Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

BP.401.3.2024.AG

Protokot z posiedzenia
Rady Przejrzystosci nr 7/2024
w dniu 12 lutego 2024 roku

Tomasz Pasierski otworzyt posiedzenie o godzinie 10:00.

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

Damian Czyzewski
Matgorzata Dziedziak
Dorota Kilarska
Marcin Lipowski
Adam Maciejczyk
Tomasz Mtynarski
Tomasz Pasierski
Tomasz Romanczyk

. Janusz Szyndler

10. Monika Urbaniak

LNV A WDNE

Proponowany porzadek obrad:

1.

6.

Ustalenie ewentualnych konfliktdw intereséw cztonkéw Rady. Omdwienie i przyjecie porzadku
obrad Rady.
Przygotowanie stanowiska w sprawie zbadania zasadnosci wydawania zgdd na refundacje
produktu leczniczego Keveyis (dichlorphenamide) we wskazaniach:

¢ hiperkaliemiczne porazenie okresowe;

¢ hipokaliemiczne porazenie okresowe.
Przygotowanie opinii w sprawie objecia refundacjg lekéw zawierajgcych substancje czynna
oksaliplatyna w ramach katalogu chemioterapii we wskazaniach pozarejestracyjnych
wynikajgcych z tresci zatgcznika C.46.b OXALIPLATIN.
Przygotowanie opinii o projekcie programu polityki zdrowotnej jednostki samorzadu
terytorialnego ,,Program polityki zdrowotnej w zakresie diagnozowania i leczenia nieptodnosci
dla mieszkarncow miasta Zgorzelec na lata 2024-2028".
Przygotowanie opinii o projekcie programu polityki zdrowotnej jednostki samorzadu
terytorialnego ,,Program polityki zdrowotnej w zakresie rozszerzenia dostepnosci nowoczesnych
instrumentalnych metod diagnostyki i rehabilitacji dzieci z mézgowym porazeniem dzieciecym na
terenie wojewddztwa mazowieckiego”.
Zakonczenie posiedzenia.

Ad 1. Zaden z cztonkdw Rady nie zadeklarowat konfliktu intereséw.

Rada jednogtosnie (10 gtosdw ,,za”) przyjeta porzadek obrad.

Ad 2. Analityk Agencji zaprezentowat najwazniejsze informacje z raportu w sprawie zbadania

zasadnosci wydawania zgdéd na refundacje produktu leczniczego Keveyis (import docelowy)

we wskazaniach: hiperkaliemiczne porazenie okresowe, hipokaliemiczne porazenie okresowe.
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We wstepnej dyskusji udziat wzieli: Janusz Szyndler i Tomasz Pasierski.
Projekt stanowiska Rady przedstawit Tomasz Romanczyk.
W dalszej dyskusji uczestniczyli: Janusz Szyndler, Tomasz Pasierski i Tomasz Romanczyk.

Po doprecyzowaniu tresci uchwaty, Prowadzacy zarzadzit gtosowanie, w wyniku ktdérego Rada
jednogtosnie (10 gtoséw ,,za”) uchwalita pozytywne stanowisko (zatgcznik nr 1 do protokotu).

Ad 3. Analityk Agencji omowit raport dot. objecia refundacjg lekéw zawierajgcych substancje czynna
oksaliplatyna w ramach katalogu chemioterapii we wskazaniach pozarejestracyjnych wynikajacych
z tresci zatgcznika C.46.b OXALIPLATIN.

Projekt opinii Rady przedstawit Marcin Lipowski.

W zwigzku z brakiem gtosow, Prowadzacy zarzadzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada jednogtosnie
(10 gtoséw ,,za”) uchwalita pozytywna opinie (zatagcznik nr 2 do protokotu).

Ad 4. Analityk Agencji omoéwit program polityki zdrowotnej jednostki samorzadu terytorialnego
z zakresu diagnozowania i leczenia nieptodnosci dla mieszkaricéw miasta Zgorzelec na lata 2024-2028.

Projekt opinii Rady przedstawit Tomasz Mtynarski.
W dyskusji uczestniczyli: Monika Urbaniak, Tomasz Pasierski i Janusz Szyndler.

Prowadzacy zarzadzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada 9 gtosami ,za”, przy 1 glosie ,przeciw”
(10 0sdb obecnych) uchwalita pozytywnga opinie (zatgcznik nr 3 do protokotu).

Ad 5. Analityk Agencji podsumowat raport dot. rozszerzenia dostepnosci nowoczesnych
instrumentalnych metod diagnostyki i rehabilitacji dzieci z mdézgowym porazeniem dzieciecym
na terenie wojewdédztwa mazowieckiego.

We wstepnej dyskusji gtos zabrali: Janusz Szyndler, Tomasz Romanczyk, Dorota Kilariska i Tomasz
Pasierski.

Projekt opinii Rady przedstawita Dorota Kilanska, a gtos w dyskusji Rady zabrali: Dorota Kilanska,
Tomasz Pasierski i Tomasz Romanczyk.

