Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

DOR.001.12.2026.LAN

Protokot z posiedzenia
Rady Przejrzystosci 18/2026
w dniu 27 kwietnia 2026 roku
w formie wideokonferencji

Matgorzata Bata otworzyta posiedzenie o godzinie 09:55.

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

7 0s6b):

1. Matgorzata Bata

2. Andrzej Dgbrowski

3. Matgorzata Dziedziak
4. Pawet Grzesiewski

5. Roman Junik

6. Elzbieta Lanc

7. Marcin Lipowski

8. Ewa Obuchowicz

9. Zbigniew Siudak

10. Anna Socha-Banasiak

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 Lyvdelzi (seladelpar) w ramach
programu lekowego ,lLeczenie pacjentdw z pierwotnym zapaleniem drog
z0tciowych (PBC) (ICD-10: K74.3)".

3. Przygotowanie stanowiska w sprawie oceny leku Ayvakyt (avapritinibum)
wramach programu lekowego B.115. ,lLeczenie chorych na mastocytozy
uktadowe (ICD-10: C96.2, C94.3, D47.0)".

4. Przygotowanie stanowiska w sprawie oceny produktu Influvac, szczepionka
przeciw grypie (rozszczepiony wirion), inaktywowana) we wskazaniu: profilaktyka
arypy.

5. Przygotowanie opinii o projekcie programu polityki zdrowotnej jednostki
samorzgdu terytorialnego ,,Program polityki zdrowotnej w zakresie diagnostyki wad
i zaburzen rozwojowych u dzieci defaworyzowanych spotecznie od urodzenia
do 18 roku zycia na Dolnym Slagsku”.
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6. Przygotowanie opini o projekcie programu polityki zdrowotnej jednostki
samorzgdu terytorialnego ,,Program polityki zdrowotnej w zakresie rehabilitacji
leczniczej mieszkancow gminy Debnica Kaszubska na lata 2026-2027".

7. Lakonczenie posiedzenia.

Ad 1. Marcin Lipowski zadeklarowat konflikt interesow odnoszgcy sie do leku Lyvdelzi
(seladelpar), w zwigzku z czym Rada podjeta decyzje o wytgczeniu go z gtosowania
w ramach pkt. 2 proponowanego porzgdku obrad.

Zaden z pozostatych cztonkéw Rady nie zadeklarowat konfliktu intereséw.

Rada podjeta decyzie o zmianie kolejnosci omawiania tematdéw — zmieniony
porzgdek obrad:

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

2. Przygotowanie stanowiska w sprawie oceny leku Lyvdelzi (seladelpar) w ramach
programu lekowego ,lLeczenie pacjentdw z pierwotnym zapaleniem drog
z0tciowych (PBC) (ICD-10: K74.3)".

3. Przygotowanie stanowiska w sprawie oceny produktu Influvac, szczepionka
przeciw grypie (rozszczepiony wirion), inaktywowana) we wskazaniu: profilaktyka
arypy.

4. Przygotowanie opinii o projekcie programu polityki zdrowotne] jednostki
samorzgdu terytorialnego ,,Program polityki zdrowotnej w zakresie diagnostyki
wad i zaburzeh rozwojowych u dzieci defaworyzowanych spotecznie od urodzenia
do 18 roku zycia na Dolnym Slgsku™.

5. Przygotowanie opinii o projekcie programu polityki zdrowotnej jednostki
samorzgdu terytorialnego ,,Program polityki zdrowotnej w zakresie rehabilitacii
leczniczej mieszkancow gminy Debnica Kaszubska na lata 2026-2027".

6. Przygotowanie stanowiska w sprawie oceny leku Ayvakyt (avapritinibum)
wramach programu lekowego B.115. ,Leczenie chorych na mastocytozy
uktadowe (ICD-10: C96.2, C94.3, D47.0)".

7. Lakonczenie posiedzenia.

Rada jednogtosnie (10 gtoséw ,,za") zaakceptowata zmieniony porzgdek obrad.
Ad 2. Analityk Agencji omowit najwazniejsze informacje z raportu dot. leku Lyvdelzi.
Gtos zabrali: Andrzej Dgbrowski, Matgorzata Dziedziak i Anna Socha-Banasiak.

Rada wystuchata stanowiska dopuszczonego do udziotu w  posiedzeniu
przedstawiciela pacjentow.

Projekt stanowiska Rady przygotowali i przedstawili Andrzej Dgbrowski
i Matgorzata Dziedziak.

Matgorzata Bata i Andrzej Dgbrowski doprecyzowali fre$¢ uchwaty, po czym
Prowadzgca zarzgdzita gtosowanie, w wyniku ktérego Rada 9 gtosami ,za”, przy
1 gtosie wstrzymujgcym, z uwagi na konflikt intereséw (10 oséb obecnych) uchwalita
negatywne stanowisko (zatgcznik nr 1 do protokotu).
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Ad 3. Analityk Agenciji przedstawit prezentacje dot. szczepionki Influvac.
Gtos zabrali: Marcin Lipowski, Matgorzata Bata, Andrzej Dgbrowski i Ewa Obuchowicz.

Projekt stanowiska Rady przygotowali Ewa Obuchowicz i Zbigniew Siudak,
a przedstawita Ewa Obuchowicz.

Rada przeprowadzita dyskusie, w ktdérej uczestniczyli: Matgorzata Bata,
Ewa Obuchowicz, Andrzej Dgbrowski i Anna Socha-Banasiak.

Tres¢  uchwaty  doprecyzowali:  Matgorzata  Bata, Ewa  Obuchowicz,
Matgorzata Dziedziak i Marcin Lipowski.

Prowadzgca zarzgdzita gtosowanie, w wyniku ktérego Rada jednogtosnie (10 osdb
obecnych) uchwalita pozytywne stanowisko (zatqcznik nr 2 do protokotu).

Ad 4. Analityk Agencji omowit zatozenia programu polityki zdrowotnej z zakresu
diagnostyki wad i zaburzen rozwojowych u dzieci (Dolny Slgsk).

Projekt opinii Rady przedstawit Pawet Grzesiewski.

Gtos zabrali: Andrzej Dgbrowski, Matgorzata Bata i Pawet Grzesiewski, po czym
Prowadzgca zarzgdzita gtosowanie, w wyniku ktérego Rada jednogtosnie (10 oséb
obecnych) uchwalita negatywnqg opinie (zatgcznik nr 3 do protokotu).

Ad 5. Analityk Agenciji strescit projekt programu polityki zdrowotnej z zakresu
rehabilitacji leczniczej gminy Debnica Kaszubska.

Gtos zabrali: Marcin Lipowski, Andrzej Dgbrowski, Matgorzata Bata i Ewa Obuchowicz,
a projekt opinii Rady przedstawita Elzbieta Lanc.

W dyskusji Rady uczestniczyli: Marcin Lipowski, Matgorzata Bata, Elzbieta Lanc
i Andrzej Dgbrowski.

Prowadzgca zarzgdzita gtosowanie, w wyniku ktérego Rada jednogtosnie (10 oséb
obecnych) uchwalita pozytywng opinie (zatgcznik nr 4 do protokotu).

Ad 6. Analityk Agenciji zaprezentowat dane dot. leku Ayvakyt.

We wstepnej dyskusji Rady uczestniczyli: Marcin  Lipowski, Andrzej Dgbrowski
i Roman Junik.

Rada wystuchata stanowisk dopuszczonych do udziatu w posiedzeniu ekspertow
z dziedziny medycyny. Eksperci odpowiadali takze na pytania Rady.

Gtos zabrali: Andrzej Dgbrowski, Marcin Lipowski, Matgorzata Bata i Ewa Obuchowicz.
Projekt stanowiska Rady przygotowali i przedstawili Roman Junik i Marcin Lipowski.

Rady doprecyzowata tre§¢ uchwaty, w czym udziat wzieli: Matgorzata Bataq,
Andrzej Dgbrowski, Marcin Lipowski, Anna Socha-Banasiak i Roman Junik.

Prowadzgca zarzgdzita gtosowanie, w wyniku ktérego Rada jednogtosnie (10 oséb
obecnych) uchwalita negatywne stanowisko (zatgcznik nr 5 do protokotu).

