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Protokét nr 11/2022
z posiedzenia Rady Przejrzystosci
w dniu 14 marca 2022 roku
w formie wideokonferenc;ji

Piotr Szymanski otworzyt posiedzenie o godzinie 10:04.

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

Anna Greziak
Maciej Karaszewski
Michat Mysliwiec
Rafat Nizankowski
Tomasz Pasierski
Jakub Pawlikowski
Piotr Szymanski
Janusz Szyndler

Monika Urbaniak
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Cztonkowie Rady nieobecni na posiedzeniu:

1. BarbaraJaworska-tuczak

Proponowany porzadek obrad:

1.

Ustalenie ewentualnych konfliktéow intereséw cztonkéw Rady. Omodwienie i przyjecie porzadku
obrad Rady.

Przygotowanie stanowiska w sprawie zasadnosci zakwalifikowania $wiadczenia opieki zdrowotnej

,Badanie metodg Rapid-FISH (szybka fluorescencyjna hybrydyzacja in situ) w diagnostyce

prenatalnej wybranych aneuploidii” jako swiadczenia gwarantowanego z zakresu ambulatoryjnej

opieki specjalistycznej.

Przygotowanie stanowiska w sprawie zasadnosci zakwalifikowania swiadczenia opieki zdrowotnej

»MLPA (Multiplex ligation-dependent probe amplification, amplifikacja sond zalezna od ligacji)

w diagnostyce przedurodzeniowej” jako $wiadczenia gwarantowanego z zakresu ambulatoryjnej

opieki specjalistycznej.

Przygotowanie stanowiska w sprawie oceny leku Leqvio (inclisiranum) w ramach programu

lekowego: B.101 ,Leczenie inhibitorami PCSK-9 lub inklisiranem pacjentéw z zaburzeniami

lipidowymi (ICD-10 E78.01, 121, 122, 125)".

Przygotowanie opinii o projektach programoéw polityki zdrowotnej jednostek samorzgdu

terytorialnego:

1) ,Program polityki zdrowotnej endometrioza, choroba kobiet w kazdym wieku pn. »Plan
na zycie z endometriozg«” (m. Wroctaw),
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2) ,Program polityki zdrowotnej w zakresie profilaktyki nadwagi i otytosci wsréd dzieci klas
Il szkét podstawowych w Miescie Lubliniec oraz wsréd mieszkaricow w wieku 65+ na lata
2022-2026",

3) ,Gminny program polityki zdrowotnej w zakresie profilaktyki zakazen pneumokokowych
w Kozach”.

6. Przygotowanie opinii w sprawie objecia refundacjg lekdw zawierajgcych substancje czynna
ciclosporinum we wskazaniach: aplazja lub hipoplazja szpiku kostnego; biataczka z duzych
granularnych limfocytéow T; wybidrcza aplazja uktadu czerwonokrwinkowego; zesp6t aktywacji
makrofagéw; zespot hemofagocytowy matoptytkowos¢é oporna na leczenie; zespédt
mielodysplastyczny — leczenie paliatywne; stan po przeszczepie konczyny, rogowki, tkanek
lub komérek.

7. Przygotowanie opinii w sprawie objecia refundacjg lekédw zawierajgcych substancje czynna
cyclophosphamidum we wskazaniach: zespdt hemofagocytowy; zespét POEMS; matoptytkowosc
oporna na leczenie kortykosteroidami; anemia hemolityczna oporna na leczenie
kortykosteroidami.

8. Przygotowanie opinii w sprawie objecia refundacjg lekdw zawierajgcych substancje czynng
sorafenibum we wskazaniu: leczenie nowotwordw podscieliska przewodu pokarmowego (GIST)
(ICD-10 C15, C16, C17, C18, C20, C48).

9. Przygotowanie opinii w sprawie objecia refundacjg lekéow zawierajgcych substancje czynng
danazolum we wskazaniach: matoptytkowo$é autoimmunizacyjna oporna na leczenie; zespoét
mielodysplastyczny.

10. Przygotowanie opinii w sprawie objecia refundacjg lekéw zawierajgcych substancje czynnag
sirolimusum we wskazaniach: stwardnienie guzowate; limfangioleiomiomatoza; nowotwor
z epitelioidnych komdrek przynaczyniowych.

11. Przygotowanie opinii w sprawie objecia refundacjg lekéw zawierajacych substancje czynna
valganciclovirum we wskazaniu: zakazenie wirusem cytomegalii u pacjentéw poddawanych
przeszczepom konczyny, rogéwki, szpiku, tkanek lub komodrek - profilaktyka po zakoriczeniu
hospitalizacji zwigzanej z transplantacjg do 110 dni po przeszczepie — w przypadku
udokumentowanych przeciwwskazan do stosowania walgancyklowiru w statej doustnej postaci
farmaceutyczne;.

12. Zakonczenie posiedzenia.

Ad 1. Piotr Szymanski zgtosit konflikt intereséw w zakresie pkt. 4. proponowanego porzadku obrad,
w zwigzku z czym podczas gtosowania nad ww. punktem jego gtos liczony bedzie jako wstrzymujacy.
Zaden z pozostatych cztonkéw Rady nie zadeklarowat konfliktu intereséw.

Rada jednogtosnie (9 osdb obecnych) przyjeta proponowany przadek obrad.
Rada zdecydowata o wystuchaniu prezentacji wspélnej dla pkt 2. i 3. porzadku obrad.

Ad 2. i 3. Analityk Agencji przedstawit prezentacje dot. zakwalifikowania badan metoda Rapid-FISH
oraz badania MLPA w diagnostyce przedurodzeniowej jako Swiadczen gwarantowanych.

Ad 2. cd. Propozycje stanowiska Rady dot. badania metodg Rapid-FISH przedstawit Jakub Pawlikowski.

W dyskusji Rady udziat brali: Tomasz Pasierski, Jakub Pawlikowski, Janusz Szyndler, Piotr Szymanski,
Monika Urbaniak i Maciej Karaszewski.

Ad 3. cd. Propozycje stanowiska Rady dot. badania MLPA w diagnostyce przedurodzeniowej
przedstawit Michat Mysliwiec.
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W dyskusji Rady uczestniczyli: Jakub Pawlikowski, Piotr Szymanski i Janusz Szyndler.

Ad 2. cd. Po doprecyzowaniu tresci uchwaty, w czym uczestniczyli: Jakub Pawlikowski, Piotr Szymanski,
Maciej Karaszewski, Anna Greziak, Janusz Szyndler i Michat Mysliwiec, Prowadzacy zarzadzit
gtosowanie, w wyniku ktérego Rada jednogtosnie (9 osdb obecnych) uchwalita pozytywne stanowisko
(zatacznik nr 1 do protokotu).

Ad 3. cd. Po doprecyzowaniu tresci uchwaty, w czym uczestniczyli: Piotr Szymanski i Michat Mysliwiec,
Prowadzacy zarzadzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada jednogtosnie (9 oséb obecnych) uchwalita
pozytywne stanowisko (zatacznik nr 2 do protokotu).

Rada zdecydowata o zmianie kolejnosci omawiania tematéw — jako kolejny omoéwiony zostanie
pkt 5. porzadku obrad.

Ad 5. 1) Analityk Agencji zaprezentowat zatozenia programu polityki zdrowotnej m. Wroctaw
w zakresie emdometriozy. Gtos zabrat Rafat Nizankowski, a propozycje opinii Rady przedstawita
Monika Urbaniak.

Wobec braku gtoséw w dyskusji, Prowadzacy zarzadzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada 8 gtosami
»2a”, przy 1 glosie ,przeciw” (9 o0s6b obecnych) uchwalita pozytywng opinie (zatacznik
nr 3 do protokotu).

2) Analityk Agencji przedstawit informacje o programie polityki zdrowotnej m. Lubliniec
dot. profilaktyki nadwagi i otytosci, a propozycje opinii Rady przedstawita Anna Greziak.

Wobec braku gtosdw w dyskusji, Prowadzacy zarzadzit gtosowanie, w wyniku ktdérego Rada
jednogtosnie (9 oséb obecnych) uchwalita pozytywng opinie (zatgcznik nr 4 do protokotu).

3) Analityk Agencji przedstawit informacje o programie polityki zdrowotnej gm. Kozy dot. profilaktyki
zakazen pneumokokowych, a propozycje opinii Rady przedstawit Piotr Szymanski.

Gtos w dyskusji Rady zabrali: Tomasz Pasierski, Piotr Szymanski, Michat Mysliwiec i Anna Greziak,
po czym Prowadzacy zarzadzit glosowanie, w wyniku ktérego Rada jednogtosnie (9 oséb obecnych)
uchwalita pozytywng opinie (zatgcznik nr 5 do protokotu).

Rada zdecydowata o dalszej zmianie kolejnosci omawiania tematéw — jako kolejny omdwiony zostanie
pkt 6. porzadku obrad, nastepnie pkt 7., pkt 8., pkt 9., pkt 10., pkt 11. i pkt 4.

Ad 6. Maciej Karaszewski przedstawit propozycje opinii Rady dot. substancji czynnej ciclosporinum
stosowanej w zakresie wielu wskazan pozarejestracyjnych.

Wobec braku gtoséw w dyskusji, Prowadzacy zarzadzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada
jednogtosnie (9 osdb obecnych) uchwalita pozytywng opinie (zatgcznik nr 6 do protokotu).

Ad 7. Rafat Nizankowski omoéwit propozycje opinii Rady dot. stosowania substancji czynnej
cyclophosphamidum w wielu wskazaniach pozarejestracyjnych.

Wobec braku gtoséw w dyskusji, Prowadzacy zarzadzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada
jednogtosnie (9 oséb obecnych) uchwalita pozytywng opinie (zatgcznik nr 7 do protokotu).

Ad 8. Janusz Szyndler przedstawit propozycje opinii Rady dot. substancji czynnej sorafenibum
stosowanej w zakresie wskazan pozarejestracyjnych dot. nowotwordéw podscieliska przewodu
pokarmowego GIST.

