Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

DOR.001.15.2026.LAN

Protokot z posiedzenia
Rady Przejrzystosci 20/2026
w dniuv 11 maja 2026 roku
w formie wideokonferencji

Matgorzata Bata otworzyta posiedzenie o godzinie 10:02.

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

7 0s6b):

Artur Bachta

Matgorzata Bata

Anna Czerniecka-Kubicka
Elzbieta Lanc

Ewa Obuchowicz

Anna Socha-Banasiak

7. Aleksandra Zasada

ok -

Cztonkowie Rady nieobecnhi przy rozpoczeciu posiedzenia:

1. Matgorzata Dziedziak
2. Pawet Grzesiewski
3. Zbigniew Siudak

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 Wainzua (eplontersen) w ramach
programu lekowego B.170. ,Leczenie dorostych pacjentéw z polineuropatiq
w | lub Il stadium zaawansowania w przebiegu dziedzicznej amyloidozy
transtyretynowej (ICD-10: E85.1)".

3. Przygotowanie opinii w sprawie wprowadzenia produkiu leczniczego Veyvondi
(wonikog alfa) do PPZ ,,Narodowy Program Leczenia chorych na Hemofilie
i pokrewne skazy krwotoczne na lata 2024-2028" we wskazaniu: dla pacjentdow
z2i 3 typem choroby von Willebranda.

4. Przygotowanie opinii w sprawie zasadnosci wprowadzenia zmian w programie
lekowym B.38 ,Leczenie niskorostych dzieci z przewlektg niewydolnoscig nerek
(ICD-10 N18)".
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5. Przygotowanie stanowiska w sprawie zbadania zasadnosci wydawania zgdd
narefundacje produkiu leczniczego Kygevvi (doxecitine and doxribtimine)
we wskazaniu: deficyt kinazy tymidynowej 2.

6. Przygotowanie opinii w sprawie substancji czynnej abemacyklib we wskazaniu
pozarejestracyjnym: leczenie pooperacyjne (adjuwantowe) abemacyklibem
w skojarzeniu z hormonoterapiq raka piersi z wysokim ryzykiem nawrotu,
u dorostych pacjentéw we wczesnym stadium raka piersi wykazujgcego ekspresje
receptora hormonalnego i hiewykazujgcego ekspresji receptora typu 2.
Dla ludzkiego naskérkowego czynnika wzrostu.

7. Przygotowanie opini o projekcie programu polityki zdrowotnej jednostki
samorzgdu terytorialnego ,,Program  polityki zdrowotnej wojewddziwa
mazowieckiego w zakresie przeciwdziatania zespotowi stresu pourazowego
(PTSD)".

8. Przygotowanie opinii o projekcie programu polityki zdrowotnej jednostki
samorzqgdu terytorialnego ,»wWidze lepiej« Program polityki zdrowotnej w zakresie
wczesnego wykrywania wad wzroku wirdd dzieci w todzi”.

9. Zakonczenie posiedzenia.

Ad 1. Zaden z cztonkdw Rady nie zadeklarowat konfliktu interesdw.
Rada jednogtosnie (7 gtosdw ,,za") zaakceptowata proponowany porzgdek obrad.
Ad 2. Analityk Agencji omowit raport dot. leku Wainzua.

Do posiedzenia dotgczyta
Matgorzata Dziedziak, ktora
nie zadeklarowata konfliktu interesdw.

Projekt stanowiska Rady przygotowali Ewa Obuchowicz i Artur Bachta, a przedstawita
Ewa Obuchowicz.

Rady doprecyzowata tre§¢ uchwaty, w czym udziat wazielii Matgorzata Batq,
Ewa Obuchowicz i Matgorzata Dziedziak.

Prowadzgca zarzgdzita gtosowanie, w wyniku ktérego Rada jednogtosnie (8 osdb
obecnych) uchwalita negatywne stanowisko (zatgcznik nr 1 do protokotu).

Ad 3. Analityk Agenciji przedstawit prezentacje dot. produktu leczniczego Veyvondi.

Do posiedzenia dotgczyt
Pawet Grzesiewski, ktory
nie zadeklarowata konfliktu intereséow.

