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Protokot z posiedzenia
Rady Przejrzystosci 20/2024
w dniu 13 maja 2024 roku

Tomasz Pasierski otworzyt posiedzenie o godzinie 10:00

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

Matgorzata Bafa

Anna Czerniecka-Kubicka
Andrzej Dgbrowski
Pawet Grzesiewski
Roman Junik

Maciej Karaszewski
Tomasz Pasierski

Anna Socha-Banasiak

W N R WNE

Matgorzata Sznitowska

Proponowany porzadek obrad:

1.

8.

Omoéwienie powigzan branzowych i ustalenie ewentualnych konfliktéw intereséw cztonkéw
Rady. Omowienie i przyjecie porzadku obrad Rady.

Przygotowanie stanowiska w sprawie zasadnos$ci zakwalifikowania $wiadczenia opieki
zdrowotnej ,Sesja superwizji psychoterapii uzaleznien” jako swiadczenia gwarantowanego.
Przygotowanie stanowiska w sprawie zasadnosci wydawania zgdd na refundacje $rodka
spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego Cholesterol Module we wskazaniu:
zespot Smitha-Lemliego-Opitza.

Przygotowanie opinii o projekcie programu polityki zdrowotnej jednostki samorzadu
terytorialnego wspoétfinansowanym przez UE w ramach EFS: ,Program profilaktyki chordb
odstresowych u 0séb pracujacych na terenie wojewddztwa matopolskiego”.

Przygotowanie opinii o projekcie programu polityki zdrowotnej jednostki samorzadu
terytorialnego ,Program Polityki Zdrowotnej w Zakresie Przeciwdziatania Zakazeniom
Meningokokowym w Gminie Ostrowiec Swietokrzyski na lata 2024 - 2025”.

Przygotowanie opinii w sprawie kontynuacji objecia refundacjg produktéw leczniczych
zawierajgcych substancje czynne lansoprazol, omeprazol, pantoprazol we wskazaniu: zapalenie
btony sluzowej zotgdka u dzieci ponizej 2 roku zycia.

Przygotowanie opinii w sprawie kontynuacji objecia refundacjg produktéw leczniczych
zawierajgcych substancje czynng budesonidum we wskazaniu: posta¢ jelitowa choroby
przeszczep przeciwko gospodarzowi.

Zakonczenie posiedzenia.

Ad 1. Zaden z cztonkéw Rady nie zadeklarowat konfliktu intereséw. Rada jednogtosnie (9 gtoséw ,,za”)

przyjeta porzadek obrad.

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



Protokdt z posiedzenia Rady Przejrzystosci nr 20/2024 w dniu 13.05.2024 r.

Posiedzenie opuscita Matgorzata Bata.

Ad 2. Analityk Agencji przedstawit najwazniejsze informacje z raportu w sprawie zasadnosci
zakwalifikowania Swiadczenia opieki zdrowotnej , Sesja superwizji psychoterapii uzaleznien”.

We wstepnej dyskusji Rady gtos zabrali: Tomasz Pasierski i Maciej Karaszewski.
Projekt stanowiska Rady przedstawit Maciej Karaszewski.
Rada doprecyzowata tresé uchwaty, w czym uczestniczyli: Tomasz Pasierski i Maciej Karaszewski.

Prowadzacy zarzadzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada jednogtosnie (8 gtoséw ,za”) uchwalita
pozytywne stanowisko (zatacznik nr 1 do protokotu).

Ad 3. Analityk Agencji omoéwit raport w sprawie zasadnosci wydawania zgdd na refundacje Srodka
spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego Cholesterol Module we wskazaniu: zespot
Smitha-Lemliego-Opitza.

Projekt stanowiska Rady przedstawita Anna Czerniecka-Kubicka.
W dyskusji Rady uczestniczyli: Anna Czerniecka-Kubicka, Matgorzata Sznitowska i Tomasz Pasierski.

Prowadzacy zarzadzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada jednogtosnie (8 gtoséw ,za”) uchwalita
pozytywne stanowisko (zatacznik nr 2 do protokotu).

Ad 4. Analityk Agencji przedstawit prezentacje dot. programu profilaktyki choréb odstresowych u oséb
pracujgcych na terenie wojewddztwa matopolskiego.

Projekt opinii Rady przedstawit Pawet Grzesiewski.

W dyskusji Rady gtos zabrali: Maciej Karaszewski, Andrzej Dabrowski, Tomasz Pasierski, Matgorzata
Sznitowska i Anna Czerniecka-Kubicka.

Prowadzacy zarzadzit glosowanie, w wyniku ktérego Rada 7 gtosami ,za”, przy 1 gtosie ,przeciw”
uchwalita negatywna opinie (zatacznik nr 3 do protokotu).

Ad 5. Analityk Agencji omowit projekt programu polityki zdrowotnej dot. przeciwdziatania zakazeniom
meningokokowym w Gminie Ostrowiec Swietokrzyski na lata 2024 — 2025.

Projekt opinii Rady przedstawita Anna Socha-Banasiak.
Gtos w dyskusji Rady zabrali: Anna Socha-Banasiak i Tomasz Pasierski.

Prowadzacy zarzadzit glosowanie, w wyniku ktérego Rada jednogtosnie (8 gtoséow ,za”) uchwalita
pozytywng opinie (zatgcznik nr 4 do protokotu).

Ad 6. Projekt opinii Rady w sprawie kontynuacji objecia refundacjg produktéw leczniczych
zawierajgcych substancje czynne lansoprazol, omeprazol, pantoprazol we wskazaniu: zapalenie btony
Sluzowej zotadka u dzieci ponizej 2 roku zycia przedstawit Andrzej Dgbrowski.

W dyskusji gtos zabrali: Matgorzata Sznitowska, Anna Socha-Banasiak, Andrzej Dabrowski i Tomasz
Pasierski.

Prowadzacy zarzadzit gtosowanie, w wyniku ktorego Rada jednogtosnie (8 gtoséw ,za”) uchwalita
negatywng opinie (zatgcznik nr 5 do protokotu).

Ad 7. Roman Junik przedstawit projekt opinii Rady w sprawie kontynuacji objecia refundacja
produktéw leczniczych zawierajgcych substancje czynng budesonidum we wskazaniu: postac jelitowa
choroby przeszczep przeciwko gospodarzowi.
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W dyskusji udziat wzieli: Tomasz Pasierski, Roman Junik i Maciej Karaszewski.

