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z posiedzenia Rady Przejrzystosci
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Tomasz Pasierski otworzyt posiedzenie o godzinie 10.05

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

Damian Czyzewski
Dominik Gajewski
Tomasz Hryniewiecki
Maciej Karaszewski
Dorota Kilariska
Marcin Lipowski
Tomasz Mtynarski
Tomasz Pasierski

W O Nk W R

Tomasz Romanczyk

Cztonkowie Rady nieobecni na posiedzeniu:

1. Bogustaw Machalinski

Proponowany porzgdek obrad:

1. Ustalenie ewentualnych konfliktdw interesdw cztonkédw Rady. Oméwienie i przyjecie porzadku
obrad Rady.
2. Przygotowanie opinii w kwestii zasadnosci modyfikacji warunkéw realizacji $wiadczen

gwarantowanych na poziomie ambulatoryjnej opieki specjalistycznej, w zakresie:

1) rozszerzenia populacji na osoby doroste — powyzej 26 r.z. — w zakresie Swiadczenia: ,Leczenie

cukrzycy insuling z zastosowaniem pompy insulinowej: zatozenie pompy insulinowej” (obecnie

finansowane w cukrzycy typu 1 do 26 r.2.),

2) doprecyzowania zakresu $wiadczenia pn. ,System Ciggtego Monitorowania Glikemii w czasie
rzeczywistym (CGM-RT) u dzieci i mtodziezy do 26 roku zycia z cukrzycg typu 1 leczonych

za pomocg pompy insulinowej” poprzez zmodyfikowanie:

kryteriow witgczenia do $wiadczenia, ktére przyczynig sie do rozszerzenia populacji
docelowej, a takze realizacji Swiadczenia dla oséb z FGM,

usuniecie zapiséw dotyczacych zaopatrzenia pacjenta w odbiornik,

wprowadzenie zapiséw dot. zatozenia sensora oraz inicjalizacji systemu,

uwzglednienie personelu pielegniarskiego o odpowiednich kwalifikacjach, ktéry mégtby
realizowaé opieke nad pacjentem z CGM/FGM, a nie tylko lekarz (jak jest obecnie),
umozliwienie realizacji tego swiadczenia zaréwno w POZ, jak i AOS (FGM i CGM moze by¢
zlecany przez POZ.

3. Przygotowanie stanowiska w sprawie oceny leku Kyprolis (carfilzomibum) we ramach programu

lekowego ,Leczenie chorych na szpiczaka plazmocytowego (ICD-10: C90.0)”.
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4. Przygotowanie opinii w sprawie objecia refundacjg lekdw zawierajacych substancje czynng
trastuzumabum i.v. we wskazaniu pozarejestracyjnym: w leczeniu chorych na raka endometrium
na podstawie opracowanego zatgcznika ,C. 86. X TRASTUZUMABUM LV. - projekt zatgcznika
do chemioterapii (off-label, trastuzumab, rak endometrium)”.

5. Przygotowanie opinii w sprawie objecia refundacjg lekéw zawierajgcych toksyne botulinowa typu
A we wskazaniach pozarejestracyjnych okreslonych kodami ICD-10: 161, 163, 169, G35, G80, G82,
G83, T90, T91.

6. Przygotowanie opinii o projektach programu polityki zdrowotnej jednostek samorzadu
terytorialnego:

1) ,Program polityki zdrowotnej leczenia nieptodnosci metodg zaptodnienia
pozaustrojowego mieszkaricow Gminy Starachowice”,
2) ,Program profilaktyki cukrzycy typu 2 dla mieszkaricow Gminy Nowiny w wieku 45-64 lat
na lata 2024-2028".
7. Zakonczenie posiedzenia.

Ad 1. Tomasz Romanczyk zgtosit konflikt intereséw dotyczacy tematéw 3. i 4. porzadku obrad,
w zwigzku z powyzszym podczas gtosowania jego gtos liczony bedzie jako wstrzymujgcy w zakresie
tematéw dotyczacych trastuzumabum i.v. oraz toksyny botulinowej typu A. Rada jednogtosnie
(8 gtoséw ,,za”) przyjeta zaproponowany porzadek obrad.

Ad 2. Analityk Agencji podsumowat najwazniejsze informacje z raportu dot. zasadnosci modyfikacji
warunkow realizacji Swiadczen gwarantowanych na poziomie ambulatoryjnej opieki specjalistyczne;.

W trakcie prezentacji do posiedzenia
dotaczyta Dorota Kilaiska, ktéra nie
zadeklarowata konfliktu intereséw.

Projekt opinii Rady przedstawit Marcin Lipowski.

W dyskusji gtos zabrali: Tomasz Pasierski, Marcin Lipowski, Maciej Karaszewski, Damian Czyzewski,
Tomasz Hryniewiecki, Dorota Kilanska, Tomasz Romanczyk.

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

Ad 3. Analityk Agencji przedstawit raport dotyczacy objecia refundacjg leku Kyprolis (carfilzomibum)
w ramach programu lekowego dotyczgcego leczenia chorych na szpiczaka plazmocytowego.

Projekt stanowiska Rady przedstawit Tomasz Romanczyk.

W dyskusji udziat wzieli: Tomasz Pasierski, Tomasz Romanczyk, Maciej Karaszewski oraz
Dorota Kilanska.

Prowadzacy zarzadzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada uchwalita negatywne stanowisko (8 gtosow
»,za” i1, przeciw”) (zatgcznik nr 2 do protokotu).

Ad 4. Analityk Agencji strescit opracowanie w sprawie objecia refundacjag we wskazaniu
pozarejestracyjnym lekdéw zawierajgcych substancje czynng trastuzumabum i.v.: w leczeniu chorych
na raka endometrium.

Projekt opinii Rady przedstawit: Tomasz Hryniewiecki.
W dyskusji udziat wzieli: Tomasz Pasierski, Tomasz Romanczyk i Tomasz Hryniewiecki.

W zwigzku z brakiem innych gtoséw, Prowadzacy zarzadzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada
(8 gtoséw ,,za”, przy 1 gltosie ,wstrzymujgcym”) uchwalita negatywng opinie (zatacznik nr 3
do protokotu).
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Ad 5. Analityk Agencji przedstawit raport dotyczacy objecia refundacjg lekéw, ktérych substancjg
czynng jest toksyna botulinowa typu A we wskazaniach pozarejestracyjnych okreslonych kodami ICD-
10: 161, 163, 169, G35, G80, G82, G83, T90, T91.

Projekt opinii Rady przedstawit Maciej Karaszewski.
W dyskusji udziat wzieli: Tomasz Pasierski i Maciej Karaszewski.

W zwigzku z brakiem innych gtoséw, Prowadzacy zarzadzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada
jednogtosnie (8 gtoséw ,,za”, przy 1 gtosie ,wstrzymujgcym”) uchwalita pozytywng opinie (zatgcznik nr
4 do protokotu).

Ad 6. 1) Analityk Agencji omdwit program polityki zdrowotnej dotyczacy leczenia nieptodnosci
metoda leczenia pozaustrojowego w gminie Starachowice. Projekt opinii Rady przedstawit
Tomasz Mtynarski.

Wobec braku gtoséw w dyskusji Prowadzgcy zarzadzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada (8 gtosow
»za” i1, przeciw”) uchwalita pozytywnga opinie (zatacznik nr 5 do protokotu).

2) Analityk Agencji omoéwit program polityki zdrowotnej dotyczacy cukrzycy typu 2 dla mieszkancéw
Gminy Nowiny w wieku 45-64 lat na lata 2024-2028”. Projekt opinii Rady przedstawit
Dominik Gajewski.

W dyskusji gtos wzieli: Maciej Karaszewski, Dorota Kilariska, Tomasz Pasierski oraz Dominik Gajewski.

Prowadzacy zarzadzit gtosowanie, w wyniku ktdrego Rada (7 gtoséw ,za” i 2 ,przeciw”) uchwalita
pozytywng opinie (zatacznik nr 6 do protokotu).

