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Tomasz Pasierski otworzyt posiedzenie o godzinie 10:02.

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

7 0s6b):

Anna Czerniecka-Kubicka
Matgorzata Dziedziak
Pawet Grzesiewski
Elzbieta Lanc

Tomasz Pasierski

Jacek Rubik

Zbigniew Siudak

Anna Socha-Banasiak
Matgorzata Sznitowska
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Cztonkowie Rady nieobecni przy rozpoczeciu posiedzenia:

1. Arfur Bachta

Proponowany porzgdek obrad:

1.

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

Przygotowanie stanowiska w sprawie oceny leku Skyclarys (omaveloxolonum)
w ramach programu lekowego ,lLeczenie chorych na ataksje Friedreicha
(ICD-10: G11.1)".

Przygotowanie opinii w sprawie oceny zasadnos$ci wprowadzenia zmian
w ramach programu lekowego B. 71. ,lLeczenie terapiq bezinterferonowqg
chorych na przewlekte wirusowe zapalenie watroby typu C (ICD-10: B18.2)".
Przygotowanie opinii w sprawie oceny zasadnos$ci wprowadzenia zmian
dla kladrybiny w ramach programu lekowego B.29. ,lLeczenie chorych
na stwardnienie rozsiane (ICD-10: G35)".

Przygotowanie opinii o projekcie programu polityki zdrowotnej jednostki
samorzgdu terytorialnego ,Program rehabilitacji leczniczej seniorow -
mieszkancow gminy Swieciechowa w wieku od 60 roku zycia na lata 2025-2027".
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6. Przygotowanie opinii w sprawie kontynuacji refundacji we wskazaniach
pozarejestracyjnych dla produktéw leczniczych zawierajgcych substancje czynng
sirolimusum we wskazaniach: stwardnienie guzowate; limfangioleiomiomatoza;
nowotwor z epitelioidnych komaorek przynaczyniowych.

7. Przygotowanie opini w sprawie kontynuacji refundacji we wskazaniach
pozarejestracyjnych dla produktéw leczniczych zawierajgcych substancje czynng
ciclosporinum we wskazaniach: aplazja lub hipoplazja szpiku kosthego; biataczka
z duzych granularnych limfocytow T, wybidércza  aplazja  uktadu
czerwonokrwinkowego; zespot aktywaciji makrofagow; zespdt hemofagocytowy;
matoptytkowosé oporna na leczenie; zespdt mielodysplastyczny - leczenie
paliatywne; stan po przeszczepie konczyny, rogowki, tkanek lub komaorek.

8. Przygotowanie opinii w sprawie kontynuacji refundacji we wskazaniach
pozarejestracyjnych dla produktéw leczniczych zawierajgcych substancje czynng
cyclophosphamidum we wskazaniach: zespdt hemofagocytowy; zespdt POEMS;
matoptytkowosé oporna na leczenie kortykosteroidami; anemia hemolityczna
oporna na leczenie kortykosteroidami.

9. Przygotowanie opinii w sprawie kontynuacji refundacji we wskazaniach
pozarejestracyjnych dla produktéw leczniczych zawierajgcych substancje czynng
danazolum we wskazaniach: matoptytkowos$¢ autoimmunizacyjna oporna
na leczenie; zespot mielodysplastyczny.

10. Przygotowanie opinii w sprawie kontynuacji refundacji we wskazaniach
pozarejestracyjnych dla produktéw leczniczych zawierajgcych substancje czynng
valganciclovirum we wskazaniu: zakazenie wirusem cytomegalii u pacjentéw
poddawanych przeszczepom konczyny, rogowki, szpiku, tkanek lub komodrek —
profilaktyka po zakonczeniu hospitalizacji  zwigzanej z  tfransplantacjq
do 110 dni po przeszczepie.

11. Zakonhczenie posiedzenia.

Ad 1. Zaden z cztonkdw Rady nie zadeklarowat konfliktu interesdw. Rada jednogtosnie
(9 gtosdw ,,za") przyjeta porzgdek obrad.

Ad 2. Analityk Agencji przedstawit najwazniejsze informacje z raportu dot. oceny
leku Skyclarys (omaveloxolonum).

We  wstepnej dyskusji  udziat  wazieli:  Jacek Rubik, Tomasz  Pasierski,
Matgorzata Sznitowska i Matgorzata Dziedziak.

Rada wystuchata stanowiska eksperta oraz przedstawiciela pacjentéw, ktorzy
odpowiadali takze na pytania Rady.

Projekt  stanowiska Rady przedstawit Jacek Rubik, a doprecyzowali
go: Tomasz Pasierski, Jacek Rubik i Matgorzata Dziedziak.

Prowadzqgcy zarzqgdzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada 8 gtosami ,,za” i 1 gtosem
wprzeciw” (9 0séb obecnych) uchwalita negatywne stanowisko
(zatgcznik nr 1 do protokotu).

Ada. 3. Analityk Agencji zaprezentowat najwazniejsze informacje z raportu
dot. wprowadzenia zmian w ramach programu lekowego B.71.
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Artur Bachta po zadeklarowaniu braku konfliktu
interesdw dotgczyt na posiedzenie.

Projekt opinii Rady przedstawita Matgorzata Sznitowska.
Tre$C uchwaty doprecyzowali: Tomasz Pasierski i Matgorzata Sznitowska.

Prowadzgcy zarzqgdzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada jednogtosnie
(10 gtoséow ,,za”) uchwalita pozytywng opinie (zatgcznik nr 2 do protokotu).

Ad 4. Analityk Agencji omowit raport dotyczgcey substancji czynnej kladrybiny.

Rada wystuchata stanowiska eksperta oraz przedstawiciela pacjentdow, ktorzy
odpowiadali takze na pytania Rady.

Projekt opinii Rady przedstawita Elzbieta Lanc, a doprecyzowali jg: Tomasz Pasierski,
Elzbieta Lanc i Matgorzata Dziedziak.

Prowadzgcy zarzqdzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada jednogtosnie
(10 gtosow ,,za") uchwalita pozytywnq opinie (zatgcznik nr 3 do protokotu).

Ad 5. Analityk Agenciji strescit projekt programu polityki zdrowotnej dot. rehabilitacii
leczniczej senioréw — mieszkancéw gminy Swieciechowa, a projekt opinii przedstawit
Pawet Grzesiewski.

Prowadzgcy zarzqdzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada jednogtosnie
(10 gtosow ,,za") uchwalita pozytywnq opinie (zatqcznik nr 4 do protokotu).

Ad 6. Zbigniew Siudak przedstawit projekt opinii dotyczgcy substancji czynnej
sirolimusum we wskazaniach pozarejestracyjnych.

Rada wystuchata stanowiska eksperta oraz przedstawiciela pacjentdw, ktorzy
odpowiadali takze na pytania Rady.

W doprecyzowaniu opinii udziat wzieli: Tomasz Pasierski i Zbigniew Siudak.

Prowadzgcy zarzqdzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada jednogtosnie
(10 gtosow ,,za") uchwalita pozytywng opinie (zatgcznik nr 5 do protokotu).

Ad 7. Artur Bachta przedstawit projekt opinii dotyczgcy substancji czynnej
ciclosporinum we wskazaniach pozarejestracyjnych.

Prowadzgcy zarzqdzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada jednogtosnie
(10 gtosow ,,za"”) uchwalita pozytywng opinie (zatgcznik nr 6 do protokotu).

Ad 8. Anna Czerniecka-Kubicka przedstawita projekt opinii dotyczgcy substancii
czynnej cyclophosphamidum we wskazaniach pozarejestracyjnych.

Prowadzgcy zarzqgdzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada jednogtosnie
(10 gtoséow ,,za") uchwalita pozytywng opinie (zatgcznik nr 7 do protokotu).

Ad 9. Anna Socha-Banasiak przedstawita projekt opinii dotyczgcy substancii czynnej
danazolum we wskazaniach pozarejestracyjnych.

Prowadzgcy zarzqdzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada jednogtosnie
(10 gtosow ,,za"”) uchwalita pozytywnq opinie (zatgcznik nr 8 do protokotu).
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Ad 10. Zbigniew Siudak przedstawit projekt opinii dotyczgcy substancji czynnej
valganciclovirum we wskazaniach pozarejestracyjnych.

Prowadzqgcy zarzqgdzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada jednogtosnie (10 gtosow
,Za") uchwalita pozytywnq opinie (zatgcznik nr 9 do protokotu).