Prowadzacy zarzadzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada jednogtosnie (10 gtoséw ,za”) uchwalita
negatywng opinie (zatgcznik nr 4 do protokotu).

Ad 6. Prowadzacy zakoniczyt posiedzenie o godzinie 11:23.
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Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 12/2024 z dnia 12 lutego 2024 roku
w sprawie zasadnosci wydawania zgdd na refundacje leku Keveyis
(dichlorphenamide) we wskazaniach: hiperkaliemiczne porazenie
okresowe, hipokaliemiczne porazenie okresowe

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne wydawanie zgdd na refundacje leku
Keveyis (dichlorohenamide) we wskazaniach:

e hiperkaliemiczne porazenie okresowe;
e hipokaliemiczne porazenie okresowe,

pod warunkiem zastosowania go u pacjentow, u ktorych wykorzystano
w leczeniu dostepne na terenie Polski rekomendowane metody leczenia lub
istniejq przeciwwskazania do prowadzenia terapii z uzyciem takich metod.

Uzasadnienie
Problem decyzyjny

Dichlorofenamid obok acetazolamidu jest wskazany jako opcja leczenia
przewlektego w zapobieganiu atakom choroby w hiperkaliemicznym porazeniu
okresowym oraz hipokaliemicznym porazeniu okresowym.

Stanowisko Rady Przejrzystosci nr 75/2017 oraz rekomendacja Prezesa
nr 46/2017 wydane na podstawie opracowania nr 0T.431.4.2017 (nr zlecenia w
BIP 032/2017) we wskazaniach: hiperkaliemiczne porazenie okresowe,
hipokaliemiczne porazenie okresowe byty negatywne, z powodu braku badan
poréwnujgcych dichlorofenamid (DCP) ze wskazanymi komparatorami,
potwierdzajgcych  skutecznos¢ dichlorofenamidu  wzgledem technologii
alternatywnych w ocenianych wskazaniach.

Nalezy zaznaczyc, ze w obecnym zleceniu przekazano dodatkowe informacje,
iz w leczeniu porazenia okresowego hipokaliemicznego oraz porazenia
okresowego hiperkaliemicznego pacjenci stosowali acetazolamid, bez efektu
klinicznego.

Dowody naukowe

Odnaleziono 4 dokumenty wytycznych tj.: prace zbiorowe ekspertow klinicznych:
Matthews z 2023 r. oraz Jitpimolmard z 2020 r. dot. zalecen postepowania
z kanatopatiami miesni szkieletowych u dzieci, prace zbiorowq ekspertow
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z 2020 r. (Stunnernberg 2020) dotyczqcq terapii miotoniii niedystroficznych oraz
prace zbiorowq ekspertow z 2018 r. (Statland 2018) dot. leczenia porazen
okresowych.

Dichlorofenamid obok acetazolamidu jest wskazany jako opcja leczenia
przewlektego w zapobieganiu atakom choroby w hiperkaliemicznym porazeniu
okresowym (Stunnenberg 2020, Statland 2018, lJitpimolmard 2020) oraz
hipokaliemicznym porazeniu okresowym (Statland 2018, Jitpimolmard 2020).
Wedtug Statland 2018 dichlorofenamid wiqgze sie ze zmniejszeniem czestotliwosci
atakdéw hipokalemicznych, zmniejszeniem nasilenia i czasu trwania atakow
podczas przewlektego leczenia, dodatkowo wytyczne Jitpimolmard 2020
wskazujq na lepszq jakos¢ dostepnych dowoddw naukowych na stosowanie
dichlorofenamidu w porownaniu do acetazolamidu.

Jako inne opcje leczenia przewlektego hiperkaliemicznych porazen okresowych
(zapobieganie atakom) wskazywane sq: blokery kanatow sodowych
(Jitpimolmard 2020, Stunnernberg 2020) i blokery kanatu wapniowego
(Stunnernberg 2020) oraz diuretyki (Jitpimolmard 2020, Statland 2018).

Autorzy odnalezionych publikacji zwracajg uwage na potrzebe dalszych badan
nad poszukiwaniem skutecznych rozwiqgzan terapeutycznych leczenia porazen
okresowych.

W ramach wyszukiwania wytycznych klinicznych w 2017 r. (0T.431.4.2017
Keveyis) odnaleziono dwa dokumenty niemieckiej organizacji DGN (Deutsche
Gessellschaft fur Neurologie) dotyczqcych leczenia hiperkaliemicznego
i hipokaliemicznego porazenia okresowego. Odnalezione wytyczne jako
profilaktyke atakow w hiperkaliemicznym porazeniu okresowym wskazaty leki
moczopedne | acetazolamid, natomiast w porazeniu hipokaliemicznym
dichlorofenamid, acetazolamid i leki moczopedne.

W ramach aktualizacji wyszukiwania odnaleziono jedynie analizy post-hoc
(Sansone 2021 i Ciafaloni 2019) do badan uwzglednionych w poprzednim
raporcie AOTMIT oraz przeglgd Desaphy 2021, ktory takze uwzglednia badania
przedstawione w poprzednim raporcie.