Ad 7. Zakonczenie posiedzenia 12:59.
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Opinia Rady Przejrzystosci
nr 145/2023 z dnia 28 sierpnia 2023 roku
w sprawie zasadnosci modyfikacji warunkow realizacji Swiadczen
gwarantowanych na poziomie ambulatoryjnej opieki specjalistycznej
dotyczacych Systemu Ciggtego Monitorowania Glikemii
oraz zatozenia pompy insulinowej

Rada Przejrzystosci uwaza za zasadnqg modyfikacje warunkow realizacji
Swiadczen gwarantowanych na poziomie ambulatoryjnej opieki specjalistycznej
w zakresie:

1) rozszerzenia populacji na dorostych w zakresie Swiadczenia ,, Leczenie insuling
z zastosowaniem pompy insulinowej: Zatozenie pompy insulinowej” (obecnie
swiadczenie dotyczy pacjentow do 26 r.z.), pod warunkiem zawezenia
kryteriow stosowania;

2) warunkdw realizacji swiadczenia , System Ciggtego Monitorowania Glikemii
w czasie rzeczywistym (CGM-RT) u dzieci i mtodziezy do 26 roku Zycia
z cukrzycq typu 1 leczonych za pomocqg pompy insulinowej”, w kontekscie
proponowanych zmian dotyczqcych:

e kryteriow wtgczenia do swiadczenia i zmian w nazwie swiadczenia,

e usuniecia zapisow dotyczqcych zaopatrzenia pacjenta w odbiornik,

e wprowadzenie zapisow dot.: zatozenia sensora, inicjalizacji systemu,
edukacji umozliwiajgcej w petni samodzielne postugiwanie sie systemem
przez pacjenta lub opiekuna,

e uwzglednienie pielegniarki o odpowiednich kwalifikacjach, ktore mogty by
realizowac opieke nad pacjentem z CGM/FGM,

Jednoczesnie, Rada nie uwaza za zasadne umozliwienie realizacji swiadczenia
,System Ciggtego Monitorowania Glikemii w czasie rzeczywistym (CGM-RT)

u dzieci i mfodziezy do 26 roku zycia z cukrzycq typu 1 leczonych za pomocqg
pompy insulinowej” w POZ.
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Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Minister Zdrowia przekazat, w trybie art. 31n pkt 5 ustawy o swiadczeniach
opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw publicznych, zlecenie dotyczqce
przeprowadzenia weryfikacji:

1)

2)

dowodow naukowych w kwestii zasadnosci rozszerzenia populacji
na dorostych w zakresie swiadczenia: ,Leczenie insuling z zastosowaniem
pompy insulinowej: Zatozenie pompy insulinowej” (obecnie swiadczenie
obejmuje pacjentow do 26 r.z. ), w tym analizy publikacji zatgczonych
do zlecenia, oraz

warunkow realizacji swiadczenia: ,,System Ciggtego Monitorowania Glikemii
w czasie rzeczywistym (CGM-RT) u dzieci i mtodziezy do 26 r.z. z cukrzycq typu
1 leczonych za pomocqg pompy insulinowej”, w kontekscie proponowanych
zmian majqcych na celu zachowanie spdjnosci z kryteriami przyznawania
elementow systemdéw CGM-RT i FGM (monitorowanie glikemii metodg
skanowania) wskazanych w aktualnie obowiqgzujgcym wykazie wyrobow
medycznych wydawanych na zlecenie. Proponowane zmiany dotyczq:

e kryteriow wiqgczenia do swiadczenia i zmian w nazwie sSwiadczenia -
proponowana zmiana przyczyni sie do rozszerzenia populacji docelowej,
jak rowniez do realizacji swiadczenia dla osob z FGM,

e usuniecia zapisow dotyczqcych zaopatrzenia pacjenta w odbiornik - role
odbiornika powszechne petnig bezptatne aplikacje na wtasnym telefonie,

e wprowadzenia zapisow dotyczqcych zatozenia sensora, inicjalizacji
systemu, edukacji umozliwiajgcej w petni samodzielne postugiwanie sie
systemem przez pacjenta lub opiekuna,

e uwzglednienia personelu pielegniarskiego o odpowiednich kwalifikacjach,
ktory mogtby realizowac opieke nad pacjentem stosujgcym CGM/FGM —
obecnie opieke te sprawuje tylko lekarz,

e umozliwienia realizacji tego swiadczenia zarowno w POZ, jak i w AOS (CGM
i FGM moze byc zlecany przez POZ).

Zasadniczym celem oceny ww. zmian jest:

a)

b)

potwierdzenie  zasadnosci  usuniecia  kryterium  wieku  podczas
kwalifikacji/kontynuacji leczenia insuling za pomocq pompy insulinowej —
swiadczenie obejmowatoby wszystkich uprawnionych pacjentow,

dostosowanie opisu warunkow realizacji swiadczenia gwarantowanego
pn. ,System Ciggtego Monitorowania Glikemii w czasie rzeczywistym (CGM-
RT) u dzieci i mtodziezy do 26 roku Zycia z cukrzycq typu 1 leczonych za pomocg
pompy insulinowej” do wymagan zawartych w aktualnie obowigzujgcym
»Wykazie wyrobow medycznych wydawanych na zlecenie”, okreslonych
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dla sensoréw | transmiterow do systemow CGM-RT oraz czujnikow
do syst. FGM.

Rozszerzenie populacji na dorostych w zakresie swiadczenia: ,Leczenie insuling
Z zastosowaniem pompy insulinowej: Zatozenie pompy insulinowej”

Swiadczenie opieki zdrowotnej ,Leczenie insuling z zastosowaniem pompy
insulinowej: zatozenie pompy insulinowej” nie byto wczesniej przedmiotem opinii
Rady Przejrzystosci.

Dowody naukowe

Problematyka stosowania osobistych pomp insulinowych zostata ujeta w tresci
szesciu aktualnych rekomendacji i wytycznych klinicznych rdznych towarzystw
naukowych (PTD 2023, ADA 2023, NICE 2022, LEDC 2022, DDG 2018, SIGN 2017).
W analizowanych wytycznych nie odnaleziono rekomendacji wskazujgcych
na granice wieku, po przekroczeniu ktorej powinno dqzy¢ sie do zaprzestania
uzytkowania pompy insulinowej.

Analizujgc zasadnos¢ rozszerzenia populacji na dorostych w zakresie
ww. swiadczenia, odniesiono sie do publikacji naukowych wskazanych w zleceniu
MZ. PTD 2022 podaje, ze zalecanym modelem leczenia cukrzycy typu 1 jest
intensywna funkcjonalna insulinoterapia przy zastosowaniu wielokrotnych,
podskornych dawek insuliny (MDI) lub ciggtego podskdrnego wlewu insuliny
prowadzonego za pomocq pompy insulinowej. Wytyczne PTD nie ograniczajq
wskazan do stosowania pompy insulinowej do pacjentow ponizej 26 r.z.
Pozostate publikacje (przeglgd systematyczny z metaanalizqg William 2022,
przeglqgd autorski badann Martin 2019 oraz analiza ekonomiczna Wan 2018)
reprezentujq rozne poziomy dowoddw naukowych. Przeglgd Martin 2019
stanowi dowdd naukowy o niskiej jakosci, a komparatorem dla wlewu insuliny
za pomocqg pompy (CSll) jest CGM, a nie alternatywna metoda podania insuliny,
jak np. MDI, co sprawia, ze rozpatrywanie tej publikacji mozna uznacd
za bezzasadne. Badanie wtorne William 2022 odnosi sie do rdznicy skutecznosci
klinicznej insulinoterapii przy uzyciu pompy insulinowej wzgledem metody MDI,
natomiast badanie pierwotne Wan 2018 stanowi analize ekonomiczng
rozpatrujgcq przewage jednej z ww. metod insulinoterapii w kontekscie
efektywnosci kosztow. Podsumowujgc, analiza tak matego i réznorodnego
materiatu dowodowego o stosunkowo niskiej jakosci moze prowadzi¢
do btednego wnioskowania.

Celem analizy zasadnosci rozszerzenia populacji na dorostych w ramach
ww. swiadczenia przeprowadzono pogtebiony przeglgd dowodow naukowych,
do ktorego witqczono 11 publikacji, w tym trzy badania wtorne (Chatziravdeli
2023, William 2022, Thomas 2021) oraz osiem badan pierwotnych (Beck 2017,
Heller 2017, Feig 2018, Blevins 2021, Grunberger 2020, Chlup 2018, Vigersky
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2018, Xie 2017) oceniajgcych skutecznosc¢ i bezpieczeristwo insulinoterapii
za pomocq CSIl wzgledem MDI. W przewazajqcej liczbie badan insulinoterapia
przy uzyciu pompy insulinowej charakteryzuje sie porownywalng skutecznosciq
i bezpieczenstwem jak insulinoterapia metodqg MDI, a réznica miedzy grupami
w wynikach dla poszczegdlnych punktéow koricowych jest statystycznie
nieistotna.