Ad 11. Prowadzqgcy zakonczyt posiedzenie o godzinie 13:04.
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Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 19/2025 z dnia 10 lutego 2025 roku
w sprawie oceny leku Skyclarys (omaweloksolon) w ramach
programu lekowego , Leczenie chorych na ataksje Friedreicha (ICD-
10: G11.1)”

Rada Przejrzystosci uznaje za niezasadne objecie refundacjg produktu
leczniczego Skyclarys (omaveloxolonum), kapsutki twarde 50 mg, 90 kaps., kod
GTIN: 00373179500443, w ramach programu lekowego , Leczenie chorych na
ataksje Friedreicha (ICD-10: G11.1)”.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Ataksja Friedreicha (FA) jest zaburzeniem wielouktadowym dziedziczonym
w sposob autosomalnie recesywny, spowodowanym mutacjq w genie FXN, ktdra
prowadzi do obnizenia poziomu frataksyny - biatka mitochondrialnego,
wystepujgcego w catym organizmie, ktore odgrywa istotnq role w homeostazie
zelaza i fagodzeniu skutkow stresu oksydacyjnego. W FA niedobor frataksyny
prowadzi do zmniejszenia produkcji ATP poprzez zwiqzki zelazowo-siarkowe,
odktadanie zelaza w mitochondriach, zwiekszong produkcje reaktywnych form
tlenu, co skutkuje wiekszym obciqgzeniem stresem oksydacyjnym. FA powigzana
jest z objawami z zakresu osrodkowego jak i obwodowego ukftadu nerwowego,
uktadu  miesniowo-szkieletowego, miesnia sercowego i wydzielania
wewnetrznego trzustki. Najczestszymi objawami sq ataksja chodu i konczyn,
dyzartria, zaburzenia rownowagi, utrata odruchow z koriczyn dolnych z gtebokg
utratq czucia, poZniejsze stadia choroby wiqzq sie z wystepowaniem objawow
ze strony uktadu piramidowego i manifestujq sie one zwfaszcza w obrebie
konczyn dolnych w postaci ostabienia sity miesniowej oraz nieprawidtowego
napiecia miesniowego. Wiekszos¢ pacjentow zmuszona jest do korzystania
z wozka siedzgcego, w zaleznosci od Zrddfa, przed trzeciq dekadq zycia lub po 15—
20 latach trwania choroby. U okotfo dwdch trzecich pacjentow wystepuje
kliniczna lub subkliniczna neuropatia nerwu wzrokowego, a ostros¢ wzroku
ma tendencje do powolnego zmniejszania sie wraz z chorobq, az u niewielkiej
liczby osob dochodzi do slepoty. Typowe nieprawidtowosci uktadu miesniowo-
szkieletowego obejmujq skolioze, stope wydrgzong (pes cavus) i stope korisko-
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szpotawq. W FA wystepujq tez objawy zwigzane z kardiomiopatiqg przerostowq.
Ataksja Friedreicha jest chorobq postepujgcqg. Dowody sugerujq, ze osoby
Z wczesniejszym poczqtkiem choroby majq ciezszy i dynamiczniej postepujgcy
przebieg choroby. Najczestszq przyczynq zgonu w FA sq dysfunkcje
kardiologiczne, takie jak zastoinowa niewydolnosé serca lub arytmia. Sredni wiek
zgonu wynosi 37 lat (zakres wiekowy 12-87; okofo 25 lat lub wiecej
od wystgpienia choroby nawet u najmtodszych pacjentow). Inne odnotowywane
przyczyny zgonu to udar niedokrwienny, choroby serca i zapalenie pftuc.
Postepowanie w FA od lat koncentruje sie na leczeniu objawowym, realizowanym
przez multidyscyplinarne zespoty fizjoterapeutow, logopedow i lekarzy
specjalizacji dzieciecych oraz dorostych.

Alternatywne technologie medyczne

Whnioskodawca jako technologie alternatywnqg dla omaweloksolonu wskazat
placebo dodane do leczenia standardowego (SoC) rozumianego jako naturalny
przebieg choroby i stosowanie lekow objawowych. Odnalezione wytyczne
kliniczne dotyczq jedynie leczenia objawowego i podtrzymujgcego w FA.

W lutym 2023 roku omaweloksolon w postaci leku Skyclarys zostat zatwierdzony
w Stanach Zjednoczonych przez FDA i jest wskazany w leczeniu ataksji Friedreicha
u dorostych i mtodziezy w wieku 16 lat i starszych. Omaweloksolon jest aktywnym
po podaniu doustnym, mafoczqsteczkowym, potsyntetycznym lekiem
triterpenoidowym.

Doktadny mechanizm dziatania terapeutycznego omaweloksolonu u pacjentow
z ataksjq Friedreicha, nie jest znany. Wykazano, ze omaweloksolon aktywuje
szlak jgdrowego czynnika transkrypcyjnego pochodzenia erytroidalnego typu
2 (ang. nuclear factor (erythroid-derived 2)-like 2, Nrf2) w warunkach in vitro
oraz in vivo u zwierzqgt i ludzi. Szlak Nrf2 uczestniczy w odpowiedzi komdrkowej
na stres oksydacyjny. Istniejq istotne dowody wskazujgce, ze w komodrkach
pacjentow z ataksjq Friedreicha wystepuje obnizone stezenie i aktywnosc
czynnika Nrf2.

Dowody naukowe

Do przeglgdu systematycznego wnioskodawcy wtqgczono 1 pierwotne badanie
zrandomizacjq MOXIE, porownujgce skutecznos¢ i bezpieczenstwo
omaweloksolonu (OMAW) z placebo (PLC) w populacji wnioskowanej. Do analizy
wtgczono rowniez publikacje Lynch 2024 (badanie cross-over) dotyczqcq
porownania posredniego skutecznosci i bezpieczeristwa omaweloksolonu
z przedtuzonej obserwacji badania MOXIE (OLE) z badaniem dotyczgcym
naturalnego przebiegu choroby (FACOMS) oraz przeglgd systematyczny Jain
2022.

Analiza skutecznosci
Pierwszorzedowy punkt koricowy (zmiana w skali mFARS)



Stanowisko Rady Przejrzystosci AOTMIT nr 19/2025 z dnia 10.02.2025 r.

W 48. tygodniu badania w grupie pacjentow stosujgcych omaweloksolon wiecej
chorych doswiadczyto poprawy wyniku mFARS (Zmodyfikowana Skala Oceny
Ataksji Friedreicha oparta na badaniu neurologicznym) (zdef. jako zmiane
od wartosci wyjsciowej: <-1,9 pkt) w porédwnaniu z placebo (47% vs 27%), wynik
nie osiggnqt jednak istotnosci statystycznej.

Natomiast u istotnie statystycznie mniejszego odsetka pacjentow w grupie
omaweloksolonu odnotowano pogorszenie wyniku w skali mFARS, zdef. jako
zmiane od wartosci wyjsciowej 21,9 (21% vs 44%).

W badaniu MOXle wykazano tez istotng statystycznie roznice na korzysc
omaweloksolonu w poréwnaniu do placebo w zakresie zmiany wartosci w skali
MFARS dla obu subpopulacji: ARP (wszyscy randomizowani chorzy, niezaleznie
od obecnosci stopy wydrqzonej); FAS (petna populacja, chorzy bez stopy
wydrqgzonej).

W badaniu MOXle wykazano istotnqg statystycznie rdznice na korzysc
omaweloksolonu w poréwnaniu do placebo w zakresie zmiany wyniku w skali
mMFARS w subpopulacjach pacjentow uwzgledniajgcych: kardiomiopatie
w wywiadzie / chorych z dostepnymi danymi na temat df. powtorzen GAA1 /
chorych z kardiomiopatiq w wywiadzie oraz dostepnymi danymi na temat
df. powtorzen GAA1 / dtugosc powtdrzen GAA1 > 675 / chorych poruszajqcych sie
samodzielnie. Nie odnotowano IS réznic w zakresie zmiany wyniku w skali mFARS
w przypadku subpopulacji uwzgledniajgcych: pacjentow dorostych /
subpopulacje dzieci / dfugos¢ powtdrzern GAA1< 675 / chorych niezdolnych
do samodzielnego poruszania sie.

Pozostate punkty koncowe

Zgodnie z oceng PGIC (ogdlna ocena zmiany w opinii pacjenta, ang. Patient
Global Impression of Change) w 48. tygodniu terapii w odniesieniu do stanu
wyjsciowego, w zakresie poprawy (zdef. jako zmiane od wartosci wyjsciowej
<4 pkt.), jak i pogorszenia (zdef. jako zmiane od wartosci wyjsciowej <4 pkt.)
wyniku nie odnotowano IS roznic pomiedzy grupami. W grupie chorych
przyjmujgcych omaweloksolon nie odnotowano IS zmiany wyniku PGIC.

W 48. tygodniu terapii roznica wyniku w skali CGIC (ogdlna ocena zmiany w opinii
klinicysty, ang. Clinician Global Impression of Change) pomiedzy grupami
wynosita -0,13 pkt i nie byta istotna statystycznie (p=ns).

W 48. tyg. obnizenie wyniku w tescie 9-HPT (test 9 dotkowy, ang. 9-hole peg test,
9-HPT) odnotowano w obu badanych grupach. W grupie OMAW odnotowana
roznica pomiedzy 48. tygodniem terapii, a poczqtkiem badania byta istotna
statystycznie i wynosita —0,0014 1/s (SEM=0,0007), p=0,04, a w grupie PLA
-0,0001 1/s (SEM=0,0006), natomiast nie odnotowano IS réznicy pomiedzy
obiema grupami (p=ns).
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W 48. tyg. obnizenie wyniku w tescie T25-FW (test chodu na dystansie 25 stdp,
ang. timed 25-foot walk test) odnotowano w obu badanych grupach (wyniki IS).
Oszacowana Ssrednia roznica pomiedzy grupami w zakresie ocenianego
parametru byta nieistotna statystycznie (p=ns).

