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Protokot z posiedzenia
Rady Przejrzystosci 48/2024
w dniu 18 listopada 2024 roku

Maciej Karaszewski otworzyt posiedzenie o godzinie 10:00.

Cztonkowie Rady Przejrzystodci (Rada) obecni przy rozpoczeciu posiedzenia (kworum

7 0s6b):

1. Artur Bachta

2. Matgorzata Bata
3. Anna Czerniecka-Kubicka
4. Pawet Grzesiewski

5. Maciej Karaszewski

6. Elzbieta Lanc

7. Marcin Lipowski

8. Tomasz Pasierski

9. Jacek Rubik

10. Anna Socha-Banasiak

Proponowany porzgdek obrad:

1.

Omodwienie powigzan branzowych i ustalenie ewentualnych konfliktow intereséw
cztonkéw Rady. Omowienie i przyjecie porzgdku obrad Rady.

Przygotowanie opinii o projekcie programu polityki zdrowotnej ,Profilaktyka
zaburzen depresyjnych dla dzieci i mtodziezy w wieku 10-19 lat na terenie miasta
Krosna na lata 2027- 2028".

Przygotowanie opinii o projekcie programu polityki zdrowotnej ,,Program polityki
zdrowotnej dotyczgcy profilaktyki nadwagi i otytosci oraz wad postawy wsrdéd
dzieci klas Ill szkdt podstawowych w miescie Etk na lata 2024-2028".
Przygotowanie stanowiska w sprawie zakwalifikowania $wiadczenia opieki
zdrowotnej ,Badania przesiewowe w kierunku hipercholesterolemii rodzinnej
realizowane jako element badania bilansowego wykonywanego na etapie
rocznego obowigzkowego przygotowania przedszkolnego” jako Swiadczenia
gwarantfowanego.

Przygotowanie stanowiska w sprawie oceny leku Luxturna (voretigene
neparvovec) w ramach programu lekowego ,lLeczenie na wrodzong Slepote
Lebera (LCA) z bialleliczng mutacjg genu RPESS (ICD-10: H35.5)".

Przygotowanie stanowiska w sprawie oceny leku Shingrix szczepionka przeciw
potpascowi  (rekombinowana, z adiuwantem) we wskazaniu: profilaktyka
potpasca oraz neuralgii poétpascowe] u osdb w wieku 18 lat i starszych
o zwiekszonym ryzyku zachorowania na potpasiec.
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7. Przygotowanie stanowiska w sprawie oceny leku Elrexfio (elranatamabum)
wramach programu lekowego B.54. ,leczenie chorych na szpiczaka
plazmocytowego (ICD- 10: C?20.0)".

8. Przygotowanie stanowiska w sprawie zbadania zasadnosci wydawania zgdd
na refundacje produktu leczniczego Meksyletyna we wskazaniach: dystrofia
miotoniczna typu [; dystrofia miotoniczna typu II; zespdt miotoniczny; miotonia
Beckera; miotonia Thomsena; paramiotonia wrodzonaq; porazenie okresowe
hiperkaliemiczne; porazenie okresowe paramiotoniczne; komorowe zaburzenia
rytmu serca; napadowe migotanie przedsionkdw; nawracajgce burze elekiryczne;
zespo6t wydtuzonego Q.

9. Przygotowanie stanowiska w sprawie oceny leku Filsuvez (betulae cortex
extractum) we wskazaniu: leczenie ran o czesciowe] grubosci zwigzanych
z postaciqg dystroficzng | postacig graniczng pecherzowego oddzielania
sie naskorka u pacjentéw w wieku é miesiecy i starszych.

10. Przygotowanie stanowiska w sprawie oceny leku Voxzogo (vosoritidum) w ramach
programu lekowego ,Leczenie pacjentéw z achondroplazjg (ICD-10: Q77.4)".

11. Przygotowanie opinii o projekcie programu polityki zdrowotnej ,,Profilaktyka
inkontynencji wirdd mieszkanek Poznania w wieku 30+ na lata 2025-2027".

12. Zakonczenie posiedzenia.

Ad 1. Zaden z cztonkdéw Rady nie zadeklarowat konfliktu intereséw. Rada jednogtosnie
(10 gtosdw ,,za") przyjeta proponowany porzgdek obrad.

Ad 2. Analityk Agencji podsumowat najwazniejsze informacje dot. programu polityki
zdrowotnej m. Krosno z zakresu zaburzeh depresyjnych, a projekt opinii Rady
przedstawit Pawet Grzesiewski.

Prowadzqgcy zarzqgdzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada jednogtosnie (10 oséb
,Za") uchwalita pozytywnq opinie (zatgcznik nr 1 do protokotu).

Ad. 3. Analityk Agencji omowit zatozenia programu polityki zdrowotnej m. Etk z zakresu
nadwagii otytosci oraz wad postawy, a projekt opinii Rady przedstawita Elzbieta Lanc.

Prowadzqgcy zarzqdzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada jednogtosnie (10 gtosdw
,Za") uchwalita pozytywnq opinie (zatgcznik nr 2 do protokotu).

Ad 4. Analityk Agenciji zaprezentowat kluczowe informacje z raportu w sprawie oceny
Swiadczenia opieki zdrowotne] dot. badah przesiewowych w  kierunku
hipercholesterolemii  rodzinnej, a projekt stanowiska Rady  przedstawit
Maciej Karaszewski.

Rada doprecyzowata treS¢ stanowiska, w czym udziat wzieli: Maciej Karaszewski
i Tomasz Pasierski.

Prowadzqgcy zarzqdzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada jednogtosnie (10 gtosdéw
,Za") uchwalita pozytywne stanowisko (zatgcznik nr 3 do protokotu).

Ad 5. Analityk Agenciji przedstawit najwazniejsze informacje z raportu dot. oceny leku
Luxturna (voretigene neparvovec) w ramach programu lekowego dot. leczenia
na wrodzong $lepote Lebera.

Gtos w dyskusji zabrali: Jacek Rubik, Marcin Lipowski i Tomasz Pasierski.
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Projekt stanowiska Rady przedstawit Jacek Rubik, a projekt uchwaty doprecyzowali
Maciej Karaszewski, Matgorzata Bata i Jacek Rubik.

Prowadzqgcy zarzqgdzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada jednogtosnie (10 gtosow
,Za") uchwalita negatywne stanowisko (zatgcznik nr 4 do protokotu).

Ad é. Analityk Agencijiomoéwit dane odnoszgce sie do szczepionki przeciw potpascowi
Shingrix, a projekt stanowiska Rady przedstawit Marcin Lipowski.

Rada przeprowadzita dyskusije, w ktdrej wypowiedzieli sie: Jacek Rubik, Marcin
Lipowski i Matgorzata Bata.

Prowadzqgcy zarzqgdzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada jednogtosnie (10 gtosow
,Za") uchwalita pozytywne stanowisko (zatgcznik nr 5 do protokotu).

Ad 7. Analityk Agencji przedstawit prezentacje dla leku Elrexfio (elranatamabum)
w ramach programu lekowego dot. leczenia szpiczaka plazmocytowego, a projekt
stanowiska Rady przedstawita Anna Socha-Banasiak.

Rada przeprowadzita dyskusje, w ktdrej wypowiedzieli sie: Maciej Karaszewski,
Matgorzata Bata i Tomasz Pasierski.

W doprecyzowaniu treSci uchwaty udziat wzielii Anna Socha-Banasiak, Maciej
Karaszewski i Tomasz Pasierski.

Prowadzqgcy zarzqdzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada jednogtosnie (10 gtosdw
,Za") uchwalita negatywne stanowisko (zatgcznik nr 6 do protokotu).

Ad 8. Analityk Agencji podsumowat raport dot. produktu leczniczego Meksyletyna
w wielu wskazaniach, a projekt stanowiska Rady przedstawit Tomasz Pasierski.

Po doprecyzowaniu treSci uchwaty, w czym udziat wzieli: Tomasz Pasierski i Maciej
Karaszewski, prowadzqgcy zarzqgdzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada jednogtosnie
(10 gtosdw ,,za") uchwalita pozytywne stanowisko (zatgcznik nr 7 do protokotu).

Ad 9. Analityk Agenciji zaprezentowat najwazniejsze informacje o leku Filsuvez (betulae
cortex extractum) we wskazaniu dot. leczenia ran, a projekt stanowiska Rady
przedstawit Artur Bachta.

W dyskusji Rady uczestniczyli: Tomasz Pasierski, Maciej Karaszewski, Matgorzata Bata
i Jacek Rubik.

Po doprecyzowaniu treSci uchwaty, w czym udziat wzieli: Maciej Karaszewski, Tomasz
Pasierski, Artur Bachta i Marcin Lipowski prowadzqgcy zarzqdzit gtosowanie, w wyniku
ktérego Rada jednogtosnie (10 gtosdw ,za”) uchwalita negatywne stanowisko
(zatgcznik nr 8 do protokotu).

Ad 10. Analityk Agencji podsumowat dane dot. wniosku odnoszgcego sie do leku
Voxzogo (vosoritidum) w ramach programu lekowego dot. leczenia pacjentow
z achondroplazjq, a projekt stanowiska Rady przedstawita Anna Czerniecka-Kubicka.

Rada wystuchata przedstawicieli pacjentow, ktdérzy zostali dopuszczeni do udziatu
w posiedzeniu. Goscie odpowiadali takze na pytania Rady.
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W dyskusji udziat wzieli: Maciej Karaszewski, Anna Czerniecka-Kubicka, Matgorzata
Bata, Tomasz Pasierski, Marcin Lipowski, Tomasz Pasierski i Jacek Rubik.

W doprecyzowaniu tresci uchwaty udziat wzieli: Anna Czerniecka-Kubicka, Maciej
Karaszewski, Tomasz Pasierski i Anna Socha-Banasiak.

Prowadzgcy zarzqgdzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada wiekszoscig gtosow
(9 gtosow ,za”, 1 gtos ,przeciw”) uchwalita pozytywne stanowisko (zatgcznik
nr 9 do protokotu).

Ad 11. Analityk Agencji przedstawit najwazniejsze informacje dot. programu polityki
zdrowotnej m. Pozna¢ z zakresu profilaktyki inkontynencji, a projekt opinii Rady
przedstawita Matgorzata Bata.

Rada doprecyzowata tres¢ uchwaty, w czym uczestniczyli. Tomasz Pasierski
i Matgorzata Bata, Jacek Rubik

Prowadzqgcy zarzqdzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada jednogtosnie (10 oséb
,Za") uchwalita negatywnqg opinie (zatgcznik nr 10 do protokotu).

Ad 12. Prowadzqgcy zakonczyt posiedzenie o godzinie 15:18.



Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 178/2024 z dnia 18 listopada 2024 roku
o projekcie programu ,,Profilaktyka zaburzen depresyjnych dla dzieci
i mtodziezy w wieku 10-19 lat na terenie miasta Krosna na lata
2027 - 2028”

Rada Przejrzystosci pozytywnie opiniuje projekt programu polityki zdrowotnej
,Profilaktyka zaburzen depresyjnych dla dzieci i mfodziezy w wieku 10-19 lat
na terenie miasta Krosna na lata 2027-2028”, pod warunkiem uwzglednienia
uwag Rady.

Uzasadnienie

Oceniany projekt programu, pt. ,Profilaktyka zaburzen depresyjnych dla dzieci
i mtodziezy w wieku 10-19 lat na terenie miasta Krosna na lata 2027-2028”,
zostat zaplanowany do realizacji w latach 2027-2028.

Projekt PPZ skierowany jest do dzieci i mtodzieZzy oraz ich rodzicow, a takze
do kadry pedagogicznej.

W zakresie dziatan interwencyjnych zaplanowano:

- przeprowadzenie dziatan edukacyjnych skierowanych do dzieci i mtodziezy
w wieku 10-19 lat uczeszczajqgcych do szkét podstawowych (klasy IV-VIII) oraz
ponadpodstawowych (klasy 1-V). Edukacja zdrowotna (psychoedukacja)
prowadzona bedzie przez wychowawcow, pedagogow lub psychologow
szkolnych na zajeciach z wychowawcq. Podkreslono, Zze odbedzie sie ona
w formie 2 spotkan 45-minutowych w kazdej sposrod 321 klas szkot
podstawowych (klasy IV-VIII) oraz ponadpodstawowych (klasy I-V);

- przeprowadzenie dziatan edukacyjnych skierowanych do rodzicow ww. dzieci
i mtodziezy — obejmowac one bedq cykl wyktaddw z zakresu profilaktyki
zaburzen psychicznych. Tematyka zaje¢ bedzie obejmowac miedzy innymi:
charakterystyke skutecznosci terapii psychologicznych wsrdd dzieci i mtodziezy
czy tez opis grup ryzyka szczegolnie narazonych na wystepowanie zaburzen
depresyjnych. Zaplanowano 6 spotkan online, w wymiarze co najmniej
2 godzin edukacyjnych;

- przeprowadzenie dziatarn szkoleniowych dla nauczyciel klas IV-VIIl szkoty
podstawowej lub klas |-V szkoty ponadpodstawowej z zakresu zaburzen
depresyjnych. Tematyka szkolern obejmowac bedzie zagadnienia dotyczqgce
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czynnikow ryzyka wystepowania zaburzen depresyjnych, specyfiki zaburzen
depresyjnych, zaburzen lekowych oraz stresu w szkole wsrdd dzieci i mtodziezy
oraz nastepstw zdrowotnych zaburzern nastroju, skutecznosci dziatan
zapobiegawczych, konsekwencji bagatelizowania objawdw chorobowych
i zaniedban diagnostycznych. Dziatanie to zostanie zrealizowane w formie
online w wymiarze co najmniej 3 godzin edukacyjnych (2 szkolenia w kazdej
z 28 szkot na terenie miasta, tj. tgcznie 56 szkolen);

- badania przesiewowe, realizowane przez psychologa/psychoterapeute lub,
wrazie trudnosci z dostepem do tego rodzaju specjalistow —
psychologa/pedagoga. Podkreslono, ze dziatania te obejmq badanie z uzyciem
kwestionariusza samooceny umozliwiajgcego ocene profilu inasilenia
objawdw depresyjnych, np. kwestionariusza CDI 2;

- dla o0sob zakwalifikowanych w ramach badan przesiewowych - sesje
terapeutyczne realizowane przez psychoterapeute dzieci i mfodziezy, w formie
45-minutowych wizyt raz w tygodniu przez kolejnych 10 tygodni. W tym
zakresie ramach programu zaplanowano: terapie indywidualng CBT,
psychoterapie indywidualng (IPT-A), terapie rodzinng opartg na wiezi (ABFT),
krotkie interwencje psychospoteczne, psychoterapie psychodynamiczng,
psychoterapie psychoanalityczng, psychoterapie systemowgq, terapie
humanistyczno-doswiadczeniowq oraz psychoterapie integracyjng;

- zaplanowano takZze poradnictwo psychologiczne (telefoniczne lub online),
skierowane do dzieci, mtodziezy, ich rodzicow oraz nauczycieli, realizowane
przez psychologa/psychoterapeute w wymiarze 4 godzin tygodniowo w catym
okresie realizacji programu (23 miesigce).