Ad 7. Prowadzgca zakohczyta posiedzenie o godzinie 13:12.
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Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 55/2026 z dnia 27 kwietnia 2026 roku
w sprawie oceny leku Lyvdelzi (seladelpar) w ramach programu
lekowego ,,Leczenie pacjentéw z pierwotnym zapaleniem drog
26tciowych (PBC) (ICD-10: K74.3)”

Rada Przejrzystosci uznaje za niezasadne objecie refundacjg produktu
leczniczego Lyvdelzi (seladelpar), kapsutki twarde, 10 mg, 30 szt.,, GTIN:
05391507148452, we wskazaniu: leczenie pierwotnego zapalenia drog
zotciowych (PBC, ang. primary biliary cholangitis) u dorostych pacjentow
Z niewystarczajgcq odpowiedziq na leczenie z zastosowaniem kwasu
ursodeoksycholowego (UDCA, ang. ursodeoxycholic acid) lub z nietolerancjq
UDCA, a takze z nietolerancjq lub przeciwwskazaniami do fibratow, w ramach
programu lekowego ,Leczenie pacjentow z pierwotnym zapaleniem drog
zotciowych (PBC) (ICD-10: K74.3)”.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Przedmiotowy wniosek dotyczy objecia refundacjq produktu leczniczego Lyvdelzi
(seladelpar) we wskazaniu: leczenie pierwotnego zapalenia drdog zotciowych
(PBC, ang. primary biliary cholangitis) u dorostych pacjentow z niewystarczajgcq
odpowiedzig na leczenie z zastosowaniem kwasu ursodeoksycholowego (UDCA,
ang. ursodeoxycholic acid) lub z nietolerancjq UDCA, a takZze z nietolerancjg
lub przeciwwskazaniami do fibratow, w ramach nowego programu lekowego
,Leczenie pacjentow z pierwotnym zapaleniem drog Zotciowych (PBC) (ICD-10:
K74.3)”.

Seladelpar jest agonistqg receptora delta aktywowanego przez proliferatory
peroksysomow (ang. peroxisome proliferator-activated receptor delta, PPARS).
PPARS to receptor jgdrowy wystepujgcy w waqtrobie i w innych tkankach.
Aktywacja PPARS powoduje zmniejszenie syntezy kwasow Zofciowych
w wqtrobie poprzez zaleine od czynnika wzrostu fibroblastow 21 (FGF21)
hamowanie aktywnosci CYP7A1, kluczowego enzymu dla syntezy kwasow
Z0fciowych z cholesterolu oraz przez zmniejszenie syntezy i wchfaniania
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cholesterolu. Dziatania te powodujg mniejszq ekspozycje na kwasy Zofciowe
w waqtrobie i zmniejszenie stezenia krqgzqgcych kwasow Zofciowych.

Pozwolenie na dopuszczenie do obrotu Lyvdelzi (preparatu seladelparu) zostato
udzielone w procedurze dopuszczenia warunkowego.

Problem zdrowotny

Pierwotne zapalenie drég Zotciowych (ICD-10: K74.3) — wczesniej pierwotna
marskosc¢ Zofciowa wgqtroby, jest przewlektq chorobq cholestatyczng wqtroby
o etiologii autoimmunologicznej. Charakteryzuje sie stopniowym niszczeniem
drobnych wewngtrzwqtrobowych przewodow zdtfciowych, co prowadzi
do zaburzern odptywu zotci (cholestazy), przewlektego stanu zapalnego
i stopniowego witdknienia migiszu waqtroby. Stadia PBC: (1) zmiany
w przewodach  Zodfciowych, (2) proliferacja  przewodow  zotciowych,
(3) zwtdknienie lub bliznowacenie, (4) marskos¢ wqtroby.
Marskosc i niewydolnos¢  wgqtroby  wynikajg  z przewlektego  zapalenia
i postepujgcego widknienia migzszu. Stan ten stanowi bezposrednie zagrozenie
Zycia i czesto wymaga przeszczepienia wqtroby.

Wedtug dostepnych wytycznych towarzystw, podstawowgq terapiq, majgcg
nacelu  spowolnienie  przebiegu  choroby  jest stosowanie = kwasu
ursodeoksycholowego (UDCA). W przypadku nieskutecznosci UDCA, zalecane
sq fibraty.

W ramach nowatorskiej terapii, elafibranor (ELA) byt dostepny wytqgcznie
wramach RDTL, a jego miejsce w terapii moze ulec zmianie dopiero
po zakonczeniu trwajqcych prac nad wnioskiem refundacyjnym.

Epidemiologia

PBC moze wystepowac niezaleznie od pfci, jednak zdecydowanie czesciej
rozpoznawane jest u kobiet, ktore stanowiq okofo 90% wszystkich przypadkow.
Najczesciej PBC rozpoznaje sie miedzy 40. a 60. rokiem Zzycia.
Choroba nie wystepuje u dzieci. Choroba klasyfikowana jest jako rzadka.
Wedtug danych swiatowych szacuje sie, ze wystepuje z czestosciq od 2 do 40
przypadkow na 100 000 osob. Szacuje sie, ze skumulowany wskaznik
chorobowosci dla PBC wynosi 18,1 na 100 000 0sdb, przy rocznej zapadalnosci
na poziomie 1,8 na 100 000 osob. Nie ma danych epidemiologicznych z Polski.

Dowody naukowe

Gtownym ograniczeniem analizy klinicznej jest nieodnalezienie badan
spetniajgcych kryteria wtgczenia dla populacji w petni zgodnej z kryteriami
wtgczenia do proponowanego programu lekowego. Badania wigczone do analizy
klinicznej (AKL) nie uwzgledniajg statusu nietolerancji lub przeciwwskazan do
stosowania fibratow. AKL w odniesieniu do terapii standardowej (SOC) jako
komparatora opiera sie na jednym badaniu komparatywnym RESPONSE
porownujgcym wnioskowang technologie lekowqg z placebo (PLC) [badania
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Bowlus 2022 oraz ASSURE nie dostarczaty danych w zakresie skutecznosci i
bezpieczeristwa SEL+SOC vs. PLC+SOC], a dane dotyczgce skutecznosci u
pacjentow z nietolerancjg UDCA sq ograniczone. Pierwszorzedowym punktem
koricowym byta ztozona odpowiedz biochemiczna, jednak kliniczne znaczenie
zmian biochemicznych i ich trafnosc jako zastepczego punktu koricowego wciqz
wymagajq potwierdzenia, a krdtki okres obserwacji wzgledem PLC nie pozwala
na wnioskowanie w zakresie istotnych klinicznie punktow koricowych takich jak
np. zgon lub przeszczepienie waqtroby. Populacjaz badania RESPONSE
odpowiada gtdwnie populacji pacjentow z wczesnym stadium PBC, w
konsekwencji dowody skutecznosci i bezpieczenstwa SEL w populacji z bardziej
zaawansowanq PBC sqg ograniczone. Wnioskowanie w zakresie wptywu SEL na
swiqd jest ograniczone.

AKL w odniesieniu do ELA jako komparatora opiera sie na porownaniu
posrednim, ktore wiqze sie z pewnymi ograniczeniami. Brakuje badan
bezposrednio porownujgcych ELA i SEL. Badania posrednie sugerujq, ze oba leki
dajg podobne efekty kliniczne.

Wytyczne kliniczne

Wszystkie odnalezione wytyczne zostaty opublikowane przed datq rejestracji leku
Lyvdelzi (seladelpar) tj. 14.08.2024 r. (USA), 20.02.2025 r. (Europa) i nie zawierajg
zlecen dotyczgcych stosowania seladelparu w terapii PBC. W jednych wytycznych
(AASLD 2018) wspomniano, ze wsrod nowych analizowanych opcji
terapeutycznych znajduje sie selektywny agonista receptora PPAR - seladelpar
oraz inni agonisci receptora FXR.

Problem ekonomiczny

Zgodnie z oszacowaniami wnioskodawcy stosowanie SEL+SOC w miejsce
SOC+PLC jest drozsze i wiqgze sie z wiekszymi efektami zdrowotnymi.
Oszacowany ICUR z perspektywy NFZ

oraz 503 753 PLN/QALY odpowiednio w wariancie
Z RSS i bez RSS.
Zgodnie z oszacowaniami wnioskodawcy objecie refundacjq produktu
leczniczego Lyvdelzi w wariancie podstawowym spowoduje wydatkow
NFZ
w wariancie z RSS oraz wzrost wydatkow NFZ o ok. 12,92 min PLN w | roku i o ok.
73,54 min PLN w Il roku refundacji w wariancie bez RSS.