Po doprecyzowaniu tresci uchwaty, w czym uczestniczyli: Janusz Szyndler, Piotr Szymanski
i Michat Mysliwiec, Prowadzacy zarzadzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada jednogtosnie (9 oséb
obecnych) uchwalita pozytywng opinie (zatgcznik nr 8 do protokotu).
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Ad 9. Janusz Szyndler przedstawit propozycje opinii Rady dot. substancji czynnej danazolum
stosowanej w zakresie wskazan pozarejestracyjnych dot. matoptytkowosci autoimmunizacyjnej
i zespotu mielodysplastycznego.

Gtos zabrali Piotr Szymanski i Janusz Szyndler, Prowadzacy zarzadzit gtosowanie, w wyniku ktérego
Rada jednogtosnie (9 osdb obecnych) uchwalita pozytywng opinie (zatacznik nr 9 do protokotu).

Ad 10. Piotr Szymanski przedstawit propozycje opinii Rady dot. substancji czynnej sirolimusum
stosowanej w zakresie wielu wskazan pozarejestracyjnych.

Wobec braku gtoséw w dyskusji, Prowadzacy zarzadzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada
jednogtosnie (9 oséb obecnych) uchwalita pozytywng opinie (zatgcznik nr 10 do protokotu).

Ad 11. Piotr Szymanski przedstawit propozycje opinii Rady dot. substancji czynnej valganciclovirum
stosowanej w zakresie wskazan pozarejestracyjnych dot. zakazenie wirusem cytomegalii.

Wobec braku gtoséw w dyskusji, Prowadzacy zarzadzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada
jednogtosnie (9 oséb obecnych) uchwalita pozytywng opinie (zatgcznik nr 11 do protokotu).

Ad 4. Analityk Agencji zaprezentowat dane o leku Leqvio (wniosek refundacyjny) w ramach programu
lekowego dot. pacjentéw z zaburzeniami lipidowymi.

Rada wystuchata stanowiska eksperta z dziedziny medycyny, dopuszczonego do wziecia udziatu
w posiedzeniu. Ekspert odpowiadat takze na pytania Rady.

Propozycje stanowiska Rady przedstawit Tomasz Pasierski, a w dyskusji Rady, w wyniku ktérej
doprecyzowano tres¢ uchwaty, uczestniczyli: Janusz Szyndler, Tomasz Pasierski, Rafat Nizankowski
i Michat Mysliwiec.

Prowadzgcy zarzadzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada 8 gtosami ,,za”, przy 1 gtosie wstrzymujgcym,
z uwagi na konflikt interesow (9 oséb obecnych) uchwalita pozytywne stanowisko (zatacznik
nr 12 do protokotu).

Ad 12. Prowadzacy zakonczyt posiedzenie o godzinie 12:51.



Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr21/2022 z dnia 14 marca 2022 roku
w sprawie zasadnosci kwalifikacji Swiadczenia opieki zdrowotnej
,Badanie metodg Rapid-FISH (szybka fluorescencyjna hybrydyzacja in
situ) w diagnostyce prenatalnej wybranych aneuploidii” jako
Swiadczenia gwarantowanego

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne zakwalifikowanie swiadczenia opieki
zdrowotnej ,,Badanie metodq Rapid-FISH (szybka fluorescencyjna hybrydyzacja
in situ) w diagnostyce prenatalnej wybranych aneuploidii” jako swiadczenia
gwarantowanego, pod warunkiem uwzglednienia uwag Rady.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Przedmiotem zlecenia Ministra jest ocena zasadnosci wyszczegdlnienia z badan
genetycznych, dostepnych w zakresie ambulatoryjnej opieki specjalistycznej (zat.
2 lit. M), badania metodq Rapid-FISH (szybka fluorescencyjna hybrydyzacja in
situ), w diagnostyce prenatalnej wybranych aneuploidii i ich finansowania
ze Srodkow publicznych.

Rapid-FISH (szybka fluorescencyjna hybrydyzacja in situ) jest testem
genetycznym stosowanym m.in. w diagnostyce prenatalnej do szybkiego
wykrywania aneuploidii chromosomow 13, 18, 21, Xi Y - co jest gtdwnq przyczynq
skierowann na badania prenatalne. Metoda Rapid-FISH przeprowadzana
na komdrkach trofoblastu lub ptynu owodniowego umozliwia uzyskanie wyniku
badania genetycznego w ciggu 2-5 dni, podczas gdy obecnie stosowane
standardowo metody hodowli komdrkowych wymagajq okoto 3 tygodniowego
oczekiwania na wynik. Spodziewanym efektem zakwalifikowania metody Rapid-
FISH do wykazu swiadczen gwarantowanych bytoby skrocenie czasu oczekiwania
na wynik badania, co wigze sie ze zmniejszeniem stresu u rodzicow i, w przypadku
potwierdzenia aneuploidii, przyspieszeniem objecia ciezarnej i dziecka
adekwatnq opiekqg zdrowotnag.

Aktualnie w rozporzqdzeniu Ministra Zdrowia w sprawie Swiadczen
gwarantowanych z zakresu ambulatoryjnej opieki specjalistycznej (Dz. U. z 2016
r. poz. 357, z pézn. zm.), w czesci ,M. Badania genetyczne” zatqcznika nr 2,
okreslone w pozycji 914 ,Cytogenetyczne badania molekularne”, obejmujg
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analize FISH — hybrydyzacja in situ z wykorzystaniem fluorescencji —
do chromosomdéw metafazowych i prometafazowych oraz do jgder
interfazowych z sondami molekularnymi centromerowymi, malujgcymi,
specyficznymi, telomerowymi, Multicolor-FISH. Mozna bytoby zatem uznac,
ze w wymienionych badaniach ujeta jest metoda Rapid-FISH (analiza FISH
do jgder interfazowych). Nalezy jednak zaznaczyc, ze brak kodow wg klasyfikacji
ICD-9 dla badan genetycznych wymienionych w powyZszym rozporzqdzeniu
oraz odrebnej klasyfikacji dla poszczegdlnych metod badan genetycznych,
implikuje niejasnos¢ w zakresie interpretacji niektorych metod genetycznych
(czy sq one gwarantowane w danym wskazaniu klinicznym), jak rdwniez
powoduje trudnosci w przeprowadzeniu taryfikacji tych swiadczen.

Dowody naukowe

Pordownanie wynikdw badarn metodq FISH z metodq kariotypowania w zakresie
czutosci, swoistosci, wynikow fatszywie dodatnich i fatszywie ujemnych, wskazuje
na porownywalng wartos¢ diagnostyczng obu metod. Oznacza to, Ze metoda
FISH jest czutq i wiarygodng technikq diagnostyki prenatalnej najczestszych
aneuploidii (Jia 2011, Feldman 2000, Thilaganathan 2000) i mozZe potencjalnie
zastgpi¢ konwencjonalng analize cytogenetyczng w rutynowej diagnostyce
prenatalnej (Thilaganathan 2000). Niewielkie ryzyko zwigzane jest nie tyle
zmetodq badan genetycznych, co pobieraniem materiatu, tj. w przypadku
pobierania probek kosmowki ryzyko poronienia wynosi 1%, a w przypadku
amniopunkcji ryzyko poronienia wynosi 0,5%.

Witqgczone do analizy wytyczne praktyki klinicznej dotyczqce stosowania badan
genetycznych w diagnostyce prenatalnej wskazujg na to, iz zaleca sie
wykonywanie testow przesiewowych w kierunku najczestszych aneuploidii
u wszystkich kobiet w pierwszym trymestrze ciqzy (ACOG 2020, RANZCOG 2018,
SOGC, CCMG 2017), a w przypadku wysokiego ryzyka aberracji
chromosomowych pacjentce nalezy zaoferowac porade genetycznq i badania
diagnostyczne w kierunku chordb genetycznych, w tym badanie FISH. W swietle
aktualnych wytycznych praktyki klinicznej badania genetyczne metodq Rapid-
FISH sq uzupetnieniem badania kariotypu w celu szybkiej oceny powszechnych
trisomii autosomalnych (chromosomy 21, 18, 13) oraz chromosomdw pfci.
Metoda jest jednym z testow w kierunku aneuploidii (pozostate wymieniane
w wytycznych to np. QF-PCR oraz BACs on beads, catogenomowe badanie
porownawczej hybrydyzacji genomowej do mikromacierzy).

Problem ekonomiczny

W badaniu Gekas 2011 wykazano, ze szybkie metody inwazyjnej diagnostyki
prenatalnej (Rapid-FISH i QF-PCR) przy wykrywaniu zespotu Downa majq lepszy
wskaznik efektywnosci kosztowej niz standardowe kariotypowanie, niemniej
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jednak kariotypowanie wykrywa wiecej aberracji chromosomowych niz Rapid-
FISH i QF-PCR.

Trudno jest okreslic czy wydzielenie analizowanych badari spowoduje
zwiekszenie liczby kobiet kierowanych na inwazyjnqg diagnostyke prenatalng,
a szacunki wahajq sie od ok. 4,8 min zt do ok. 19,2 min zt rocznie, dlatego
sugerowane jest rozpoczecie finansowania od populacji pilotazowej wynoszgcej
5 tys. badan rocznie. Wydaje sie, ze wyszczegdlnienie tej metody i okreslenie dla
niej adekwatnej taryfy wptynefoby na ograniczenie stosowania produktu
rozliczeniowego o0 kodzie: 5.10.00.0000043 Kompleksowa diagnostyka
genetycznych chordob nienowotworowych z uwzglednieniem cytogenetycznych
badarn molekularnych, za pomocq ktorego obecnie jest finansowane to badanie,
a co za tym idzie koszty inkrementalne bedq prawdopodobnie nizsze.