W 48. tyg. w grupie omaweloksolonu odnotowano nieistotny statystycznie
wzrost pracy maksymalnej natomiast w grupie pacjentow przyjmujgcych placebo
odnotowano IS wzrost ocenianego parametru. RozZnica pomiedzy grupami
OMAW vs PLC nie osiggneta istotnosci statystycznej (p=ns).

Zmiana mediany (min, max) ilosci upadkdw byta mniejsza w grupie
omaweloksolonu — wynik nie osiggnqgt IS.

Srednia zmiana wyniku testu FA-ADL (ocena wykonywania czynnosci Zycia
codziennego, ang. Friedreich’s Ataxia - validated Activities of Daily Living) (w 48.
tyg. terapii vs stan poczqtkowy) w grupie omaweloksolonu wynosita -0,17 pkt
(SEM=0,450), p=ns, a w grupie placebo 1,14 pkt (SEM=0,42), p=0,009. Rdznica
miedzy badanymi grupami byta IS (p=0,04) na korzys¢ OMAW (zdef. jako zmiane
od wartosci wyjsciowej: <-0,4 pkt).

Poprawe wyniku testu FA-ADL odnotowywano czesciej w grupie pacjentow
stosujgcych omaweloksolon (poprawa wyniku FA-ADL (36% vs 20%)
w porownaniu do grupy PLC (brak informacji o IS wyniku, brak wartosci
parametru p). Natomiast pogorszenie wyniku testu FA-ADL odnotowywano
czesciej w grupie pacjentow stosujgcych placebo vs OMAW (pogorszenie wyniku
FA-ADL (47% vs 66%) (brak informacji o IS wyniku, brak wartosci parametru p).
Poprawa wynikow w zakresie parametrow mFARS, FA-ADL oraz PGIC
wystepowata czesciej w grupie omaweloksolonu w poréwnaniu z placebo
(15% vs 2%) (brak informacji o IS wyniku, brak wartosci parametru p).
Brak pogorszenia wynikow w zakresie parametrow mFARS, FA-ADL oraz PGIC
wystepowat u wyiszego odsetka pacjentow w grupie przyjmujgcej
omaweloksolon vs PLC (38% vs 17%) (brak informacji o IS wyniku, brak wartosci
parametru p).

Wyniki z przedtuzonej fazy badania MOXIE — faza otwarta badania (OLE)

Dla populacji FAS roznica w wyniku mFARS pomiedzy grupami omaweloksolonu
i placebo, obserwowana na kornicu randomizowanego etapu badania zostata
zachowana na koncu 72. tygodnia przedtuzonej fazy badania MOXIE (OLE).
Kryteria rownowaznosci dla populacji APR nie zostaty spetnione (wynik gornej
granicy 90%Cl >0).

Analiza skutecznosci (publikacja Lynch 2024, badanie cross-over)

W ramach analizy PMC (Propensity matched comparison) wykazano,
ze w przebiegu badania MOXIE wynik wzrdst o 3,0 pkt. podczas gdy w badaniu
FACOMS wynik mFARS wzrdst o 6,61 pkt (analiza w catej populacji).
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Odnotowano IS rdznice pomiedzy wynikami uzyskiwanymi przez pacjentow
z badania OLE (cata populacja i chorzy leczeni uprzednio PLC) i FACOMS
w zakresie zmiany wyniku mFARS wzgledem baseline po 1. i 2. roku terapii.
Nie odnotowano IS réZznic w zakresie zmiany w skali mFARS miedzy pacjentami
z badania OLE (pacjenci leczeni od poczqgtku OMAW) i FACOMS.

Badanie wtorne

W ramach przeglgdu systematycznego odnaleziono przeglqd systematyczny Jain
2022, ktorego celem byta ocena skutecznosci i bezpieczeristwa interwencji
terapeutycznych stosowanych w terapii ataksji Friedreicha
(m.in. omaweloksolonu, deferipronu i reweratrolu). Do przeglgdu wtgczono
32 publikacje, dotyczgce 28 badan w tym: 22 RCTs, 5 badani o charakterze
otwartym, 2 badania jednoramienne, 2 badania obserwacyjne i 1 badanie typu
cross-over. Sposrdod witgczonych badan 3 publikacje dotyczyty stosowania
omaweloksolonu w pordwnaniu do placebo (badanie MOXle). W ramach
analizy skutecznosci w przeglgdzie Jain 2022 oceniano m.in. zmiane wyniku
MFARS w badaniu MOXle czes¢ 1 (ustalenie odpowiedniej dawki
omaweloksolonu) oraz w badaniu MOXle czes¢ 2 (pordwnanie stosowanie
omaweloksolonu w dawce 150 mg vs placebo). Autorzy przeglgdu Jain 2022
wskazujq, ze leczenie omaweloksolonem przetozyto sie na IS wiekszq poprawe
w skali mFARS pordwnaniu z placebo w przebiegu 48-tygodniowego okresu
obserwacji. W przypadku analizy bezpieczenistwa autorzy przeglgdu Jain 2022
wsrod najczestszych zdarzen niepozgdanych, wystepujgcych podczas stosowania
omaweloksolonu, deferipronu i reweratrolu wymieniajg zmiany: parametrow
z krwi, parametrow nerkowych i laboratoryjnych zwiqgzanych z wqtrobg tj. wzrost
poziomu ALT i AST, zmniejszenie stezenia ferrytyny w surowicy, spadek poziomu
krwinek biatych. Wyniki dotyczqce drugiej czesci badania MOXle byty spdjne
z wynikami przedstawionymi przez wnioskodawce.

Problem ekonomiczny

Zgodnie z oszacowaniami wnioskodawcy zastosowanie leku Skyclarys jako terapii
dodanej do terapii standardowej w miejsce terapii dotychczasowej jest drozsze
i skuteczniejsze. = Oszacowana  wartos¢  parametru  ICUR  wyniosta
5574 645 PLN/QALY. Oszacowana wartos¢ ICUR znajdujq sie powyzej progu
optacalnosci.

Przy wartosciach ICUR oszacowanych w analizie podstawowej, wyznaczona przez
wnioskodawce wartos¢ progowej ceny zbytu netto leku, przy ktdrej koszt
uzyskania dodatkowego roku Zzycia skorygowanego o jakosSc¢, jest rowny
wysokosci progu, o ktorym mowa w art. 12 pkt 13 i art. 19 ust. 2 pkt 7 ustawy
wynosi PLN za opakowanie leku. Oszacowana wartos¢ progowa jest
nizsza od wnioskowanej ceny zbytu netto 0
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Prognozowana ftqczna liczba chorych stosujgcych produkt leczniczy Skyclarys
w wariancie podstawowym scenariusza nowego wynosi

Zgodnie z oszacowaniami wnioskodawcy, w przypadku objecia refundacjq
produktu leczniczego Skyclarys w ramach proponowanego programu lekowego
nastgpi wzrost wydatkow ptatnika publicznego o ok. 41,12 min zt w | roku oraz
o ok. 85,45 min zt w Il roku refundacji.

Probabilistyczna analiza wrazliwosci wykazata, Ze oceniana technologia nie jest
optacalna kosztowo przy aktualnym progu optacalnosci kosztowej.
Prawdopodobieristwo optacalnosci kosztowej dla leku Skyclarys jest minimalne.
W zadnym z testowanych scenariuszy w ramach analizy wrazliwosci
nie odnotowano zmiany wnioskowania — Skyclarys pozostaje technologig
drozszq od komparatora, wartosci parametrow ICUR znajdujq sie powyzej progu
optacalnosci.

Dodatkowo biorgc pod uwage niepewnosc¢ oszacowan populacyjnych, liniowe
wchodzenie pacjentow do modelu, niezaspokojong potrzebe leczenia pacjentow
we wnioskowanym wskazaniu oraz dtugi przewidywany czas terapii, rzeczywisty
wplyw na budzet, moze by¢ wyziszy niz oszacowany. NaleZzy mie¢ na wzgledzie,
ze wyniki przedstawione BIA dotyczq 2-letniego horyzontu czasowego, ktory
moze byc¢ niewystarczajgcy dla uzyskania rownowagi na rynku. Dostep
do nowego leczenia moze rdwniez skutkowal zwiekszeniem liczby
wykonywanych testow genetycznych, co moze wptywac na wzrost populacji,
co nie zostato ujete w analizach.