Gtownym | powaznym ograniczeniem tej analizy jest niepewnos¢ dotyczqca
liczebnosci populacji docelowej.
Rekomendacje refundacyjne

Wedtug informacji przedstawionych przez wnioskodawce lek Lyvdelzi
(stan na 08.09.2025 r.) jest finansowany w dwdch krajach UE | EFTA
(na 30 wskazanych), tj. w Hiszpanii i Niemczech. Poziom refundacji ze srodkow
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publicznych wynosi tam , a wskazanie w jakim jest refundowane to PBC,
zgodnie z ChPL. W Niemczech

Gtowne argumenty decyzji

e Badania skutecznosci seladelparu w PBC sq na wstepnym etapie.
Brakuje bezposrednich porédwnan z komparatorami, a wyniki posrednich
porownan obarczone sq licznymi ograniczeniami.

e Nie wiadomo czy terapia seladelparem wydtuzy zycie chorych i zmniejszy
liczbe  przeszczepow  waqtroby. Dotychczasowe badania sugerujqg,
Ze u niektorych  pacjentow terapia seladelparem poprawia  wyniki
dla zastepczych punktow koricowych i swigdu.

e Obcigzenie budzetu ptfatnika jest aktualnie bardzo trudne do oszacowania,
ale prawdopodobnie bytoby znaczne.

o lek jest refundowany tylko w 5 krajach sposrdod 30 UE i EFTA.

Uwagi Rady:

e Ocena seladelparu powinna byc¢ scisle powigzana z ocenq elafibranoru.
Leki majg bardzo zblizony mechanizm dziatania i nie jest jasne, czy seladelpar
obniza poziom enzymow wqgtrobowych bardziej niz elafibranor.

e Zapisy programu lekowego wymagajq gtebokiej korekty.

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 sSwiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze
srodkéw publicznych (Dz. U. z 2025 r., poz. 1461), z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej nr:
DOWM.4131.2.2026 ,Wniosek o objecie refundacjg leku Lyvdelzi (seladelpar) w ramach programu lekowego:
»lLeczenie pacjentdw z pierwotnym zapaleniem drég zétciowych (PBC) (ICD-10: K74.3)«”; data ukonczenia:
14.04.2026r.

Inne wykorzystane zrédta danych:

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



KARTA NIEJAWNOSCI

Dane zakreslone kolorem Zoltym stanowiq informacje publiczne podlegajqce wylqczeniu
ze wzgledu na tajemnice przedsigbiorcy Gilead Sciences Ireland UC.

Zakres wylgczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem Gilead Sciences Ireland UC
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: Gilead Sciences Ireland
UC.
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Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 56/2026 z dnia 27 kwietnia 2026 roku
w sprawie oceny produktu Influvac (szczepionka przeciw grypie)
we wskazaniu: profilaktyka grypy

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne objecie refundacjq produktu leczniczego
Influvac (szczepionka przeciw grypie [antygen powierzchniowy], inaktywowana),
zawiesina do wstrzykiwan w amputko-strzykawce, 1 dawka (0,5 ml), 1 amp.-
strzyk., GTIN: 05901797711283, we wszystkich zarejestrowanych wskazaniach
na dzien wydania decyzji, tj. profilaktyka grypy, zwtaszcza u osob o zwiekszonym
ryzyku wystgpienia powiktarn pogrypowych; Influvac jest wskazany dla osob
dorostych i dzieci od ukoriczenia 6 miesigca zycia, jako leku dostepnego w aptece
na recepte, w ramach istniejqcej grupy limitowej i wydawanie go za odpfatnosciq
50%, pod warunkiem zrownania ceny szczepionki Influvac (TIV) z cenq obecnie
dostepnej szczepionki Influvac Tetra (QIV).

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Influvac to tréjwalentna (TIV) inaktywowana szczepionka przeciw grypie
(antygen  powierzchniowy),  ktora  zawiera trzy  szczepy  wirusa:
A/Victoria/4897/2022 (HIN1) pdmO09-podobny szczep;
A/Croatia/10136RV/2023 (H3NZ2) - podobny szczep; B/Austria/1359417/2021
(linia B/Victoria) - podobny szczep.

Zgodnie z zaleceniem Grupy Zadaniowej ds. Sytuacji Nadzwyczajnych (ETF)
Europejskiej Agencji Lekow (EMA) od sezonu 2025/2026 zasadne jest stosowanie
szczepionek trojwalentnych zamiast czterowalentnych (QlV). Influvac nie zawiera
szczepu B/Yamagata, ktory jak stwierdzono, nie stanowi juz zagrozenia.
Ustalony poziom odptatnosci oraz grupa limitowa (247.0 szczepionki przeciw
grypie) nie budzq zastrzezen.

Szczepionka wywotuje czynne uodpornienie przeciw szczepom wirusa grypy
zawartym w szczepionce. Jej podanie indukuje swoiste przeciwciata przeciwko
wirusowej hemaglutyninie, ktora umo:zliwia infekcje poprzez fuzje z btonami
komodrek gospodarza. W konsekwencji przeciwciata neutralizujg wirusy grypy.
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Odpowiedz immunologiczna jest uzyskiwana zazwyczaj w ciggu 2-3 tygodni.
Czas utrzymywania sie odpornosci na szczepy homologiczne Ilub szczepy
pokrewne szczepom wirusa zawartym w szczepionce zazwyczaj wynosi od 6
do 12 miesiecy od zaszczepienia. Zgodnie z wnioskiem refundacyjnym Influvac
bedzie stosowany w profilaktyce grypy, zwtaszcza u 0sob o zwiekszonym ryzyku
wystgpienia powiktan pogrypowych. Jest wskazany dla osob dorostych i dzieci
od ukoriczenia 6 miesigca zycia. Moze byc¢ rowniez stosowany u 0sob w wieku
260 lat (oprocz szczepionek wysokodawkowych takich jak Efluelda i Efluelda
Tetra). Zgodnie z kalendarzem szczepienn zalecanych na 2026 rok, u dzieci
i mtodziezy szczepienie naleZzy wykonac od 7. miesigca zycia w postaci 1 dawki
(pierwsze szczepienie w Zyciu do 8 lat - 2 dawki w odstepie 4 tygodni), natomiast
u dorostych jako 1 dawka przed oraz w trakcie sezonu infekcyjnego, ktory trwa
zwykle 3 miesigce (w Europie od pazdziernika do kwietnia).

Aktualnie refundowane sq szczepionki czterowalentne (QlIV): Influvac Tetra
i Vaxigrip Tetra, ktore zawierajq szczep B/Yamagata.

Dowody naukowe

W  wieloosrodkowych randomizowanych badaniach Il fazy: badaniu
Van de Witte 2018 (osoby w wieku > 18 lat w dniu szczepienia) i Vesikari 2020
(osoby w wieku 3 — 17 lat) stwierdzono, Zze obie szczepionki Influvac (TIV)
i Influvac Tetra (QIV) wykazujg zblizong aktywnos¢ immunologiczng wyrazong
jako sSrednie geometryczne miano przeciwciat (GMT) hamujgcych
hemaglutynacje (HI) przeciwciat swoistych dla szczepdw zawartych
w preparatach. Wiekszq skutecznos¢ QIV wzgledem TIV wykazano wyfqcznie
w odniesieniu do immunogenosci wzgledem przeciwciat swoistych dla szczepow
B obecnych tylko w sktadzie szczepionki QIV. W metaanalizach sieciowych
Minozzi 2022 i Veroniki 2024 nie wykazano istotnych statystycznie roznic
w skutecznosci pomiedzy szczepionkami TIV i QIV. W zakresie ryzyka
wystepowania dziatan niepozqgdanych w fazie immunizacji, jak i dtugoterminowej
obserwacji nie stwierdzono istotnych rdznic poza tym, ze u osob dorostych ryzyko
wystgpienia bolu stawdw i rumienia byfo odpowiednio o 60% i 87% nizsze
w grupie otrzymujgcej TIV w poréwnaniu do QIV (Van de Witte 2018), a w grupie
dzieci i mtodziezy (Vesikari 2020) ryzyko objawdw zotgdkowo-jelitowych byto
0 36% niisze w grupie szczepionej TIV. Podobne wyniki byty w przeglgdzie
Minozzi 2022. Natomiast dane przedstawione w przeglgdzie Wei 2023 wskazujq
na czestsze wystepowanie biegunki po stosowaniu TIV.