W ramach przeglqdu rozwigzarn miedzynarodowych odnaleziono informacje
dotyczqce stosowania badan genetycznych w diagnostyce prenatalnej w 24
krajach. W 22 z analizowanych krajow nie odnaleziono informacji na temat
metody Rapid-FISH w diagnostyce prenatalnej i finansowanych ze Srodkow
publicznych. Metoda FISH byta wymieniona w diagnostyce prenatalnej na liscie
Swiadczen gwarantowanych na Litwie, a na Stowacji diagnostyka prenatalna
obejmuje m.in. Rapid-FISH w badaniach przesiewowych w kierunku aneuploidii
chromosomowe;.

Gltowne argumenty decyzji

Szybkie metody diagnostyki prenatalnej inwazyjnej, w tym metoda Rapid-FISH,
wykazujg wiarygodnosc¢ diagnostyczng w przypadku podejrzenia aneuplodii,
sq efektywne kosztowo i pozwalajg na uzyskanie wyniku w o wiele krotszym
czasie (ok. 2 dni) w pordwnaniu z klasycznym kariotypowaniem (ok. 21 dni),
dlatego powinny by¢ stosowane w przypadkach, gdy nie jest konieczna
dtugotrwata analiza kariotypu. Dzieki temu mozliwe byfoby skrocenie czasu
oczekiwania na wynik badania, co wiqzatoby sie ze zmniejszeniem stresu
u rodzicow, a w przypadku potwierdzenia aneuploidii, przyspieszeniem objecia
ciezarnej i dziecka adekwatng opiekq zdrowotng.

Uwagi Rady
1. Rada proponuje refundacje w ramach programu pilotazowego, obejmujgcego
ok 5 tys. uczestnikow.

2. Nalezy dqzyc¢ do taryfikacji we wszystkich wskazaniach skutecznych metod
genetycznych, jak catogenomowe badanie porownawczej hybrydyzacji
genomowej do mikromacierzy oraz QF-PCR i Digital PCR.
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3. Nalezy zadbac o rozwoj systemu nadzoru nad jakosciq badar genetycznych
oraz regulacji prawnych w zakresie ochrony danych genetycznych.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 31c ust. 6 w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 1 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 opracowania nr: WS.430.4.2018 ,,Badanie genetyczne metodg MLPA (Multiplex ligation-
dependent probe amplification, amplifikacja sond zalezna od ligacji) w diagnostyce przedurodzeniowej; Badanie
genetyczne metoda Rapid-FISH (szybka fluorescencyjna hybrydyzacja in situ) w diagnostyce prenatalnej
wybranych aneuploidii”, data ukoriczenia: 9 marca 2022 r.



Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 22/2022 z dnia 14 marca 2022 roku
w sprawie zasadnosci kwalifikacji Swiadczenia opieki zdrowotnej
»MLPA (Multiplex ligation-dependent probe amplification,
amplifikacja sond zalezna od ligacji) w diagnostyce
przedurodzeniowej” jako swiadczenia gwarantowanego

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne zakwalifikowanie swiadczenia opieki
zdrowotnej ,MLPA (Multiplex ligation-dependent probe amplification,
amplifikacja sond zalezna od ligacji) w diagnostyce przedurodzeniowej” jako
Swiadczenia gwarantowanego, pod warunkiem uwzglednienia uwag Radly.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Badanie genetyczne metodq MLPA w diagnostyce prenatalnej polega
na zastosowaniu komercyjnych sond, ktore sq amplifikowane metodq PCR.
Metoda pozwala na ilosciowg ocene wielu sekwencji nukleotydowych, w celu
ustalenia rozpoznania wielu chorob genetycznych. Zaletq metody jest mozliwosc
przeprowadzenia badania bez skomplikowanej aparatury i otrzymanie wyniku
wciggu 24 godzin. Wykrywanie delecji czy duplikacji fragmentow gendw,
szczegolnie tych obejmujgcych cate egzony, nie jest zwykle mozliwe
z zastosowaniem techniki PCR czy sekwencjonowania, ze wzgledu na wielkos¢
badanych zmian. W odroznieniu od metody FISH, MAPA pozwala, na badanie
bardzo krotkich sekwencji (50-70 nt), co umozliwia wykrycie czestych aberracji
obejmujgcych pojedynczy gen. Sq one zbyt mate, aby mozna byto je wykryc
metodq FISH. Inne techniki badan umozliwiajq skryning catego genomu, ale
wymagajq zastosowania specjalistycznego sprzetu, wysoko wykwalifikowanego
personelu, trwajg 14-21 dni i sq kosztowne. Obecnie mozna kupic¢ kilkaset
zestawow sond, przeznaczonych do rozpoznania dosc czestych chordb (dystrofia
miesniowa Duchenne, zespot DiGeorge, SMA i innych).

W ramach istniejgcego w Polsce Programu Badan Prenatalnych, prowadzone
sq badania przesiewowe m.in. w kierunku najczestszych aneuploidii
(chromosomow 13, 18 i 21). Kazdy nieprawidtowy wynik badania przesiewowego
wskazujgcy na zwiekszone ryzyko wystgpienia aneuploidii jest wskazaniem
medycznym do wykonania inwazyjnej diagnostyki prenatalnej, celem
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weryfikacji wyniku. Zgodnie z informacjami z Karty Swiadczenia Opieki
Zdrowotnej (KSOZ) rutynowo stosowang metodg diagnostyczng jest analiza
chromosomow (badanie cytogenetyczne, inaczej analiza kariotypu). Pozwala
ona na ocene wszystkich chromosomdw pod kqtem zmian liczby i duzych zmian
strukturalnych. Analiza chromosomow wymaga najpierw prowadzenia hodowli
komodrkowej, ktéra w przypadku komdrek trofoblastu i amniocytow trwa ok. 14-
21 dni. Czestos¢ wystepowania liczbowych aberracji chromosomowych
(w wiekszosci aneuploidii) siega nawet 5%. Aneuploidie mogq dotyczyc
wszystkich chromosomdw, jednak u zywo urodzonych dzieci stwierdzane sq
prawie wytqcznie trisomie chromosomdw 13, 18, 21, X, Y oraz monosomia
chromosomu X. Srednie ryzyko populacyjne urodzenia dziecka z trisomig 21
wynosi 1:800, trisomig 18 -1:6000, trisomiq 13 -1:10000, trisomig chromosomadw
pfci 1:500, monosomiq chromosomu X 1:2500 dziewczynek. Obecnie w Polsce
metoda MLPA nie jest refundowana, ale moze by¢ uwzgledniona jako ,inne
badanie genetyczne” w ramach istniejgcego , Programu badan prenatalnych”.
Moze byc tez finansowana jako swiadczenie kontraktowane oddzielnie.

Dowody naukowe

Do analizy wtgczono tqcznie 10 jednoramiennych badan pierwotnych z lat 2003-
2013, odnoszgcych sie do zastosowania badania za pomocg MLPA w diagnostyce
prenatalnej. We  wszystkich  badaniach testem  referencyjnym  byfo
kariotypowanie.

Najwyzszy odsetek wynikdow fatszywie dodatnich wynidst 0,2% (Hochstenbach
2005), a najnizszy 0% (Bocian 2011, Yurdakul 2010, Slater 2003). Bezwzgledna
czutos¢ badania wynosita 97 do 100%. Swoistosc¢ wynosita 99,8 do 100%.

Odnaleziono 7 wytycznych praktyki klinicznej: 2 polskie i 5 zagranicznych,
(z zagranicznych uwzgledniono tylko opublikowane po 2016 r). Zalecajq one
wykonywanie testow przesiewowych w kierunku najczestszych aneuploidii
u wszystkich kobiet w pierwszym trymestrze cigzy (ACOG 2020, RANZCOG 2018,
SOGC, CCMG 2017). Wstepnie wykonuje sie badania nieinwazyjne (NIPT, ang.
Non Invasive Prenatal Testing), obejmujgce:-potfqczone badanie przesiewowe
z pomiarami przeziernosci karku (USG) i stezenia biatka osocza A (PAPP-A)
zwiqzanego z cigzq oraz ludzkiej beta gonadotropiny kosmowkowej
(BHCG),-badanie przesiewowe oparte na bezkomdrkowym DNA (cfDNA, wolne
ptodowe DNA). Wg wytycznych polskich (PTG, PTGC 2017):badania genetyczne
wykonane na wolnym ptodowym DNA (NIPT) nalezy zaproponowac kobietom
ciezarnym, jesli ich ryzyko, wyliczone na podstawie wyniku badania
przesiewowego | trymestru ciqzy, wynosi miedzy 1:100 a 1:1000.
Badania diagnostyczne obejmujg wykonanie celowanej diagnostyki genetycznej,
polegajqgcej na analizie materiatu genetycznego z komorek ptodu pobranych
metodq inwazyjng (amniopunkcja/biopsja trofoblastu/kordocenteza) pod
kontrolg USG.
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Odnalezione wytyczne nie wskazujq bezposrednio na mozliwos¢ stosowania
metody MLPA w diagnostyce prenatalnej, ale moze ona byc¢ uwzgledniona
w szerszej grupie badan diagnostycznych, wskazywanych przez wytyczne np. jako
ocena molekularnego DNA lub cytogenetyczne badania molekularne.

Alternatywnymi technologiami medycznymi w diagnostyce prenatalnej
aneuploidii u ptodu sq m.in.: kariotypowanie, standardowe badanie FISH;
badanie aCGH; i inne. Obecnie istotnym trendem jest wykorzystywanie
do wykrywania aneuploidii i innych zmian genetycznych u pfodu rdéwniez
nieinwazyjnych  prenatalnych testow genetycznych, w skrdcie NIPT.
Polegajqg one na przesiewowym badaniu we krwi matki wolnego ptodowego
DNA (ang. cell free fetal DNA, cffDNA).

Badanie inwazyjne (pobieranie probek kosmdwki) moze wigzac sie z ryzykiem
poronienia (1%). W przypadku amniopunkcji, podczas ktorej pobiera sie probke
ptynu owodniowego, ryzyko poronienia wynosi 0,5%.