W poprzednim raporcie Agencji nr OT.431.4.2017 wskazano, ze gtownym
ograniczeniem analizy jest brak badan porédwnujgcych DCP z acetazolamidem
i hydrochlorotiazydem, wskazywanymi przez ekspertow i rekomendacje kliniczne
jako technologie alternatywne dla dichlorofenamidu w leczeniu HOP i HIP.
Publikacja Sansone z 2021 jest analizq post-hoc do badania Sansone 2016,
uwzglednionego w raporcie AOTMIT 2017, w ktdrej przedstawiono
dtugoterminowe wyniki dot. skutecznosci i bezpieczenstwa stosowania
dichlorofenamidu u pacjentow z pierwotnym porazeniem okresowym (hiper-
i hipokaliemicznym), ktdrzy ukoriczyli 61-tygodniowy okres badania Sansone
2016. W ocenie autorow badanie potwierdzito, Ze stosowanie dichlorofenamidu
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pozostaje bezpieczne i skuteczne w przypadku przewlektego stosowania,
natomiast odnotowane zdarzenia niepozqgdane (parestezje, dziatania
niepozgdane zwigzane z funkcjami poznawczymi) byty u wiekszosci pacjentow
mozliwe do opanowania.

Dichlorofenamid jest jedynq zatwierdzonq przez FDA metodq leczenia zarowno
hipokaliemicznego, jak i hiperkaliemicznego porazenia okresowego, podczas gdy
wszystkie inne opcje opierajq sie na indywidualnej wiedzy klinicznej.

Problem ekonomiczny

W okresie maj 2021 — sierpienn 2023 r. wydano fqcznie 6 zgdod na refundacje
produktu Keveyis (w tym 4 zgody na refundacje leku podmiotu odpowiedzialnego
Strongbridge Biopharma (12 opakowarn) oraz 2 podmiotu Xeris Pharmaceuticals
(6 opakowan)) dla 4 pacjentéow w analizowanych wskazaniach, a tgczna kwota
zgod na refundacje wyniosta ok. 1,40 min zt.

Do pisma zlecajgcego MZ zatgczono informacje, ze w ramach importu
docelowego w okresie maj 2021 — sierpiert 2023 r. nie sprowadzano innych
produktdw leczniczych w analizowanych wskazaniach.

Zgodnie z raportem Agencji nr OT.4211.15.2021 w 2020 r. wydano ponadto
2 zgody na refundacje produktdw zawierajqgcych meksyletyne w ramach importu
docelowego we wskazaniu porazenie okresowe hiperkaliemiczne (dla jednego
unikalnego numeru PESEL) na kwote tgcznie 5 524 z1.

Na podstawie opinii ekspertow przedstawionych w raporcie AOTMIT z 2017 r.
mozna oszacowac populacje docelowg na maksymalnie 20 osdb rocznie we
wskazaniu hiperkaliemiczne porazenie okresowe | 120 o0sob rocznie we
wskazaniu hipokaliemiczne porazenie okresowe, a zatem ftqgcznie populacja
docelowa bedzie wynosita nie wiecej niz 140 osob rocznie, a jak wyzej zaznaczono
wydano tgcznie 6 zgdd na refundacje produktu Keveyis (18 opakowan leku) dla
4 pacjentow w analizowanych wskazaniach. Oznacza to, Ze oszacowanie
populacji docelowej na podstawie opinii ekspertow klinicznych moze miec
charakter konserwatywny, a tym samym zawyzac¢ wyniki uproszczonej analizy
wpfywu na budzet.

Gtowne argumenty decyzji:

e dichlorofenamid wigze sie ze zmniejszeniem czestotliwosci atakow
hipokalemicznych i hiperkalemicznych, zmniejszeniem nasilenia i czasu
trwania atakdw podczas przewlektego leczenia;

e ek znajduje wsparcie w wytycznych towarzystw naukowych.
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Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 31h ust. 2 w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 1 ustawy z 27 sierpnia 2004 r.
o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 146) oraz w zw.
z art. 39 ust. 3 ustawy z 12 maja 2011 r. o refundacji lekow, srodkow spozywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2023 r., poz. 2555 z poz. 826), z uwzglednieniem opracowania
nr: 0T.4211.34.2023 ,Keveyis (dichlorofenamid) we wskazaniach: hiperkaliemiczne porazenie okresowe,

hipokaliemiczne porazenie okresowe”; data ukoriczenia opracowania: 8 lutego 2024 r. bedacego aneksem do
opracowania nr: 0T.431.4.2017



Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 17/2024 z dnia 12 lutego 2024 roku
w sprawie objecia refundacjg lekdw zawierajgcych substancje czynng
oksaliplatyna w zakresie wskazan do stosowania lub dawkowania,
lub sposobu podawania odmiennych niz okreslone w Charakterystyce
Produktu Leczniczego, tj. w leczeniu raka przetyku, raka drog
z6tciowych oraz chtoniakdw

