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Maciej Karaszewski otworzyt posiedzenie o godzinie 9:59.

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

7 0s6b):

Artur Bachta

Anna Czerniecka-Kubicka
Roman Junik

Maciej Karaszewski
Marcin Kotakowski
Tomasz Mtynarski

Ewa Obuchowicz

Jacek Rubik

. Lbigniew Siudak

0. Anna Socha-Banasiak
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Proponowany porzgdek obrad:

1. Omodwienie powigzan branzowych i ustalenie ewentualnych konfliktéw interesow
cztonkéw Rady. Omowienie i przyjecie porzgdku obrad Rady.

2. Przygotowanie stanowiska w sprawie oceny leku Keytruda (pembrolizumabum)
w ramach programu lekowego B.6. ,lLeczenie chorych na raka ptuca
oraz miedzybtoniaka optucnej” po radykalnym leczeniu chirurgicznym do leczenia
uzupetniajgcego z wykorzystaniem pembrolizumabu w monoterapii.

3. Przygotowanie stanowiska w sprawie oceny leku Keytruda (pembrolizumabum)
w ramach programu lekowego B.6. ,lLeczenie chorych na raka ptuca
oraz miedzybtoniaka optucnej” do leczenia okotooperacyjnego z zastosowaniem
pembrolizumabu w skojarzeniu z neoadjuwantowq chemioterapiqg opartg
na zwigzkach platyny przed zabiegiem chirurgicznym, a nastepnie
pembrolizumabu w monoterapii po zabiegu chirurgicznym.

4. Przygotowanie opinii w sprawie oceny zasadnosci zmiany brzmienia wskazania
refundacyjnego dla produktdw zawierajgcych methylphenidat.

5. Przygotowanie opinii w sprawie oceny zasadnosci wprowadzenia zmian w ramach
programu lekowego B.25. ,Leczenie mukopolisacharydozy typu Il (Zespdt Huntera)

(ICD-10 E 76.1)".
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6. Przygotowanie opinii dot. oceny zasadnosci rozszerzenia  wskazania
obowigzujgcego obecnie dla paklitakselu w raku zotgdka (zatgcznik C.47) poprzez
umozliwienie stosowania.

7. Przygotowanie opini o projekcie programu polityki zdrowotnej jednostki
samorzqgdu terytorialnego ,,Program poprawy opieki nad matkg i dzieckiem
w wojewoddztwie opolskim w latach 2025-2027".

8. Przygotowanie opinii o projekcie programu polityki zdrowotne] jednostki
samorzqgdu terytorialnego Regionalny Program Zdrowotny w zakresie rehabilitacii
medycznej schorzen uktadu ruchu i obwodowego uktadu nerwowego,
zwigzanych ze sposobem wykonywania pracy, skierowany do oséb pracujgcych
i powracajgcych do pracy wsrdéd mieszkancéw wojewddziwa mazowieckiego.

9. Zakonczenie posiedzenia.

Ad 1. Zaden z cztonkdw Rady nie zadeklarowat konfliktu interesdéw. Rada jednogtosnie
(10 gtosdw ,,za”) przyjeta porzgdek obrad.

Ad 2. Analityk Agencji przedstawit najwazniejsze informacje z raportu dot. oceny
leku Keytruda (po radykalnym leczeniu chirurgicznym do leczenia uzupetniajgcego
z wykorzystaniem pembrolizumabu w monoterapii).

We wstepnej dyskusji udziat wazieli: Ewa Obuchowicz, Maciej Karaszewski
i Marcin Kotakowski.

Projekt stanowiska Rady przedstawit Zbigniew Siudak.

W  doprecyzowaniu tresci stanowiska  uczestniczyli:  Maciej  Karaszewski
i Marcin Kotakowski.

Prowadzgcy zarzqgdzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada jednogtosnie
(10 gtoséow ,,za”) uchwalita pozytywne stanowisko (zatgcznik nr 1 do protokotu).

Ad 3. Analityk Agencji przedstawit najwazniejsze informacje z raportu dot. oceny leku
Keytruda (do leczenia okotooperacyjnego z zastosowaniem pembrolizumabu
w skojarzeniu z neoadjuwantowqg chemioterapiqg opartg na zwigzkach platyny przed
zabiegiem chirurgicznym, a nastepnie pembrolizumabu w monoterapii po zabiegu
chirurgicznym).

We wstepnej dyskusji udziat wzieli: Marcin Kotakowski i Maciej Karaszewski.
Projekt stanowiska Rady przedstawit Marcin Kotakowski.

W  doprecyzowaniu tresci  stanowiska  uczestniczyli:.  Marcin  Kotakowski
i Maciej Karaszewski.

Prowadzgcy zarzqgdzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada jednogtosnie
(10 gtosow ,,za"”) uchwalita pozytywne stanowisko (zatgcznik nr 2 do protokotu).

Ad 4. Analityk Agencji omoéwit raport dotyczgcy substancji czynnej methylphenidat.

We wstepnej dyskusji udziat wzieli: Ewa Obuchowicz, Anna Socha-Banasiak
i Macie] Karaszewski.

Projekt opinii Rady przedstawita Anna Socha-Banasiak.

Tre$¢ uchwaty doprecyzowat Maciej Karaszewski.
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Prowadzgcy zarzqdzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada jednogtosnie
(10 gtosow ,,za") uchwalita pozytywnq opinie (zatgcznik nr 3 do protokotu).

Ad 5. Andlityk Agencji zaprezentowat najwazniejsze informacje z raportu
dot. wprowadzenia zmian w ramach programu lekowego B.25.

Projekt opinii Rady przedstawita Anna Czerniecka-Kubicka.
Tre$¢ uchwaty doprecyzowat Maciej Karaszewski.

Prowadzgcy zarzqgdzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada jednogtosnie
(10 gtosow ,,za") uchwalita pozytywng opinie (zatgcznik nr 4 do protokotu).

Ad 6. Andlityk Agencji zaprezentowat najwazniejsze informacje z raportu
dot. rozszerzenia wskazania obowigzujgcego obecnhie dla paklitakselu.

We wstepnej dyskusji udziat wzieli: Jacek Rubik i Maciej Karaszewski.
Projekt opinii Rady przedstawit Jacek Rubik.

Prowadzgcy zarzqgdzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada jednogtosnie
(10 gtoséow ,,za”) uchwalita pozytywng opinie (zatgcznik nr 5 do protokotu).

Ad 7. Andlityk Agencji przedstawit najwazniejsze informacje z raportu
»Program poprawy opieki nad matkg i dzieckiem w wojewddztwie opolskim w latach
2025-2027".

Projekt opinii Rady przedstawita Ewa Obuchowicz.
Tre$¢ uchwaty doprecyzowat Maciej Karaszewski z Ewg Obuchowicz.

Prowadzqgcy zarzgdzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada jednogtosnie (10 gtosow
,Za") uchwalita pozytywnq opinie (zatgcznik nr 6 do protokotu).
Zbigniew Siudak opuscit posiedzenie.

Ad 8. Analityk Agencji podsumowat najwazniejsze informacje z raportu ,,Regionalny
Program Zdrowotny w zakresie rehabilitacji medycznej schorzen uktadu ruchu
i obwodowego uktadu nerwowego, zwigzanych ze sposobem wykonywania pracy,
skierowany do oséb pracujgcych i powracajgcych do pracy wsrdd mieszkancodw
wojewodztwa mazowieckiego™.

Projekt opinii Rady przedstawit Tomasz Mtynarski.

Prowadzqgcy zarzqgdzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada 8 gtosami ,,za" i 1 gtosem
»przeciw” uchwalita negatywnq opinie (zatgcznik nr 7 do protokotu).

Ad 9. Prowadzqgcy zakonczyt posiedzenie o godzinie 13:05.
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Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 17/2025 z dnia 3 lutego 2025 roku
w sprawie oceny leku Keytruda (pembrolizumabum) w ramach
programu lekowego: B.6. , Leczenie chorych na raka ptuca
(ICD-10: C34) oraz miedzybtoniaka optucnej (ICD-10: C45)”
(monoterapia)

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne objecie refundacjg produktu leczniczego
Keytruda (pembrolizumabum), koncentrat do sporzgdzania roztworu do infuzji,
25 mg/ml, 4 ml, GTIN:05901549325126, w ramach programu lekowego
B.6. ,Leczenie chorych na raka ptuca (ICD-10: C34) oraz miedzybtoniaka optucnej
(ICD-10: C45)”, stosowanego po radykalnym leczeniu chirurgicznym do leczenia
uzupetniajgcego z wykorzystaniem pembrolizumabu w monoterapii, w ramach
istniejgcej grupy limitowej i wydawanie go bezptatnie.

Rada Przejrzystosci zgtasza nastepujgce uwagi do propozycji instrumentu
dzielenia ryzyka:

e konieczne pogtebienie instrumentu dzielenia ryzyka RSS, tak aby cena

w ocenianym wskazaniu byta nizsza niz aktualnie obowiqzujqca.

Rada Przejrzystosci nie zgtasza uwag do projektu programu lekowego.
Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Rak ptuca stanowi zdecydowang wiekszos¢ nowotworow ptuca i jest
najczestszym nowotworem ztosliwym w Polsce zardwno pod wzgledem liczby
zachorowan (ok. 21 tys. Rocznie), jak i liczby zgondw. W Europie rak ptuca
w 2022 roku byt jednym z najczesciej nowo zdiagnozowanych nowotworow
(trzeci po raku piersi i jelita grubego) i stanowit najczestszq przyczynq zgonow
Z powodu nowotwordow. Wedtug danych z bazy GLOBOCAN w 2022 roku w Polsce
z powodu nowotworu ptuca zarejestrowano ponad 26 tys. zgondw, co stanowi
22% ogolnej liczby zgondow z powodu nowotwordw.

Zgodnie z Obwieszczeniem Ministra Zdrowia z dnia 18 grudnia 2024 r. w sprawie
wykazu refundowanych lekdw, srodkow spozywczych specjalnego przeznaczenia
zZywieniowego oraz wyrobow medycznych na 1 stycznia 2025 r., w ramach
programu lekowego B.6 ,Leczenie chorych na raka ptuca (ICD-10: C34) oraz
miedzybtoniaka optucnej (ICD-10: C45)” finansowane ze srodkow publicznych
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sq nastepujgce substancje czynne: afatynib, alektynib, atezolizumab, brygatynib,
cemipilimab, kryzotynib, durwalumab, entrektynib, ipilimumab, lorlatynib,
nintedanib, niwolumab ozymertynib, pembrolizumab, sotorasib.