Problem ekonomiczny

W ramach analizy ekonomicznej przeprowadzono szacowanie wydatkow
inkrementalnych dla ptatnika publicznego. Prognozowana liczba pacjentow
powyzej 26 r.z. w latach 2024-2026, ktora kontynuowataby leczenie pompq
insulinowg w ramach swiadczenia, i na przestrzeni 3 najblizszych lat wymagataby
wymiany pompy insulinowej, uwzgledniajgc maksymalny scenariusz populacyjny
wyniostaby, odpowiednio, 366, 499 | 477, co moze przetozy¢ sie
na prawdopodobne wydatki w horyzoncie 3-letnim w wariancie maksymalnym
wynoszqce, odpowiednio, okoto 4 647 212, 6 335 953 i 6 056 612 zt.

Nalezy miec jednak na uwadze, ze powyzsze oszacowanie uwzglednia jedynie
pacjentow, ktorzy aktualnie uzytkujq pompe insulinowq, a wielkos¢ catej
potencjalnej populacji osob dorostych, ktorzy ukonczyli 26. r.z. kwalifikujgcej sie
do leczenia cukrzycy za pomocq osobistych pomp insulinowych, a co za tym idzie
takze potencjalnych wydatkow ptatnika, jest niezwykle trudne.

Weryfikacja warunkow realizacji swiadczenia ,,System Ciggteqgo Monitorowania
Glikemii w czasie rzeczywistym (CGM-RT) u dzieci i mtodziezy do 26 roku zycia
z cukrzycqg typu 1 leczonych za pomocg pompy insulinowej”

Wedtug najnowszego ,, Wykazu wyrobow medycznych wydawanych na zlecenie”
refundacjqg objete sq nastepujgce elementy systemow CGM-RT oraz FGM:

e sensory do systemdw ciggtego monitorowania glikemii (CGM-RT),
e transmitery/nadajniki do systemow CGM-RT,

e czujniki do systemu monitorowania stezenia glukozy flash (FGM), ktory
zastepuje monitorowanie poziomu glikemii glukometrem do 3 sztuk.

Wykaz ten szczegdfowo okresla m.in. kryteria przyznawania oraz personel
uprawniony do wystawiania zlecenia na zaopatrzenie w ww. wyroby medyczne.

Warunki  realizacji  swiadczenia  gwarantowanego ,System  Ciggtego
Monitorowania Glikemii w czasie rzeczywistym (CGM-RT) u dzieci i mtodziezy
do 26 r. z. z cukrzycq typu 1 leczonych za pomocq pompy insulinowej”, okreslone
w zafqczniku nr 5 do rozporzqdzenia MZ z dn. 6 listopada 2013 r. ,,w sprawie
Swiadczen gwarantowanych z zakresu ambulatoryjnej opieki zdrowotnej”,
obejmujq wyszczegdlnienie wymagan odnoszqgcych sie do: kryteriow kwalifikacji,
zakresu swiadczenia, personelu, wyposazenia w sprzet i aparature oraz
zapewnienie realizacji dodatkowych badan. Jednak kryteria te i wymagania
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dla personelu medycznego nie sq spdjne z wymaganiami wskazanymi

w aktualnym ,,Wykazie wyrobow medycznych wydawanych na zlecenie”.

Wobec powyzszego, wypracowano propozycje modyfikacji warunkow realizacji

analizowanego swiadczenia gwarantowanego uwzgledniajqc:

e aktualne kryteria przyznawania refundacji na elementy systemow CGM-RT
oraz FGM ujete w ,, Wykazie wyrobdw medycznych wydawanych na zlecenie”
oraz kryteria dla personelu uprawnionego do wystawiania zlecenia
na zaopatrzenie w te wyroby medyczne,

e aktualne warunki realizacji swiadczenia: ,System Ciggtego Monitorowania
Glikemii w czasie rzeczywistym (CGM-RT) lub system do odczytu glikemii
metodqg skanowania sensora (FGM)” wujete w rozporzqdzeniu MZ
zdn. 6 listopada 2013 r. w sprawie swiadczenn gwarantowanych z zakresu
AOS,

e zakres zmian przedstawiony w zleceniu MZ — zawarty w Karcie Swiadczenia
Opieki Zdrowotnej pn. ,Kwalifikacja i zastosowanie systemu Ciggtego
Monitorowania Glikemii w czasie rzeczywistym (CGM-RT) u pacjentow
z cukrzycq typu 1 lub 3 leczonych za pomocq pompy insulinowe;j”,

e opinie Konsultantki Krajowej w dz. pielegniarstwa diabetologicznego.
Wsrod proponowanych modyfikacji na szczegolng uwage zastugujq:
e rozszerzenie swiadczenia takze na systemy FGM,

o kwadlifikacje do systemow CGM-RT pacjentow z cukrzycqg typu 1 albo 3
wymagajqcych intensywnej insulinoterapii, z nieswiadomosciq hipoglikemii
(brak objawdw prodromalnych hipoglikemii, wykluczenie hipoglikemii
poalkoholowej), niezaleznie od tego, czy ukonrczyli 26 lat czy nie,

e uwzglednienie personelu pielegniarskiego o odpowiednich kwalifikacjach,
ktory mogtby realizowaé opieke nad pacjentem z CGM/FGM — obecnie
w opieke wtgczony jest tylko lekarz,

e usuniecie zapisow dotyczqgcych zaopatrzenia pacjenta w odbiornik z uwagi
na powszechnq dostepnosc bezptatnych aplikacji na wtasny telefon.

Szczegotowe  zapisy proponowanych modyfikacji warunkow  realizacji
analizowanego swiadczenia zostaty przedstawione w raporcie AOTMIT
(opracowanie analityczne nr WS5.422.17.2023 z dn. 24.08.2023 r.)

Proponowane zmiany zostaly w zdecydowanej wiekszosci pozytywnie
zaopiniowane przez ekspertow klinicznych z dziedziny diabetologii ankietowanych
przez Agencje. Jedynie Konsultant Krajowa w dziedzinie medycyny rodzinnej
odniosta sie negatywnie do umozliwienia realizacji przedmiotowego swiadczenia
w ramach POZ.

Problem ekonomiczny
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Prognozowana liczba pacjentow na lata 2024-2026, ktora skorzystataby
z przedmiotowego swiadczenia w ramach AOS wynosi, odpowiednio, okofo
20511, 22892 i 25 273. Przyjmujgc zatozenia dotyczqce liczebnosci populacji
docelowej oraz wariantow cenowych, prawdopodobne wydatki ptatnika
publicznego w horyzoncie 3-letnim, przy zafozeniu rozpoczecia rozliczania
swiadczenia od 2024 roku, wyniostyby w przypadku:

e wariantu cenowego minimalnego (na podstawie wyceny AOTMIT):
od ok. 3,2 min zt w pierwszym roku do ok. 3,9 min zt w trzecim roku refundacji,

e wariantu cenowego maksymalnego (na podstawie KSOZ): od ok. 6,2 min zt
w pierwszym roku do ok. 7,6 min zt w trzecim roku refundacji.

Z uwagi na liczne ograniczenia powyzsze szacowanie ma charakter poglgdowy.

Glowne argumenty decyzji

e Rozszerzenie zakresu Swiadczenia  gwarantowanego, dotyczgcego
insulinoterapii z wykorzystaniem osobistej pompy insulinowej, na pacjentow
powyzej 26 r.z. (tj. usuniecie kryterium wieku), w potqgczeniu z systemem CGM
zapewni mozliwosc terapii zintegrowanej zgodnej z aktualnymi standardami
leczenia cukrzycy, przy akceptowalnym wzroscie wydatkdw ptatnika
publicznego.

e Modyfikacja dotychczasowych warunkdow realizacji Swiadczenia: ,System
Ciggtego Monitorowania Glikemii w czasie rzeczywistym (CGM-RT) u dzieci
i mtodziezy do 26 r.z. z cukrzycq typu 1 leczonych za pomocq pompy
insulinowej” zwiekszy dostepnos¢ do wyrobow medycznych oraz poprzez
uszczegotowienie i ujednolicenie obowigzujgcych zapisow, pozwoli
na wyeliminowanie problemow interpretacyjnych.

Uwaga Rady Przejrzystosci:

W ramach modyfikacji warunkow realizacji swiadczenia gwarantowanego
,System Ciggtego Monitorowania Glikemii w czasie rzeczywistym (CGM-RT)
u dzieci i mtodziezy do 26 r.z. z cukrzycq typu 1 leczonych za pomocq pompy
insulinowej” istotne jest zachowanie spojnosci z kryteriami przyznawania
elementow systemow CGM-RT i FGM wskazanych w aktualnym ,Wykazie
wyrobow medycznych wydawanych na zlecenie”. Wqtpliwosci budzi koniecznos¢
dostosowywania brzmienia swiadczenia gwarantowanego z zakresu AOS
do okresowo/czesto zmieniajgcego sie rozporzqgdzenia MZ ,w sprawie wykazu
wyrobow medycznych wydawanych na zlecenie”, w ktorym poziom
szczegotowosci kryteriow przyznawania refundacji jest wyzszy niz w wykazie
Swiadczen gwarantowanych z zakresu AOS. Wskazane sq rozwiqzania
ufatwiajgce synchronizacje dwdch ww. aktow prawnych celem unikniecia
problemdw interpretacyjnych.
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Zasadne jest przygotowanie sciezki edukacyjnej pacjenta, dla utatwienia jego
nawigacji w systemie.