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne objecie refundacjq lekow zawierajgcych
substancje czynnq oksaliplatyna, w zakresie wskazan do stosowania
lub dawkowania, Ilub sposobu podawania odmiennych niz okreslone
w Charakterystyce Produktu Leczniczego tj.:

e (15 nowotwor ztosliwy przetyku;

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadnqg kontynuacje refundacji lekow
zawierajgcych substancje czynng oksaliplatyna w ponizszych wskazaniach
pozarejestracyjnych:

e (22 nowotwor  ztosliwy  wgqgtroby i  przewoddw  Zdfciowych
wewngtrzwqtrobowych;

o C22.1rak przewodow Zofciowych wewngqtrzwgtrobowych;
e (23 nowotwor ztosliwy pecherzyka Zotfciowego;
e (24 nowotwdr ztosliwy innych i nieokreslonych czesci drog zotciowych;
o (€24.0 zewnqgtrzwgtrobowe drogi Zzofciowe;
o C24.1 brodawka wieksza dwunastnicy Vatera;
o (€24.8 zmiana przekraczajgca granice drdg zotfciowych;
o C24.9 drogi zéfciowe, nieokreslone;
e (81 choroba Hodgkina;
o (€81.0 przewaga limfocytow;
o (81.1 stwardnienie guzkowe;
o (81.2 mieszanokomorkowa;
o (€81.3 zmniejszenie limfocytow;
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O

O

C81.7 inna choroba Hodgkina;

C81.9 choroba Hodgkina, nieokreslona;

e (82 chfoniak nieziarniczy guzkowy (grudkowy);

O

O

O

O

C82.0 z matych wpuklonych (szczelinowatych = cleaved) komdrek,
guzkowy;

C82.1 mieszany z matych wpuklonych (szczelinowatych = cleaved)
i wielkich komdrek, guzkowy;

C82.2 wielkomdrkowy, guzkowy;
C82.7 inne postacie chfoniaka nieziarniczego guzkowego;

C82.9 chtoniak nieziarniczy, nieokreslony;

e (83 chfoniaki nieziarnicze rozlane;

O

O

O

O

O

C83.0 z matych komdrek (rozlany);

C83.1z matych wpuklonych (szczelinowatych = cleaved) komdrek (rozlany);
C83.2 mieszany z duzych i matych komorek (rozlany);

C83.3 wielkomorkowy (rozlany);

C83.4 immunoblastyczny (rozlany);

C83.5 limfoblastyczny (rozlany);

C83.6 niezroznicowany (rozlany);

C83.7 guz (chtoniak) Burkitta;

C83.9 rozlany chfoniak nieziarniczy, nieokreslony;

e (84 obwodowy i skorny chtoniak z komdrek T;

O

O

O

O

O

O

C84.0 ziarniniak grzybiasty;

C84.1 choroba sezary' ego;

C84.2 chtoniak strefy T;

C84.3 chfoniak limfoepitelioidalny;
C84.4 obwodowy chtoniak z komdrek T;

C84.5 inne i nieokreslone chfoniaki T;

e (85 inne i nieokreslone postacie chtoniakdw nieziarniczych;

O

O

O

C85.0 miesak limfatyczny;
C85.1 chtoniak z komdrek B, nieokreslony;

C85.7 inne okreslone postacie chtoniaka nieziarniczego;
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o (€85.9 chtoniak nieziarniczy, nieokreslony;
e (88 ztosliwe choroby immunoproliferacyjne
o (€88.0 makroglobulinemia Waldenstréma;

o (88.4 chfoniak typu malt.
Uzasadnienie

Wszystkie odnalezione wytyczne kliniczne (NCCN 2023, ASCO 2023, ASCO 2020,
ESMO 2022 oraz NICE 2023) wskazujq na zasadnosc¢ stosowania chemioterapii
lub chemioradioterapii w okreslonych przypadkach leczenia raka przetyku.
W rekomendacjach NCCN schemat oparty na fluorouracylu w skojarzeniu
z oksaliplatynq jest preferowany w leczeniu przedoperacyjnym oraz w chemio-
radioterapii (CRT). Oksaliplatyna jest preferowana w stosunku do cisplatyny
ze wzgledu na mniejszq toksycznos¢ w schematach zalecanych w leczeniu
pierwszej linii gruczolakorakéw (AC) oraz rakow ptaskonabtonkowych (SCC)
przetyku.

Wytyczne ESMO wskazujq, ze przedoperacyjna CRT lub przed- i okofooperacyjna
chemioterapia (ChT) moze byc¢ zalecana jako standard postepowania
w miejscowo zaawansowanym AC przetyku i potqgczenia przetykowo-
zotgdkowego (EGJ). W leczeniu pierwszej linii zaleca sie schematy ChT oparte
na zwigzkach platyny i fluoropirymidyny jako standardowe leczenie
zaawansowanego nieleczonego SCC przetyku.

Rekomendacje ASCO 2023 zalecajg stosowanie niwolumabu lub pembrolizumabu
w skojarzeniu z fluoropirymidynq i platyng w grupie pacjentow z AC HER2-
ujemnym przetyku lub EGJ. Z kolei wytyczne ASCO 2020 wskazujq docetaksel,
oksaliplatyne, leukoworyne i fluorouracy! (FLOT) jako standardowe postepowanie
w chemioterapii okotooperacyjnej w gruczolakoraku przetyku.