Prowadzacy zarzadzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada jednogtosnie (8 gtoséw ,za”) uchwalita
pozytywng opinie (zatgcznik nr 6 do protokotu).

Do posiedzenia dotgczyta Matgorzata Bata.

Ad 8. Prowadzacy zakonczyt posiedzenie o godzinie 11:51.



Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr43/2024 z dnia 13 maja 2024 roku
w sprawie zasadnosci kwalifikacji Swiadczenia opieki zdrowotnej
,Sesja superwizji psychoterapii uzaleznien” jako swiadczenie
gwarantowane z zakresu opieki psychiatrycznej i leczenia uzaleznien

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne zakwalifikowanie sSwiadczenia opieki
zdrowotnej ,Sesja superwizji psychoterapii uzaleznien” jako swiadczenia
gwarantowanego z zakresu opieki psychiatrycznej i leczenia uzaleznien, pod
warunkiem finansowania usrednionych kosztow sesji superwizji w koszcie sesji
psychoterapii (indywidualnych i grupowych).

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Uzaleznienie to przewlekta choroba, obejmujqca interakcje miedzy obwodami
mozgowymi, genetykq, Srodowiskiem i doswiadczeniami Zzyciowymi. Osoby
uzaleznione uzywajq substancji lub angazujg sie w kompulsywne zachowania,
mimo szkodliwych konsekwencji.

Metody leczenia uzaleznien sq skuteczne jak w przypadku innych chorob
przewlektych i obejmujq zarowno interwencje farmakologiczne oraz
niefarmakologicznie m.in. psychoterapie i psychoedukacje.

Opinia dotyczy oceny zasadnosci finansowania sesji superwizji psychoterapii
uzaleznien jako swiadczenia gwarantowanego z zakresu opieki psychiatrycznej
i leczenia uzaleznien, dedykowanej do monitorowania procesu psychoterapii
uzaleznien przez superwizora psychoterapii uzaleznien lub superwizora aplikanta
psychoterapii uzaleznien. Superwizja psychoterapii uzaleznien jest swiadczeniem
realizowanym posrednio (bez udziatu pacjenta). Jest metodq konsultowania
pracy diagnostyczno-terapeutycznej z pacjentami. Moze dotyczy¢ kazdego
swiadczeniobiorcy, jednak o koniecznosci jej przeprowadzenia decyduje osoba
udzielajgca swiadczenn lub zespdt terapeutyczny pracujgcy bezposrednio
Z pacjentem.

Superwizja, bedgca systematycznym monitorowaniem procesu terapii, jest

kluczowa dla rozwoju kompetencji personelu medycznego i moze przyczynic
sie do poprawy wynikow klinicznych pacjentow.

ul. Przeskok 2, 00-032 Warszawa tel. +48 2210146 00 www.aotmit.gov.pl
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Dowody naukowe

W wyniku przeprowadzonego przeglgdu systematycznego odnaleziono jedng
publikacje naukowqg (Laschober 2012) odnoszgcq sie do superwizji klinicznej
w kontekscie leczenia uzaleznien. Na podstawie wynikow przeprowadzanej
ankiety opisano praktyke kliniczng oraz skutecznosc¢ superwizji z perspektywy
doradcy ds. uzaleznien i superwizora.

Krajowe Centrum Przeciwdziatania Uzaleznieniom (KCPU) w swoich Standardach
rekomenduje finansowanie superwizji pracy terapeutow w placowce leczenia
uzaleznien zaznaczajqc, zZe:

e jest to najlepsza forma doskonalenia zawodowego pracownikdw oraz
przeciwdziatania niewtasciwym praktykom klinicznym i naruszeniom zasad
etyki zawodowej terapeutow;

e superwizje mogqg prowadzi¢ osoby wpisane na liste osob uprawnionych
do prowadzenia superwizji klinicznej do celow szkoleniowych, jak rowniez
superwizorzy posiadajgcy certyfikat superwizora Polskiego Towarzystwa
Psychologicznego lub Polskiego Towarzystwa Psychiatrycznego.

Kluczowe Standardy Jakosci opracowane przez UNODC (ang. United Nations
Office on Drugs and Crime) oraz Standardy opracowane przez WHO podajg,
ze powinno sie zapewni¢ personelowi pracujgcemu z osobami uzaleznionymi
m.in. wsparcie za pomocq reqularnej superwizji.

Wedtug Standardow WHO personel pracujgcy w specjalistycznych placowkach
zajmujgcych sie zaburzeniami zwigzanymi z uzywaniem narkotykow powinien
posiadac¢ odpowiednie kwalifikacje, certyfikaty oraz przechodzi¢ superwizje
kliniczne i ciggte szkolenia oparte na dowodach,

BSAS (ang. Bureau of Substance Abuse Services Massachusetts Department
of Public Health) okresla minimalny zakres szkolen i superwizji pracownikow —
co dwa tygodnie godzinna superwizja (indywidualna Ilub grupowa)
dla pracownikow petnoetatowych pracujgcy bezposrednio z osobami
uzaleznionymi.

Problem ekonomiczny

Zgodnie z opisem przedmiotowego swiadczenia, zawartym w KPZ, superwizja
powinna by¢ prowadzona co najmniej 8 razy w okresie 12 miesiecy i obejmowac
zespot terapeutyczny w grupie nie przekraczajgcej 15 osob, a w uzasadnionych
przypadkach moze miec¢ charakter indywidualny.

Przy zatozeniu, ze liczba realizowanych superwizji limitowana bedzie gtownie
dostepnosciq personelu uprawnionego do prowadzenia superwizji (wedtug
KCPU: 66 0s6b), szacowane koszty realizacji wnioskowanego swiadczenia mogq
oscylowac:

e W pierwszym roku na poziomie: od 6,6 min zt do 18,6 min zt;
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e wdrugim roku na poziomie: od 7,2 min zt do 20,5 min zt.
Glowne argumenty decyzji:

e niezbednosc¢ superwizji w procesie psychoterapii;
e standardy organizacji zajmujgcych sie terapiq uzaleznien.

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 S$wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 146),
z uwzglednieniem raportu nr: WS.420.4.2024 ,Sesja superwizji psychoterapii uzaleznien jako $wiadczenie
gwarantowane z zakresu opieki psychiatrycznej i leczenia uzaleznien” data ukonczenia: 7.05.2024 r.
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Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr44/2024 z dnia 13 maja 2024 roku
w sprawie zasadnosci wydawania zgdd na refundacje srodka
spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego: Cholesterol
Module we wskazaniu: zespd6t Smitha-Lemliego-Opitza.