Skutecznos¢ dziatan edukacyjnych oraz szkoleniowych ma by¢ zmierzona
za pomocq pre- i post-testow.

Populacje docelowqg w zakresie dzieci i mtodziezy oszacowano na 8 900 osob.
W przypadku rodzicow wnioskodawca szacuje, ze bedzie to takze ok. 8 900 osob
(co najmniej jeden rodzic w przypadku kazdego ucznia), natomiast w przypadku
nauczycieli — ok. 1 100 osdéb. Dziatania informacyjne i edukacyjne, a takze
konsultacje telefoniczne lub online, bedq skierowane do cafosci ww. populacji.
Takze badania przesiewowe obejmq wszystkich ucznidow, natomiast terapia
zaburzen nastroju, w zwigzku z ograniczeniami budZetowymi, zostanie
zapewniona dla maksymalnie 525 uczniow w catym okresie realizacji programu.

Gtownym zatoZzeniem (celem) programu jest ,utrzymanie wysokiego poziomu
wiedzy (min. 75% poprawnych odpowiedzi) lub zwiekszenie o co najmniej 20%
poziomu wiedzy w zakresie zaburzen nastroju, w tym czynnikdw ryzyka ich
powstawania, wczesnych objawdw oraz powiktar, wsrod co najmniej 70%
nastolatkow uczestniczqcych w programie”.
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W projekcie wskazano rowniez 3 cele szczegotowe, odnoszqce sie do wzrostu
wiedzy uczestnikow PPZ (dzieci, rodzicow oraz kadry szkolnej).

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

Planowane koszty catkowite zostaty oszacowane na 1 505 510 zt (2027 r. — 746
790 zt, 2028 r. — 758 720 zt).

Dokonujqc oceny projektu PPZ nalezy wskazac, ze dotyczy on istotnego problemu
zdrowotnego jakim jest depresja wystepujgca wsrdd dzieci i mfodziezy.

Zgodnie z szacunkami WHO co siodma osoba miedzy 10 a 19 r.z. (14%) cierpi
z powodu zaburzenn zdrowia psychicznego. Problemy zdrowia psychicznego
pozostajq jednak w duzym stopniu nierozpoznane i nieleczone. Depresja, stany
lekowe | zaburzenia zachowania nalezq do gtdownych przyczyn chorob
i niepetnosprawnosci wsrod nastolatkow. W aktualnych Mapach Potrzeb
Zdrowotnych na lata 2022-2026 wskazano, ze w prognozie na 2028 r. znaczny
procentowy wzrost bedzie dotyczyt zaburzenn psychicznych (20,81%, 676,35
na 100 tys. ludnosci wiecej w 2028 r. niz w 2019 r.), na co w najwiekszej mierze
bedg wptywacd zaburzenia depresyjne (wzrost na poziomie 23,78%, 575,53
na 100 tys. ludnosci). Problem ten bedzie dotykat zwtaszcza kobiet (przyrost
0 30,3%), w nieco mniejszym, cho¢ nadal istotnym stopniu mezczyzn (21,22%).

Rekomendacje wskazujqg na zasadnos¢ prowadzenia dziatarn edukacyjnych
(psychoedukacji) wsrdd dzieci i mtodziezy oraz ich rodzicow oraz szkoleniowych
dla personelu pracujgcego w szkotach i innych placowkach sprawujgcego opieke
nad dziecmi i mifodziezq. Zaplanowane przez wnioskodawce badania
przesiewowe wsrod dzieci w wieku 10-19 lat rowniez znajdujq odzwierciedlenie
w wytycznych. RownieZz wiekszos¢ wskazanych przez wnioskodawce mozliwych
do zastosowania w programie terapii znajduje  odzwierciedlenie
w rekomendacjach.

Whnioskodawca w projekcie PPZ opisat szczegotowo problem zdrowotny.
Odniesiono sie rowniez do potrzeby wdrozenia programu. Projekt programu
zawiera cel gtowny, cele szczegdtowe, okreslono takze kryteria wtgczenia oraz
wykluczenia z programu. Projekt PPZ posiada sformutowane mierniki
efektywnosci. Projekt programu zaktada przeprowadzenie jego monitorowania
i ewaluacji.

Oceniany projekt programu zawiera interwencje, ktore czesciowo powielajg
Swiadczenia dostepne w ramach swiadczern gwarantowanych w ambulatoryjnej
opiece specjalistycznej oraz z zakresu opieki psychiatrycznej i leczenia uzaleznien.
W programie bedgcym przedmiotem oceny planuje sie takze dziatania
edukacyjne skierowane do rodzicow oraz kadry pedagogicznej, co stanowi
wartosc¢ dodang do swiadczen finansowanych ze srodkow publicznych.
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Nalezy przy tym rowniez wskazaé, Zze w ocenie wnioskodawcy lokalne
zabezpieczenie Swiadczenn opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkow
publicznych w omawianym zakresie jest niewystarczajgce, co przemawia
za zasadnos¢ wdrozenia ocenianego projektu PPZ.

Zgodnie z informacjami z raportu AOTMIT na terenie gminy Krosno
nie funkcjonuje Zaden swiadczeniodawca, majgcy podpisang umowe
na udzielanie sSwiadczen  psychiatrycznych ambulatoryjnych dla  dzieci
i mtodziezy.

Uwagi Rady:

W tresci projektu nie przedstawiono lokalnych danych epidemiologicznych.

e Nie wskazano uzasadnienia dla przyjetych wartosci docelowych celu
gtownego i celow szczegotowych.

e Whnioskodawca nie zatgczyt do projektu programu wzorow testu wiedzy, przy
czym nalezy mie¢ na uwadze, ze ankieta sprawdzajgca poziom wiedzy
w grupie dzieci i mtodziezy powinna by¢ dostosowana do wieku tej populacji.

e Nalezy rozszerzy¢ i uszczegotowic opis etapow i dziatan podejmowanych
w ramach programu.

e W projekcie PPZ przewiduje sie kryteria wytqczenia w postaci ukoriczenia
szkolenia (dla kadry pedagogicznej) oraz uczestnictwa w dziataniach
edukacyjnych (dla rodzicdw), obejmujgcych te samq tematyke i poziom
szczegotowosci w ciggu poprzednich 2 lat, a takze pozostawanie pod opiekq
poradni psychologicznej lub poradni psychiatrycznej w zakresie dziatan
zaplanowanych w programie (dla dzieci i mtodziezy, w odniesieniu do badania
przesiewowego oraz terapii zaburzen nastroju), nie dookreslono jednak, w jaki
sposob ww. kryterium wytgczenia bedzie ustalane, a jesli w formie
oswiadczenia, to brak jest w zatqgcznikach stosownego wzoru dokumentu.

e W projekcie PPZ w zakresie dziatan: badania przesiewowego oraz terapii
zaburzen nastroju, przewiduje sie kryterium wtgczenia w postaci pisemnej
zgody rodzica dziecka na udziat w programie, nalezy jednak uwzglednic
rowniez zgode uczestnika, ktory ukonczyt 18 rok zycia.

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.431.71.2024 , Profilaktyka zaburzen depresyjnych dla dzieci i mtodziezy w wieku
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10-19 lat na terenie miasta Krosna na lata 2027-2028" realizowany przez: Miasto Krosno; data ukonczenia:
listopad 2024 oraz Aneksu do raportéw szczegétowych: ,Programy zdrowotne z zakresu zdrowia psychicznego —
wspolne podstawy oceny”, luty 2015 r.



Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 179/2024 z dnia 18 listopada 2024 roku
o projekcie programu ,,Program polityki zdrowotnej dotyczacy
profilaktyki nadwagi i otytosci oraz wad postawy wsréd dzieci klas 1l
szkot podstawowych w miescie Etk na lata 2024-2028”

Rada Przejrzystosci pozytywnie opiniuje projekt programu polityki zdrowotnej
,Program polityki zdrowotnej dotyczqcy profilaktyki nadwagi i otytosci oraz
wad postawy wsrod dzieci klas Il szkét podstawowych w miescie Etk na lata
2024-2028”, pod warunkiem uwzglednienia uwag Radly.

Uzasadnienie

Przedmiotem oceny jest program polityki zdrowotnej zaplanowany przez miasto
Etk. Populacje docelowg programu bedqg stanowic¢ uczniowie klas Il szkot
podstawowych w Etku w zakresie badan przesiewowych,
ich rodzice/opiekunowie prawni oraz pielegniarki/higienistki szkolne w zakresie
dziatan edukacyjnych. W projekcie programu zaplanowano dziatania z zakresu
aktywnosci fizycznej, konsultacje dietetyczne, wsparcie psychologiczne,
fizjoterapie, dziatania edukacyjne oraz warsztaty edukacyjno-sportowe
(pdtkolonie).

Program ma byc¢ realizowany w latach 2024-2028. Planowane koszty catkowite
oszacowano na 1 080 tys. W roku 2025 — 270 tys., w 2026 — 270 tys. oraz
w 2028 — 270 tys. Jako zrddta finansowania wskazano: budzet JST, NFZ, budzet
Panstwa oraz srodki z UE. Uczestnicy programu bedq korzystac z zajec bezptatnie.

W programie uwzgledniono uwagi zawarte w opinii Prezesa Agencji nr 61/2023.

Projekt programu dotyczy istotnych problemdw zdrowotnych, jakimi sq wady
postawy i otyfosc.

Whnioskodawca przedstawit sytuacje epidemiologicznq dotyczqgcqg wad postawy
u dzieci, odnoszgc sie do danych europejskich, krajowych, regionalnych
i lokalnych. W projekcie programu wskazano 4 cele szczegotowe
i zaproponowano 5 miernikow efektywnosci. Na uwage zastugujq zajecia
edukacyjne, ktore bedq realizowane zardwno dla dzieci, jak i rodzicow. Dotyczy¢
bedqg zwiekszenia poziomu wiedzy na temat zdrowego stylu zycia, zdrowego
odzywiania, aktywnosci fizycznej, prawidtowej postawy ciata. W zaleceniach
ekspertow podkresla sie koniecznos¢ zaangazowania szkot oraz rodzin
w realizacje interwencji prewencyjnych. Edukacja kierowana do rodzicow bedzie

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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podkreslata znaczenie roli modelowania przez nich zachowan zdrowotnych oraz
kontroli rodzicielskiej.

Realizator programu opracuje tez scenariusz zaje¢ z zakresu wad postawy,
przyczyn ich powstawania, skutkow nieleczonych wad, znaczenia profilaktyki.

W ramach interwencji bedqg przeprowadzane zajecia ruchowe i konsultacje
fizjoterapeutyczne. Fizjoterapia bedzie skierowana do dzieci ze stwierdzong
skoliozq. W projekcie przedstawiono scistqg kwalifikacje dziecka do udziatu
w dziataniach wykorzystujgcych Specyficzne Metody Fizjoterapeutyczne.

Dzieci ze stwierdzong nadwagq lub otytfosciq bedq miaty mozliwosc skorzystania
z indywidualnych konsultacji psychologicznych.

Przedstawione zostaty wymagania dotyczqce personelu, wyposazenia
niezbednego do realizacji projektu oraz warunkdw lokalowych.

Na kazdym etapie realizacji programu bedzie prowadzona akcja informacyjna
skierowana do populacji miasta Etk.

Uwagi Rady:
e Brak chronologicznego opisu etapow PPZ;

e Dwa z przedstawionych wskaznikow w ocenie zgtaszalnosci odnoszq sie
bardziej do ewaluacji;

e Watpliwosci budzq testy wiedzy dla uczniow, rodzicow i pielegniarek, ktdre
przewidujq odpowiedzi na 5 pytan: TAK, NIE, NIE WIEM.

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 2024 r., poz. 146),
z uwzglednieniem raportu nr: 0T.431.72.2024 ,Program polityki zdrowotnej dotyczacy profilaktyki nadwagi
i otytosci oraz wad postawy wsréd dzieci klas 1l szkét podstawowych w miescie Etk na lata 2024-2028”
realizowany przez: Miasto Etk, Warszawa, listopad 2024 oraz Raportu nr 0T.423.2.2018 ,Profilaktyka nadwagi
oraz otytosci wsrdd dzieci i mtodziezy w ramach programow polityki zdrowotnej” z kwietnia 2019 roku, Aneksu
,Programy profilaktyki i korekcji wad postawy u dzieci — wspdlne podstawy oceny” z marca 2018 roku oraz
Aneksu ,,Programy z zakresu rehabilitacji niepetnosprawnych i zagrozonych niepetnosprawnoscig dorostych oraz
dzieci i mtodziezy — wspdlne podstawy oceny” z marca 2024 r.



Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 122/2024 z dnia 18 listopada 2024 roku
w sprawie zasadnosci kwalifikacji Swiadczenia opieki zdrowotnej
,Badania przesiewowe w kierunku hipercholesterolemii rodzinne;j
realizowane jako element badania bilansowego wykonywanego
na etapie rocznego obowigzkowego przygotowania przedszkolnego”
jako Swiadczenia gwarantowanego

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne zakwalifikowanie swiadczenia opieki
zdrowotnej ,,Badania przesiewowe w kierunku hipercholesterolemii rodzinnej
realizowane jako element badania bilansowego wykonywanego na etapie
rocznego obowigzkowego przygotowania przedszkolnego” jako swiadczenia
gwarantowanego.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Stanowisko Rady Przejrzystosci dotyczy zasadnosci zakwalifikowania
Swiadczenia opieki zdrowotnej ,Badanie przesiewowe w  kierunku
hipercholesterolemii rodzinnej (ICD-10: E78)” realizowane jako element badania
bilansowego  wykonywanego na etapie ,Rocznego obowigzkowego
przygotowania przedszkolnego”, jako swiadczenia gwarantowanego z zakresu
podstawowej opieki zdrowotnej.

Oceniane swiadczenie, obejmuje nastepujgce badania: (1) cholesterol catkowity,
(2) cholesterol HDL, (3) cholesterol LDL, (4) triglicerydy, (5) cholesterol nie-HDL
(wartosc wyliczana).

Powyzej wskazane diagnostyczne badania hematologiczne aktualnie
finansowane sq ze srodkdow publicznych w ramach POZ, przy czym nie stanowiq
badarn przesiewowych, jako element bilansu zdrowia.