Odnaleziono jedng rekomendacje pozytywnq HAS z 2024 r. i jedng opinie
oceniajgcqg wystepowanie dodatkowej korzysci klinicznej G-BA z 2024 r.
Zidentyfikowano ponadto informacje na stronie NICE, zgodnie z ktdrq decyzja
refundacyjna dla omaweloksolonu w leczeniu ataksji Friedreicha jest w toku,
lek jest takze w trakcie oceny prowadzonej przez NCPE, Zorginstituut Nederland
oraz CDA-AMC. Wg pozytywnej opinii HAS 2024 Skyclarys nie zapewnia poprawy
(ASMR V) w strategii terapeutycznej ataksji Friedreicha w pordwnaniu
do dostepnych opcji leczenia, zwrdcono tez uwage na ograniczenia dostepnych
dowoddw naukowych. G-BA 2024 wskazuje, ze w ogdlnej ocenie zidentyfikowano
niemierzalng dodatkowq korzys¢ dla omaweloksolonu, ale dane naukowe
nie pozwalajg na jej ilosciowe okreslenie. Ponadto w opinii G-BA nie mozna
wnioskowac o istotnosci klinicznej uzyskanego efektu (zmiany wyniku w skali
MFARS) w badaniu MOXle.

Gtowne argumenty decyzji

e Brak danych naukowych na poprawe przezycia pacjentow oraz odlegte
utrzymywanie sie efektow leczenia;
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e Brak jednoznacznych danych na temat wpfywu leku na powikfania
kardiologiczne FA, ktore sq gtownym powodem przedwczesnej
Smiertelnosci pacjentow;

e Brak dowoddw naukowych na skutecznos¢ w populacji pacjentow z ciezkg
postaciq choroby;

e Duza niepewnosc co do szacunku liczebnosci populacji docelowej;
e Wyjgtkowo wysokie koszty leczenia.

e Lek jest refundowany tylko w 3 krajach europejskich.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt. 2 ustawy o refundacji lekow, srodkéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 930 z pdzn. zm.),
w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 2 ustawy z 27 sierpnia 2004 r. o Swiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych
ze Srodkéw publicznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 146), z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej analizy
weryfikacyjnej nr: 0T.423.1.65.2024 ,Wniosek o objecie refundacjg leku Skyclarys (omaweloksolon) w ramach
programu lekowego: »Leczenie chorych na ataksje Friedreicha (ICD-10: G11.1)«”; data ukoriczenia 31.01.2025 r.

Inne wykorzystane zrodta danych:

1. Opinia przedstawiciela pacjentéw i eksperta przedstawiona w trakcie posiedzenia Rady Przejrzystosci.



KARTA NIEJAWNOSCI

Dane zakreslone kolorem Zoftym stanowiq informacje publiczne podlegajgce wytgczeniu ze wzgledu na tajemnice
przedsiebiorcy (Biogen Poland Sp. z 0.0.).

Zakres wyfqczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem Biogen Poland Sp. z 0.0. o zakresie tajemnicy przedsiebiorcy.

Podstawa prawna wylqgczenia jawnosci: art. 5 ust. 2 ustawy z dnia 6 wrzesnia 2001 r. o dostepie do informacji publicznej
(Dz. U. z2022r., p0z.902) w zw. z art. 11 ust. 2 ustawy z dnia 16 kwietnia 1993 r. o zwalczaniu nieuczciwej konkurencji
(Dz. U. 22022 r., poz. 1233), art. 35 ust. 4a - 4b ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. 2024 r., poz. 930 z pézn. zm.)* i art. 35a
ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, Srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia Zywieniowego oraz
wyrobéw medycznych (Dz. U. 2024 r., poz. 930 z pézn. zm. )~

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

Podmiot w interesie ktorego dokonano wytgczenia jawnosci: Biogen Poland Sp. z o.0.

! podstawa prawna zakreslen danych objetych tajemnicg przedsiebiorcy bedgcego wnioskodawcg w rozumieniu ustawy z dnia
12 maja 2011 r. o refundaciji lekéw, srodkdw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych
(Dz. U. 2024 r., poz. 930 z pézn. zm.)



Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 23/2025 z dnia 10 lutego 2025 roku
w sprawie zasadnosSci wprowadzenia zmian
w ramach programu lekowego B. 71. , Leczenie terapia
bezinterferonowg chorych na przewlekte wirusowe zapalenie
watroby typu C (ICD-10: B18.2)”

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne wprowadzenie zmian w ramach programu
lekowego B. 71. ,Leczenie terapiq bezinterferonowq chorych na przewlekte
wirusowe zapalenie wqtroby typu C (ICD-10: B18.2)”.

Rada proponuje witgczenie do programu populacji pediatrycznej jedynie
w zawezonej grupie wiekowej 3-18 lat, zgodnie z zarejestrowanymi wskazaniami
dla odpowiednich produktow leczniczych. Rada nie ma uwag do proponowanych
zmian w zakresie badan diagnostycznych.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Kluczowa zmiana w ww. programie lekowym dotyczy witgczenia populacji
pediatrycznej (0-18) z przewlektym wirusowym zapaleniem wqtroby typu
C do leczenia terapiami bezinterferonowymi dostepnymi w ramach programu
lekowego B.71.

W ramach programu lekowego B.71 dostepne sq nastepujgce terapie: Harvoni
(sofosbuwir + ledipaswir), Epclusa (sofosbuwir + welpataswir), Maviret
(glekaprewir + pibrentaswir) i Vosevi (sofosbuwir + welpataswir +
woksyleprewir), stosowane do tej pory w populacji oséb dorostych z przewlektym
wirusowym zapaleniem waqtroby typu C (pWZW C). Aktualnie wskazania
rejestracyjne obejmujq leczenie pWZW C u dorostych oraz u dzieci i mtodziezy
w wieku 3 lat i starszych w przypadku produktow Harvoni, Epclusa i Maviret,
ktore sq dostepne dla mniejszych dzieci w formie granulatu a nie tabletek.
Dla produktu leczniczego Vosevi (tylko dostepny w formie tabletek) wskazania
do stosowania obejmujq dzieci w wieku 12 lat i starsze.

Majgc powyzZsze na uwadze, wiqgczenie do programu lekowego B.71 populacji
dzieci w wieku 0-3 lata wiqzatoby sie z zastosowaniem lekow poza wskazaniami
rejestracyjnymi (off-label).

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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Dowody naukowe

W odhniesieniu do stosowania terapii bezinterferonowej u dzieci z pWZW
odnaleziono jeden przeglgd systematyczny z metaanalizg (Indolfi 2024), 6 badarn
prospektywnych bez grupy kontrolnej oraz jedno badanie retrospektywne.
Przeglgd systematyczny Indolfi 2024 objgt 49 badan z udziatem 2848 dzieci z HCV.
W kazdej z 3 grup wiekowych (12-18 lat, 6-11 lat i 3-5 lat) SVR12 osiggnieto
przynajmniej na poziomie 96%. Takq skutecznos¢ potwierdzono takze
w pozostatych badaniach.

Nie zaobserwowano dfugoterminowego negatywnego wptywu leczenia
na rozwoj dzieci i u wszystkich leczonych SVR utrzymywato sie podczas badania
obserwacyjnego (ocena EMA raportu GS-US-334-1113).

Powyzsze terapie rekomendowane sq dla dzieci od 3 roku zycia w wytycznych
opisujgcych leczenie pWZW C (amerykanskie AASLD&IDSA 2023, Updated Clinical
Guidelines 2024, europejskie ESPGHAN 2024 i polskie PTH: PGE HCV 2023).

Wpftyw na budzet

Wedtug dostepnych danych epidemiologicznych w Polsce zyje ok. 157 000
chorych na WZW C, z czego 3500 to dzieci i mtodziez (ok. 170 chorych w wieku
0- 2 lata, 280 w wieku 3-6 lat, 610 w wieku 7-11 lat i 2400 w wieku 12-18 lat).
Szacuje sie, ze populacja ponizej 18 r.z. kwalifikujgca sie do proponowanego
programu lekowego B.71 wyniesie od 59 do 71 pacjentdow. Przy analizie wptywu
na budzet dla wariantu podstawowego liczebnos¢ populacji docelowej
oszacowano na 59 w I roku i 59 w Il roku analizy.

W scenariuszu istniejgcym uwzgledniajgcym charytatywny dostep do leku (FOC)
oraz umowy podziatu ryzyka (RSS) tgczne obcigzenia budzetowe zwigzane
z leczeniem docelowej populacji chorych wyniosq po 153 tys. PLN w | i Il roku
analizy. Natomiast w scenariuszu nowym tgczne obcigzenia budzetowe zwiqzane
z leczeniem docelowej populacji chorych ulegnie kilkukrotnemu wzrostowi
(rocznie _ uwzglednieniem RSS; 4,467 min PLN bez RSS).

Inne zmiany w programie

Zaproponowane zmiany do programu lekowego B.71 obejmujg ponadto zmiany
w obrebie badan diagnostycznych (zardwno dla populacji dorostych pacjentow
jak i pacjentow pediatrycznych) polegajgce na: 1/ dodaniu jakoSciowego
oznaczenia HCV RNA przy kwalifikacji, 2/usuniecie oznaczenia albuminy,
bilirubiny i protrombiny przy kwalifikacji oraz 3/ usuniecie oznaczenia bilirubiny
wykonywanego podczas monitorowania leczenia.

