Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

DOR.001.4.2026.AG

Protokot z posiedzenia
Rady Przejrzystosci 9/2026
w dniuv 2 marca 2026 roku
w formie wideokonferencji

Tomasz Pasierski otworzyt posiedzenie o godzinie 10:00.

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

7 0s6b):

Artur Bachta
Robert Bryzek
Andrzej Dgbrowski
Katarzyna Galas
Maciej Karaszewski
Elzbieta Lanc

Ewa Obuchowicz
Tomasz Pasierski

. Zbigniew Siudak

0. Aleksandra Zasada
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Proponowany porzgdek obrad:

1. Omodwienie powigzan branzowych i ustalenie ewentualnych konfliktow intereséw
cztonkédw Rady. Omdwienie i przyjecie porzgdku obrad Rady.

2. Przygotowanie stanowiska w sprawie oceny leku Beyonttra (acoramidisum)
w ramach programu lekowego B.162. ,Leczenie pacjentow z kardiomiopatiq
(ICD-10: E85, 142.1)".

3. Przygotowanie stanowiska w sprawie oceny leku Darzalex (daratumumabum)
wramach programu lekowego B.54. ,leczenie chorych na szpiczaka
plazmocytowego (ICD-10: C20.0)".

4. Przygotowanie opinii o projekcie programu polityki zdrowotnejjednostki samorzgdu
terytorialnego ,,Profilaktyka w zakresie diagnostyki zacmy i jaskry oraz AMD -
zwyrodnienia plamki  zéttej dla  mieszkancéw gminy Konstancin-Jeziorna
na rok 2026".

5. Przygotowanie opinii w sprawie substancji czynnej sunitinibum we wskazaniach
pozarejestracyjnych: zatgcznik C.88.a., populacja pediatryczna
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e C15.0 szyjna czesc¢ przetyku;  C15.1 piersiowa czesSc przetyku; ¢ C15.2 brzuszna
czesc przetyku; ¢ C15.3 goérna trzecia czes¢ przetyku; « C15.4 srodkowa trzecia
czeS¢ przetyku; ¢ C155 dolna ftrzecia czes$¢ przetyku; ¢ C15.8 zmiana
przekraczajgca granice jednego umiejscowienia w obrebie przetyku; ¢ C15.9
przetyk, umiejscowienie nieokreslone; « C16.0 wpust;  C16.1 dno zotgdka; » C16.2
trzon zotgdka; » C16.3 ujscie odzwiernika; ¢ C16.4 odzwiernik; » C16.5 krzywizna
mniejsza zotqgdka, umiejscowienie nieokreslone; » C16.6 krzywizna wieksza zotgdka,
umiejscowienie nieokreslone; ¢ C16.8 zmiana przekraczajgca granice jednego
umiejscowienia w obrebie zotgdka; ¢ C16.9 zotgdek, umiejscowienie nieokreslone;
e C17.0 dwunastnica; » C17.1 jelito czcze; » C17.2 jelito krete; « C17.3 Uchytek
Meckela; « C17.8 zmiana przekraczajgca granice jednego umiejscowienia w
obrebie jelita cienkiego;* C17.9 jelito cienkie, umiejscowienie nieokreslone;s C18.0
jelito Slepe;e C18.1 wyrostek robaczkowy;* C18.2 okreznica wstepujgca;s C18.3
zgiecie  watrobowe;s C18.4 okreznica poprzeczna;e C18.5 zgiecie
Sledzionowe;* C18.6 okreznica zstepujgca;e C18.7 esica;e C18.8 zmiana
przekraczajgca granice jednego umiejscowienia w obrebie jelita grubego;s C18.9
okreznica, umiejscowienie nieokreslone;s C19 nowotwdr ztosliwy zgiecia esiczo
odbytniczego;s C20 nowotwdr ztodliwy odbytnicy; ¢ C48.0 przestrzen
zaotrzewnowa;e C48.1 okreSlona cze$¢ ofrzewnej;e C48.2 ofrzewna,
umiejscowienie nieokreslone;e C48.8 zmiana przekraczajgca granice jednego
umiejscowienia w obrebie przestrzeni zaotrzewnowej i otrzewne;.

Przygotowanie opinii w sprawie substancji czynnej imatinibum we wskazaniach
pozarejestracyjnych: zatgcznik C.70.d., populacja pediatryczna

e C15.0 szyjna czes¢ przetyku; » C15.1 piersiowa czes¢ przetyku;e C15.2 brzuszna
czesSc przetyku; ¢ C15.3 goérna frzecia czes¢ przetyku; ¢ C15.4 srodkowa trzecia
cze$¢ przetyku; ¢ C155 dolna ftrzecia cze$¢ przetyku; ¢ C158 zmiana
przekraczajgca granice jednego umiejscowienia w obrebie przetyku; ¢ C15.9
przetyk, umiejscowienie nieokreslone; ¢ C16.0 wpust; « C16.1 dno zotgdka; » C16.2
trzon zotgdka; ¢ C16.3 ujscie odzwiernika; ¢ C16.4 odzwiernik; « C16.5 krzywizna
mniejsza zotqgdka, umiejscowienie nieokreslone; « C16.6 krzywizna wieksza zotgdka,
umiejscowienie nieokreslone; ¢ C16.8 zmiana przekraczajgca granice jednego
umiejscowienia w obrebie zotqgdka; ¢ C16.9 zotgdek, umiejscowienie nieokreslone;
e C17.0 dwunastnica; » C17.1 jelito czcze; « C17.2 jelito krete; » C17.3 uchytek
Meckela;  C17.8 zmiana przekraczajgca granice jednego umigjscowienia
w obrebie jelita cienkiego;s C17.9 jelito cienkie, umiejscowienie nieokreslone;
* C18.0 jelito Sslepe;s C18.1 wyrostek robaczkowy;e C18.2 okreznica
wstepujgca;e C18.3 zgiecie wqgtrobowe;s C18.4 okreznica poprzeczna;e C18.5
zgiecie Sledzionowe;e C18.6 okreznica zstepujgca;e C18.7 esica;e C18.8 zmiana
przekraczajgca granice jednego umiejscowienia w obrebie jelita grubego;s C18.9
okreznica, umiejscowienie nieokreslone;s C19 nowotwdr ztodliwy zgiecia esiczo
odbytniczego;s C20 nowotwdr ztodliwy  odbytnicy;e C48.0 przestrzen
zaotrzewnowa;e C48.1 okreSlona czes¢ ofrzewnej;e C48.2 otrzewna,
umiejscowienie nieokreslone;e C48.8 zmiana przekraczajgca granice jednego
umiejscowienia w obrebie przestrzeni zaotrzewnowej i otrzewne;.

Przygotowanie opinii w sprawie substancji czynnej sorafenibum we wskazaniach
pozarejestracyjnych: (zatgcznik C.89.a.) u dorostych pacjentéw z histologicznie
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potwierdzonym zaawansowanym/przerzutowym nowotworem  podscieliska

przewodu pokarmowego (GIST), z niepowodzeniem wczesniejszego leczenia

imatynibem oraz sunitynibem

* C15.0 szyjna czesc¢ przetyku; « C15.1 piersiowa czes¢ przetyku; C15.2 brzuszna

cze$¢ przetyku; ¢ C15.3 gérna trzecia czes¢ przetyku;» C15.4 Srodkowa trzecia

czeS¢ przetyku; ¢ C155 dolna ftrzecia czes$¢ przetyku; ¢ C15.8 zmiana
przekraczajgca granice przetyku; o C15.9 przetyk, nieokreslony; ¢ C16.0 wpust;

* C16.1 dno zotgdka; » C16.2 trzon zotgdka; » C16.3 ujscie odzwiernika; « C16.4

odzwiernik; ¢ C16.5 krzywizna mniejsza zotgdka, nieokreslona; ¢ C16.6 krzywizna

wieksza zotgdka, nieokreslona; » C16.8 zmiana przekraczajgca granice zotgdka;