Wprowadzenie swiadczenia do bilansu zdrowia na etapie ,Rocznego
obowigzkowego przygotowania przedszkolnego” dla dzieci w wieku 5 do 7 lat,
ma na celu przede wszystkim poprawe dostepnosci do diagnostyki
hipercholesterolemii rodzinnej, zwiekszenie liczby zdiagnozowanych pacjentow
oraz podniesienie swiadomosci o chorobie.

ul. Przeskok 2, 00-032 Warszawa tel. +48 2210146 00 www.aotmit.gov.pl
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Hipercholesterolemia rodzinna (FH) to dziedziczona autosomalnie dyslipidemia,
ktora przyczynia sie do przedwczesnej choroby uktadu sercowo-naczyniowego
(CVD) z powodu utrzymujgcego sie przez cate zycie zwiekszonego stezenia frakcji
cholesterolu lipoprotein o niskiej gestosci (LDL-C) w osoczu. Jesli stan ten nie
zostanie poddany leczeniu, prowadzi do rozwoju choroby niedokrwiennej serca —
u mezczyzn z heterozygotycznq FH (HeFH) przed 55. r.z., a u kobiet przed 60. r.z.
U 0s6b z potwierdzong lub prawdopodobnqg HeFH ryzyko wystqgpienia choroby
niedokrwiennej serca jest zwiekszone co najmniej 10-krotnie.

Szacuje sie, ze w populacji polskiej 1:250 osob w wieku 20-74 lat osob
ma nieprawidtowy gen odpowiedzialny za hipercholesterolemie (jest
heterozygotq), co oznacza, ze na rodzinng hipercholesterolemie choruje
0,4% wszystkich osob w populacji ogdlnej. W Polsce choruje okofo 80 000 0sob,
ale jedynie znikomy odsetek jest Swiadomy swojej choroby.

Dowody naukowe

W badaniu Kordonouri 2023 wyniki wskazujg, ze w uniwersalnym badaniu
przesiewowym w kierunku rodzinnej hipercholesterolemii przeprowadzonym
wsrod dzieci w wieku 2-6 lat:

e 40,9% miato dodatni wywiad rodzinny w kierunku hiperlipidemii, a 12% miato
co najmniej jednego krewnego pierwszego stopnia z podwyzszonym stezeniem
cholesterolu;

e mediana stezenia LDL-C w catej kohorcie wynosita 93 mg/dl, z wyziszymi
wartosciami u chtopcow (96 mg/dl) niz u dziewczynek (91 mg/dl);

e dzieci z dodatnim wywiadem rodzinnym miaty wyzsze mediany stezenia LDL-C
(95 mg/dl) niz dzieci bez takiego wywiadu (92 mg/dl);

e sposrod 14 513 uczestnikow badania, 711 oséb (5%) miato stezenie LDL-C
powyzej 135 mg/dl (3,5 mmol/L), a 142 osoby (1%) miato stezenie LDL-C powyzej
160 mg/dl.

W badaniu Thajer 2022 i Kreissl 2019 wyniki wskazujq, ze w selektywnym
badaniu przesiewowym przeprowadzonym u dzieci w wieku 5-8 lat:

e mediana stezenia TC wynosita 159 mg/dl, TG 114 mg/dI, HDL-C 58 mg/dl, LDL-
C 76 mg/dl, a nie-HDL-C 100 mg/dl;

* wysokie stezenie lipidow LDL-C (2160 mg/dl) oraz wysokie stezenie nie-HDL-C
(2190 mg/dl) stwierdzono u 2% dzieci, a graniczne stezenie LDL-C (2130 mg/dl)
oraz nie-HDL-C (2160 mg/dl) u 4% dzieci;

e badanie Kreissl 2019 wykazato, ze selektywne badania przesiewowe miaty
czutosc¢ 60% i swoistosc¢ 97%.
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Szes¢ wytycznych praktyki klinicznej (ESC 2022, ESC 2019, AHA 2018, CCS 2018,
FEL 2013, Goldberg 2011) zaleca wprowadzanie programdow badan
przesiewowych w celu wczesnego wykrywania hipercholesterolemii rodzinnej
(FH) u dzieci. Badania przesiewowe powinny obejmowac oznaczanie profilu
lipidowego, wedtug niektdorych dokumentow na czczo. Lekarze podstawowej
opieki zdrowotnej powinni odpowiada¢ za przeprowadzanie badan
przesiewowych w kierunku zaburzen lipidowych oraz w razie potrzeby, kierowac
pacjentow do specjalistycznych poradni lipidowych na dalszq diagnostyke i
leczenie.

Problem ekonomiczny

Wyniki wtqgczonych analiz ekonomicznych wskazujq, iz badania przesiewowe
w kierunku hipercholesterolemii rodzinnej u dzieci w wieku 6 lat sq optfacalne.

W badaniu Araujo 2023 kazde zidentyfikowane dziecko, ktdre przestrzegato
wizyt kontrolnych i leczenia, zyskiwafo 8 lat Zycia bez zdarzenn sercowo-
naczyniowych. ICER wynosit 1 465 USD (5921 PLN)i 1 726 USD (6 976 PLN) przy
zastosowaniu stopy dyskontowej 5%.

W badaniu Pelczarska 2018 ICUR catkowity wynosi 4 555 PLN, dla screeningu
populacyjnego 6 857 PLN, a screeningu kaskadowego 1 361 PLN. ICUR w badaniu
Pelczarska 2018 dla screeningu populacyjnego znajduje sie ponizej aktualnego
progu optacalnosci.

Oszacowane prognozowane wydatki ptatnika publicznego wyniosq:

e w | roku (2025) okoto 4,4 min PLN do maksymalnie 9,5 min PLN (zaktadajgc
realizacje na poziomie 100%);

e w Il roku (2026) okoto 4,1 min PLN do maksymalnie 8,9 min PLN (zaktadajqc
realizacje na poziomie 100%).

Gtodwne arqumenty decyzji

e interwencja jest zalecana w dostepnych wytycznych klinicznych,
e jest efektywna kosztowo,

e umozliwi zidentyfikowanie o0séb dorostych (rodzicow dzieci z wykrytg
hipercholesterolemiq) i wdrozenie adekwatnego leczenia.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 31c ust. 6 w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 1 ustawy z 27 sierpnia 2004 r. o
Swiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 146), z
uwzglednieniem opracowania nr: WS.420.16.2024 ,Badanie przesiewowe w kierunku hipercholesterolemii
rodzinnej realizowane jako element badania bilansowego wykonywanego na etapie rocznego obowigzkowego
przygotowania przedszkolnego”; data ukonczenia: 13.11.2024 .



Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 123/2024 z dnia 18 listopada 2024 roku
w sprawie oceny leku Luxturna (voretigene neparvovec) w ramach
programu lekowego: , Leczenie na wrodzong sSlepote
Lebera (LCA) z bialleliczng mutacjg genu RPE65 (ICD-10: H35.5)”

Rada Przejrzystosci uznaje za niezasadne objecie refundacjg produktu
leczniczego Luxturna (voretigene neparvovec), koncentrat i rozpuszczalnik
do sporzqdzania roztworu do wstrzykiwan, 5 x 10712 genomow wektora/ml,
1 fiol. 0,5 ml koncentratu + 2 fiol. 1,7 ml rozpuszczalnika, GTIN: 07613421040528,
w ramach programu lekowego: , Leczenie na wrodzonq Slepote Lebera (LCA)
z biallelicznqg mutacjg genu RPE65 (ICD-10: H35.5)”.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Wrodzona slepota Lebera (LCA; ICD-10: H35.5, ICD-11: 9B70) to rzadka,
dziedziczona przewaznie autosomalnie recesywnie choroba siatkowki. Jest
to najciezsza postac dziedzicznej dystrofii siatkowki. Jednq z najczestszych
mutacji prowadzgcych do jej wystgpienia jest bialleliczna mutacja genu RPE65,
odpowiadajqgca za rozwiniecie sie wrodzonej slepoty Lebera typu 2. Biatkowym
produktem tego genu jest izomeraza retinoidow — RPE65, enzym wykazujgcy
ekspresje w komorkach nabtonka barwnikowego siatkowki i biorgcy udziat
w cyklu retinoidowym. Pacjenci z niedoborem RPE65 wykazujg brak
11-cis-retinalu. Powoduje to zaburzenie funkcjonowania i utrate komorek
Swiattoczutych, co w efekcie moze prowadzi¢ do slepoty. LCA charakteryzuje
wczesny poczqtek oraz szybka progresja. Choroba dotyczy zarowno precikow,
jak i czopkdw, a jej objawy wystepujg zaraz po urodzeniu. Pacjenci dotknieci
chorobqg cierpiq na powazne zaburzenia widzenia lub slepote, ktora moze
rozwingc sie juz przed szostym miesigcem Zycia.

Substancja czynna leku Luxturna, woretygen neparwowek, to zmodyfikowany
wirus, ktory zawiera prawidtowq kopie genu RPE65. Lek po wstrzyknieciu
dostarcza ten gen do komorek siatkowki, warstwy w tylnej czesci oka, ktora
wykrywa swiatto. To umozliwia siatkdwce wytwarzanie biatka potrzebnego
do widzenia. Wirus stosowany do dostarczenia genu nie powoduje chordb u ludzi.
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Produkt leczniczy Luxturna byt przedmiotem oceny Agencji w zarejestrowanym
wskazaniu (tj. leczenie dorostych oraz dzieci i mtodziezy z utratq wzroku z powodu
dziedzicznej dystrofii siatkdwki spowodowanej przez potwierdzone bialleliczne
mutacje genu RPE65 oraz u ktorych zachowata sie wystarczajgca liczba zywych
komorek siatkowki) w 2021 r. w ramach oceny technologii lekowych o wysokiej
wartosci klinicznej. Rada Przejrzystosci dnia 23 sierpnia 2021 roku wydata opinie
(nr 119/2021), w ktérej rekomendowata rozwazenie umieszczenia w wykazie
technologii lekowych o wysokiej wartosci klinicznej ocenianej technologii.

Dowody naukowe

Do przeglqdu systematycznego wnioskodawcy wiqczono: jedno randomizowane
badanie kliniczne Ill fazy (Russell 2017), jedno badanie jednoramienne | fazy
(Bennett 2016) oraz publikacje Maguire 2019, w ktdrej zaprezentowano wyniki
z kontynuacji badan Il fazy (Russell 2017) i | fazy (Bennett 2016). Gtdwnym
ograniczeniem analizy  klinicznej  wnioskodawcy byto przedstawienie
nieaktualnych danych (bazy danych zostaty przeszukane do 01.09.2020 r).
Wyniki porownania WOR z brakiem interwencji (badanie RCT Russel 2017)
wskazaty na znaczqcq przewage WOR w zakresie wszystkich analizowanych
punktow koncowych:

e poprawy wyniku testu mobilnosci multiluminacji dla obydwu oczu
(MD=1,6; 95%Cl: 0,82-2,38;, p<0,001), oka wyznaczonego jako pierwsze
(MD=1,7; 95%Cl: 1,07-2,33; p<0,001) oraz oka wyznaczonego jako drugie
(MD=2,0; 95%Cl: 1,33-2,67; p<0,001),

e poprawy progu czutosci na swiatto w petnym polu z wykorzystaniem swiatta
biatego dla obydwu oczu (MD=-2,11; 95%Cl: (-3,19)-(-1,04); p<0,001),
oka wyznaczonego jako pierwsze (MD=-2,33; 95%Cl: (-2,65)-(-2,01),; p<0,001)
oraz oka wyznaczonego jako drugie
(MD=-1,97; 95%Cl: (-2,30)-(-1,64),; p<0,001),

e poprawy najlepiej skorygowanej ostrosci wzroku wyznaczonej za pomocq
skali zaadoptowanej przez Lange’a dla obydwu oczu
(MD=7,4; 95%Cl: 0,1-14,6; p=0,0469),

e zwiekszenia zakresu pola widzenia, wyznaczonego za pomocq perymetru
Goldmanna (MD=378,8; 95%Cl: 165,4-592,2; p=0,0018),

e zwiekszenia progu czutosci plamki zottej, wyznaczonego za pomocq testu
Hum-phrey’a (MD=7,9; 95%Cl: 4,9-10,9; p<0,001),

® poprawy czynnosci wzrokowych w zyciu codziennym pacjentdow, wyznaczonej
za pomocq kwestionariusza funkcji wzrokowych (p=0,001).

W badaniach wykazano co prawda skutecznosc¢ terapii WOR, jednak u czesci

pacjentow WOR nie wptywat na oceniane parametry, a u innych odnotowano

pogorszenie. Dodatkowo, skutecznos¢ leku oceniano za pomocqg testu
mobilnosci w wielu luminancjach (MLMT), a nie standardowych testow
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stosowanych w praktyce klinicznej. Zwraca uwage, ze stosujgc skale Holladay’a
nie stwierdzono istotnej statystycznie roznicy w zakresie BCVA (najlepsza
skorygowana ostros¢ wzroku — ang. best corrected visual acuity) miedzy
WOR a grupq kontrolnqg po 1 roku obserwacji. Dopiero wyniki BCVA, wyznaczone
za pomocq skali Lange’a (post hoc), wskazaty na znaczqgcqg poprawe ostrosci
wzroku w poréwnaniu do braku interwencji. Pacjenci z grupy WOR uzyskali
9,0-literowq poprawe w pordownaniu z 1,6-literowq poprawq zarejestrowanq
w grupie kontrolnej, usredniong dla obydwu oczu
(MD=7,4 litery; 95%Cl: 0,1-14,6; post hoc p=0,0469). Pomimo IS roznicy nie jest
ona istotna klinicznie (za istotnq klinicznie przyjeto roznice odpowiadajqcq ponad
15-literowej zmianie). Ocena BCVA obejmujgca zmiane ostrosci wzroku
wytqcznie dla  oka wyznaczonego jako pierwsze oraz wyfqgcznie
dla oka wyznaczonego jako drugie nie wskazata na istotne réznice miedzy grupq
WOR a grupg kontrolng. Wyniki badania Russell 2017 nie pozwalajq wnioskowac
na temat skutecznosci terapii WOR u pacjentow, ktorych wyjsciowy stan kliniczny
jest lepszy niz pacjentow wigczonych do badania. Badania kliniczne
nie dostarczajq bezposrednich dowodow na wptyw WOR na widzenie przy
stabym oswietleniu, ale dla 0sob cierpigcych na LCA wazna jest nawet niewielka
poprawa widzenia.