Rada wystuchata stanowiska dopuszczonego do udziotu w  posiedzeniu
przedstawiciela pacjentow.

Rada wystuchata stanowiska dopuszczonego do udziatu w posiedzeniu eksperta
z dziedziny medycyny, ktéry odpowiadat takze na pytania Rady.

Gtos w dyskusji zabrali: Matgorzata Bata, Anna Socha-Banasiak, Matgorzata Dziedziak
i Ewa Obuchowicz.
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Do posiedzenia dotgczyt
Zbigniew Siudak, ktéry nie zadeklarowat
konfliktu intereséw.

Projekt opini Rady przedstawita Anna Socha-Banasiak, a tre$¢ uchwaty
doprecyzowaty: Matgorzata Bata, Anna Socha-Banasiak i Matgorzata Dziedziak.

Prowadzgca zarzgdzita gtosowanie, w wyniku ktérego Rada jednogtosnie (10 osdb
obecnych) uchwalita pozytywnag opinie (zatgcznik nr 2 do protokotu).

Ad 4. Analityk Agencji podsumowat zmiany proponowane w programie lekowym B.38.
Projekt opinii Rady przedstawita Matgorzata Dziedziak.

Gtos zabraty Anna Socha-Banasiak i Matgorzata Dziedziaok, po czym Prowadzgca
zarzgdzita gtosowanie, w wyniku ktérego Rada jednogtosnie (10 osdb obecnych)
uchwalita pozytywnqg opinie (zatgcznik nr 3 do protokotu).

Ad 5. Analityk Agenciji zaprezentowat dane o leku Kygevvi.

Gtos zabraty Anna Czerniecka-Kubicka i Matgorzata Bata, a projekt stanowiska Rady
przedstawita Anna Czerniecka-Kubicka.

Rada kontynuowata dyskusie, w czym udziat wzieli: Aleksandra Zasada,
Matgorzata Bata, Matgorzata Dziedziak i Anna Czerniecka-Kubicka.

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

Ad 6. Analityk Agenciji zaprezentowat dane dot. substanciji czynnej abemacyklib
we wskazaniach pozarejestracyjnych.

Projekt opinii Rady przedstawita Aleksandra Zasada.

Gtos zabraty Matgorzata Bata i Matgorzata Dziedziak, po czym Prowadzgca
zarzqgdzita gtosowanie, w wyniku ktérego Rada jednogto$nie (10 osdb obecnych)
uchwalita negatywng opinie (zatgcznik nr 5 do protokotu).

Ad 7. Andlityk Agencji przedstawit zatozenia programu polityki zdrowotnej
wojewodztwa mazowieckiego z zakresu przeciwdziatania PTSD.

Gtos zabrali Artur Bachta i Matgorzata Bata, a projekt opinii Rady przedstawita
Elzbieta Lanc.

TreS¢ uchwaty doprecyzowali: Artur Bachta, Elzbieta Lanc, Matgorzata Dziedziak
i Matgorzata Bata.

Prowadzgca zarzgdzita gtosowanie, w wyniku ktérego Rada jednogtosnie (10 oséb
obecnych) uchwalita negatywnq opinie (zatgcznik nr 6 do protokotu).

Ad 8. Andlityk Agenciji omdéwit projekt programu polityki zdrowotnej miasta +édz
z zakresu wykrywania wad wzroku.

Projekt opinii Rady przedstawit Pawet Grzesiewski.

Tres¢ uchwaty doprecyzowali: Matgorzata Dziedziok, Pawet Grzesiewski
i Matgorzata Dziedziak.
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Prowadzgca zarzgdzita gtosowanie, w wyniku ktérego Rada jednogtosnie (10 osdb
obecnych) uchwalita negatywnaq opinie (zatgcznik nr 7 do protokotu).