Majgc na uwadze, Ze kryteria kwalifikacji do proponowanego programu
lekowego obejmujg chorych na niedrobnokomorkowego raka ptuca
po radykalnym leczeniu chirurgicznym z odsetkiem komodrek nowotworowych
z ekspresjq PD-L1 <50%, nalezy uznac, ze nie istnieje refundowana technologia
alternatywna, ktorg mozna zastosowac w ocenianej grupie pacjentow.

Dowody naukowe

Skutecznos¢  pembrolizumabu w leczeniu adjuwantowym  pacjentow
Z niedrobnokomdrkowym rakiem ptuca w IB, Il lub IlIA stadium zaawansowania
(wedtug 7 wersji klasyfikacji TNM) po catkowitej resekcji oceniono na podstawie
jednego randomizowanego badania klinicznego: PEARLS/KEYNOTE-091.
Komparatorem w badaniu dla leczenia pembrolizumabem byto placebo.

W populacji ogdlnej (ITT) tqcznie 844 (71,7%) z 1 177 pacjentow wykazato
ekspresje PD-L1 <50%.

W drugiej analizie okresowej (IA2) przedstawiono wyniki DFS dla subpopulacji
z ekspresjq PD-L1 1-49% oraz <1%. W grupie pacjentow, ktorzy wykazywali
ekspresje PD-L1 na poziomie 1-49% ryzyko nawrotu choroby byfo istotnie
statystycznie nizsze w grupie pacjentow przyjmujgcych pembrolizumab
w poréwnaniu do grupy placebo (HR=0,67; 95%Cl: 0,48, 0,92). Natomiast
w grupie PD-L1 <1% ryzyko nawrotu choroby byfo niisze w grupie pacjentow
przyimujgcej pembrolizumab w poréownaniu do placebo, przy czym rdznice
pomiedzy grupami nie byty istotne statystycznie (HR=0,78; 95%CI: 0,58; 1,03).

W trzeciej analizie okresowej dla subpopulacji pacjentow z PD-L1 1-49%, ryzyko
nawrotu choroby byto istotnie statystycznie nizsze w grupie pacjentow
przyimujgcych pembrolizumab w porownaniu do grupy placebo (HR=0,74;
95%Cl: 0,55, 0,98). Z kolei w grupie pacjentéow z PD-L1 <1%, ryzyko nawrotu
choroby byto nizsze w grupie pacjentow przyjmujgcej pembrolizumab
w porownaniu do placebo, przy czym rdznice pomiedzy grupami nie byty istotne
statystycznie (HR=0,84; 95%Cl: 0,64; 1,09). Wyniki skumulowane dla populacji
wykazujgcej ekspresje PD-L1 <50% wskazujq, iz ryzyko nawrotu choroby byfo
istotnie statystycznie nizsze w grupie pacjentow przyjmujgcych pembrolizumab
w porownaniu do grupy placebo (HR=0,79; 95%Cl: 0,65, 0,96).

W ramach analizy klinicznej wnioskodawcy, wyniki bezpieczerstwa
pembrolizumabu przedstawiono w oparciu o publikacje O’Brien 2022 — gtowna
publikacja badania PEARLS/KEYNOTE-091.

Wystqgpienie jakiegokolwiek zdarzenia niepozgdanego odnotowano u 96,0%

pacjentow z grupy leczonych pembrolizumabem i u 91,0% pacjentow z grupy
placebo. Z grupy osob leczonych pembrolizumabem, 34,0% z nich doswiadczyto
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zdarzenn 3.-5. stopnia. Wsrod chorych otrzymujgcych placebo, u 26,0%
Z nich odnotowano zdarzenie 3.-5. stopnia.

W badaniu PEARLS/KEYNOTE-091 odnotowano istotng statystycznie rdznice
miedzy grupqg pacjentow leczonych pembrolizumabem a placebo, w zakresie
ryzyka wystgpienia jakiegokolwiek zdarzenia niepozqdanego o dowolnym
stopniu nasilenia (RR=1,05, 95%Cl: 1,02; 1,09). Leczenie pembrolizumabem
w porownaniu do placebo wiqzato sie z istotnie statystycznie wiekszym ryzykiem
wystgpienia jakiegokolwiek zdarzenia niepozgdanego 3.-5. stopnia (RR=1,32;
95%Cl: 1,11; 1,58), a takze ciezkiego zdarzenia niepozqgdanego (RR=1,58; 95%CI:
1,25; 2,00).

Stosowanie pembrolizumabu wigzato sie z istotnym statystycznie zwiekszonym
ryzykiem wystgpienia nastepujgcych zwiqzanych z leczeniem zdarzen
niepozgdanych stopnia 1.-2: niedoczynnosc¢ tarczycy (RR=5,96; 95%Cl: 3,72;
9,55), swiqd (RR=1,78; 95%Cl: 1,32; 2,40), biegunka (RR=1,48; 95%Cl: 1,04; 2,11),
nadczynnosc tarczycy (RR=3,54; 95%Cl: 2,02; 6,21), bdl stawow (RR=1,75; 95%CI:
1,12, 2,75), wysypka plamisto-grudkowa (RR=2,70; 95%Cl:1,44; 5,04) oraz
wysypka (RR=1,94; 95%Cl: 1,10; 3,45).

Leczenie pembrolizumabem wiqzato sie z istotnie statystycznie wiekszym ryzkiem
wystgpienia  jakiegokolwiek  zdarzenia  niepozgdanego o  podtozu
immunologicznym zaréwno o stopniu 1.-2., jak i 3.-5. (odpowiednio RR=2,82;
95%Cl: 2,17; 3,66 oraz RR=4,19; 95%Cl: 2,19; 8,01), niedoczynnosci tarczycy
o stopniu 1.-2. (RR=4,42; 95%Cl: 2,95; 6,60), nadczynnosci tarczycy o stopniu
1.-2. (RR=3,59; 95%CI: 2,13; 6,08), zapalenia pecherzykdw ptucnych o stopniu
1.-2. (RR=2,47;95%Cl: 1,31, 4,65) i ciezkich reakcji skornych 3.-5. stopnia RR=5,51
(95% Cl: 1,23; 24,75).

Zdarzenia niepozgdane doprowadzity do zgonu 11 (2%) pacjentow leczonych
pembrolizumabem i 6 (1%) pacjentow z grupy placebo (RR=1,84; 95%Cl: 0,68;
4,93). Wsrdd pacjentow z grupy pembrolizumabu, 4 (1%) z nich zmarto z powodu
zdarzen zwiqzanych z leczeniem (RR=9,02; 95% Cl: 0,49; 167,08). Jeden z nich
zmart na skutek wstrzqsu kardiogennego i zapalenia miesnia sercowego, drugi
Z powodu wstrzgsu septycznego i zapalenia miesnia sercowego, trzeci z powodu
zapalenia pfuc i czwarty z powodu nagtej $mierci. Zaden zgon nie zostat
przypisany leczeniu w grupie placebo.

Problem ekonomiczny

Zgodnie z oszacowaniami wnioskodawcy stosowanie pembrolizumabu w miejsce
obserwacji (placebo) jest drozsze i skuteczniejsze.

Zgodnie z oszacowaniami wnioskodawcy wielkos¢ populacji leczonej
wnioskowanq interwencjq wyniesie kilkuset pacjentow rocznie i bedzie wiqzata
sie ze wzrostem wydatkow pfatnika publicznego o okofo kilkadziesigt milionow
PLN, w zaleznosci od przyjetego RSS.
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Gtowne arqgumenty decyzji

1.
2.
3.

Niezaspokojona potrzeba zdrowotna.
Istotne zwiekszenie czasu DFS w podgrupie chorych z PD-L1 <50%.

Opublikowane jedno badanie randomizowane z grupq kontrolnq otrzymujgcq
placebo, aczkolwiek w niedrobnokomdrkowym raku ptuca po radykalnym
leczeniu chirurgicznym z odsetkiem komodrek nowotworowych z ekspresjg
PD-L1 <50%, nalezy uznad, Ze nie istnieje refundowana technologia
alternatywna, ktorqg mozna zastosowac w ocenianej grupie pacjentow.

Aktualnie refundacja w 5 krajach EU.
Zalecenia i wytyczne towarzystw naukowych.

Ze wzgledu na poszerzenie populacjii znaczne koszty dla ptatnika publicznego,
niezbedne jest obnizenie ceny leku.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt. 2 ustawy o refundacji lekéw, srodkéow 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. 22024 r., poz. 146), z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej nr: 0T.423.1.62.2024
,Whniosek o objecie refundacjg leku Keytruda (pembrolizumab) w ramach programu lekowego B.6. »Leczenie
chorych na raka ptuca (ICD-10: C34) oraz miedzybtoniaka optucnej (ICD-10: C45)«”, data ukonczenia: 22 stycznia
2025.
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Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 18/2025 z dnia 3 lutego 2025 roku
w sprawie oceny leku Keytruda (pembrolizumabum) w ramach
programu lekowego: B.6. , Leczenie chorych na raka ptuca
(ICD-10: C34) oraz miedzybtoniaka optucnej (ICD-10: C45)”
(w skojarzeniu z chemioterapia)

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne objecie refundacjg produktu leczniczego
Keytruda (pembrolizumabum), koncentrat do sporzgdzania roztworu do infuzji,
25 mg/ml, 4 ml, GTIN:05901549325126, w ramach programu lekowego
B.6. ,Leczenie chorych na raka ptuca (ICD-10: C34) oraz miedzybtoniaka optucnej
(ICD-10: C45)”, stosowanego do leczenia okotooperacyjnego z zastosowaniem
pembrolizumabu w skojarzeniu z neoadjuwantowq chemioterapiq opartg
na zwigzkach platyny przed zabiegiem chirurgicznym, a nastepnie
pembrolizumabu w monoterapii po zabiegu chirurgicznym, w ramach istniejgcej
grupy limitowej i wydawanie go bezptatnie.