W ramach wyszukiwan wtasnych analitycy Agencji zidentyfikowali i wtgczyli
do analizy dodatkowe badania dotyczqce skutecznosci i bezpieczeristwa
WOR w populacji pacjentow z LCA typu 2 (Maguire 2021, Deng 2022, Jung 2024,
Gange 2022, Kolesnikova 2022 oraz bezpieczenstwa WOR u pacjentow
Z IRDs z bialleliczng mutacjq genu RPE65 (Kassel 2022, Sengillo 2022, Stingl 2023,
Fischer 2024, Kortuem 2024, Lorenz 2024, Melillo 2024). W zakresie oceny
ostrosci wzroku poprawa istotna klinicznie zostata odnotowana tylko
u 30% pacjentow (Maguire 2021). Natomiast w badaniu Deng 2022
nie wykazano istotnej klinicznie roznicy w zakresie tego punktu korncowego
(Srednia VA po 12 miesigcach obserwacji wynosita 0,83 logMAR, co odpowiadato
poprawie o 7,5 litery, réznica byfa istotna statystycznie). W badaniu Deng 2022
nie podano informacji na temat skali, ktéra zostata wykorzystana do oceny BCVA.
Wyniki badania Maguire 2021 wskazujg na prawdopodobieristwo pogorszenia
wzroku po leczeniu WOR (spadek miar ostrosci wzroku i pola widzenia miedzy
3. a 4. rokiem). Autorzy badania wskazujq, ze wzrok pogarsza sie wraz z wiekiem,
zarowno u ogotu spoteczenstwa, jak i u osob cierpigcych na LCA, i wskazujg,
Ze pogorszenie widzenia nie musi Swiadczy¢ o niepowodzeniu leczenia. Nie jest
jednak jasne czy pogorszenie widzenia z czasem wynika z przyczyn naturalnych
czy z zanikania efektu leczenia. Pomimo wynikow badan potwierdzajgcych
bezpieczenrstwo terapii WOR wykazane w badaniu RCT (Maguire 2019, Maguire
2021, Deng 2022), doniesienia naukowe wskazujg na wystepowanie zdarzenia
niepozgdanego, ktore nie zostato odnotowane w badaniu RCT (Russell 2017,
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Maguire 2019, Maguire 2021), tj. zaniku naczyniowkowo-siatkéwkowego
(Gange 2022, Kolesnikova 2022, Sengillo 2022, Stingl 2023, Ficher 2024, Lorenz
2024, Melillo 2024). Doniesie naukowe (Kassell 2022, Fischer 2024) wskazujg,
Ze u niektdrych pacjentow, ze wzgledu na bezpieczeristwo terapii, konieczne byfo
podanie mniejszej dawki niz wskazana w ChPL.

Analizujgc wyniki w zakresie skutecznosci nalezy mie¢ na uwadze takie
ograniczenia jak mata liczebnos¢ populacji, roznice w charakterystyce wyjsciowej
pacjentow badania RCT, punkty koricowe badania RCT, w tym wybor
pierwszorzedowego punktu koncowego, uwzglednienie post hoc skali Lange’a
oraz brak danych dotyczqcych jakosci zycia pacjentow. Biorgc pod uwage, Ze
terapia WOR jest terapiq genowq i z zatoZzenia podawana jest raz w zZyciu, wyniki
w zakresie skutecznosci odnoszq sie do efektow leczenia w krdtkim okresie
obserwacji. Co istotne, juz w 4-letnim okresie zaobserwowano spadek
skutecznosci WOR w zakresie ostrosci wzroku oraz pola widzenia pacjentow
w stosunku do wczesniejszych lat obserwacji.

Odnalezione wytyczne kliniczne zalecajq stosowanie WOR wytgcznie u pacjentow
z LCA i potwierdzonymi, biallelicznymi mutacjami genu RPE65, oraz u ktorych
zachowata sie wystarczajgca liczba zywych komorek siatkowki. Dodatkowo,
poszczegolne wytyczne opisujq szczegotowo: warunki organizacji terapii genowej
z wykorzystaniem WOR (DOG, RG i BVA 2019), ocene funkcji wzrokowych oraz
rehabilitacje = wzroku  (RANZCO  2020), czy standardy leczenia
immunomodulacyjnego, wymaganego w przebiegu terapii WOR (HSE 2023).

Problem ekonomiczny

Stosowanie  WOR w pordwnaniu z brakiem interwencji jest drozsze
i skuteczniejsze. Oszacowany przez analitykdw Agencji ICUR dla wynidst
553459 zt/QALY i znajduje sie powyzej progu optacalnosci, o ktéorym mowa
w ustawie o refundacji (obecnie: 217 641 zt/QALY).

Zawezajgc populacje pacjentow z wrodzonq slepotq Lebera do populacji
wnioskowanej przyjeto, Ze liczba pacjentow bedzie wynosi¢c 6, 20, 31
odpowiednio w  wariancie  minimalnym, najbardziej odpowiednim
i maksymalnym z ktorych okoto potowa bedzie wtgczona do programu.
Dla wariantu najbardziej prawdopodobnego, catkowite koszty dla budzetu
NFZ w scenariuszu nowym wyniosq 16,7 min zt w | roku i po 13,4 min zt
od Il do V roku refundacji.

Produkt leczniczy Luxturna we wskazaniu zgodnym z CHPL jest finansowany
w 19 krajach UE i EFTA, z czego w 11 przypadkach zastosowano RSS.

Gtowne argumenty decyzji

e niejednoznaczna skutecznosc kliniczna w badaniu RCT;

e brak dowodow skutecznosci WOR w dfugim okresie obserwacji;
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e wyniki badan wskazujgce na powrdt ocenianych parametrow do stanu
wyjsciowego sprzed podania terapii WOR;

e potencjalne grozne powiktania zwigzane ze sposobem podawania leku;

e bardzo wysokie koszty leczenia i brak efektywnosci kosztowe;.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt. 2 ustawy o refundacji lekow, sSrodkéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 930 z pdin. zm.),
w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 2 ustawy z 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych
ze Srodkéw publicznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 146), z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej nr: WS.423.5.2024
»Whniosek o objecie refundacjg leku Luxturna (woretygen neparwowek) w ramach programu lekowego: »Leczenie
na wrodzong $lepote Lebera (LCA) z bialleliczng mutacjg genu RPE65 (ICD-10: H35.5)«”, data ukonczenia:
07.11.2024 .



Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 124/2024 z dnia 18 listopada 2024 roku
w sprawie oceny szczepionki Shingrix we wskazaniu dot. profilaktyki
potpasca oraz neuralgii potpascowe;j

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne objecie refundacjq produktu leczniczego
Shingrix, szczepionka przeciw pdtpascowi (rekombinowana, z adiuwantem),
proszek i zawiesina do sporzqdzania zawiesiny do wstrzykiwan, 50 ug, 1 fiol.
proszku + 1 fiol. 0,5 ml zawiesiny, GTIN: 05909991364885, we wskazaniu:
profilaktyka potpasca oraz neuralgii pdtpascowej u o0séb w wieku
18 lat i starszych o zwiekszonym ryzyku zachorowania na pdtpasiec, jako
produktu dostepnego w aptece na recepte, w ramach istniejqgcej grupy limitowej
i wydawanie go za odpfatnoscig 50%, pod warunkiem doprecyzowania wskazan
zgodnych z Programem Szczepieri Ochronnych (PSO).

Rada Przejrzystosci nie zgtasza uwag do propozycji instrumentu dzielenia ryzyka.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Potpasiec (herpes zoster, HZ) jest chorobq wywotywang przez wirusa ospy
wietrznej i pdtpasca (VZV), ulegajgcego reaktywacji u osob, ktore przebyty
pierwotne zakazenie w postaci ospy wietrznej. VZV moze rezydowac
w komorkach zwojowych rdzenia i zwojach nerwow czaszkowych w postaci
latentnej, a przy obnizonej odpornosci ulegac reaktywacji. Gtownym czynnikiem
ryzyka HZ jest obnizenie odpornosci typu komorkowego zwiqzane z wiekiem,
czasem od pierwotnego zakazenia, obecnosciq chorob wspdtistniejgcych
lub przyjmowaniem lekow immunosupresyjnych. U chorych
immunokompetentnych rokowanie jest dobre, ale czesto wiele miesiecy
utrzymuje sie bdl poherpetyczny (ang. post-herpetic neuralgia, PHN). U 0sob
z uposledzonqg odpornosciq i w przypadku powiktan ryzyko trwatych nastepstw
i zgonu zalezy od przebiegu HZ.

Szczepionka Shingrix, poprzez potqgczenie antygenu swoistego
dla VZV (glikoproteina E) z systemem adiuwantowym (ASO1B), jest przeznaczona
do wywofywania specyficznej odpowiedzi immunologicznej u osob z wczesniej
istniejgcq odpornosciq wobec VZV. Terapia polega na podaniu dwdch dawek

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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szczepionki w iniekcji domiesniowej. Produkt leczniczy Shingrix zostat
dopuszczony do obrotu przez EMA dnia 21 marca 2018 r.

Whnioskowane wskazanie — profilaktyka potpasca oraz neuralgii potpascowej
uosob w wieku 18 lat i starszych o zwiekszonym ryzyku zachorowania
na potpasiec — zawiera sie we wskazaniach rejestracyjnych.

Obecnie w Polsce nie jest refundowana Zzadna technologia medyczna
we wnioskowanym wskazaniu.

Szczepionka Shingrix nie byta przedmiotem opinii Rady Przejrzystosci
we wnioskowanym wskazaniu, natomiast byta oceniana we wskazaniu:
profilaktyka podtpasca oraz neuralgii potpascowej u osob w wieku 65 lat
i starszych, uzyskujgc negatywne stanowisko Rady
(nr 109/2023 z dn. 18.09.2023 r.) oraz negatywnqg rekomendacje Prezesa
AOTMIT (nr 106/2023 z dn. 25.09.2023 r.). W powyzszych stanowiskach
zwrdcono uwage na wyniki badan wskazujgce na skutecznosc¢ technologii
w populacji z zaburzong odpornosciq, niezaspokojonq potrzebq kliniczng u osob
Z zaburzong odpornosciq oraz duze koszty ptatnika wynikajgce ze szczepienia
catej populacji powyzej 65-go r.z. Ponadto, Rada wyrazita uwage, ze zasadne jest
finansowanie technologii u chorych z duzym ryzykiem potpasca i neuralgii
potpascowej (tzn. zaburzeniami odpornosci) po 18-tym roku zycia.

Zgodnie z Obwieszczeniem Ministra Zdrowia z dn.11.12.2023 r. w sprawie
wykazu refundowanych lekdw, srodkow spozywczych specjalnego przeznaczenia
Zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. Urz. Min. Zdr. 2023.112)
od 1 stycznia 2024 r. szczepionka Shingrix przeciw potpascowi i neuralgii
potpascowej jest dostepna z 50% odptatnosciq dla pacjentow w wieku 65 lat
i starszych z grup ryzyka, tj. z: przewlektq chorobq serca, przewlektq chorobg
ptuc, cukrzycq, przewlektq niewydolnosciq nerek, wrodzonym Ilub nabytym
niedoborem odpornosci, uogdlniong chorobq nowotworowq, zakazeniem
wirusem HIV, chorobq Hodgkina, jatrogenng immunosupresjq, biataczkg,
szpiczakiem mnogim, przeszczepem narzqdu litego, reumatoidalnym zapaleniem
stawodw, tuszczycq, tuszczycowym zapaleniem stawow, nieswoistym zapaleniem
jelit, zesztywniajgcym zapaleniem stawow kregostupa, stwardnieniem rozsianym
lub toczniem uktadowym.

Whnioskodawca zaproponowat RSS, ktory jest zbiezny z aktualnie obowigzujgcym
dla produktu leczniczego Shingrix.

Dowody naukowe

Podstawq klinicznej analizy skutecznosci i bezpieczenistwa byty wyniki siedmiu
pierwotnych badan z randomizacjq, porownujqcych zastosowanie szczepionki
Shingrix wzgledem placebo/braku szczepienia przeciwko potnascowi w populacji
0s0b dorostych o zwiekszonym ryzyku zachorowania na pdtpasiec. Badania
przeprowadzono w szesciu populacjach, tj. u pacjentéow: 1) po autologicznym
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przeszczepie komorek macierzystych (aHSCT) (badania ZOSTER 002/ZOE-HSCT
oraz ZOSTER-001), 2) zakazonych HIV (bad. ZOSTER-015), 3) po przeszczepie nerki
(bad. ZOSTER-041), 4) z nowotworami hematologicznymi (bad. ZOSTER-039),
5) zguzami litymi (bad. ZOSTER-028) oraz 6) z toczniem rumieniowatym
uktadowym (bad. Park 2024).

We wszystkich badaniach RCT w grupie zaszczepionej Shingrix w poréownaniu
do grupy placebo zaobserwowano istotny statystycznie wyZszy odsetek
pacjentow, u ktorych wystgpita odpowiedZ humoralna i komdrkowa; badania
te wykazaty skutecznosc¢ szczepionki Shingrix w redukcji ryzyka zachorowania
na potpasiec. Nalezy tez zwrdci¢ uwage, Zze przedstawione dowody naukowe
w ograniczonym stopniu odnoszq sie do wptywu szczepienia na przebieg
pozniejszego zachorowania na potpasiec. Ograniczeniem analizy jest fakt,
ze odnalezione dowody naukowe nie obejmujq czesci subpopulacji wskazanych
przez wnioskodawce jako grupy o zwiekszonym ryzyku zachorowania
na potpasiec.

Wyniki metaanalizy szesciu z ww. badan RCT nie wykazaty istotnych statystycznie
roznic dla poréownania Shingrix vs placebo w zakresie nastepujgcych zdarzen
niepozgdanych (AE): przedwczesne zakoriczenie badania z powodu wystgpienia
AE, nawrdt lub pogorszenie choroby podstawowej, ciezkie AE, ciezkie
AE zwiqzane  ze  szczepieniem,  potencjalne  choroby o  podfozu
autoimmunologicznym, niespodziewane AE zwigzane ze szczepieniem,
niespodziewane AE ogotem. Istotne statystycznie rdoznice na niekorzysc ocenianej
interwencji wykazano przede wszystkim w zakresie odczyndw poszczepiennych,
zarowno miejscowych, jak i systemowych.

Wedtug polskich wytycznych, szczepienie przeciwko potpascowi jest
rekomendowane: wszystkim osobom w wieku >50 lat; wszystkim osobom
w wieku 218 lat, u ktdrych stosowane jest leczenie immunosupresyjne (zalecenie
dotyczy szczepionki rekombinowanej); wszystkim osobom w  wieku
>18 lat z chorobami wspdtistniejgcymi zwiekszajgcymi ryzyko zachorowania
na potpasiec  (PTW/PTMR/PTD/PTBB/PTN 2023). Ponadto kilkadziesigt
wytycznych miedzynarodowych zaleca szczepienie przeciwko potpascowi
u pacjentow z poszczegolnych grup ryzyka.

Problem ekonomiczny

Stosowanie szczepionki Shingrix jest efektywne kosztowo. Wartosci
wspotfczynnikow ICUR dla subpopulacji, dla ktérych mozliwe byfo przedstawienie
wynikdbw w ramach wariantow populacyjnych, a takze dla wariantu
usrednionego mieszczq sie ponizej ustawowego progu optacalnosci
(217 641 PLN/QALY) niezaleznie od przyjetej perspektywy analizy; z perspektywy
NFZ w wiekszosci wariantdw populacyjnych (a takze w przypadku usrednionego
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wariantu) wnioskowana technologia dominuje nad komparatorem (jest tarsza
i skuteczniejsza).

