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Tomasz Pasierski otworzyt posiedzenie o godzinie 10:01.

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

7 0s6b):

Artur Bachta

Anna Czerniecka-Kubicka
Katarzyna Galas

Pawet Grzesiewski

Maciej Karaszewski
Marcin Lipowski

Tomasz Pasierski

Jacek Rubik

Aleksandra Zasada
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Cztonkowie Rady nhieobecnhi przy rozpoczeciu posiedzenia:

1. Elzbieta Lanc

Proponowany porzgdek obrad:

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

2. Przygotowanie stanowiska w sprawie oceny leku Embavi (apixabanum)
we wskazaniu: zapobieganie udarowi mobzgu i zatorowosci systemowej
u dorostych pacjentéw z niezastawkowym migotaniem przedsionkdw (ang. Non-
Valvular Atrial Fibrillation, NVAF) i co najmniej jednym czynnikiem ryzyka, takim jak:
e przebyty udar modzgu Ilub przemijajgcy napad niedokrwienny (TIA,

ang. fransient ischaemic attack);
e wiek 275 Iaf;
e nadcisnienie tetnicze;
e cukrzyca;
e objawowa niewydolnos¢ serca (klasa Il wg NYHA).

3. Przygotowanie stanowiska w sprawie oceny leku Apixaban Adamed

(apixabanum) we wskazaniu: zapobieganie udarowi modzgu i zatorowosci
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systemowej u dorostych pacjentéw z niezastawkowym migotaniem przedsionkdw

z co najmniej jednym czynnikiem ryzyka, takim jak:

e przebyty udar moézgu lub przemijajgcy napad niedokrwienny;

e wiek =75 lat;

e nadcisnienie tetnicze;

e cukrzyca;

e objawowa niewydolnosc¢ serca (klasa wg NYHA > [I).

4. Przygotowanie stanowiska w sprawie zakwalifikowania Swiadczenia opieki
zdrowotnej ,Badanie dna oka za pomocqg funduskamery z oceng przesiewowq
przez diabetologa lub okuliste lub przy pomocy oprogramowania sztucznej
inteligenciji (Al)".

5. Przygotowanie stanowiska w sprawie zakwalifikowania Swiadczen opieki
zdrowotney:

e ,Badanie genomu cztowieka metodqg sekwencjonowania nastepnej generacii
(NGS) - mate panele celowane NGS w diagnostyce choréb rzadkich
spowodowanych mutacjami germinalnymi” oraz

e ,Badanie genomu cztowieka metodqg sekwencjonowania nastepnej generacii
(NGS) - Srednie panele celowane NGS w diagnostyce chordb rzadkich

spowodowanych mutacjami germinalnymi”,
jako $wiadczenh gwarantowanych z zakresu ambulatoryjnej opieki specjalistycznej.

6. Przygotowanie opini w sprawie badania genetycznego w  kierunku
hipercholesterolemii rodzinnej u dzieci do 18 roku zycia — NGS.

7. Przygotowanie opinii w sprawie substancji czynnej pregabalinum we wskazaniu
pozarejestracyjnym: neuropatia u dzieci do 18 roku zycia.

8. Zakonczenie posiedzenia.

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

Ad 2. i ad 3. Andlitycy Agencji podsumowali raporty dot. lekdw Embavi i Apixaban
Adamed.

W frakcie prezentacji do posiedzenia dotgczyta Elzbieta Lanc, ktéra
nie zadeklarowata konfliktu interesdw.

Ad 2. cd. Projekt stanowiska Rady do leku Embavi przygotowali i przedstawili
Artur Bachta i Marcin Lipowski.

Rady doprecyzowata tre§¢ uchwaty, w czym udziat wzieli: Tomasz Pasierski,
Artur Bachta i Marcin Lipowski.

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

Ad 3. cd. Projekt stanowiska Rady do leku Apixaban Adamed przygotowali
i przedstawili Marcin Lipowski i Artur Bachta.

Rady doprecyzowata fres¢ uchwaty, w czym udziat wazieli Marcin Lipowski
i Tomasz Pasierski.
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Prowadzqgcy zarzqdzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada jednogtosnie (10 osob
obecnych) uchwalita pozytywne stanowisko (zatgcznik nr 2 do protokotu).

Ad 4. Andlityk Agencji podsumowat raport w sprawie kwalifikacji $wiadczenia
dot. badania dna oka za pomocq funduskamery.

We wstepnej dyskusji Rady uczestniczyli:  Artur  Bachta, Tomasz Pasierski,
Katarzyna Galas, Maciej Karaszewski i Aleksandra Zasada.

Projekt stanowiska Rady przygotowali i przedstawili Pawet Grzesiewski i Elzbieta Lanc.

Rady doprecyzowata tres¢ uchwaty, w czym udziat wrzielii Tomasz Pasierski
i Maciej Karaszewski.

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

Ad 5. Analityk Agenciji omowit najwazniejsze dane z raportu w sprawie kwalifikacji
Swiadczen dot. badania genomu cztowieka metodg sekwencjonowania nastepnej
generacji (NGS).

We wstepnej dyskusji Rady uczestniczyli: Macie] Karaszewski, Tomasz Pasierski,
Aleksandra Zasada i Katarzyna Galas.

Projekt stanowiska Rady przygotowali i przedstawili Jacek Rubik i Katarzyna Galas.

Rady doprecyzowata tre$¢ uchwaty, w czym udziat wzieli: Tomasz Pasierski,
Jacek Rubik, Katarzyna Galas i Maciej Karaszewski.

Prowadzqgcy zarzqdzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada jednogtosnie (10 oséb
obecnych) uchwalita pozytywne stanowisko (zatgcznik nr 4 do protokotu).

Ad 6. Anadlityk Agencji zaprezentowat najwazniejsze wyniki w sprawie badania
genetycznego w kierunku hipercholesterolemii rodzinnej u dzieci do 18 roku zycia —
NGS.

Projekt opinii Rady przygotowat i przedstawit oraz doprecyzowat Tomasz Pasierski.

W zwigzku z brakiem gtoséw w dyskusji, Prowadzqgcy zarzqdzit gtosowanie, w wyniku
ktérego Rada jednogtosnie (10 osdéb obecnych) uchwalita pozytywng opinie
(zatgcznik nr 5 do protokotu).

Ad 7. Aleksandra Zasada przedstawita projekt opinii Rady do tematu dot. substancii
czynnej pregabalinum we wskazaniu pozarejestracyjnym.

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

Ad 8. Prowadzqgcy zakonczyt posiedzenie o godzinie 12:36.
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Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 34/2026 z dnia 23 marca 2026 roku
w sprawie oceny leku Embavi (apiksaban) we wskazaniu:
zapobieganie udarowi mozgu i zatorowosci systemowej u dorostych
pacjentow z niezastawkowym migotaniem przedsionkéw

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne objecie refundacjqg produktu leczniczego
e Embavi (apixabanum), tabl. powl., 5 mg, 60 szt., GTIN: 05995327201337;

e Embavi (apixabanum), tabl. powl., 2,5 mg, 60 szt., GTIN: 0599532720126,

we wskazaniu: zapobieganie udarowi modzgu i zatorowosci systemowej
u dorostych  pacjentow z niezastawkowym migotaniem przedsionkow
(ang. Non-Valvular Atrial Fibrillation, NVAF) i co najmniej jednym czynnikiem
ryzyka, takim jak: przebyty udar mozgu lub przemijajgcy napad niedokrwienny
(TIA, ang. transient ischaemic attack); wiek > 75 lat; nadcisnienie tetnicze;
cukrzyca;, objawowa niewydolnos¢ serca (klasa 2Il wg NYHA), jako leku
dostepnego w aptece na recepte, w ramach istniejgcej grupy limitowej
i wydawanie go za odptatnosciq 30%, pod warunkiem zrownania ceny do juz
refundowanej Poltixy.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Whiosek dotyczy objecia refundacjq leku Embavi w ww. wskazaniu, ktore jest
zgodne ze wskazaniem rejestracyjnym. Apiksaban nalezy do grupy bezposrednich
doustnych antykoagulantow (ang. direct oral anticoagulants, DOAC).