Rada Przejrzystosci zgtasza nastepujgce uwagi do propozycji instrumentu
dzielenia ryzyka: Rada wskazuje na koniecznosc¢ pogtebienia mechanizmu RSS,
w zwiqzku z rozszerzeniem populacji docelowe;.

Rada zgtasza nastepujgce uwagi do projektu programu lekowego: nalezy
zauwazyc, ze do terapii pembrolizumabem mieliby kwalifikowac sie pacjenci
Z ECOG w zakresie 0-1, tymczasem jednym z istniejgcych w programie kryteriow
wytgczenia z programu dla wszystkich terapii jest ,,6) obnizenie stanu sprawnosci
do stopnia 3-4 wedtug kryteriow Zubroda-WHO lub ECOG”. Brak jest tym samym
informacji czy u pacjentow w stanie ECOG 2 terapia powinna byc¢ kontynuowana,
czy przerwana.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Rak ptuca stanowi ~95% wszystkich pierwotnych nowotwordw pfuca i jest
najczestszym nowotworem ztosliwym w Polsce zardwno pod wzgledem liczby
zachorowari (ok. 21 tys. rocznie), jak i liczby zgondéw. Srednia wieku
zachorowania wynosi ~60 lat.

Wiekszos¢  statystyk  dotyczqcych  raka pftuca obejmuje  zarédwno
drobnokomdrkowego raka ptuca (DRP), jak i niedrobnokomdrkowego raka ptuca
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(NDRP). tgcznie okoto 10-15% wszystkich rakéow ptuc to DRP, a okoto 80-85%
to NDRP. Gtowne podtypy NDRP to gruczolakorak, rak ptaskonabtkonkowy
i rak wielkokomdrkowy. Te rozne odmiany, ktore majg swdj poczgtek w réznych
rodzajach komdrek ptucnych sq klasyfikowane razem jako niedrobnokomorkowy
rak ptuca, poniewaz ich terapia i prognozy czesto wykazujq podobne cechy.

W Polsce rak ptuca jest pigtym co do czestosci wystepowania nowotworem
(po raku piersi, prostaty, jelita grubego, pecherza moczowego). Wedtug
szacunkowych danych z bazy GLOBOCAN w 2022 roku w Polsce piecioletnia
chorobowosc¢ na raka ptuca wyniosta 38,7 tys., co stanowi 6,2% ogdlnej liczby
chorych na nowotwory. W Europie i na swieci rak ptuca jest jednym z najczesciej
wystepujgcych nowotwordow ztosliwych. Wedtug szacunkowych danych z bazy
GLOBOCAN w 2022 roku na swiecie piecioletnia chorobowos¢ na raka ptuca
wyniosta ponad 3,2 min, co stanowi 6,0% ogdlnej liczby chorych na nowotwory.
Jednoroczna i trzyletnia chorobowos¢ na swiecie w 2022 roku wynosita
odpowiednio 1,28 min i ponad 2,51 min.

W Polsce rak ptuca stanowi 16% u meziczyzn i 9% u kobiet wszystkich
nowotworow | jest przyczyng 28% wszystkich zgonow z powodu nowotworow
ztosliwych u mezczyzn i 17% u kobiet.

Rak ptuca jest uznawany za jeden z najgorzej rokujgcych wsrdod wszystkich
nowotworow. Rokowanie chorych na raka ptuca zalezy przede wszystkim
od pierwotnego stopnia zaawansowania nowotworu, a w zawansowanym
stopniu choroby — od stanu sprawnosci i stopnia utraty masy ciata pacjenta
w okresie poprzedzajgcym rozpoznanie. W Polsce, okoto 14,5% chorych na raka
ptuca oraz 10-15% chorych, u ktdrych zdiagnozowano niedrobnokomorkowego
raka ptuca przezywa 5 lat od rozpoznania.

Jedynq skutecznq formgq leczenia pozostaje doszczetna resekcja migziszu
ptucnego, jednak tylko ~20% chorych kwalifikuje sie do operacji. W tej grupie
5 lat przezywa ~40% pacjentdw. Wsrod chorych z rozsiewem NDRP (stopien 1V)
mediana czasu przezycia nie przekracza roku, a przezycia ponad 2-letnie nalezg
do rzadkosci.

Dowody naukowe

Do badania KEYNOTE-671 wiqgczono 797 pacjentow z resekcyjnym NDRP
w stopniu I, IlIA lub IlIB (N2). Zostali oni losowo przydzieleni do ramienia
pembrolizumabu (n=397) lub placebo (n=400).

W grupie PEM zastosowano leczenie neoadjuwantowe pembrolizumabem
w skojarzeniu z chemioterapiq (4 cykle), a nastepnie zabieg chirurgiczny
i adjuwantowe leczenie pembrolizumabem (do 13 cykli) a w grupie
PLC neoadjuwantowe placebo w skojarzeniu z chemioterapiq, a nastepnie
po przebytej operacji uzupetniajgce placebo (grupa kontrolna). Wszyscy pacjenci
otrzymali neoadiuwantowq chemioterapie opartq na cisplatynie.
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Pierwszorzedowymi punktami koricowymi oceny skutecznosci byty przezycia
catkowite (0OS) oraz oceniane przez badacza przezycie wolne od zdarzen
(ang. EFS, event-free survival). Drugorzedowymi punktami koricowymi oceny
skutecznosci byty wskaznik catkowitej odpowiedzi patologicznej (pCR) oraz
wskaznik duzej odpowiedzi patologicznej (mPR), na podstawie niezaleznej
analizy centralnej przeprowadzonej w warunkach zaslepienia.

W przypadku przezycia catkowitego (OS) mediana nie zostata osiggnieta w grupie
leczonych pembrolizumabem, a w grupie pacjentow przyjmujgcych placebo
wyniosta 52,4 mies. Ryzyko zgonu chorego we wnioskowanej populacji byfo
mniejsze o okoto 28% w przypadku zastosowania PEM w poréwnaniu z placebo
po 36,6 mies. obserwacji (HR=0,72; 95% Cl:0,56-0,93; p=0,00517). WskaZnik
36-miesiecznego  przezycia  catkowitego  wynidést 71,3% w  grupie
PEM w porownaniu z 64,0% w grupie kontrolnej.

Wykazano rowniez IS wydtuzenie EFS w grupie leczonej PEM w porownaniu
do grupy kontrolnej po 36,6 mies. obserwacji (HR=0,59; 95% Cl: 0,48; 0,72).
Mediana przezycia wolnego od zdarzenia podczas drugiej analizy okresowej
wynosita 47,2 miesigca (95% Cl: 32,9; nieosiggnieta) w grupie pacjentow
stosujgcych pembrolizumab i 18,3 miesigca (95% Cl: 14,8, 22,1) w grupie
przyjmujqcej placebo.

IS przewage ocenianej interwencji wzgledem grupy kontrolnej odnotowano
rowniez w zakresie pCR oraz mPR (ocena w ramach pierwszej analizy okresowej).

Profil  bezpieczenstwa okotooperacyjnego leczenia  pembrolizumabem
w skojarzeniu z chemioterapiq, a nastepnie adjuwantowego pembrolizumabu
podawanego po zabiegu chirurgicznym byt zgodny z dotychczas raportowanym
profilem bezpieczeristwa dla PEM.

W wyniku wyszukiwania odnaleziono 2 rekomendacje pozytywne (NICE 2024,
G-BA 2024) i dwie rekomendacje negatywne (HAS 2024, SMC 2024). Ponadto
odnaleziono informacje o odstgpieniu od oceny przez AWTTC (Walia) ze wzgledu
na wydanq opinie NICE 2024 oraz informacje o trwajgcych ocenach w NCPE
(Irlandia) i CDA (Kanada).

W rekomendacjach pozytywnych (NICE, G-BA) zwraca sie gfdwnie uwage
na wykazang w badaniu wyzszq skutecznos¢ klinicznq w porownaniu do samej
chemioterapii. W rekomendacji negatywnej SMIC wskazano na brak efektywnosci
kosztowej, natomiast HAS odmdwit wydania zgody na wczesniejszy dostep
do terapii.

Ogdtem uwzgledniono trzy opracowania wytycznych dotyczgce leczenia
niedrobnokomorkowego raka ptuca: NCCN 2025, NICE 2024 oraz NCI 2024.

Wytyczne NCCN 2025 rekomendujq ocene chorego pod kgtem terapii

przedoperacyjnej, ze szczegdlnym uwzglednieniem mozliwosci zastosowania
niwolumabu, pembrolizumabu lub durwalumabu w skojarzeniu z chemioterapiq
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w leczeniu okotooperacyjnym u pacjentow z guzami 24 cm lub z zajeciem weztow
bez przeciwwskazan do stosowania inhibitorow immunologicznego punktu
kontrolnego. W przeciwnym razie naleZzy zastosowacé neoadjuwantowq
chemioterapie. Wytyczne NCCN zalecajq resekcje w przypadku nowotwordow
mozliwych do leczenia operacyjnego.

Wytyczne NCI z 2024 w przypadku resekcyjnych pacjentow w lIA, IIB stopniu
zaawansowania rekomendujg m.in.: chemioterapie = neoadjuwantowg,
immunoterapie neoadjuwantowq niwolumabem z chemioterapiq oraz
okotooperacyjnqg immunoterapie (m.in. pembrolizumabem) z chemioterapig.
W stadium IlIA zaleca sie m.in.: leczenie chirurgiczne z terapig neoadjuwantowq
lub adjuwantowg, chemio/chemioradioterapie neoadjuwantowg,
immunoterapie neoadjuwantowq niwolumabem z chemioterapiq oraz
okotooperacyjng  immunoterapie (pembrolizumabem, niwolumabem,
toripalimaben, durwalumabem) z chemioterapigq.

W wytycznych NICE z 2024 nie wskazano informacji na temat zastosowania
immunoterapii w leczeniu neoadjuwantowym/adjuwantowym raka ptuca.