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne refundacje srodka spoZzywczego
specjalnego przeznaczenia zywieniowego: Cholesterol Module, puszka 450 g we
wskazaniu: zespot Smitha-Lemliego-Opitza.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Zbadanie zasadnosci wydawania zgody na dalszq refundacje srodka
spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego: Cholesterol Module,
proszek, puszka 450 g, we wskazaniu: zespdt Smitha-Lemliego-Opitza. Wyzej
wymieniony srodek spozywczy — byt juz opiniowany przez Rade Przejrzystosci
w tym wskazaniu w latach 2014, 2017 i 2021.

Dowody naukowe

Zespot Smitha-Lemliego-Opitza (SLOS) jest chorobgq nieuleczalng. Terapia, ktorej
celem jest ztagodzenie objawow choroby i poprawa komfortu Zycia, polega
gtownie na rehabilitacji. Bardzo waznym jej elementem jest gimnastyka miesni
odpowiedzialnych za Zucie, poniewaz osoby cierpigce na zespot Smitha-Lemliego-
Opitza majq problemy z przyjmowaniem pokarmow.

Juz od roku 1993, kiedy zidentyfikowano podfoze biochemiczne tego zaburzenia,
prowadzone sq proby normalizacji zaburzen stosunku cholesterolu do jego
prekursorow poprzez stosowanie diety bogatejw cholesterol. Efekt tej terapii jest
jednak rozny i dotgd nie ma jednoznacznej opinii na temat jej efektywnosci,
aczkolwiek coraz czesciej podkresla sie brak poprawy klinicznej w obiektywnych
testach. Podobne, niejednoznaczne wyniki uzyskano wsrdd polskich pacjentow,
u ktdrych stosowano diete bogatocholesterolowqg. Pomimo uzyskania poprawy
w analizowanych parametrach antropometrycznych (gtdwnie u pacjentow
najmtodszych), wyktadniki biochemiczne choroby nie u wszystkich ulegty
normalizacji, a ocena psychologiczna i neurologiczna nie wykazaty istotnego
przyspieszenia tempa rozwoju.

ul. Przeskok 2, 00-032 Warszawa tel. +48 2210146 00 www.aotmit.gov.pl
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W swiatowych osrodkach, zajmujqcych sie diagnostykq i leczeniem chorych
z zespotem SLO, suplementacja cholesterolu jest zalecana i rozwazana
w przypadku wszystkich chorych. Moze ona bowiem prowadzi¢ do poprawy
klinicznej przy minimalnych skutkach ubocznych. Szacowane dzienne
zapotrzebowanie na cholesterol przyimowany w diecie jest zalezne od wieku
i wynosi: ok. 30—40 mg/kg mc/d w okresie niemowlecym, po czym spada do
ok. 10 mg/kg mc/d u osob dorostych. Dawki stosowane w suplementacji
u chorych z zespotem SLO wynoszq od 50 do 100, a nawet 300 mg/kg mc/d
cholesterolu, zarowno w naturalnej postaci (Zéftka jaj, smietana, wqtroba,
czerwone mieso), jak i cholesterolu oczyszczonego w postaci proszku czy listkow.
W raporcie AOTMIT, przedstawionym Radzie Przejrzystosci, suplementacja
cholesterolu (poprzez diete lub zastosowanie suplementdw) zostata wskazana
we wszystkich odnalezionych zaleceniach. W wiekszosci zalecen wskazano na jej
ograniczonq skutecznos¢ w leczeniu pacjentow z SLOS (CONTACT 2024,
GeneFood 2023, Steiner 2023, GTND 2021), chociaz u niektorych osob
po zastosowaniu suplementacji cholesterolu zaobserwowano poprawe
w zakresie wzrastania i/lub kontroli zachowania (CONTACT 2024, NORD 2021),
obnizenie poziomu 7-DHC oraz pokrewnych, potencjalnie toksycznych
potproduktow cholesterolu (Steiner 2023). Pojedyncze publikacje zalecajq
spozywanie pokarmow bogatych w cholesterol tj. zottko jaja, Smietana, masto
(Steiner 2023).

Sposrod pozostatych metod leczenia SLOS najczesciej wskazuje sie na proby
stosowania terapii simwastatyng (CONTACT 2024, GeneFood 2023, Steiner 2023,
GTND 2021) oraz leczenie chirurgiczne (CONTACT 2024, Steiner 2023, NORD
2021). Podobnie do suplementacji cholesterolem skutecznos¢ stosowania
simwastatyny w leczeniu SLOS pozostaje ograniczona (CONTACT 2024, Steiner
2023), aczkolwiek u czesci pacjentow z tagodng postaciq choroby
po zastosowaniu statyny odnotowano obnizenie poziomu 7-dehydrocholesterolu
(CONTACT 2024, GeneFood 2023, GTND 2021, NORD 2021), zmniejszenie
nasilenia objawdw behawioralnych u pacjentow z tagodnym lub typowym SLOS
(m.in. drazliwosci) (Steiner 2023, GTND 2021, NORD 2021), zwiekszenie poziomu
cholesterolu u o0s6b z funkcjonalnqg kopiq genu DHCR7 (GeneFood 2023)
oraz poprawe klinicznqg i normalizacje stosunku dehydrocholesterolu
do catkowitego sterolu w surowicy krwi (Steiner 2023). Nie wykazano jednak
dtugotrwatych korzysci z leczenia simwastatynqg (CONTACT 2024), a jej
stosowanie u pacjentow z SLOS nie stanowi postepowania o potwierdzonej
uzytecznosci terapeutycznej (Steiner 2023).

Zalecenia postepowania u pacjentow z SLOS wymieniajq rowniez stosowanie
suplementacji przeciwutleniaczy (CONTACT 2024, GeneFood 2023), korzystanie
z konsultacji specjalistycznych (Steiner 2023, GTND 2021), ograniczenie
ekspozycji na swiatfo stoneczne wraz ze stosowaniem duZych ilosci filtrow
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przeciwstonecznych (Steiner 2023, GTND 2021), uzupetniajgce stosowanie
suplementow kwasow Zofciowych (Steiner 2023, NORD 2021) oraz leczenie
i monitorowanie innych zaburzen towarzyszqcych chorobie (GTND 2021, NORD
2021).