* C16.9 zotqdek, nieokreslony;e C17.0 dwunastnica; ¢« C17.1 jelito czcze; « C17.2

jelito krete; « C17.3 uchytek Meckela; »« C17.8 zmiana przekraczajgca granice jelita

cienkiego; ¢ C17.9 jelito cienkie, nieokreslone; « C18.0 jelito Slepe;e C18.1 wyrostek
robaczkowy; ¢ C18.2 okreznica wstepujgca; » C18.3 zgiecie watrobowe; « C18.4
okreznica poprzeczna; ¢ C18.5 zgiecie Sledzionowe; ¢ C18.6 okreznica zstepujgca;

e C18.7 esica; » C18.8 zmiana przekraczajgca granice okreznicy; ¢ CI18.9

okreznica, nieokreslona; ¢ C19 nowotwor ztodliwy zgiecia esiczo-odbytniczego;

e C20 nowotwodr ztodliwy odbytnicy; ¢ C48.0 przestrzeh zaotrzewnowa; ¢ C48.1

okreSlona czes$¢ otfrzewnej;e C48.2 ofrzewna, nieokreslona; ¢ C48.8 zmiana

przekraczajgca granice przestrzeni zaotrzewnowej i otrzewnej.
8. Przygotowanie opinii w sprawie substancji czynnej brentuximabum vedotinum
we wskazaniach pozarejestracyjnych:

e B.77: zréznicowanie opisu dawkowania w zaleznosci od wieku pacjentow
we wskazaniu: hawrotowy lub oporny na leczenie chtoniak Hodgkina (HL)
w populacji pediatryczne;j;

e B.66: zréznicowanie opisu dawkowania w zaleznosci od wieku pacjentow
we wskazaniu: nawrotowy lub oporny na leczenie uktadowy chtoniak
anaplastyczny z duzych komoérek CD30+ (SALCL) w populacji pediatrycznej.

9. Zakonhczenie posiedzenia.

Ad 1. Zaden z cztonkdéw Rady nie zadeklarowat konfliktu interesdw.

Rada 9 gtosami ,za” (Elzbieta Lanc nie brata udziatu w gtosowaniu ze wzgledu
na chwilowqg nieobecnos¢) zaakceptowata proponowany porzgdek obrad.

Ad 2. Analityk Agencji omowit raport dot. leku Beyonttra.

Rada wystuchata stanowiska dopuszczonego do udziotu w  posiedzeniu
przedstawiciela pacjentow.

Projekt stanowiska Rady przygotowali i przedstawili Zbigniew Siudak i Tomasz Pasierski.

Rady doprecyzowata tre$¢ uchwaty, w czym udziat wzielii Tomasz Pasierski,
Maciej Karaszewski, Zbigniew Siudak, Katarzyna Galas i Andrzej Dgbrowski.

Prowadzqgcy zarzqdzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada jednogtosnie (10 oséb
obecnych) uchwalita pozytywne stanowisko (zatgcznik nr 1 do protokotu).

Ad 3. Analityk Agenciji zaprezentowat dane dot. leku Darzalex.
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Rada wystuchata stanowiska dopuszczonego do udziatu w posiedzeniu eksperta z
dziedziny medycyny, ktéry rowniez odpowiadat na pytania Rady.

W dyskusji Rady udziat wzieli: Tomasz Pasierski, Andrzej Dgbrowski, Maciej Karaszewski,
Ewa Obuchowicz i Aleksandra Zasada.

Projekt stanowiska Rady przygotowali i przedstawili Andrzej Dgbrowski
i Ewa Obuchowicz.

Tre$¢ uchwaty doprecyzowali Tomasz Pasierski i Andrzej Dgbrowski.

Prowadzqgcy zarzqdzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada jednogtosnie (10 oséb
obecnych) uchwalita negatywne stanowisko (zatgcznik nr 2 do protokotu).

Ad 4. Analityk Agencji przedstawit najwazniejsze informacje o programie z zakresu
diagnostyki zacmy i jaskry oraz AMD (gm. Konstancin-Jeziorna).

Projekt opinii Rady przedstawita Elzbieta Lanc, a tres¢ uchwaty doprecyzowat Tomasz
Pasierski.

Prowadzqgcy zarzqdzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada jednogtosnie (10 oséb
obecnych) uchwalita pozytywnq opinie (zatgcznik nr 3 do protokotu).

Ad 5. Katarzyna Galas przedstawita projekt opinii Rady do tematu dot. substancii
czynnej sunitinioum.

W zwigzku z brakiem gtoséw w dyskusji, Prowadzqgcy zarzqdzit gtosowanie, w wyniku
ktérego Rada jednogtosnie (10 osdéb obecnych) uchwalita pozytywng opinie
(zatgcznik nr 4 do protokotu).

Ad 6. Zbigniew Siudak przedstawit projekt opinii Rady do tematu dot. substanciji
czynnej imatinibum.

W dyskusji Rady gtos zabrali: Tomasz Pasierski, Maciej Karaszewski i Zbigniew Siudak.

Prowadzqgcy zarzqdzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada jednogtosnie (10 oséb
obecnych) uchwalita pozytywng opinie (zatgcznik nr 5 do protokotu).

Ad 7. Aleksandra Zasada przedstawita projekt opinii Rady do tematu dot. substancii
czynnej sorafenibum.

W zwigzku z brakiem gtosow w dyskusji, Prowadzgcy zarzgdzit gtosowanie, w wyniku
ktérego Rada jednogtosnie (10 osdb obecnych) uchwalita pozytywng opinie
(zatgcznik nr 6 do protokotu).

Ad 8. Katarzyna Galas przedstawita projekt opinii Rady do tematu dot. substanciji
czynnej brentuximabum vedotinum.

W dyskusji Rady uczestniczyli Tomasz Pasierski i Katarzyna Galas

Prowadzqgcy zarzqdzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada jednogtosnie (10 oséb
obecnych) uchwalita pozytywng opinie (zatgcznik nr 7 do protokotu).

Ad 9. Prowadzqgcy zakonczyt posiedzenie o godzinie 11:55.
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Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 28/2026 z dnia 2 marca 2026 roku
w sprawie oceny leku Beyonttra (acoramidisum) w ramach programu
lekowego B.162. ,Leczenie pacjentow z kardiomiopatia
(ICD-10: ES5, 142.1)”

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne objecie refundacjq produktu leczniczego
Beyonttra (acoramidisum), tabletki powlekane, 356 mg, 120 sztuk,
GTIN 04057598029926, we wskazaniu: leczenie dorostych pacjentow
z kardiomiopatiq w przebiegu amyloidozy transtyretynowej w I-1l klasie NYHA,
w ramach programu lekowego B.162. ,Leczenie pacjentow z kardiomiopatig
(ICD-10: E85, 142.1)”, w ramach istniejgcej grupy limitowej i wydawanie
go bezpftatnie.

Rada Przejrzystosci nie zgtasza uwag do propozycji instrumentu dzielenia ryzyka.

Rada nie zgtasza uwag do projektu programu lekowego.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Amyloidoza transtyretynowa serca (ATTR-CM) to infiltracyjna postac
kardiomiopatii  wywotana odktadaniem sie w miesniu  sercowym
nierozpuszczalnych wtdokien amyloidowych powstajgcych z nieprawidfowo
zZmienionej transtyretyny (TTR). ATTR-CM jest chorobq rzadkqg, w Polsce
rozpoznawanq z istotnym opdznieniem z powodu nieswoistych objawdw oraz
ograniczonej swiadomosci diagnostycznej. W populacji polskiej choroba jest
niedoszacowana; dotyczy najczesciej meziczyzn po 60.-70. r.z., ale wystepuje
rowniez postac dziedziczna.