Problem ekonomiczny

Wedfug oszacowar przedstawionych w KSOZ, wstepne skutki dla budzetu NFZ
w przypadku finansowania badania MLPA i badania Rapid-FISH oszacowano
w dwoch wariantach. W pierwszym wariancie, w zestawieniu z catkowitq liczbg
dzieci urodzonych w 2016 r. (382 tys.) za populacje minimalnq przyjeto 20 tys.
kobiet w cigZy rocznie (20 tys. dzieci rodzi sie rocznie z chorobq genetyczng).
Drugi wariant oszacowania przeprowadzono dla populacji pilotazowej
wynoszqcej 5 tys. Koszt badania metodq MPLA przyjeto na poziomie 649,39 z.

Koszt finansowania prenatalnych badan genetycznych metodgq MLPA
szacowany jest na poziomie od ok. 3,3 min zt do ok. 13,0 min zt rocznie,
w zaleznosci od liczebnosci populacji, tj. odpowiednio 5 tys. osob i 20 tys.
0sob. W przypadku rozpoczecia finansowania od populacji pilotazowej,
wynoszqcej 5 tys. badan rocznie, koszt roczny nie powinien przekroczy¢ 3,3 min
zt,

Gtowne argumenty decyzji

Metoda MLPA pozwala na szybkg inwazyjnq diagnostyke prenatalnq i ma prawie
100% czutosc i specyficznosc i nie jest finansowana w Polsce. Metoda jest bardzo
przydatna, bo nie wymaga skomplikowanej aparatury, a wynik otrzymuje sie
nawet w ciggu 24 godz. Stuzy do badania bardzo krotkich sekwencji
nukleotydowych, ktore sq zbyt mate do wykrycia metodq FISH.

Uwagi Rady

1. Rada proponuje refundacje w ramach programu pilotazowego, obejmujgcego
ok 5 tys. uczestnikow.
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2. Nalezy dqzyc¢ do taryfikacji we wszystkich wskazaniach skutecznych metod
genetycznych, jak catogenomowe badanie porownawczej hybrydyzacji
genomowej do mikromacierzy oraz QF-PCR i Digital PCR.

3. Nalezy zadbac o rozwdj systemu nadzoru nad jakosciq badan genetycznych
oraz regulacji prawnych w zakresie ochrony danych genetycznych.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 31c ust. 6 w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 1 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 opracowania nr: WS.430.4.2018 ,Badanie genetyczne metodg MLPA (Multiplex ligation-
dependent probe amplification, amplifikacja sond zalezna od ligacji) w diagnostyce przedurodzeniowej; Badanie
genetyczne metoda Rapid-FISH (szybka fluorescencyjna hybrydyzacja in situ) w diagnostyce prenatalnej
wybranych aneuploidii”, data ukoriczenia: 9 marca 2022 r.



Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 38/2022 z dnia 14 marca 2022 roku
o projekcie programu ,,Program polityki zdrowotnej endometrioza,
choroba kobiet w kazdym wieku pn. »Plan na zycie z endometriozg«”
(miasto Wroctaw)

Rada Przejrzystosci pozytywnie opiniuje projekt programu polityki zdrowotnej
,Program polityki zdrowotnej endometrioza, choroba kobiet w kazdym wieku pn.
»Plan na Zycie z endometriozq«” (miasto Wroctaw), pod warunkiem
uwzglednienia uwag zawartych w raporcie AOTMIT.

Uzasadnienie

Przedstawiony projekt programu polityki zdrowotnej dotyczy waznej kwestii,
jakqg jest poprawa jakosci zycia u kobiet z endometriozq. Program ma byc
realizowany na terenie miasta Wroctawia w okresie maj-grudzien 2022. Program
skierowany jest do mieszkanek Wroctawia.

Whnioskodawca jako cel gtowny programu wskazat uzyskanie poprawy jakosci
zycia u mieszkanek Wroctawia - kobiet z endometriozq. Zatozeniem programu
jest rozszerzenie dostepu kobiet chorych na endometrioze do specjalistycznej
edukacji zdrowotnej z zakresu diagnostyki, kompleksowego leczenia
endometriozy oraz do wsparcia psychologicznego, a takze dzieki edukacji
personelu medycznego zaangazowanego w opieke nad pacjentkami
zendometriozq. W ramach programu wnioskodawca zaproponowat 5 celow
szczegotowych tj.: (1) ,wzrost poziomu wiedzy pracownikow medycznych
w zakresie kompleksowej opieki nad kobietami z endometriozq poprzez
prowadzenie szkolen”, (2) ,wzrost poziomu wiedzy kobiet na temat
etiopatogenezy, objawow, powiktan, diagnostyki i leczenia endometriozy
poprzez prowadzenie szkolen, konsultacji specjalistycznych, strony internetowej
programu, zamieszczanie postow na fanpage'u”, (3) ,,poprawe samopoczucia
fizycznego kobiet, odbiorcow programu poprzez udzielanie konsultacji dietetyka,
rehabilitanta i anestezjologa”, (4) ,poprawe funkcjonowania psychicznego
kobiet, odbiorcow programu poprzez wsparcie psychologiczne, w tym — udziat
w konsultacjach z psychologiem, grupie wsparcia oraz w mediach
spotecznosciowych”, (5) ,poprawe w codziennym funkcjonowaniu kobiet
z endometriozq, poprzez udziat w konsultacjach specjalistycznych, szkoleniach
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oraz wdrozenie planu postepowania w chorobie, przygotowanego
we wspotpracy z zespotem specjalistow”.

Whnioskodawca okreslit, ze program skierowany bedzie do kobiet
ze zdiagnozowang endometriozq, z symptomami m.in. bélowymi sugerujgcymi
endometrioze, bgdz do kobiet z nieptodnosciq, u ktdrych zachodzi podejrzenie
endometriozy.

Whnioskodawca zatozyt, ze w pilotazu programu indywidualng edukacjg
zdrowotng prowadzonq przez specjalistow zostanie objetych okoto 100 kobiet
z nasilonymi objawami endometriozy, dla ktdrych zostanie opracowany , Plan na
zycie z endometriozq”. Z edukacji specjalistycznej on-line skorzysta ok. 3 500
0s0b. Wnioskodawca nie uzasadnit szacunkow dot. liczby kobiet korzystajqgcych
z edukacji online. Program zakfada rowniez dziatania szkoleniowe skierowane
do lekarzy podstawowej opieki zdrowotnej, lekarzy w trakcie specjalizacji,
specjalistow oraz potfoznych. Whnioskodawca w ramach programu planuje
ponadto przeprowadzenie 4 szkolen dla personelu medycznego, w ktorych udziat
wezZmie do 100 uczestnikow.

Whnioskodawca okreslit nastepujqgce kryteria kwalifikacji do udziatu w programie
polityki zdrowotnej w zakresie kompleksowej opieki specjalistow: wiek (kobiety
w wieku produkcyjnym) zdiagnozowanq enometrioze; brak zdiagnozowanej
endometriozy przy jednoczesnych objawach choroby, potwierdzonych
we wstepnym  wywiadzie; nieptodnos¢ z jednoczesnym  podejrzeniem
endometriozy. Przed przystgpieniem do udziatu w programie konieczne bedzie
rowniez wyrazenie pisemnej zgody przez pacjentke.

Ze szkolen dla personelu medycznego bedq mogli skorzystac: lekarze
podstawowej opieki zdrowotnej; lekarze w trakcie specjalizacji, a takze specjalisci
w dziedzinie pofoznictwa i ginekologii, urologii, chirurgii, choréb wewnetrznych,
medycyny rodzinnej, endokrynologii, anestezjologii; studenci psychologii oraz
psychologowie; pofozne, pielegniarki, studenci kierunkdw medycznych
(lekarskiego, pielegniarskiego).

Whnioskodawca nie okreslit kryteriow wytgczenia z programu.

W projekcie programu zaplanowano kwalifikacje do programu, szkolenia
personelu medycznego oraz dziatania edukacyjne dla uczestniczek, wraz
z szeregiem konsultacji specjalistycznych.

Odnalezione dowody kliniczne i wytyczne potwierdzajq zasadnos¢ kwalifikacji
uczestniczek na podstawie rozmowy. Z kolei istniejgce narzedzia majq
ograniczonq uzytecznosc klinicznq i nie nadajq sie do takiego przesiewu, gtownie
ze wzgledu na ich stopien rozbudowania, ztozonq punktacje, wymagane badania
dodatkowe lub nieodpowiedniq walidacje. (Surrey 2017). Badania przesiewowe
w kierunku endometriozy w populacji ogdlnej nie sq zalecane (CNGOF/HAS 2017).
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Zaplanowane przez Whnioskodawce interwencje zgodne sie z odnalezionymi
wytycznymi. Wytyczne te wskazujq, Ze swiadczenia Srodowiskowe,
ginekologiczne i specjalistyczne z zakresu endometriozy (osrodki endometriozy)
powinny zapewnia¢ skoordynowanq opieke nad osobami z podejrzeniem
lub potwierdzonq endometriozq. Nalezy indywidualnie ocenia¢ potrzeby
informacyjne i wsparcie kobiet z podejrzeniem lub potwierdzonq endometriozg
(RANZCOG 2021, NICE 2017). Wytyczne zalecajg, aby klinicysci omawiali
niemedyczne strategie majgce na celu poprawe jakosci Zycia i dobrostanu
psychicznego kobiet zmagajgcych sie z objawami endometriozy. (ESHRE 2022).
Kobiety z endometriozq wymagajq zindywidualizowanej opieki przez dtugi okres,
w ktorej priorytety mogq ulec zmianie ze wzgledu na rodzaj i nasilenie objawdw,
obecne lub przyszte oczekiwania kobiet dotyczqce ptodnosci oraz czynniki
zwigzane ze stylem zycia (WES 2013). Zgodnie z pozyskanymi opiniami ekspertow
prowadzenie dziatan edukacyjnych dla kobiet chorych na endometrioze
w ramach programdw polityki zdrowotnej jest w petni uzasadnione.