W przeglqdzie systematycznym biblioteki Cochrane — Ballout 2022 zwrdcono
uwage na porownanie skutecznosci i bezpieczenstwa statyn * innych terapii
niebedqcych statynami (np. suplementacja cholesterolem, kwasami zétciowymi
lub witaminami) w pordwnaniu z suplementacjq cholesterolem + innymi
terapiami niebedgcymi statynami (np. kwasy Zdétciowe lub witaminy) u pacjentow
zSLOS.

Do przeglgdu systematycznego witgczono 6 badan, w tym 1 badanie
z randomizacjq typu cross-over (Wassif 2017; N=18) oraz 5 badan
obserwacyjnych: 3 prospektywne badania kohortowe (Chan 2009, Haas 2008,
Roullet 2012; N=20) i 2 retrospektywne badania kohortowe (Haas 2007, Oldh
2013a; N=22).

We wszystkich wtgczonych do przeglgdu badaniach w ramach interwencji
stosowano terapie statynami jako terapie dodang (add-on) do suplementacji
cholesterolem, natomiast suplementacja cholesterolem stanowita grupe
kontrolng. Wszystkie witgczone badania w ramach terapii statynami
uwzgledniaty simwastatyne, poza 1 badaniem (Oldh 2013a), w ktdorym
stosowano simwastatyne lub atorwastatyne. Dawki, czas trwania leczenia
i formulacja zastosowanych statyn oraz suplementacji cholesterolu roznity
sie znacznie pomiedzy poszczegdlnymi badaniami.

W Zadnym z badan pierwotnych wiqgczonych do przeglgdu Ballout 2022
nie raportowano wynikow w zakresie przezycia catkowitego (OS) oraz jakosci
zycia (QolL). W 1 RCT wykazano istotng statystycznie rdznice w zakresie nasilenia
drazliwosci mierzonej za pomocq podskali drazliwosci w skali ABC-C u dzieci
zSLOS otrzymujqgcych simwastatyne jako terapie add-on do suplementacji
cholesterolem, w poréownaniu z dziecmi otrzymujgcymi samq suplementacje
cholesterolem (p=0,017), jednak wnioskowanie w tym zakresie jest wysoce
niepewne ze wzgledu na bardzo niskq jakos¢/pewnosc¢ dowodow.

W zakresie dziatan niepozgdanych zwiqgzanych z leczeniem statynami w ramach
badari obserwacyjnych wykazano znamiennie statystycznie wyzsze ryzyko
wystgpienia dziatan niepozqdanych w grupie przyjmujgcej statyny (jako terapie
add-on do suplementacji cholesterolem) w pordwnaniu z grupq przyjmujgcq
wytqgcznie suplementacje cholesterolu (RR=13,00; 95% Cl: 1,85, 91,49; p=0,010;
dowody o niskiej jakosci/pewnosci). W przypadku RCT nie wykazano
znamiennych rdznic w ramach zdarzen niepozqdanych zwiqgzanych z leczeniem
statynami pomiedzy grupami badania. Nie wykazano rdwniez znamiennych
statystycznie rdznic pomiedzy grupami interwencji i komparatora w ramach
zmiany parametrow wzrastania oraz zmiany parametrow biochemicznych,
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dodatkowo wnioskowanie obarczone wysokq niepewnosciq ze wzgledu
na niskg/bardzo niskg jakos¢ dowoddow. Whnioskowanie o skutecznosci
i bezpieczenstwie suplementacji cholesterolem jest ograniczone ze wzgledu
na projekt przeglgdu, ktorego cel byt ukierunkowany na ocene statyn (jako
terapii dodanej do innych terapii niebedqcych statynami tj. suplementacji
cholesterolu).

Ponadto, nalezy wzig¢ pod uwage ograniczenia przeglgdu systematycznego
Ballout 2022 obejmujgce m.in.: znaczqce zroznicowanie badan pod wzgledem
dawek, czasu trwania leczenia i formulacji zastosowanych statyn
oraz suplementacji cholesterolem oraz charakterystyki pacjentow wtgczonych
do badan, proby o ograniczonej wielkosci populacji oraz jakosci (niekompletne
dane, selektywnosc¢ raportowania wynikow, niespojne skale/techniki pomiarowe
oraz sposob przedstawienia wynikow).

Problem ekonomiczny

Dane dotyczqgce czestosci zespotu SLO sq bardzo rozbiezne. Na swiecie choroba
wystepuje z czestoscig od ok. 1:20 000 do 1:60 000, jednak badania populacyjne
prowadzone w Europie Srodkowej, m.in. w Czechach i Stowacji, wskazujg
na znacznie czestsze jego wystepowanie (ok.1:10 000).

Przeprowadzone w Zaktadzie Genetyki Medycznej IP-CZD badania przesiewowe
wykazaty, ze czestosc nosicielstwa wszystkich mutacji wywotujqgcych zespot SLO
w populacji polskiej wynosi od 1 na 26 do 1 na 32, natomiast czestos¢ homozygot
-od 1 na 2 646 do 1 na 4 065. Badania te nalezq do trzech tego typu badan
na swiecie i uzupetniajq dane dotyczqce nosicielstwa i czestosci choroby
uzyskiwane w skali globalnej. Wysoki wspotczynnik nosicielstwa (3,14%-3,89%)
pozwala przypuszczac, ze czestos¢ SLO stwierdzanych w Polsce jest znacznie
nizsza od oczekiwanej ich liczby i pozostaje w jawnej sprzecznosci z danymi
uzyskanymi z badan nad czestosciqg nosicielstwa mutacji w genie DHCR7
w populacji polskiej.

W przedmiotowym wskazaniu w 2023 roku w ramach importu docelowego
wydano 25 zgdd na refundacje Cholesterol Module, tj. sSrodka spozywczego
specjalnego przeznaczenia Zywieniowego dla 20 pacjentéw na tgcznq liczbe
565 opakowan (na podstawie danych zawartych w Systemie Obstugi Importu
Docelowego (SOID)).