Wszystkie odnalezione publikacje z badan klinicznych (CheckMate 649, REAL3,
PRODIGE 5/ACCORD 17, RATIONALE-306, Yoon 2015, O’Connor 2007, Qin 2009,
Fakhrian 2014) wskazujq, ze zastosowanie schematow chemioterapii
zawierajgcych oksaliplatyne stanowi praktyke kliniczng w wielu krajach.
Na podstawie zgromadzonego materiatu nie wykazano jednoznacznie przewagi
ktoregokolwiek ze schematow leczenia, co nie pozwala okreslic pozycji
terapeutycznej zajmowanej przez oksaliplatyne. W badaniach randomizowanych
nie potwierdzono wyzszosci skojarzenia chemioterapii zawierajgcej oksaliplatyne
z przeciwciatami celowanymi na PD-L1 lub EGFR w poréownaniu do ramion
kontrolnych w grupach pacjentow z rakiem ograniczonym do przetyku. Pozostate
analizowane doniesienia potwierdzajq zasadnosc¢ zastosowanych schematow
chemioterapii z udziatem oksaliplatyny.
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W opinii Konsultanta Krajowego w dziedzinie onkologii klinicznej stosowanie
chemioterapii z wykorzystaniem oksaliplatyny u chorych na nowotwory przetyku
i potfgczenia przetykowo-zotgdkowego jest naukowo uzasadnione.

Odnoszqc sie do obcigzenia budzetu pfatnika publicznego przez oksaliplatyne
stosowang w leczeniu pacjentow z rakiem przetyku (C15) i bazujgc na danych
za lata 2014-2022 oszacowano, ze w latach 2024-2025 moze dojsc¢
do zwiekszenia wydatkow o 5-8 tys. zt w pierwszym roku analizy oraz 6-15 tys. zt
w roku kolejnym w zaleznosci od przyjetego scenariusza. W ostatnim w petni
sprawozdanym 2022 roku wydatki na oksaliplatyne w populacji C15 (pomimo
braku formalnej refundacji) wyniosty 21 tys. zt.

Oksaliplatyna byta wielokrotnie przedmiotem oceny zasadnosci finansowania
w leczeniu raka drdég Zotfciowych (C22-C24) oraz chfoniakow (C81-C88).
W ostatniej opinii z dnia 24 stycznia 2022 roku Rada Przejrzystosci uznata
za zasadne objecie refundacjq lekow zawierajgcych substancje czynng
oksaliplatyna w ww. wskazaniach pozarejestracyjnych. W podsumowaniu
raportu Agencji (0T.4221.52.2021), ktory byt podstawq opiniowania Rady,
stwierdzono, ze nie odnaleziono wytycznych dla wszystkich podtypdw chtoniaka.
Dlatego obecnie postanowiono przeprowadzi¢ uzupetniajgce wyszukiwanie
wytycznych we wskazaniach C83 oraz C88.

W wytycznych NCCN 2024 wskazano na zasadnosc¢ zastosowania schematow
zawierajgcych oksaliplatyne w terapii indukcyjnej chfoniaka nieziarniczego
rozlanego z matych komdrek z wpuklonym jgdrem. W rekomendacjach
NCCN 2024 oraz w zaleceniach PGSz 2023 nie wskazano oksaliplatyny lub innych
zwiqzkow platyny w leczeniu ztosliwych chorob immunoproliferacyjnych
na przyktadzie makroglobulinemii.

W wyniku aktualnego/uzupetniajgcego wyszukiwania nie odnaleziono nowych
dowoddw naukowych spetniajqcych kryteria wigczenia dotyczqcych skutecznosci
i bezpieczenstwa oksaliplatyny w leczeniu raka drdog zotciowych (C22-C24)
oraz chtoniakow (C81-C88).

Analiza dotychczasowego stanu finansowania wykazata, ze oksaliplatyna
w omawianych wskazaniach pozarejestracyjnych miata nieznaczny wpfyw
na wydatki pfatnika publicznego w kwotach od 4,1 do 83,3 tys. zt rocznie.
Wiodqcq populacjq korzystajqgcq z oksaliplatyny finansowanej we wskazaniach
off-label byta populacja pacjentdéw z rakiem drog zofciowych C22-C24.

Od wydania poprzedniej opinii nie pojawity sie nowe dowody naukowe
wskazujgce na koniecznos¢ zmiany dotychczasowego wnioskowania, dlatego
Rada uznaje za zasadnqg kontynuacje refundacji lekéw zawierajqcych substancje
czynngq oksaliplatyna w leczeniu raka drdg zotciowych oraz chtoniakdw.
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Gtowne argumenty decyzji:

e ugruntowana praktyka kliniczna stosowania schematow chemioterapii
zawierajgcych oksaliplatyne w leczeniu raka przetyku, raka drog zotciowych
oraz chtoniakow;

e przewidywany niewielki wzrost wydatkow ptatnika publicznego.