Nalezy zaznaczyc, ze oznaczenie jakosciowe HCV RNA jest juz dostepne w ramach

aktualnego programu lekowego B.71 i dopuszcza sie wykonanie takiego badania
na etapie monitorowania leczenia po 12 tygodniach od zakoriczenia leczenia.
Z tego wzgledu, ze to badanie diagnostyczne zostato juz uwzglednione w wycenie
terapii, jak rowniez z uwagi na fakt, ze nie usunieto wszystkich badan
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diagnostycznych, proponowane zmiany w postepowaniu diagnostycznym
nie bedg miaty konsekwencji finansowych.
Gtodwne arqumenty decyzji

o Wiqgczenie populacji pediatrycznej w wieku 3-18 lat do programu lekowego
B.71 jest uzasadnione sytuacjq epidemiologicznq i badaniami klinicznymi
skutecznosci terapii u dzieci;

e Dopuszczone aktualnie do obrotu produkty lecznicze nie obejmujq
we wskazaniach dzieci ponizej 3 roku zycia.

Uwagi Rady:

e Ze wzgledu na brak dowodow naukowych na stosowanie lekow Epclusa,
Harvoni i Maviret u dzieci ponizej 3. roku zycia oraz leku Vosevi u dzieci
ponizej 12. roku Zzycia, a takze zgodnie z zapisami w Charakterystyce
Produktu Leczniczego (ChPL), rozszerzenie populacji docelowej powinno byc¢
ograniczone do pacjentow w wieku 3-18 lat (Maviret, Harvoni, Epclusa) oraz
12-18 lat (Vosevi).

e Ze wzgledu na wysokie koszty terapii wigczenie do programu pacjentow
pediatrycznych powinno nastgpic z zastosowaniem instrumentow dzielenia
ryzyka.

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 srodkéw publicznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 146), z uwzglednieniem opracowania nr:
0T.422.0.77.2024 ,,Zmiany w opisie programu lekowego B.71 Rozszerzenie populacji o pacjentéw ponizej 18r.2.”;
data ukonczenia: 7 lutego 2025 r.
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Dane zakreslone kolorem czarnym stanowiq informacje publiczne podlegajgce wytgczeniu ze wzgledu
na tajemnice przedsiebiorcow (GILEAD SCIENCES POLAND Sp. z o.0., AbbVie sp. z 0.0)

Zakres wylqgczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem o zakresie tajemnicy przedsiebiorcy

Podstawa prawna wyfqczenia jawnosci: art. 5 ust. 2 ustawy z dnia 6 wrzesnia 2001 r. o dostepie do
informacji publicznej (Dz. U. z 2022 r., p0z.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) i, art.. 35 ust. 4a - 4b ustawy z dnia 12 maja
2011 r. o refundacji lekdw, srodkdow spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow
medycznych (Dz. U. z 2023 r., poz. 826 z pézn. zm.)1) i art. 35a ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji
lekéw, Srodkdw spozywczych specjalnego przeznaczenia Zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z
2023 r., poz. 826 z péin. zm.).

Organ dokonujqgcy wytqczenia jawnosci: Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Podmiot, w interesie ktorego dokonano wyfqczenia jawnosci: GILEAD SCIENCES POLAND Sp. z o.0., AbbVie
sp.zo0.0



Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 24/2025 z dnia 10 lutego 2025 roku
w sprawie zasadnosci wprowadzenia zmian dla kladrybiny w ramach
programu lekowego B.29 , Leczenie chorych na stwardnienie
rozsiane (ICD-10: G35)”

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne wprowadzenie zmian dla kladrybiny
w ramach programu lekowego B.29. ,Leczenie chorych na stwardnienie rozsiane
(ICD-10: G35)”.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny dotyczy ztagodzenia kryteriow kwalifikacji do leczenia
kladrybing w 1.linii RRMS. Obecnie kwalifikacja odbywa sie w przypadku
rozpoznania RRMS na podstawie wystgpienia minimum dwdch rzutow
klinicznych niezaleznie od zmian MRI w okresie 12 m-cy przed kwalifikacjq.
Propozycja MZ: w przypadku rozpoznania RRMS wystqgpienie minimum 1 rzutu
klinicznego albo co najmniej 1 nowe ognisko GD+ w okresie 12 m-cy przed
kwalifikacjq.

Refundowany produkt leczniczy kladrybina jest przeznaczony do stosowania
u dorostych w leczeniu rzutowej postaci stwardnienia rozsianego o duzZej
aktywnosci, potwierdzonej objawami klinicznymi lub wynikami diagnostyki
obrazowej (MRI).

Zakres zlecenia dotyczy oceny zmian w zakresie populacji w PL B.29 oraz analizy
wptywu na budzet ptatnika.

W wyniku przeglgdu nie odnaleziono zadnego badania dotyczqcego pacjentow
ZRRMS z co najmniej 1 zmianq GD+, ale bez rzutow, u ktdrych stosowano
kladrybine.

W zwiqzku z brakiem dowoddw naukowych przedstawiono wyniki najnowszego
przeglgdu systematycznego Cochrane’a z metaanalizg sieciowq (NMA; Gonzalez-
Lorenzo 2024). Wyniki przeglgdu wskazujg na wysokqg skutecznos¢ kladrybiny
w odniesieniu  do innych dostepnych immunomodulatoréow | lekdéw
immunosupresyjnych stosowanych u pacjentow w 1.linii RRMS.

Podsumowanie wytycznych praktyki klinicznej przedstawiono na podstawie
polskich wytycznych PTNeuro 2023 oraz 5 wytycznych zagranicznych

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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ECTRIMS/EAN 2018 (Europa), AAN 2018 (USA, podtrzymane w 2024), NICE 2019-
2024 (UK), CNS 2022 (Chorwacja) oraz DGN 2023 (Niemcy).

W Zadnym z odnalezionych dokumentdow nie odniesiono sie do kryteriow
kwalifikacji leczenia kladrybing z RRMS, tj. do wystgpienia co najmniej 1 nowego
ogniska GD+ w okresie 12 m-cy przed kwalifikacjq pacjenta do ww. terapii.
Terapia modyfikujgca przebieg choroby, w tym kladrybina, powinna byc
rozpoczynana u chorych z aktywnq postacig RRMS niezwtocznie po dokonaniu
rozpoznania (wystepowanie rzutow klinicznych choroby [> 1] lub aktywnosc
radiologiczng stwierdzonqg w badaniu MRI [czesto 22 zmiany GD+]).

Wytyczne PTNeuro 2023 wskazujq, ze w przypadku pacjentow RRMS o wysokiej
aktywnosci powinno sie stosowac leczenie o duZzej skutecznosci,
tj. m.in. kladrybing w tabletkach.

W opiniach ekspertow sq wskazania na niewielkie zmiany odsetka pacjentow
leczonych innymi lekami w 1. linii RRMS. Szacujq ok. 0,5-1 % spadek w zakresie
kilku terapii. Eksperci podkreslajq, ze dotychczas kladrybing w zawezonym
wskazaniu byto leczonych ok. 300-370 pacjentow, podczas gdy pacjenci leczeni
innymi lekami z rozpoznaniem RRMS z min. 1 rzutem stanowili ok. 20-25 tysiecy
0s0b. Podgrupq, ktora najbardziej skorzysta ze ztagodzenia kryteriow leczenia
kladrybing sq gtownie kobiety planujqce cigze, osoby aktywne, pacjenci majqcy
problemy ze stosowaniem sie do zalecen lekarskich lub z chorobami
wspotistniejgcymi.

Przejscie na leczenie kladrybinq oznacza dodatkowy koszt dla NFZ- od _
do

Gtowne argumenty decyzji

o Wysoka skutecznos¢ kladrybiny w odniesieniu do innych dostepnych
immunomodulatoréow i lekdw immunosupresyjnych  stosowanych
u pacjentow z RRMS;

e Opdznienie przejscia do Il linii leczenia w znacznej grupie pacjentow;
e Dfugoterminowa skutecznosc leczenia;

e Objecie leczeniem kobiet planujgcych cigze, osob aktywnych, pacjentow
majgcych problemy ze stosowaniem sie do zalecen lekarskich
lub z chorobami wspdtistniejgcymi;

e Akceptowalny wptyw na budzet ptatnika.
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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 pdzn. zm. ), z uwzglednieniem opracowania
nr: 0T.422.0.85.2024 ,Zmiany w opisie programu lekowego B.29 ujednolicenie kryteriéw kwalifikacji

dla kladrybiny w I linii leczenia rzutowo remisyjnej postaci stwardnienia rozsianego (RRMS)”; data ukonczenia:
5 lutego 2025 r.

1. Opinia przedstawiciela pacjentow i eksperta przedstawiona w trakcie posiedzenia Rady Przejrzystosci.



KARTA NIEJAWNOSCI

Dane zakreslone kolorem z6ftym stanowiq informacje publiczne podlegajqce wytqczeniu ze wzgledu na tajemnice
przedsiebiorcy (Merck Sp. z 0.0.).