Cena ww. srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia Zywieniowego wynosi
1333,97 zt za 1 puszke 450 g (szacunkowa cena netto sprzedazy produktu
do apteki, zawierajgca marze hurtowqg — dane nt. ceny ssspz pochodzq z raportu
z ZSMOPL z marca 2024 r.). Biorgc pod uwage powyzisze dane, tgczny koszt
refundacji w imporcie docelowym ssspz Cholesterol Module w 2023 r.
(dla 20 pacjentow) wynidst okoto 753 693 zt.
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Glowne argumenty decyzji:

e zespdt Smitha-Lemliego-Opitza jest to choroba nieuleczalna, a celem leczenia
jest tagodzenie objawow choroby i poprawa komfortu Zycia pacjentow.
Elementami terapii jest leczenie dietetyczne (suplementacja cholesterolu)
i rehabilitacja;

e leczenie przyczynowe nie istnieje, brak jest tez innych refundowanych
technologii mogqcych zastqpi¢ Cholesterol Module w Zespole Smitha-
Lemliego-Opitza;

e pozytywne opinie ekspertow w sprawie dostepnosci i wyzszosci technologii
umoZzliwiajgcej podawanie cholesterolu w proszku niz uzupetnianie
cholesterolu poprzez diete bogatqg w cholesterol z uwagi na mozliwos¢
precyzyjnego doboru dawki;

e brak nowych dowoddw umozliwiajgcych bezposrednie wnioskowanie
o skutecznosci i bezpieczenstwie suplementacji cholesterolu, a tym samym
zmieniajgcych dotychczasowe wnioskowanie w tym zakresie;

e niewielka liczba przypadkdw i maty wptyw na budzet ptatnika.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 31h ust. 2 w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 1 ustawy z 27 sierpnia 2004 r.
o swiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze $rodkéw publicznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 146) oraz
wzw.zart. 39 ust. 3 ustawy z 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, $rodkdéw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2023 r., poz. 826 z pdin. zm.),
z uwzglednieniem opracowanianr: WS.4211.9.2024 ,,Cholesterol Module we wskazaniu zespétSmitha-Lemliego-
Opitza” data ukoriczenia opracowania 8 maja 2024 r., stanowigcego aneks do opracowania nr: 0T.4211.4.2021



Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr71/2024 z dnia 13 maja 2024 roku
o projekcie programu ,Program profilaktyki chordb odstresowych
u 0soOb pracujgcych na terenie wojewddztwa matopolskiego”
realizowany przez: Wojewoédztwo Matopolskie

Rada Przejrzystosci negatywnie opiniuje projekt programu polityki zdrowotnej
,Program profilaktyki chorob odstresowych u osob pracujgcych na terenie
wojewoddztwa matopolskiego” realizowany przez: Wojewddztwo Matopolskie.
Uzasadnienie

Oceniany projekt programu zostat zaplanowany do realizacji w latach 2024-20289.
Program bedzie realizowany na terenie wojewddztwa matopolskiego, zas grupe
docelowqg majq stanowic¢ osoby pracujgce narazone na stres, bedgce osobami
petnoletnimi, ktore chcq zwiekszy¢ umiejetnosci w radzeniu sobie ze stresem
poprzez poznanie i udoskonalenie technik skutecznej komunikacji, asertywnych
zachowarn i umiejetne zarzqdzanie swoimi emocjami.

Program jest ukierunkowany na ograniczenie negatywnych skutkow stresu
i zapobieganie wystepowania chorob odstresowych przede wszystkim zaburzen
psychicznych w wojewddztwie matopolskim.

Celem programu jest: zwiekszenie umiejetnosci radzenia sobie ze stresem u 0sob
pracujgcych w populacji objetej programem w wojewddztwie Matopolskim
po zakonczeniu programu.

Realizatorzy programu zostanq wyfonieni w ramach trybu konkurencyjnego
(konkursu).

Planowane w ramach programu interwencje obejmujq  warsztaty
psychoedukacyjne - w wymiarze 24 godzin (zegarowych), 4 moduty po 6 godzin
kazdy dwa dni pod rzgd (w tym takze mozliwos¢ w dni wolne od pracy, tj. sobota
i niedziela), w odstepie dwutygodniowym. W ramach warsztatow przewidziano
miedzy innymi zagadnienia: definicje stresu, zmian wywotanych przez stres, grup
zawodowych szczegdlnie narazonych na stres, technik stuzgcych obnizeniu
napiecia miesni i w konsekwencji zmniejszenia poziomu stresu, skutecznej
komunikacji i asertywnosci, zarzqdzania emocjami i zarzqdzania sobq poprzez
planowanie i realizacje celow.

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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Z uwagi na posiadane srodki finansowe szacuje sie, ze program pozwoli objgc
wsparciem okoto 900 o0sob.

Program przewiduje takze przeprowadzanie przez realizatora programu dziatan
edukacyjnych skierowanych do catej populacji kwalifikujgcej sie do udziatu
w programie, np. poprzez strone internetowq, prezentacje czy tez szkolenia
e- learningowe.

Planowane koszty catkowite programu zostaly oszacowane na kwote
2 086 476 zt. Program ma zostac sfinansowany ze srodkow Europejskiego
Funduszu Spotecznego Plus w ramach programu Fundusze Europejskie dla
Matopolski 2021-2027 (85%), z budzetu parstwa (maksymalnie 5%) oraz
z wktadu wtasnego beneficjenta (minimalnie 10%).

Sredni maksymalny koszt wsparcia jednego uczestnika programu oszacowano
na 2 295 zf, w ktérym uwzgledniono juz koszty posrednie:

e przeprowadzenie warsztatu — 1 500 zt;

e pozostate koszty, w tym ewentualne koszty dowozu i opieki nad osobg
potrzebujgcqg wsparcia w codziennym funkcjonowaniu lub dzie¢cmi oraz koszty
posrednie — 795 zt.

Opiniowany program byt poprzedzony ,Programem profilaktyki chordob

odstresowych u osob pracujgcych na terenie wojewddztwa matopolskiego na lata

2019-2021 z perspektywq kontynuacji”, ktory byt realizowany w wojewddztwie

matopolskim w latach 2019-2022.

Opieka psychiatryczna jest finansowana ze srodkdow publicznych; jej zakres
reguluje rozporzqgdzenie Ministra Zdrowia z dnia 19 czerwca 2019 r. w sprawie
swiadczen gwarantowanych z zakresu opieki psychiatrycznej i leczenia uzaleznien
(Dz. U. z 2019 r. poz. 1285, z pdZn. zm.). Interwencje zaplanowane w ramach
programu nie sq realizowane w ramach Swiadczen gwarantowanych,
finansowanych ze srodkow publicznych, ale stanowiq ich uzupetnienie.