Ad 9. Prowadzgca zakonhczyta posiedzenie o godzinie 13:24.
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Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 61/2026 z dnia 11 maja 2026 roku
w sprawie oceny leku Wainzua (eplontersen) w ramach programu
lekowego B.170. , Leczenie dorostych pacjentdéw z polineuropatia
w | lub Il stadium zaawansowania w przebiegu dziedziczne;j
amyloidozy transtyretynowej (ICD-10: E85.1)”

Rada Przejrzystosci uznaje za niezasadne objecie refundacjq produktu
leczniczego Wainzua (eplontersen), roztwdr do wstrzykiwan we wstrzykiwaczu,
45 mg, 1 wstrzykiwacz, GTIN: 05000456084918 w ramach programu lekowego
B.170. ,Leczenie dorostych pacjentow z polineuropatiq w | lub Il stadium
zaawansowania w przebiegu dziedzicznej amyloidozy transtyretynowej (ICD-10:
E85.1)".

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Ocena dotyczy objecia refundacjq produktu leczniczego Wainzua (eplontersen)
we wskazaniu leczenie dorostych pacjentdow z polineuropatiq w I lub Il stadium
zaawansowania w przebiegu dziedzicznej amyloidozy transtyretynowej (ICD-10:
E85.1).

Eplontersen powoduje degradacje mRNA transtyretyny (TTR) i w efekcie hamuje
jej synteze w wagqtrobie, co skutkuje znacznym zmniejszeniem steZenia
zmutowanego biatka TTR i biatka TTR. Jest stosowany w leczeniu dziedzicznej
amyloidozy transtyretynowej u dorostych pacjentow z polineuropatiq w | lub Il
stopniu zaawansowania. Produkt leczniczy Wainzua (eplontersen) zostat
dopuszczony do obrotu w UE, 6 marca 2025 r. Whnioskowane wskazanie
refundacyjne dla produktu leczniczego Wainzua jest zgodne ze wskazaniem
rejestracyjnym. Lek podawany jest podskornie co 4 tygodnie. Do programu
lekowego B.170 sq kwalifikowane osoby w wieku 18 lat lub wiecej z rozpoznang
dziedzicznqg postaciq amyloidozy transtyretynowej (ATTR) potwierdzong
wynikiem badania genetycznego i stwierdzong polineuropatiq w | lub Il stadium
zaawansowania. Kryteria wfqczenia do programu lekowego B.170 dla leku
eplontersen sq takie same, jak dla leku aktualnie refundowanego w ramach tego
programu tj. wutrisyranu.
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Dziedziczna amyloidoza transtyretynowa (hATTR) nalezy do chordb rzadkich.
Dziedziczna amyloidoza transtyretynowa z polineuropatiq (hATTR-PN) to ciezka,
heterogenna choroba wielouktadowa z dominujgcym uszkodzeniem
obwodowego uktadu nerwowego, spowodowana mutacjami w genie kodujgcym
tarnstyretyne (TTR). Na skutek polineuropatii dochodzi do ostabienia i zaniku
miesni koriczyn, utraty mozliwosci chodzenia, az do catkowitego unieruchomienia
chorego. Choroba prowadzi do przedwczesnego zgonu. W terapii polineuropatii
w | i Il stadium zaawansowania w przebiegu hATTR podstawq jest leczenie
majgce na celu modyfikacje przebiegu choroby polegajgce na stosowaniu
stabilizatorow transtyretyny (tafamidis, diflunizal) lub lekow wyciszajgcych
gen TTR (wutrisyran, patisyran, inotersen, eplontersen) Sposrod wymienionych
lekéw, w programie lekowym B.170. refundowany jest tylko produkt leczniczy
Amvuttra (wutrisyran) od kwietnia 2025 roku. Zgodnie z danymi NFZ,
w 2025 roku lekiem tym w programie lekowym B.170. leczonych byto
6 pacjentow z hATTR-PN w | lub Il stadium zaawansowania.

MZ zwrdcito sie z prosbg o przeanalizowanie zasadnosci implementacji ogdlnego
zapisu o mozliwosci leczenia amyloidozy jedynie w monoterapii ,,W ramach
programow lekowych dedykowanych amyloidozie transtyretynowej finansuje
sie terapie jednym lekiem (monoterapia)”.

Dowody naukowe

Gtownym ograniczeniem analizy klinicznej jest brak badan bezposrednio
porownujgcych eplontersen z komparatorem aktualnie refundowanym
w ramach programu lekowego B.170. tj. wutrisyranem.