Problem ekonomiczny

Przeprowadzono analize kosztéow-konsekwencji (CCA) w  pordwnaniu
ze szczepionkami  czterowalentnynmi  Influvac  Tetra i VaxigripTetra,
z perspektywy NFZ oraz wspdlnej w horyzoncie czasowym 1 roku.
Zgodnie z wynikami analizy podstawowej, przy poziomie odptatnosci 50% koszt
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z perspektywy NFZ L
natomiast z perspektywy wspdlnej koszt szczepionek wynosi: Influvac -

, Influvac Tetra - 52,81 PLN; VaxigripTetra - 53,26 PLN. Zgodnie z tresciq
analizy wnioskodawcy, doptata pacjenta przy poziomie odptatnosci 50% wynosi
w przypadku szczepionki Influvac , W przypadku Influvac Tetra 26,41
PLN, a w przypadku VaxigripTetra 26,86 PLN.

Analize wptywu na budzet przeprowadzono z perspektywy ptatnika publicznego
— NFZ oraz z perspektywy wspdlnej, tj. NFZ i swiadczeniobiorcy (pacjenta)
w 2 letnim  horyzoncie czasowym  obejmujgcym  sezony: 2026/2027
(od 1 lipca 2026 r.) oraz 2027/2028.
Oszacowana tgczna liczba pacjentdw zaszczepionych przeciw grypie preparatem
Influvac to . pacjentow w pierwszym roku oraz . pacjentow
w drugim roku refundacji (w tym odpowiednio ok. 538 tys. oraz
W grupie wiekowej 65+).
Wariant analizy z uwzglednieniem, ze szczepionka Influvac jednoczesnie
z objeciem refundacjq apteczng (wykaz A1) zostanie umieszczona w wykazach
lekow przystugujgcych bezptatnie swiadczeniobiorcom: wykaz (D1 (osobom
w wieku ponizej 18 lat), D2 (powyzej 65 r.z. ), wykaz E (kobietom w cigzy)
tj. analogicznie dla aktualnych warunkow refundacji preparatu Influvac Tetra
z perspektywy ptatnika publicznego spowoduje

PLN w kolejnych latach analizy wzgledem scenariusza istniejgcego.
Wariant ten w analizie wnioskodawcy przyjeto jak scenariusz podstawowy,
jednak w opinii Agencji, nie stanowi on odzwierciedlenia warunkow wniosku
refundacyjnego i powinien byc¢ traktowany jako wariant alternatywny.
Zgodnie bowiem z warunkami wniosku refundacyjnego poziom odptatnosci
dla szczepionki Influvac wynosi 50%, a umieszczenie leku w ramach dodatkowych
wykazow tj.: np. w ramach listy D1, D2, E lezy w gestii Ministerstwa Zdrowia.
Z perspektywy wspolnej, prognozuje sie PLN
w kazdym roku analizy.

Whnioskodawca przedstawit takze wyniki przy zatozeniu, ze produkt leczniczy
Influvac  w odrdznieniu  od komparatorow nie zostanie uwzgledniony
na wykazach D1, D2 i E. Przy takim zatoZeniu obnizenie wydatkow z perspektywy
NFZ ma wynosic ok. PLN w pierwszym roku i ok. PLN w drugim
roku refundacji, a wzrost wydatkow catkowitych o PLN.

Przy zatoZeniu, ze preparat Influvac jednoczesnie z objeciem refundacjq apteczng
zostanie umieszczony w wykazach lekow przystugujgcych bezptatnie
Swiadczeniobiorcom w ramach list D1, D2, oraz E (analiza gtéwna
wg wnioskodawcy), wszystkie warianty analizy wrazliwosci  wskazujq
na dodatkowe wydatki w perspektywie NFZ w zakresie wysokosci

PLN rocznie. W perspektywie wspodlnej dodatkowe wydatki PLN,
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pozostajq bez zmian wzgledem analizy podstawowej, czyli bez refundacji 100%
w ramach dodatkowych wykazdw.

Podobnie jak w analizie podstawowej (wg Agencji to wariant alternatywny)
wszystkie warianty analizy wrazliwosci w przypadku, gdy Influvac nie bedzie
umieszczany na wykazach D1, D2 oraz E, wskazujq w perspektywie NFZ

na oszczednosci zarowno w | roku (zakres PLN) jak i w Il roku
analizy (zakres PLN). W perspektywie wspdlnej w kazdym
wariancie wskazano na w wysokosci PLN
rocznie.
Agencja zwrdcita uwage na ograniczenia przeprowadzonej przez Wnioskodawce
analizy.

Whnioski refundacyjne innych szczepionek trdjwalentnych przeciw grypie
(Vaxigrip oraz Efluelda) sq obecnie w trakcie procedowania.

Rekomendacje refundacyjne

Odnaleziono jednq rekomendacje dotyczqcq preparatu Influvac, francuskiej
agencji HAS. Agencja ta wydata w 2025 r. pozytywnqg opinie w zakresie
stosowania szczepionki w profilaktyce grypy u dorostych oraz dzieci od 6.
miesiqgca Zycia, zgodnie z obowiqzujgcymi zaleceniami szczepien.

Influvac jest finansowany w czterech krajach UE i EFTA (na 30 wskazanych),

Glowne argumenty decyzji

e Aktualne wytyczne kliniczne Europejskiej Agencji Lekow.

e Pordwnywalna skutecznos¢ terapeutyczna i bezpieczenistwo w poréwnaniu
ze szczepionkq czterowalentng.

Uwaga Rady:

e Produkt leczniczy Influvac (TIV), podobnie jak dostepny obecnie Influvac Tetra
(QlV), powinien by¢ umieszczony na wykazach D1, D2, E w celu poprawy
dostepnosci i wyszczepialnosci.

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: OTOW.4130.5.2026 ,Whniosek o objecie refundacjg leku Influvac (szczepionka przeciw grypie [antygen
powierzchniowy], inaktywowana) we wskazaniu: Profilaktyka grypy, zwtaszcza u oséb o zwiekszonym ryzyku
wystgpienia powiktan pogrypowych. Influvac jest wskazany dla oséb dorostych i dzieci od ukoriczenia 6 miesigca
zycia”, data ukonczenia: 17 kwietnia 2026 .



KARTA NIEJAWNOSCI

Dane zakreslone kolorem Zoltym stanowiq informacje publiczne podlegajqce wylqczeniu
ze wzgledu na tajemnice przedsiebiorcy Viatris Healthcare Limited.

Zakres wylgczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem Viatris Healthcare Limited
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: Viatris Healthcare Limited.



Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 75/2026 z dnia 27 kwietnia 2026 roku
o projekcie programu ,,Program polityki zdrowotnej w zakresie
diagnostyki wad i zaburzen rozwojowych u dzieci defaworyzowanych
spotecznie od urodzenia do 18 roku zycia na Dolnym Slasku”

Rada Przejrzystosci negatywnie opiniuje projekt programu polityki zdrowotnej
,Program polityki zdrowotnej w zakresie diagnostyki wad | zaburzen
rozwojowych u dzieci defaworyzowanych spotecznie od urodzenia do 18 roku
2ycia na Dolnym Slgsku”.

Uzasadnienie

Przedmiotem oceny jest projekt programu polityki zdrowotnej zaplanowany
do realizacji przez Wojewddztwo Dolnoslgskie: , Program polityki zdrowotnej
w zakresie diagnostyki wad i zaburzen rozwojowych u dzieci defaworyzowanych
spofecznie od urodzenia do 18 roku zycia na Dolnym Slgsku”. Program ma by¢
realizowany przez 36 miesiecy (od momentu wyboru realizatoral).

Planowane koszty catkowite zostaty oszacowane na kwote 4 032 354 zt (1 344
118 zt rocznie). Program ma zostac sfinansowany ze srodkow Unii Europejskiej.

Celem gtownym programu jest: poprawa stanu zdrowia oraz rokowania dzieci
i mtodziezy do 18 r.z. z grup defaworyzowanych z terenu Dolnego Slgska poprzez
zwiekszenie odsetka wczesnego (do 6 miesiecy od zgtoszenia) rozpoznania wad
rozwojowych i stworzenia adekwatnych zalecen terapeutycznych do poziomu
co najmniej 75% uczestnikow programu w okresie jego realizacji.
Projekt przewiduje takze 8 celow szczegdfowych.

Program bedzie skierowany do dzieci w wieku od 0 do 18 r.z. zamieszkujgcych
teren Dolnego Slgska, pochodzqcych z grup defaworyzowanych z wadg
rozwojowq lub podejrzeniem zaburzenia rozwoju.