Oceni¢ nalezy, ze problem zdrowotny zostat w programie opisany w sposob
szczegotowy i precyzyjny. W programie odniesiono sie takze do sytuacji
epidemiologicznej i przedstawiono w tym zakresie dane swiatowe oraz
europejskie dotyczgce zaburzen psychicznych bedqgcych skutkiem stresu, a takze
wskazano na dane dotyczgce wojewddztwa matopolskiego. Przyjety w programie
cel gtowny jest mozliwy do osiggniecia za pomocq przewidzianych w programie
dziatan.

Rada Przejrzystosci uwaza, ze proponowany program podejmuje wazny problem
zdrowotny — dtugotrwate narazenie na stres moze skutkowacé wieloma
problemami zdrowotnymi, do ktdrych zaliczy¢ mozna miedzy innymi zaburzenia
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depresyjne czy zaburzenia nerwicowe, natomiast praca zawodowa
jest stresogennym obszarem zycia.

Glowne zastrzezenia Rady:

program powinien zawierac¢ okreslenie wartosci docelowej do osiggniecia
w ramach sformutowanego celu gtdwnego oraz uzasadnienie dla przyjetych
wartosci do osiggniecia w ramach celow szczegotowych. Program powinien
zawiera¢ poprawnie sformufowane mierniki efektywnosci, stosownie
do uwag zawartych w raporcie AOTMIT;

brak uzasadnienia danych dotyczqcych liczebnosci populacji kwalifikujgcej sie
do udziatu w programie;

brak okreslenia minimalnego progu zdawalnosci testu wiedzy przez
uczestnikow programu po zakoriczeniu warsztatow;

brak wyodrebnienia schematdw postepowania w zaleznosci od grupy
zawodowej w zakresie warsztatow psychoedukacyjnych;

niedoprecyzowanie i brak danych dotyczqgcych budzetu programu -
w zakresie rozbicia kosztow programu na poszczegdlne lata realizacji
projektu oraz kosztow posrednich i bezposrednich, stosownie do uwag
zawartych w raporcie AOTMIT;

niedoprecyzowanie w zakresie dziatan edukacyjnych, do podjecia ktorych
w ramach programu zobowigzany bedzie realizator, oraz nieuwzglednienie
kosztow tych dziatan w budzecie projektu;

program powinien dotyczyc¢ tylko spotkarn weekendowych.

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 $rodkéw publicznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 146),
z uwzglednieniem raportu nr: 0T.431.24.2024 , Program profilaktyki choréb odstresowych u oséb pracujgcych
na terenie wojewddztwa matopolskiego”; data ukorczenia: maj 2024 r. oraz Aneksu do raportéw szczegdtowych
,Programy polityki zdrowotnej z zakresu medycyny pracy — wspdlne podstawy oceny” z listopada 2017 r.



Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr72/2024 z dnia 13 maja 2024 roku
o projekcie programu ,Program polityki zdrowotnej w zakresie
przeciwdziatania zakazeniom meningokokowym w gminie Ostrowiec
Swietokrzyski na lata 2024-2025” realizowany przez Gmine Ostrowiec
Swietokrzyski

Rada Przejrzystosci pozytywnie opiniuje projekt programu polityki zdrowotnej
,Program polityki zdrowotnej w zakresie przeciwdziatania zakazeniom
meningokokowym w gminie Ostrowiec Swietokrzyski na lata 2024-2025"
realizowany przez Gmine Ostrowiec Swietokrzyski, pod warunkiem
uwzglednienia uwag Rady:

e przedstawienia lokalnych danych epidemiologicznych;

e uzasadnienie wskazania 85% populacji docelowej, u ktdrej oczekuje
sie zmniejszenia ryzyka zachorowania na inwazyjng chorobe meningokokowg
wywotang serogrupami A, C, W-135, Y (druga wartos¢ docelowa);

e uzasadnienie dolnej i gornej granicy wieku dla grupy docelowej;

e doprecyzowanie 2 celu szczegotowego (brak podanej wartosci docelowej,
okreslajqgcej licze hospitalizacji).

Uzasadnienie

Przedmiotem opinii jest projekt programu polityki zdrowotnej z zakresu
profilaktyki zakazen meningokokowych w populacji dzieci w wieku od 6 m.z.
do 18 m.z. zamieszkujgcych na terenie gminy Ostrowiec Swietokrzyski.
W ramach programu zaplanowano wykonanie szczepiern ochronnych przeciw
meningokokom typu A, C, W-135, Y oraz dziatania informacyjno-edukacyjne.
Inwazyjna choroba meningokokowa (IChM) jest ciezkq, gwattownie postepujgcq
chorobqg bakteryjing wywotanq przez przedostanie sie bakterii Neisseria
meningitidis do krwi i/lub osrodkowego uktadu nerwowego. IChM jest
najczestszq postaciqg zakazen meningokokowych, zwykle przebiega jako sepsa
(posocznica), ropne zapalenie opon mozgowo-rdzeniowych lub potgczenie sepsy
Z rownoczesnym zapaleniem opon mozgowo-rdzeniowych. W celu zmniejszenia
ryzyka IChM stosuje sie m.in. profilaktyke czynng (szczepienia ochronne). Obecnie
w Polsce profilaktyka w postaci szczepien przeciwko meningokokom

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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jest realizowana wytgcznie poprzez szczepienia dobrowolne (zalecane). W wielu
krajach europejskich (np. Francja, Wegry, Czechy, Irlandia, Wtochy, Niemcy,
Hiszpania, Stowacja, Portugalia, Malta) szczepienia w tym zakresie
sq refundowane ze srodkow publicznych w roznych grupach wiekowych.
Szczepienia przeciw IChM sq powszechnie zalecane przez towarzystwa naukowe.
Rekomendacje kliniczne polskie i swiatowe obejmujq szczegolnie szczepienie
niemowlqt i dzieci do w przedziale miedzy 2 miesigcem Zycia a 2 rokiem Zycia.
(AGDoH 2023, Stanowisko Polskich Ekspertow 2022, ACIP 2020, PHAC 2020,
ATAGI 2018, SITKO 2017, WHO 2015, GoC 2015, AAP 2014, PIDAC 2014, JCVI
2014). W ramach dziatan profilaktycznych IChM zaleca sie rowniez realizowanie
dziatan edukacyjnych, skupionych na usSwiadamianiu rodzicow/opiekunow
o ryzyku zdrowotnym zwigzanym z ww. chorobq (ACIP 2020). Istniejqg dowody
naukowe wskazujgce na skutecznos¢ szczepien p/MenACWY w zakresie
zmniejszenia szansy wystgpienia IChM (McMillan 2020). Ponadto sczepienia
przeciw meningokokom majq swoje uzasadnienie w opinii ekspertow klinicznych.