Problem ekonomiczny

Zgodnie z oszacowaniami wnioskodawcy w wariancie podstawowym,
w przypadku objecia refundacjq produktu leczniczego Keytruda (pembrolizumab)
w ramach wnioskowanego programu lekowego nastgpi wzrost wydatkow
ptatnika publicznego w stosunku do scenariusza istniejgcego, kolejno o

W przypadku wariantu bez RSS nastqpi wzrost wydatkow ptatnika publicznego,
w stosunku do scenariusza istniejgcego, kolejno o 109,55 min PLN oraz
193,97 min PLN w | i Il roku. Dla scenariusza minimalnego, dodatkowe koszty
dla budzetu wynikajgce z wprowadzenia finansowania leku Keytruda
w analizowanym wskazaniu wyniosq kolejno

Dla scenariusza maksymalnego nastgpi wzrost wydatkow kolejno o

Gtowne argumenty decyzji

e W badaniu wskaznik 36-miesiecznego przezycia catkowitego wyniost 71,3%
w grupie PEM w poréwnaniu z 64,0% w grupie kontrolnej przyjmujgcej
placebo;

e Wykazano IS wydtuzenie EFS w grupie leczonej PEM + ChT w pordwnaniu
z PLC + ChT po 36,6 mies. obserwacji (HR=0,59; 95% Cl: 0,48; 0,72);

e Rekomendacje kliniczne oraz dwie pozytywne rekomendacje refundacyjne;
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e Poznany profil bezpieczeristwa;

e Pozytywne opinie ekspertow.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt. 2 ustawy o refundacji lekdw, Srodkédw 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 Srodkéw publicznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 146), z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej nr: 0T.423.1.61.2024
»Whniosek o objecie refundacjg leku Keytruda (pembrolizumab) w ramach programu lekowego: B.6. »Leczenie
chorych na raka ptuca (ICD-10: C34) oraz miedzybtoniaka optucnej (ICD-10: C45)«”, data ukonczenia:
23.01.2025r.



KARTA NIEJAWNOSCI
Dane zakres$lone kolorem zoftym stanowig informacje publiczne podlegajgce wytgczeniu ze wzgledu
na tajemnice przedsiebiorcy MSD Polska Dystrybucja Sp. z o.0.
Zakres wylaczenia jawnosci: dane objete o$wiadczeniem o zakresie tajemnicy przedsiebiorcy.
Podstawa prawna wylaczenia jawnosci: art. 5 ust. 2 ustawy z dnia 6 wrze$nia 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.
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, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw
medycznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 930 z pézn. zm.)» i art. 35a ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji
lekow, Srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych
(Dz. U. 2024 r., poz. 930 z p6zn. zm.)>?.
Organ dokonujacy wytaczenia jawnosci. Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikaciji.
Podmiot w interesie ktérego dokonano wylaczenia jawnosci: MSD Polska Dystrybucja Sp. z o.0.



Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 18/2025 z dnia 3 lutego 2025 roku
w sprawie zmiany brzmienia wskazania refundacyjnego
dla produktow zawierajgcych methylphenidat

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadng zmiane brzmienia wskazania
refundacyjnego dla produktow zawierajgcych methylphenidat

z: ,Zespdt nadpobudliwosci psychoruchowej wytgcznie jako element
kompleksowego (zawierajgcego psychoterapie) leczenia u dzieci powyzej 6 roku
zycia”

na: ,Zespot nadpobudliwosci psychoruchowej wytqcznie jako element
kompleksowego (zawierajgcego oddziatywania psychospoteczne?) leczenia
u dzieci powyzej 6 roku zycia”.

Uzasadnienie

Zespot nadpobudliwosci  psychoruchowej z deficytem uwagi (ADHD,
ang. Attention Deficit Hyperactivity Disorder) jest jednym z najczestszych
problemdw psychicznych wystepujgcych w populacji osob w wieku rozwojowym.
Jego gtownymi objawami sq deficyt uwagi, nadmierna aktywnosc
i impulsywnos¢.  Schorzenie  wspotwystepuje z  innymi  zaburzeniami
neurorozwojowymi, a u ponad dwoch trzecich populacji dzieci z ADHD stwierdza
sie wystepowanie objawow innych zaburzen. Nieleczone ADHD niesie ze sobg
duze ryzyko powiktan zdrowotnych, emocjonalnych i spotecznych.

Wytyczne kliniczne (SiRM 2023, Stanowisko KK i KW 2010, AADPA 2022,
EAGG 2021, CADDRA 2020, AAP 2019, CPS 2018) wskazujq na koniecznosc
kompleksowego/multimodalnego podejscia w przypadku leczenia ADHD
polegajgcego na poftqczeniu oddziatywan psychospotecznych z interwencjami
farmakologicznymi. Zadne z wytycznych nie wskazujg psychoterapii jako
obligatoryjnego  elementu  kompleksowego  leczenia. Technologiami
farmakologicznymi refundowanymi ze srodkéw publicznych w populacji
pediatrycznej, poza metylofenidatem, sq atomoksetyna oraz guanfacyna

! rozumiane jako: oddziatywania psychospoteczne: psychoedukacja lub terapia psychologiczna lub terapia

pedagogiczna lub treningi lub warsztaty lub psychoterapia lub inne formy poradnictwa lub rézne formy edukacji.

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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(dostepna w ramach importu docelowego), przy czym stosuje sie je w kolejnych
liniach leczenia.

Pojecie ,psychoterapia”, ktore zostato uwzglednione we wczesniejszym
wskazaniu refundacyjnym lekéw zawierajgcych metylofenidat jest odmiennie
interpretowane przez ptatnika publicznego, a odmiennie przez specjalistow
Z dziedziny psychiatrii dzieci i mfodziezy.

Eksperci  kliniczni wskazujg na zasadnos¢ zmiany brzmienia wskazania
refundacyjnego dla produktow zawierajgcych metylofenidat (koniecznos¢
kompleksowego podejscia do leczenia ADHD u dzieci i mtodziezy obejmujgcego
zarowno interwencje farmakologiczne, jak i psychospoteczne). W opinii
klinicystow obowiqzujgce wskazanie refundacyjne nie uwzglednia aktualnych
rekomendacji i standarddow postepowania leczniczego w ADHD, ktdre wskazujg
na  koniecznos¢  kompleksowego leczenia  (nieograniczonego  tylko
do psychoterapii).

Z uwagi na trudnosci w oszacowaniu wielkosci populacji, istniejg ograniczenia
w prognozowaniu wptywu zmiany brzmienia wskazania refundacyjnego
na wydatki ptatnika publicznego. W przypadku wariantu najbardziej
prawdopodobnego wzrost wydatkéw dla ptatnika publicznego wyniesie:
18,1 min zt w pierwszym roku oraz 22,6 min zt w drugim roku prognozy.

Gtowne argumenty decyzji:

e Analiza ChPL produktow leczniczych zawierajgcych metylofenidat,
wytycznych klinicznych oraz rekomendacji refundacyjnych wskazuje
na koniecznos¢ potgczenia interwencji niefarmakologicznych
z farmakologicznymi w leczeniu ADHD. Zadne z powyzszych nie wskazujq
na obligatoryjnosc psychoterapii jako elementu kompleksowego leczenia.

e Opinie ekspertow klinicznych wskazujg na zasadnos¢ zmiany brzmienia
wskazania refundacyjnego dla produktow leczniczych zawierajgcych
metylofenidat.

Uwagi Rady:

e Sformutowanie ,Ilub inne formy poradnictwa lub rdozne formy edukacji”
wymaga doprecyzowania. Zgodnie z opinig NFZ, z punktu widzenia kontroli
ordynacji lekarskiej prowadzonej u swiadczeniodawcow i 0séb uprawnionych
bardzo istotne jest, aby wskazania byty jednoznaczne i nie budzity
waqtpliwosci interpretacyjnych.

e W opinii Rady wskazanie refundacyjne do metylofenidatu powinno byc¢
zgodne z ChPL (dla populacji pediatrycznej).



Opinia Rady Przejrzystosci AOTMIT nr 18/2025 z dnia 03.02.2025 r.

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 31s ust. 6 pkt 4 ustawy z 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki zdrowotne;j
finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 146), z uwzglednieniem opracowania na potrzeby

oceny zasadnosci zmiany brzmienia wskazania refundacyjnego nr: WS.422.1.2025 ,Produkty lecznicze
zawierajace metylofenidat”, data ukonczenia: 30.01.2025 r.



Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 19/2025 z dnia 3 lutego 2025 roku
w sprawie wprowadzenia zmian w ramach programu lekowego
B.25. , Leczenie mukopolisacharydozy typu Il (Zespdt Huntera)
(ICD-10E76.1)”

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne wprowadzenie zmian w ramach programu
lekowego B.25. ,Leczenie mukopolisacharydozy typu Il (Zespdét Huntera)
(ICD-10E76.1)".

Uzasadnienie

Na podstawie art. 31n pkt 5 ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r., o Swiadczeniach
opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkow publicznych (Dz. U. z 2024 r.,
poz. 146 z pozin. zm.), pismem znak: PLR2.4504.703.2024.DG (13 listopada
2024 r.), Minister Zdrowia przekazat Agencji Oceny Technologii Medycznych
i Taryfikacji (AOTMIT) zlecenie dotyczqce przygotowania opinii oceniajgcej
zasadnos¢ wprowadzenia zmian w programie lekowym: B.25: ,Leczenie
mukopolisacharydozy typu Il (Zespdt Huntera) (ICD-10 C91.0)".

Proponowane zmiany:

1. Dodanie punktu dotyczqcego czestosci weryfikacji skutecznosci leczenia
(weryfikacja co 6 m-cy);

2. Usuniecie punktu w ramach kryteriow kwalifikacji dotyczqcego wieku chorego

powyzej ukoriczonego 5. roku Zycia oraz dodanie zapisow dotyczgcych

przeciwskazan do leczenia;

Dodanie zapisow dotyczgcych kryteriow kwalifikacji;

4. Dodanie zapisu w ramach okreslenia czasu leczenia w programie dotyczqcego

pacjentek wytqgczonych wczesniej z programu z powodu cigzy lub karmienia

piersiq;

Dodanie zapisow w ramach kryteriow wyfqczenia z programu;

6. Usuniecie i dodanie zapisow w ramach monitorowania w programie oraz
wykonywanych badarn przy kwalifikacji do leczenia w programie.

w

\n

W ramach wytycznych klinicznych — odnaleziono 3 dokumenty wytycznych
klinicznych dotyczqcych leczenia mukopolisacharydozy typu Il: Zuber 2023,
Italian Journal of Pediatrics (1JP) 2023 oraz wytyczne American College of Medical

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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Genetics and Genomics (ACMG) 2020. W wytycznych odnaleziono informacje
dotyczgce: kryteriow kwalifikacji, monitorowania skutecznosci terapii oraz badar
rekomendowanych przy kwalifikacji do leczenia.