Whioskodawca wskazat, ze w przypadku wycofania zgody pacjentki na udziat
w programie zostanie ona poinformowana o mozliwos¢ kontynuacji opieki
w ramach swiadczern NFZ. Po zakoriczeniu Programu przekazana zostanie przez
koordynatora merytorycznego Programu pisemna informacja lekarzowi POZ
dotyczqca m.in. zalecen w celu wtgczenia kobiety do dalszego postepowania
w ramach NFZ dopuszcza zakonczenie programu na kazdym jego etapie
na zyczenie uczestnika. Po zakonczeniu szkolenia uczestnik otrzyma
zaswiadczenie o udziale w szkoleniu.

Ocena zgtaszalnosci do programu prowadzona bedzie poprzez analize liczby
kobiet zgtaszajgcych sie do programu oraz liczby uczestniczek, ktore nie
zrezygnowaty z programu. Bedzie ona monitorowania poprzez dostep do baz
danych programu lub dokumentacji medycznej, prowadzonych przez realizatora
programu. Dokonane zostanie porownanie liczby kobiet, ktorym udzielono
Swiadczen w ramach programu w stosunku do populacji do niego
sie kwalifikujgcej. Monitorowanie programu bedzie dokumentowane, m.in.
poprzez tworzenie raportow okresowych obejmujgcych sprawozdania z aktualnie
realizowanych dziatan. W projekcie programu zaplanowano przeprowadzenie
ankiety satysfakcji, ktora zostanie przekazana wszystkim uczestnikom programu.
Jednakze wzdr ankiety nie zostat zatgczony do projektu programu, zatem nie byta
mozliwa weryfikacja jego tresci. Analizie bedq podlegaty rowniez pisemne uwagi
zgtaszane przez uczestnikow do realizatora.

Koszt kampanii informacyjno-edukacyjnej wyniesie 5 000 zt, z kolei koszt naboru
do programu wyniesie 25 400 zi, koszt edukacji zdrowotnej kobiet zendometriozq
wyniesie 114 200 zt (w tym: edukacja online: 25 600 zt i edukacja w ramach
programu ,,Plan na Zycie z endometriozq”: 88 600 zt), a koszty administracyjne
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i inne wyniosq 11 000 zt. Planowane koszty catkowite zostaty okreslone przez
Whnioskodawce na kwote 170 000 zt.

Zrédto finansowania: Miasto Wroctaw.

Realizacja programu polityki zdrowotnej rozszerzy dostep kobiet chorych
na endometrioze do specjalistycznej edukacji zdrowotnej z zakresu diagnostyki,
jej kompleksowego leczenia oraz do wsparcia psychologicznego.

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 pdin.
zm.), z uwzglednieniem raportu nr: OT.431.7.2022 ,,Program polityki zdrowotnej endometrioza, choroba kobiet
w kazdym wieku pn. »Plan na zycie z endometriozg«”, data ukornczenia: marzec 2022 oraz Aneksu do raportéw
szczegotowych ,,Opieka nad kobietami chorymi na endometrioze” z marca 2022 r.



Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 39/2022 z dnia 14 marca 2022 roku
o projekcie programu ,,Program polityki zdrowotnej w zakresie
profilaktyki nadwagi i otytosci wsrdd dzieci klas 1l szkot
podstawowych w Miescie Lubliniec oraz wsrod mieszkancéw w wieku
65+ na lata 2022-2026"

Rada Przejrzystosci pozytywnie opiniuje projekt programu polityki zdrowotnej
,Program polityki zdrowotnej w zakresie profilaktyki nadwagi i otytosci wsrod
dzieci klas 11l szkdt podstawowych w Miescie Lubliniec oraz wsrdod mieszkancow
w wieku 65+ na lata 2022-2026”, pod warunkiem uwzglednienia uwag zawartych
w raporcie AOTMIT.

Uzasadnienie

Projekt programu dotyczy istotnego problemu zdrowotnego jakim jest nadwaga
oraz otytos¢ wsrod dzieci i osob starszych. W programie wzieto pod uwage
zarowno czynniki ryzyka, jak i powiktania otyfosci, a takZze negatywne skutki
otytosci w wieku podesztym. Problem nadwagi i otytosci dotyczy ogéfem ok. 12-
14% dzieci w Polsce. Otytos¢ w wieku starszym (powyzej 60 r.z.) dotyczy w Polsce
ok. 21% populacji, w tym 21,8% kobiet oraz 22,9% mezczyzn. Na fakt zwiekszania
sie w polskim spofeczenstwie odsetkow nadwagi i otytosci, niebagatelny wptyw
ma trwajqgca obecnie pandemia COVID-19.

Gtownym zatozeniem programu jest zmniejszenie o 5 punktow procentowych
czestosci wystepowania nadwagi | otytosci wsrdd zakwalifikowanych
do programu dzieci oraz wsrod 0séb powyzej 65 r.z.

Populacje docelowq stanowic bedq dzieci w wieku 9 lat, uczeszczajqgce do szkot
podstawowych z terenu Gminy Lubliniec, ich rodzice/opiekunowie prawni,
a takze osoby powyzej 65 r.z. zamieszkujgce Gmine Lubliniec. Liczba
mieszkancow Lublinca powyzej 65 r.z. wynosi 4 435 0sob, w tym 2 665 kobiet
oraz 1 770 mezZczyzn; natomiast liczba dzieci 9-letnich wynosi ok. 200 rocznie.

Do programu zostanq corocznie wigczone wszystkie 9-letnie dzieci uczeszczajqgce
do szkot podstawowych, prowadzonych przez Gmine Lubliniec oraz, ze wzgledu
na ograniczone srodki finansowe, okofo 100 0sob w wieku powyzej 65 r.z. tgcznie
w czasie trwania 5-letniego programu bedzie to 1 198 dzieci oraz 500 0sob
powyzej 65 r.z.
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W celu wyfonienia populacji zagrozonej nadwagqg i otyfosciq zostanie
przeprowadzone badanie przesiewowe catej populacji dzieci klas I,
uczeszczajgcych do szkot na terenie Miasta Lublirica. Nadwaga lub otytosc bedzie
diagnozowana na podstawie wskaznika masy ciata BMI w oparciu o siatki
centylowe. Dla nadwagi jest to wartos¢ BMI w granicach 90-97 centyla,
natomiast dla otytosci bedzie to powyzZej 97 centyla.

W populacji osob powyzej 65 r.z. rowniez zaplanowano przeprowadzenie
badania przesiewowego w oparciu o pomiary antropometryczne. Nadwaga lub
otytos¢ bedzie diagnozowana na podstawie wskaznika masy ciata BMI. BMI
w granicach 25-29,9 oznaczac bedzie nadwage, 30-34,99 — | stopien otytosci, 35-
39,99 — Il stopien otytosci, natomiast wskaznik powyzej 40 — otytosc¢ skrajng
(olbrzymigq).

W ramach interwencji zaplanowano dziatania informacyjno-edukacyjne,
dziatania kwalifikacyjne i diagnostyczne oraz dziatania terapeutyczne tj.
interwencje multikomponentowe, w tym: konsultacje dietetyczne, konsultacje
psychologiczne, konsultacje ze specjalistg aktywnosci ruchowej, dziatania
edukacyjne, a takie pomiary antropometryczne. O kwalifikacji do etapu
interwencji multikomponentowej decydowac bedzie wynik pomiarow
antropometrycznych.

Na podstawie odnalezionych dowodow (APA 2018, MQIC 2018b, ES 2017,
USPSTF 2017, AAFP  2017) zaleca sie realizacje interwencji
multikomponentowych, majqcych na celu redukcje masy ciata i wypracowanie
odpowiednich nawykow (m.in. zywieniowych i w zakresie aktywnosci fizycznej),
ktore umozliwiq utrzymanie uzyskanych rezultatow. Interwencje te powinny
obejmowac w sumie minimum 26 godzin kontaktowych. Zaproponowane w PPZ
dziatania zapewniajq zalecane przez USPSTF godziny kontaktowe (26).

Z budzetu programu wynika, Ze interwencjq multikomponentowq zostanie
objete ok. 16,5% dzieci, tj. w 2022 r. — 39 o0s., 2023 r. — 36 0s., 2024 r, — 38 0s.,
2025r.—380s., 2026 r. —45 o0s. oraz ok. 21% 0sob w wieku powyzej 65r.z., tj. 21
0s0b w kazdym roku realizacji PPZ. tqcznie w czasie trwania 5-letniego programu
interwencjq multikomponentowq zostanie objete 196 dzieci oraz 105 o0sob
powyzej 65 r.z. Dziatania ukierunkowane na zapobieganie nadmiernemu
przyrostowi masy ciata, poprawe diety oraz poziomu aktywnosci fizycznej u dzieci
i mtodziezy powinny aktywnie angazowac ich rodzicow oraz opiekundw (ES 2017,
MoH NZ 2016, NICE 2015a, NICE 2015b). Liczba rodzicow zostata przez autorow
programu oszacowana na dwukrotngq liczbe dzieci, tj. 2 396 0sdb.

Zaplanowane przez wnioskodawce interwencje (dziatania edukacyjne,
konsultacje dietetyczne, konsultacje psychologiczne, konsultacje ze specjalistq
aktywnosci ruchowej) sq zgodne z wiekszosciq odnalezionych wytycznych (NICE
2016, PTDiet 2015, EASO 2015, NHMRC 2013, AHA/ACC/TOS 2013).
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Wytyczne zalecajq tgczne stosowanie strategii zmiany stylu Zycia, takich jak:
zwiekszenie aktywnosci fizycznej, poprawe nawykow Zywieniowych, jakosci
diety, redukcje przyjetej energii.