Rada Przejrzystosci uwaza za zasadne finansowanie w ramach programow
polityki zdrowotnej szczepien przeciwko meningokokom, poprzedzonych
badaniem lekarskim i potgczonych z dziataniami edukacyjnymi, przede wszystkim
w grupach dzieci w wieku od 2 miesiecy do 5 lat, zas
w innych grupach wiekowych u 0séb obarczonych czynnikami ryzyka, stosownie
do ChPL poszczegdlnych preparatow.

W ocenianym projekcie programu prawidfowo opisano problem zdrowotny oraz
doktadnie przedstawiono epidemiologiczne dane swiatowe, ogdlnopolskie oraz
regionalne. Przedstawiono kryteria wtgczenia i wytgczenia. Jako grupe docelowq
wskazano dzieci (6-18 m.z.), co ma uzasadnienie, biorgc pod uwage,
Zze meningokoki stanowig istotny czynnik etiologiczny pozaszpitalnych zakazen
inwazyjnych, gtéwnie w populacji niemowlgt (KOROUN 2023). Istotnym
elementem programu jest zaplanowanie akcji informacyjnej. Proces szczepienia
(poprzedzony kwalifikacjq lekarskq) zostat przedstawiony prawidtowo. W planie
programu zaprezentowano kolejne etapy jego realizacji. Uwzgledniono rowniez
proces ewaluacji programu na podstawie zaplanowanych miernikow
efektywnosci. Koszt programu oszacowano na 160 000 zt (finansowanie
z budzetu gminy Ostrowiec Swietokrzyski).

Glowne argumenty decyzji:

e profilaktyka IChM, szczegdlnie w zaplanowanej grupie docelowej znajduje
swoje odzwierciedlenie zarowno w rekomendacjach klinicznych oraz opiniach
ekspertow;

e projekt programu profilaktyki zdrowotnej, po uwzglednieniu uwag Rady,
zostat prawidfowo zaplanowany.
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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 $rodkéw publicznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 146),
z uwzglednieniem raportu nr: 0OT.431.21.2024 ,Program Polityki Zdrowotnej w Zakresie Przeciwdziatania
Zakazeniom Meningokokowym w Gminie Ostrowiec Swietokrzyski na lata 2024-2025"; data ukoriczenia: maj
2024 r. oraz Raportem nr: 0T.434.4.2021 ,Profilaktyka zakazen meningokokowych” z czerwca 2021 r.



Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 73/2024 z dnia 13 maja 2024 roku
w sprawie objecia refundacjg lekdw zawierajgcych substancje czynne:
lanzoprazol, omeprazol, pantoprazol w zakresie wskazan do
stosowania lub dawkowania, lub sposobu podawania odmiennych niz
okreslone w Charakterystyce Produktu Leczniczego tj. zapalenie
btony sluzowej zotadka u dzieci ponizej 2 roku zycia

Rada Przejrzystosci uwaza za niezasadng kontynuacje refundacji lekow
zawierajgcych substancje czynne: lanzoprazol, omeprazol, pantoprazol
we wskazaniach pozarejestracyjnych: zapalenie btony sluzowej zotqdka u dzieci
ponizej 2 roku Zycia.

Uzasadnienie

e Zapalenie bfony sluzowej zotqdka u dzieci ponizej 2 roku Zycia, nie jest
wskazaniem do stosowania lanzoprazolu, omeprazolu lub pantoprazolu.

e U dzieci w takim wieku, jedyne uznane wskazania do stosowania tych lekow
to niezylakowe krwawienie z gornego odcinka przewodu pokarmowego
oraz refluksowe zapalenie przetyku i ewentualnie — uporczywe objawy
kwasnego refluksu zotgdkowo-przetykowego.

e W literaturze swiatowej nadal brakuje dowoddw naukowych na chocby
minimalnie  zadowalajgcym poziomie, uzasadniajgcych stosowanie
inhibitorow pompy protonowej u dzieci ponizej 2 roku Zycia z zapaleniem
btony sluzowej zotqdka.

Tryb wydania opinii

Opinie wydano napodstawieart. 40 ustawy o refundacji lekéw, sSrodkdéw spozywczychspecjalnego przeznaczenia
zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2023 r., poz. 826 z pbdin. zm.),
w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 5 ustawy z 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych
ze Srodkow publicznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 146), z uwzglednieniem opracowania nr: WS.422.13.2024
,Lanzoprazol, omeprazol, pantoprazol we wskazaniu: zapalenie btony $luzowej zotgdka u dzieci ponizej2 roku
zycia”; data ukoriczenia: 7 maja 2024 r., stanowigcego Aneks do opracowania nr: 0T.4221.25.2021.

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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dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr74/2024 z dnia 13 maja 2024 roku
w sprawie objecia refundacjg lekdw zawierajgcych substancje czynng
budesonidum w zakresie wskazan do stosowania lub dawkowania,
lub sposobu podawania odmiennych niz okreslone w Charakterystyce
Produktu Leczniczego tj. postac jelitowa choroby przeszczep
przeciwko gospodarzowi

Rada Przejrzystosci uwaza za zasadng kontynuacje refundacji lekow
zawierajgcych  substancje  czynnqg  budesonidum we  wskazaniach
pozarejestracyjnych:  posta¢ jelitowa choroby przeszczep  przeciwko
gospodarzowi.

Uzasadnienie

Budesonidum we wskazaniu: postac jelitowa choroby przeszczep przeciwko
gospodarzowi.

Choroba przeszczep przeciwko gospodarzowi (ang. graft versus host disease,
GVHD) jest stosunkowo czestym powiktaniem transplantacji allogenicznych
komdrek macierzystych (ang. Haematopoietic Stem Cell Transplantation — HSCT),
poprzedzonych  kondycjonowaniem  mieloablacyinym  (wysokodawkowq
chemioterapiq z lub bez napromieniania). GVHD jest uznawana za gtéwng
przyczyne zwiqgzanych z przeszczepem zachorowan wptywajgcych na jakosc zycia
pacjentow oraz smiertelnosc. Jest opisywana jako rozlegta reakcja zapalna,
ktorej przyczynq jest rozpoznawanie antygendw gospodarza jako obce przez
limfocyty T dawcy. Wyrdznia sie dwa zasadnicze typy choroby — ostrq
i przewlektq.