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 2022 r., poz. 2561 z pdzn. zm.), z uwzglednieniem opracowania
analitycznego AOTMIT nr WS.422.17.2023 , Ocena zasadnosci modyfikacji warunkéw realizacji Swiadczen
gwarantowanych na poziomie ambulatoryjnej opieki specjalistycznej: »leczenie cukrzycy insuling
z zastosowaniem pompy insulinowej: zatozenie pompy insulinowej«; »System Ciggtego Monitorowania Glikemii
w czasie rzeczywistym (CGM-RT) u dzieci i mtodziezy do 26 roku zycia z cukrzycg typu 1 leczonych za pomoca
pompy insulinowej«”; data ukonczenia: 24.08.2023 r.
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Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 95/2023 z dnia 28 sierpnia 2023 roku
w sprawie oceny leku Kyprolis (karfilzomib)
w ramach programu lekowego , Leczenie chorych
na szpiczaka plazmocytowego (ICD-10 C90.0)”

Rada Przejrzystosci uznaje za niezasadne objecie refundacjq produktow
leczniczych:

e Kyprolis (karfilzomib), proszek do sporzqdzania r-ru do inf, 60 mg, 1 fiol.,
kod GTIN: 05909991256388,

e Kyprolis (karfilzomib), proszek do sporzqdzania r-ru do inf, 10 mg, 1 fiol.,
kod GTIN: 05909991298463,

e Kyprolis (karfilzomib), proszek do sporzqdzania r-ru do inf, 30 mg, 1 fiol.,
kod GTIN: 05909991298470,

w skojarzeniu z daratumumabem i deksametazonem, w ramach programu
lekowego ,,Leczenie chorych na szpiczaka plazmocytowego (ICD-10 C90.0)”.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Szpiczak mnogi (szpiczak plazmocytowy, PCM) jest wieloetapowo przebiegajgcq
chorobg nowotworowgq, charakteryzujgcq sie niekontrolowang, wieloogniskowg

proliferacjg monoklonalnych  plazmocytow w szpiku wytwarzajgcych
monoklonalnqg immunoglobuline bqdZ jej fragmenty i powodujgcych uszkodzenia

narzqdowe. Szpiczak mnogi stanowi ok. 1% wszystkich nowotwordw ztosliwych
i ok 14% nowotworow uktadu krwiotwdrczego. Zapadalnos¢ roczna w Europie
waha sie od 4,5/100 000 do 6/100 000. Wystepuje nieco czesciej u mezczyzn,
szczyt zachorowan przypada na 7. dekade zycia (mediana wieku 70 lat). Okoto
5% chorych jest w wieku < 60 lat, a 2% przed 40 r.z. W Polsce zarejestrowano:
1504 w 2013 r.i 1413 w 2012 r. nowych zachorowan na szpiczaka mnogiego
iinne nowotwory z komodrek plazmatycznych, jednak dane te
sq najprawdopodobniej zanizone z powodu niedorejestrowania. Brak jest danych
epidemiologicznych dla nawrotowego/opornego szpiczaka mnogiego. Szpiczak
mnogi pozostaje nieuleczalng chorobg, w ktorej ok. 1/3 pacjentow

ul. Przeskok 2, 00-032 Warszawa tel. +48 2210146 00 ‘ www.aotmit.gov.pl
NIP 525-23-47-183 REGON 140278400 fax +48 22 46 88 555 email: sekretariat@aotm.gov.pl
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nie odpowiada na | linie leczenia, a ewentualny nawrot choroby wystepuje
u praktycznie wszystkich pacjentow, ktorzy uzyskali wstepng odpowiedz.
Mediana czasu przezycia chorych z objawowq postepujgcq postaciqg choroby
wynosi okoto 5-7 lat. Mediana czasu przezycia u pacjentow z nawrotem choroby
wynosi tylko 1,5 roku. Na przestrzeni lat 2014-2022 zidentyfikowano tqcznie
26 371 pacjentéow ze sprawozdanym leczeniem celowanym na szpiczaka
plazmocytowego

Produkt leczniczy Kyprolis (karfilzomib) byt trzykrotnie (w 2018, 2019 i 2023r.)

przedmiotem oceny w AOTMIT we wnioskowanym wskazaniu i uzyskat w 2019
i 2023 roku pozytywne Stanowisko Rady Przejrzystosci oraz pozytywng
Rekomendacje Prezesa Agencji .

Wskazanie rejestracyjne Kyprolis (karfilzomib) obejmuje leczenie w skojarzeniu
zdaratumumabem | deksametazonem, z lenalidomidem i deksametazonem
lub tylko z deksametazonem. Jest wskazany do stosowania w leczeniu dorostych
pacjentow ze szpiczakiem mnogim, u ktorych wczesniej zastosowano
przynajmniej jeden schemat leczenia.

Najnowsza wersja programu B.54 wskazuje, ze karfilzomib jest refundowany
w schematach:

e w skojarzeniu z deksametazonem,

e w skojarzeniu z lenalidomidem i deksametazonem.

Schemat Kd (karfilzomib + deksametazon) jest refundowany w drugiej
do czwartej linii leczenia, z LVEF > 40% i bez niewydolnosci serca w stopniu Il i IV
wg klasyfikacji NYHA lub bez przebytego w ciggu ostatnich 4 miesiecy zawatu
miesnia sercowego Ilub bez zdiagnozowanej niekontrolowanej choroby

niedokrwiennej serca oraz bez niekontrolowanych farmakologicznie
nieprawidtowych zmian przewodzenia impulsow w miesniu sercowym

Dowody naukowe

Zarowno polskie jak i zagraniczne wytyczne praktyki klinicznej dotyczgce
postepowania w leczeniu nawrotowego/opornego na leczenie szpiczaka
plazmocytowego nie prezentujq jednolitego standardu postepowania. Wszystkie
wytyczne wskazujq, iz wybor sposobu leczenia uwarunkowany jest szeregiem
czynnikow i wymaga indywidualnego podejscia do pacjenta. Najczesciej wsrod
terapii zalecanych przez wytyczne w nawrotowym/opornym szpiczaku
w przypadku pierwszej wznowy/progresji choroby wymieniane sq schematy:
PVd, DVd, DRd, KRd, IRd, DKd, I1zaPd, IzaKd, IPd oraz ERd.

Odnaleziono 9 dokumentow z wytycznymi: polskimi (PGSz 2023, PTOK 2020),
brytyjskimi (NICE 2022), europejskimi (EHA-ESMO 2021), amerykariskimi (ASCO
2019, IMWG2021, NCI 2021, NCCN 2023) oraz australijskimi (MSAG 2022).
Zarowno wytyczne polskie, jak i zagraniczne podkreslajqg skutecznosc stosowania
schematéw tréjlekowych. W przypadku pierwszej wznowy/progresji choroby



Stanowisko Rady Przejrzystosci AOTMIT nr 95/2023 z dnia 28.08.2023 r.

dobor terapii w zaleznosci od wystepowania opornosci na lenalidomid,
podawany wsrod pacjentow w pierwszej linii leczenia. Wytyczne rekomendujq
schemat KDd (skojarzenie karfilzomibu z daratumumabem i deksametazonem)
w leczeniu nawrotowego, opornego na leczenie szpiczaka plazmocytowego
(NCI 2022), podkreslajgc role tego schematu u pacjentdow opornych na terapie
lenalidomidem (PGSz 2023, NCCN 2023, EHA-ESMO 2021, IMWG 2021),
u pacjentow bez opornosci na lenalidomid (IMWG 2021) oraz u pacjentow
opornych na bortezomib (EHA-ESMO 2021).