Nieleczcona ATTR-CM cechuje sie niekorzystnym rokowaniem, a mediana
przezycia w objawowej fazie niewydolnosci serca wynosi 2-3,5 roku. Wczesne
rozpoznanie i wdrozenie leczenia (szczegdlnie NYHA I-ll) pozwala spowolnic
progresje choroby, poprawic jakosc Zycia i zmniejszyc¢ ryzyko zgonu. Nowe terapie
dodatkowo zwiekszajg potencjat dfugoterminowej stabilizacji choroby.
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Aktualnie podstawgq terapii przyczynowej jest tafamidis (stabilizator tetrameru
TTR), ktory redukuje smiertelnosc i hospitalizacje kardiologiczne, szczegdlnie jesli
leczenie rozpocznie sie we wczesnych klasach NYHA. Dostepne sq takze nowe
terapie: akoramidis oraz wutrisyran (RNAi), z potwierdzonq skutecznoscig
w badaniach klinicznych. Leczenie objawowe obejmuje gtownie diuretyki petlowe
i optymalizacje stylu Zycia.

Akoramidis jest specyficznym stabilizatorem TTR, chronigcy przed chorobg
wariant genetyczny (T119M) poprzez tworzenie wiqgzani wodorowych
z sgsiadujgcymi resztami seryny w obu miejscach wigzania tyroksyny
w tetramerze.

Dowody naukowe

Kluczowe wyniki analizy skutecznosci klinicznej i bezpieczenstwa akoramidisu
wzgledem aktualnego komparatora, tj. tafamidisu w ramach leczenia dorostych
chorych z kardiomiopatiq w przebiegu amyloidozy transtyretynowej (ATTR-CM)
zostaty przygotowane w oparciu o poréownanie posrednie metodq Buchera
na podstawie RCT ATTRibute-CM (dla akoramidis vs placebo) i RCT ATTR-ACT
(dla tafamidis [wyniki dla potgczonych dawek] vs placebo).

W hierarchicznej ocenie skutecznosci obejmujqcej zgony z dowolnej przyczyny
oraz hospitalizacje z przyczyn sercowo-naczyniowych, analiza metodq Buchera
wykazata wynik nieistotny statystycznie (WR=0,88; 95%Cl: 0,58, 1,33, p=0,5527),
co wskazuje na brak przewagi ktorejkolwiek terapii. Rowniez osobne porownania
dla zgonow (OR=1,23; 95%Cl: 0,70, 2,18, p=0,4734) oraz dla hospitalizacji
sercowo-naczyniowych (OR=0,68; 95%Cl: 0,40; 1,15, p=0,1508) nie wykazaty
istotnych rdznic. W zakresie funkcjonalnosci, w posrednim porownaniu wynik
testu 6-minutowego marszu (6-MWT) byt na korzys¢ dla tafamidisu, wskazujgc
na lepszq tolerancje wysitku (LSMD=-36,08; 95%Cl: -62,00; -10,16; p=0,0064).
Natomiast jakos¢ zycia mierzona kwestionariuszem KCCQ-OS nie rdznita sie
istotnie pomiedzy terapiami (LSMD=-3,71; 95%Cl: -9,47; 2,05, p=0,2066).

Z kolei, wyniki porownania bezposredniego akoramidisu z placebo na podstawie
RCT ATTRibute-CM (okres obserwacji: 30 mies.) wykazujq istotng statystycznie
przewage w zakresie wiekszosci analizowanych punktow koricowych.
W hierarchicznej ocenie skutecznosci obejmujgcej zgony z dowolnej przyczyny,
hospitalizacje z przyczyn sercowo-naczyniowych, NT-proBNP oraz test 6-MWT,
stwierdzono istotng statystycznie przewage akoramidisu (WR=1,8; 95%CI: 1,4;
2,2; p<0,001). Akoramidis poprawiat takze wydolnos¢ wysitkowqg mierzongq
6- MWT (LSMD=39,60; 95%CI: 21,10, 58,20; p<0,001) oraz jakos¢ Zzycia
pacjentow zgodnie z KCCQ-OS (LSMD =9,94; 95%Cl: 5,97; 13,91, p<0,001).

W analizie bezpieczeristwa zgodnie z wynikami pordwnan posrednich metodg
Buchera, oba oceniane leki wykazaty ogdlnie porownywalny profil ryzyka,
natomiast rdzni sie charakterem obserwowanych zdarzen niepozqgdanych
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zaistniatych w trakcie leczenia (TEAEs). Akoramidis charakteryzowat sie rzadziej
wystepujgcymi zaburzeniami serca (OR=0,56; 95%Cl: 0,33; 0,96, p=0,0348),
natomiast tafamidis, korzystniejszym profilem dotyczqcym zaburzen
zotgdkowo+jelitowych i neurologicznych. W grupie akoramidisu czesciej
obserwowano biegunke (OR=3,29; 95%Cl: 1,50; 7,22; p=0,003), zaburzenia
uktadu nerwowego (OR=1,77; 95%Cl: 1,06; 2,95, p=0,0279), dne moczanowq
(OR=2,34; 95%Cl: 1,05; 5,23, p=0,0376) oraz zaburzenia nerek i drdg moczowych
(OR=1,83; 95%Cl: 1,07; 3,11; p=0,0264).

Wytyczne kliniczne

Akoramidis jest zalecany jako jedna z alternatywnych terapii w amerykariskich
wytycznych ACC z roku 2025 oraz w wytycznych iCARDIO z 2025 roku. W polskich
wytycznych PTK z roku 2023 jest podany jako ewentualna alternatywa dopiero
w trakcie badan klinicznych.

Problem ekonomiczny

Zgodnie z o0szacowaniami wnioskodawcy, objecie refundacjg produktu
leczniczego Beyonttra w wariancie podstawowym spowoduje wydatkow
NFZ w wariancie z RSS o w Il roku refundacji.

Rekomendacje refundacyjne

Odnaleziono siedem rekomendacji refundacyjnych dla przedmiotowego
wskazania: pozytywnq francuskq HAS 2025 oraz warunkowo pozytywne:
hiszpariskq CIMP 2025, duriskq Medicinradet 2025, firiskq Kela 2025, szwedzkq
TLV 2025, niderlandzkq ZN 2025, angielskq NICE 2026, portugalskq Infarmed
2026 | norweskq Nye Metoder 2026, a takze dokument G-Ba 2025
dot. dodatkowej korzysci klinicznej wnioskowanego leku.
W ww. rekomendacjach wskazuje sie na porownywalny Ilub réwnowazny
do tafamidisu profil skutecznosci i bezpieczeristwa akoramidisu oraz zapewniane
przez ten lek czesciowe zaspokojenie potrzeby medycznej.

Gtowne argumenty decyzji

e Wyniki badan klinicznych wskazujgce na podobny profil bezpieczernstwa
i skutecznosci do refundowanego juz komparatora (tafamidisu);

e Neutralny wobec leczenia tafamidisem wptyw na budzet pfatnika;

o Wytyczne towarzystw naukowych.
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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 2025 r. poz. 907 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 2025 r.,, poz. 1461), z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej
nr: OTAP.423.2.4.2025 ,Whniosek o objecie refundacjg leku Beyonttra (akoramidis) we wskazaniu leczenie
dorostych pacjentéw z kardiomiopatig w przebiegu amyloidozy transtyretynowej, w ramach programu lekowego
B.162 »Leczenie pacjentdw z kardiomiopatia (ICD-10: E85, 142.1)«”, data ukonczenia: 17.02.2026 r.

Inne wykorzystane zrodta danych:

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



KARTA NIEJAWNOSCI

Dane zakreslone kolorem Zoltym stanowiq informacje publiczne podlegajqce wylqczeniu
ze wzgledu na tajemnice przedsiebiorcy Bayer sp. z o. o.

Zakres wylqczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem (Bayer sp. z 0. 0.) o zakresie
tajemnicy przedsiebiorcy.

Podstawa prawna wylgczenia jawnosci: art. 5 ust. 2 ustawy z dnia 6 wrzesnia 2001 r.
o dostepie do informacji publicznej (Dz. U. z 2022r., poz. 902 ) w zw. z art. 11 ust. 2 ustawy
z dnia 16 kwietnia 1993 r. o zwalczaniu nieuczciwej konkurencji (Dz. U. z 2022 r., poz.
1233), art. 35 ust. 4a - 4b i art. 35a ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekow,
srodkow spozZywczych specjalnego przeznaczenia zZywieniowego oraz wyrobow
medycznych (Dz. U. z 2025 r. poz. 907 z pozn. zm.).