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

Podstawa prawna wylqczenia jawnosci: art. 5 ust. 2 ustawy z dnia 6 wrzesnia 2001 r. o dostepie do
informacji publicznej (Dz. U. z 2022r., p0z.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, srodkow spozywczych specjalnego przeznaczenia Zywieniowego oraz wyrobow
medycznych (Dz. U. z 2023 r., poz. 826 z p6Zn. zm.)1) i art. 35a ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji
lekow, srodkow spozywczych specjalnego przeznaczenia Zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U.
z2023r., poz. 826 z pézn. zm.).

Organ dokonujqcy wytqczenia jawnosci: Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji.

Podmiot, w interesie ktorego dokonano wytgczenia jawnosci: Merck Sp. z o.0.

Dane zakreslone kolorem czarnym stanowiq informacje publiczne podlegajgce wytgczeniu ze wzgledu
na tajemnice przedsiebiorcéw (Biogen Idec, Teva Pharmaceuticals Polska, Merck Europe B.V., Bayer AG, Roche,
Novartis Ireland, Bristol-Myers Squibb Pharma EEIG, zr pharma & GmbH, MagnaPharm Poland sp. z 0.0., KRKA-
POLSKA Sp. z 0.0., Sanofi sp. z 0.0., Gedeon Richter Plc., EGIS Pharmaceuticals PLC, Bausch Health Poland Sp. z
0.0., Sandoz Polska Sp. z 0.0., Adamed Pharma S.A., +pharma arzneimittel GmbH, Accord Healthcare Polska Sp.
z 0.0., Glenmark Pharmaceuticals Sp. z 0.0., Zentiva Polska Sp. z 0.0., STADA Arzneimittel AG).

Zakres wytqgczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem o zakresie tajemnicy przedsiebiorcy

Podstawa prawna wytqgczenia jawnosci: art. 5 ust. 2 ustawy z dnia 6 wrzesnia 2001 r. o dostepie do informacji
publicznej (Dz. U. z 2022 r., poz.902) w zw. z art. 11 ust. 2 ustawy z dnia 16 kwietnia 1993 r. o zwalczaniu
nieuczciwej konkurencji (Dz. U. z 2022 r., poz. 1233) i, art.. 35 ust. 4a - 4b ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o
refundacji lekow, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych
(Dz. U. 22023 r., poz. 826 z pézn. zm.)1) i art. 35a ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, srodkéw
spozywczych specjalnego przeznaczenia zZywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2023 r., poz. 826
zZ pozn. zm.).

Organ dokonujqcy wyftgczenia jawnosci: Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Podmiot, w interesie ktorego dokonano wylgczenia jawnosci: Biogen Idec, Teva Pharmaceuticals Polska,
Merck Europe B.V., Bayer AG, Roche, Novartis Ireland, Bristol-Myers Squibb Pharma EEIG, zr pharma & GmbH,
MagnaPharm Poland sp. z o0.0., KRKA-POLSKA Sp. z o.0., Sanofi sp. z o.0., Gedeon Richter Plc., EGIS
Pharmaceuticals PLC, Bausch Health Poland Sp. z o.0., Sandoz Polska Sp. z o0.0., Adamed Pharma S.A.,
+pharma arzneimittel GmbH, Accord Healthcare Polska Sp. z o.0., Glenmark Pharmaceuticals Sp. z o.o.,
Zentiva Polska Sp. z 0.0., STADA Arzneimittel AG



Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 25/2025 z dnia 10 lutego 2025 roku
o projekcie programu ,,Program rehabilitacji leczniczej seniorow —
mieszkancow gminy Swieciechowa w wieku od 60 roku zycia na lata
2025-2027"

Rada Przejrzystosci pozytywnie opiniuje projekt programu polityki zdrowotnej
,Program rehabilitacji leczniczej senioréw — mieszkaricéw gminy Swieciechowa
w wieku od 60 roku Zycia na lata 2025-2027”, pod warunkiem uwzglednienia
uwag Rady.

Uzasadnienie

Oceniany projekt programu, pt. ,Program rehabilitacji leczniczej seniorow —
mieszkaricow gminy Swieciechowa w wieku od 60 roku zycia na lata 2025-2027,
zostat zaplanowany do realizacji w latach 2025-2027.

Projekt PPZ skierowany jest do dorostych mieszkaricéw gminy Swieciechowa
w wieku 60 lat | wiecej.

Whnioskodawca zaznacza, Ze zgodnie z danymi z Urzedu Stanu Cywilnego na dzien
18.11.2024 r. liczba 0séb spetniajgcych ww. kryteria wynosi 1 856. Informacje
przedstawione w projekcie sq zblizone do danych zamieszczonych na stronie
internetowej Gtownego Urzedu Statystycznego. W celu oszacowania liczby osob,
ktore mogq skorzysta¢ z programu, przyjeto wspotczynnik chorobowosci AOS
z powodu chordb uktadu kostno-miesniowego, nerwowego oraz urazow
w powiecie leszczyriskim na poziomie 4211 przypadkdw na 100 000
mieszkaricow. Na tej podstawie, populacje docelowq w gminie Swieciechowa
oszacowano na okofo 78 0so0b rocznie. Wnioskodawca zaznacza jednak,
ze ze wzgledu na ograniczenia finansowe, gmina planuje objg¢ PPZ okofo
50 dorostych mieszkarnicow rocznie, co stanowi okofo 66% szacowanej populacji
docelowej. Zatem biorqgc pod uwage 3-letni okres realizacji PPZ, zostanie
nim objete fqcznie 150 osob.

W zakresie dziatan interwencyjnych zaplanowano:

— wizyty fizjoterapeutyczne, majgce na celu kwalifikacje uczestnika do PPZ,
uwzgledniajgc zaplanowanie indywidualnego planu rehabilitacyjnego,
oraz weryfikacje skutecznosci przeprowadzonych dziatan rehabilitacyjnych
w ramach programu. Indywidualny plan rehabilitacyjny bedzie tworzony

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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przez fizjoterapeute. Zabiegi zostanqg dobrane na podstawie indywidualnych
potrzeb pacjenta. Plan rehabilitacyjny bedzie obejmowat tqcznqg wartosc
punktowq wynoszqcq 550 punktow (+/- 3 punkty) na caty cykl rehabilitacyjny,
trwajqgcy 10 dni;

— cykl zabiegow fizjoterapeutycznych. Zabiegi obejmujq: zabiegi realizowane
z bezposrednim zaangazowaniem fizjoterapeuty — 36,49 punktow, zabiegi
kinezyterapeutyczne - 8,55 punktow, ¢wiczenia ruchowe
ogolnousprawniajgce — 3,21 punktdow, zabiegi fizykalne — 5,27 punktow,
zabiegi masazu — 18,25 punktow, zabiegi realizowane z wykorzystaniem
wody — 10,24 punktow;

— dziatania edukacyjne, ktore obejmqg jedno spotkanie trwajgce 45 minut,
przeprowadzone w grupach maksymalnie 20-osobowych. Spotkania bedq
prowadzone przez lekarza, pielegniarke, fizjoterapeute Ilub dietetyka.
Zgodnie z planem, przed i po prelekcji przeprowadzone zostanie badanie
poziomu wiedzy uczestnikow, przy zastosowaniu pre-testu oraz post-testu.
Wzdr testu zostat zatgczony do projektu PPZ. Tematyka spotkania
obejmowac bed:zie takie zagadnienia jak: rola diety oraz suplementacji diety,
aktywnosc¢ fizyczna, ergonomia pracy w kontekscie profilaktyki wtdrnej
chordéb uktadu ruchu i urazow, zapobieganie wypadkom izranieniom,
istotnosc¢ zdrowego trybu Zycia oraz sposoby radzenia sobie ze stresem.

Planuje sie takze przeprowadzenie akcji informacyjnej w zakresie PPZ.

Gtownym zatozeniem (celem) programu jest ,zmniejszenie dolegliwosci
bolowych o co najmniej minimalnq istotnq klinicznie réznice 14 mm u co najmniej
30% uczestnikow Programu, dotknietych problemem urazéw, chorob
obwodowego uktadu nerwowego Iub chorob uktadu ruchu, poprzez
kompleksowe dziatania rehabilitacyjne prowadzone na terenie gminy w latach
2025-2027".

W projekcie wskazano réowniez 1 cel szczegotowy, odnoszqcy sie do wzrostu
wiedzy uczestnikow PPZ (lub utrzymania wysokiego poziomu wiedzy).

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

Planowane koszty catkowite zostaty oszacowane na 189 000 zt (ok. 63 000 zt
rocznie). Zrédta finansowania: Gmina Swieciechowa.

Dokonujgc oceny projektu PPZ nalezy wskazac, ze zgodnie z definicig WHO
rehabilitacja jest kompleksowym postepowaniem w odniesieniu do o0sob
niepetnosprawnych fizycznie i psychicznie, ktore ma na celu przywrocenie petnej
lub mozliwej do osiggniecia sprawnosci fizycznej i psychicznej, zdolnosci do pracy
i zarobkowania oraz zdolnosci do brania czynnego udziatu w zyciu spotecznym.
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Rehabilitacja poprzez wptyw na: docelowe funkcje i struktury organizmu,
dziatania i uczestnictwo, czynniki Srodowiskowe | osobiste, przyczynia
sie do osiggniecia i utrzymania optymalnego funkcjonowania danej osoby
w interakcji z otoczeniem.