Wyniki analizy wptywu na budzet ptatnika publicznego wskazujg z perspektywy
NFZ na wzrost wydatkow wynoszqcy w pierwszych 5 latach refundacji
w wariancie z RSS od do rocznie; z perspektywy
wspolnej prognozowany wzrost wynosi z RSS od do

rocznie. Podstawowym ograniczeniem analizy jest niepewnosc¢ dotyczgca
liczebnosci populacji docelowej.

Odnaleziono szes¢ pozytywnych rekomendacji refundacyjnych: francuskie (HAS),
nowozelandzkie (PHARMAC), australijskie (PBAC), brytyjskie (JCVI), holenderskie
(ZIN), kanadyjskie (NACI) oraz jedng pozytywnqg warunkowq belgijskq (SHC).
Nie odnaleziono rekomendacji negatywnych. W pieciu rekomendacjach wskazuje
sie na zasadnos¢ stosowania szczepionki Shingrix w populacji osob powyzej
18 r.z. ze zwiekszonym ryzykiem zachorowania na potpasiec.

Gtowne arqumenty decyzji

e Niezaspokojona potrzeba medyczna w profilaktyce potpasca oraz neuralgii
potfpascowej u o0sob w wieku 18 lat i starszych o zwiekszonym ryzyku
zachorowania na potpasiec;

e Woyniki badan potwierdzajgce skutecznosc¢ i akceptowalne bezpieczenstwo
wnioskowanej technologii lekowej;

e Pozytywne rekomendacje towarzystw naukowych i ekspertow klinicznych.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt. 2 ustawy o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 930 z pdin. zm.),
w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 2 ustawy z 27 sierpnia 2004 r. o Swiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych
ze Srodkdéw publicznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 146), z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej nr: 0T.423.0.7.2024
»Whniosek o objecie refundacjg szczepionki Shingrix (szczepionka przeciw potpascowi) we wskazaniu: profilaktyka
potpasca oraz neuralgii potpascowej u oséb w wieku 18 lat i starszych o zwiekszonym ryzyku zachorowania
na potpasiec”, data ukonczenia: 6 listopada 2024 r.



KARTA NIEJAWNOSCI

Dane zakreslone kolorem zéftym stanowiq informacje publiczne podlegajgce wyfgczeniu ze wzgledu
na tajemnice przedsiebiorcy (GSK Services Sp. z o. o0.).

Zakres wyfgczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem o zakresie tajemnicy przedsiebiorcy.

Podstawa prawna wyftqgczenia jawnosci: art. 5 ust. 2 ustawy z dnia 6 wrzesnia 2001 r. o dostepie do
informacji publicznej (Dz. U. z 2022r., poz.902) w zw. z art. 11 ust. 2 ustawy z dnia 16 kwietnia 1993
r. o zwalczaniu nieuczciwej konkurencji (Dz. U. z 2022 r., poz. 1233), art.. 35 ust. 4a - 4b ustawy z dnia
12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, srodkdw spozywczych specjalnego przeznaczenia Zywieniowego
oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2023 r., poz. 826 z pézn. zm.)* i art. 35a ustawy z dnia 12 maja
2011 r. o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia Zzywieniowego oraz
wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2023 r., poz. 826 z pézn. zm.)>.

Organ dokonujgcy wylqczenia jawnosci: Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji.

Podmiot w interesie ktérego dokonano wyftqczenia jawnosci: GSK Services Sp. z o. o.

! podstawa prawna zakreslen danych objetych tajemnicg przedsiebiorcy bedgcego wnioskodawcg w rozumieniu ustawy z dnia
12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, $rodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych
(Dz. U. z 2023 r., poz. 826 z p6zn. zm.)

2 podstawa prawna zakreslen w analizie weryfikacyjnej Agencji danych objetych tajemnicg przedsiebiorcy bedgcego
whioskodawcg w rozumieniu ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, $rodkédw spozywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2023 r., poz. 826 z p6zn. zm.)



Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 125/2024 z dnia 18 listopada 2024 roku
w sprawie oceny leku Elrexfio (elranatamab) w ramach programu
lekowego ,Leczenie chorych na szpiczaka plazmocytowego (ICD-10:
C90.0)”

Rada Przejrzystosci uznaje za niezasadne objecie refundacjq produktow
leczniczych:
e Elrexfio (elranatamab), 40 mg/ml roztwor do wstrzykiwan, fiolka

o pojemnosci 1,1 ml (44 mg); GTIN: 05415062116289,
e Flrexfio (elranatamab), 40 mg/ml roztwor do wstrzykiwan, fiolka
o pojemnosci 1,9 ml (76 mg); GTIN: 05415062116272,
w ramach programu lekowego , Leczenie chorych na szpiczaka plazmocytowego
(ICD-10: C90.0)".

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Analiza dotyczy oceny skutecznosci klinicznej i bezpieczenstwa stosowania
elranatamabu (Elrexfio) w monoterapii w leczeniu nawrotowego i opornego
szpiczaka plazmocytowego (PCM/MM) u dorostych pacjentow, u ktorych
zastosowano wczesniej co najmniej trzy terapie, w tym lek immunomodulujgcy
(IMID) i inhibitor proteasomu (Pl) oraz przeciwciato anty-CD38 (CD38Moab),
z progresjg w trakcie lub po ostatniej linii leczenia.

Szpiczak mnogi to choroba nowotworowa charakteryzujgca sie niekontrolowang,
wieloogniskowq proliferacjq i gromadzeniem monoklonalnych plazmocytéow
w szpiku, wytwarzajgcych monoklonalng immunoglobuline Ilub same
monoklonalne taricuchy lekkie immunoglobulin (tzw. biatko M) i powodujgcych
uszkodzenia narzgdowe. Zapadalnos¢ roczna w Europie wynosi 4,5-6/100 000.
Wedtug PTOK, w Polsce stwierdza sie ponad 1500 nowych zachorowan rocznie,
jednak liczba ta jest prawdopodobnie niedoszacowana. Klinicznie najbardziej
typowq prezentacje MM stanowiq bdle kostne, ktdre sq obecne u okofo 70%
chorych w momencie rozpoznania. Sposrod innych objawow najczesciej
wystepujq: niedokrwistosc¢ (ok. 60% chorych), niewydolnosc¢ nerek (ok. 20%),
hiperkalcemia (ok. 13%) oraz nawrotowe zakazenia bakteryjne i wirusowe.
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Leczenie umozliwia uzyskanie remisji i wydftuzenie przezycia. W wiekszosci
przypadkow choroba postepuje lub nawraca po kolejnych liniach leczenia.
Mediana czasu przezycia chorych z objawowgq, postepujgcqg postaciq choroby
wynosi 5-7 lat.

Dowody naukowe

Substancja czynna elranatamab zostata uwzgledniona w wytycznych NCCN
z 2024 roku. Wytyczne te wymieniajq terapie z wykorzystaniem elranatamabu,
talkwetamabu albo teklistamabu (kategoria 2A wg NCCN) jako preferowang
w drugiej kolejnosci dla pacjentow po co najmniej 4 wczesniejszych terapiach,
w tym PI, IMiD i przeciwciatem anty-CD-38. Dodatkowo w pierwszej kolejnosci
preferowangq terapiq jest terapia CAR-T. Inne rekomendowane przez wytyczne
kliniczne opcje terapeutyczne obejmujq: bendamustyne w monoterapii oraz
w skojarzeniu m.in. z bortezomibem oraz deksametazonem, cyklofosfamid,
selineksor w skojarzeniu z deksametazonem. Jako terapie uzytecznq w niektdrych
okolicznosciach wytyczne NCCN 2024 wymieniajq belantamab mafodotin,
jednakze produkt leczniczy Blenrep (belantamab mafodotin) zostat wycofany
z obrotu na terenie UE, w dniu 23.02.2024 r.

Zalecenia polskie (PGSz 2022/2023) wskazujg, ze strategia leczenia
nawrotowego/opornego szpiczaka plazmocytowego powinna byc¢ ustalana
indywidualnie ze wzgledu na réznorodnosc¢ sytuacji klinicznych. W przypadku
terapii pacjentow leczonych wiecej niz trzema liniami leczenia zaleca sie
stosowanie belantamabu mafodotin, terapii CAR-T oraz selineksoru
w skojarzeniu z deksametazonem.

W badaniu MegenetisMM-3 mediana przezycia catkowitego (OS) nie zostata
osiggnieta w momencie odciecia danych. OS w 15. miesigcu w kohorcie A wynidst
56,7%. Wsrod pacjentow z odpowiedziq catkowitq lub lepszqg (2CR)
prawdopodobieristwo OS w 15. miesigcu byto rowne 92,6%. W momencie daty
odciecia mediana przezycia wolnego od progresji (PFS) nie zostata osiggnieta.
Prawdopodobienstwo PFS w 15. miesigcu wsrdod pacjentow w kohorcie A
wyniosto 50,9%, a wsrod pacjentow z odpowiedziq catkowitq lub lepszq (2CR) —
89,5%. Odsetek potwierdzonych obiektywnych odpowiedzi wynidst 61,0%.
Odsetek odpowiedzi catkowitych (sCR+CR) wyniost >35,0%. Bardzo dobrg
odpowiedz czesciowg (VGPR) raportowano u ok. 20%, z kolei odpowiedZ
czesciowq (PR) raportowano u 4,9% chorych.

Porownanie metodqg MAIC elranatamab vs teklistamab nie wykazat istotnej
statystycznie rdznicy, zwigzanej z przezyciem catkowitym pomiedzy oceniang
technologiq a teklistamabem. Po przeprowadzonym pordéwnaniu potwierdzono
istotng statystycznie rdznice na korzys¢ elranatamabu w stosunku
do teklistamabu, w zakresie przezycia wolnego od progresji — HR rowny 0,59
(95%Cl: 0,30; 0,89; p=0,01). Podobnie w przypadku analizy wrazliwosci wynik HR
osiggngt istotnosc statystycznqg i byt rowny 0,65 (95%CI: 0,44, 0,95, p=0,03).
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Wykazano istotne statystycznie zwiekszenie szansy uzyskania odpowiedzi
na leczenie w przypadku zastosowania ocenianej interwencji w porownaniu
do teklistamabu. Nie udowodniono istotnej statystycznie roznicy w zakresie
dtugosci trwania odpowiedzi na leczenie po zastosowaniu elranatamabu
w porownaniu teklistamabu. Po przeprowadzonym porownaniu (analiza MAIC)
potwierdzono istotng statystycznie roZnice na korzysc¢ elranatamabu, w stosunku
do koszyka terapii w zakresie przezycia catkowitego — HR = 0,6 (95%Cl: 0,40;
0,94, p=0,0 ). Podobnie w przypadku analizy wrazliwosci HR wynoszgcy 0,58
osiggngt istotnos¢ statystycznq (p=0,01) wskazujgcq na dtuzszy OS po
zastosowaniu ELR w pordwnaniu do SoC. Ograniczeniem analizy jest brak
wiarygodnosci w ten sposob przeprowadzonego poréwnania.

Problem ekonomiczny

Oszacowany ICUR z uwzglednieniem RSS znajduje sie ponizej aktualnej wartosci
progu optacalnosci (217 641 PLN/QALY), natomiast bez uwzglednienia RSS
powyzej wartosci progu.

Rzeczywiste wydatki ptatnika, zwigzane z leczeniem z wykorzystaniem koszyka
terapii mogqg znaczgco odbiega¢ od wydatkdw oszacowanych przez
wnioskodawce (zostaty one okreslone jedynie na podstawie opinii ekspertow, bez
wskazania zrddet i bez uwzglednienia danych NFZ). Po uwzglednieniu RSS koszty
inkrementalne w | roku wyniosq

Gtowne argumenty decyzji

e w analizie porownawczej wynikow badan naukowych brak ewidentnej
przewagi skutecznosci ocenianego leku w stosunku do dostepnej w ramach
programu lekowego terapii alternatywnej (teklistamab),

e wytyczne kliniczne wskazujg na mozliwos¢ zastosowania innych terapii
preferowanych w omawianej sytuacji klinicznej (m.in. teklistamab),

e niedojrzate wyniki badan w odniesieniu do przezycia catkowitego.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt. 2 ustawy o refundacji lekéw, Srodkéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 930 z pdzn. zm.), w
zw. z art. 31s ust. 6 pkt 2 ustawy z 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze
srodkéw publicznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 146), z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej nr: WS.423.3.2024
»Whniosek o objecie refundacjg leku Elrexfio (elranatamab) w ramach programu lekowego: »Leczenie chorych na
szpiczaka plazmocytowego (ICD-10: C90.0)«”; data ukoriczenia: 6 listopada 2024 r.



KARTA NIEJAWNOSCI

Dane zakreslone kolorem zéftym stanowiq informacje publiczne podlegajgce wyfgczeniu ze wzgledu
na tajemnice przedsiebiorcy (Pfizer Polska Sp. z o0.0.).

Zakres wyltgczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem Pfizer Polska Sp. z o.0. o zakresie
tajemnicy przedsiebiorcy.

Podstawa prawna wylgczenia jawnosci: art. 5 ust. 2 ustawy z dnia 6 wrzesnia 2001 r. o dostepie
do informacji publicznej (Dz. U. z 2022 r., poz. 902) w zw. z art. 11 ust. 2 ustawy z dnia 16 kwietnia
1993 r. 0 zwalczaniu nieuczciwej konkurencji (Dz. U. z 2022 r., poz. 1233).

Organ dokonujgcy wytgczenia jawnosci: Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji.

Podmiot, w interesie ktorego dokonano wytgczenia jawnosci: Pfizer Polska Sp. z o.o.



Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 126/2024 z dnia 18 listopada 2024 roku
w sprawie zasadnosci wydawania zgdd na refundacje produktu
leczniczego meksyletyne w wielu wskazaniach

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne wydawanie zgdd na refundacje produktu
leczniczego meksyletyna we wskazaniach: dystrofia miotoniczna typu |, dystrofia
miotoniczna typu I, zespot miotoniczny, miotonia Beckera, miotonia Thomsena,
paramiotonia wrodzona, porazenie okresowe hiperkaliemiczne, porazenie
okresowe paramiotoniczne, komorowe zaburzenia rytmu serca, nawracajgce
burze elektryczne, zespot wydtuzonego QT.

Rada Przejrzystosci uznaje za niezasadne wydawanie zgdd na refundacje
produktu leczniczego meksyletyna we wskazaniu: napadowe migotanie
przedsionkow.