Budzet programu nie zaktada podwdjnego finansowania sSwiadczen
gwarantowanych, finansowanych przez NFZ.

Kompleksowa ocena stanu zdrowia dzieci obejmujgca m.in. ocene rozwoju
fizycznego, w tym pomiary wysokosci i masy ciata wraz z okresleniem
wspotczynnika masy ciata (BMI) znajduje sie bowiem w wykazie swiadczen
gwarantowanych z zakresu podstawowej opieki zdrowotnej i zgodnie
z rozporzqgdzeniem Ministra Zdrowia, powinna by¢ przeprowadzana u dzieci
wramach testow przesiewowych wykonywanych przez pielegniarki
lub higienistki szkolne. Pomiary antropometryczne sq rutynowo przeprowadzane
w ramach bilansow zdrowia dziecka w wieku: przedszkolnym oraz w klasach Il
V, Vil szkoty podstawowej, | oraz ostatniej klasie szkoty ponadgimnazjalnej
do ukonczenia 19r.z.

Koszt jednostkowy udziatu w programie dziecka - 1 230 zt, w tym: 500 zt — koszt
poradnictwa dietetycznego z przyktadowym jadtospisem (10 wizyt x 50 zt), 400 zt
— koszt poradnictwa psychologicznego (8 wizyt x 50 zt), 320 zt — koszt
poradnictwa w zakresie aktywnosci ruchowej (8 wizyt x 40 zt), 10 zt — koszt
pomiarow antropometrycznych (pot roku i rok po zakoriczeniu programu —2 x 5
zt). Koszt jednostkowy udziatu w programie osoby powyzZej 65 r.z. - 1 310 zt —
w tym: 5 zt — koszt pomiarow antropometrycznych przed programem. 500 zt —
koszt poradnictwa dietetycznego z przyktadowym jadtospisem (10 wizyt x 50 zt),
400 zt — koszt poradnictwa psychologicznego (8 wizyt x 50 zt), 400 zt — koszt
poradnictwa w zakresie aktywnosci ruchowej (8 wizyt x 50 zt), 10 zt — koszt
pomiarow antropometrycznych (pot roku i rok po zakoriczeniu programu —2 x 5
zt). 5 000 zt — koszt akcji informacyjno-edukacyjnej,1 000 zt — koszt ewaluacji
i monitorowania. Koszty catkowite programu: 438 755 zt. Zrédto finansowania:
miasto Lubliniec.

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 pdin.
zm.), z uwzglednieniem raportu nr: 0T.431.8.2022 ,Program polityki zdrowotnej w zakresie profilaktyki nadwagi
i otytosci wsrdd dzieci klas Il szk6t podstawowych w Miescie Lubliniec oraz wsréd mieszkancéw w wieku 65+
na lata 2022-2026", data ukoriczenia: marzec 2022 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 40/2022 z dnia 14 marca 2022 roku
o projekcie programu ,,Gminny program polityki zdrowotnej w
zakresie profilaktyki zakazen pneumokokowych w Kozach”

Rada Przejrzystosci pozytywnie opiniuje projekt programu polityki zdrowotnej
,Gminny program polityki zdrowotnej w zakresie profilaktyki zakazen
pneumokokowych w Kozach”, pod warunkiem uwzglednienia uwag zawartych
w raporcie AOTMIT.

Uzasadnienie

Przedmiotem oceny jest projekt programu polityki zdrowotnej zaplanowany
do realizacji przez gmine Kozy, zaktadajqcy przeprowadzenie szczepien przeciwko
pneumokokom oraz dziatan edukacyjnych wsrdéd osob w wieku powyzej 65 r.z.
Program ma byc realizowany w 2022 roku.

Celem gtdwnym programu jest ,,.zmniejszenie ryzyka zachorowania na choroby
wywotywane przez S. pneumoniae (w tym na inwazyjng chorobe
pneumokokowgq) w populacji oséb powyzej 65 r.z., objetych programem (tj. 90
0s0b), zamieszkatych na terenie Gminy Kozy poprzez przeprowadzenie szczepien
przeciwko pneumokokom w 2022 roku”. Programem ma zostac objetych 90 osob,
co stanowi ok. 3,8% populacji docelowej (liczba mieszkarnicow gminy powyzZej 65
r.z. wynosi 2 395 osob). W programie wskazano, Ze osoby spetniajgce kryteria
wtgczenia bedq szczepione przeciwko pneumokokom szczepionkqg 13-walentng
(PCV13). Schemat szczepienia i sposob ich realizacji zgodne bedq z aktualng ChPL
produktu leczniczego. Szczepienie przeciw zakazeniom pneumokokowym
kazdorazowo zostanie poprzedzone kwalifikacjq lekarskq i przeprowadzone po
uzyskaniu zgody uczestnika programu na jego realizacje. Uczestnicy programu
bedqg poinformowani przez lekarza kwalifikujgcego do szczepienia o mozliwych
odczynach poszczepiennych, sposobie postepowania oraz miejscu, gdzie mozna
sie zgtosic w razie ewentualnych dziatan niepozgdanych.
Proponowane postepowanie jest zgodne z rekomendacjami miedzynarodowych
towarzystw naukowych - szczepienia przeciwko pneumokokom zalecane sq w
ogdlnej populacji oséb starszych. Dolna granica wiekowa rdzni sie w zaleznosci
od organizacji wydajqcej zalecenia (250 r.z.).
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Edukacja bezposrednia bedzie realizowana poprzez rozmowe z lekarzem
i pielegniarkq obejmujgca m. in. zasadnosc¢ szczepienia, informacje o mozliwych
skutkach ubocznych szczepienia oraz informacje o szczepieniach uzupetniajgcych.
Edukacja posrednia bedzie oparta o ulotki informacyjne, plakaty i inne
zaplanowane do wykorzystania materiaty. Akcja informacyjna bedzie
skierowana przede wszystkim do osob w wieku 65+ poprzez przekazanie
materiatow informacyjnych do srodowiska lekarzy POZ, klubow seniora oraz
stowarzyszen dziatajgcych na terenie gminy.

W projekcie programu przedstawiono koszty jednostkowe, koszty catkowite oraz
Zrodta finansowania. Planowane koszty catkowite zostaty oszacowane na 28 000
zt. Program finansowany ma zostac sfinansowany z budzetu gminy Kozy oraz
innych Zrodet.

Zastrzezenia analityczne budzi ocena efektywnosci programu. W jej ramach
wnioskodawca wskazuje, ze skutecznos¢ programu zostanie oceniona
na podstawie wskazanych miernikdow efektywnosci, jednak jego autorzy
przedstawili tylko jeden prawidfowo sformufowany wskaZznik tj. ,odsetek
uczestnikow programu, u ktorych nastgpit wzrost wiedzy na temat roli szczepien
w profilaktyce chorob zakaznych”. Przeprowadzenie oceny efektywnosci
podjetych dziatan bedzie zatem trudne. Ewaluacja programu powinna opierac
sie na porownaniu stanu sprzed wprowadzenia dziatan w ramach programu,
a stanem po jego zakonczeniu.

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 pdin.
zm.), z uwzglednieniem raportu nr: 0T.431.9.2022 ,,Gminny program polityki zdrowotnej w zakresie profilaktyki
zakazen pneumokokowych w Kozach”, data ukoriczenia: marzec 2022 oraz Aneksu do raportéw szczegdétowych
»,Szczepienia przeciwko pneumokokom wsrdd osdb starszych — wspdlne podstawy oceny” z grudnia 2018 r.



Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr41/2022 z dnia 14 marca 2022 roku
w sprawie objecia refundacjg lekow zawierajgcych substancje czynng
ciclosporinum w zakresie wskazan do stosowania lub dawkowania,
lub sposobu podawania odmiennych niz okreslone w Charakterystyce
Produktu Leczniczego

Rada Przejrzystosci uwaza za zasadng kontynuacje refundacji lekow
zawierajgcych  substancje  czynnq  ciclosporinum  we  wskazaniach
pozarejestracyjnych: aplazja lub hipoplazja szpiku kostnego; biataczka z duzych
granularnych limfocytow T; wybidrcza aplazja uktadu czerwonokrwinkowego;
zespot aktywacji makrofagow; zespot hemofagocytowy matoptytkowosc¢ oporna
na leczenie; zespot mielodysplastyczny — leczenie paliatywne; stan
po przeszczepie koniczyny, rogowki, tkanek lub komoarek.

Uzasadnienie

Opinia dotyczy substancji czynnej cyklosporyna we wskazaniach innych niz
okreslone w CHPL:

e aplazja lub hipoplazja szpiku kostnego;

e biataczka z duzych granularnych limfocytow T;

e wybidrcza aplazja uktadu czerwonokrwinkowego;

e zespot aktywacji makrofagow;

e zespot hemofagocytowy;

e matoptytkowosc oporna na leczenie;

e zespot mielodysplastyczny — leczenie paliatywne;

e stan po przeszczepie koriczyny, rogowki, tkanek lub komdrek.

Rada Przejrzystosci wydata w roku 2019 pozytywnq opinie (nr 115/2019)
dotyczqcq refundacji cyklosporyny w powyzszych wskazaniach.

Wyniki wybranych badan i wytycznych klinicznych opublikowanych po dacie
wydania  poprzedniej opinii  potwierdzajg skutecznos¢  cyklosporyny
we wnioskowanych wskazaniach. Wyjgtkiem jest stosowanie cyklosporyny
we wskazaniu zespot hemofagocytowy spowodowany zakazeniem, w ktorym jej
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zastosowanie w stosunku do dozylnych immunoglobulin zwieksza smiertelnosc.
Nie wykazano takiej zaleznosci w zespole hemofagocytowym z innych przyczyn.

Gtowne argumenty decyzji

Odnalezione badania naukowe i wytyczne kliniczne wskazujq na skutecznosc
i bezpieczenstwo stosowania cyklosporyny w ocenianych wskazaniach.