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 40 ustawy o refundacji lekdw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2022 r., poz. 2561 z pdzn. zm.), w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 5
ustawy z 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U.
22023 r., poz. 2555 z poz. 826), z uwzglednieniem opracowania nr: 0T.422.1.4.2024 : ,,Oxaliplatinum w leczeniu
raka przetyku (ICD-10: C15) Opracowanie na potrzeby oceny zasadnosci finansowania lekdw zawierajgcych dang
substancje czynng we wskazaniach innych niz wymienione w Charakterystyce Produktu Leczniczego
Oxaliplatinum w leczeniu raka drég zétciowych (ICD-10: C22-C24) oraz chtoniakéw (ICD-10: C81-C88)”;
data ukonczenia opracowania: 8 lutego 2024 r.
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Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 18/2024 z dnia 12 lutego 2024 roku
o projekcie programu ,,Program polityki zdrowotnej w zakresie
diagnozowania i leczenia nieptodnosci dla mieszkancéw miasta
Zgorzelec na lata 2024-2028"

Rada Przejrzystosci pozytywnie opiniuje projekt programu polityki zdrowotnej
,Program polityki zdrowotnej w zakresie diagnozowania i leczenia niepfodnosci
dla mieszkancow miasta Zgorzelec na lata 2024-2028”, pod warunkiem
uwzglednienia uwag Rady oraz uwag zawartych w raporcie AOTMIT.

Uzasadnienie

Niepfodnos¢ powoduje powazne konsekwencje psychologiczne i ekonomiczne,
zarowno na poziomie indywidualnym, jak i spotecznym. Stosownie do
rekomendacji PTMR/PTG 2018, procedura zaptodnienia pozaustrojowego
(IVF, ICSI) ma udowodniong, najwyzszq skutecznos¢ sposrod wszystkich metod
wspomaganego rozrodu.

Czesc¢ diagnostyczna ocenianego projektu programu jest skierowana do par,
ktore od minimum 12 miesiecy bezskutecznie starajq sie o cigze. W tym zakresie
zaplanowano wstepnq i dwie kolejne konsultacje ginekologiczne, konsultacje
andrologicznq, endokrynologiczng i dietetycznq, a takze badanie AMH, pakiet
badan hormonalnych i rozszerzone badanie nasienia. Zaktada sie, ze z tej czesci
programu skorzystajq 24 pary rocznie.

Czes¢ programu obejmujqca zaptodnienie pozaustrojowe jest skierowana do par,
ktore nie mogq zrealizowac plandow rozrodczych poprzez spontanicznq koncepcje,
przeszty badania i konsultacje w ramach czesci diagnostycznej lub ukoriczyty
diagnostyke w ramach dotychczasowego programu rzqdowego. W tej czesci
programu zaktada sie dofinansowanie w kwocie do 7 000 zt do jednej procedury
zaptodnienia pozaustrojowego w ramach dawstwa partnerskiego lub do czesci
klinicznej i biotechnologicznej procedury w ramach dawstwa innego niz
partnerskie (z wykorzystaniem zeriskich komorek rozrodczych Ilub meskich
komorek rozrodczych) albo tez dofinansowanie w wysokosci do 4 000 zt do czesci
klinicznej jednej procedury adopcji zarodka w ramach dawstwa innego niz
partnerskie (przy czym do czesci klinicznej zaliczajq sie rdéwniez koszty
przechowywania, przetwarzania, dystrybucji i zastosowania zarodka uzyskanego
od dawcdéw). Projekt przewiduje informowanie uczestnikow o mozliwosci
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skorzystania z kriokonserwacji komorek jajowych w miejsce kriokonserwacji
zarodkow. Whnioskodawca zaplanowat mozliwosc skorzystania przez uczestnikow
programu z indywidualnego poradnictwa psychologicznego, ale na ich koszt.
Projekt zaktad udziat w tej czesci programu przez 8 par rocznie.

W ramach poszczegdlnych konsultacji uczestnikom programu zostanie
zapewniona edukacja zdrowotna.

Monitorowanie programu bedzie obejmowac m.in. liczbe kriokonserwowanych
zarodkow.

Koszt catkowity programu oszacowano na 499 600 zt (99 920 zt rocznie).
Jednostkowy koszt diagnostyki w ramach pierwszej czesci programu oszacowano
na kwote 1 830 zt.