Uzasadnienie

Meksyletyna jest lekiem przeciwarytmicznym klasy IB o wysokiej biodostepnosci
(80%), co umozliwia jej doustne podawanie. Dziata poprzez blokowanie szybkich
kanatow sodowych. Znajduje ona zastosowanie w chorobach neurologicznych
i kardiologicznych, ktorych etiologiq sq zaburzenia depolaryzacji komorek
miesniowych. Lek ten nie jest w petni bezpieczny, gdyz wydtuza odstep QT.
We wskazaniach:

e dystrofia miotoniczna typu Il;
® zespot miotoniczny;
e miotonia Beckera;
e miotonia Thomsena;
e paramiotonia wrodzona;
e porazenie okresowe hiperkaliemiczne;
e porazenie okresowe paramiotoniczne;
e komorowe zaburzenia rytmu serca;
e nawracajqce burze elektryczne;
e zespot wydtuzonego QT,
lek ten moze byc skuteczny i jest uwzgledniany w wytycznych.

ul. Przeskok 2, 00-032 Warszawa tel. +48 2210146 00 ‘ www.aotmit.gov.pl
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Nie ma zadnych danych na skutecznosc tej terapii w napadowym migotaniu
przedsionkow.

Obcigzenie dla budzetu ptatnika nie jest duze, w 2023 roku sprowadzono lek dla
241 chorych. Cena za 100 tbl wynosi w zaleznosci od dawki od 400 do 1100.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 31h ust. 2 w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 1 ustawy z 27 sierpnia 2004 r.
o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze $rodkéw publicznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 146) oraz
wzw. zart. 39 ust. 3 ustawy z 12 maja 2011 r. o refundacji lekow, srodkéw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 930 z pdin. zm.),
z uwzglednieniem opracowania nr: 0T.4211.24.2024 (Aneks do opracowania nr: 0T.4211.15.2021) ,Produkty
lecznicze zawierajgce meksyletyne we wskazaniach: dystrofia miotoniczna typu I, dystrofia miotoniczna typu I,
zespot miotoniczny, miotonia Beckera, miotonia Thomsena, paramiotonia wrodzona, porazenie okresowe
hiperkaliemiczne, porazenie okresowe paramiotoniczne, komorowe zaburzenia rytmu serca, napadowe
migotanie przedsionkdw, nawracajace burze elektryczne, zespdét wydtuzonego QT”; data ukoriczenia: 13.11.2024.



Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 127/2024 z dnia 18 listopada 2024 roku
w sprawie oceny leku Filsuvez (ekstrakt kory brzozowej)
we wskazaniu dot. leczenia ran o czesciowej grubosci zwigzanych
z postaciag dystroficzng i postacig graniczng pecherzowego
oddzielania sie naskorka

Rada Przejrzystosci uznaje za niezasadne objecie refundacjq produktu
leczniczego Filsuvez (ekstrakt kory brzozowej), zel, 100 mg/g, tuba 23,4 g, 30 szt.,
GTIN 05397203001473, we wskazaniu: leczenie ran o czesciowej grubosci
zwigzanych z postaciq dystroficzng i postacig granicznqg pecherzowego
oddzielania sie naskdrka u pacjentow w wieku 6 miesiecy i starszych.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Whniosek dot. objecia refundacjqg zelu Filsuvez (ekstrakt kory brzozowej)
w leczeniu ran o czesciowej grubosci zwiqzanych z postacig dystroficzng
i postaciq granicznqg pecherzowego oddzielania sie naskorka u pacjentow
w wieku 6 miesiecy i starszych.

Aktualnie w tej populacji finansowane sq réznego typu opatrunki dostepne
na rynku.

Dowody naukowe

Dowody naukowe na skutecznos¢ wnioskowanej terapii sq bardzo ograniczone
i dotyczg jedynie szybkosci gojenia sie ran podatnych na gojenie odmiany
recesywnej postaci dystroficznej pecherzowego oddzielania sie naskorka.

Problem ekonomiczny

Lek nie jest efektywny kosztowo. ICUR kilkukrotnie przekracza prog ustawowy.
Refundacja spowoduje wzrost wydatkow ptatnika o kilkadziesigt min zt rocznie.

Gtowne arqgumenty decyzji

e Nieznany mechanizm dziatania produktu;
e Brak wiarygodnych dowoddw naukowych na skutecznosc;
® Razqcy brak efektywnosci kosztowej.
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Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt. 2 ustawy o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 930 z pdzn. zm.),
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 2024 r., poz. 146), z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej nr: 0T.423.0.5.2024
,Filsuvez (ekstrakt kory brzozowej) we wskazaniu leczenie ran o czeSciowej grubosci zwigzanych z postacig
dystroficzng i postacig graniczng pecherzowego oddzielania sie naskdrka u pacjentdw w wieku 6 miesiecy
i starszych”, data ukonczenia: 5.11.2024 r.



Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 128/2024 z dnia 18 listopada 2024 roku
w sprawie oceny leku Voxzogo (wosorytyd) w ramach programu
lekowego ,Leczenie pacjentéw z achondroplazjg (ICD-10: Q77.4)”

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne objecie refundacjq produktdow leczniczych:

e Voxzogo (vosoritidum), proszek i rozpuszczalnik do sporzqdzania roztworu
do wstrzykiwan, 0,4 mg, 10 fiol. proszku + 10 amp.-strzyk. 0,5 ml rozp. + 10
igiet + 10 strzyk., GTIN: 05391524462890,

e Voxzogo (vosoritidum), proszek i rozpuszczalnik do sporzqdzania roztworu
do wstrzykiwan, 0,56 mg, 10 fiol. proszku + 10 amp.-strzyk. 0,7 ml rozp. + 10
igiet + 10 strzyk., GTIN: 05391524462906,

e Voxzogo (vosoritidum), proszek i rozpuszczalnik do sporzqdzania roztworu
do wstrzykiwan, 1,2 mg, 10 fiol. proszku + 10 amp.-strzyk. 0,6 ml rozp. + 10
igiet + 10 strzyk., GTIN: 05391524462913,

w ramach programu lekowego , Leczenie pacjentow z achondroplazjq (ICD-10:

Q77.4)”, w ramach nowej grupy limitowej i wydawanie ich bezptatnie, pod

warunkiem zastosowania mechanizmow podziatow ryzyka zabezpieczajqcych

niepewnosci maksymalnych wydatkow pftatnika, a takze pozwalajgcych
na poprawe efektywnosci kosztowej.

Rada zgtasza nastepujgcq uwage do projektu programu lekowego: nalezy

precyzyjnie zdefiniowac kryterium dotyczqce oceny adekwatnej wydolnosci

narzgdowe.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Pismem z dnia 16.10.2024 r., znak PLR.4500.3686.2024.12.DGO,
PLR.4500.3687.2024.10.DGO, PLR.4500.3688.2024.10.DGO (data wptywu
do AOTMIT 16.10.2024 r.), Minister Zdrowia zlecit przygotowanie stanowiska
Rady Przejrzystosci w przedmiocie objecia refundacjq produktu leczniczego:
e Voxzogo, Vosoritidum, proszek i rozpuszczalnik do sporzgdzania roztworu
do wstrzykiwan, 0,4 mg, 10 fiol. proszku + 10 amp.-strzyk. 0,5 ml rozp. + 10
igiet + 10 strzyk., GTIN: 05391524462890,

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



Stanowisko Rady Przejrzystosci AOTMIT nr 128/2024 z dnia 18.11.2024 r.

e \Voxzogo, Vosoritidum, proszek i rozpuszczalnik do sporzgdzania roztworu
do wstrzykiwan, 0,56 mg, 10 fiol. proszku + 10 amp.-strzyk. 0,7 ml rozp. + 10
igiet + 10 strzyk., GTIN: 05391524462906,

e Voxzogo, Vosoritidum, proszek i rozpuszczalnik do sporzgdzania roztworu
do wstrzykiwan, 1,2 mg, 10 fiol. proszku + 10 amp.-strzyk. 0,6 ml rozp. + 10
igiet + 10 strzyk., GTIN: 05391524462913.

Whnioskowane wskazanie jest zgodne ze wskazaniem rejestracyjnym.
Whnioskowane wskazanie refundacyjne leku Voxzogo obejmuje leczenie
pacjentow z achondroplazjg w wieku co najmniej 4 miesiecy, ktorych nasady
kosci dtugich nie sq zamkniete. Rozpoznanie achondroplazji powinno byc¢
potwierdzone za pomocq odpowiedniego badania genetycznego. W dniu
24 stycznia 2013 r. Komisja Europejska przyznata status leku sierocego
(EU/3/12/1094) firmie  BioMarin  Europe Ltd. (Wielka  Brytania)
zmodyfikowanemu rekombinowanemu ludzkiemu peptydowi natriuretycznemu
typu C przeznaczonemu do leczenia achondroplazji. Produkt leczniczy Voxzogo
jest podawany jako codzienny podskorny zastrzyk. Objetos¢ podawanego
wosorytydu w zalecanej dawce zalezy od masy ciata chorego (wynosi
w przyblizeniu 15-30 ug/kg mc., gdzie wieksza dawka jest podawana
najmniejszym dzieciom). Terapii tym produktem leczniczym nalezy zaprzestac po
potwierdzeniu braku potencjatu dalszego wzrostu wskazanego przez szybkosc
wzrostu < 1,5 cm/rok i zamkniecie nasad kosci dtfugich. Produkt Voxzogo
dostepny byt w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowych (RDTL),
natomiast od sierpnia 2023 r. znajduje sie na liscie produktow leczniczych
niepodlegajgcych finansowaniu w ramach procedury ratunkowego dostepu
do technologii lekowych. Z danych uzyskanych od NFZ (baza SWIAD) wynika,
izw 2023 roku w ramach RDTL leczonych byto 17 pacjentow z rozpoznaniem
achondroplazji (ICD-10: Q77.4) Jednoczesnie pacjenci, ktorzy rozpoczeli leczenie
przed dniem obowigzywania wykazu, majg prawo do kontynuacji leczenia pod
warunkiem udowodnienia skutecznosci dotychczasowego leczenia.

Dodatkowo, zgodnie z obwieszczeniem Ministra Zdrowia z dnia 13 marca 2023 r.
w sprawie ogtoszenia jednolitego tekstu rozporzgdzenia Ministra Zdrowia
w sprawie swiadczenn gwarantowanych z zakresu leczenia szpitalnego (Dz.U.
2023 poz. 870z pozn. zm.) w ramach przedmiotowego wskazania (ICD-10: Q77.4)
mozliwe jest wykonanie refundowanego zabiegu operacyjnego z wykorzystaniem
procedur ICD-9 w ramach swiadczern gwarantowanych z zakresu lecznictwa
szpitalnego:
e 78.323 Metoda rozciggania z lub bez kortykotomii/ostotomii - kos¢
promieniowa/kos¢ tokciowa;
e 78325 Metoda rozciggania z lub bez kortykotomii/ostotomii - kos¢
udowa/miednica;
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e 78.327 Metoda rozciggania z lub bez kortykotomii/ostotomii - kos¢
piszczelowa/kosc strzatkowa.

Achondroplazja jest to rzadka, postepujgca i trwajgca cate Zycie choroba
o podtozu genetycznym, charakteryzujgca sie uposledzonym kostnieniem
sSrodchrzestnym oraz objawiajqgca sie nieproporcjonalnie ograniczonym i skrajnie
niskim wzrostem.

Cechy kliniczne achondroplazji obejmujg nieproporcjonalny niski wzrost,
rizomeliczne skrocenie koriczyn (skrdcenie proksymalnych czesci ciata),
makrocefalie z wypuktoscig czotowg, hipoplazje srodkowej czesci twarzy,
mniejszq niz przecietna klatke piersiowq, kifoze piersiowo-ledzwiowq, lordoze
ledzwiowq, nadmierng ruchomosc¢ stawow (przy ograniczonym wyproscie oraz
rotacji tokcia i biodra, pomimo ogdlnej wiotkosci biodra), wygiecie kosci
piszczelowej oraz brachydaktylie.

Achondroplazja prowadzi do wielu powiktan w zakresie funkcjonowania chorych
na roznych etapach zycia. Typowe powiktania sq bezposrednio zwiqzane
Z nieprawidfowym rozmiarem i ksztattem kosci lub sq ich wtornymi objawami
nieprawidtowego rozmiaru i ksztattu kosci. Ponadto, zaburzenia wzrostu miedzy
koscig endochondralnqg, a lezqgcymi pod nig narzqdami prowadzq do szeregu
problemdw ortopedycznych, neurologicznych, oddechowych, laryngologicznych
i stomatologicznych, ktore majg wptyw na chorych przez cate ich zycie.

Ucisk szyjno-czaszkowy i obturacyjny bezdech senny sq stanami zagrazajgcymi
zyciu oraz gtownymi czynnikami przyczyniajgcymi sie do wyziszego odsetka
nagtych zgonéw wsréd niemowlqgt. Smiertelnos¢ w populacji chorych
na achondroplazje jest wyzsza w pordwnaniu z dziecmi o srednim wzroscie
i wynosi okoto 4,0-7,8% w pierwszych 2 latach Zycia. Chociaz zwiekszone ryzyko
zgonu zpowodu achondroplazji jest najwyzsze u najmfodszych 0s0b,
Smiertelnos¢ jest wyzsza we wszystkich grupach wiekowych w porownaniu
zosobami o srednim wzroscie. Amerykanskie badania wskazujg na krotszq
0 10- 15 lat ogdlng sredniq dtugosc zycia w porownaniu z populacjq 0ogdlng.
Niemowleta i mate dzieci doswiadczajq opdznien w zakresie osiggania kamieni
milowych w rozwoju, w tym motoryki duzej, motoryki matej, komunikacji
i karmienia. W wieku siedmiu lat wiele dzieci z achondroplazjq nadal wymaga
pomocy opiekuna w zakresie podstawowej samoopieki, w  tym
ubierania/rozbierania, toalety, kqpieli i pielegnacji, a niektére dzieci nadal
wymagajq nadzoru w otoczeniu spotecznym.

U dorostych chorych najczesciej wystepuje przewlekty bol (u 64% chorych), ktory
u 70% dorostych chorych z achondroplazjg nie ustepuje nawet po laminektomii
ledzwiowej. Czestos¢ wystepowania objawowego zwezenia kregostupa wynosi
okoto 20% u osob w wieku 20 lat i 80% w wieku 60 lat. Zwezenie kregostupa moze
prowadzic¢ do uszkodzenia rdzenia kregowego.
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Dowody naukowe
Wiekszos¢ odnalezionych wytycznych zawiera przede wszystkim zalecenia
dotyczgce kompleksowego modelu opieki i wsparcia dla pacjentow

z achondroplazjq (AWMF 2023, Tofts 2023, Maghnie 2023, EAF 2022), a takze
w zakresie edukacji wigczajqcej i socjalizacji (SBP 2023). Ze wzgledu na trwaty,
gteboki oraz doswiadczany przez cate Zycie wptyw choroby na wszystkie obszary
funkcjonowania osoéb z achondroplazjq wytyczne zalecajq zapewnienie takim
osobom zintegrowanej opieki wielospecjalistycznej realizowanej przez
interdyscyplinarny zespot terapeutyczny doswiadczony w leczeniu achondroplazji
i dysplazji szkieletowych (Tofts 2023, Maghnie 2023, EAF 2022).