W wytycznych IJP oraz ACMG nie odniesiono sie do kwestii badan oceniajgcych
skutecznos¢ terapii. W publikacji Zuber 2023 przedstawiono badania aktualnie
przeprowadzane u pacjentow w programie lekowym B.25.

EMA jako kluczowe parametry oceny skutecznosci wskazuje 6MWT, wydalanie
glikozaminoglikandw z moczem, pomiar wielkosci sledziony i wqtroby, oraz
ocene ruchomosci stawow. Wszystkie powyzsze sq aktualnie przeprowadzane
w ramach PL B.25.

Stanowigce podstawe zmiany zapisow ChPL w zakresie zastosowania sulfatazy
iduronianu w populacji dzieci ponizej 5 roku zycia badanie HGT-ELA-038 jest
otwartym, wieloosrodkowym badaniem z jedng grupq leczenia otrzymujqcq
infuzje sulfatazy iduronianu, przeprowadzonym u pacjentow ptci meskiej
z chorobg Huntera w wieku od 16 miesiecy do 7,5 lat. Sulfataza iduronianu
powodowata zmniejszenie do 60% wydalania w moczu glikozaminoglikandow oraz
zmniejszenie wielkosci waqtroby i sledziony: wyniki byty porownywalne
do wynikow badania TKT024. Zmniejszenia byty widoczne po 18. tygodniu
i utrzymywaty sie do 53. tygodnia. U pacjentow z wysokim mianem przeciwciat
odpowiedz na leczenie sulfatazq iduronianu byta stabsza w zakresie oceny
wydalania z moczem glikozaminoglikanow oraz wielkosci wqtroby i sledziony.

W badaniu klinicznym HGT-ELA-038 oceniano immunogennosc¢ produktu
leczniczego u dzieci w wieku od 16 miesiecy do 7,5 lat. Podczas badania
trwajgcego 53 tygodnie u 67,9% (19 z 28) pacjentdw co najmniej 1 probka krwi
miata wynik dodatni na obecnosc¢ przeciwciat przeciwko sulfatazie iduronianu,
au57,1% (16 z 28) podczas co najmniej trzech kolejnych wizyt badania probki
miaty wynik dodatni na obecnosc przeciwciat. U piecdziesieciu czterech procent
pacjentow co najmniej jeden raz wynik na obecnosc¢ przeciwciat neutralizujgcych
byt dodatni, a u pofowy pacjentow 7 podczas co najmniej trzech kolejnych wizyt
badania wynik na obecnosc przeciwciat neutralizujgcych byt dodatni.

Dziatania niepozgdane obserwowane u dzieci i mftodziezy generalnie byty
podobne do dziatann obserwowanych u dorostych.

W bibliografiach odnalezionych dokumentdow przeprowadzono wyszukiwanie
dowodow naukowych adekwatnych dla analizowanego problemu decyzyjnego.
Odnaleziono przeglgd systematyczny Al.-Hertani 2024, z wyszukiwaniem
przeprowadzonym w styczniu 2023.

Jednym z pytan badawczych postawionych w przeglqdzie byto: Czy istniejq
jakiekolwiek korzysci lub wady zwiqzane ze stosowaniem dozylnej sulfatazy
iduronianu u pacjentow w wieku ponizej 18 miesiecy lub ponizej 5 lat? Autorzy
zidentyfikowali pie¢ badan, w ktdorych wykazano zmniejszenie poziomu uGAG
za pomocq dozylnej sulfatazy iduronianu w populacjach pediatrycznych
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obejmujqcych dzieci w wieku ponizej 18 miesiecy, przy czym w trzech z nich
odnotowano istotnos¢ statystyczng. Wyniki nie byty jednak stratyfikowane
dla tej grupy wiekowej, a populacje pediatryczne stanowity niewielkg czes¢
wszystkich badanych populacji.

Zidentyfikowano dwa badania, ktore mogq zapewni¢ wglgd w efekt dozylnej
sulfatazy iduronianu u pacjentow, ktorzy rozpoczeli leczenie w wieku ponizej
5 lat. W 12-miesiecznym, otwartym, prospektywnym badaniu przeprowadzonym
przez Giugliani i wsp. 20 (71%) z 28 pacjentéw byto w wieku ponizej 5 lat.
W 3-letniej analizie HOS przeprowadzonej przez Muenzera i wsp. 310 (49%)
z 639 pacjentow byto w wieku 5 lat lub mtodszych. W tych dwdch badaniach
nie dokonano stratyfikacji wynikow wedtug wieku, ale mozna wnioskowac,
Ze korzysci zgtaszane w tych badaniach, takie jak obnizenie poziomu GAG,
zmniejszenie objetosci wqgtroby i Sledziony oraz poprawa FVC i LMVI dotyczg
rowniez dzieci w wieku ponizej 5 lat, biorgc pod uwage, ze stanowity czesc¢
badanej populacji.

Podsumowujqgc, MPS |l jest rzadkg chorobg, z szacowanym wystepowaniem
1:162,000 zywych urodzen. Mimo, ze to mezczyZzni sq w przewazajgcym stopniu
dotknieci schorzeniem, w literaturze zostata opisana mata liczba kobiet
dotknietych chorobg. Choroba ma charakter postepujqgcy i skraca dtugosc zycia.
Szacunkowe koszty zwiqzane z rozpoczeciem terapii pacjentow ponizej 5 roku
zycia wyniosq 2,140 min PLN w pierwszym i 2,243 min PLN w drugim roku.

Glowne argumenty decyzji:

e [stotnos¢ wczesnego rozpoczecia terapii;

e Pozytywne wyniki badania bezpieczenstwa | skutecznosci otrzymane
na podstawie danych z badania HGT-ELA-38 (NCT00607386);

e Mozliwos¢ stosowania sulfatazy iduronianu zgodnie z aktualng
Charakterystykq Produktu Leczniczego.

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 31s ust. 6 pkt 4 ustawy z 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki zdrowotne;j
finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 146), z uwzglednieniem opracowania
nr: 0T.422.0.73.2024 ,Opracowanie dotyczace oceny zasadnosci wprowadzenie kompleksowych zmian
w dotychczasowym opisie programu lekowego: B.25. »Leczenie mukopolisacharydozy typu Il (Zespét Huntera)
(ICD-10: E 76.1)«”, data ukonczenia: 31 stycznia 2025 .
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Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 20/2025 z dnia 3 lutego 2025 roku
W sprawie rozszerzenia wskazania obowigzujgcego obecnie
dla paklitakselu w raku zotgdka (zatacznik C.47) poprzez umozliwienie
stosowania w pierwszej linii leczenia

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne rozszerzenie wskazania obowiqzujgcego
obecnie dla paklitakselu w raku Zotqdka (zatqcznik C.47) poprzez umozliwienie
stosowania w pierwszej linii leczenia.

Uzasadnienie

Analize skutecznosci i bezpieczenstwa stosowania paklitakselu w pierwszej linii
leczenia zaawansowanego raka Zotgdka oparto na wynikach odnalezionych
7 badan spetniajgcych kryteria wtgczenia do przeglgdu (Kim 2019, Li 2011,
Lu 2018, Nakajima 2020, Park 2006, Xie 2019 i Zhao 2022). Oceniano
m.in. obiektywnq odpowiedZ na leczenie (ORR), czas wolny od progresji choroby
(PFS), przezycie catkowite (0OS) oraz czestosc i rodzaj dziatan niepozqdanych:

Kim 2019 - FOLFOX (OXA+5-FU) vs DF (DOC+5-FU) vs PF (PAC+5-FU)

Mediana PFS wyniosta odpowiednio dla FOLFOX, DF i PF (PAC+5-FU): 5,8 mies.
[95%CI: 2,9 — 8,7], 5,7 [95%CI: 3,3 — 8,2] i 4,2 [95%CI: 3,6 — 4,8]. Rdznica byta
istotna statystycznie (p=0,023). W przypadku mediany OS nie wykazano istotnej
statystycznie roznicy pomiedzy wszystkimi czterema grupami (p=0,143). Odsetek
obiektywnych odpowiedzi na leczenie (PR+CR) wynidst 25% w grupie FOLFOX,
16% w grupie DF i 32,6% w grupie PF.

Li 2011 - PCF (PAC+5-FU+CIS) vs FOLFOX-4 (OXA+5-FU+LV)

Mediana OS w grupie PCF (PAC+5-FU+CIS) wyniosta 10,8 mies. [95%CI: 8,9 - 2,7],
natomiast w grupie FOLFOX-4 9,9 mies. [95%CIl: 8,3 - 11,4]. Odsetek
jednorocznych przezy¢ pacjentow w grupie PCF wynidst 36,0%, natomiast
w grupie FOLFOX-4 34,1%. Nie wykazano istotnych rdznic pomiedzy grupami
w zakresie ww. punktow koricowych. W grupie PCF odsetek obiektywnych
odpowiedzi wyniost 48%, natomiast w grupie FOLFOX-4 45,5%.

Lu 2018 - PACX (PAC+CAP+CAP_podtrzymujgco) vs XP (CIS+CAP)

Mediana PFS wyniosta 5,0 mies. [95%CI: 4,3 - 6,3] w grupie PACX (PAC+CAP)
i 5,3 mies. [95%CI: 4,7 - 5,8] w grupie XP (HR=0,906 [95%CI: 0,706 - 1,164;
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p=0,44). Mediana OS wyniosta 12,5 mies. [95%Cl: 11,5 - 14,5] w grupie PACX
i 11,8 mies. [95%Cl: 10,0 - 13,7] w grupie XP (HR=0,878 [95%CI: 0,685 - 1,125];
p=0,30). Zarédwno w przypadku PFS, jak i OS nie stwierdzono istotnych
statystycznie roznic pomiedzy grupami. ORR byt istotnie statystycznie wyzszy
w grupie PACX w poréwnaniu z grupq XP (43,1% vs 28,8%, p=0,012).