Whnioskodawca nie zaproponowat mechanizmu dzielenia ryzyka. Ustalona
kategoria refundacyjna, poziom odptatnosci oraz grupa limitowa nie budzq
zastrzezen.

Migotanie przedsionkdw (ang. artial fibrillation, AF) to najczestsza tachyarytmia
nadkomorowa z szybkq nieskoordynowanq aktywacjg przedsionkow,
prowadzgca do nieefektywnosci hemodynamicznej skurczu przedsionkow

Z niemiarowym rytmem komor. Najpowazniejszym powikfaniem
AF sq powikfania zakrzepowo-zatorowe, przede wszystkim udar niedokrwienny
mozgu.
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Niezastawkowe migotanie przedsionkdw (NVAF) obejmuje wszystkich pacjentow
z AF z wyfqczeniem tych, u ktorych wystepuje mechaniczna zastawka serca
lub umiarkowane do ciezkiego zwezenie zastawki mitralne;.

W ramach profilaktyki dtugoterminowej, na podstawie oceny zagroZenia
powiktaniami zakrzepowo-zatorowymi (mierzonymi w skali CHA2DS2-VA)
decyduje sie o wigczeniu u pacjentow z AF leczenia przeciwzakrzepowego,
ktorego kluczowq strategiq jest przewlekte stosowanie antykoagulantu
doustnego z preferencjq wyboru DOAC.

Komparatorami dla leku Embavi sq produkty lecznicze zawierajgce dabigatran
i rywaroksaban — substancje, ktore podobnie jak apiksaban nalezqg do grupy
DOAC. Substancje te sq refundowane we wskazaniu: profilaktyka udardow
i zatorowosci obwodowej u dorostych pacjentow z migotaniem przedsionkow
niezwigzanym z wadq zastawkowgq, z jednym lub kilkoma czynnikami ryzyka,
takimi jak wczesniejszy udar lub przemijajgcy napad niedokrwienny, wiek 275 lat,
nadcisnienie tetnicze, cukrzyca, niewydolnosc serca (klasa > Il wg NYHA), ktora
odpowiada wnioskowanemu wskazaniu.

Dowody naukowe

Brak jest badan randomizowanych pozwalajgcych na bezposrednie porownanie
skutecznosci klinicznej apiksabanu wzgledem dabigatranu oraz duzych badan
randomizowanych o niskim ryzyku wystgpienia bfedu systematycznego
dla poréwnania apiksabanu z rywaroksabanem w populacji pacjentow z NVAF
i co najmniej jednym czynnikiem ryzyka. Wobec tego, porownawczq analize
skutecznosci i bezpieczenstwa przeprowadzono na podstawie opracowan
wtornych i badan pierwotnych efektywnosci praktycznej.

Wyniki poréwnarn posrednich (w wiekszosci o niskiej jakosci dowoddw) wskazujg,
ze apiksaban wykazuje porownywalng skutecznosc jak inne leki z grupy DOAC.
W analizie bezpieczeristwa w kilku opracowaniach wykazano przewage
apiksabanu wzgledem komparatorow.

Wytyczne kliniczne

Wytyczne praktyki klinicznej zalecajq zastosowanie DOAC zamiast antagonistow
witaminy K (VKA) u pacjentow z NVAF w celu zapobiegania udarowi moézgu
i innym powiktaniom zakrzepowo-zatorowym (silne zalecenie na podstawie
dowodow wysokiej jakosci: ESC/PTK 2024, ACC/AHA/ACCP/HRS 2023, CCS/CHRS
2020, ESO 2019). Wytyczne NICE 2021 oraz CCS/CHRS 2020 wskazujq apiksaban
jako jedng =z zalecanych opcji DOAC obok dabigatranu, edoksabanu
i rywaroksabanu.
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Problem ekonomiczny

Analize wnioskodawca przeprowadzit w formie analizy minimalizacji kosztow
w horyzoncie rocznym, w ktorej jako komparatory dla terapii lekiem Embavi
przyjeto dabigatran (DAB) i rywaroksaban (RYW), przy czym poréwnanie
przeprowadzono osobno dla prezentacji 5mg i 2,5mg.

Wyniki analizy wptywu na budzet wskazujq, ze refundacja leku Embavi wiqzata

sie kosztow NFZ (koszty sumaryczne inkrementalne) wynoszgcym
wlrokui w Il roku analizy. Koszty wnioskowanego leku
wynosity i odpowiednio dla I i Il roku refundacji.

W analizie doptfat pacjenta odnotowano

Rekomendacje refundacyjne

Odnaleziono 6 pozytywnych rekomendacji refundacyjnych (NICE 2021, HAS 2020,
CADTH 2013, G-Ba 2013, SMC 2013, NCPE 2013), 1 rekomendacje pozytywng
warunkowo (PBAC 2013) oraz 1 propozycje odrzucenia wniosku (PHARMAC
2020). W rekomendacjach pozytywnych zwrdcono uwage, ze apiksaban wnosi
dodatkowq korzysc terapeutycznqg w poréownaniu z warfaryng i innymi VKA.
Gtowne arqumenty decyzji

e Skutecznosc i bezpieczeristwo porownywalne z innymi refundowanymi lekami
Z tej grupy;

e Brak uzasadnienia dla wyziszego kosztu terapii w pordwnaniu
Z juz refundowanymi lekami z tej grupy.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt. 2 ustawy o refundacji lekow, srodkéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobdw 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 Srodkdw publicznych (Dz. U. z 2025 r.,, poz. 1461), z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej
nr: OTOW.4130.1.2026 ,Whniosek o objecie refundacjg leku Embavi (apiksaban) we wskazaniu: zapobieganie
udarowi mézgu i zatorowosci systemowej u dorostych pacjentéw z niezastawkowym migotaniem przedsionkow
(ang. Non-Valvular Atrial Fibrillation, NVAF) i co najmniej jednym czynnikiem ryzyka, takim jak: przebyty udar
mazgu lub przemijajacy napad niedokrwienny (TIA, ang. transient ischaemic attack); wiek > 75 lat; nadcisnienie
tetnicze; cukrzyca; objawowa niewydolnosc¢ serca (klasa 21l wg NYHA)”; data ukoniczenia: 13.03.2026r.



KARTA NIEJAWNOSCI

Dane zakreslone kolorem Zoltym stanowiq informacje publiczne podlegajqce wylqczeniu
ze wzgledu na tajemnice przedsigbiorcy (EGIS Pharmaceuticals PLC).