W brazylijskich wytycznych wosorytyd uznaje sie za skuteczny i bezpieczny
w leczeniu niskorostosci u pacjentow z achondroplazjq szczegdlnie tych, ktorzy
wczesnie rozpoczeli leczenie, aczkolwiek wosorytyd w tym kraju zostat
dopuszczony do stosowania u dzieci zachondroplazjq w wieku > 2 lat (SBP 2023).
Wosorytyd zostat wymieniony w niemieckich wytycznych jako jedyna opcja
leczenia przyczynowego achondroplazji u dzieci (AWMF 2023).

Wytyczne australijskie wskazujqg na prowadzone badania kliniczne dla kilku
terapii lekowych ukierunkowanych na leczenie achondroplazji, m.in. dla
wosorytydu, niemniej jednak informacja na temat wosorytydu nie zostata ujeta
w formie zalecenia (Tofts 2023). Z kolei autorzy wytycznych miedzynarodowych
odnotowujq pojawiajgce sie nowe, precyzyjne terapie achondroplazji
podkreslajgc  koniecznos¢ rewizji przedmiotowych wytycznych w celu
uwzglednienia nowych doniesien naukowych i wdrozenia najlepszych praktyk
postepowania terapeutycznego u osob z achondroplazjg (ICS 2022). Podobnie
w wytycznych brazylijskich podkresla sie potrzebe przeprowadzenia dalszych
badan z wczesnym rozpoczeciem leczenia wosorytydem w zakresie poprawy
mozliwosci leczenia takze innych objawdw achondroplazji (dysproporcja
koriczyn, zwezZenie kanatu wielkiego) (SBP 2023).

Wytyczne  miedzynarodowe oraz  potudniowoamerykanskie  wskazujg
na zalecenia w zakresie leczenia chirurgicznego niskorostosci, stenozy kanatu
wielkiego czaszki, obturacyjnego bezdechu sennego, kolana szpotawego,
dysfunkcji ucha srodkowego (Llerena 2022, ICS 2022), stenozy kregostupa,
opoZnienia rozwojowego, leczenia w zakresie ortodoncji i chirurgii twarzowo-
szczekowej (ICS 2022), leczenia wodogtowia u osob z achondroplazjq (Llerena
2022) oraz leczenia przeciwbdlowego (SBP 2023). Autorzy wytycznych
miedzynarodowych wskazujg na brak konsensusu w literaturze na temat leczenia
chirurgicznego niskorostosci osob z achondroplazjq z wykorzystaniem zabiegu
wydtuzania  konczyn  (ICS 2022). Z kolei autorzy  wytycznych
potudniowoamerykarskich oraz brazylijskich podkreslajg kontrowersyjnosc
wskazan do przeprowadzenia takiego zabiegu (Llerena 2022, SBP 2023).
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W toku wyszukiwania wytycznych klinicznych odnaleziono konsensus
Australijskiej Grupy Roboczej ds. wosorytydu (ang. Australian Vosoritide Working
Group, AVWG 2024) zawierajgcy zalecenia dotyczqgce optymalnego stosowania
wosorytydu u dzieci z achondroplazjq w Australii [Tofts 2024]. Odnaleziono
rowniez informacje o przygotowywanym opracowaniu NICE nt. zastosowania
wosorytydu w leczeniu achondroplazji u dzieci i mtodziezy ponizej 18 lat (NICE
2024 (tbc)).

W ramach wtgczonych do analizy badan z randomizacjq RCTs (111-206i111-301)
porownywano skutecznosc i bezpieczeristwo WOS wzgledem PLC w populacji
pediatrycznej pacjentow z potwierdzonq genetycznie achondroplazjq: badanie
111-3010d 5r.z. do <18 r.z., badanie 111-206 pacjentow od 3 do 59 mies. Zycia.
Oba RCTs stanowiq wieloosrodkowe, podwdjnie zaslepione, kontrolowane
placebo proby kliniczne, odpowiednio fazy 3 i 2, z okresem obserwacji i leczenia
pacjentow wynoszgcym 52 tygodnie. Ocena wiarygodnosci RCT wg narzedzia
RoB-2 wskazuje na niskie ryzyko btedu systematycznego.

Badania charakteryzowaty sie niskq liczebnosciq badanej proby (111-206: N=64
pacjentow poddanych randomizacji; n=32 w ramieniu WOS i n=32 w ramieniu
PLC; 111-301: N=121 pacjentow poddanych randomizacji, N=60 w grupie WOS,
N=61 w grupie PLC). Z uwagi na specyfike problemu zdrowotnego nie traktuje sie
powyzszego jako istotnego ograniczenia metodycznego.

Analiza danych dla bezpieczenstwa wskazuje, ze w czasie 52 tygodni obserwacji
w obu grupach badania 111-301 nie wystqpit zaden przypadek zgonu. Rowniez
w fazie przedtfuzonej badania nie odnotowano zadnego przypadku zgonu. Z kolei
w badaniu 111-206 w okresie 52 tygodni obserwacji wystqpit jeden przypadek
zgonu w grupie wosorytydu (WQOS).

Zarowno w badaniu 111-301 jak i 111-206 nie odnotowano istotnych
statystycznie rdznic w zakresie czestosci wystepowania ciezkich zdarzen
niepozgdanych. W badaniu 111-301 ciezkie zdarzenia niepozgdane (SAE)
raportowano tqcznie u 7 chorych (3 w grupie WOS i 4 w grupie placebo - PLC).
Zadne z ciezkich zdarzeri niepozgdanych nie zostato uznane przez badacza
za zwigzane z badanym lekiem. W najdtuzszym, dostepnym okresie obserwacji
(badania 111-301 i 111-302; data odciecia danych: wystgpienie
SAE raportowano u 22 (18,5%) chorych. Ciezkie zdarzenia niepozgdane zwigzane
Z badanym lekiem wystqpity jedynie u 2 chorych, natomiast SAE prowadzgce
do przerwania leczenia — u 1 chorego. W badaniu 111-206 SAE raportowano
tgcznie u 9 chorych (3 w grupie chorych randomizowanych do WOS i 6 w grupie
PLC) — brak istotnych statystycznie réznic pomiedzy grupami.

W obu RCTs (111-301, 111-206) nie odnotowano istotnych statystycznie réznic
pomiedzy grupami w odniesieniu do czestosci wystepowania zdarzen
niepozgdanych specjalnego zainteresowania (AESI), tj. ztamania. W badaniu 111-
301 ztamanie wystgpito wytqcznie u jednego pacjenta z grupy WOS. W badaniu
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111-206 ztamanie raportowano wytgcznie u jednego chorego w grupie placebo.
Nie odnotowano przypadkow wystgpienia jatowej martwicy kosci udowej,
mtodziericzego ztuszczenia gfowy kosci udowej, reakcji nadwrazliwosci o >3
stopniu nasilenia ani anafilaksji. Reakcje w miejscu wstrzykniecia, ISR o >2
stopniu nasilenia raportowano u 2 chorych w fazie przedtuzonej badania (111-
301i111-302). Nalezy podkresli¢, ze w badaniu 111-301 (oraz fazie przedtuzonej
111-302) raportowano wytgcznie TEAE specjalnego zainteresowania (AESI).
Zdarzenia niepozqdane zaistniate w czasie trwania leczenia (TEAE) raportowano
u wszystkich lub niemal wszystkich pacjentow w badaniach 111-301 i 111-206
(brak istotnych statystycznie rdznic pomiedzy grupami). Podobnie w fazie
przedtuzonej badania (111-208) TEAE wystqpity niemal u wszystkich badanych.
Na podstawie wynikow badan 111-301 i 111-302, stwierdzono wystepowanie
TEAE zwigzanych z badanym lekiem u 37 (31%) pacjentow, natomiast TEAE o0 > 3
stopnia nasilenia — u 20 (17%) chorych. Zaréwno w badaniu 111-301 jak i 111-
206 wsrdd TEAE w grupie WOS istotnie czesciej raportowano reakcje w miejscu
wstrzykniecia. Ponadto, na podstawie wynikow badania 111-301 istotnie czesciej
w grupie WOS obserwowano obrzek w miejscu wstrzykniecia, pokrzywke
w miejscu wstrzykniecia, natomiast na podstawie wynikow 111-206 — rumien
w miejscu wstrzykniecia, stwardnienie w miejscu wstrzykniecia. W badaniu 111-
206 istotnie czesciej raportowano wymioty w grupie pacjentow otrzymujgcych
placebo.

Autorzy badania wtdrnego Murton 2023 wskazujq, Ze do najczestszych zdarzen
niepozgdanych podczas stosowania wosorytydu zaliczono reakcje zwigzane
z podaniem leku. Wiekszos¢ obserwowanych zdarzen niepozqgdanych (AE) miata
nasilenie tagodne.

Wyniki dostepnych prob klinicznych interpretuje sie przy uwzglednieniu
niezaspokojonej potrzeby pacjentow z achondroplazjq — brak dostepnych opcji
leczenia (poza inwazyjng, bolesng metodq wydfuzania kosci koriczyn). Badania
RCTs wskazujg na korzysci w zakresie parametrow wzrostu tj. AGV, wspotczynnik
Z-score wzrostu w populacji pediatrycznej. Wykazana znamienna statystycznie
poprawa w zakresie AGV na korzys¢ wosorytydu wzgledem placebo w badaniu
111-301 (pacjenci od 5 do < 18 r.z.) byta spdéjna we wszystkich wstepnie
zdefiniowanych, analizowanych podgrupach. W odniesieniu do wynikéw AGV
w grupie mtodszych pacjentow (badanie 111-206) nalezy podkreslic,
ze najwiekszq korzys¢ w grupie WOS wzgledem PLC osiggnieto w Kohorcie 1,
obejmujqcej dzieci w wieku 224 do <60 mies. Ponadto, wyniki z badania 111-
301/302 w zakresie punktow korncowych odnoszgcych sie do wzrostu wskazujq
na potencjalne korzysci z zastosowania wosorytydu wzgledem populacji dzieci
zdrowych, jak rowniez wzgledem chorych nieleczonych.

Biorgc pod uwage przebieg choroby, jakq jest achondroplazja, poza bezposrednig
korzysciqg jakq niesie ze sobqg zwiekszenie wzrostu (mniejsza dyskryminacja,
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lepsza samoocena chorych), waznym elementem jest poprawa w zakresie innych
parametrow tj. jakosc¢ zycia, czy ztagodzenie powiktan dotykajgcych pacjentow
z achondroplazjq.

W zwiqgzku ze skutecznosciq terapii WOS w zakresie poprawy wzrostu chorych
potencjalnie mozna spodziewac sie pozytywnego wptywu badanej interwencji
na jakosc Zycia chorych. Dane z fazy przedtuzonej badania 111-302 dla 3-letniego
okresu obserwacji mogq sugerowac korzysci w zakresie poprawy jakosci zycia
(zmiana wyniku wg kwestionariuszu QoLISSY wzgledem wartosci poczgtkowych)
w subpopulacji pacjentow uzyskujgcych poprawe w zakresie parametru wzrostu
Z-score wzgledem chorych ogdtem. Dostepne dane obarczone sq niepewnosciq —
wskazuje sie na potrzebe dalszych badan dla potwierdzenia efektow
dtugoterminowych leczenia. Aktualnie, dostepne dane kliniczne umozliwiajgce
wnioskowanie nt. wptywu wosorytydu na ztagodzenie powiktan zwigzanych
z achondroplazjg sq ograniczone.

Wosorytyd jest pierwszq terapig lekowq ukierunkowang na przyczyne choroby,
ktora posiada akceptowalny profil bezpieczeristwa. Do najczestszych zdarzen
niepozqgdanych, jakie wystgpity podczas stosowania wosorytydu, zaliczono
reakcje miejscowe zwigzane z podaniem leku, wiekszos¢ obserwowanych AE
miata nasilenie tagodne oraz byta przemijajqca.

Wedtug informacji przedstawionych przez wnioskodawce produkt leczniczy
Voxzogo jest finansowany w 18 krajach UE i EFTA (na 30 wskazanych).

W rekomendacjach pozytywnych zwraca sie gfownie uwage na wysoki stosunek
korzysci  klinicznych (skutecznos¢) wzgledem bezpieczeristwa produktu
leczniczego, umiarkowangq korzysc kliniczng (CAV lll) w sciezce terapeutycznej
populacji pacjentow z achondroplazjq w poréwnaniu z dotychczasowym
postepowaniem medycznym (HAS 2021), brak dostepnych alternatywnych form
terapii achondroplazji, niezaspokojong potrzebe medyczng w leczeniu
achondroplazji, w przypadku ktorej jedynym dotychczas postepowaniem
terapeutycznym byto leczenie objawowe (HAS 2021, PBAC 2022), znaczng
poprawe skutecznosci w porownaniu z BSC w przypadku niektorych pacjentow
zachondroplazjq, wysokg dodatkowqg wartos¢ terapeutyczng zwiqzang
z dostepem do wosorytydu (PBAC 2022), istotne korzysci kliniczne w zakresie
zwiekszenia szybkosci wzrostu u dzieci zachondroplazjg w wieku co najmniej 2 lat
nie wptywajgce na Smiertelnos¢ i ogolnqg jakos¢ zycia (G-BA 2024) oraz
niewymierne dodatkowe korzysci ze stosowania wosorytydu wzgledem
najlepszego leczenia wspomagajgcego (BSC) u pacjentow z achondroplazjg
w wieku od >4 miesiecy do <2 lat oraz w wieku co najmniej 2 lat, u ktorych nasady
kosci dtugich nie sq zamkniete (G-BA 2024, G-BA 2024a).

W rekomendacjach negatywnych zwraca sie gtdwnie uwage na ograniczongq ilosc¢
danych klinicznych, bardzo wysoki koszt, znaczqcy wpfyw na budzet, brak
wykazania efektywnosci kosztowej wosorytydu (NCPE 2023), wysoki poziom
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niepewnosci niektérych parametrow w dokumentacji producenta leku,
przekroczenie akceptowalnego progu optacalnosci niezaleznie od ciezkosci
choroby oraz  wysokg niepewnos¢ analiz gtdwnie z powodu braku
rozstrzygajgcych dowodow ustanawiajgcych wyrazny zwiqgzek miedzy wzrostem
a jakosciq zycia zwiqzangq ze zdrowiem oraz powiktaniami (TLV 2023).

W 1 rekomendacji wskazano rekomendowane warunki objecia refundacjg
ocenianej terapii. Rekomendacje wtoskie przewidujg mozliwosc petnej refundacji
wosorytydu wytgcznie pod warunkiem jego wydawania w szpitalu i pod
specjalistycznym nadzorem (AIFA 2023).

Problem ekonomiczny

Wg danych otrzymanych z bazy SWIAD, w 2022 i 2023 roku odpowiednio 4 i 17
pacjentow z achondroplazjq otrzymywato leczenie w RDTL.