Analiza kliniczna obejmuje 1 randomizowane badanie kliniczne dotyczgce
skutecznosci i bezpieczenstwa karfilzomibu w skojarzeniu z daratumumabem
i deksametazonem (KDd) w pordwnaniu z karfilzomibem stosowanym
w skojarzeniu z deksametazonem (Kd): CANDOR (Dimopoulos 2020, Landgren
2022, Quach 2021, Siegel 2021, Usmani 2022), obejmujgce pacjentow
z nawrotowym lub opornym na leczenie szpiczakiem plazmocytowym; 2 badania
bez randomizacji, oceniajgce zastosowanie schematu KdD: EQUULEUS
(publikacja Chari 2019) oraz Terpos 2021; 1 publikacje prezentujgcq wyniki
porownania posredniego metodq MAIC schematdw KDd i DVd (Weisel 2022);
1 abstrakt konferencyjny prezentujgcy wyniki porownania posredniego metodq
MAIC schematdw KDd i PVd (Chari 2021) oraz 1 publikacje pordéwnujgcg
schematy dawkowania KdD (Leleu 2021).

Ponadto dostepnie sq nieopublikowane dane wnioskodawcy pozwalajgce
na porownanie schematow KDd ze schematami DVd i PVd.

Whnioskodawca wiqgczyt 3 badania wtorne dotyczqce wnioskowanej populacji:
2 przeglgdy systematyczne z metaanalizqg Botta 2021, Mohyuddin 2021 oraz
1 przeglgd systematyczny bez metaanalizy Arnall 2022.

Nalezy zauwazyé, ze projekt podstawowego badania CANDOR uniemo:zliwit
ocene znaczenia karfilzomibu , a jedynie pozwala ocenic jedynie wpfyw dodania
daratumumabu do schematu Kd. Zaobserwowano znamiennie statystycznie
dtuzszy okres przezycia wolnego od progresji w grupie leczonej schematem KDd
(18-miesieczne PFS uzyskato 62% pacjentow (95% Cl: 55,4%; 67,1%) w grupie KDd
oraz 43% pacjentow (95% Cl: 32,4%; 52,8%) w grupie Kd). W zakresie przezycia
catkowitego nie odnotowano IS rdznicy pomiedzy schematami KDd iKd
w zakresie przezycia catkowitego (cata populacja z badania), HR=0,78 (95%Cl:
0,60; 1,03), p=0,0417. W grupie leczonej schematem KDd IS czesciej niz w grupie
leczonej Kd wystepowaty jakiekolwiek dziatania niepozqdane, zdarzenia
niepozgdane >3 stopnia oraz ciezkie zdarzenia niepozqdane. W badaniu Leleu
2021 schemat dotyczqcy podawania karfilzomibu w dawce 70 mg raz w tygodniu
(dawkowanie proponowane w programie lekowym) powodowat mniej ciezkich
zdarzen niepozgdanych i mniej zdarzen niepozgdanych prowadzqgcych do zgonu
niz schemat dawkowania karfilzomibu z badania CANDOR (56 mg dwa razy
w tygodhniu).
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Problem ekonomiczny

Dane NFZ za 2022 rok dla produktu jednostkowego karfilzomib niezaleznie
od produktu kontraktowego (programu lekowego) wskazujg,

Zgodnie z oszacowaniami wnioskodawcy stosowanie schematu KDd (karfilzomib
+ daratumumab + deksametazon) w miejsce kazdego z uwzglednionych
komparatordw jest drozsze i skuteczniejsze.

Objecie refundacjq produktu leczniczego Kyprolis w ramach wnioskowanego
wskazania w  istniejgcym  programie lekowym B.54, spowoduje,

ze wydatki ptfatnika
publicznego ponoszone w populacji docelowej w stosunku
do scenariusza istniejgcego, w pierwszym roku analizy oraz

w roku kolejnym. Sktadowa kosztu, stanowigca kwote refundacji
produktu leczniczego Kyprolis, wynosi kolejno

Gltowne argumenty decyzji

1. Udowodniona skutecznos¢ kliniczna innych  schematdéw  leczenia
z zastosowaniem leku Kyprolis (karfilzomib),

2. Brak efektywnosci kosztowej w zaproponowanym schemacie leczenia
preparatem Kyprolis w zaproponowanych schemacie leczenia.

3. Koniecznos¢ uszczegotowienia i doprecyzowania wskaznikdw w programie
lekowym.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt. 2 ustawy o refundacji lekéw, sSrodkéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2023 r., poz. 2555 z poz. 826)
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 2022 r., poz. 2561 z pdin. zm.), z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej
nr: 0T.423.1.25.2023 , Kyprolis (karfilzomib) w ramach programu lekowego »Leczenie chorych na szpiczaka
plazmocytowego (ICD-10 C90.0)«”; data ukonczenia: 16.08.2023 r.



Dane zakreslone kolorem z6itym stanowig informacje publiczne podlegajgce wytgczeniu ze wzgledu
na tajemnice przedsiebiorcy (Amgen sp. z 0.0.).

Zakres wylaczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem Amgen sp. z 0.0. 0 zakresie tajemnicy
przedsiebiorcy.

Podstawa prawna wylfgczenia jawnosci: art. 5 ust. 2 ustawy z dnia 6 wrzesnia 2001 r. o dostepie
do informacji publicznej (Dz. U. z 2020 r., poz. 2176 z pézn. zm.) w zw. z art. 11 ust. 2 ustawy z dnia 16 kwietnia
1993 r. 0 zwalczaniu nieuczciwej konkurencji (Dz. U. z 2020 r., poz. 1913 z pézn. zm.).

Organ dokonujgcy wytaczenia jawnosci: Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikaciji.

Podmiot, w interesie ktéorego dokonano wyfgczenia jawnosci: Amgen sp. z 0.0.
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Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 146/2023 z dnia 28 sierpnia 2023 roku
w sprawie objecia refundacjg lekdw zawierajgcych substancje czynng
trastuzumab i.v. w wybranych wskazaniach pozarejestracyjnych

Rada Przejrzystosci uznaje za niezasadne objecie refundacjq lekdw zawierajgcych
substancje czynnq trastuzumab i.v. w skojarzeniu z karboplatynq i paklitakselem
we wskazaniach pozarejestracyjnych: zaawansowany lub nawrotowy surowiczy
rak endometrium z nadekspresjq biatka HER2.

Uzasadnienie

Rak endometrium jest najczestszym rodzajem raka macicy, stanowigcym ponad
90% przypadkow. Czesciej wystepuje u kobiet po menopauzie, najwiecej
zachorowan wystepuje w 60.-70. r.z. Wg KRN 5-letnie wskazniki przezy¢ wynoszq
ok. 78,7%. W 2018 roku w Polsce zarejestrowano 6 059 nowych przypadkow raka
trzonu macicy oraz 1 781 zgonow z tego powodu. Surowiczy rak endometrium
to nowotwor o wysokim stopniu ztosliwosci. Zgodnie z obwieszczeniem Ministra
Zdrowia z 20. czerwca 2023 r. w ocenianym wskazaniu refundowane sq:
carboplatinum, cisplatinum, cyklophosphamidum, dacarbazinum,
doxorubicinum, epirubicinum, etoposidum, fluorouracilum, ifofosfamidum,
paclitaxelum, tamoxifenum, vincristinum oraz vinorelbinum.

Analize skutecznosci oparta jest o wyniki randomizowanego badania drugiej fazy
Fader 2018, w ktdorym oceniano karboplatyne z paklitakselem z Iub
bez trastuzumabu u 58 pacjentek z HER2/neu+, dodatkowo zréznicowanq —
z chorobqg zaawansowangq (41) lub nawrotowq (17). Czas przezycia catkowitego
byt znamiennie dtuzszy u chorych z pierwotnym zaawansowaniem w stopniach Il
i IV, natomiast istotnej roznicy nie odnotowano w przypadku chorych z rakiem
nawrotowym. Nie osiggnieto istotnej statystycznie odpowiedzi na leczenie.
W badaniu tym 57 z 58 wiqczonych pacjentow doswiadczyto wiecej niz jednego
zdarzenia niepozqdanego podczas trwania terapii, najczesciej wystepowato
nadcisnienie tetnicze ( 5 chorych).

Rekomendacje dotyczqce stosowania trastuzumabu w zaawansowanym
lub nawrotowym raku endometrium odnaleziono w trzech z siedmiu wytycznych
klinicznych - trastuzumab w skojarzeniu z karboplatyng i paklitakselem
rekomenduje Polskie Towarzystwo Ginekologii Onkologicznej (PTGO), National
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Comprehensive Cancer Network (NCCN — 2A) oraz German Guideline Program
in Oncology (GGPO). Pozostate organizacje nie odniosty sie do miejsca
trastuzumabu w terapii raka endometrium, lub tylko odnotowaty badanie
kliniczne Fader 2018. Nie ma wytycznych dotyczqcych refundacji trastuzumabu
w surowiczym raku endometrium. Czterech z pieciu ekspertow wyrazifo
pozytywnq opinie na temat dodatku trastuzumabu w chemioterapii u pacjentek
z surowiczym rakiem endometrium, motywujqc jq zftym rokowaniem tych
pacjentek i wynikami badania Fader z 2018 roku.