Zakres wylgczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem EGIS Pharmaceuticals PLC
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  spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego 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: EGIS Pharmaceuticals
PLC.
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Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 35/2026 z dnia 23 marca 2026 roku
w sprawie oceny leku Apixaban Adamed (apiksaban) we wskazaniu:
zapobieganie udarowi mozgu i zatorowosci systemowej u dorostych
pacjentow z niezastawkowym migotaniem przedsionkéw

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne objecie refundacjq produktu leczniczego:
e Apixaban Adamed (apixabanum), tabl. powl., 2,5 mg, 60 szt., GTIN:
05900411013888;
e Apixaban Adamed (apixabanum), tabl. powl., 5 mg, 60 szt., GTIN:
05900411013901,
we wskazaniu: zapobieganie udarowi modzgu i zatorowosci systemowej
u dorostych  pacjentow z niezastawkowym migotaniem przedsionkow
z co najmniej jednym czynnikiem ryzyka, takim jak przebyty udar mozgu
lub przemijajgcy napad niedokrwienny, wiek =75 lat; nadcisnienie tetnicze;
cukrzyca; objawowa niewydolnos¢ serca (klasa wg NYHA 2ll), jako leku
dostepnego w aptece na recepte, w ramach istniejgcej grupy limitowej
i wydawanie go za odptatnosciq 30%, pod warunkiem zrownania ceny do juz
refundowanej Poltixy.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Whiosek dotyczy objecia refundacjq odtwdrczego produktu leczniczego Apixaban
Adamed w ww. wskazaniu, ktdre jest zgodne ze wskazaniem rejestracyjnym.
Whnioskodawca nie zaproponowat mechanizmu dzielenia ryzyka. Ustalona
kategoria refundacyjna, poziom odpfatnosci oraz grupa limitowa nie budzg
zastrzezen. Wnioskowany produkt zostat dopuszczony do obrotu przez URPL dnia
10.04.2025r. Apiksaban nalezy do grupy bezposrednich doustnych
antykoagulantow (ang. direct oral anticoagulants, DOAC).

Migotanie przedsionkdow (ang. atrial fibrillation, AF) to najczestsza tachyarytmia
nadkomorowa, z szybkq, nieskoordynowanqg aktywacjq przedsionkow,
prowadzgca do nieefektywnosci hemodynamicznej ich skurczu, z niemiarowym
rytmem komor. Przyczyny AF mogq byc¢ sercowe (m.in. nadcisnienie tetnicze,
wady zastawkowe nabyte, choroba niedokrwienna serca, kardiomiopatie, wady
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wrodzone) oraz pozasercowe. Najpowazniejszym powiktaniem AF sq powiktania
zakrzepowo-zatorowe, przede wszystkim udar niedokrwienny mozgu.

W  profilaktyce dtugoterminowej u chorych z AF ocenia sie zagrozenie
powiktaniami zakrzepowo-zatorowymi na podstawie skali CHA2DS2-VA oraz
ryzyko krwawienia. Skala CHA2DS2-VA stuzy do oceny ryzyka udaru
niedokrwiennego mozgu u chorych z AF niezwigqzanym z wadq zastawkowgq
i obejmuje czynniki ryzyka, takie jak: przewlekta niewydolnosc serca, nadcisnienie
tetnicze, wiek >75 lat, cukrzyca, przebyty udar mdzgu lub TIA lub inny incydent
zakrzepowo-zatorowy, choroba naczyniowa oraz wiek 65-74 lata.
Niezastawkowe migotanie przedsionkdw (NVAF) obejmuje wszystkich pacjentow
z AF z wyfqczeniem tych, u ktdrych wystepuje mechaniczna zastawka serca
lub umiarkowane do ciezkiego zwezenie zastawki mitralnej. Wynik w skali
CHA2DS2-VA decyduje o wiqczeniu leczenia przeciwzakrzepowego, ktorego
kluczowq strategiq jest przewlekte stosowanie antykoagulantu doustnego
(ang. oral anticoagulants, OAC) z preferencjq wyboru DOAC.

Migotanie przedsionkow jest najczestszq przewlektq arytmiq na swiecie.
Catkowita chorobowosc¢ dla AF w polskiej populacji w wieku 65 lat i starszych,
oszacowana w badaniu NOMED-AF, wynosita 19,2% (95% Cl, 17,9%—20,6%).

Agencja dotgd nie oceniata leku Apixaban Adamed, natomiast oceniata inny
lek odtworczy zawierajgcy apiksaban (Poltixa) we wskazaniu analogicznym
do wnioskowanego. Wowczas Rada Przejrzystosci wydata stanowisko (26/2026,
dn. 23.02.2026) pozytywne pod warunkiem zréwnania ceny do cen juZ
refundowanych lekow z tej grupy.

Komparatorami dla leku Apixaban Adamed sqg produkty lecznicze zawierajqce
dabigatran i rywaroksaban — substancje, ktore podobnie jak apiksaban nalezg
do grupy DOAC. Substancje te sq refundowane we wskazaniu, ktdre jest zgodne
Z obecnie wnioskowanym. Zgodnie z wytycznymi praktyki klinicznej DOAC
sq opcjqg preferowanq we wskazaniu zbieznym z wnioskowanym, co potwierdzajg
rowniez opinie ekspertow ankietowanych przez Agencje.

Dowody naukowe

Brak jest badan randomizowanych pozwalajgcych na bezposrednie porownanie
skutecznosci klinicznej apiksabanu wzgledem dabigatranu oraz duzych badan
randomizowanych o niskim ryzyku wystgpienia bfedu systematycznego
dla porownania apiksabanu z rywaroksabanem w populacji pacjentow z NVAF
i co najmniej jednym czynnikiem ryzyka. Wobec tego, porownawczq analize
skutecznosci i bezpieczenstwa przeprowadzono na podstawie opracowan
wtornych i badan pierwotnych efektywnosci praktycznej. Biorqgc pod uwage
opracowania wtdrne, z wyjqtkiem pracy Zhu 2021, cechuje je niska lub krytycznie
niska wiarygodnosc, co uniemozliwia formutowanie silnych zalecen klinicznych.
W odniesieniu do pierwotnych badan obserwacyjnych, poza badaniem Talmor-
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Barkan 2022 ocenionym jako sredniej wiarygodnosci, pozostate badania byty
niskiej wiarygodnosci. W badaniu Talmor-Barkan 2022 w zakresie skutecznosci
istotne statystycznie rdznice na korzys¢ rywaroksabanu wzgledem apiksabanu
wykazano dla punktéw koricowych: udar niedokrwienny, zgon z jakiejkolwiek
przyczyny. Istotne rdznice wskazujgce na niekorzystny efekt apiksabanu
wzgledem dabigatranu raportowano w odniesieniu do ryzyka wystgpienia
krwawienia Srédczaszkowego - Zhu 2021 (HR=1,31 [1,09; 1,57]).

Wyniki poréwnarn posrednich (w wiekszosci o niskiej jakosci dowoddw) wskazujg,
ze apiksaban wykazuje porownywalng skutecznosc jak inne leki z grupy DOAC.
W analizie bezpieczeristwa w kilku opracowaniach wykazano przewage
apiksabanu wzgledem komparatorow.

Wytyczne kliniczne

Wytyczne praktyki klinicznej zalecajq zastosowanie DOAC zamiast antagonistow
witaminy K (VKA) u pacjentow z NVAF w celu zapobiegania udarowi mozgu
i innym powiktaniom zakrzepowo-zatorowym (silne zalecenie na podstawie
dowodow wysokiej jakosci: ESC/PTK 2024, ACC/AHA/ACCP/HRS 2023, CCS/CHRS
2020, ESO 2019). Wytyczne NICE 2021 oraz CCS/CHRS 2020 wskazujqg apiksaban
jako jedng =z zalecanych opcji DOAC obok dabigatranu, edoksabanu
i rywaroksabanu.