Organ dokonujgcy wylgczenia jawnosci: Agencja Oceny Technologii Medycznych
i Taryfikacji.
Podmiot w interesie ktorego dokonano wylqczenia jawnosci: Bayer sp. z o. o.



Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 29/2026 z dnia 2 marca 2026 roku
w sprawie oceny leku Darzalex (daratumumabum) w ramach
programu lekowego B.54. , Leczenie chorych na szpiczaka
plazmocytowego (ICD-10: C90.0)”

Rada Przejrzystosci uznaje za niezasadne objecie refundacjg produktu
leczniczego Darzalex (daratumumabum), roztwor do wstrzykiwan, 1800 mg
(120 mg/ml), 1 fiol., GTIN: 05413868119596, w ramach programu lekowego
B.54. ,Leczenie chorych na szpiczaka plazmocytowego (ICD-10: C90.0)”.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Przedmiot wniosku

Whniosek dotyczy objecia refundacjq produktu leczniczego: Darzalex
(daratumumab) w ramach programu lekowego B.54. ,Leczenie chorych
na szpiczaka plazmocytowego (ICD-10: C90.0)".

Whnioskowane wskazanie obejmuje daratumumab w schemacie z bortezomibem,
lenalidomidem i deksametazonem (DVRd) w terapii dorostych pacjentow z nowo
rozpoznanym szpiczakiem plazmocytowym (ang. multiple myeloma, MM), ktorzy
kwalifikujg sie do autologicznego przeszczepienia komdrek macierzystych
(ang. autologous stem cell transplantation, ASCT).

Daratumumab miatby byc¢ stosowany w leczeniu indukujgcym, konsolidujgcym
i podtrzymujgcym.

Problem zdrowotny

Szpiczak plazmocytowy (ang. plasma cell myeloma, PCM), szpiczak mnogi
(ang. multiple myeloma, MM) to przebiegajgca wieloetapowo choroba
nowotworowa charakteryzujgca sie niekontrolowanq, wieloogniskowq
proliferacig i gromadzeniem monoklonalnych plazmocytow w szpiku,
wytwarzajgcych monoklonalng immunoglobuline Ilub same monoklonalne
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tancuchy lekkie immunoglobulin (tzw. biatko M), powodujgce uszkodzenia
narzqdowe.
Epidemiologia

Szpiczak plazmocytowy stanowi ~1% wszystkich nowotwordw ztosliwych i ~14%
nowotwordw uktadu krwiotwdrczego. Zapadalnos¢ roczna w Europie wynosi
4,5-6/100 000. Wedtug Polskiego Towarzystwa Onkologii Klinicznej (PTOK 2020),
w Polsce stwierdza sie ponad 1500 nowych zachorowan na MM rocznie, jednak
liczba ta jest prawdopodobnie niedoszacowana.

Zgodnie z danymi NFZ, w ramach programu lekowego B.54 ,Leczenie chorych
na opornego lub nawrotowego szpiczaka plazmocytowego (ICD-10 (C90.0)”
w 2023 r. leczonych byto 2 416 pacjentéow, w 2024 roku 3 984 pacjentow,
a w 2025 roku 3 997 pacjentow (stan na listopad 2025 r.).

Alternatywne technologie medyczne:

e DVTd (daratumumab, bortezomib, talidomid, deksametazon) - aktualnie
stosowany u 20-90% pacjentow; to jest schemat niemal identyczny
z wnioskowanym;

e VTd (bortezomib, talidomid, deksametazon) - aktualnie stosowany u 5-10%
pacjentow;

e VCd (bortezomib, cyklofosfamid, deksametazon) - aktualnie stosowany
u 5-30% pacjentow;

e VRd (bortezomib, lenalidomid, deksametazon) - aktualnie stosowany
u 5% pacjentow;

e PAD (bortezomib, doksorubicyna, deksametazon) - aktualnie stosowany
u 20% pacjentow.

Dowody naukowe

Gtownym dowodem naukowym sq wyniki badania PERSEUS. Badanie jest w toku,
opublikowano wyniki pierwszej analizy posredniej przy medianie obserwacji
47,5 miesigca. W grupie pacjentow stosujgcych DVRd >DR (daratumumab,
lenalidomid) wykazano redukcje ryzyka progresji choroby o 58%, w poréwnaniu
do grupy pacjentdw stosujgcych VRd (bortezomid, lenalidomid, deksametazon)
>R (lenalidomid) [HR=0,42 (95%CI: 0,30; 0,59), p<0,001]. Mediana PFS nie zostata
osiggnieta w obu grupach. Dla punktu koricowego (PK) przezycie wolne
od progresji choroby w nastepnej linii leczenia (PFS2) nie wykazano IS rdznicy.
Dla punktu koricowego przezycie catkowite nie wykazano istotnej statystycznie
(IS) réznicy. Mediana OS nie zostata osiggnieta w obu grupach.
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W poréwnaniu do VRd, w grupie interwencji wykazano IS wyzszq czestosc
uzyskania negatywnej minimalnej choroby resztkowej (MRD) na poziomie
10-5 [RR=1,58 (95%ClI: 1,40, 1,80), p<0,0001].

W grupie interwencji odnotowano IS mniejszq czestos¢ zaprzestania leczenia
ogotem [RR=0,48 (95%Cl: 0,39; 0,59)], z powodu progresji choroby [RR=0,40
(95%Cl: 0,27; 0,60)] i zdarzen niepozqgdanych [RR=0,41 (95%Cl: 0,28; 0,60)].

Nie odnotowano IS roznic w jakosci Zycia pacjentow w zadnej z domen
kwestionariusza EORTC QLQ-C30 (globalna ocena stanu zdrowia,
funkcjonowanie fizyczne, bdl, zmeczenie). Wnioskodawca wskazuje na istotny
statystycznie wynik globalnej oceny stanu zdrowia, jednak analiza przedziatu
ufnosci i wyliczona przez analityka Agencji wartos¢ p=0,32 nie potwierdzajq
istotnosci statystycznej tego wyniku.

Gtownym ograniczeniem analizy jest brak wynikow bezposredniego poréwnania
terapii DVRd z aktualnie stosowang w Polsce terapiq DVTd. Wnioski o przewadze
terapii DVRd nad DVTd wysnuwane sq na podstawie porownan posrednich.
Wyniki badania PERSEUS sugerujq, ze terapia DVRd jest obiecujgca (istotna
poprawa PFS i gtebokosci odpowiedzi (MRD), lecz na tym etapie badania
nie mozna jeszcze oceni¢ wptywu na OS.

Wytyczne kliniczne

Wedtug wytycznych PGSz 2025, preferowane protokoty indukujgce dla chorych
znowo rozpoznanym szpiczakiem plazmocytowym, kwalifikujgcych sie
do auto-HSCT sq nastepujgce:

e DVTd (daratumumab, bortezomib, talidomid, deksametazon),

e VTd (bortezomib, talidomid, deksametazon),

e VCd (bortezomib, cyklofosfamid, deksametazon),

e VRd (bortezomib, lenalidomid, deksametazon),

e PAD (bortezomib, doksorubicyna, deksametazon).

Wytyczne NCCN 2025 oraz EHA-EMN 2025, jako preferowany schemat leczenia
pierwszego rzutu dla pacjentow kwalifikujgcych sie do auto-HSCT wskazujg
schemat DVRd (daratumumab + bortezomib + lenalidomid + deksametazon),
bedqgcy przedmiotem niniejszej oceny oraz schemat IsaVRd (izatuksymab +

bortezomib + lenalidomid + deksametazon), ktory nie jest aktualnie
refundowany.

Wedtug wytycznych NCCN z 2025 roku oraz EHA-EMN 2025, w terapii
podtrzymujgcej ,preferowany” jest lenalidomid. Natomiast
daratumumab/lenalidomid znajduje sie w NCCN w kategorii ,,Inne zalecane”.