Whnioskodawca podkreslit, ze liczebnos¢ populacji, ktora zostanie wtgczona do 3-
letniego programu przy zachowaniu rownego dostepu do oferowanych dziatan
wyniesie 1500 dzieci z grup defaworyzowanych (tj. 500 pacjentow rocznie).
Whnioskodawca uzasadnit, ze ustalenie wartosci na poziomie 500 pacjentow
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rocznie wynika z doswiadczen z realizacji innego PPZ (do programu witgczono
srednio 300 noworodkdow i niemowlgt — do 12 miesigca Zycia — rocznie)
oraz z okolicznosci rozszerzenia kryterium wieku wtqgczenia do PPZ do 18 roku
zycia.

W zakresie zaplanowanych interwencji projekt PPZ zaktada:

e dziatania promujqgce program;

e konsultacje w ramach e-konsylium specjalistow przyspieszajgce postawienie
wtasciwej diagnozy i uruchomienie postepowania terapeutycznego;

e ustalenie Sciezki  diagnostyczno-terapeutycznej z  zakresu  opieki
spersonalizowanej;

e diagnostyczne swiadczenia zdrowotne dla dzieci objetych PPZ: szeroko
przepustowe badania genetyczne metodg NGS (okofo 100 badan rocznie),
USG serca, USG przezciemigczkowe, USG jamy brzusznej, USG szwow
czaszkowych, USG kanatu kregowego (okoto 50 badan rocznie),
specjalistyczne badania okulistyczne (okoto 50 badan okulistycznych);

e |ekarskq konsultacje specjalistycznqg wedfug zalecen e-konsylium w formie
konsultacji osobistej lub teleporady (w sumie 750 konsultacji dla wybranych
pacjentow potrzebujgcych pilnych konsultacji dodatkowych);

e konsultacje i diagnoze terapeutycznq (lekarz rehabilitacji lub fizjoterapeuta);

e wsparcie psychologiczne dziecka, opiekunow w formie konsultacji osobistej
lub teleporady (okoto 650 konsultacji psychologicznych rocznie, okoto 100
diagnoz rocznie);

e diagnoze neurozwoju: diagnoza SI, ADOS-2, psychologiczna (tgcznie - 750
konsultacji rocznie), fizjoterapeutyczna (okoto 100 konsultacji na rok),
logopedyczna (okoto 100 konsultacji na rok).

Udziat w programie zakonczy sie postawieniem diagnozy lub wykluczeniem
choroby/zaburzenia rozwoju. Wraz z koricem procesu diagnostycznego pacjent
otrzyma podsumowanie przeprowadzonych dziatan w formie spdjnego
dokumentu przygotowanego przez Koordynatorow Programu, zatwierdzonego
przez przewodniczqcego e-konsylium. W dokumencie zawarte bedq rowniez
dalsze zalecenia dotyczgce procesow terapeutycznych dostepnych w ramach
NFZ. Powodem zakoriczenia udziatu w PPZ mozZe byc rowniez pisemna rezygnacja
z udziatu w Programie ztoZzona przez opiekundow dziecka.
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Dokonujgc oceny projektu PPZ nalezy wskazac, Zze eksperci kliniczni sq zgodni,
jesli chodzi o potrzebe diagnozowania zaburzenn rozwojowych, wykonywania
badan przesiewowych oraz wdrazania procesu terapeutycznego, przy czym
interwencje przewidziane do realizacji w ramach programu w wiekszosci
znajdujq sie w wykazie swiadczenn gwarantowanych finansowanych ze srodkéw
NFZ. Natomiast na terenie Wojewddztwa Dolnoslgskiego funkcjonuje 378
podmiotow leczniczych, ktore posiadajqg umowe z NFZ na realizacje swiadczen
z zakresu AOS, 639 w zakresie POZ oraz 160 podmiotow z zakresu rehabilitacji
leczniczej.

Dodatkowo nalezy wskazad, ze oceniany projekt PPZ nie odnosi sie do jednego
problemu zdrowotnego, a obejmuje szeroki zakres problemow zdrowotnych
odnoszqcych sie do wad rozwoju oraz chorob rzadkich w populacji niemowlgt,
dzieci i mtodziezy.

W zakresie ocenianego projektu PPZ nalezy wskazac, ze podobny projekt
programu wojewddztwa dolnoslgskiego: ,Program polityki zdrowotnej
w zakresie diagnostyki wad i zaburzen rozwojowych u dzieci defaworyzowanych
spofecznie od urodzenia do 18 roku zycia na Dolnym Slgsku”, byt przedmiotem
analizy, zaréowno Rada Przejrzystosci (3 lutego 2026 r.), jak i Prezes AOTMIT
(5 lutego 2026 r.), wydali opinie negatywne w zakresie ww. projektu PPZ.
Gtownq przestankg negatywnej opinii byt zbyt szeroki zakres wiekowy populacji
docelowej oraz uwzglednienie w programie zbyt wielu problemow zdrowotnych.
Uwagi te pozostajq aktualne w przypadku obecnie ocenianego projektu PPZ.

Glowne argumenty decyzji:

e Nie przedstawiono jednego problemu zdrowotnego, a szeroki zakres
problemdéw zdrowotnych odnoszqcych sie do wad rozwoju oraz chordb
rzadkich w populacji niemowlgqt, dzieci i mtodziezy.

e Nie wskazano uzasadnienia dla rozszerzenia kryterium wieku do 18 r.z.

e Szeroki zakres dziatan diagnostycznych oraz interwencyjnych skierowany jest
do dzieci i mtodziezy znajdujgcej sie pod opiekq medycznq (dzieci objete
hospitalizacjq oraz swiadczeniami AOS).

e Cel gtéwny, jak i wiekszos¢ celow szczegotowych, zostaty sformutowane
nieprawidtowo.

o Wiekszos¢ przedstawionych wskaznikow nie spetnia funkcji miernikow
efektywnosci lub zostato zaprojektowanych nieprawidfowo.

e Whnioskodawca przedstawit bardzo szeroki katalog , wrodzonych zaburzen
lub podejrzen wrodzonych zaburzen”, na podstawie ktorych uczestnicy bedg
wiqgczani do programu. Ponadto zapis dot. wtgczenia dzieci z ,,podejrzeniem
wrodzonych zaburzen” wydaje sie nie precyzyjny.
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e Projekt PPZ nie uwzglednia, ze osoby w wieku 18 lat sq petnoletnie i posiadajq
petng zdolnos¢ do czynnosci prawnych.

e (zes¢ przedstawionych wskaznikdw monitorowania odnosi sie bardziej
do ewaluacji.

e Ankieta satysfakcji budzi zastrzezenia.

e Nie przedstawiono kosztow monitorowania programul.

e Nie wskazano kosztdow jednostkowych poszczegdlnych USG, a jedynie ogdlny
koszt USG oszacowany na kwote 250 zt na osobe.

e Okreslenie jednego Zrodta finansowania w postaci srodkow Unii Europejskiej,
co jest okresleniem nieprecyzyjnym.

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 $rodkéw publicznych (Dz. U. z 2025 r. poz. 1461),
z uwzglednieniem raportu nr: DPPZ.451.16.2026 ,Program polityki zdrowotnej w zakresie diagnostyki wad
i zaburzen rozwojowych u dzieci defaworyzowanych spotecznie od urodzenia do 18 roku zycia na Dolnym Slgsku”
realizowany przez: Wojewddztwo Dolnoslaskie, Warszawa, kwiecier 2026 oraz Anekséw: ,,Wczesna diagnostyka
i terapia zaburzen ze spektrum autyzmu (ASD) - wspdlne podstawy oceny” z kwietnia 2017 r., ,,Programy z zakresu
profilaktyki i korekcji wad wzroku oraz choréb oczu u dzieci — wspdlne podstawy oceny” z czerwca 2022 r.,
,Badania przesiewowe stuchu u dzieci w wieku szkolnym — wspdlne podstawy oceny” z pazdziernika 2021 r.,
,Programy z zakresu opieki nad kobietg ciezarng i w potogu ze szczegdlnym uwzglednieniem edukacji
przedporodowej (szkoty rodzenia) — wspdlne podstawy oceny” z czerwca 2021 r. oraz Raportow:
nr OT.431.54.2025 pn. ,,Program fizjoterapeutycznych wizyt patronazowych w Gminie Trzebownisko w latach
2025-2029” z lipca 2025 r., nr DPPZ.431.26.2025 pn. ,Wsparcie dzieci i mtodziezy ze spektrum ptodowych
zaburzen alkoholowych (FASD) oraz ich rodzicéw/opiekunédw na terenie Wroctawia” z grudnia 2025 r.,
nr OT.431.101.2024 pn. ,Program poprawy opieki nad matka i dzieckiem w wojewddztwie opolskim w latach
2025-2027” ze stycznia 2025 r.



Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 76/2026 z dnia 27 kwietnia 2026 roku
o projekcie programu ,,Program polityki zdrowotnej w zakresie
rehabilitacji leczniczej mieszkancoéw gminy Debnica Kaszubska
na lata 2026-2027”

Rada Przejrzystosci pozytywnie opiniuje projekt programu polityki zdrowotnej
,Program polityki zdrowotnej w zakresie rehabilitacji leczniczej mieszkancow
gminy Debnica Kaszubska na lata 2026-2027”, pod warunkiem uwzglednienia
uwag Rady.

Uzasadnienie

PPZ skierowany do mieszkaricow Gminy Debnica Kaszubska, ktdrzy ukoriczyli
18r.z. z rozpoznaniem choroby przewlektej lub zapalnej uktadu ruchu, urazu
lub choroby obwodowego uktadu nerwowego (ok. 290 dorostych mieszkarcow
co stanowi ok. 44% populacji docelowej).

Czas realizacji — lata 2026-2027
Budzet program — koszty catkowite: 400200 zt (200100 zf rocznie).

Zrédto finansowania — Gmina Debnica Kaszubska (50 %) i doptata wtasna
pacjentdw (50 %) (ewentualne dofinansowanie z NFZ).

Interwencje obejmujq:

e konsultacje fizjoterapeutycznq (wizyte kwalifikujgcqg),

e indywidualny  plan  rehabilitacyjny  obejmujgcy  cykl  zabiegow
fizjoterapeutycznych (10-dniowy cykl, okoto 4-5 zabiegow dziennie),

e dziatania edukacyjne (1 spotkanie 45 minutowe).

PPZ jest zgodny z Mapq Potrzeb Zdrowotnych dla woj. pomorskiego.

Gtownym zatozeniem projektu programu jest zmniejszenie dolegliwosci
bdlowych o co najmniej minimalngq istotng klinicznie roznice (14 minut) wedtug
skali VAS u co najmniej 30% uczestnikow Programu. Cel gtdwny jest mozliwy
do osiggniecia w zwiqzku z zaplanowanymi dziataniami z zakresu rehabilitacji
leczniczej.

ul. Przeskok 2, 00-032 Warszawa Elektroniczna skrzynka podawcza: tel. +48 22 101 46 00 www.aotm.gov.pl
NIP 525-23-47-183 REGON 140278400 JAOTMIT_ePUAP/SkrytkaESP email: sekretariat@aotm.gov.pl
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Wskazano rowniez cel szczegofowy tj. utrzymanie wysokiego poziomu wiedzy
(min. 80% poprawnych odpowiedzi) lub zwiekszenie o co najmniej 20% poziomu
wiedzy w zakresie profilaktyki wtdrnej urazow, chorob obwodowego uktadu
nerwowego oraz chordb uktadu ruchu u co najmniej 70% populacji docelowej.

Cel wydaje sie mozliwy do osiggniecia w zwigzku z zaplanowanymi dziataniami
edukacyjnymi.

W projekcie zaplanowano 2 mierniki efektywnosci, ktore prawidtowo odnoszgq sie
do celu gtdwnego i szczegdtowego.

Uwagi Rady:

e W projekcie uzasadniono przyjetq wartos¢ docelowqg, odwotujgc
sie do doswiadczeri innych samorzqddw jednak nie przedstawiono
materiafow potwierdzajgcych te informacje.

e W ramach kryteriow wytqczenia nie uwzgledniono informacji dotyczqcych:
zamieszkania poza terenem gminy, wieku ponizej 18 r.z. oraz wystepowania
przeciwskazan lekarskich do rehabilitacji leczniczej realizowanej w ramach
programu.

e Program przewiduje dopfate pacjenta, co moze negatywnie wptyngc
na zgtaszalnos¢ do programu i moze miec¢ ujemny wptyw na wielkos¢
populacji.

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.451.18.2026 ,,Program polityki zdrowotnej w zakresie rehabilitacji leczniczej
mieszkancéw gminy Debnica Kaszubska na lata 2026-2027” realizowany przez: Gmine Debnica Kaszubska,
Warszawa, kwiecien 2026 oraz Aneksu do raportow szczegétowych: ,Programy z zakresu rehabilitacji
niepetnosprawnych i zagrozonych niepetnosprawnoscia dorostych oraz dzieci i mtodziezy — wspdlne podstawy
oceny” z marca 2024 r.



Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 57/2026 z dnia 27 kwietnia 2026 roku
w sprawie oceny leku Ayvakyt (avapritinibum) w ramach programu
lekowego B.115. ,Leczenie chorych na mastocytozy uktadowe
(ICD 10: C96.2, C94.3, D47.0)"

Rada Przejrzystosci uznaje za niezasadne objecie refundacjg produktu
leczniczego Ayvakyt (avapritinibum), tabl. powl., 25 mg, 30 szt.,
GTIN: 08720165565214, we wskazaniu: leczenie chorych na indolentng
mastocytoze uktadowq (ICD-10: D47.0), w ramach programu lekowego B.115
,Leczenie chorych na mastocytozy uktadowe (ICD-10: C96.2, C94.3, D47.0)”.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Przedmiotem wniosku (art. 24 ust. 1 ustawy o refundacji) jest objecie refundacjq
i ustalenie urzedowej ceny zbytu leku Ayvakyt (AVA), avapritinibum, tabl. powl.,
25 mg, 30 szt.,, GTIN: 08720165565214 we wskazaniu: leczenie chorych
na indolentng mastocytoze uktadowq (ICD-10: D47.0) w ramach programu
lekowego B.115 , Leczenie chorych na mastocytozy uktadowe (ICD-10: C96.2,
C94.3, D47.0)”, bezptatnie, w grupie limitowej 1314.0 Awaprytynib.
Whniosek obejmuje instrumenty dzielenia ryzyka. Wnioskowane wskazanie
refundacyjne dla leku: Ayvakyt (dalej AVA) zawiera sie we wskazaniach
rejestracyjnych.

Lek AVA jest aktualnie finansowany w ramach grupy limitowej 1314.0,
Awaprytynib. Dostepne sq cztery prezentacje leku, a lek AVA, tabl. powl., 25 mg,
08720165565214 stanowi podstawe limitu.

Pozwolenie na dopuszczenie do obrotu zostato udzielone w procedurze
dopuszczenia warunkowego. Decyzje uzasadniono obecnosciq niezaspokojonej
potrzeby wsrod chorych na ISM oraz korzysciq wynikajgcg z natychmiastowej
dostepnosci leczenia wiekszq niz ryzyko zwiqzane z mniejszym zakresem
dostepnych danych. Ponadto produkt leczniczy AVA jest klasyfikowany
jako lek sierocy, we wskazaniu ISM zarejestrowany od 11.12.2023r.

ul. Przeskok 2, 00-032 Warszawa Elektroniczna skrzynka podawcza: tel. +48 22 101 46 00 www.aotm.gov.pl
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Ayvakyt, zawierajgcy substancje czynng awaprytynib, dziata poprzez hamowanie
aktywnosci kinaz, ktdore sq odpowiedzialne za wzrost i rozprzestrzenianie
sie nieprawidtowych komdrek tucznych w organizmie.

Mastocytoza (ICD-10: D47.0) jest rzadkim nowotworem mieloproliferacyjnym,
w przebiegu ktdorego dochodzi do klonalnego rozrostu nieprawidfowych komdrek
tucznych (mastocytow) oraz ich gromadzenia sie w obrebie jednego lub kilku
narzqdow. Istotng role w patogenezie mastocytozy odgrywajg mutacje
protoonkogenu KIT, prowadzgce do niezaleznej od czynnika wzrostu pnia (SCF,
ang. stem cell factor) aktywacji receptora KIT, co skutkuje niekontrolowanym
rozrostem mastocytow.

Indolentna mastocytoza uktadowa (ISM, ang. indolent systemic mastocytosis)
nalezy do niezaawansowanych mastocytoz i jest definiowana jako
nieprawidtowe gromadzenie komdrek tucznych w rdznych tkankach, w tym
w skdrze, szpiku kostnym, waqtrobie, sledzionie czy jelitach, z tagodnym
przebiegiem choroby.