Problem ekonomiczny

Whnioskodawca wskazat rywaroksaban jako refundowang technologie
opcjonalng o najkorzystniejszym wspotczynniku uzyskiwanych efektow
zdrowotnych do kosztow ich uzyskania. Z perspektywy NFZ,

Z perspektywy wspolnej CZN, przy ktorej koszt stosowania apiksabanu nie jest
wyzszy od kosztu stosowania rywaroksabanu,

Wyniki analizy wptywu na budzet wskazujq, ze finansowanie wnioskowanej

technologii ze srodkow publicznych bedzie generowac wzrost wydatkow

z perspektywy ptatnika publicznego (min.; maks.) o 1 523 387 PLN w 1. roku

refundacji orazo 1675726 PLN w 2. roku
natomiast z perspektywy wspdlnej bedzie generowac

oszczednosci (min.; maks.) o -508 027 PLN w 1. roku

oraz 0-558 830 PLN w 2. roku refundacji

Rekomendacje refundacyjne

Odnaleziono 6 pozytywnych rekomendacji refundacyjnych (NICE 2021, HAS 2020,
CADTH 2013, G-Ba 2013, SMC 2013, NCPE 2013), 1 rekomendacje pozytywnqg
warunkowo (PBAC 2013) oraz 1 propozycje odrzucenia wniosku (PHARMAC
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2020). W rekomendacjach pozytywnych zwrécono uwage, ze apiksaban wnosi
dodatkowq korzysc terapeutyczng w porownaniu z warfaryng i innymi VKA.
Gtdwne argumenty decyzji

e Skutecznosc i bezpieczeristwo porownywalne z innymi refundowanymi lekami
z tej grupy;

e Brak wuzasadnienia dla wyziszego kosztu terapii w pordwnaniu
z juz refundowanymi lekami z tej grupy.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt. 2 ustawy o refundacji lekow, sSrodkéw 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 srodkdéw publicznych (Dz. U. z 2025 r., poz. 1461), z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej
nr: OTOW.4130.2.2026 ,Wniosek o objecie refundacjg leku Apixaban Adamed (apiksaban) we wskazaniu:
zapobieganie udarowi mdézgu i zatorowosci systemowej u dorostych pacjentéw z niezastawkowym migotaniem
przedsionkéw z co najmniej jednym czynnikiem ryzyka, takim jak przebyty udar mézgu lub przemijajacy napad
niedokrwienny; wiek 275 lat; nadcisnienie tetnicze; cukrzyca; objawowa niewydolnos$¢ serca (klasa wg NYHA 211)”;
data ukoriczenia 13.03.2026 r.



KARTA NIEJAWNOSCI

Dane zakreslone kolorem Zoltym stanowiq informacje publiczne podlegajqce wylqczeniu
ze wzgledu na tajemnice przedsigbiorcy (Adamed Pharma S.A.).

Zakres wylgczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem Adamed Pharma S.A.
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  spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego 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: Adamed Pharma S.A.



Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 36/2026 z dnia 23 marca 2026 roku
w sprawie zasadnosci kwalifikacji Swiadczenia opieki zdrowotnej
,Badanie dna oka za pomocg funduskamery z oceng przesiewowg
przez diabetologa lub okuliste lub przy pomocy oprogramowania
sztucznej inteligencji (Al)”

Rada Przejrzystosci uznaje za niezasadne zakwalifikowanie swiadczenia opieki
zdrowotnej ,,Badanie dna oka za pomocq funduskamery z ocenq przesiewowq
przez diabetologa lub okuliste lub przy pomocy oprogramowania sztucznej
inteligencji (Al)” jako swiadczenia gwarantowanego z zakresu ambulatoryjnej
opieki specjalistycznej.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Minister Zdrowia zlecit przygotowanie rekomendacji w sprawie zasadnosci
zakwalifikowania swiadczenia ,,Badanie dna oka za pomocqg funduskamery
zocenq przesiewowq przez diabetologa Ilub okuliste Ilub przy pomocy
oprogramowania sztucznej inteligencji (Al)” jako swiadczenia gwarantowanego
z zakresu ambulatoryjnej opieki specjalistycznej.

Swiadczenie ma by¢é finansowane w ramach ambulatoryjnej opieki
specjalistycznej w Poradni Diabetologicznej.

Obecnie wnioskowane swiadczenie nie znajduje sie w wykazie Swiadczen
gwarantowanych. W koszyku swiadczen gwarantowanych z zakresu
ambulatoryjnej opieki specjalistycznej dostepne sq natomiast inne metody oceny
dna oka i diagnostyki chorob siatkowki, w tym w szczegdlnosci badanie
dna oka metodq oftalmoskopii (bezposredniej lub posredniej), badanie w lampie
szczelinowej, angiografia fluoresceinowa dna oka oraz optyczna koherentna
tomografia (OCT). Jednoczesnie nalezy wskazaé, ze w ramach programu
lekowego B.70  ,lLeczenie  pacjentow z  chorobami  siatkowki”,
w tym w cukrzycowym obrzeku plamki (DME) realizowana jest procedura
uwzgledniona w stowniku NFZ pod kodem ICD- 9: 95.11 — fotografia dna oka.

Whnioskowane swiadczenie ma charakter badania przesiewowego i polega
na wykonaniu fotografii dna oka z wykorzystaniem funduskamery, a nastepnie
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przeprowadzeniu oceny uzyskanych obrazdw przez diabetologa, okuliste lub przy
wykorzystaniu oprogramowania sztucznej inteligencji. W odrdznieniu od obecnie
stosowanych metod oceny dna oka Sswiadczenie zaktada mozliwosc
przeprowadzenia oceny obrazow w sposob zdalny lub przy wsparciu algorytmow
sztucznej inteligencji, co moze utatwiac identyfikacje pacjentow wymagajgcych
dalszej diagnostyki okulistycznej. Funduskamera to urzqdzenie, ktore pozwala
na wykonanie zdjecia dna oka w sposob nieinwazyjny, szybki i komfortowy
dla pacjenta. W wiekszosci przypadkow nie wymaga ono rozszerzania Zrenic,
co eliminuje dyskomfort i ograniczenia, takie jak zakaz prowadzenia pojazdow
po badaniu/przejsciowa nadwrazliwos¢ na swiatto, czy powiktan okulistycznych
tj. ostre zamkniecie kgta teczowkowo-rogowkowego. Ponadto zgodnie z Kartg
Swiadczenia Opieki Zdrowotnej wprowadzenie badari przesiewowych
w poradniach diabetologicznych miedzy innymi skroci kolejki do okulistow.

Badanie to znajduje zastosowanie przede wszystkim w przesiewowej ocenie
zmian w siatkowce oka, w szczegolnosci w kierunku retinopatii cukrzycowej,
umozliwiajgc wczesne wykrywanie zmian chorobowych oraz identyfikacje
pacjentow wymagajqcych dalszej diagnostyki okulistycznej.

Retinopatia cukrzycowa jest jednym z najpowazniejszych powiktan cukrzycy,
mogqgcym prowadzi¢ do slepoty. Choroba ta wynika z uszkodzenia naczyn
krwionosnych siatkowki, warstwy nerwowej oka odpowiedzialnej za odbieranie
bodzcow wzrokowych. W Polsce retinopatie cukrzycowq stwierdza sie u okoto
60-80% pacjentow z cukrzycq typu 1 oraz u 20—-40% pacjentow z cukrzycq typu 2.

Dowody naukowe

W badaniach Gajiwala 2022, Chia 2004 i Kinyoun 1992 porownywano
skutecznos¢ badania za pomocq funduskamery z ocenq dokonang przez okuliste
z oftalmoskopigq.

Badanie dna oka za pomocq funduskamery cechuje sie czutosciq o wartosciach
54,8% w publikacji Gajiwala 2022 oraz 95% w publikacji Chia 2004, oraz
swoistoscig o wartosciach: 92,1% w publikacji Gajiwala 2022 oraz
98% w publikacji Chia 2004. Dodatkowo, wykazuje dodatniq wartoscig
predykcyjng o wartosciach 59,6% w publikacji Gajiwala 2022 oraz 93%
w publikacji Chia 2004 i ujemnq wartosciq predykcyjng o wartosci 83,9%
w publikacji Gajiwala 2022.