Nakajima 2020 - 5-FU+LV vs FLTAX (5-FU+LV+PAC)

Mediany czasu przezycia wyniosty 6,1 mies. [95%Cl: 3,4 - 7,8] i 7,3 mies. [95%CI:
5,0 - 10,6] odpowiednio w ramionach 5-FU/LV i FLTAX (5-FU+LV+PAC) (HR=0,79
[80%CI: 0,60 - 1,05; p=0,14).

Mediana PFS wyniosta 1,9 mies. [95%CI: 1,5 - 3,5] i 5,4 mies. [95%CI: 2,6 - 6,9]
odpowiednio w ramionach 5-FU/LV i FLTAX (HR=0,64 [95%CI: 0,43 - 0,96;
p=0,029).

Mediana czasu do niepowodzenia leczenia wyniosta 1,9 mies. [95%CI: 1,3 - 3,1]
i 5,1 mies. [95%CI: 2,0 - 6,9] odpowiednio w ramionach 5-FU/LV i FLTAX (HR=0,64
[95%CI: 0,43 - 0,96]; p=0,030).

Park 2006 - PF (PAC+5-FU) vs DF (DOC+5-FU)

Kontrole choroby w populacji ITT uzyskano u 76% pacjentéow w grupie PF (PAC+5-
FU) i u 79% pacjentow w grupie DF. WskaZznik odpowiedzi wynidst 42%
w przypadku PF i 33% w przypadku DF (p=0,53). Obie grupy charakteryzowaty sie
podobnym przezyciem wolnym od niepowodzen leczenia (PF - 3,6 mies.,
DF - 4,2 mies.; p=0,92) i catkowitym przezyciem (9,9 vs 9,3 mies.; p=0,42).
W przypadku wszystkich ww. punktow koncowych nie wykazano pomiedzy
grupami roznic istotnych statystycznie.

Xie 2019 FOLFOX-4 (OXA+5-FU+LV) vs TPF (PAC+5-FU+CIS)

Catkowity wspdtczynnik efektywnosci leczenia (CR+PR) w grupie FOLFOX4
byt istotnie wyzszy niz w grupie TPF, a rdznice uznano za istotng statystycznie
(73,3% vs 43,3%; p=0,018).

Odsetki przezycia 2- i 3-letniego w grupie FOLFOX4 byty wyzZsze niz w grupie TPF,
a réznice byty istotne statystycznie (63,3% vs 36,7%, p=0,039 oraz 50% vs 23,3%,
p=0,032). Natomiast w przypadku przezycia 1-rocznego nie wykazano pomiedzy
grupami roznic istotnych statystycznie.

Zhao 2022 - ivPOF (ivPAC+OXA+5-FU+LV) vs ipPOF (ipPAC+OXA+5-FU+LV)
vs MFOLFOX6 (OXA+5-FU+LV)

Mediany PFS i OS dla ivPOF (PAC_dozylnie+OXA+5-FU+LV) wyniosty 6,52 mies.
[95%CI: 4,13 - 10,27) i 9,83 mies. [95%Cl: 7,70 - 19,2]; dla ipPOF
(PAC _dootrzewnowo+0OXA+5-FU+LV) 5,83 mies. [95%CI: 4,43 - 10,93] i 11,03
mies. [95%Cl: 9,93 - 21,8], a dla mFOLFOX6 4,55 mies. [95%CI: 2,73 - 6,87] i 6,87
mies. [95%Cl: 5,83 - 13,6].
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W przypadku PFS, dla porownania ivPOF vs mFOLFOX6 HR wynidst 0,56 [95%CI:
0,33 - 0,94]; p=0,026, a dla porownania ipPOF vs mFOLFOX6 HR=0,56 [95%CI:
0,33 -0,96]; p=0,037).

W przypadku OS, dla porownania ivPOF vs. mFOLFOX6 HR=0,59 [95%CI: 0,35—
1,00]; p=0,043, a dla poréownania ipPOF vs. mFOLFOX6 HR=0,54 (95%CI: 0,32—-
0,93]; p=0,029).

Wskazniki odpowiedzi wyniosty 56,7% [95%Cl: 38,9 - 74,4] dla ivPOF i 37,9%
[95%CI: 20,3-55,6] dla ipPOF. Nie wykazano rdznic istotnych statystycznie
dla obu tych schematdw w poréwnaniu z grupg mFOLFOX6.

Sposrdd odnalezionych 5 wytycznych: National Comprehensive Cancer Network
z 2024 r. (NCCN 2024), American Society of Clinical Oncology z 2023 r. (ASCO
2023), European Society for Medical Oncology z 2022 r. (ESMO 2022), Polskiej
Grupy Badari nad Rakiem Zotqdka z 2022 r. (PGBnRZ 2022) oraz Polskiego
Towarzystwa Onkologii Klinicznej z 2015 r. (PTOK 2015) tylko najnowsze tj. NCCN
2024 rekomendowaty stosowanie paklitakselu w pierszej linii leczenia
zaawansowanego raka zotgdka.

Zaden z poproszonych trzech ekspertdw klinicznych nie przestat opinii na temat
zasadnosci proponowanej zmiany.

W analizie ekonomicznej przyjeto na podstawie danych NFZ, ze liczba chorych
bedzie wynosita ok. 125 pacjentdw rocznie (w wariancie maksymalnym ok. 250
chorych). W przypadku populacji aktualnie stosujgcej docetaksel przyjeto
zamiane leczenia u ok. 45 chorych.

Zgodnie z przeprowadzonymi oszacowaniami:

— Zastgpienie aktualnej praktyki medycznej schematami zawierajgcymi
paklitaksel bedzie wigzato sie zobnizeniem kosztow stosowania chemioterapii
o ok. 1,8-2 min zt rocznie w horyzoncie analizy (w wariancie maksymalnym
4 min z1).

— Zamiana docetakselu na paklitaksel przy zdefiniowanej populacji ok. 45-50
chorych bedzie wigzac sie z wygenerowaniem oszczednosci wynoszqgcych
ok. 20-25 tys. zt rocznie.

Nalezy rownoczesnie podkreslic, iz oszacowania te nie uwzgledniajg
powiekszenia populacji docelowej, a wytqcznie przeniesienie wewngtrz aktualnie
rozpoznawanej liczby chorych. Mozliwe jest wystqgpienie zjawiska rozszerzenia
populacji docelowej, ktora wczesniej miata przeciwwskazania do stosowania
jakiejkolwiek terapii refundowane;.

Gtowne arqumenty decyzji:

e Porownywalna  skutecznos¢ i  bezpieczenstwo z  refundowanymi
komparatorami;

e Pozytywne stanowisko Konsultanta krajowego w dziedzinie onkologii;
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e Leczenie zalecane w najnowszych wytycznych klinicznych (NCCN 2024);
e Prognozowane zmniejszenie wydatkow ptatnika publicznego.

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 31s ust. 6 pkt 4 ustawy z 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki zdrowotnej
finansowanych ze S$rodkéw publicznych (Dz. U. z 2024 r. poz. 146), z uwzglednieniem opracowania
nr: 0T.422.0.75.2024 ,Opracowanie dotyczgce oceny zasadnosci rozszerzenia wskazania dla paklitakselu w raku

zotadka, poprzez umozliwienie stosowania przedmiotowej substancji w pierwszej linii leczenia”, data ukoriczenia:
31 stycznia 2025 r.
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Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 21/2025 z dnia 3 lutego 2025 roku
o projekcie programu ,,Program poprawy opieki nad matka
i dzieckiem w wojewddztwie opolskim w latach 2025-2027”

Rada Przejrzystosci pozytywnie opiniuje projekt programu polityki zdrowotnej
,Program poprawy opieki nad matkqg i dzieckiem w wojewddztwie opolskim
w latach 2025-2027".

Uzasadnienie

Populacje docelowg programu stanowiq zamieszkujgce woj. opolskie kobiety
w ciqzy i do 6 miesiecy po porodzie, noworodki oraz dzieci do 3 r.z., rodzice,
w szczegdlnosci rodzice korzystajgcy z poradnictwa oraz rodzice po stracie
dziecka, a takze personel stuzb swiadczqcych ustugi zdrowotne. Wnioskodawca
wtasciwie uzasadnit potrzebe realizacji programu. W jego projekcie przedstawit
wazne aspekty opieki okofoporodowej, ktora ma znaczgcy wptyw na przebieg
procesow prokreacji, zmniejszenie czestosci jej niepowodzen oraz na prawidtowy
rozwdj dziecka i jego zdrowie. Zasadniczym celem opieki zdrowotnej nad kobietg
w cigzy jest zapewnienie prawidtowego przebiegu ciqzy oraz jak najwczesniejsza
identyfikacja czynnikow ryzyka, ktora umozliwi objecie kobiety profilaktyczng
opiekq na kazdym etapie cigzy. Ponadto wnioskodawca wskazaf, ze zarowno
zakres, jak i ksztatft oferowanej opieki okofoporodowej powinien byc czynnikiem
motywujgcym do podjecia decyzji o macierzynstwie.

Za potrzebqg realizacji zaproponowanego programu polityki zdrowotnej
w wojewddztwie opolskim przemawiajg dane GUS, ktére wskazujqg,
Ze wojewodztwo opolskie jest najszybciej wyludniajgcym sie wojewddztwem
w kraju (w 2022 r. wspotczynnik przyrostu naturalnego przyjgt w regionie poziom
(minus 5,24) przy sredniej wartosci w kraju wynoszqgcej (minus 3,79). Udziat
kobiet w wieku rozrodczym, tj. w wieku 15-49 lat w ogdlnej liczbie kobiet w korcu
grudnia 2022 r. wynosit 43,3% wobec 51,1% w 1995 r. O niskim poziomie
dzietnosci w wojewddztwie swiadczy fakt, ze w 2022 r. na kazde 100 kobiet
w wieku 15-49 lat przypadato 120 urodzonych dzieci, podczas gdy srednio w kraju
126. W ciggu dwdch dekad liczba dzieci do 3 roku zycia zmniejszyta sie w regionie
0 19,4%. Porownanie danych z 2017 i 2019 roku wskazuje, ze w wojewddztwie
opolskim byt najwiekszy w kraju wzrost liczby poronieri samoistnych (w 2017 r.
odnotowano 899, a w 2019 r. 1068 poroniert samoistnych). Natomiast zgodnie
z danymi Map Potrzeb Zdrowotnych na lata 2022-2026 wykazano, ze zmniejsza
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sie liczba zgondw dzieci z niskg masq urodzeniowq (masa ciata ponizej 2500 g),

ktora jest gtownym czynnikiem ryzyka umieralnosci niemowlgt.