Analize oparto na porownaniu posrednim eplontersenu (badanie RCT NEURO-
TTRansform) i wutrisyranu (badanie RCT HELIOS-A). Badania charakteryzujq
sie umiarkowanq jakosciq i zostaty przeprowadzone na nielicznej grupie
pacjentow (ok. 100 w kazdym badaniu). Nie wykazano istotnych roéznic
w skutecznosci terapeutycznej lekow w zakresie oceny nasilenia neutropatii
wedtug skalimNIS+7, stezenia TTR w surowicy w stanie stacjonarnym, oceny
ogdlnej niepetnosprawnosci wedtug skali R-ODS, oceny stanu odzywienia wedfug
mBMI oraz oceny predkosci chodu wedtug 10-MWT. Nie wykazano istotnych
statystycznie roznic w wystepowaniu ciezkich zdarzen niepozqdanych, zdarzen
niepozgdanych o duzym nasileniu oraz zdarzen niepozqdanych prowadzqcych
do przerwania leczenia. Ze wzgledu na brak pordwnania bezposredniego,
wnioskowanie o braku réznic ma wartosc ograniczonaq.

Ze wzgledu na to, Ze eplontersen zostat zarejestrowany przez EMA w marcu 2025
roku, a przez amerykanskie FDA w grudniu 2023 roku, rekomendacje
z poszczegdlnych regiondw opublikowane przed datq rejestracji leku
nie uwzgledniajq jego zastosowania w zaleceniach. Wytyczne amerykariskie
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Karam 2024 wskazujq na stosowanie terapii wyciszajgcych ekspresje genu TTR
jako leczenie pierwszej linii u pacjentow z ATTRv przebiegajqcq z polineuropatig,
w tym eplontersenu, bez rozrézniania preferencji miedzy poszczegdlnymi lekami.
Zgodnie z wytycznymi eplontersen jest stosowany w monoterapii u pacjentow
Z hATTR-PN.

Problem ekonomiczny

Wedfug  oszacowarn  wnioskodawcy w  wariancie  podstawowym,

z uwzglednieniem RSS, zastosowanie produktu leczniczego Wainzua

w porownaniu z terapiq lekiem Amvuttra prowadzi do obnizenia kosztow,

generujgc oszczednosci w wysokosci na rok. Wartosc¢ urzedowej ceny

zbytu produktu leczniczego Wainzua, przy ktorej koszt jego stosowania nie jest

wyzszy od kosztu stosowania refundowanej technologii opcjonalnej wynosi
Zdaniem Agencji

Wptyw na budzet ptatnika
Przewidywana liczba pacjentow w | i Il roku wyniesie odpowiednio
w grupie Wainzua i Amvuttra.

Wedtug oszacowan wnioskodawcy w wariancie z uwzglednieniem RSS,
wprowadzenie finansowania produktu leczniczego Wainzua w analizowanym
wskazaniu bedzie wigzato sie z oszczednosciami dla ptatnika publicznego
wynoszgcymi odpowiednio w I i Il roku analizy.
Natomiast

wprowadzenie refundacji
dla produktu leczniczego Wainzua bedzie

Rekomendacje refundacyjne

We wnioskowanym wskazaniu Wanizua (eplontersen) jest refundowany
w 6 na 30 krajow UE i EFTA. Odnaleziono 3 rekomendacje pozytywne warunkowo
tji. brytyjskg NICE 2024, kanadyjskq CDA-AMC 2024 oraz francuskq HAS
2025.Ponadto odnaleziono 2 niemieckie dokumenty IQWiG 2025 oraz GBA 2025,
w ktorych wskazano, ze dodatkowa korzys¢ eplontersenu w porownaniu
z wtasciwgq terapiq porownawczq nie zostata udowodniona.

Glowne argumenty decyzji:

w
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e Brak wysokiej jakosci badan bezposrednio porownujgcych skutecznosc
terapeutycznq i bezpieczeristwo stosowania leku Wainzua wzgledem obecnie
dostepnego komparatora;

e Dostepnos¢ nowoczesnego leczenia w programie lekowym B. 170.;

e  Wazrost wydatkdw pfatnika publicznego.