W analizowanych publikacjach zgodnos¢ wykrywania retinopatii cukrzycowej
pomiedzy oftalmoskopiq a badaniem za pomocq funduskamery zostata
okreslona za pomocq wspotczynnika kappa k, ktorego wartos¢ waha sie od zera
do jednego. Im wyisza jest wartos¢ wspotczynnika k, tym lepsza zgodnosc
pomiedzy metodami badawczymi. Wspdifczynnik k wynosit 0,48 w badaniu
Gajiwala 2022; 0,92 w badaniu Chia 2004 oraz 0,68 w badaniu Kinyoun 1992.
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Z kolei w badaniach Guedes 2025, Karabeg 2025, Sin 2025 oraz Lim 2022
porownywano skutecznos¢ badania za pomocq funduskamery z ocenq
za pomocq Al z innymi badaniami diagnostycznymi.

Analiza obrazow z funduskamery za pomocq Al w wykrywaniu retinopatii
cukrzycowej cechuje sie czutfosciq o wartosciach 100% w badaniu Guedes,
94%, 89,7% w badaniu Karabeg 2025, 92,1% w badaniu Sin 2025 oraz
96,4% w badaniu Lim 2022 i swoistosciq o wartosciach 93,5% w badaniu Guedes,
72% oraz 83% w badaniu Karabeg 2025, 90,7% w badaniu Sin 2025 i 88,4%
w badaniu Lim 2022. Dodatkowo, w publikacji Sin 2025 wykazano dodatnig
wartosc predykcyjng sztucznej inteligencji w wykrywaniu retinopatii cukrzycowej
wynoszgcq 82,3%.

W badaniu Guedes 2025 wspdfczynnik k wynosit 0,966 w przypadku oka prawego
oraz 0,978 w przypadku oka lewego. W badaniu Karabeg 2025 wynik zgodnosci
wykrywania retinopatii cukrzycowej przedstawiono za pomocqg kwadratowej
wazonej kappy, ktora wyniosta QWK=0,52. Dodatkowo, w badaniu Sin 2025
przedstawiono odsetek zgodnosci wykrywania retinopatii cukrzycowej pomiedzy
oceng przy pomocy Al, lekarza okulisty oraz okulisty ze szkoleniem w zakresie
chorob siatkowki, ktory wynosit 63,3%. Wedtug autordw publikacji Lim 2022,
system Al wykazat wyiszq czutos¢ w wykrywaniu tagodnej retinopatii
cukrzycowej niz zaréwno ogdlni okulisci, jak i specjalisci od siatkowki
w porownaniu z klinicznym standardem referencyjnym.

Wyniki wskazujq, Ze fotografia dna oka mozZe stanowic¢ skuteczne narzedzie
badarn przesiewowych w kierunku retinopatii cukrzycowej.

Rekomendacje i wytyczne praktyki klinicznej wskazujq, ze fotografia
dna oka stanowi zalecane narzedzie stosowane w badaniach przesiewowych
oraz w monitorowaniu retinopatii cukrzycowej. Podkresla sie jednoczesnie,
ze metoda ta nie zastepuje petnego badania okulistycznego i powinna stanowic
element zorganizowanej sciezki diagnostycznej, zapewniajgcej mozliwosc
skierowania pacjenta na dalszqg diagnostyke okulistyczng w przypadku
dodatniego wyniku badania przesiewowego. Wytyczne ADA 2026 oraz PTD 2026
dopuszczajg takze wykorzystanie telemedycyny oraz algorytmow sztucznej
inteligencji w analizie obrazow dna oka, przy zachowaniu okreslonych wymogow
organizacyjnych oraz systemu kierowania pacjentow na dalszq diagnostyke.
Natomiast w pozostatych analizowanych dokumentach nie odniesiono
sie bezposrednio do zastosowania takich rozwigzan.

Badanie dna oka z wykorzystaniem fotografii cyfrowej stanowi element
ogolnokrajowych programow przesiewowych w kierunku retinopatii cukrzycowej
w Danii, Irlandii, Islandii i Wielkiej Brytanii. We Francji, Portugalii i Szwecji
badanie jest finansowane ze srodkow publicznych i realizowane w ramach
rutynowej opieki nad pacjentami z cukrzycq, bez formalnego ogdlnokrajowego
programu przesiewowego. Ocena fotografii dna oka wykonywana jest przez
lekarzy okulistow lub odpowiednio przeszkolony inny personel. W Norwegii

3
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zastosowanie sztucznej inteligencji byto poczgtkowo oceniane w projektach
pilotazowych i obecnie jest wdrazane regionalnie jako narzedzie wspierajgce
diagnostyke.

Problem ekonomiczny

Szacowane skutki finansowe wdroZzenia ocenianego Swiadczenia na podstawie
wyceny zaproponowanej przez Agencje (w oparciu o dane sprawozdawczo-
rozliczeniowe) — przy cenie 202,52 zt za badanie wyniosq:

e 0k. 96,9 min zt w | roku obowigzywania wnioskowanego badania;

e 0k. 101,6 min zt w Il roku obowigzywania wnioskowanej procedury.
Gtowne arqumenty decyzji:

e Aktualnie funkcjonuje rozwigzanie polegajgce na badaniu oftalmoskopowym
wykonywane przez diabetologa.

e Za rozpoznanie problemu zdrowotnego u pacjenta odpowiada lekarz, nawet
jesli wykorzystywane sq w tym zakresie narzedzia sztucznej inteligencji (Al).

e Znaczny wzrost kosztow po stronie ptatnika publicznego.

e Rozwigzania przyjete w innych krajach nie przewidujq powszechnego
zastosowanie sztucznej inteligencji w analizie zdjec¢ dna oka, takze wiekszosc
wytycznych nie odnosi sie bezposrednio do tej kwestii.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 31c ust. 6 w zw. z art. 31s ust. 6 pkt lustawy z 27 sierpnia 2004 r.
o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze Srodkéw publicznych (Dz. U. z 2025 r. poz. 1461),
z uwzglednieniem opracowania nr: DWSGiZS.4100.2.2026 ,Badanie dna oka za pomocg funduskamery z oceng

przesiewowg przez diabetologa lub okuliste lub przy pomocy oprogramowania sztucznej inteligencji (Al)”; data
ukonczenia: 18.03.2026 .



Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 37/2026 z dnia 23 marca 2026 roku
w sprawie zasadnosci kwalifikacji Swiadczen opieki zdrowotnej
dot. badan genomu cztowieka metodg sekwencjonowania
nastepnej generacji (NGS)

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne zakwalifikowanie Swiadczen opieki
zdrowotnej:
e ,Badanie genomu cztowieka metodqg sekwencjonowania nastepnej generacji

(NGS) — mate panele celowane NGS w diagnostyce chordb rzadkich
spowodowanych mutacjami germinalnymi”;

e ,Badanie genomu cztowieka metodqg sekwencjonowania nastepnej generacji
(NGS) — srednie panele celowane NGS w diagnostyce chordb rzadkich
spowodowanych mutacjami germinalnymi”,

jako swiadczen gwarantowanych z zakresu ambulatoryjnej opieki
specjalistycznej, pod warunkiem uwzglednienia uwag Rady.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Problemem decyzyjnym jest ocena zasadnosci zakwalifikowania ww. swiadczen
opieki zdrowotnej jako swiadczen gwarantowanych z zakresu ambulatoryjnej
opieki specjalistycznej.