W 2024 r. podobny projekt programu - , Projekt programu poprawy opieki

nad matkq i dzieckiem w wojewddztwie opolskim w latach 2024 - 2026” (pismo

nr DZD-5.9011.2.2023.5H z dn. 20.08.2024 r.) uzyskat negatywngq opinie Prezesa

Agencji (opinia nr 73/2024 z dnia 21 paZdziernika 2024 r). W obecnej wersji

projektu wnioskodawca uwzglednit uwagi Prezesa Agencji AOTMIT.

Whnioskodawca wskazat, ze realizator programu zostanie wybrany w drodze

konkursu ofert, co pozostaje w zgodzie z zapisami ustawowymi.

W ramach Programu zaplanowano trzy podprogramy zawierajgce poszczegolne

interwencje:

podprogram | — ,,Poprawa jakosci opieki nad kobietq w okresie ciqzy, porodu

i do 6 miesiecy po porodzie” obejmujqcy:

— wczesne wykrywanie wad rozwojowych (badanie USG genetyczne ptodu,
PAPP-A oznaczone biatko ciezarne A, badanie Beta-bCG, analiza
pozakomorkowego wolnego DNA ptodowego we krwi matki),

— mobilng opieke okofoporodowq (mobilne szkoty rodzenia, mobilna poradnia
laktacyjna, rozszerzona opieka potoinej POZ, wsparcie kobiet po cigzy
mnogiej),

— poradnictwo specjalistyczne (neurologopedy, neonatologa, psychologa,
z zakresu I-szej pomocy przedmedycznej noworodkdow, z zakresu
pielegniarstwa neonatologicznego, fizjoterapeuty z zakresu prawidfowego
rozwoju dziecka, fizjoterapeuty z zakresu wczesnej rehabilitacji kobiet
po porodzie, dietetyka oraz poradnictwo prawne).

podprogram Il — ,,Poprawa jakosci opieki nad dzieckiem do 3 r.z.” obejmujgcy:

— pogtebiong diagnostyke rozwoju dziecka (stosujgc metody: ocena rozwoju
wg kamieni milowych, Monachijska Funkcjonalna Diagnostyka Rozwojowa,
Skala Brazeltona, Metoda Prechtla, Skala Rozwoju Dzieci Bayley (BSID), Karta
Oceny Rozwoju Psychoruchowego (KOPR), profilaktyczne badanie USG dzieci
do 3r.z., przesiewowe badanie objawow spektrum autyzmu (ADOS-2),

— niwelowanie nieprawidfowosci w rozwoju dziecka do 3 r.z. (poradnictwo
pediatry, neurologopedy, psychologa, w zakresie Zywienia oraz wizyty
patronazowe fizjoterapeuty).

Jak zaznaczyt wnioskodawca zaplanowane dziatania bedqg stanowity

uzupetnienie w zakresie diagnostyki zaburzen rozwojowych realizowanych

w ramach NFZ. Wprowadzone w projekcie metody nie sq finansowane
ze srodkow publicznych, a zwiekszajg mozliwosci wczesnego wykrycia wad
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i nieprawidfowosci zarowno w sferze fizycznej, jak i psychicznej dzieci do 3 roku
zycia, co znajduje potwierdzenie w dowodach naukowych.

podprogram Il —,,Wsparcie rodzicow po stracie dziecka” obejmujqgcy:

— multikompleksowy pakiet konsultacji (psychologa, prawnika, potoznej,
fizjoterapeuty w przypadku straty po 22 tygodniu cigzy) oraz ustuge
pracownika socjalnego. Planowane sq zajecia/spotkania organizowane
w formule indywidualnej oraz grupowej. Program zaktada wdrozenie terapii
psychologicznej rodzicow, co nie podlega refundacji,

— szkolenia dla personelu medycznego (zgodnie z zaleceniami odpowiednich
towarzystw i instytutow branzowych),

— dziatania edukacyjno-informacyjne i dziatania informacyjno-promocyjne
(gtdwnie spotkania dot. promocji zdrowia i edukacji w zakresie m.in.:
aspektow opieki okofoporodowej, w tym przygotowania do porodu
i rodzicielstwa, wsparcia matek w czasie ciqzy i po porodzie,
w tym rozwigzywania problemow laktacyjnych, ochrony zdrowia dziecka
w czasie ciqZzy i po urodzeniu, w tym opieki nad noworodkiem oraz
diagnostyki, a takize  wspierania rozwoju dzieci z wadami
wrodzonymi/rozwojowymi). Szczegotowo przedstawiono program
poradnictwa specjalistycznego. Dziatania informacyjno-promocyjne bedq
gtownym narzedziem rekrutacji uczestnikow projektow realizowanych
na podstawie programu.

Uczestnicy bedq mieli mozliwos¢ zakonczenia udziatu w programie na kazdym
Z jego etapow.

Za realizacjg zaproponowanego programu przemawia fakt, Ze na terenie
wojewddztwa opolskiego nie funkcjonuje zaden sSwiadczeniodawca majgcy
podpisang umowe na realizacje koordynowanej opieki nad kobietq w cigzy
(KOC 1). Wskazane przez wnioskodawce interwencje (m.in. warsztaty z udzielania
pierwszej pomocy u niemowlgt, konsultacje z psychologiem i dietetykiem)
w wiekszosci nie sq realizowane w ramach swiadczen gwarantowanych z zakresu
podstawowej opieki zdrowotnej (POZ), ani swiadczen realizowanych w ramach
ambulatoryjnej opieki specjalistycznej (AOS). Badanie zaplanowane przez
wnioskodawce w ramach ,,wczesnego wykrywania wad rozwojowych”, tj. analiza
pozakomodrkowego wolnego DNA pfodowego we krwi matki nie jest aktualnie
finansowane ze swiadczen gwarantowanych w ramach NFZ.

Jako cel gtdwny programu wnioskodawca zaproponowat: poprawe jakosci zZycia
poprzez zwiekszenie dostepu do wysokiej jakosci ustug zdrowotnych w zakresie
opieki nad matkq i dzieckiem w wojewddztwie opolskim u co najmniej 50% osob
objetych wsparciem w czasie realizacji programu, czyli w latach 2025-2027.

Cel gtowny sktada sie z dwdch odrebnych zatozen. Zatozenie pierwsze odnosi sie
do poprawy jakosci zycia i wydaje sie mozZliwe do realizacji za pomocq



Opinia Rady Przejrzystosci AOTMIT nr 21/2025 z dnia 03.02.2025 r.

zaplanowanych w projekcie interwencji [wnioskodawca wskazat narzedzia
pomiarowe, jakie zostang zastosowane do pomiaru jakosci zycia uczestnikow
PPZ. W zaleznosci od wyboru realizatora bedq to: SF-36, Euro — Quality of Life
Questionnaire (EQ-5D, wersja EQ5D3L lub EQ5D-5L)]. Zatozenie drugie dotyczy
zwiekszenia dostepu do wysokiej jakosci ustug zdrowotnych i nie odnosi sie
do efektu zdrowotnego.

W tresci projektu wskazano rowniez 5 celdw szczegdfowych, ktdre odnoszq sie
do:

1. zwiekszenia wykrywalnosci wad wrodzonych i rozwojowych u kobiet w cigzy
(trzeba zaznaczyé, ze w Polsce w latach 2001 — 2004 okoto 12% wad
rozwojowych byfo rozpoznawanych prenatalnie przy zastosowaniu
inwazyjnych i nieinwazyjnych metod diagnostycznych),

2. skorygowania zaobserwowanych u dziecka do 3 roku zycia nieprawidfowosci
w rozwoju u co najmniej 30% dzieci w wieku do 3 roku zycia poprzez objecie
dziataniami majgcymi na celu niwelowanie nieprawidfowosci w rozwoju dzieci
w czasie realizacji programu,

3. wzrostu wiedzy uczestnikow PPZ i wydajq sie mozliwe do zrealizowania
za pomocq zaplanowanych w projekcie dziatan edukacyjnych (wnioskodawca
w tresci projektu wskazat uzasadnienie dla podanych wartosci docelowych;
zaplanowat w projekcie przeprowadzenie pre- i post-testow wiedzy,
oszacowat poziom zdawalnosci testow. Wzory testow nie zostaty zatqgczone
do projektu, co uniemozliwia ich weryfikacje, ale zgodnie z adnotacjg
wnioskodawcy realizator programu ma opracowac formularz testu wiedzy
(pre-test i post-test) zawierajgcego pytania jednokrotnego wyboru.
Prawidfowe bytoby zdefiniowanie pozgdanej wartosci wzrostu wiedzy
uczestnikow w wyniku akcji edukacyjnej (np. o 30%).

Eksperci kliniczni w wiekszosci wypowiedzieli sie za finansowaniem programdow
polityki zdrowotnej z zakresu opieki nad kobietqg ciezarng i w potogu,
ze szczegolnym uwzglednieniem edukacji przedporodowej (szkoty rodzenia),
podkreslajgc rownoczesnie koniecznosc¢ udziatu profesjonalistow medycznych,
w szczegolnosci pofoznych, lekarzy czy fizjoterapeutow w organizowaniu szkolen.
Wskazano, ze realizacja programu nie powinna trwac krocej niz 5 lat.

Projekt programu zawiera wtasciwy opis jego monitorowania oraz ewaluacji,
ktore umozliwiq biezgcg ocene jego przebiegu oraz okreslenie wptywu programu
na sytuacje spotecznqg i zdrowotng w perspektywie wieloletniej. Monitorowanie
realizacji programu bedzie odbywac sie przez caty czas jego trwania. Ocena
jakosci swiadczen w programie bedzie obejmowac analize wynikéw ankiety
satysfakcji, a zgodnie z przyjetymi zatozeniami wskaznik docelowy, ktory
powinien osiggnqc realizator to 70% ankiet z ocenq pozytywnqg. Wskazano,
ze realizator bedzie przeprowadza¢ ocene programu z czestotliwosciq
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dostosowang do etapow jego realizacji lub realizowanych zadan. Ocena bedzie
rowniez przeprowadzona na zakonczenie realizacji programu i obejmowac
bedzie wszystkie ustugi, ktorymi w ramach programu objeci byli
Swiadczeniobiorcy. Do projektu programu zatgczono wtasciwy wzdr ankiety
satysfakcji.