Prognozowana liczba chorych leczonych technologiq wnioskowanqg wynosi
233 chorych w 1 roku refundacji oraz 237 chorych w 2 roku refundacji. Wyniki
analizy wskazujqg, ze stosowanie trastuzumabu w skojarzeniu z paklitakselem
i karboplatynqg w miejsce paklitakselu i karboplatyny w populacji docelowej
spowoduje wzrost wydatkow ptatnika o okoto 4,053 min ztotych w 2024 oraz
okoto 4,124 min ztotych w 2025 roku.

Gtowne argumenty decyzji

e Stosowanie trastuzumabu w skojarzeniu z karboplatyng i paklitakselem
w leczeniu chorych na zaawansowanego lub nawrotowego surowiczego raka
endometrium z nadekspresjqg biatka HER2 (off-label) nie jest dostatecznie
uzasadnione naukowo.

e Decyzja w tej sprawie powinna by¢ podjeta po uzyskaniu bardziej
wiarygodnych wynikow.

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 40 ustawy o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego oraz wyrobédw medycznych (Dz. U. z 2022 r., poz. 2555 z pdin. zm.), 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
2022 r., poz. 2561 z pdzn. 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.422.1.35.2023 , Trastuzumab w skojarzeniu z karboplatyng i paklitakselem we wskazaniu:
leczenie chorych na zaawansowanego lub nawrotowego surowiczego raka endometrium z nadekspresjg biatka
HER2 (off-label)”; data ukonczenia: 24 lipca 2023 r.



Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 147/2023 z dnia 28 sierpnia 2023 roku
w sprawie objecia refundacjg lekéw zawierajgcych
substancje czynng toksyna botulinowa typu A
w wybranych wskazaniach pozarejestracyjnych

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne objecie refundacjq lekdw zawierajgcych
substancje czynnq toksyna botulinowa typu A we wskazaniach:

1. pacjenci w wieku 2 lat i powyzej, z udokumentowanym rozpoznaniem
mozgowego porazenia dzieciecego (ICD-10 G80), porazenia potowicze (ICD-
10 G81) oraz porazenia koriczyn dolnych i czterokoriczynowego (ICD-10 G82)
V4 towarzyszqcqg spastycznosciq ograniczajqcq funkcjonowanie
lub zagrazajgcg rozwojem utrwalonych przykurczy miesniowych i deformacji
kostno-stawowych z potwierdzonq spastycznosciq koriczyny dolnej lub gdrnej
w stopniu umiarkowanym lub wyZiszym (wynik w zmodyfikowanej skali
Ashwortha — MAS > 2) w przynamniej jednej grupie miesniowej oraz
adekwatnq wydolnosciq narzgdowq okreslonq na podstawie wynikéw badan
laboratoryjnych krwi zgodnie z zapisami aktualnej ChPL, nieobecnoscig
istotnych schorzen wspdfistniejgcych stanowigcych przeciwskazanie
do terapii stwierdzonych przez lekarza prowadzqcego w oparciu o aktualng
ChPL, brakiem przeciwwskazan do stosowania toksyny botulinowej typu A
zgodhnie z aktualng ChPL, poza okresem ciqgzy lub karmienia piersig;

. pacjenci w wieku 18 lat i powyzej:
a) po przebytym niedokrwiennym lub krwotocznym udarze mozgu (ICD-10
161, 163, 169), udokumentowanym wypisem ze szpitala lub

b) po przebytym urazie OUN (ICD-10 T90, T91) udokumentowanym wypisem
ze szpitala lub

c) z udokumentowanym rozpoznaniem stwardnienia rozsianego (ICD-10
G35) lub

d) z udokumentowanym rozpoznaniem paraplegii spastycznej (ICD-10 G82,
G83)

oraz z potwierdzonq spastycznosciq koniczyny dolnej w stopniu
umiarkowanym lub wyZiszym (wynik w zmodyfikowanej skali Ashwortha —
MAS > 2) w przynamniej jednej grupie miesniowej oraz adekwatng
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wydolnosciq narzqdowq okreslong na podstawie wynikow badan
laboratoryjnych krwi zgodnie z zapisami aktualnej ChPL, nieobecnoscig
istotnych  schorzen wspdtistniejgcych  stanowiqgcych przeciwskazanie
do terapii stwierdzonych przez lekarza prowadzqgcego w oparciu o aktualng
ChPL, brakiem przeciwwskazan do stosowania toksyny botulinowej typu A
zgodhnie z aktualng ChPL, poza okresem ciqzy lub karmienia piersiq;

— w ramach jednego programu lekowego: Leczenie spastycznosci koriczyn
z uzyciem toksyny botulinowej typu A (ICD-10: 161, 163, 169, G35, G80, G82, G83,
T90, T91), zastepujgcego dotychczasowe programy: B.30. Leczenie spastycznosci
w modzgowym porazeniu dzieciecym (ICD-10 G 80) oraz B.57.- Leczenie
spastycznosci koniczyny gornej i/lub dolnej po udarze mozgu z uzyciem toksyny
botulinowej typu A (ICD-10 161, 163, 169).

Rada Przejrzystosci uznaje, ze wszystkie dostepne leki zawierajgce substancje
czynnqg toksyna botulinowa typu A powinny byc¢ refundowane w nowym
programie lekowym w ramach wspadlnej grupy limitowej.

Uzasadnienie

Spastycznosc¢ powstaje w przebiegu réznych schorzen neurologicznych i cechuje
sie wzrostem napiecia miesniowego zaleznym od rozciggania miesnia w wyniku
utraty kontroli czuciowo-ruchowej napiecia miesniowego z powodu uszkodzenia
gornego neuronu ruchowego. Spastycznosc¢ przyczynia sie do: utrudnienia
rehabilitacji i odzyskania sprawnosci ruchowej, bdlu, utrudnienia higieny
i samoobstugi, wycofania sie z zycia towarzyskiego i spotecznego, gorszej
samooceny, pogorszenia nastroju i jakosci zycia. Sprzyja ona takze powstawaniu
trwatych przykurczéw, deformacji stawowych, odlezyn, zakrzepicy zylnej oraz
infekcji.

Aktualnie wskazania refundacyjne do leczenia spastycznosci toksyng botulinowg
typu A ograniczone sq do mozgowego porazenia dzieciecego (ICD-10 G80)
w populacji pediatrycznej i po przebytym niedokrwiennym Ilub krwotocznym
udarze mdzgu (ICD-10 161, 163, 169) w populacji dorostych.

Rekomendacje interdyscyplinarnej grupy ekspertow (Stawek 2023), wskazujg
na zasadnos¢ stosowania toksyny botulinowej typu A (bez wskazania
konkretnego leku) w leczeniu spastycznosci umiarkowanej i ciezkiej (MAS > 2)
niezaleznie od jej etiologii.

Rekomendacja 1

e Mimo relatywnie niewielkiej liczby prac i umiarkowanej jakosci danych
autorzy zalecajg stosowanie BONT-A w leczeniu spastycznosci umiarkowanej
i ciezkiej (MAS = 2) u chorych na SM.

e leczenie to pozwala na zmniejszenie spastycznosci, poprawe w zakresie
wykonywania czynnosci dnia codziennego, zmniejsza bdl, a w wybranych
przypadkach poprawia takze chdd i jest dobrze tolerowane.
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Rekomendacja 2

e Niezaleznie od umiarkowanej jakosci metodologii przedstawionych badan,
biorgc pod uwage ich wyniki, ale takze doswiadczenie wtasne autorow, BoNT-
A powinna byc¢ stosowana jako skuteczna i bezpieczna metoda leczenia
ogniskowej lub wieloogniskowej spastycznosci koriczyn oraz jako metoda
leczenia bolu towarzyszqcego spastycznosci u pacjentow po TBI i SCI.

e Leczenie to jest bezpieczne i dobrze tolerowane.

e Zaleca sie stosowanie BoNT-A u chorych ze spastycznoscig umiarkowang
i ciezkg (MAS 2 2).

Rekomendacja 3

e Mimo umiarkowanej jakosci metodologii badan w grupie chorych dorostych
z MPDz autorzy rekomendujq

e stosowanie iniekcji BONT-A jako kontynuacji dotychczasowego leczenia —
szczegolnie w tych przypadkach, w ktorych chorzy odnoszq ciggle korzys¢
Z tej terapii.

e W indywidualnych przypadkach mozna rozwazyc¢ takze stosowanie BoNT-A
de novo u dorostych chorych ze spastycznosciq ogniskowg/wieloogniskowgq
o umiarkowanym/ciezkim nasileniu (MAS 2 2).