Choroby rzadkie to schorzenia wystepujgce u mniej niz 5 na 10 000 osob, zwykle
ciezkie, przewlekte i czesto uwarunkowane genetycznie. Choroby te (obecnie
kod ORPHA przypisano ponad 6000 jednostek) sq klinicznie zréznicowane
i ok. 80% ma etiologie genetycznq, 70% manifestuje sie w wieku dzieciecym,
a okoto 3% ujawnia sie juz w okresie noworodkowym. Diagnostyka jest trudna
i dtugotrwata. Wielu pacjentdow przechodzi wieloletniq ,,odyseje diagnostyczng”
i prawidtowq diagnoze stawia Srednio dopiero dsmy specjalista, a wczesniej
chorzy otrzymujq zwykle 2—-3 btedne rozpoznania. Podstawgq rozpoznania jest
kompleksowa ocena kliniczna (wywiad, analiza wczesniejszej dokumentacji,
badanie przedmiotowe, badania obrazowe, a w niektorych przypadkach réwniez
rozszerzone badania laboratoryjne i konsultacje specjalistyczne). Szczegdlne
znaczenie ma diagnostyka genetyczna. Wsrdd metod badan genetycznych
znajdujq sie 3 podstawowe kategorie: cytogenetyka klasyczna, molekularna
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(m.in. FISH, aCGH, MLPA, QF-PCR, OGM) oraz biologia molekularna, w tym
sekwencjonowanie nowej generacji (NGS) realizowane jako panele NGS lub inne
formy, co pozwala rownoczesnie analizowac wiele gendow i znaczqco skraca czas
do postawienia diagnozy.

Postepowanie w chorobach rzadkich opiera sie na identyfikacji potencjalnej
grupy chordb lub dominujgcych objawdw, co pozwala zawezi¢ spektrum
diagnostyczne | ukierunkowac¢ dalszqg ocene kliniczng w tym zasadnosc
przeprowadzenia diagnostyki genetycznej. Dla wielu chordb nie ma terapii
celowanych, a postepowanie terapeutyczne sprowadza sie gfownie do terapii
objawowej i podtrzymujqcej. Leki sieroce dostepne sq dla nielicznych jednostek.
Ustalenie rozpoznania umozliwia wdrozenie odpowiedniego,
wielodyscyplinarnego leczenia obejmujgcego farmakoterapie, dietoterapie,
zabiegi chirurgiczne, przeszczepianie szpiku kostnego, terapie enzymatyczne,
genowe lub inne specjalistyczne interwencje.

Sekwencjonowanie nastepnej generacji (NGS) to wysokoprzepustowa technika
odczytywania DNA i RNA z bardzo duzq czuftosciq, umozliwiajgca analize
milionow czgsteczek jednoczesnie. Dzieki dokftadnosci do pojedynczego
nukleotydu NGS jest kluczowym narzedziem diagnostyki chorob rzadkich
o ztozonym podtozu genetycznym. Wyrdznia sie panele celowane roznych
rozmiaréw, sekwencjonowanie eksomu (WES)/eksomu klinicznego (CES) oraz
sekwencjonowanie catego genomu (WGS).

Proponowana grupa docelowa wnioskowanych swiadczen obejmuje pacjentow
z chorobami rzadkimi (8—10 tys. jednostek chorobowych). Szacuje sie, Zze 5-6%
populacji Polski choruje na choroby rzadkie, a zapotrzebowanie na panele NGS
wynosi 8-10 tys. badan rocznie (3200-4000 matych paneli i 4800—6000 Srednich
paneli). Whnioskowane swiadczenie powinno by¢ udzielane w zakresie
ambulatoryjnej  opieki  specjalistycznej w  poradniach  genetycznych
i by¢ poprzedzone szczegotowym wywiadem klinicznym. Badania powinny
by¢ wykonywane w poradniach genetycznych lub poradniach specjalistycznych
OECR, zawsze z zapewnieniem konsultacji genetycznej przed i po badaniu.
Konsultant krajowy w dziedzinie genetyki klinicznej, proponuje, aby czas
oczekiwania na wynik nie przekraczat 60 dni roboczych (20 w trybie pilnym).

Dowody naukowe

Zidentyfikowano 12 badarn oceniajgcych mate panele NGS w diagnostyce chordb
rzadkich o podfozu genetycznym, w tym: jedno badanie z randomizacjg
porownujgce panel NGS (32-55 gendw) z sekwencjonowaniem Sangera
u pacjentow z uktadowymi chorobami autozapalnymi oraz 11 retrospektywnych
badarn jednoramiennych (w tym 2 walidacyjne). Panele obejmowaty od 2 do 39
genow, a liczebnos¢ badanych populacji wynosita od 24 do 4 656 pacjentow
z podejrzeniem choréob monogenowych (w tym uktadowych chordb
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autozapalnych, dystrofii miesniowych, oraz choréb metabolicznych). Wtgczano
rowniez pacjentow z jednostkami chorobowymi z zakresu ortopedii, nefrologii
i immunologii) o zréznicowanym obrazie klinicznym.

Wyniki analizowanych badan wskazujg na zroznicowanqg skutecznosc
diagnostycznqg matych paneli NGS i jej zaleznos¢ od analizowanej choroby
rzadkiej oraz liczby gendw uwzglednionych w panelu. W badaniach
obserwacyjnych wynosita od 15,8% do 94%. NajwyZisze wartosci skutecznosci
diagnostycznej matych paneli NGS obserwowano w wybranych badaniach
i specyficznych populacjach pacjentow, w szczegdlnosci w pojedynczych
badaniach dotyczqcych choréb metabolicznych (94,4% w populacji pacjentéw
z wgtrobowgq postaciq choroby spichrzeniowej glikogenu oraz zaburzeniami
spichrzeniowymi lizosomdw), nefrologicznych (72% u pacjentow z autosomalnie
dominujgcg wielotorbielowatosciq nerek), immunologicznych (60% w populacji
pacjentow z ciezkim ztozonym niedoborem odpornosci) oraz w ortopedii (92%
u pacjentow z mnogimi kostniakochrzestniakami). W badaniu z randomizacjg
wykazano wyziszq skutecznos¢ diagnostyczng panelu NGS w ukfadowych
chorobach autozapalnych w porédwnaniu z sekwencjonowaniem Sangera, jednak
wptlyw na decyzje terapeutyczne nie rdznit sie istotnie miedzy strategiami.
Zidentyfikowano 36 badan obserwacyjnych oceniajgcych skutecznosc
diagnostycznq srednich paneli NGS, w tym 24 o charakterze retrospektywnym
i12 prospektywnych. W przewazajgcej wiekszosci byty to badania
jednoramienne (N=33), natomiast w trzech zastosowano grupe porownawczg
lub projekt walidacyjny. Panele obejmowaty od 40 do powyzej 1800 gendw,
a populacje liczyty od 16 do ponad 2000 pacjentow z podejrzeniem chordb
rzadkich o podfozu genetycznym, gftownie w obszarze neurologii, chordb
metabolicznych i okulistyki.

W badaniach dotyczqgcych srednich paneli NGS zakres ich skutecznosci
diagnostycznej srednich paneli NGS byt szeroki i wyraznie zalezny od jednostki
chorobowej, stopnia precyzji fenotypu klinicznego oraz wczesniejszej sciezki
diagnostycznej pacjenta. Najwyzsze wartosci uzyskiwano w populacjach dobrze
zdefiniowanych klinicznie, natomiast istotnie nizsze w heterogenicznych
kohortach po wczesniejszej nieskutecznej diagnostyce. Najwyzsze wartosci
skutecznosci diagnostycznej srednich paneli NGS obserwowano w wybranych
badaniach i specyficznych populacjach pacjentéw, przy czym w chorobach
hematologicznych wynosity one od 26% do 83,5% (najwyZej w dziedzicznych
niedokrwistosciach), w dziedzicznych dystrofiach siatkowki od 37,4% do 72,9%,
w dziedzicznych chorobach nerek od 17% do 88% (najwyzej w torbielowatych
chorobach nerek) oraz we wrodzonych btedach metabolizmu i chorobach
mitochondrialnych od 11% do 70% (do 85% po uwzglednieniu VUS, najwyzej
w populacjach z dobrze zdefiniowanym fenotypem kliniczno-biochemicznym).
Wyniki te wskazujg, Zze optymalizacja kwalifikacji pacjentow oraz wtasciwe
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umiejscowienie paneli NGS w algorytmie diagnostycznym moze istotnie
zwiekszac efektywnosc¢ uzyskiwania rozpoznania molekularnego. Niezaleznie
od obszaru klinicznego panele NGS charakteryzowaty sie bardzo wysokq
trafnosciq analityczng, z czutosciq i swoistoscig najczesciej w zakresie 96—100%.
Wytyczne towarzystw naukowych