Uwagi Rady Przejrzystosci:

e poprawy wymaga sposob okreslenia celow szczegdéfowych programu oraz
miernikow jego efektywnosci;

e w ocenie Rady program powinien przewidywac¢ pokrycie kosztu
indywidualnej konsultacji z psychologiem;

e zdaniem Rady program powinien zawiera¢ wzor ankiety satysfakcji
skierowanej do jego uczestnikow;

e zgodnie z nowelizacjq z dnia 29 listopada 2023 r. ustawy o swiadczeniach
opieki zdrowotnej finansowanych ze Ssrodkow publicznych, z dniem
1 czerwca 2024 r. ma rozpoczqc sie realizacja ogolnopolskiego programu
polityki zdrowotnej leczenia niepfodnosci, obejmujgcego procedury
medycznie wspomaganej prokreacji, w tym zaptodnienie pozaustrojowe.
Obecnie ksztatt programu ogolnopolskiego nie jest znany. Zwazywszy, ze
zgodnie z art. 48 ust. 4 ustawy projekty polityki zdrowotnej jednostek
samorzqdu terytorialnego muszq byc spojne merytorycznie i organizacyjnie
ze Swiadczeniami gwarantowanymi objetymi programami realizowanymi
przez ministrow lub Narodowy Fundusz Zdrowia, po wejsciu w Zycie
programu ministerialnego wnioskodawca powinien dokona¢ oceny
celowosci kontynuowania ocenianego programu i rozwazyc¢ zakonczenie
jego realizacji, stosownie do brzmienia art. 48ab ust. 4 ustawy.
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Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 48a ust. 8 pkt 3, w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 3 ustawy z 27 sierpnia 2004 r.
o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 146), z
uwzglednieniem raportu nr: 0T.431.97.2023 ,,Program polityki zdrowotnej w zakresie diagnozowania i leczenia
nieptodnosci dla mieszkancéw miasta Zgorzelec na lata 2024-2028” realizowany przez: miasto Zgorzelec,

Warszawa, luty 2024 oraz Aneksu ,,Programy z zakresu diagnostyki i leczenia nieptodnosci — wspdlne podstawy
oceny” z czerwca 2022 r.



Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 19/2024 z dnia 12 lutego 2024 roku
o projekcie programu ,,Program polityki zdrowotnej w zakresie
rozszerzenia dostepnosci nowoczesnych instrumentalnych metod
diagnostyki i rehabilitacji dzieci z mézgowym porazeniem dzieciecym
na terenie wojewddztwa mazowieckiego”

Rada Przejrzystosci negatywnie opiniuje projekt programu polityki zdrowotnej
,Program polityki zdrowotnej w zakresie rozszerzenia dostepnosci nowoczesnych
instrumentalnych metod diagnostyki i rehabilitacji dzieci z mdzgowym
porazeniem dzieciecym na terenie wojewddztwa mazowieckiego.

Uzasadnienie

Niepetnosprawnosc¢ jest problemem ogdlnoswiatowym, stanowigcym cel
szczegodlnie promowanych dziatan WHO i Komisji Europejskiej. Wedtug ostatnich
szacunkdw, okoto 15% ludnosci swiata zyje z jakqs formq niepetnosprawnosci, z
czego 2-4% doswiadcza powaznych trudnosci w funkcjonowaniu.

Cel gtowny programu: ,,zwiekszenie w latach 2024-2026 o 14% dostepnosci do
nowoczesnych metod diagnostyki i rehabilitacji zaburzen funkcji chodu u dzieci z
MPD mieszkajgcych w wojewddztwie mazowieckim poprzez udzielenie
Swiadczen w ramach programu”, nie odnosi sie do efektu zdrowotnego, a jego
realizacja nie musi przetozyc¢ sie na poprawe sytuacji zdrowotnej pacjentow. W
programie nie powofano sie na wyniki poprzedniego programu i nie jest
wiadome, czy i jakie efekty kliniczne osiggnieto w poprzednio realizowanym
projekcie.

Populacja, to dzieci oraz mtodziez w wieku od 2 do 18 r.z. z rozpoznaniem
mozgowego porazenia dzieciecego (MPD), zamieszkujgce na terenie
wojewoddztwa mazowieckiego (345 osob, w czasie trwania 3-letniego PPZ).

Interwencje zaplanowane w PPZ, to:
e dziatania informacyjno-promocyjne;

e badania poczgtkowe (realizowane po zakwalifikowaniu uczestnika do
programu): np. Time Up&Go Test (TUG), 10 m test chodu (TMWT), 6-
minutowy test chodu (6 MWT), ocena funkcjonalna Functional Mobility
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Scale (FMS 5/50/500), Skala Gross Motor Function Measure w czesci D
(stanie) i E (chodzenie, bieganie i skakanie) (GMFM: D,E);

e cykl terapeutyczny przy zastosowaniu zrobotyzowanych systemow do
rehabilitacji chodu (10 sesji);

e badania koncowe.

Czas trwania projektu to lata 2024-2026, maksymalny koszt udziatu w programie
jednego uczestnika z grupy docelowej skierowanego na cykl terapeutyczny
zaplanowano na 5 280 zt. Planowane koszty catkowite: 10 945 600 zt (3 643 200
zt rocznie). Budzet zawiera niescistosci dot. kosztu catkowitego. Koszt roczny
powinien wynosi¢ 1 214 400 zt., tj. 3 643 200 zt w trakcie trwania 3 letniego
programu. Natomiast wnioskodawca oszacowat koszt roczny na kwote 3 643 200
zt,

Zaleca sie, aby pacjenci otrzymywali tyle swiadczenn terapeutycznych, ile
»potrzebujq” i sq w stanie tolerowac, aby przystosowad, odzyskac i/lub wrocic¢ do
optymalnego osiqgniecia niezaleznosci funkcjonowania (NSF 2017, VHA-DoD
2010).