Rekomendacja 4

e Aktualny przeglgd systematyczny dowoddw skutecznosci BONT-A w leczeniu
spastycznosci w przebiegu HSP (dziedziczna paraplegia spastyczna) wskazuje
na istotne korzysci odnoszone przez chorych, cho¢ wymaga badan
prospektywnych o lepszej metodologicznie jakosci.

e Ze wzgledu na heterogennos¢ objawow zalecane dawki oraz schematy
podania nalezy dostosowac indywidualnie.

e Leczenie powinno byc¢ stosowane u chorych z umiarkowang lub ciezkg
spastycznoscig (MAS > 2).

Problem ekonomiczny

Zgodnie z najbardziej prawdopodobnym scenariuszem poszerzenie wskazan
do stosowania lekow zawierajgcych toksyne botulinowq typu A spowoduje
wzrost wydatkow ptatnika publicznego o ok. 30% w stosunku do aktualnych
naktadow, co przektada sie na wzrost wydatkow o kilkanascie miliondw ztotych
w perspektywie 3 lat.

Gtowne argumenty decyzji

e Niezaspokojona potrzeba zdrowotna u pacjentow ze umiarkowangq lub ciezkg
spastycznosciq po przebytym urazie OUN, w przebiegu stwardnienia
rozsianego, porazenia potowiczego lub paraplegii spastycznej
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e QOgraniczone dowody naukowe wskazujqg, Zze leczenie spastycznosci lekami
zawierajqcymi toksyne botulinowqg typu A jest bezpieczne i skuteczne
niezaleznie od jej przyczyny.

e Nie odnaleziono roznic w zakresie skutecznosci i bezpieczeristwa pomiedzy
lekami zawierajgcymi toksyne botulinowg typu A

o Akceptowalne koszty dla ptatnika publicznego

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 40 ustawy o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2022 r., poz. 2555 z pdzn. zm.), 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
2022 r., poz. 2561 z pdin. zm.), z uwzglednieniem Opracowanie dotyczace oceny zasadnosci potgczenia
programéw lekowych dotyczacych leczenia spastycznosci korczyn, tj. B.30 i B.57. oraz oceny zasadnosci
finansowania lekow zawierajgcych toksyne botulinowg typu A we wskazaniach innych niz wymienione
w Charakterystyce Produktu Leczniczego nr: 0T.422.1.34.2023 ,Toksyna botulinowa typu A we wskazaniach:
innych niz okreslone w ChPL”; data ukonczenia: 25 sierpnia 2023 r.



Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 148/2023 z dnia 28 sierpnia 2023 roku
o projekcie programu ,,Program polityki zdrowotne;j
leczenia nieptodnosci metodg zaptodnienia pozaustrojowego
dla mieszkancéw Gminy Starachowice”

Rada Przejrzystosci pozytywnie opiniuje projekt programu polityki zdrowotnej
,Program polityki zdrowotnej leczenia nieptodnosci metodq zapfodnienia
pozaustrojowego dla mieszkaricow Gminy Starachowice”, pod warunkiem
uwzglednienia uwag Rady oraz uwag zawartych w raporcie AOTMIT.

Uzasadnienie

Niepfodnos¢ powoduje powazne konsekwencje psychologiczne i ekonomiczne,
zarowno na poziomie indywidualnym, jak i spotecznym. Rekomendacje
PTMR/PTG 2018 wskazujg, Zze procedura zaptodnienia pozaustrojowego (IVF,
ICSI) ma udowodnionqg, najwyiszq skutecznos¢ sposrod wszystkich metod
wspomaganego rozrodu. Leczenie nieptodnosci w drodze zaptodnienia
pozaustrojowego nie jest finansowane w ramach swiadczen gwarantowanych.

Okres realizacji ocenianego programu zostat wyznaczony na lata 2023-2026.
Program zostanie sfinansowany ze srodkow budzetu gminy Starachowice.

Projekt zaktada dofinansowanie w wysokosci do 80% kosztow maksymalnie
3 prob zaptodnienia pozaustrojowego dla kazdej pary uczestniczgcej
w programie, nie wiecej jednak niz do kwoty 5 000 zt na jedng procedure
zaptodnienia. Przy planowanym budzecie na realizacje programu wynoszgcym
375 000 zt przeprowadzic¢ bedzie mozna 75 takich procedur.

Zaptodnienia pozaustrojowe bedzie realizowane z wykorzystaniem wtasnych
gamet pary uczestniczqcej w programie. Ustugi zwiqzane z procedurq
zaptodnienia pozaustrojowego z wykorzystaniem gamet od anonimowego
dawcy, jezeli nie mieszczq sie w ustugach przewidzianych do dofinasowania
w ramach programu, bedq finansowane przez uczestnikow programu.

Czes¢ biotechnologiczna programu obejmie: pobranie komdrek jajowych;
zaptodnienie pozaustrojowe metodqg IVF lub ICSI oraz nadzdr nad rozwojem
zarodkow; hodowle zarodkow; transfer zarodkow do macicy; przygotowanie
zarodkow do przechowywania; kriokonserwacje, przechowywanie zarodkow.
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Uczestnicy programu zostang ponadto poinformowani o mozliwosci skorzystania
z opcji zamrazania (witryfikacji) komdrek jajowych.

Przechowywanie zarodkdw i oocytow oraz kriotransfery nie bedq finansowane
w ramach programu.

Realizator programu wybrany zostanie w drodze konkursu ofert. Projekt zakfada
przeprowadzenie akcji informacyjnej, a takze monitorowanie programu i jego
ewaluacje.

Uwagi Rady Przejrzystosci:

Program powinien zawiera¢ poprawnie sformutowane cele, mierniki
efektywnosci oraz wskazniki wykorzystywane podczas ewaluacji.

Nalezy doprecyzowac kryteria wtgczenia do programu.

Konieczne jest dostosowanie postanowien dotyczqcych liczby zaptadnianych
komdrek jajowych z brzmieniem ustawy o leczeniu nieptodnosci.

Projekt nalezy uzupetni¢ o zasady postepowania z kriokonserwowanymi
zarodkami po uptywie 20 lat ustawowego obowiqzku przechowywania.
Liczba kriokonserwowanych zarodkdw powinna by¢ monitorowana
i uwzgledniona w ewaluacji programu.

Przeniesienie na beneficjentow niektorych kosztow, np. zwiqgzanych
z przechowywaniem zamroZzonych zarodkdéw i oocytow, moze ograniczyc
dostep do programu mniej zamoznym parom.

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 2022 r., poz. 2561 z pdin.
zm.), z uwzglednieniem raportu nr: 0T.431.45.2023 ,,Program polityki zdrowotnej leczenia nieptodnosci metoda
zaptodnienia pozaustrojowego dla mieszkaricéw Gminy Starachowice” realizowany przez Gmine Starachowice;
data ukonczenia: sierpied 2023 oraz Aneksu do raportéw szczegdtowych ,Programy z zakresu diagnostyki
i leczenia nieptodnosci — wspdlne podstawy oceny”, czerwiec 2022 r.



Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 149/2023 z dnia 28 sierpnia 2023 roku
o projekcie programu ,,Program profilaktyki cukrzycy typu 2
dla mieszkancéw Gminy Nowiny
w wieku 45-64 lat na lata 2024-2028"

Rada Przejrzystosci pozytywnie opiniuje projekt programu polityki zdrowotnej
,Program profilaktyki cukrzycy typu 2 dla mieszkaricow Gminy Nowiny w wieku
45-64 lat na lata 2024-2028”.

Uzasadnienie

Przedmiotem oceny jest projekt programu polityki zdrowotnej zaplanowany
do realizacji przez gmine Nowiny z zakresu diabetologii.

W ramach programu zaplanowano przeprowadzenie kwalifikujgcej wizyty
pielegniarskiej, badan przesiewowych, w tym: badania FPG (oznaczenie glikemii
na czczo w osoczu krwi zylnej), badania OGTT (doustny test obcigzenia glukozg),
konsultacji lekarskiej, dwdch porad dietetycznych (wraz z indywidualnym
14-dniowym jadtospisem), a takze dziatan edukacyjnych.

Program ma byc realizowany w latach 2024-2028. Planowane koszty catkowite
programu wynoszq 122 400 zt (24 480 zt rocznie). Program finansowany bedzie
Z budzetu gminy Nowiny.

W projekcie programu odniesiono sie do sytuacji epidemiologicznej
przedstawiajgc dane swiatowe, europejskie, ogodlnopolskie i regionalne.
Podkreslono, ze ,,w Polsce zgodnie z danymi GUS, cukrzyca jest chorobgq, z ktorg
zmaga sie ponad 3 min osob, co przektada sie na rozpowszechnienie na poziomie
8,1%. Ponad 57% przypadkdw to chorzy w wieku powyzej 60 lat”.