Zidentyfikowano 12 dokumentdw dotyczqcych zastosowania NGS w diagnostyce
chorob rzadkich, w tym 9 wytycznych przygotowanych przez 13 towarzystw
naukowych lub instytucji: GFH BVDH DGP OGH 2025, NHS 2024/2025, ACGS
2024, SEGO AEDP 2024, EuroGentest ESHG 2016/2022, PTGiP PTGC 2022, ACMG
2020, a takie schemat postepowania zamieszczony na  stronie
chorobyrzadkie.gov, konsensus ekspertow Tong 2022 oraz jedno stanowisko
NSGC 2023. Zgodnie z wytycznymi:

e NGS jest uznawane za podstawowe narzedzie diagnostyczne w chorobach
rzadkich o podfozu genetycznym, zwfaszcza przy ztozonym lub nietypowym
fenotypie.

e Diagnostyka genetyczna powinna byc poprzedzona doktadng oceng kliniczng,
a interpretacja wynikow powinna odbywac sie w zespole multidyscyplinarnym
Z udziatem genetykow klinicznych i specjalistow laboratoryjnych, doradcow
genetycznych i innych specjalistow.

e NGS rekomendowane jest zardwno jako badanie pierwszego rzutu,
jak i kolejny etap diagnostyki, gdy metody konwencjonalne nie doprowadzity
do postawienia diagnozy.

e Badanie powinno by¢ wykonywane wtedy, gdy wynik moze realnie wptyngc
na dalsze postepowanie medyczne.

e NGS zaleca sie takze w cigZzach obarczonych wysokim ryzykiem wad,
szczegolnie gdy nie wykonano wczesniejszych badan genetycznych i brakuje
materiatu biologicznego do analizy.

e Dobdr metody badania genetycznego powinien zalezec¢ od obrazu klinicznego
i podejrzewanej etiologii choroby — przy jednoznacznym fenotypie zaleca
sie testy pojedynczego genu lub ukierunkowane panele.

e W chorobach o duzej heterogennosci genetycznej lub przy braku jasnego
rozpoznania klinicznego rekomendowane sq szerokie panele.

Problem ekonomiczny

Zakwalifikowanie ww. Swiadczern opieki zdrowotnej jako swiadczen
gwarantowanych wiqzafoby sie z dodatkowymi, trudnymi do oszacowania
wydatkami ptatnika publicznego.

Analiza wptywu na budzet zostata przeprowadzona z perspektywy pfatnika
publicznego w 3-letnim horyzoncie czasowym obejmujgcym lata 2026—-2028.
Zuwagi na brak mozliwosci wiarygodnego okreslenia kosztow scenariusza
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istniejgcego obejmuje wyfqcznie scenariusz nowy, zaktfadajgcy finansowanie
analizowanych swiadczen ze srodkdéw publicznych. W wariancie podstawowym
szacowana liczba pacjentow wynosi odpowiednio dla matych paneli celowanych
NGS: 3 200, 3 600 i 4 000 oraz dla srednich paneli celowanych NGS: 4 800, 5 400
i 6 000 pacjentdw w kolejnych latach analizy.

tgczne koszty finansowania analizowanych swiadczern w latach 2026-2028
w wariancie podstawowym oszacowano na 71,3 min zt, w tym 20,2 min zt
dla matych paneli celowanych NGS oraz 51,1 min zt dla srednich paneli
celowanych NGS. Zgodnie z analizq wrazliwosci catkowite wydatki ptatnika
publicznego w analizowanym okresie mieszczq sie w przedziale od 48,5 min zt
do 87,3 min zt.

Analizy ekonomiczne

Zidentyfikowano 6 analiz ekonomicznych oceniajgcych zastosowanie paneli
celowanych NGS w diagnostyce chorob rzadkich (nowotworowych,
nefrologicznych, pediatrycznych oraz wykrywanych prenatalnie). Obejmowaty
one analizy efektywnosci kosztow (CEA), uZytecznosci kosztéow (CUA) oraz
minimalizacji kosztow (CMA). W 5 z 6 badan wykazano efektywnosc¢ kosztowg
paneli NGS wzgledem standardowej sciezki diagnostycznej (z wyjqtkiem Lindsay
2024). Panele NGS wiqzaty sie z obnizeniem kosztow diagnostyki, zwiekszeniem
liczby prawidtowych diagnoz oraz poprawq jakosci zycia pacjentow.

Warunki refundacji w innych krajach

Panele celowane NGS w diagnostyce chorob rzadkich sqg finansowane ze srodkow
publicznych w 15 z 17 uwzglednionych w analizie panstw. Wiekszos¢ panstw
refunduje mate i srednie panele NGS, jednak: w czesci krajow objete sq niq tylko
klasyczne panele (USA, Belgia, Australia, Holandia, Czechy, Hiszpania), w innych
tylko panele wirtualne z WES/WGS (Norwegia, prowincja Quebec w Kanadzie).
Oba typy paneli sq objete finansowaniem w Wielkiej Brytanii, Francji, Szwajcarii,
Szwecji, Austrii, Danii. We wszystkich analizowanych krajach panele NGS
sq refundowane tylko wtedy, gdy wynik moze potencjalnie zmienic¢ postepowanie
kliniczne (potwierdzenie/wykluczenie diagnozy, wptyw na sciezke opieki
nad pacjentem decyzje terapeutyczne/prognostyczne Ilub reprodukcyjne).
W wiekszosci panstw, w przypadku znanej mutacji w rodzinie, nie wykonuje
sie panelu, tylko test celowany. To podejscie stanowi metode ograniczania
kosztow zwiqzanych z nieuzasadnionym wykorzystaniem szerokich paneli.

Gtowne argumenty decyzji:

e Dowody naukowe wskazujgce na to, ze celowane panele NGS sq skutecznym
narzedziem diagnostycznym w chorobach rzadkich.

o Wytyczne towarzystw naukowych w ktdrych panele NGS wymienia sie jako
podstawowe narzedzie diagnostyczne w chorobach rzadkich o podfozu
genetycznym, zarowno pierwszego, jak i drugiego rzutu.
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e Mozliwos¢ skrdcenia diagnostyki, zapewnienia wczesniejszego wykrycia
chorob uwarunkowanych genetycznie i wdrozenia leczenia na wczesniejszym
etapie (w niektdrych chorobach).

e Potencjalne oszczednosci w systemie opieki zdrowotnej wynikajgce
z ograniczenia liczby hospitalizacji i zbednych badan (potwierdzone
w dostepnych analizach ekonomicznych z innych krajow).

e Objecie celowanych paneli NGS zakresem ubezpieczenia zdrowotnego
w wiekszosci panistw europejskich.