Problem ekonomiczny

Zgodnie z oszacowaniami wnioskodawcy stosowanie DVRd->DR w miejsce
DVTd->R oraz VTd->R jest droizsze i skuteczniejsze. Oszacowany
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ICUR z RSS dla porownania DVRd->DR vs DVTd->R wynidst

(wartosc ta znajduje sie powyzej progu optacalnosci, o ktdrym mowa w ustawie

o refundacji). Natomiast, oszacowany ICUR z RSS dla pordéwnania

DVRd->DR vs VTd->R wynidst (wartos¢ ta znajduje sie ponizej

progu optacalnosci).

Wplyw na budzet

W scenariuszu istniejgcym wydatki catkowite ptatnika publicznego wyniosg

odpowiednio w I i Il roku.

W scenariuszu nowym z RSS koszty catkowite dla budzetu NFZ wyniosq
odpowiednio w | i Il roku. W przypadku

wprowadzenia finansowania leku Darzalex w schemacie DVRd->DR

we wnioskowanym wskazaniu ptatnika publicznego wyniosg

odpowiednio w I i Il roku.

Rada uwaza, ze dopdki klinicznie korzystne wyniki stosowania terapii DVRd

nie zostanq potwierdzone w badaniach dfugofalowych, koszty terapii nie mogg

tak znacznie przewyzszac kosztow aktualnie stosowanej terapii.

Rekomendacje refundacyjne

Wedtug informacji przedstawionych przez wnioskodawce, Darzalex jest
finansowany w 30 krajach UE i EFTA (na 31 wskazanych), lecz tylko w 4 - Austrii,
Holandii, Luksemburgu i Niemczech, jest finansowany w ocenianym schemacie
DVRd, we wskazaniu zgodnym z przedmiotem oceny (stan na 28.08.2025 r.).

Gtowne argumenty decyzji:

o Wedtug wytycznych PGSz 2025, preferowane protokoty indukujgce
dla chorych z nowo rozpoznanym  szpiczakiem plazmocytowym,
kwalifikujgcych sie do auto-HSCT nie przewidujq schematu DVRd;

e Preferowanie daratumumabu w terapii podtrzymujgcej jest niezgodne
z aktualnymi wytycznymi NCCN i stanowi gfdwne obcigzenie dla budzetu
ptatnika w tym programie;

e Brakuje wynikow bezposredniego porownania, wskazujgcych na wyzszosc
terapii DVRd nad aktualnie stosowanq w Polsce DVTd,

e W ocenianym schemacie DVRd, Darzalex jest finansowany tylko w 4 krajach
UE i EFTA (na 31 wskazanych).

Uwagi Rady:

Przy konstruowaniu kolejnego projektu programu B.54 wskazane bytoby
rozwazy¢ opcje terapii podtrzymujqcej, zgodng z aktualnymi wytycznymi
miedzynarodowymi (tzn. bez daratumumabu).
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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 2025 r. poz. 907 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 2025 r.,, poz. 1461), z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej
nr: OTAD.423.2.7.2025 ,Whniosek o objecie refundacja leku Darzalex (daratumumab) we wskazaniu: w ramach
programu lekowego B.54. »Leczenie chorych na szpiczaka plazmocytowego (ICD-10: C90.0)«”, data ukorczenia:
19 lutego 2026 .

Inne wykorzystane zrodta danych:

1. Opinia eksperta przedstawiona w trakcie posiedzenia Rady Przejrzystosci.



KARTA NIEJAWNOSCI

Dane zakreslone kolorem Zoltym stanowiq informacje publiczne podlegajqce wylqczeniu
ze wzgledu na tajemnice przedsigbiorcy Janssen - Cilag Polska Sp. z o.o.

Zakres wylgczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem (Janssen - Cilag Polska
Sp. z 0.0.) o zakresie tajemnicy przedsigbiorcy.

Podstawa prawna wylgczenia jawnosci: art. 5 ust. 2 ustawy z dnia 6 wrzesnia 2001 r.
o dostepie do informacji publicznej (Dz. U. z 2022r., poz. 902 ) w zw. z art. 11 ust. 2 ustawy
z dnia 16 kwietnia 1993 r. o zwalczaniu nieuczciwej konkurencji (Dz. U. z 2022 r., poz.
1233), art. 35 ust. 4a - 4b i art. 35a ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekow,
srodkow spozZywczych specjalnego przeznaczenia zZywieniowego oraz wyrobow
medycznych (Dz. U. z 2025 r. poz. 907 z pozn. zm.).

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

Podmiot w interesie ktorego dokonano wylgczenia jawnosci: Janssen - Cilag Polska
Sp. z o.0.



Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 24/2026 z dnia 2 marca 2026 roku
o projekcie programu ,,Profilaktyka w zakresie diagnostyki zaémy
i jaskry oraz AMD - zwyrodnienia plamki z6ttej dla mieszkancow
gminy Konstancin-Jeziorna na rok 2026”

Rada Przejrzystosci pozytywnie opiniuje projekt programu polityki zdrowotnej
,Profilaktyka w zakresie diagnostyki zacmy i jaskry oraz AMD - zwyrodnienia
plamki zottej dla mieszkanncow gminy Konstancin-Jeziorna na rok 20267,
pod warunkiem uwzglednienia uwag Rady.

Uzasadnienie
Przedmiotem oceny jest PPZ w zakresie wykrywania jaskry, zacémy oraz
AMD zaplanowany do realizacji przez gmine Konstancin-Jeziorna.

Populacje stanowiq mieszkancy gminy w wieku 55 lat i wiecej z dodatnim
wywiadem rodzinnym w kierunku chordb narzqdu wzroku, niebedgcy pod opiekq
poradni okulistycznej (okoto 100 0sdb).

Cel gtowny programu:

Podniesienie lub utrzymanie w trakcie trwania programu wysokiego poziomu

wiedzy w zakresie profilaktyki chorob narzqdu wzroku wsrdéd co najmniej
70% uczestnikow programu.

Czas realizacji — rok 2026.

Budzet programu — 100.000 zt.

Program sfinansowany z budzetu gminy Konstancin-Jeziorna.

W ramach programu zaplanowano:

e dziatania informacyjno-edukacyjne,

e konsultacje okulistyczng z badaniami przesiewowymi i edukacjq zdrowotng:
— kwalifikacje do programu,

— indywidualnq edukacje pacjenta w zakresie profilaktyki choréb narzqdu
wzroku,

— przekazanie pacjentowi materiatow edukacyjnych,
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— badanie podmiotowe,

— podstawowe badanie diagnostyczne wg indywidualnych wskazan.
Agencja opiniowata juz podobny projekt programu gminy Konstancin-Jeziorna.
Prezes Agencji wydat opinie negatywnqg nr 185/2016 z dnia 29.09.2016 r.
Wiekszos¢ uwag w obecnie ocenianym projekcie PPZ uwzgledniono.

Swiadczenia gwarantowane z zakresu diagnostyki choréb oczu u dorostych
realizowane sq w ramach AOS. Na terenie gminy nie funkcjonuje zaden podmiot
wykonujqcy swiadczenie z zakresu okulistyki. W catym powiecie piaseczyrnskim
Swiadczenia te realizowane sq przez 3 podmioty, a wedtug danych z Map Potrzeb
Zdrowotnych sredni czas oczekiwania na swiadczenia w poradni okulistycznej
wynosi w woj. mazowieckim 118 dni (prawie cztery miesigce).

Rekomendacje kliniczne:

e rekomendacje nie sq zgodne co do zasadnosci realizacji badan przesiewowych
w kierunku jaskry;

e w wytycznych podkresla sie koniecznos¢ przeprowadzenia w ramach
diagnostyki chordb oczu doktadnego wywiadu z pacjentem;

e po zakonczeniu badania oczu i wzroku nalezy omowic z pacjentem plan
leczenia oraz rokowania;

e jstotng role odgrywajq dziatania edukacyjne i informacyjne.
Dowody skutecznosci klinicznej:

e badania przesiewowe ukierunkowane na grupy wysokiego ryzyka mogq
byc optacalne kosztowo;

e wiekszos¢ przeanalizowanych potencjalnych testow przesiewowych
wykazywata wartos¢ na poziomie 85 % lub wyzZszg;

e badania przesiewowe stwarzajq wiekszq szanse rozpoznania przypadkow
pozytywnych niz badania bezposrednie.

