakresu pierwszej pomocy przedmedycznej, w tym co do programu spotkan
prowadzonych przez ratownikdw medycznych, liczby zajec¢ edukacyjnych
i liczebnosci grup;

e konieczna jest rezygnacja z pogadanek z lekarzami roznych specjalnosci, ktore
nie realizujg zatoZzonego w programie celu oraz niepotrzebnie angazowatyby
fachowcow, ktorzy powinni skupi¢ sie na dziatalnosci diagnostyczno-
leczniczej;

e do projektu nalezy dotqczy¢ ankiete mierzqcq przyrost wiedzy w ramach
dziatan edukacyjnych oraz ankiete satysfakcji;

* uzupetnienia wymaga opis dotyczqcy etapow PPZ i wymogow dla realizatora;

e budzet programu nalezy uzupetnic¢ o koszty akcji informacyjnej, prowadzenia
dziatan edukacyjnych oraz monitorowania i ewaluacji.

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 2021 r., poz. 1285 z pdzin.
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zm.), z uwzglednieniem raportu nr: 0T.431.30.2022 ,,Program polityki zdrowotnej dla senioréw z terenu gminy
Kcynia na lata 2022-2025 »Koperta zycia — zadbaj o swoje bezpieczenstwo«” realizowany przez: Gmine Kcynia,
Warszawa, czerwiec 2022 oraz Aneksu ,Programy polityki zdrowotnej dotyczace edukacji oraz innych dziatan
w zakresie udzielania pierwszej pomocy przedmedycznej — wspdlne podstawy oceny” z kwietnia 2021 r.