Wsrod chorych na ISM obserwowane sq typowe takze dla mastocytozy skornej
zmiany skorne, w tym zaczerwienienie i pokrzywka. Dodatkowo nudnosci,
wymioty, biegunka, zawroty gtowy i zaburzenia neurologiczne. Stezenie tryptazy
(>25 ng/ml) w surowicy jest wyraznie podwyzszone. W wiekszosci przypadkow
ISM postepowanie ma charakter profilaktyczny lub objawowy.

Chorzy na ISM wykazujg spodziewanqg dfugosc¢ Zzycia podobng do populacji
ogdlnej, przy czym mediana przezycia wynosi ok. 301 miesiecy.
Czestosc¢ wystepowania mastocytozy szacuje sie na 5—10 przypadkdow na 1 min
0s0b ogdlnej populacji rocznie (Brockow 2014). Wyniki opublikowane
na podstawie danych ponad 3000 chorych zgtoszonych do Europejskiego Rejestru
Chorych na Mastocytoze (ECNM, European Competence Network
on Mastocytosis) w latach 2012-2018 wskazujq, Zze przypadki ISM stanowiq 60
- 70% wszystkich mastocytoz uktadowych (Helbig 2020).

Doktadne dane dotyczqce zapadalnosci i chorobowosci zwigzanej z ISM w Polsce
sq obecnie niedostepne. Dane dotyczgce zapadalnosci i chorobowosci w innych
krajach okreslono na <3 na 10 000 osob.

Zgodnie z wytycznymi klinicznymi, terapia pacjentow z ISM obejmuje przede
wszystkim leczenie objawowe: blokery receptora histaminowego H1, blokery
receptora histaminowego H2, inhibitory pompy protonowej,
glikokortykosteroidy oraz epinefryna.

Produkt leczniczy AVA byt przedmiotem prac Agencji w 2024 roku (62/2024 ZLC).
Lek oceniany byt w ramach programu lekowego ,Leczenie chorych
na zaawansowane postacie mastocytozy uktadowej (ICD-10: C96.2, (C94.3,
D47.9)” i uzyskat negatywng rekomendacje Rady Przejrzystosci (SRP 79/2024)
oraz negatywnq rekomendacje Prezesa Agencji (Rekomendacja 82/2024).
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Dowody naukowe

Skutecznos¢ AVA zostata oceniona na podstawie wynikow badania PIONEER
bedgcego randomizowanym, klinicznym, kontrolowanym placebo z udziatem
dorostych pacjentow z ISM z objawami umiarkowanymi lub ciezkimi,
niedostatecznie ~ kontrolowanymi za  pomocq najlepszego  leczenia
wspomagajgcego. W ramach analizy przedstawiono wyniki dla randomizowanej
2. czesci badania pordwnujgcej skutecznosc i bezpieczeristwo AVA w dawce
25 mg raz dziennie w skojarzeniu z BSC (AVA + BSC) wzgledem PLC w skojarzeniu
z BSC (PLC + BSC). Wyniki przedstawiono dla okresu obserwacji wynoszgcego
24 tygodnie. Zakoriczenie badania planowane jest na 2027 r.

Wyniki badania PIONEER przedstawiono na podstawie 2 publikacji
petnotekstowych (Gotlib 2023b i Siebenhaar 2026) oraz 13 publikacji bedgcych
materiatami konferencyjnymi (Gotlib 2023a; Akin 2023; 2024; Castells 2023;
2024; 2025; 2026; Giannetti 2024; 2026; Maurer 2023; Sabato 2024, Oude-
Elberink 2025; Siebenhaar 2025).

Dodatkowo do analizy wtqczono badanie rzeczywistej praktyki klinicznej —
badanie AVATAR. Wyniki badania opublikowano wytgcznie w formie abstraktu
konferencyjnego Pyatilova 2025. Wyniki zaprezentowano dla 24 tygodni
obserwacji.

Wyniki analizy skutecznosci — z czesci 2. badania PIONEER

W czesci drugiej badania odnotowano istotng statystycznie roznice na korzysc
ocenianej interwencji w porownaniu z grupg kontrolng w zakresie zmiany wyniku
7SS (Total Symptom Score, catkowity wynik dotyczqcy objawdw)
wg kwestionariusza ISM-SAF (Indolent Systemic Mastocytosis Symptom
Assessment Form) ogdtem wzgledem wartosci poczqtkowych w okresie
obserwacji wynoszqcym 24 tygodnie. W ramieniu AVA+BSC odnotowano istotne
zmniejszenie sredniego TSS wg kwestionariusza ISM-SAF o ok. 16 pkt
w porownaniu do ok. 9 punktéow w ramieniu PLC+BSC (p = 0,003).

Od poczqtku badania do 24. tygodnia istotnie wieksza liczba chorych stosujgcych
AVA + BSC w poréwnaniu do chorych w grupie PLC + BSC osiggneta redukcje:
e steZenia tryptazy w surowicy na poziomie >250% [OR=10,31 (5,69; 18,65)];
e czestosci alleliczna wariantu KIT D816V VAF >50% we krwi obwodowej
[OR=31,05 (10,51, 91,79)];
e wyniku TSS o0 230% i 250% (odpowiednio [OR=1,98 (1,08; 3,63)]; [OR=3,02
(1,27; 7,20)]; Istotna klinicznie redukcja wyniku TSS (tj. zmniejszenie wyniku

0 230%) zaobserwowana zostata u ok. 45% chorych stosujgcych AVA + BSC
oraz u ok. 30% chorych w grupie PLC +BSC;

e nacieku komorek tucznych w szpiku kostnym o >250% [OR= 3,79 (1,83;7,84)];
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e catkowitq redukcje agregatow komorek tucznych szpiku kostnego [OR=4,17
(1,61, 10,83)].

U 86% chorych stosujgcych AVA + BSC raportowano rozjasnienie zmian skornych
po 24 tygodniach obserwacji. Nie zaobserwowano tego efektu u chorych
przyimujgcych PLC + BSC. Od poczqtku badania do 24. tygodnia srednia
powierzchnia zmian skornych zmniejszyta sie w grupie AVA+BSC o ok. 37%,
natomiast w grupie PLC+BSC spadek ten wynidst zaledwie ok. 2%.

W fazie otwartej badania do 48. tygodnia, odnotowano odpowiednio u 37% i 59%
chorych co najmniej 50% oraz co najmniej 30% redukcje TSS w ciggu okofo
czterech miesiecy.

W okresie od rozpoczecia badania do 24. tygodnia odnotowano wiekszy odsetek
pacjentow, u ktdorych mozliwe byto ograniczenie lub catkowite przerwanie
stosowania BSC w ramieniu AVA + BSC w pordwnaniu z ramieniem PLC + BSC,
wynoszqgcy odpowiednio ok. 24% vs. ok. 13%.

Jakosc zycia

Wyniki skali MC-QoL wskazujg na wiekszqg poprawe jakosci zycia u chorych
leczonych AVA + BSC niz PLC + BSC. Po 24 tygodniach obserwacji istotnie wyzszy
odsetek chorych w ramieniu AVA + BSC uzyskat poprawe o 21 punkt oraz >3

punkty wg kwestionariusza PGIS niz w ramieniu PLC + BSC (odpowiednio 57%
vs 39% p=0,02; 80% vs. 44% p<0,0001) po 24 tygodniach obserwacji.

Ocena skutecznosci AVA — badanie RWE

Leczenie AVA poprawito jakosc¢ zycia (Qol) pacjentow z ISM. Mediana wyniku
w skali MC-QoL obnizyta sie z 61 punktow na poczqtku badania do 33 punktow
w 4. tygodniu i 17 punktow w 24. tygodniu. Istotng statystycznie korzysc
ze stosowania AVA + BSC stwierdzono po 4 tygodniach leczenia (p < 0,001).
Mediana stezenia tryptazy w surowicy ulegta znamiennej statystycznie redukcji
wzgledem wartosci poczgtkowej i wyniosta 6 mg/ml w 24. tygodniu leczenia
(p<0,001). W badaniu AVATAR odnotowano poprawe zmian skornych.

Analiza bezpieczenstwa

Wyniki dotyczgce bezpieczeristwa terapii AVA przedstawiono w oparciu o jedng
publikacje petnotekstowq (Gotlib 2023b) oraz jedng publikacje bedqgcq
abstraktem konferencyjnym (Sabato 2024). W czesci 2. badania wyniki
przedstawiono dla  okresu obserwacji wynoszqcego 24  tygodnie.
Zakonczenie badania planowane jest na 2027 r.