Osoby starsze, podobnie jak wszyscy dorosli, powinny podejmowac regularng
aktywnosc fizycznq (WHO 2020).

Eksperci sq zgodni, Ze istnieje zasadnos¢ finansowania Programow Polityki
Zdrowotnej z zakresu rehabilitacji niepetnosprawnych | zagrozonych
niepetnosprawnosciq dorostych oraz dzieci i mfodziezy. Warunki realizacji PPZ
powinny byc¢ zgodne z wymogami zawartymi w rozporzqdzeniu Ministra Zdrowia
w sprawie swiadczen gwarantowanych z zakresu rehabilitacji leczniczej

Nadto eksperci oraz rekomendacje potwierdzajq zasadnos¢ prowadzenia dziatan
edukacyjnych w procesie rehabilitacji.

Populacja docelowa projektu PPZ znajduje odzwierciedlenie w opiniach
ekspertow i rekomendacjach, tak samo jak przewidziane w nim interwencje,
w tym dziatania edukacyjne. Rowniez zgodnie z opiniami ekspertow projekt PPZ
przewiduje, ze realizator PPZ (podmiot wykonujgcy dziatalnosc leczniczq) bedzie
musiat speftnia¢ wymogi okreslone w rozporzqdzeniu Ministra Zdrowia z dnia
6 listopada 2013 r. w sprawie swiadczen gwarantowanych z zakresu rehabilitacji
leczniczej.

Zarowno cel gtdwny, jak i cel szczegotowy, za pomocq przewidzianych w projekcie
PPZ dziatan, wydajq sie mozliwe do osiggniecia.

Nalezy przy tym wspomniec, ze wszystkie zaplanowane przez wnioskodawce
interwencje fizykoterapeutyczne i kinezyterapeutyczne znajdujq sie w wykazie
Swiadczen gwarantowanych z zakresu rehabilitacji leczniczej.

Niemniej na terenie gminy Swieciechowa umowy z NFZ na realizacje $wiadczer
z zakresu rehabilitacji leczniczej nie posiada zaden swiadczeniodawca. Nalezy
uznad, ze ta okolicznos¢ stanowi dodatkowe uzasadnienie dla wdrozenia
projektowanego PPZ.

Nalezy rowniez zaznaczyc, ze AOTMIT opiniowat juz podobny projekt programu
gminy Swieciechowa, pn. ,,Program rehabilitacji senioréw — mieszkancéw gminy
Swieciechowa na lata 2023-2027”. Otrzymat on opinie negatywngq, niemniej
w obecnie opiniowanym projekcie PPZ wnioskodawca uwzglednit uwagi Prezesa
AOTMIT (opinia 46/2023 z 25 sierpnia 2023 r.).

Uwagi Rady:

e Brak uzasadnienia dla przyjetych wartosci docelowych celu gtownego.

o W zakresie opisow etapow PPZ i dziatar podejmowanych w ramach etapow
nie uwzgledniono wszystkich zaplanowanych interwencji, tj. wizyty
fizjoterapeutycznej i dziatan edukacyjnych.
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e Projekt PPZ, w zakresie kryteriow wytqczenia z programu, przewiduje
ztoZzenie oswiadczenia przez uczestnika PPZ o braku korzystania
ze Swiadczenn rehabilitacji leczniczej finansowanych przez gmine
Swieciechowa, NFZ, ZUS, KRUS lub PFRON, niemniej w zatgcznikach
dotgczonych do projektu PPZ nie przewidziano tresci takiego oswiadczenia.

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.431.108.2024 ,,Program rehabilitacji leczniczej senioréw — mieszkarncow gminy
Swieciechowa w wieku od 60 roku zycia na lata 2025-2027” realizowany przez: Gmine Swieciechowa”; data
ukonczenia: luty 2025 oraz Aneksu do raportéw szczegétowych: ,Programy z zakresu rehabilitacji
niepetnosprawnych i zagrozonych niepetnosprawnoscia dorostych oraz dzieci i mtodziezy — wspdlne podstawy
oceny” z marca 2024 r.
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Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 26/2025 z dnia 10 lutego 2025 roku
w sprawie objecia refundacjg lekdw zawierajgcych substancje czynng
sirolimusum w zakresie wskazan do stosowania lub dawkowania,
lub sposobu podawania odmiennych niz okreslone w Charakterystyce
Produktu Leczniczego tj.: stwardnienie guzowate;
limfangioleiomiomatoza; nowotwor z epitelioidnych komérek
przynaczyniowych

Rada Przejrzystosci uwaza za zasadng kontynuacje refundacji lekow
zawierajgcych substancje czynnq sirolimusum we wskazaniach:

e stwardnienie guzowate;
e |imfangioleiomiomatoza;

e nowotwor z epitelioidnych komorek przynaczyniowych.

Uzasadnienie

Poprzednie opinie Rady Przejrzystosci z roku 2019 i 2022, dotyczqgce stosowania
sirolimusu we wnioskowanych wskazaniach, byty pozytywne. Brak jest nowych
dowoddw naukowych, ktore mogtyby wpfyngé¢ na zmiane wnioskowania.
Lek wymieniany jest w miedzynarodowych wytycznych. Uwzgledniajgc powyzsze
Rada uznaje za zasadne kontynuacje refundacji lekow zawierajgcych substancje
czynnqg sirolimusum we wskazaniach: stwardnienie guzowate;
limfangioleiomiomatoza; nowotwor z epitelioidnych komaorek przynaczyniowych.

Terapia jest znaczeni tansza od terapii ewerolimusem posiadajgcym rejestracje
w tym wskazaniu i rdwnie skuteczna.

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 40 ustawy o refundacji lekow, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 930 z pdin. zm.),
w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 5 ustawy z 27 sierpnia 2004 r. o swiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych
ze Srodkéw publicznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 146).

1. Opinia przedstawiciela pacjentdw i eksperta przedstawiona w trakcie posiedzenia Rady Przejrzystosci.
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Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 27/2025 z dnia 10 lutego 2025 roku
w sprawie objecia refundacjg lekdw zawierajgcych substancje czynng
ciclosporinum w zakresie wskazan do stosowania lub dawkowania,
lub sposobu podawania odmiennych niz okreslone w Charakterystyce
Produktu Leczniczego tj.: aplazja lub hipoplazja szpiku kostnego;
biataczka z duzych granularnych limfocytéw T; wybidrcza aplazja
uktadu czerwonokrwinkowego; zespot aktywacji makrofagéw; zespot
hemofagocytowy; matoptytkowos¢ oporna na leczenie; zespot
mielodysplastyczny — leczenie paliatywne; stan po przeszczepie
konczyny, rogéwki, tkanek lub komorek

Rada Przejrzystosci uwaza za zasadng kontynuacje refundacji lekow
zawierajgcych substancje czynnq ciclosporinum we wskazaniach:

e aplazja lub hipoplazja szpiku kostnego;

e biataczka z duzych granularnych limfocytow T;

e wybidrcza aplazja uktadu czerwonokrwinkowego;

e zespot aktywacji makrofagow;

e zespot hemofagocytowy;

e matoptytkowosc oporna na leczenie;

e zespot mielodysplastyczny — leczenie paliatywne;

e stan po przeszczepie konriczyny, rogowki, tkanek lub komdrek.
Uzasadnienie

Cyclosporyna jest lekiem immunosupresyjnym stosowanym powszechnie
od wielu lat w wielu jednostkach chorobowych. Praktyka kliniczna oraz wytyczne
towarzystw naukowych potwierdzajg uzytecznos¢ kliniczng cyclosporyny
w leczeniu skojarzonym we wnioskowanych wskazaniach.

Analiza kliniczna dostepnych dowoddw naukowych posiada jednak istotne
ograniczenia, ze wzgledu na badania niskiej jakosci, matg populacje pacjentow
biorgcych udziat w badaniach, znaczgce roznice populacji badanej w stosunku
do populacji wnioskowanej, rozne dawki oraz skojarzenie w terapii z roznymi
innymi lekami.
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Mimo powyzszych ograniczen Rada Przejrzystosci pozytywnie opiniowata
wnioski o objecie refundacjqg cyclosporyny w przedmiotowych wskazaniach
(Opinia Rady Przejrzystosci nr 115/2019 z dnia 15 kwietnia 2019 r. i nr 41/2022
z dnia 14 marca 2022 r.). Od czasu wydania ostatniej opinii Rady, nie pojawity
sie nowe publikacje oceniajgce skutecznosc¢ cyclosporyny we wnioskowanych
wskazaniach.

Uwzgledniajgc dostepne dowody naukowe oraz wieloletnie doswiadczenia
i ugruntowanq  pozycje w  lecznictwie,  potwierdzonq  wytycznymi
i rekomendacjami towarzystw naukowych, Rada uwaza, Zze cyclosporyna
powinna by¢ dostepna, jako jedna z alternatyw terapeutycznych,
we wskazaniach pozarejestracyjnych wymienionych we wniosku.