W projekcie programu odniesiono sie do aktualnych MPZ wskazujqgc, ze ,,wartos¢
DALY w Polsce w 2019 r. dla cukrzycy wyniosta 0,49 min (1,2 tys. na 100 tys.
ludnosci)”. Podkreslono takze, ze w wojewddztwie swietokrzyskim cukrzyca
znalazta sie wsrod pieciu problemow zdrowotnych odznaczajgcych sie
najwyzszymi wartosciami wskaznika DALY. Wskazano, ze prognozy dla cukrzycy
sq niekorzystne, wartosc¢ wskaznika chorobowosci wzrosnie od 2019 r. do 2028 r.
0 20,28%, a szacowany wzrost bedzie trzecim najwiekszym wzrostem sposrod
wszystkich problemdw zdrowotnych, po zaburzeniach depresyjnych i zakazeniach
dolnych drog oddechowych. Podkreslono takze, ze co istotne, wojewddztwo
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Swietokrzyskie ma najwyziszy w skali kraju udziat czynnikow metabolicznych
w zgonach (17% wiekszy niz srednio dla Polski). Zaznaczono, ze w wojewddztwie
za utrate najwiekszej liczby lat przezytych w zdrowiu i zgony, odpowiadajg
m.in. nieodpowiednie nawyki Zywieniowe.

Gtownym celem projektu programu jest ,podniesienie lub utrzymanie wiedzy
w zakresie profilaktyki pierwotnej i wtdrnej cukrzycy typu 2, w tym czynnikow
ryzyka jej powstawania, wczesnych objawdw oraz powiktan, wsrod 70%
uczestnikow programu”. Cel gtowny odnosi sie do poziomu wiedzy uczestnikow
PPZ. Mozliwy jest wzrost wiedzy w zwiqzku z wdrazanymi dziataniami
edukacyjnymi oraz pomiar tego wzrostu za pomocq zaplanowanych pre- i post-
testow (pomiary te zostaty zaplanowane w projekcie). Nalezy jednak zaznaczyc,
Ze nie wskazano uzasadnienia dla przyjetej wartosci docelowej.

W tresci projektu wskazano 1 cel szczegotowy. ,zmniejszenie ryzyka rozwoju
cukrzycy typu 2 lub jej powiktan w populacji docelowej poprzez obnizenie
wartosci wskaznika BMI wsréd 20% uczestnikow programu, bedgcych
odbiorcami dziatan profilaktycznych”. Cel szczegétowy jest mozliwy do realizacji
za pomocq zaplanowanych w ramach programu badan przesiewowych oraz
dziatan profilaktycznych. Nie wskazano jednak uzasadnienia dla przyjetej
wartosci docelowej.

W projekcie programu zaproponowano 2 mierniki efektywnosci. Miernik nr 1
odnosi sie do celu gtownego. Miernik nr 2 odnosi sie do celu szczegdfowego.

Populacje docelowq stanowiq mieszkaricy gminy Nowiny w wieku 45-64 lat
zZ wytgczeniem 0so6b, u ktorych juz wczesniej zdiagnozowano cukrzyce typu 2.
Whnioskodawca podkresla, ze populacje docelowq dziatan profilaktycznych
powinny stanowic osoby z grupy ryzyka wystgpienia cukrzycy typu 2. W projekcie
programu wskazano, Ze zgodnie z danymi pozyskanymi z Banku Danych
Lokalnych gmine Nowiny zamieszkuje ok. 1 058 kobiet oraz 1 110 mezczyzn
w wieku 45-64 lat. Informacje przedstawione przez wnioskodawce sq zblizone
do danych zmieszczonych na stronie internetowej GUS. Ponadto w projekcie PPZ
podkreslono, ze populacje docelowq w wybranej grupie wiekowej, dotknietq
problemem nadwagi lub otytosci, szacuje sie na ok. 455 kobiet oraz
ok. 690 mezczyzn. Wskazano takze, ze kryteria kwalifikacji wykluczajq udziat
w programie 0sob ze zdiagnozowanq juz cukrzycq, w zwiqzku z czym ww. liczby
pomniejszono o 8,1%. Zaznaczono, ze opisanqg populacje, bez zdiagnozowanej
cukrzycy typu 2, szacuje sie na 420 kobiet oraz 635 mezczyzn, tgcznie
ok. 1 055 osob.

W czesci dot. interwencji oraz budzetu wskazano, Zze w zwiqzku z brakiem danych
epidemiologicznych w tym obszarze, na potrzeby zaplanowania programu
i oszacowania budzetu zatozono, ze u kazdego z uczestnikow zostanie wykonanie
pierwsze badanie FPG (100 osoéb), u potowy uczestnikow badanie to zostanie
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powtdrzone (ok. 50 0s6b), a potowa uczestnikow zostanie skierowana na badanie
OGTT (ok. 50 osob). Z kolei konsultacje lekarskie i dziatania z zakresu profilaktyki
wtornej (dietetyczne) majqg objgcé osoby, u ktorych zostanie zdiagnozowana
cukrzyca lub stan przedcukrzycowy, tj. 24 osoby.

Kryteria witgczenia i wyfqczenia z programu zostaty okreslone w odniesieniu
do poszczegdlnych interwencji zaplanowanych w projekcie. W przypadku
kwalifikujgcej wizyty pielegniarskiej kryteria wigczenia obejmujg wiek (45-64 lat)
oraz zamieszkiwanie na terenie gminy Nowiny.

Kryteria wiqczenia do etapu obejmujgcego konsultacje lekarskq, porady
dietetyczne oraz dziatania edukacyjne to wiek (45-64 lat), zamieszkiwanie
na terenie gminy Nowiny oraz diagnoza cukrzycy lub stanu przedcukrzycowego
na etapie badan przesiewowych programu

Kryteria wyfqgczenia na poziomie poszczegdlnych etapow sg jednakowe
i obejmujq: zdiagnozowanq uprzednio cukrzyce typu 2, przeciwwskazania
zdrowotne do skorzystania z interwencji w programie (np. wskazania do pilnego
zabiegu chirurgicznego, czynna choroba nowotworowa, choroba zakazna, cigza)
oraz uczestniczenie w ciggu ostatnich 3 lat w programach profilaktycznych
majqgcych na celu zdiagnozowanie/wykluczenie wystepowania cukrzycy.

W ramach programu zaplanowano przeprowadzenie kwalifikujgcej wizyty
pielegniarskiej, badania FPG (oznaczenie glikemii na czczo w osoczu krwi Zylnej),
badania OGTT (doustny test obcigzenia glukozg), konsultacji lekarskiej, dwoch
porad dietetycznych, a takze dziatan edukacyjnych.

W PPZ zdawkowo odniesiono sie do informacji nt. warunkdow dotyczgcych
personelu, wyposazenia i warunkdow lokalowych.

Akcja informacyjna bedzie prowadzona przez Urzqd Gminy Nowiny w ramach
wspotpracy z realizatorem oraz placowkami POZ, organizacjami pozarzqgdowymi,
a takze z lokalnymi mediami (radio, prasa, media spotecznosciowe).

W ramach dziatan monitorujgcych przeprowadzona zostanie analiza ,liczby
0s0b, ktore zgftosity sie na kwalifikacyjng wizyte pielegniarskq”, ,liczby 0sob,
ktore zakwalifikowano do badan przesiewowych”, ,liczby 0sob uczestniczgcych
w Il etapie programu, z podziatem na poszczegdlne interwencje” oraz ,liczby
0s0b, ktdore zrezygnowaty z udziatu w programie na poszczegdlnych etapach jego

trwania wraz z analizq przyczyn tych decyzji”.

Ocena jakosci swiadczenn zostanie przeprowadzona na podstawie , corocznej
analizy wynikdw ankiety satysfakcji uczestnikow programu” oraz ,biezqcej
analizy pisemnych uwag dot. realizacji programu”.
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Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 48a ust. 8 pkt 3, w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 3 ustawy z 27 sierpnia 2004 r.
o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2022 r., poz. 2561 z pdzn.
zm.), z uwzglednieniem raportu nr: 0T.431.46.2023 , Program profilaktyki cukrzycy typu 2 dla mieszkancéw
Gminy Nowiny w wieku 45-64 lat na lata 2024-2028" realizowany przez Gmine Nowiny; data ukonczenia: sierpien
2023 oraz raportu nr 0OT.434.1.2021 ,,Program profilaktyki cukrzycy typu 2” ze stycznia 2021 r.