Dziatania niepozqdane zwigzane z leczeniem ogdtem zgtoszono u ok. potowy
pacjentow biorqcych udziat w badaniu PIONNER ok. 55% w ramieniu AVA + BSC
vs ok. 45% w ramieniu PLC+BSC. Nie odnotowano istotnej rdznicy miedzy
ramionami badania. Wiekszos¢ TRAE charakteryzowata sie nasileniem 1. i 2.
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stopnia i nie prowadZzita do przerwania leczenia. Najczesciej wystepujgcymi TRAE
w ramieniu AVA + BSC byt bdl gtowy, obrzek obwodowy, mdtosci oraz obrzek
okotooczodotowy. Istotnie czesciej w grupie AVA + BSC w poréwnaniu do PLC +
BSC wystepowat obrzek obwodowy (6,4% vs 1,4%).

Zdarzenia niepozgdane szczegdlnego zainteresowania obejmujgce zmiany
poznawcze amnezja, uposledzenie pamieci, zmiana stanu psychicznego,
uposledzenie umysfowe i wahania nastroju wystgpity u 3% leczonych AVA+ BSC
i4% otrzymujgcymi PLC+BSC. W Zadnej z grup nie wystgpity krwawienia
wewngqtrzczaszkowe.

Wytyczne kliniczne

Istnieje 7 dokumentow wytycznych dotyczqcych leczenia dorostych pacjentow
zSM (w tym ISM): zalecenia Polskiego Towarzystwa Onkologii Klinicznej (PTOK)
z 2025 roku, stanowisko polskich ekspertow — Hus z 2020 roku, rekomendacje
z serii Yardstick Amerykanskiego Kolegium Alergologii, Astmy i Immunologii
(ACAAIl) z 2025 roku, zalecenia National Comprehensive Cancer Network (NCCN)
z 2026 r., wytyczne miedzynarodowe opracowane przez Deutsche Gesellschaft
fiir Hdmatologie und Medizinische Onkologie (DGHO) wraz z partnerami
austriackimi i szwajcarskimi z 2024 roku, rekomendacje brazylijskie — Velloso
z 2022 roku oraz zalecenia francuskie — Livideanu z 2025 roku opracowane
na podstawie wytycznych krajowych z 2022 roku.

Wszystkie analizowane dokumenty jednoznacznie wskazujq, Zze w ISM leczenie
ma przede wszystkim charakter objawowy. Podstawe terapii stanowiq
antagonisci receptorow histaminowych Hi: i H;, rekomendowani jako leczenie
pierwszej linii niezaleznie od kraju. W zaleznosci od profilu objawow rozszerzenie
terapii  obejmuje  kromoglikan  sodowy, antagonistow  receptorow
leukotrienowych, ketotifen, aspiryne, inhibitory pompy protonowej w objawach
zotgdkowo-jelitowych oraz glikokortykosteroidy i omalizumab w wybranych
sytuacjach klinicznych.

W zakresie postepowania w anafilaksji rekomendowane jest zastosowanie
epinefryny jako leczenia ratujgcego Zycie, uzupetnionego o antagonistow
receptorow H; | H, oraz leczenie wspomagajgce. Omalizumab jest
rekomendowany jako opcja terapeutyczna w ciezkich, nawracajgcych epizodach
andfilaksji lub w przypadkach opornych na standardowq terapie
przeciwhistaminowq.

Leczenie cytoredukcyjne oraz terapie celowane sq rekomendowane przede
wszystkim dla postaci zaawansowanych SM lub przypadkow indolentnych
zciezkim, opornym na leczenie objawowe przebiegiem choroby.
Wytyczne wskazujq na zastosowanie kladrybiny, interferonu alfa, midostauryny
oraz w wybranych sytuacjach przeszczepienia allogenicznych komorek
macierzystych. Czes¢ wytycznych, w szczegolnosci NCCN, ACAAIl oraz DGHO,
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dopuszcza zastosowanie inhibitorow kinazy KIT nowej generacji (w tym AVA)
rowniez w wybranych przypadkach ISM z utrzymujgcymi sie objawami,
przy okreslonych kryteriach bezpieczenrstwa.

Istotng informacje stanowi fakt, ze AVA nie jest zalecany w leczeniu pacjentow
z liczbq ptytek krwi wynoszqcq < 50 x 10°/L (NCCN 2026).

Problem ekonomiczny

Zgodnie z oszacowaniami wnioskodawcy stosowanie AVA w miejscu BSC

jest . Oszacowany ICUR dla pordéwnania ocenianej

interwencji z komparatorem z perspektywy ptatnika publicznego wynidst ok.
PLN/QALY w wariancie z RSS i ok. 4,2 min PLN/QALY w wariancie bez RSS.

Aktualna wysokos¢ progu uzytecznosci kosztowej to 244 821
PLN/QALY.

Mechanizm dzielenia ryzyka (RSS) polega na

Przy wartosci ICUR oszacowanej w analizie podstawowej z perspektywy ptatnika
publicznego, wartosc progowa ceny zbytu netto leku, przy ktorej koszt uzyskania
dodatkowego roku zycia skorygowanego o jakosc¢ jest rowny wysokosci progu
optacalnosci, wynosi

Objecie refundacjg produktu leczniczego AVA w wariancie podstawowym
spowoduje o ok. PLN w 1. roku refundacji
i ok. PLN w 2. roku refundacji w wariancie z RSS.

Gtéwnymi ograniczeniami analizy sq: niepewnosc dotyczqca liczebnosci populacji
docelowej oraz udziaty w rynku technologii wnioskowanej i BSC.

Rekomendacje refundacyjne

Istniejqg dwie pozytywne rekomendacje refundacyjne (HAS 2024, G-BA 2024)
potwierdzajgce, ze AVA stanowi nowq opcje leczenia objawowego dla dorostych
pacjentow z ISM z objawami o nasileniu umiarkowanym do ciezkiego,
zapewniajgc umiarkowanq, cho¢ ograniczonq klinicznie poprawe przy profilu
bezpieczeristwa porownywalnym do placebo, przy czym G-BA uznaje dodatkowg
korzysc¢ zgodnie ze statusem leku sierocego, a HAS podkresla rzadkosc choroby,
jej obcigzenie oraz niewielkq dodatkowq wartosc klinicznq terapii. W 3 innych
agencjach lek jest w trakcie oceny (Medicinradet (Dania), NCPE (Irlandia), CDA-
AMC).
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Lek AVA (stan na 21.09.2025 r.) jest finansowany w 12 krajach UE iEFTA
(na 30 wskazanych). W zadnym z wymienionych krajow nie wskazano
procentowego poziomu refundacji leku ze srodkow publicznych. W szesciu
krajach warunki refundacji sq zgodne z ChPL, natomiast w dwdch krajach
warunkiem refundacji jest indywidualna zgoda. W szesciu krajach refundacja
obejmuje ISM.

Gtowne argumenty decyzji

e Brak danych na temat skutecznosci i bezpieczenstwa dtugotrwatego
stosowania tego leku.

e Lek zapewnia niewielkqg dodatkowq wartos¢ kliniczng w obecnej sciezce
terapeutycznej, obejmujqgcej dostepne komparatory.

e Zbyt wysoka cena.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt. 2 ustawy o refundacji lekédw, 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 $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych
ze Srodkéw publicznych (Dz. U. z 2025 r.,, poz. 1461), z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej
nr: DOWM.4131.1.2026 , Wniosek o objecie refundacjg leku Ayvakyt (awaprytynib) we wskazaniu: leczenie
chorych na indolentng mastocytoze uktadowg w ramach programu lekowego B.115 »leczenie chorych
na mastocytozy uktadowe (ICD-10: C96.2, C94.3, D47.0)«”; data ukonczenia: 15.04.2026 r.

Inne wykorzystane Zrédta danych:

1. Opinie ekspertéw przedstawione w trakcie posiedzenia Rady Przejrzystosci.
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Dane zakreslone kolorem Zoltym stanowiq informacje publiczne podlegajqce wylqczeniu
ze wzgledu na tajemnice przedsigbiorcy Swixx Biopharma sp. z o.o.

Zakres wylqczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem Swixx Biopharma sp. z o.o.
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: Swixx Biopharma sp. z o.o.