Rekomenduje sie, aby realizacja celow powinna by¢ mierzona na poczqtku i na
koricu interwencji (Panel ekspertow — Australia 2021), co zostato ujete w PPZ.

Panel ekspertow zaleca aby dopiero dzieci w wieku 5 lat mogfty uczestniczy¢ w
intensywnych programach treningowych na biezni. Wynika to z umiejetnosci
koncentracji tych dzieci na treningach obejmujgcych wiecej niz 1 sesje (Panel
ekspertow — Szwajcaria, Niemcy 2015). W projekcie przewidziano populacje
ponizej5r.z.

Rekomenduje sie, aby indywidualne dopasowanie do egzoszkieletu musi byc
wykonane z najwiekszq starannosciqg w odniesieniu do aktualnego zakresu ruchu
i 0si nég pacjenta (Panel ekspertow — Szwajcaria, Niemcy 2015). Wnioskodawca
nie wskazat jakiego rodzaju szkielety znajdqg zastosowanie w PPZ. Na brak
wskazania rodzaju szkieletu zwracano uwage w poprzedniej opinii Prezesa
Agencji, w opiniowanym wniosku nie odniesiono sie do uwag prezesa AOTMIT.

W badaniach wykazano, Ze trening chodu wspomagany robotami (RAGT) moze
klinicznie poprawi¢ parametry chodu i funkcjonalnos¢ u osob z porazeniem
mozgowym w perspektywie dfugoterminowej. Wyniki wykazaty, ze 6 MWT byt
jedynym wynikiem ze statystycznie istotnymi wynikami w krotkim okresie oraz ze
RAGT ma duzy wptyw kliniczny na zwiekszenie predkosci chodu i wymiarow
GMFM w czesci D (stanie) i E (chodzenie, bieganie i skakanie) w krdtkim okresie,
a takze poprawe wszystkich wynikow, ktdre zostaty utrzymane w perspektywie
dtugoterminowej [Volpini 2021]. Stosowanie systemow robotycznych mozna
uznac¢ za skuteczne uzupetnienie konwencjonalnych terapii fizycznych [Llamas-
Ramos 2022]. Trening chodzenia ze wspomaganiem mechanicznym
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prawdopodobnie skutkuje niewielkim wzrostem predkosci chodzenia (z lub bez
wsparcia masy ciata) i moze poprawic funkcje motoryczne (ze wsparciem masy
ciata) [Chiu 2020].

Istniejg wyniki badan sugerujqce, Zze trening chodu wspomagany robotem (RAGT)
jest skuteczny u dzieci i mtodziezy z mozgowym porazeniem dzieciecym. Nie
wykazano jednak znaczgcych rdznic miedzy RAGT, RAGT w pofqczeniu z
fizykoterapiq i fizykoterapiq w celu poprawy badanych wynikdw, dlatego nie
mozna wydac zalecen klinicznych dotyczgcych tego, ktdra z tych opcji leczenia
powinna byc preferowana [Olmos-Gomez 2021].

Uwagi Rady

e zuwagi na fakt, Ze stosowane interwencje oparte sq na stabych dowodach
naukowych, Rada uwaza za konieczne przedstawienie raportu
dotychczasowych wynikdw realizacji projektu;

e konieczne jest skorygowanie nieprawidtowego budzetu;

® Rada uwaza za konieczne wskazanie konkretnych technologii, ktore bedg
stosowane w programie w poszczegolnych grupach wiekowych.

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
Swiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 146) z
uwzglednieniem raportu nr: 0T.431.98.2023 ,,Program polityki zdrowotnej w zakresie rozszerzenia dostepnosci
nowoczesnych instrumentalnych metod diagnostyki i rehabilitacji dzieci z mézgowym porazeniem dzieciecym na
terenie wojewddztwa mazowieckiego” realizowany przez: Wojewddztwo Mazowieckie, Warszawa, luty 2024
oraz Aneksu ,,Programy z zakresu rehabilitacji niepetnosprawnych i zagrozonych niepetnosprawnoscig dorostych
oraz dzieci i mtodziezy — wspdlne podstawy oceny” z sierpnia 2016 r. i Raportow nr OT.441.57.2017 dot.
programu polityki zdrowotnej pn. ,Rozszerzenie dostepnosci nowoczesnych instrumentalnych metod
diagnostyki i rehabilitacji dzieci z mdézgowym porazeniem dzieciecym na terenie Wojewddztwa Mazowieckiego”,
nr: 0T.431.24.2023 dot. programu polityki zdrowotnej pn. ,,Rozszerzenie dostepnosci robotycznie wspomaganej
diagnostyki funkcjonalnej i rehabilitacji dzieci i mtodych dorostych z mézgowym porazeniem dzieciecym i innymi
zespotami porazennymi na terenie Wojewddztwa Wielkopolskiego”.