Jelitowa postac choroby przeszczep przeciwko gospodarzowi zalicza sie do GVHD
zlokalizowanej w obrebie przewodu pokarmowego (ang. gastrointestinal GVHD
— Gl GVHD), przy czym trudno wskaza¢ na jednoznaczne objawy wskazujgce
na wystepowanie tylko tej postaci, poniewaz przewdd pokarmowy czesto
jest zajety procesem chorobowym w innych typach GVHD, gtdwnie w jej postaci
ostrej. Objawami choroby mogqg by¢ mdtfosci, wymioty, anoreksja, biegunka,
w tym biegunka krwawa, zaparcia, bole brzucha. W ramach diagnostyki
roznicowej powinny byc¢ wziete pod uwage efekty uboczne chemioterapii
lub innych lekow, a takze zakazenie przewodu pokarmowego.
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W ramach przeprowadzonego przeglgdu systematycznego aktualizacyjnego nie
zidentyfikowano badan spetniajgcych kryteria wtgczenia, dostepnych w formie
petnotekstowej. Zidentyfikowano natomiast trzy abstrakty konferencyjne (Cook
2024, Kongtim 2023, Vittayawacharin 2023), ktore z uwagi na powyzisze,
Analitycy zdecydowali sie uwzgledni¢c w niniejszym opracowaniu — jeden
przedstawiajgcy wyniki leczenia budezonidem w monoterapii 66 pacjentow
z GVHD przewodu pokarmowego stopnia 2. — Cook 2024 - oraz dwa
prezentujgce wyniki w zakresie stosowania budezonidu w ramach profilaktyki
GVHD (w tym GVHD przewodu pokarmowego) — Vittayawacharin 2023 i Kongtim
2023.

Dostepne wyniki wskazujg, Zze u pacjentow po HCT (hematopoietic stem cell
transplant) — przeszczep hematopoetycznych komdrek macierzystych, u ktorych
pomimo stosowania profilaktyki GVHD opartej na cyklofosfamidzie (PTCy)
rozwineto sie GVHD przewodu pokarmowego stopnia 2., stosowanie budezonidu
pozwala uzyska¢ dobrq odpowiedz na leczenie bez koniecznosci stosowania
dodatkowego leczenia ogdlnoustrojowego.

Wyniki dotyczqce stosowania budezonidu w profilaktyce GVHD (razem
ze schematem profilaktyki opartym na PTCy) wskazujg na mozliwg skutecznos¢
przedmiotowego leku w zapobieganiu ostrej postaci GVHD przewodu
pokarmowego.

Gtownymi ograniczeniami przeprowadzonego przeglgdu jest brak badan
klinicznych spetniajgcych kryteria wtqczenia (publikacji petnotekstowych), forma
odnalezionych danych (wytgcznie abstrakty/prace konferencyjne — brak
mozliwosci przeprowadzenia szczegotowej analizy) oraz to, ze populacja objeta
badaniami jest szersza niz populacja wnioskowana (zidentyfikowane dane
odnoszq sie do GVHD przewodu pokarmowego a nie wytgcznie postaci jelitowej
choroby). Nalezy rowniez zauwazyd, ze zidentyfikowane prace nie odnoszq sie
do oceny bezpieczenistwa stosowania budezonidu w analizowanej jednostce
chorobowej.

Whioski przedstawione w poprzednich opracowaniach analitycznych wskazujq
na skutecznos¢ budezonidu w analizowanej jednostce chorobowej. W ramach
wczesniejszych opracowan analitycznych uwzglednione zostato jedno badanie
z randomizacjq, oceniajgce stosowania budezonidu w profilaktyce GVHD
(opracowanie Agencji z 2015 roku) — badanie Schmelz 2014 (podwdjnie
zaslepione RCT oceniajqce skutecznos¢ budezonidu w poréwnaniu z placebo;
jakos¢ dowodow oceniono jako umiarkowang). Miaty miejsce tez pozytywne
oceny AOTMIT w 20122021 r. Z kolei gtownym zrddtem danych dla skutecznosci
budezonidu w leczeniu postaci jelitowej GVHD sq dowody niiszej jakosci —
badania retrospektywne (opisy serii przypadkow), o niewielkich liczebnosciach
pacjentow.
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W ramach przeprowadzonej aktualizacji w zakresie rekomendacji klinicznych
odnaleziono 2 dokumenty opisujgce wytyczne dotyczqce postepowania
w przypadku GVHD, zaréwno w postaci ostrej (aGVHD), jak i w postaci
przewlektej (cGVHD):

o wytyczne NCCN 2023 (National Comprehensive Cancer Network)
stanowigce kolejnqg  aktualizacje  wytycznych  zaprezentowanych
we wczesniejszym  opracowaniu  analitycznym  (brak  zmian
w analizowanym zakresie): ostra GVHD dolnej czesci uktadu
pokarmowego/wqtroba - metyloprednizolon + steroidy
zewnetrzne/nieulegajgce wchtanianiu (budezonid, beklometazon);

e wytyczne dotyczqce leczenia przewlektego GVHD CTTC (Cell Therapy
Transplant Canada 2024): w celu unikniecia dtugotrwatej toksycznosci
wywoftanej przez ogdlnoustrojowe stosowanie kortykosteroidow, zaleca
sie wybor w miare mozliwosci leczenia miejscowego tj. kremy/masci
zawierajgce kortykosteroidy, steroidowe leki rozszerzajqcego oskrzela lub
dojelitowe postaci kortykosteroidow.

Gtdwne arqgumenty decyzji:

e wytyczne dotyczqce choroby przeszczep przeciwko gospodarzowi
w przypadku postaci jelitowej zalecajq stosowanie steroidow nieulegajgcych
wchtanianiu, takich jak budezonid, jako dodatek do kortykosteroidow
systemowych;

e Wytyczne te sq zgodne z wytycznymi przedstawionymi we wczesSniejszych
opracowaniach.

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawieart. 40 ustawy o refundacji lekdw, Srodkdw spozywczychspecjalnego przeznaczenia
zZywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2023 r., poz. 826 z pbdin. zm.),
w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 5 ustawy z 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych
ze $Srodkow publicznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 146), z uwzglednieniem opracowania: WS.422.12.2024
,Budesonidum we wskazaniu: postac jelitowa choroby przeszczep przeciwko gospodarzowi”; data ukorczenia:
29 kwietnia 2024 r. stanowiacego aneks do opracowania nr: 0T.4221.7.2021