Ocena efektywnosci programu obejmie analize poziomu osiggniecia wskaznikow
okreslonych w projekcie w porédwnaniu z zatozonymi miernikami efektywnosci
i przeprowadzona zostanie na zakonczenie jego realizacji. Mierniki efektywnosci
zostaty okreslone. Wzrost liczby lekarzy, pielegniarek i pofoznych posiadajgcych
wysokie kwalifikacje w zakresie opieki okofoporodowej, ktore mogqg zostac
wykorzystane do realizacji ewentualnych kolejnych programdw lub w ramach
standardowej opieki nad pacjentami zapewni trwatos¢ efektow proponowanego
programu. Whnioskodawca zatozyt rowniez porownanie stanu po zakoriczeniu
realizacji programu ze stanem przed jego wprowadzeniem.

Planowany koszt catkowity realizacji programu wynosi 46 588 236 zt. Realizacja
programu bedzie finansowana ze srodkow Unii Europejskiej w ramach
Europejskiego Funduszu Spotecznego Plus (85%), srodkow Budzetu Parstwa
(10%) oraz wktadu wtasnego (5%). Whnioskodawca przedstawit koszty
jednostkowe poszczegdlnych swiadczen, jakie majq zosta¢ wykonane w ramach
programu oraz podziat kosztow na poszczegdlne lata realizacji programu, ktdora
jest zaplanowana na lata 2025 — 2027. W projekcie nie przedstawiono informacji
ile poszczegdlnych swiadczenn zostanie zrealizowanych, gdyz zdaniem
wnioskodawcy liczba poszczegdlnych swiadczenn bedzie dobierana wedtug
indywidualnych potrzeb uczestnikow. Przy planowaniu budzetu programu
Whnioskodawca opierat sie rowniez na danych z realizowanego w latach 2017 —
2023 programu ,Opolskie dla Rodziny”. Jako stawke jednostkowq ustug
medycznych przyjeto stawke NFZ, ktdrq rozlicza ptatnik za podobne swiadczenia
realizowane w systemie publicznym (wzieto rowniez pod uwage informacje
od 8 jednostek medycznych na terenie woj. opolskiego). Whnioskodawca
zaznaczyt, ze koszty zwiqzane z organizacjq przedsiewzie¢ — tzw. koszty posrednie
oraz koszty dziatan uzupetniajgcych, tj.: szkolen dla personelu medycznego,
dziatan edukacyjno-informacyjnych, dziatan informacyjno-promocyjnych,
dojazdu na rehabilitacje/opieke nad osobami niesamodzielnymi bedg ponoszone
na warunkach okreslonych w wytycznych dot. kwalifikowalnosci wydatkow.
W tresci projektu wnioskodawca odnidst sie takze do ryzyka powielania
Swiadczen gwarantowanych. Zgodnie z przyjetymi zatozeniami realizator
powinien zapewnic, ze w pierwszej kolejnosci bedzie realizowat Swiadczenia
finansowane ze srodkow publicznych, a jedynie w sytuacji gdy dane swiadczenie
wchodzi w logicznq catos¢ danej interwencji bedzie wykorzystywat srodki
w ramach projektu. W przypadku zakwalifikowania swiadczenia jako
Swiadczenia gwarantowanego, przestanie ono byc¢ realizowane w ramach
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programu. Whnioskodawca zapewnit, Zze obowigzek unikniecia podwdjnego
finansowania swiadczenia medycznego spoczywat bedzie na realizatorze.

Gtowne argumenty decyzji:

e wnioskodawca przedstawit wifasciwie opracowany program polityki
zdrowotnej;

e dane demograficzne dotyczqce populacji zamieszkujgcej wojewddztwo
opolskie, w tym populacji dzieci do 3 r.z., jak i dane wskazujgce na rosnqgcq
liczbe  poronien  samoistnych  wskazujg na potrzebe realizacji
zaproponowanego programu polityki zdrowotnej;

e dobre efekty przyniost program poprawy opieki nad matkg i dzieckiem
w ramach programu SSD w wojewddztwie opolskim , Opolskie dla Rodziny”,
ktory zostat zrealizowany w latach 2017-2023.

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 sSrodkéw publicznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 146),
z uwzglednieniem raportu nr: OT.431.101.2024 ,Program poprawy opieki nad matka i dzieckiem
w wojewddztwie opolskim w latach 2025-2027” realizowany przez: Wojewddztwo Opolskie, Warszawa, styczen
2025 oraz Aneksu ,,Programy z zakresu opieki nad kobietg ciezarng i w potogu ze szczegdlnym uwzglednieniem
edukacji przedporodowej (szkoty rodzenia) — wspdlne podstawy oceny” z czerwca 2021 r.
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Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 22/2025 z dnia 3 lutego 2025 roku
o projekcie programu ,,Regionalny Program Zdrowotny w zakresie
rehabilitacji medycznej schorzen uktadu ruchu i obwodowego uktadu
nerwowego, zwigzanych ze sposobem wykonywania pracy,
skierowany do osob pracujgcych i powracajgcych do pracy wsréd
mieszkancow wojewddztwa mazowieckiego”

Rada Przejrzystosci negatywnie opiniuje projekt programu polityki zdrowotnej
»Regionalny Program Zdrowotny w zakresie rehabilitacji medycznej schorzen
uktadu ruchu i obwodowego uktadu nerwowego, zwigzanych ze sposobem
wykonywania pracy, skierowany do osob pracujqcych i powracajgcych do pracy
wsrod mieszkaricow wojewoddztwa mazowieckiego”.

Uzasadnienie

Przedmiotem oceny jest projekt programu polityki zdrowotnej zaplanowany
do realizacji przez Wojewoddztwo Mazowieckie. Program skierowany jest
do mieszkaricow wojewddztwa mazowieckiego w wieku aktywnosci zawodowej
— 0s0b zatrudnionych, ktore z powodu schorzen uktadu ruchu lub obwodowego
uktadu nerwowego, skutkéw wypadkow przy pracy lub chordb zawodowych,
odczuwajg ograniczenie w wykonywaniu pracy zarobkowej lub sq zagrozone
utratqg zdolnosci do pracy, a takie o0sob pozostajgcych bez zatrudnienia,
a doswiadczajgcych problemow z podjeciem zatrudnienia lub powrotem na rynek
pracy na skutek choroby lub niepetnosprawnosci, u ktorych rokowanie
co do odzyskania sprawnosci i zdolnosci do pracy jest pozytywne.

W ramach programu zaplanowano przeprowadzenie kwalifikacji do udziatu
w programie, konsultacji wstepnej i koricowej z lekarzem rehabilitacji medycznej,
Swiadczen z zakresu rehabilitacji medycznej, konsultacji psychologicznej,
konsultacji z lekarzem medycyny pracy oraz grupowe szkolenia z zakresu edukacji
zdrowotnej.

Planowane koszty catkowite zostaty oszacowane na kwote 13 575 600 zi.
Program ma byc¢ finansowany ze srodkow Fundusze Europejskie dla Mazowsza
na lata 2021-2027 (ok. 63%) oraz z wktadu krajowego (ok. 37%).

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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Glowne argumenty decyzji:

e Program powinien zawiera¢ poprawnie sformutowane cele, mierniki
efektywnosci oraz wskazniki oceny stosowane w ramach monitorowania
i ewaluacji programu.

e Projekt programu nie przedstawia szacunkow w zakresie liczebnosci populacji
kwalifikujgcej sie do udziatu w programie, zas szacunki dotyczqce liczebnosci
populacji, ktora bedzie mogta wzig¢ udziat w zaplanowanych interwencjach,
nie sq precyzyjne, jako Ze nie zatoZzono limitu swiadczenr rehabilitacyjnych
przypadajqcych na jednego uczestnika.

e Sposob okreslenia kryteriow wigczenia oraz metody ich weryfikacji
nie zabezpiecza w wystarczajgcym stopniu przez ryzykiem korzystania przez
uczestnikow PPZ z tozsamych sSwiadczen finansowanych z innych srodkow
publicznych.

e W projekcie nie wyjasniono, czy udzielane przez uczestnikow deklaracje
dotyczgce oceny funkcjonalnej bedq weryfikowane w trakcie konsultacji
przeprowadzanej przez lekarza specjaliste rehabilitacji medycznej.

e Do projektu nie dotqczono wzordw pre- i post-testu, ktore majg zostac
wykorzystane do pomiaru poziomu wiedzy uczestnikow.

e Nie wskazano szczegotow w zakresie kontaktu zdalnego z uczestnikami
po roku od ukonczenia programu.

e W projekcie nie przedstawiono szczegotowych informacji na temat udziatu
kosztow bezposrednich w catkowitych kosztach programu, jak rdowniez
nie wyodrebniono kosztow monitorowania i ewaluacji oraz akcji informacyjno-
promocyjnej.

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 sSrodkéw publicznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 146),
z uwzglednieniem raportu nr: 0T.431.104.2024 ,Regionalny Program Zdrowotny w zakresie rehabilitacji
medycznej schorzen uktadu ruchu i obwodowego uktadu nerwowego, zwigzanych ze sposobem wykonywania
pracy, skierowany do oséb pracujacych i powracajagcych do pracy wsrdod mieszkancow wojewddztwa
mazowieckiego” realizowany przez: Wojewddztwo Mazowieckie, Warszawa, styczen 2025 oraz Aneksu
do raportow szczegdtowych: ,Programy z zakresu rehabilitacji niepetnosprawnych i zagrozonych
niepetnosprawnoscig dorostych oraz dzieci i mtodziezy — wspdlne podstawy oceny” z marca 2024 r. i Aneksu
do raportow szczegdtowych ,Programy polityki zdrowotnej z zakresu medycyny pracy — wspdlne podstawy
oceny” z listopada 2017 r.