Uzyskane wyniki CUA wskazujq na brak efektywnosci kosztowej terapii
z wykorzystaniem wosorytydu. Zgodnie z oszacowaniami Whnioskodawcy,
stosowanie wosorytydu w miejsce BSC jest drozsze i skuteczniejsze. Oszacowany
ICUR dla poréwnania WOS vs BSC z perspektywy ptatnika publicznego (tozsamej
z perspektywqg wspolng) wynidst 1 069 650,40 zt/QALY (dla wszystkich
wnioskowanych prezentacji leku). Wartos¢ ta znajduje sie powyzej progu
optacalnosci o ktorym mowa w ustawie o refundacji.

Analiza ekonomiczna posiada ograniczenia metodyczne, wynikajgce gftownie
z ograniczen dostepnych danych. Kluczowym Zrodtem niepewnosci w modelu
jest powiqzanie zwiekszania rocznej szybkosci wzrostu z uzyskiwanym efektem
klinicznym obserwowanym u chorych. Podejscie to byfo rowniez kwestionowane
w zagranicznych procesach refundacyjnych.

Przyjeto 2-letni horyzont czasowy analizy wptywu na budzZet pftatnika,
co w kontekscie  kontynuowania  terapii przez kilkanascie lat jest
niewystarczajgce.

Wedtug oszacowan wnioskodawcy objecie refundacjq leku Voxzogo w populacji
wnioskowanej z perspektywy ptatnika publicznego bedzie zwigzane ze wzrostem
naktadow w wysokosci 142,12 min PLN w | roku analizy oraz 177,49 min PLN w |l
roku obowiqzywania decyzji refundacyjnej (wariant prawdopodobny).

Gtowne argumenty decyzji

e Niezaspokojona potrzeba zdrowotna.

o Wosorytyd jest pierwszq terapiq lekowq, ktdra jest umiarkowanie skuteczna
i posiada akceptowalny profil bezpieczenstwa.

o Nieakceptowalny koszt terapii, ktory wymaga propozycji instrumentu
dzielenia ryzyka.



Stanowisko Rady Przejrzystosci AOTMIT nr 128/2024 z dnia 18.11.2024 r.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt. 2 ustawy o refundacji lekow, srodkéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 930 z p6zn. zm.),
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 2024 r., poz. 146), z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej nr: WS.423.4.2024
»Whniosek o objecie refundacjg leku Voxzogo (wosorytyd) w ramach programu lekowego: »Leczenie pacjentéw
z achondroplazjg (ICD-10: Q77.4)«”; data ukonczenia: 7.11.2024 r.
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! podstawa prawna zakreslen danych objetych tajemnicg przedsiebiorcy bedgcego wnioskodawcg w rozumieniu ustawy z dnia
12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych
(Dz. U. z 2023 r., poz. 826 z p6zn. zm.)

2 podstawa prawna zakreslen w analizie weryfikacyjnej Agencji danych objetych tajemnicg przedsiebiorcy bedgcego
wnioskodawca w rozumieniu ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekow, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2023 r., poz. 826 z p6zn. zm.)
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Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 180/2024 z dnia 18 listopada 2024 roku
o projekcie programu ,,Profilaktyka inkontynencji wsrod mieszkanek
Poznania w wieku 30+ na lata 2025-2027"

Rada Przejrzystosci negatywnie opiniuje projekt programu polityki zdrowotnej
,Profilaktyka inkontynencji wsrod mieszkanek Poznania w wieku 30+ na lata
2025-2027".

Uzasadnienie

Przedmiotem oceny jest projekt programu polityki zdrowotnej zaplanowany
do realizacji przez Miasto Poznan pn. ,Profilaktyka inkontynencji wsrod
mieszkanek Poznania w wieku 30+ na lata 2025-2027”, ktory zaktada realizacje
dziatan edukacyjnych skierowanych zaréwno do uczestnikdow, jak i do kadry
medycznej i personelu socjalno-opiekuriczego, a takze dziatan z zakresu
diagnostyki i rehabilitacji nietrzymania moczu u kobiet.

Nietrzymanie moczu, (NTM, inkontynencja) jest powaznym i ztozonym
problemem, ktory obniza komfort Zzycia i wystepuje najczesciej u 0s0Ob
w podesztym wieku oraz kobiet w okresie okotoporodowym, jednakie moze
zdarzac sie w kazdym wieku i u obu pfci. Wedtug stanowiska International
Continence Society (ICS), NTM to mimowolna utrata moczu stwierdzana
obiektywnie jako problem higieniczny i spoteczny. NTM jest nastepstwem
naktadania sie réznych chordb lub standw na fizjologiczne zmiany inwolucyjne
w obrebie uktadu moczowego. Moze miec¢ charakter: przejsciowy (w zwigzku
z roznymi stanami patologicznymi) lub utrwalony (zaburzenia w dolnym odcinku
drog moczowych). Problem ten czesciej wystepuje u kobiet niz u mezczyzn.

Populacje docelowq programu stanowiq kobiety powyzej 30 r.z. mieszkajgce
w Poznaniu, z populacji wysokiego ryzyka wystgpienia chorob zaliczanych
do grupy dolegliwosci dolnych drég moczowych (w zakresie dziatan
terapeutycznych), a takze dorosli mieszkarcy Poznania (w zakresie dziatan
edukacyjnych) oraz personel medyczny i personel socjalno-opiekuriczy
(w zakresie dziatan szkoleniowych).

Whnioskodawca w odniesieniu do regionalnych danych epidemiologicznych
powotat sie na poprzedniqg edycje Map Potrzeb Zdrowotnych (MPZ) przytaczajgc
dane z 2016 r. w zakresie zapadalnosci rejestrowanej oraz chorobowosci
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w zakresie NTM, a takze hospitalizacji z powodu tego schorzenia, natomiast
w MPZ na lata 2022-2026 nie przedstawiono danych epidemiologicznych
na ten temat. Zapadalnosc rejestrowana dla rozpoznan z grupy NTM wyniosta
w 2016 roku 49,8 tys. przypadkow w Polsce (wspdtczynnik zapadalnosci
rejestrowanej 129,5 /100 tys. 0osob) oraz 4,0 tys. przypadkéw w wojewddztwie
wielkopolskim (wspdtczynnik zapadalnosci rejestrowanej — 113,5/100 tys. 0sob).
Wedtug oszacowari w Polsce chorobowos¢ wynosi 403,7 tys. (1,1 tys./100 tys.
0s0b), a w wojewddztwie wielkopolskim — 35,8 tys. osob”, z ktorych ponad 80%
stanowity kobiety.

W projekcie wskazano, Ze interwencja w postaci ,zaje¢ edukacyjnych”
skierowana zostanie do ,cafej dorostej populacji zamieszkujgcej Poznan
spetniajgcej kryteria wtgczenia”, a szczegdlnie do kobiet powyzej 30 r.z., ktore
znajdujq sie w grupie ryzyka NTM (u ktdrych wystepuje co najmniej jeden czynnik
ryzyka zdefiniowany w projekcie). Kolejne interwencje skierowane zostang
juz wytqcznie do mieszkanek Poznania powyzej 30 r.z.. Interwencja w postaci
Jlekarskiej wizyty diagnostyczno-terapeutycznej — konsultacja urologiczna
lub ginekologiczna” ma zostac skierowana do tych kobiet, ktdre ,,przy dziataniach
informacyjno-edukacyjnych w formularzu zgtoszeniowym zadeklarujq obecnos¢
co najmniej jednego z czynnikow wysokiego ryzyka wystgpienia chorob
zaliczanych do grupy dolegliwosci dolnych drog moczowych”. Z kolei ,,pogtebiona
diagnostyka medyczna” kierowana bedzie do kobiet, u ktorych lekarz urolog
lub ginekolog w trakcie realizowanej w ramach programu konsultacji stwierdzi
koniecznos¢ przeprowadzenia pogtebionej diagnostyki pod kgtem NTM,
a dziatania z zakresu rehabilitacji urologicznej skierowane zostang do kobiet,
u ktorych  lekarz  stwierdzi  koniecznos¢  przeprowadzenia  leczenia
zachowawczego. Dodatkowo, w programie zaplanowano przeprowadzenie
szkolen wsrod o0sob z personelu medycznego, pracownikow socjalnych
udzielajgcych ustug opiekunczych, profilaktykow, pracownikow instytucji
spotecznych (np. MOPS, domdw seniora) udzielajgcych swiadczen i ustug
na terenie  Poznania, majgcych kontakt z uczestnikami programu,
w szczegdlnosci: 0sob realizujgcych dziatania informacyjno-edukacyjne oraz
lekarzy przeprowadzajgcych wizyty diagnostyczno-terapeutyczne. W projekcie
szczegotowo opisano kryteria wigczenia i wykluczenia z udziatu w programie,
przy czym kryteria wiqczenia podzielono na kryteria ogdlne oraz medyczne.
Przedstawiono rowniez szczegofowe kryteria wigczenia i wykluczenia
dla poszczegdlnych etapow programu.

W tresci projektu nie przedstawiono informacji w zakresie liczby osob, ktora
bedzie mogta wzig¢ udziat w programie. Wskazano jedynie, ze , uczestnicy bedg
przyimowani do momentu osiggniecia limitu osob, jaki zadeklarowat realizator
w ofercie”. Dodatkowo, w budzZecie programu zaplanowano rocznie realizacje



Opinia Rady Przejrzystosci AOTMIT nr 180/2024 z dnia 18.11.2024 r.

300 lekarskich wizyt diagnostyczno-terapeutycznych, 100 badan USG, 50 badan
urodynamicznych oraz 50 sesji rehabilitacji uroginekologicznej.

Oceniany projekt programu zawiera interwencje, ktore czesciowo powielajg
Swiadczenia dostepne w ramach Swiadczen gwarantowanych
w AOS (m.in. w zakresie konsultacji specjalistycznych oraz badar USG). Jednakze
zaplanowano w nim takze realizacje roznego rodzaju dziatan edukacyjnych,
a takze szkolenia dla personelu medycznego i kompleksowq diagnostyke
i rehabilitacje dla kobiet z problemem nietrzymania moczu, co stanowi wartos¢
dodang do swiadczen finansowanych ze srodkow publicznych. Wnioskodawca
w projekcie zaznaczyt, Zze ,udzielanie swiadczen przez realizatora w ramach
programu nie bedzie wpfywafo w zaden sposdb na Swiadczenia zdrowotne
finansowane przez Narodowy Fundusz Zdrowia” oraz ze ,,planowang interwencje
mozna traktowac jako uzupetnienie swiadczen gwarantowanych”. Zaplanowane
interwencje sq zgodne z zaleceniami wytycznych i opiniami ekspertow.

Realizatorem programu bedzie podmiot, wyfoniony w drodze konkursu ofert,
co pozostaje w zgodzie z zapisami ustawowymi.

Program ma byc realizowany w latach 2025-2027. Planowane koszty catkowite
zostaty oszacowane na 900 000 zt. Program ma byc¢ finansowany z budzetu
Miasta  Poznania. Dopuszczono rowniez mozliwos¢ dofinansowania
do 40% kosztow realizacji programu ze srodkow Wielkopolskiego Oddziatu
Narodowego Funduszu Zdrowia.

Uwagi Rady:

e Nie zdefiniowano, co oznacza wskazany w celu gtownym ,wysoki poziom
wiedzy”. Nie wskazano uzasadnienia dla przyjetej wartosci docelowej.

e C(Cel szczegotowy nr 1 — nie zdefiniowano co oznacza ,,wysoki poziom wiedzy”.
Cel szczegotowy nr 2 stanowi powielenie celu gfownego. Cele szczegotowe
nr3 oraz nr 4 nie odnoszq sie do efektu zdrowotnego. Nie wskazano
uzasadnienia dla przyjetych wartosci docelowych.

e Mierniki dotyczgce wiedzy uczestnikow nie sq do korica spdjne z celami.
Wskazniki nr 4 i 5 nie odnoszq sie bezposrednio do celdow programu
(ze wzgledu na nieprawidtowo sformutowane cele), mogq natomiast zostac
wykorzystane w ramach ewaluacji.

e Projekt zawiera niescistosci w zakresie populacji docelowej zajec
edukacyjnych. Nie przedstawiono informacji w zakresie liczby osob, ktora
bedzie mogta wzig¢ udziat w programie.

e Czynniki ryzyka wystgpienia NTM wskazane w kryteriach medycznych
nie sq do konca precyzyjne. Nie wskazano sposobow pomiaru czesci kryteriow
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wigczenia do programu. Projekt zawiera niescistosci w zakresie warunkow,
jakie powinny spetniac¢ osoby, aby wzigc¢ udziat w dziataniach edukacyjnych.
W projekcie nie przedstawiono szczegdfow dotyczqcych rekrutacji
uczestnikow. Rekrutacja/kwalifikacja do udziatu w programie zostata
uwzgledniona w dwdch etapach PPZ.

W projekcie wystepujq niespdjnosci miedzy populacjq docelowqg szkolen
dla personelu a opisem samej interwencji. Nie odniesiono sie do czasu trwania
szkolen dla personelu, ani liczebnosci grup, ktore bedq braty w nich udziat.
Nie przedstawiono konkretnych dziatan w zakresie ,,zajec edukacyjnych”, jakie
majq zostac przeprowadzone, a jedynie dziatania mozliwe do realizacji.
Do projektu nie dofgczono wzorow testow wiedzy.

Z tresci projektu nie wynika, czy stosowanie kalendarza mikcji bedzie
interwencjq przeprowadzanqg u wszystkich uczestniczek, czy tez bedzie
to jedynie interwencja opcjonalna.

Nie doprecyzowano warunkdw przekazywania uczestniczkom wynikdw badan
przeprowadzanych w ramach diagnostyki pogtebione;.

Nie wskazano konkretnego katalogu cwiczen dostepnych dla uczestniczek
w ramach rehabilitacji uroginekologicznej, a jedynie opisano rézne rodzaje
¢wiczen.

Do projektu nie dotqgczono wzoru ankiety satysfakcji.

W przypadku kosztdow jednostkowych pogtebionej diagnostyki przedstawiono
jedynie koszty badania USG oraz badania urodynamicznego, podczas
gdy w projekcie wskazano na mozliwosc¢ realizacji w ramach tej interwencji
rowniez cystoskopii.

Nie przedstawiono kosztow monitorowania i ewaluacji programu.

Zasadne jest uzywanie polskiej terminologii — nietrzymanie moczu.

Gtowne argumenty decyzji:

Zle zdefiniowana grupa docelowa;

Nieprecyzyjnie okreslone interwencje.

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 2024 r., poz. 146),
z uwzglednieniem raportu nr: 0T.431.73.2024 ,,Profilaktyka inkontynencji wsréd mieszkanek Poznania w wieku
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30+ na lata 2025-2027” realizowany przez: Miasto Poznan, Warszawa, listopad 2024 oraz Aneksu do raportéw
szczegotowych: ,Programy z zakresu profilaktyki nietrzymania moczu u kobiet — wspdlne podstawy oceny”
zmarca 2018 r.