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 $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U.z 2021r.,
poz. 1285 z pdéin. zm.), z uwzglednieniem opracowania na potrzeby oceny zasadnosci finansowania lekow
zawierajacych dang substancje czynng we wskazaniach innych niz wymienione w Charakterystyce Produktu
Leczniczego nr: 0T.4220.11.2022 ,Cyklosporyna we wskazaniach: aplazja lub hipoplazja szpiku kostnego;
biataczka z duzych granularnych limfocytow T; wybidrcza aplazja uktadu czerwonokrwinkowego; zespot aktywacji
makrofagéw; zespdét hemofagocytowy matoptytkowosé oporna na leczenie; zesp6t mielodysplastyczny — leczenie
paliatywne; stan po przeszczepie konczyny, rogowki, tkanek lub komaérek”, data ukonczenia: 11 marzec 2022 r.



Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr42/2022 z dnia 14 marca 2022 roku
w sprawie objecia refundacjg lekow zawierajgcych substancje czynng
cyclophosphamidum w zakresie wskazan do stosowania lub
dawkowania, lub sposobu podawania odmiennych niz okreslone w
Charakterystyce Produktu Leczniczego

Rada Przejrzystosci uwaza za zasadng kontynuacje refundacji lekow
zawierajgcych substancje czynng cyclophosphamidum we wskazaniach
pozarejestracyjnych: zespot hemofagocytowy,; zespot POEMS; matoptytkowosc
oporna na leczenie kortykosteroidami; anemia hemolityczna oporna na leczenie
kortykosteroidami.

Uzasadnienie

Na podstawie raportu OT.4321.11.2019 Rada Przejrzystosci w roku 2019 uznata
za (opinia nr 105) zasadne finansowanie ze Srodkow publicznych stosowania
lekéw zawierajqcych cyklofosfamid we wskazaniach:

e zespot hemofagocytowy;

e zespot POEMS;

e  matoptytkowosc¢ oporna na leczenie kortykosteroidami;

e anemia hemolityczna oporna na leczenie kortykosteroidami,

to jest innych wskazaniach, niz ujete w charakterystyce produktu leczniczego
cyklofosfamid.

Aktualnie przeprowadzony przez Agencje przeglgd literatury naukowej
dotyczqcej stosowania cyklofosfamidu, ktora ukazata sie od czasu wydania
poprzedniej opinii, nie daje podstaw do rewizji decyzji Rady z 2019 roku.

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 $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U.z2021r,,
poz. 1285 z pdzin. zm.), z uwzglednieniem opracowania na potrzeby oceny zasadnosci finansowania lekow
zawierajacych dang substancje czynng we wskazaniach innych niz wymienione w Charakterystyce Produktu
Leczniczego nr: 0T.4220.12.2022 , Cyklofosfamid we wskazaniach: zesp6t hemofagocytowy; zespét POEMS;
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matoptytkowos¢ oporna na leczenie kortykosteroidami; anemia hemolityczna oporna na leczenie
kortykosteroidami”, data ukoriczenia: 10 marzec 2022 r.



Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr43/2022 z dnia 14 marca 2022 roku
w sprawie objecia refundacjg lekdw zawierajgcych substancje czynng
sorafenibum w zakresie wskazan do stosowania lub dawkowania,
lub sposobu podawania odmiennych niz okreslone w Charakterystyce
Produktu Leczniczego

Rada Przejrzystosci uwaza za zasadng kontynuacje refundacji lekow
zawierajgcych substancje czynnqg sorafenibum we wskazaniu
pozarejestracyjnym: leczenie nowotworow podscieliska przewodu pokarmowego
(GIST) (ICD-10 C15, C16, C17, C18, C20, C48).

Uzasadnienie

Sorafenib jest lekiem nalezgqcym do grupy inhibitorow wielokinazowych,
stosowanym miedzy innymi w leczeniu raka wgtrobowokomdrkowego,
nerkowokomorkowego i raka tarczycy. Sorafenib w ramach wskazan
pozarejestracyjnych moze byc¢ stosowany leczeniu nowotwordw GIST (program
lekowy). W roku 2019 Rada Przejrzystosci wydata pozytywnq rekomendacje dla
stosowanie sorafenibu we wnioskowanym wskazaniu.

Dodatkowe dowody dotyczgce efektywnosci i bezpieczeristwa sorafenibu
w leczeniu nowotwordw GIST, od czasu wydania poprzedniej pozytywnej
rekomendacji, pochodzqg z badania Brzozowska 2019. W badaniu oceniano
przezycie catkowite (0OS) wsrdd pacjentow leczonych w ramach programu
lekowego. Mediana OS wsrod 137 pacjentow z nowotworami GIST leczonych
sorafenibem wyniosta 16,9 miesiqca (95%Cl:3,7; 24,3). Prawdopodobieristwo 12-
miesiecznego przezycia wyniosto 61,9%, 24-miesiecznego przezycia 36,2%, a 36-
miesiecznego przezycia 16,8%. Uzyskane wyniki leczenia byty porownywalne
z wynikami badan klinicznych oceniajqcych sorafenib w zblizonych wskazaniach.
Wytyczne kliniczne PTOK 2019, NCCN 2022 wskazujg na mozliwosc zastosowania
sorafenibu u chorych z nowotworami GIST, u ktorych pomimo leczenia
pierwszoliniowego, w tym imatynibem i sunitynibem, doszto do progresji
choroby.

Podsumowujqc, od dnia wydania poprzedniej opinii w roku 2019 nie pojawity sie
nowe dowody naukowe, uzasadniajgce zmiane poprzedniej pozytywnej opinii
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Opinia Rady Przejrzystosci AOTMIT nr 43/2022 z dnia 14.03.2022 r.

Rady (106/2019), dotyczqgcej finansowania sorafenibu w leczeniu nowotworéw
podscieliska przewodu pokarmowego (GIST).

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.z 2021r.,
poz. 1285 z pdzn. zm.), z uwzglednieniem opracowania na potrzeby oceny zasadnosci finansowania lekéw
zawierajacych dang substancje czynng we wskazaniach innych niz wymienione w Charakterystyce Produktu
Leczniczego nr: 0T.4220.13.2022 ,Sorafenib we wskazaniu: leczenie nowotwordéw podscieliska przewodu
pokarmowego (GIST) (ICD-10 C15, C16, C17, C18, C20, C48)", data ukoriczenia: 09.03.2022 r.



Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr44/2022 z dnia 14 marca 2022 roku
w sprawie objecia refundacjg lekdw zawierajgcych substancje czynng
danazolum w zakresie wskazan do stosowania lub dawkowania,
lub sposobu podawania odmiennych niz okreslone w Charakterystyce
Produktu Leczniczego

Rada Przejrzystosci uwaza za zasadng kontynuacje refundacji lekow
zawierajgcych substancje czynng danazolum we wskazaniach
pozarejestracyjnych: matoptytkowos¢ autoimmunizacyjna oporna na leczenie;
zespot mielodysplastyczny.

Uzasadnienie

Danazol jest lekiem zarejestrowanym w leczeniu endometriozy i dysplazji
wtoknisto-torbielowatej. W Polsce danazol oprdocz wyzej wymienionych wskazan
jest takze finansowany we wskazaniach pozarejestracyjnych tj matoptytkowosci
autoimmunizacyjnej opornej na leczenie i zespole mielodysplastycznym.

Przedmiotem wniosku jest ocena zasadnosci kontynuowania finansowania
we wskazaniach pozarejestracyjnych. Poprzednia opinia Rady przejrzystosci
dotyczgca danazolu zostata wydana w roku 2019.

Dowody naukowe, ktore uzasadniajg stosowanie danazolu w leczeniu
matoptytkowosci autoimmunizacyjnej opornej na leczenie i zespole
mielodysplastycznym sq ograniczone. W wytycznych klinicznych dotyczgcych
leczenia matoptytkowosci autoimmunizacyjnej, ASH 2019 wymienia sie danazol
jako opcje terapeutyczng. Z kolei w wytycznych ESMO 2020 wskazuje sie na
androgeny jako opcje w leczeniu mafoptytkowosci w przebiegu zespotu
mielodysplastycznego. W poprzedniej opinii Rady wytyczne opracowane przez
grupe roboczq z Niemiec, Austrii i Szwajcarii wskazywaty na mozliwosc
stosowania danazolu w Il linii leczenia. Nie zidentyfikowano publikacji
dokumentujgcych efektywnos¢ leku u pacjentow z matoptytkowoscig
autoimmunizacyjnq opornq na leczenie izespotem mielodysplastycznym, ktore
ukazaty sie od czasu wydania poprzedniej opinii.

Podsumowujqc, nie odnaleziono danych klinicznych, ktore uzasadniatyby zmiane
pozytywnej opinii Rady Przejrzystosci nr 108 z roku 2019, dotyczgcej stosowania
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Opinia Rady Przejrzystosci AOTMIT nr 44/2022 z dnia 14.03.2022 r.

danazolu w leczeniu matoptfytkowosci autoimmunizacyjnej opornej na leczenie
oraz zespotu mielodysplastycznego.

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 40 ustawy o refundacji lekow, srodkdw spozywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego oraz wyroboéw 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.z 2021r.,
poz. 1285 z pdzin. zm.), z uwzglednieniem opracowania na potrzeby oceny zasadnosci finansowania lekow
zawierajacych dang substancje czynng we wskazaniach innych niz wymienione w Charakterystyce Produktu
Leczniczego nr: 0T.4220.14.2022 ,danazol we wskazaniach: matoptytkowos¢ autoimmunizacyjna oporna na
leczenie; zespo6t mielodysplastyczny”, data ukoriczenia: 10 marca 2022 r.



Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 45/2022 z dnia 14 marca 2022 roku
w sprawie objecia refundacjg lekdw zawierajgcych substancje czynng
sirolimusum w zakresie wskazan do stosowania lub dawkowania,
lub sposobu podawania odmiennych niz okreslone w Charakterystyce
Produktu Leczniczego

Rada Przejrzystosci uwaza za zasadng kontynuacje refundacji lekow
zawierajgcych  substancje  czynng  sirolimusum we wskazaniach
pozarejestracyjnych:  stwardnienie  guzowate; limfangioleiomiomatoza;
nowotwor z epitelioidnych komorek przynaczyniowych.

Uzasadnienie

Opinia Rady Przejrzystosci nr 109 z roku 2019, dotyczgca stosowania sirolimusu
we wnioskowanych wskazaniach, byta pozytywna. W aktualizowanym
opracowaniu AOTMIT, brak jest nowych dowoddw naukowych, ktore mogtyby
wptyng¢ na zmiane wnioskowania. Lek wymieniany jest w miedzynarodowych
wytycznych. Uwzgledniajgc powyzsze Rada uznaje za zasadne kontynuacje
refundacji lekow zawierajqcych substancje czynng sirolimusum we wskazaniach:
stwardnienie guzowate; limfangioleiomiomatoza; nowotwodr z epitelioidnych
komorek przynaczyniowych.

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 40 ustawy o refundacji lekow, srodkédw spozywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego oraz wyroboéw medycznych (Dz. U. z 2021 r., poz. 523), 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 2021 .,
poz. 1285 z pdin. zm.), z uwzglednieniem opracowania na potrzeby oceny zasadnosci finansowania lekéw
zawierajacych dang substancje czynng we wskazaniach innych niz wymienione w Charakterystyce Produktu
Leczniczego nr: 0T.4220.5.2022 ,sirolimusum we wskazaniach: stwardnienie guzowate;
limfangioleiomiomatoza; nowotwdr z epitelioidnych komaérek przynaczyniowych”, data ukonczenia: 10.03.2022
r.
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Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr46/2022 z dnia 14 marca 2022 roku
w sprawie objecia refundacjg lekow zawierajgcych substancje czynng
valganciclovirum w zakresie wskazan do stosowania lub dawkowania,
lub sposobu podawania odmiennych niz okreslone w Charakterystyce
Produktu Leczniczego

Rada Przejrzystosci uwaza za zasadng kontynuacje refundacji lekow
zawierajgcych  substancje  czynng  valganciclovirum  we  wskazaniu
pozarejestracyjnym: zakazenie wirusem cytomegqalii u pacjentow poddawanych
przeszczepom koriczyny, rogowki, szpiku, tkanek lub komodrek - profilaktyka
po zakonczeniu hospitalizacji zwigzanej z transplantacjg do 110 dni
po przeszczepie — w przypadku udokumentowanych przeciwwskazan
do stosowania walgancyklowiru w statej doustnej postaci farmaceutyczne;.

Uzasadnienie

Opinia Rady Przejrzystosci nr 96 z roku 2019, dotyczgca stosowania
walgancyklowiru we  wnioskowanych wskazaniach, byta pozytywna.
W aktualizowanym opracowaniu AOTMIT, brak jest nowych dowodow
naukowych ktore mogtyby wptyng¢ na zmiane wnioskowania. Lek wymieniany
jest w miedzynarodowych wytycznych. Uwzgledniajgc powyZsze Rada uznaje
za zasadne kontynuacje refundacji lekow zawierajgcych substancje czynng
walgancyklowir we wskazaniach: zakazenie wirusem cytomegalii u pacjentow
poddawanych przeszczepom konczyny, rogowki, szpiku, tkanek lub komdrek -
profilaktyka po zakonczeniu hospitalizacji zwiqzanej z transplantacjg do 110 dni
po przeszczepie — w przypadku udokumentowanych przeciwwskazan
do stosowania walgancyklowiru w statej doustnej postaci farmaceutycznej.

Uwaga Rady

Ze wzgledu na mozliwe powazne dziatania niepozqdane walgancyklowiru, Rada
zwraca uwage na mozliwe wieksze bezpieczenstwo stosowania letermowiru
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Opinia Rady Przejrzystosci AOTMIT nr 46/2022 z dnia 14.03.2022 r.

w profilaktyce CMV (wskazane rowniez w wytycznych NICE 2019 jak i ASTCT
2021).

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 40 ustawy o refundacji lekow, srodkdw spozywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego oraz wyroboéw 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.z 2021r.,
poz. 1285 z pdzin. zm.), z uwzglednieniem opracowania na potrzeby oceny zasadnosci finansowania lekow
zawierajacych dang substancje czynng we wskazaniach innych niz wymienione w Charakterystyce Produktu
Leczniczego nr: 0T.4220.9.2022 ,Walgancyklowir we wskazaniach: zakazenie wirusem cytomegalii u pacjentow
poddawanych przeszczepom konczyny, rogéwki, szpiku, tkanek lub komdrek - profilaktyka po zakoriczeniu
hospitalizacji zwigzanej z transplantacja do 110 dni po przeszczepie — w przypadku udokumentowanych
przeciwwskazan do stosowania walgancyklowiru w statej doustnej postaci farmaceutycznej”, data ukonczenia:
10 marzec 2022 r.



Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 23/2022 z dnia 14 marca 2022 roku
w sprawie oceny leku Leqvio (inclisiranum) w ramach programu
lekowego ,Leczenie inhibitorami PCSK-9 lub inklisiranem pacjentow
z zaburzeniami lipidowymi (ICD-10 E78.01, 121, 122, 125)”

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne objecie refundacjq produktu leczniczego
Leqvio (inclisiranum), roztwdr do wstrzykiwan w amputko-strzykawce, 284
mg/1,5 ml, 1, amp.-strzyk. 1,5 ml, kod GTIN 07613421047276, w ramach
programu lekowego , Leczenie inhibitorami PCSK-9 lub inklisiranem pacjentow
z zaburzeniami lipidowymi (ICD-10 E78.01, 121, 122, 125)”, w ramach wspdlnej
grupy limitowej z inhibitorami PCSK9 i wydawanie go bezpfatnie.

Rada Przejrzystosci uwaza

Rada nie zgtasza uwag do projektu programu lekowego

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Przedmiotowy wniosek dotyczy wiqgczenia do refundacji produktu leczniczego
Leqvio w ramach programu lekowego B.101 , Leczenie inhibitorami PCSK-9 lub
inklisiranem pacjentow z zaburzeniami lipidowymi (ICD-10 E78.01, 121, 122, 125)”,
we wskazaniu wynikajgcym ze zfoZonego wniosku i tresci uzgodnionego
programu lekowego. Program ten miatby stanowic rozszerzenie aktualnego
programu lekowego, polegajgce na dodaniu inklisiranu do mozliwych
do stosowania terapii, a takze mozliwosci leczenia chorych nietolerujgcych statyn
oraz z rozpoznaniem zawatu miesnia sercowego w ciggu ostatnich 24 miesiecy.
W tak zdefiniowanej populacji docelowej finansowane sq juz inhibitory PCSK-9:
alirokumab i ewolokumab.

Dowody naukowe

Wysokiej jakosci dowody naukowe, w tym randomizowane prdby kliniczne
wskazujq na skutecznosc inklisiranu u pacjentow z rodzinng hipercholesterolemiq
oraz w subpopulacji pacjentow z wysokim ryzykiem sercowo-naczyniowym
w obnizaniu poziomu cholesterolu LDL. Dotychczas nie potwierdzono jednak
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Stanowisko Rady Przejrzystosci AOTMIT nr 23/2022 z dnia 14.03.2022 r.

wptywu inklisiranu na Smiertelnos¢ sercowo-naczyniowq i catkowitq.
Nie zidentyfikowano badan bezposrednio porownujgcych wnioskowang
technologie z komparatorami, tj. alirokumabem i ewolokumabem, oraz badan
oceniajgcych skutecznosc praktycznqg ocenianej technologii medycznej.

Problem ekonomiczny

W analizie minimalizacji kosztow, koszt stosowania produktu leczniczego Leqvio
w hipercholesterolemii rodzinnej okazat sie,

U chorych z wysokim ryzykiem sercowo-
naczyniowym koszt stosowania produktu leczniczego Leqvio okazat sie

Gtowne argumenty decyzji

Porownywalna skutecznos¢ w porownaniu do alirokumabu i ewolokumabu
uzasadnia opinie pozytywnq, pod warunkiem zastosowania mechanizmu RSS
zapewniajgcego

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt. 2 ustawy o refundacji lekédw, Srodkéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobdw medycznych (Dz. U. z 2021 r., poz. 523),
w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 2 ustawy z 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych
ze Srodkéw publicznych (Dz. U. z 2021 r., poz. 1285 z pdin. zm.), z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej
nr: 0T.4231.64.2021 , Wniosek o objecie refundacjg leku Leqvio (inklisiran) w ramach programu lekowego B.101
»Leczenie inhibitorami PCSK-9 lub inklisiranem pacjentéw z zaburzeniami lipidowymi (ICD-10 E78.01, 121, 122,
125)"«”, data ukonczenia: 03.03.2022 r.

Inne wykorzystane zrédta danych:

1. Opinia eksperta przedstawiona w trakcie posiedzenia Rady Przejrzystosci.



KARTA NIEJAWNOSCI

Dane zakreslone kolorem Zoltym stanowiq informacje publiczne podlegajqce wylgczeniu ze
wzgledu na tajemnice przedsiebiorcy Novartis Poland Sp. z 0.0.

Zakres wylgczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem Novartis Poland 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. 7 2016 r., poz.1764 z pozn. zm. ) w zw. z art.
11 ust. 4 ustawy z dnia 16 kwietnia 1993 r. o zwalczaniu nieuczciwej konkurencji (Dz. U.
22018 r., poz. 419).

Organ dokonujgcy wylgczenia jawnosci: Agencja Oceny Technologii Medycznych
I Taryfikacji.

Podmiot w interesie ktorego dokonano wylgczenia jawnosci: Novartis Poland Sp. z 0.0..