Uwagi Rady:

e W ramach budzetu przewidziano komplet dodatkowych badan na wszystkich
uczestnikow, natomiast w tresci projektu wskazano, e majq
byc¢ one wykonywane u pacjentow wg indywidualnych wskazan zdrowotnych.

e Koszt badania ruchomosci gatek ocznych jest przeszacowany.



Opinia Rady Przejrzystosci AOTMIT nr 24/2026 z dnia 02.03.2026 r.

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 2025 r. poz. 1461),
z uwzglednieniem raportu nr: DPPZ.451.1.2026 ,,Profilaktyka w zakresie diagnostyki zaémy i jaskry oraz AMD -
zwyrodnienia plamki zéttej dla mieszkancéw gminy Konstancin-Jeziorna na rok 2026”, realizowany przez: gmine

Konstancin-Jeziorna, Warszawa, luty 2026 oraz Aneksu ,,Programy profilaktyki i wczesnego wykrywania jaskry —
wspolne podstawy oceny” z wrzesnia 2021 r.



Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 25/2026 z dnia 2 marca 2026 roku
w sprawie objecia refundacjg lekdw zawierajgcych substancje czynng
sunitinibum w zakresie wskazan do stosowania lub dawkowania,
lub sposobu podawania odmiennych niz okreslone w Charakterystyce
Produktu Leczniczego

Rada Przejrzystosci uwaza za zasadng kontynuacje refundacji lekow
zawierajgcych  substancje ~ czynng  sunitinibum we  wskazaniach
pozarejestracyjnych: zatqgcznik C.88.a., populacja pediatryczna,

e (15.0szyjna czesc przetyku;

e (15.1 piersiowa czesc przetyku;

e (15.2 brzuszna czes¢ przetyku;

e (15.3 gdrna trzecia czesc przetyku;

e (15.4 srodkowa trzecia czesc przetyku;

e (15.5dolna trzecia czes¢ przetyku;

e (15.8 zmiana przekraczajgca granice jednego umiejscowienia w obrebie
przetyku;

e (15.9 przetyk, umiejscowienie nieokreslone;

e (16.0 wpust;

e (16.1 dno Zotqdka;

e (16.2 trzon zotqdka;

e (16.3 ujscie odzwiernika;

e (16.4 odzwiernik;

e (16.5 krzywizna mniejsza zotqdka, umiejscowienie nieokreslone;

e (16.6 krzywizna wieksza zotqdka, umiejscowienie nieokreslone;

e (16.8 zmiana przekraczajgca granice jednego umiejscowienia w obrebie
zotqdka;

e (16.9 Zotgdek, umiejscowienie nieokreslone;
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e (17.0 dwunastnica;

e (17.1jelito czcze;

e (17.2jelito krete;

e (17.3 Uchytek Meckela;

e (17.8zmiana przekraczajgca granice jednego umiejscowienia w obrebie jelita
cienkiego;

e (17.9jelito cienkie, umiejscowienie nieokreslone;

e (18.0jelito slepe;

e (18.1 wyrostek robaczkowy;

e (18.2 okreznica wstepujqca;

e (18.3 zgiecie wqtrobowe;

e (18.4 okreznica poprzeczna;

e (18.5 zgiecie sledzionowe;

e (18.6 okreznica zstepujqca;

e (18.7 esica;

e (18.8zmiana przekraczajgca granice jednego umiejscowienia w obrebie jelita
grubego;

e (18.9 okreznica, umiejscowienie nieokreslone;

e (19 nowotwdr ztosliwy zgiecia esiczo odbytniczego;

e (20 nowotwor ztosliwy odbytnicy;

e (48.0 przestrzen zaotrzewnowa;

e (48.1 okreslona czesc otrzewnej;

e (48.2 otrzewna, umiejscowienie nieokreslone;

e (48.8 zmiana przekraczajgca granice jednego umiejscowienia w obrebie
przestrzeni zaotrzewnowej i otrzewnej.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Refundacja lekow zawierajgcych substancje czynng sunitinibum we wskazaniach
pozarejestracyjnych okreslonych w niniejszej opinii byta juz przedmiotem
opiniowania przez Rade Przejrzystosci. W opinii nr 53/2023 z dnia 3 kwietnia
2023 roku Rada Przejrzystosci uznata  refundowanie  sunitynibu
w ww. wskazaniach pozarejestracyjnych za zasadne, wskazujgc m.in., Ze grupa
nowotwordw podscieliskowych uktadu pokarmowego (GIST) jest bardzo rzadka
w populacji pediatrycznej, zas wytyczne kliniczne nie roznicujq sposobu leczenia
populacji pacjentdow pediatrycznych wzgledem dorostych.

Aktualnie sunitynib jest stosowany i refundowany dla populacji pediatrycznej
we wskazaniach wymienionych w zatfgczniku C.88.a. do obwieszczenia
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refundacyjnego, tji. u pacjentow (w tym dzieci) z GIST i potwierdzong
immunohistochemicznie ekspresjgq CD 117, po niepowodzeniu leczenia
imatynibem w wyniku progresji lub nietolerancji.

Dowody naukowe

Najnowsze wytyczne kliniczne (BJC 2025, GEIS 2023, NCCN 2026) wymieniajg
sunitynib jako standardowe leczenie drugiego rzutu, nie wskazujgc odrebnego
sposobu leczenia dla populacji pediatrycznej.

W publikacji Popoiu 2024 dotyczqcej populacji pediatrycznej rowniez wymienia
sie sunitynib jako leczenie 2. linii, wskazujgc przy tym, Ze nowsze badania
sugerujq brak wyraZznej odpowiedzi guza poza stabilizacjg choroby.

Gtowne argumenty decyzji

e Wytyczne kliniczne zalecajq leczenie  sunitynibem w  przypadku
nieskutecznosci lub nietolerancji imatynibu;

e Brak danych wskazujgcych na zasadnos¢ zmiany wczesniejszego stanowiska
Rady.

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 40 ustawy o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2025 r. poz. 907 1z 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 2025 r. poz. 1461).



Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 26/2026 z dnia 2 marca 2026 roku
w sprawie objecia refundacjg lekdw zawierajgcych substancje czynng
imatinibum w zakresie wskazan do stosowania lub dawkowania,
lub sposobu podawania odmiennych niz okreslone w Charakterystyce
Produktu Leczniczego

Rada Przejrzystosci uwaza za zasadng kontynuacje refundacji lekow
zawierajgcych  substancje  czynng  imatinibum we wskazaniach
pozarejestracyjnych: zatqcznik C.70.d., populacja pediatryczna,

e (15.0szyjna czesc przetyku;

e (15.1 piersiowa czesc przetyku;

e (15.2 brzuszna czes¢ przetyku;

e (15.3 gdrna trzecia czesc przetyku;

e (15.4 srodkowa trzecia czesc przetyku;

e (15.5dolna trzecia czes¢ przetyku;

e (15.8 zmiana przekraczajgca granice jednego umiejscowienia w obrebie
przetyku;

e (15.9 przetyk, umiejscowienie nieokreslone;

e (16.0 wpust;

e (16.1 dno Zotqdka;

e (16.2 trzon zotqdka;

e (16.3 ujscie odzwiernika;

e (16.4 odzwiernik;

e (16.5 krzywizna mniejsza zotqdka, umiejscowienie nieokreslone;

e (16.6 krzywizna wieksza zotqdka, umiejscowienie nieokreslone;

e (16.8 zmiana przekraczajgca granice jednego umiejscowienia w obrebie
zotqdka;

e (16.9 Zotgdek, umiejscowienie nieokreslone;
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e (17.0 dwunastnica;

e (17.1jelito czcze;