Uwagi Rady:

Biorgc pod uwage niepewnosc¢ wzgledem skutkow finansowych zakwalifikowania

wykonywania paneli NGS jako swiadczenia gwarantowanego oraz zapewnienia

jakosci wykonywanych badan, Rada proponuje wprowadzenie nastepujqcych
warunkow i ograniczen jego realizacji:

e Diagnostyka genetyczna i wykonanie paneli NGS powinny by¢ poprzedzone
doktadnq ocengq kliniczng, a interpretacja wynikow odbywac sie w zespole
multidyscyplinarnym (konieczny udziat genetyka klinicznego).

e Do wykonania badania powinny zostac¢ wyznaczone laboratoria posiadajgce
odpowiedni certyfikat, wpisane na liste zatwierdzong przez konsultanta
krajowego w dziedzinie genetyki dzieciecej, a jakos¢ wykonywania badan
okresowo weryfikowana.

e Warunkiem wykonania panelu NGS jest realny wptyw jego wyniku na dalsze
postepowanie medyczne.

e Warunkiem wykonania panelu NGS jest brak znanej mutacji w rodzinie,
w razie stwierdzenia takiej mutacji nalezy wykonac test celowany.

e Okreslenie czasu na wydanie badania powinno byc¢ poprzedzong analizq
mozliwosci organizacyjnych laboratoriow

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 31c ust. 6 w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 1 ustawy z 27 sierpnia 2004 r.
o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze Srodkéw publicznych (Dz. U. z 2025 r. poz. 1461),
z uwzglednieniem opracowania nr: DMi0SZ.420.3.2025 ,,Badanie genomu cztowieka metodg sekwencjonowania
nastepnej generacji (NGS) — mate panele celowane NGS w diagnostyce chordb rzadkich spowodowanych
mutacjami germinalnymi, Badanie genomu cztowieka metoda sekwencjonowania nastepnej generacji (NGS) —
Srednie panele celowane NGS w diagnostyce choréb rzadkich spowodowanych mutacjami germinalnymi”; data
ukoriczenia: 18.03.2026 r.



Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 38/2026 z dnia 23 marca 2026 roku
w sprawie ,Badania genetycznego w kierunku hipercholesterolemii
rodzinnej u dzieci do 18 roku zycia — NGS”

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne refundacje ,Badania genetycznego
w kierunku hipercholesterolemii rodzinnej u dzieci do 18 roku zycia — maty panel
NGS”.

Uzasadnienie

Hipercholesterolemia rodzinna jest najczestsza uwarunkowana genetycznie
choroba uktadu krgzenia. Nieleczona prowadzi do wczesnego rozwoju miazdzycy
tetnic i jej groznych powikfan. Obecnie badanie przesiewowe w kierunku
hipercholesterolemii rodzinnej, uwzgledniajgce oznaczenie: cholesterolu
catkowitego, cholesterolu HDL, cholesterolu LDL, triglicerydow, cholesterolu
nie-HDL prowadzone jest w POZ, w ramach sSwiadczenia gwarantowanego
,Roczne obowigzkowe przygotowanie przedszkolne”. Przedmiotem wniosku jest
wprowadzenie jako uzupetniajgcego badania przesiewowego czulszego badania
genetycznego- sekwencjonowanie NGS. Finansowanie badan genetycznych w
kierunku hipercholesterolemii rodzinnej u pacjentow w wieku do 18 roku zycia
w analizowanej populacji wiqgze sie kosztami dla ptatnika publicznego
(NFZ) we wszystkich latach analizy, ktére wynoszq odpowiednio:

e w1 rokuanalizy: 560 700,00 zt;
e w2rokuanalizy: 747 600,00 zt;
e w3 roku analizy: 934 500,00 zt.

Sekwencjonowanie  NGS jako badanie przesiewowe w  kierunku
hipercholesterolemii rodzinnej jest:

e poparte wytycznymi towarzystw naukowych;
e zalecane przez ekspertow klinicznych, w tym konsultantdw krajowych;

e stosowane w wielu krajach europejskich.
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Uwaga Rady

Warto rozwazyc¢ wtgczenie badania do matego panelu badan NGS w chorobach
rzadkich, mimo Ze postac heterozygotyczna hipercholesterolemii nie jest chorobg
rzadkq.

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 $rodkéw publicznych (Dz. U. z 2025 r. poz. 1461), z uwzglednieniem raportu analitycznego
nr: DMi0SZ.47.1.2026 ,Badanie genetyczne w kierunku hipercholesterolemii rodzinnej u dzieci do 18 roku zycia
— NGS”, data ukonczenia: 19.03.2026 r.



Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 39/2026 z dnia 23 marca 2026 roku
w sprawie objecia refundacjg lekow zawierajgcych substancje czynng
pregabalinum w zakresie wskazan do stosowania lub dawkowania,
lub sposobu podawania odmiennych niz okreslone w Charakterystyce
Produktu Leczniczego tj. neuropatia u dzieci do 18 roku zycia

Rada Przejrzystosci uwaza za zasadng kontynuacje refundacji lekow
zawierajgcych  substancje  czynng  pregabalinum  we  wskazaniach
pozarejestracyjnych: neuropatia u dzieci do 18 roku zycia.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

W poprzedniej opinii (nr 72/2023 z dnia 24 kwietnia 2023 roku) Rada wskazata,
ze nie odnaleziono wytycznych dotyczqcych leczenia farmakologicznego
neuropatii w populacji pediatrycznej. Natomiast przywofata wytyczne polskie
PTD 2023, amerykanskie ADA 2023 odnoszqce sie do postepowania w leczeniu
neuropatii cukrzycowej, w tym cukrzycy typu |, wytyczne amerykarnskie dotyczqce
leczenia bdlowej polineuropatii cukrzycowej AAN 2022, wytyczne europejskie
EAN/PNS 2021 dotyczqce leczenia przewlektej zapalnej poliradikuloneuropatii
demielinizacyjnej (ang. chronic inflammatory demyelinating
polyradiculoneuropathy, CIDP) oraz wytyczne niemieckie DGN 2020 dotyczqgce
terapii bdélu neuropatycznego. Zarowno pregabalina jak i gabapentynoidy
sq zalecane w leczeniu neuropatii cukrzycowej, CIDP oraz bolu neuropatycznego.

Rada wskazata, ze pomimo braku wytycznych klinicznych obejmujqgcych
populacje pediatrycznqg w zakresie stosowania pregabaliny w ocenianym
wskazaniu, to choroby, ktorych powiktaniem jest neuropatia wymienione
w odnalezionych wytycznych, w duZej czesci dotyczq dzieci, a pojedyncze
doniesienia wskazujq na korzys¢ klinicznqg ze zastosowania pregabaliny
w ocenianym wskazaniu.

Dowody naukowe

Odnalezione najnowsze rekomendacje kliniczne Caluzzi 2025 oraz Einhorn 2024
wymieniajq pregabaline jako mozliwg opcje terapeutycznq u dzieci i mfodziezy
w ocenianym wskazaniu. Rowniez rekomendacje kliniczne Mallick-Searle 2024,
Mirian 2023, Sayed 2024 wskazujq pregabaline jako opcje w leczeniu neuropatii,
jednak nie odnoszq sie bezposrednio do grupy pediatrycznej.
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W przeglgdzie systematycznym z metaanalizq (Mayoral 2025) wykazano,
Ze pregabalina ma wiekszq skutecznos¢ w tfagodzeniu bdlu neuropatycznego
niz gabapentyna, szybsze dziatanie oraz mniej dziatan niepozqgdanych. Ponadto,
stosowanie pregabaliny skutkowato mniejszym zuZzyciem opioidow. Z kolei
w przeglgdzie Rao 2025 wskazano, Ze pregabalina, w porownaniu
do gabapentyny, wykazuje lepszq biodostepnosc, szybszy poczqtek dziatania
i wiekszq redukcje bolu w randomizowanych kontrolowanych badaniach
klinicznych i kohortach obserwacyjnych, chociaz wiqze sie z wiekszym ryzykiem
zawrotow gtowy, sennosci i obrzekow obwodowych.

Gtowny argument decyzji

Odnalezione najnowsze rekomendacje kliniczne oraz publikacje naukowe
potwierdzajg wczesniejsze wnioskowanie 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 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).