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 40 ustawy o refundacji lekéw, srodkow spozywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2024 r.,, poz. 930 z pdéin. zm.),
w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 5 ustawy z 27 sierpnia 2004 r. o Swiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych
ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 146).
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Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 28/2025 z dnia 10 lutego 2025 roku

w sprawie objecia refundacjg lekdw zawierajgcych substancje czynng

cyclophosphamidum w zakresie wskazan do stosowania lub

dawkowania, lub sposobu podawania odmiennych niz okreslone
w Charakterystyce Produktu Leczniczego tj. zespot hemofagocytowy;
zespot POEMS; matoptytkowosé oporna na leczenie
kortykosteroidami; anemia hemolityczna oporna na leczenie
kortykosteroidami

Rada Przejrzystosci uwaza za zasadng kontynuacje refundacji lekow
zawierajgcych substancje czynng cyclophosphamidum we wskazaniach:

zespot hemofagocytowy;
zespot POEMS;

matoptytkowosc¢ oporna na leczenie kortykosteroidami;

e anemia hemolityczna oporna na leczenie kortykosteroidami.
Uzasadnienie

W dniu 14 marca 2022 roku zostata wydana pozytywna Opinia Rady
Przejrzystosci nr 42/2022 w sprawie zasadnosci objecia refundacjq lekow
zawierajgcych substancje czynnq cyklofosfamid, w tym samym wskazaniu.

W wyniku wyszukiwania aktualnych wytycznych klinicznych dotyczqcych leczenia
zespotu hemofagocytowego, zespotu POEMS, matoptytkowosci oraz anemii
hemolityczne, odnaleziono kilka nowych opracowan.

Rozpatrzone dowody naukowe nie zmieniajqg wnioskowania z poprzedniego
raportu odnosnie mozliwosci stosowania cyklofosfamidu w ocenianych
jednostkach chorobowych i jakosci dowodow naukowych. Dotychczasowe
opracowania wskazujq, ze cyklofosfamid jest stosowany w leczeniu zespotfu
hemofagocytowego (HLH), zespotu POEMS, matoptytkowosci opornej na leczenie
kortykosteroidami i anemii hemolitycznej opornej na leczenie kortykosteroidami.
W ramach wyszukiwania odnaleziono nastepujgce wytyczne kliniczne NCCN
2024, PGSz 2022/2023, PTHIT 2023, NCCN 2025. W :zaktualizowanych
zaleceniach Polskiej Grupy Szpiczakowej — PGSz 2022/2023, dotyczqgcych
rozpoznawania i leczenia szpiczaka plazmocytowego oraz innych dyskrazji,
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wymieniono cyklofosfamid wsrdod najczesciej stosowanych lekow w POEMS.
Zalecenia te sq rowniez zgodne z NCCN 2024. W wytycznych zawartych w NCCN
2025 oraz PTHIT 2023 wymieniono cyklofosfamid jako opcje terapeutyczng
w przypadku opornej na wczesniejsze leczenie anemii hemolitycznej.

Ponadto, w publikacji Autore 2024 dotyczqcej zespotu POEMS wskazuje
sie na zasadnos¢ stosowania cyklofosfamidu uzyskujgc wskazniki przezycia
bez progresjii ogdlnego przezycia po 6 latach na poziomie 65%. Podobne wnioski
uzyskano w publikacji Khouri 2024 oraz He 2024, w ktorych zalecono stosowanie
ixazomibu w leczeniu zespotu POEMS. Przedstawiono wyniki badania
w potgczeniu z cyklofosfamidem i deksametazonem u nowo zdiagnozowanych
pacjentow z POEMS. Triplet wykazat zadawalajgcq skutecznosc i tolerancje
stanowigc opcje leczenia dla pacjentow z POEMS.

Odnalezione dowody naukowe nie zmieniajg wnioskowania z poprzedniego
raportu odnosnie do mozliwosci stosowania cyklofosfamidu w ocenianych
jednostkach chorobowych i jakosci dowoddw naukowych, co uzasadnia
utrzymanie pozytywnej opinii Rady w sprawie refundacji leku cyklofosfamid.

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 40 ustawy o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 930 z pdin. zm.),
w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 5 ustawy z 27 sierpnia 2004 r. o Swiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych
ze $Srodkéw publicznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 146).



Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 29/2025 z dnia 10 lutego 2025 roku
w sprawie objecia refundacjg lekdw zawierajgcych substancje czynng
danazolum w zakresie wskazan do stosowania lub dawkowania, lub
sposobu podawania odmiennych niz okreslone w Charakterystyce
Produktu Leczniczego tj. matoptytkowosc
autoimmunizacyjna oporna na leczenie; zesp6t mielodysplastyczny

Rada Przejrzystosci uwaza za zasadnq kontynuacje refundacji lekow
zawierajgcych substancje czynnqg danazolum we wskazaniach:

e matoptytkowosc¢ autoimmunizacyjna oporna na leczenie;
e zespot mielodysplastyczny.
Uzasadnienie

Przedmiotem wniosku jest ocena zasadnosci kontynuowania finansowania lekow
zawierajgcych danazolum we wskazaniach pozarejestracyjnych
(matoptytkowosci autoimmunizacyjnej opornej na leczenie oraz zespole
mielodysplastycznym). Poprzednie, pozytywne opinie Rady Przejrzystosci
dotyczgce stosowania danazolu w powyZszych wskazaniach zostaty wydane
w latach 2019 (nr 108/2019) oraz 2022 (nr 44/2022). Dowody naukowe, ktore
uzasadniajg  stosowanie danazolu w  leczeniu matoptytkowosci
autoimmunizacyjnej opornej na leczenie i zespole mielodysplastycznym sq nadal
ograniczone. W wytycznych klinicznych dotyczgcych leczenia matoptytkowosci
autoimmunizacyjnej, ASH 2022 wymienia sie danazol jako opcje terapeutyczng.
Z kolei wytyczne NCNN z 2025 r. nie wskazujg na zastosowanie leku w przypadku
zespotu mielodysplastycznego. Woyniki przeglgdow systematycznych, ktore
opublikowano po 2022 r. wskazujq na kliniczng uZytecznos¢ zastosowania
danazolu w opornej na leczenie matoptytkowosci autoimunizaycyjnej oraz
zespole mielodysplastycznym (Shah 2023, Shah 2024). Odnaleziono rowniez
prace oryginalng wskazujgcq na skutecznos¢ danazolu w skojarzeniu
iguratimodem w leczeniu matoptytkowosci opornej na leczenie (Zhux 2023).

Podsumowujgc, nie odnaleziono istotnych danych klinicznych, ktore
uzasadniatyby zmiane pozytywnej poprzedniej opinii Rady Przejrzystosci
z2022r., dotyczgcej stosowania danazolu w ocenianych wskazaniach
pozarejestracyjnych.
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Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 40 ustawy o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 930 z pdin. zm.),
w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 5 ustawy z 27 sierpnia 2004 r. o swiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych
ze Srodkéw publicznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 146).



Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 30/2025 z dnia 10 lutego 2025 roku
w sprawie objecia refundacjg lekdw zawierajgcych substancje czynng
valganciclovirum w zakresie wskazan do stosowania lub dawkowania,
lub sposobu podawania odmiennych niz okreslone w Charakterystyce
Produktu Leczniczego tj. zakazenie wirusem cytomegalii u pacjentéw
poddawanych przeszczepom koniczyny, rogowki, szpiku, tkanek lub
komarek - profilaktyka po zakonczeniu hospitalizacji zwigzanej
z transplantacjg do 110 dni po przeszczepie

Rada Przejrzystosci uwaza za zasadng kontynuacje refundacji lekow
zawierajgcych substancje czynnq valganciclovirum we wskazaniu: zakazenie
wirusem cytomegalii u pacjentow poddawanych przeszczepom konczyny,
rogowki, szpiku, tkanek lub komorek - profilaktyka po zakonczeniu hospitalizacji
zwiqzanej z transplantacjq do 110 dni po przeszczepie.

Uzasadnienie

Poprzednie opinie Rady Przejrzystosci z roku 2019 i 2022, dotyczqce stosowania
walgancyklowiru  we  wnioskowanych  wskazaniach, byty pozytywne.
W aktualizowanym opracowaniu AOTMIT, brak jest nowych dowodow
naukowych ktore mogtyby wptyng¢ na zmiane wnioskowania. Lek wymieniany
jest w miedzynarodowych wytycznych. Uwzgledniajgc powyZisze Rada uznaje
za zasadne kontynuacje refundacji lekow zawierajgcych substancje czynng
walgancyklowir we wskazaniach: zakazenie wirusem cytomegalii u pacjentow
poddawanych przeszczepom koriczyny, rogowki, szpiku, tkanek lub komorek -
profilaktyka po zakoriczeniu hospitalizacji zwiqzanej z transplantacjq do 110 dni
po przeszczepie.

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 40 ustawy o refundacji lekow, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 930 z pdin. zm.),
w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 5 ustawy z 27 sierpnia 2004 r. o swiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych
ze Srodkéw publicznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 146).
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