e (17.2jelito krete;

e (17.3 Uchytek Meckela;

e (17.8zmiana przekraczajgca granice jednego umiejscowienia w obrebie jelita
cienkiego;

e (17.9jelito cienkie, umiejscowienie nieokreslone;

e (18.0jelito slepe;

e (18.1 wyrostek robaczkowy;

e (18.2 okreznica wstepujqca;

e (18.3 zgiecie wqtrobowe;

e (18.4 okreznica poprzeczna;

e (18.5 zgiecie sledzionowe;

e (18.6 okreznica zstepujqca;

e (18.7 esica;

e (18.8zmiana przekraczajgca granice jednego umiejscowienia w obrebie jelita
grubego;

e (18.9 okreznica, umiejscowienie nieokreslone;

e (19 nowotwdr ztosliwy zgiecia esiczo odbytniczego;

e (20 nowotwor ztosliwy odbytnicy;

e (48.0 przestrzen zaotrzewnowa;

e (48.1 okreslona czesc otrzewnej;

e (48.2 otrzewna, umiejscowienie nieokreslone;

e (48.8 zmiana przekraczajgca granice jednego umiejscowienia w obrebie
przestrzeni zaotrzewnowej i otrzewnej.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Opinia dotyczy substancji czynnej imatynib we wskazaniu pozarejestracyjnym:
leczenie nowotwordw podscieliska przewodu pokarmowego (GIST) w populacji
pediatrycznej.

Imatynib w ocenianym wskazaniu jest aktualnie refundowany w ramach
chemioterapii, w tym w populacji pediatrycznej. Nowotwory GIST sq niezwykle
rzadkie u dzieci, 1-2 przypadki rocznie. Poprzednia pozytywna opinia Rady
Przejrzystosci AOTMIT nr 55/2023 zostata wydana dnia 3.04.2023 r.
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Gtowne arqgumenty decyzji

1. Brak nowych danych naukowych od czasu wydania poprzedniej opinii, ktore
uzasadniatyby koniecznosc¢ jej zmiany

2. Imatynib jest stosowany w populacji pediatrycznej w innych wskazaniach i jego
refundacja zwigzana jest z zaspokojeniem potrzeby klinicznej

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 40 ustawy o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2025 r. poz. 907 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 2025 r. poz. 1461).



Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 27/2026 z dnia 2 marca 2026 roku
w sprawie objecia refundacjg lekdw zawierajgcych substancje czynng
sorafenibum w zakresie wskazan do stosowania lub dawkowania,
lub sposobu podawania odmiennych niz okreslone w Charakterystyce
Produktu Leczniczego

Rada Przejrzystosci uwaza za zasadng kontynuacje refundacji lekow
zawierajgcych  substancje  czynnqg  sorafenibum  we  wskazaniach
pozarejestracyjnych: zatgcznik C.89.a., u dorostych pacjentow z histologicznie
potwierdzonym zaawansowanym/przerzutowym nowotworem podscieliska
przewodu pokarmowego (GIST), z niepowodzeniem wczesniejszego leczenia
imatynibem oraz sunitynibem,

e (15.0szyjna czesc przetyku;

e (15.1 piersiowa czesc przetyku;

e (15.2 brzuszna czesc¢ przetyku;

e (15.3 gorna trzecia czesc przetyku;

e (15.4 srodkowa trzecia czesc przetyku;

e (C15.5 dolna trzecia czesc¢ przetyku;

e (15.8 zmiana przekraczajqca granice przetyku;
e (15.9 przetyk, nieokreslony;

e (16.0 wpust;

e (16.1 dno Zotqdka;

e (16.2 trzon zotgdka;

e (16.3 ujscie odzwiernika;

e (16.4 odZwiernik;

e (16.5 krzywizna mniejsza zotqdka, nieokreslona;
e (16.6 krzywizna wieksza zotgdka, nieokreslona;

e (16.8 zmiana przekraczajqgca granice zotqdka;
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e (16.9 Zotgdek, nieokreslony;

e (17.0 dwunastnica;

e (17.1jelito czcze;

e (17.2 jelito krete;

e (17.3 Uchytek Meckela;

e (17.8 zmiana przekraczajqca granice jelita cienkiego;
e (17.9jelito cienkie, nieokreslone;

e (18.0jelito slepe;

e (18.1 wyrostek robaczkowy;

e (18.2 okreznica wstepujqgca;

e (18.3 zgiecie wgtrobowe;

e (18.4 okreznica poprzeczna;

e (18.5 zgiecie sledzionowe;

e (18.6 okreznica zstepujgca;

e (18.7 esica;

e (18.8 zmiana przekraczajgca granice okreznicy;

e (18.9 okreznica, nieokreslona;

e (19 nowotwor ztosliwy zgiecia esiczoodbytniczego;
e (20 nowotwor ztosliwy odbytnicy;

e (48.0 przestrzen zaotrzewnowa;

e (48.1 okreslona czesc¢ otrzewnej;

e (48.2 otrzewna, nieokreslona;

e (48.8 zmiana przekraczajqgca granice przestrzeni zaotrzewnowej i otrzewne;.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Leki zawierajgce substancje czynnqg sorafenibum we  wskazaniach
pozarejestracyjnych zwigzanych z GIST byty przedmiotem oceny kilkukrotnie
i otrzymaty pozytywnq opinie Rady. W poprzedniej opinii (nr 57/2023 z dnia
3 kwietnia 2023 roku) Rada wskazata wytyczne polskie (PTOK 2019)
i amerykariskie (NCCN 2023) oraz podkreslita, ze w Polsce zastosowanie
sorafenibu w leczeniu GIST w populacji chorych, u ktorych imatynib i sunitynib
byty nieskuteczne, jest nadal jedynq dostepnq refundowang opcjg terapeutyczng.

Dowody naukowe

W wyniku aktualizacji odnaleziono najnowsze wytyczne miedzynarodowe
(Beecroft 2024, BSG 2025, GEIS 2023, NCCN 2026), ktore zalecajg stosowanie
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w trzeciej linii leczenia, tj. po niepowodzeniu terapii imatynibem i sunitynibem,
regorafenibu. Przy czym NCCN wskazuje rowniez na badania wykazujgce
skutecznosc¢ terapii sorafenibem w przypadku progresji choroby po leczeniu
imatynibem | sunitynibem i wymienia ten lek wsrod dodatkowych opcji
terapeutycznych w przypadku niepowodzen we wczesniejszych liniach leczenia.

Najnowsze dane naukowe nie dostarczajq nowych informacji, ktore podwazatyby
dotychczasowe dane dotyczgce skutecznosci klinicznej i bezpieczenstwa
sorafenibu.

W Polsce nadal sorafenib pozostaje jedyng dostepng refundowang opcjq
terapeutyczng w leczeniu GIST w populacji chorych, u ktdrych imatynib i sunitynib
byty nieskuteczne.

Gltowne argumenty decyzji

e Brak innych refundowanych opcji terapeutycznych;

e Brak nowych danych w zakresie bezpieczenstwa i skutecznosci ocenianej
terapii, ktore uzasadniatyby zmiane poprzedniej decyzji Rady.
Uwaga Rady:

Rada wskazuje na zmieniajgce sie wytyczne kliniczne  wskazujgce
na zastepowanie sorafenibu nowoczesniejszym regorafenibem (ktory obecnie
nie jest w Polsce objety refundacjqg w ocenianym wskazaniu).

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 40 ustawy o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2025 r. poz. 907 1z pdéin. zm.),
w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 5 ustawy z 27 sierpnia 2004 r. o Swiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych
ze Srodkdéw publicznych (Dz. U. z 2025 r. poz. 1461).



Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 28/2026 z dnia 2 marca 2026 roku
w sprawie objecia refundacjg lekdw zawierajgcych substancje czynng
brentuximabum vedotinum w zakresie wskazan do stosowania
lub dawkowania, lub sposobu podawania odmiennych niz okreslone
w Charakterystyce Produktu Leczniczego

Rada Przejrzystosci uwaza za zasadng kontynuacje refundacji lekow
zawierajgcych substancje czynng brentuximabum vedotinum we wskazaniach
pozarejestracyjnych:

e B.77.: zréZnicowanie opisu dawkowania w zaleznosci od wieku pacjentow
we wskazaniu: nawrotowy lub oporny na leczenie chtoniak Hodgkina (HL)
w populacji pediatrycznej;

e B.66.: zroznicowanie opisu dawkowania w zaleznosci od wieku pacjentow
we wskazaniu: nawrotowy lub oporny na leczenie uktadowy chtoniak
anaplastyczny z duzych komorek CD30+ (sALCL) w populacji pediatrycznej.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Dnia 24 lipca 2017 r. Rada Przejrzystosci wydata pozytywnq opinie nr 217/2017
w sprawie zasadnosci wprowadzenia zmian w schemacie dawkowania leku
Adcetris (brentuximabum vedotinum), w ramach programu lekowego B.77:
»Leczenie opornych i nawrotowych postaci chfoniakéw CD30+ (C81 Choroba
Hodgkina; C84.5 Inne i nieokreslone chtoniaki T)”, dopuszczajgc jego stosowanie
u dzieci w pozarejestracyjnej dawce 1,2 mg/kg m.c. (max. 120 mg).

Nastepnie pozytywna opinia Rady zostata podtrzymana w opinii nr 117/2020
z dnia 18 maja 2020 r. Jednoczesnie Rada uznata za zasadnq zmiane w programie
lekowym polegajgcqg na dopuszczeniu do stosowania u pacjentow w wieku
ponizej 18. roku zycia rowniez dawki 1,8 mg/kg m.c., stosowanej juz u dorostych.

Kolejne pozytywne stanowisko Rady zostato przedstawione w opinii nr 60/2023
z 11 kwietnia 2023 r.
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Zgodnie z aktualnie obowiqzujgcym programem lekowym B.77 w leczeniu
chorych na opornego lub nawrotowego chfoniaka Hodgkina (HL), a takze zgodnie
z programem lekowym B.66 w leczeniu chorych na nawrotowego lub opornego
na leczenie uktadowego chtoniaka anaplastycznego z duzych komdrek zalecana
dawka brentuksymabu vedotin (BV) u pacjentow w wieku ponizej 18 roku Zycia
wynosi 1,8 mg/kg mc. podawana we wlewie dozylnym trwajgcym 30 minut
co 3 tygodhnie lub 1,2 mg/kg mc. (max. 120 mg) co 7 lub 14 dni.

Dowody naukowe

Odnaleziono nowe wytyczne kliniczne dotyczgce stosowania BV w opiniowanych
wskazaniach, jednak co do zasady nie odnoszq sie one do kwestii dawkowania
lekow.

Wytyczne NCCN 2023 przedstawiajq schematy dawkowania w przypadku terapii
podstawowej HL, wskazujgc schemat podawania skojarzonego: Bv-AVE-PC
(BV, doksorubicyna, winkrystyna, etopozyd, prednizon, cyklofosfamid), gdzie
BV stosowany jest w dawce 1,8 mg/kg mc. max dawka 180 mg, Bv-AVD
(BV, doksorubicyna, winblastyna, dakarbazyna), gdzie BV stosowany jest
w dawce 1,2 mg/kg mc. max dawka 100 mg, AEPA-CAPDAC (AEPA: BV, etopozyd,
prednizon, doksorubicyna; CAPDAC: cyklofosfamid, BV, prednizon, dakarbazyna)
z dawkg BV na poziomie 1,2 mg/kg mc, max dawka 120 mg oraz CAPDAC
(cyklofosfamid, BV, prednizon, dakarbazyna) z dawkg BV na poziomie 1,2 mg/kg
mc, max dawka 120 mg.

W leczeniu opornego lub nawrotowego HL wytyczne NCCN 2023 wymieniajq BV,
ale nie odnoszgq sie do jego dawkowania.

W publikacji Marks 2025 (American Society of Hematology 2025) wskazano,
ze opcje leczenia pacjentow z nawrotowym Ilub opornym chfoniakiem
anaplastycznym z duzych komorek (ALCL) wzrosty w erze terapii celowanych,
takich jak BV, ale nie odniesiono sie do schematow dawkowania.

Odnaleziono publikacje Zhou 2025, ktora dotyczy pacjentow pediatrycznych
zZnowo rozpoznanym HL w zaawansowanym stadium. Dane z dwdch badan
pediatrycznych zostaty wykorzystane do analizy farmakokinetyki populacyjne;.
Badanie 1 byto badaniem fazy I/Il z eskalacjq dawki, w ktérym pacjenci
znawrotowym lub opornym na leczenie uktadowym  chfoniakiem
anaplastycznym z duzych komorek lub HL otrzymywali pojedynczq dawke leku
BV opartq na masie ciata w dawce 1,4-1,8 mg/kg co 3 tygodnie. Badanie
2 testowato BV w dawce 48 mg/m? opartq na powierzchni ciata (BSA)
co 2 tygodnie w potgczeniu z AVD (adriamycyna, winblastyna, dakarbazyna)
u pacjentow z zaawansowanym stadium nowo rozpoznanego HL. Dawki
BV oparte na BSA prowadzity do podobnej ekspozycji systemowej ADC i MMAE
u pacjentow pediatrycznych we wszystkich grupach wiekowych (<12, 12-16i>16
lat). Istotny wzrost (P<0,05) czestosci neutropenii gorgczkowej byt zwigzany
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ze wzrastajgcq ekspozycjq na MMAE. Nie stwierdzono wyraznego zwiqzku
pomiedzy ekspozycjg na ADC lub MMAE a PFS. Analizy wspierajq dawkowanie
BV oparte na BSA w potqczeniu z AVD u pacjentow pediatrycznych, przy czym
dotyczy to pacjentow z nowo rozpoznanym chtoniakiem Hodgkina
w zaawansowanym stadium.

Publikacja Zhang 2024 skupita sie na farmakokinetyce BV u pacjentow
pediatrycznych w wieku 2-11 lat. Ta populacyjna analiza farmakokinetyczna
obejmowata dane z pieciu badan u dorostych i trzech badan pediatrycznych.
Zaréwno populcja dorostych, jak i dzieci otrzymywata BV w dawce 1,8 mg/kg
(maksymalnie 180 mg) co 3 tygodnie. Punkty koricowe obejmowaty catkowity
odsetek odpowiedzi, obwodowq neuropatie stopnia =2 (PN) oraz neutropenie
stopnia 23. Analiza miata na celu ocene wpfywu dawkowania opartego o mase
ciata a BSA na profil farmakokinetyczny dla dzieci.

Autorzy wskazali, ze jakkolwiek ekspozycja na BV byta nizsza u pacjentow
w wieku 2 do <12 lat w poréwnaniu z 212 lat, jednak nie zaobserwowano
wyraZnych klinicznie istotnych rdznic w skutecznosci, neuropatii obwodowej
stopnia =2 ani neutropenii stopnia 3. Dane te wspierajg dawkowanie BV oparte
na masie ciata u pacjentow niezaleznie od wieku w zwigzku z tym dostosowanie
dawki u 0sob w wieku 2 do <12 lat nie wydaje sie uzasadnione.

Podsumowujqc, od wydania poprzedniej opinii nie pojawity sie nowe dowody
naukowe wskazujgce na koniecznosc¢ zmiany dotychczasowego wnioskowania.
Gtowne arqumenty decyzji:

e Brak danych wskazujgcych na zasadnos¢ zmiany wczesniejszego stanowiska
Rady.

Uwaga Rady:

e Konieczne jest dalsze biezgce monitorowanie wytycznych klinicznych i badan
naukowych dotyczqcych ewentualnej zasadnosci dawkowania BV w populacji
pediatrycznej w oparciu o powierzchnie ciata.

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 40 ustawy o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2025 r. poz. 907 =z pdin. zm.),
w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 5 ustawy z 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych
ze Srodkdéw publicznych (Dz. U. z 2025 r. poz. 1461).