Uwaga do programu lekowego B.170:
Rada proponuje wprowadzenie do programu lekowego zapisu o mozliwosci
leczenia amyloidozy jedynie w monoterapii.

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 $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych
ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2025 r., poz. 1461), z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej
nr: OTAD.4131.5.2026 »Wniosek o objecie refundacja leku Wainzua (eplontersen) w ramach programu lekowego
B.170. ,Leczenie dorostych pacjentow z polineuropatia w | lub Il stadium zaawansowania w przebiegu
dziedzicznej amyloidozy transtyretynowej (ICD-10: E85.1)«”; data ukonczenia: 28 kwietnia 2026 r.



KARTA NIEJAWNOSCI

Dane zakreslone kolorem Zoltym stanowiq informacje publiczne podlegajqce wylqczeniu
ze wzgledu na tajemnice przedsigbiorcy AstraZeneca AB.

Zakres wylgczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem (AstraZeneca AB)
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: AstraZeneca AB.

Dane zakreslone kolorem czarnym stanowiq informacje publiczne podlegajgce wylgczeniu
ze wzgledu na tajemnice przedsiebiorcow Medison Pharma sp. z o.o.

Zakres wylgczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem (Medison Pharma sp. z o.0.)
o zakresie tajemnicy przedsigbiorcy.

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

Organ dokonujgcy wylqczenia jawnosci: Agencja Oceny Technologii Medycznych
i Taryfikacji.
Podmiot w interesie ktorego dokonano wylgczenia jawnosci: Medison Pharma sp. z o.o.
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Opinia Rady Przejrzystosci
nr 79/2026 z dnia 11 maja 2026 roku
w sprawie wprowadzenia produktu leczniczego
Veyvondi (wonikog alfa) do programu polityki zdrowotnej
,Narodowy Program Leczenia chorych na Hemofilie
i pokrewne skazy krwotoczne na lata 2024-2028”

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne wprowadzenie produktu leczniczego:

e Veyvondi (wonikog alfa), 650 j.m. proszek i rozpuszczalnik do sporzqgdzania
roztworu do wstrzykiwan;

e Veyvondi (wonikog alfa), 1300 j.m. proszek i rozpuszczalnik do sporzgdzania
roztworu do wstrzykiwan;

do modutu programu polityki zdrowotnej ,Narodowy Program Leczenia chorych
na Hemofilie i pokrewne skazy krwotoczne na lata 2024-2028" we wskazaniu:
zapobieganie i leczenie krwotokow lub krwawien chirurgicznych u 0séb dorostych
(w wieku 18 lat lub starszych) z 2 i 3 typem choroby Willebranda, u ktdrych
leczenie samg desmopresyng (DDAVP) jest nieskuteczne lub przeciwwskazane,
pod warunkiem obnizenia ceny oraz uwzglednienia w kryteriach wiqczenia uwag
Rady Narodowego Programu Leczenia Hemofilii i Pokrewnych Skaz
Krwotocznych.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Ocena dotyczy zasadnosci objecia refundacjq produktu leczniczego Veyvondi
(wonikog alfa), we wskazaniu: zapobieganie i leczenie krwotokdow lub krwawien
chirurgicznych u oséb dorostych (w wieku 18 lat lub starszych) z 2 i 3 typem
choroby von Willebranda, u ktdrych leczenie samg desmopresyng (DDAVP) jest
nieskuteczne Ilub przeciwwskazane, w ramach modutu programu polityki
zdrowotnej pn. ,,Narodowy Program Leczenia Chorych na Hemofilie i Pokrewne
Skazy Krwotoczne na lata 2024-2028".

Whnioskowane wskazanie refundacyjne jest zgodne ze wskazaniem
rejestracyjnym.

Choroba von Willebranda (ang. von Willebrand disease, VWD) jest najczesciej
wystepujgcq wrodzong skazq krwotoczng, wystepujgcq u 0,6-1,3% populacji.
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Jej przyczynq jest zaburzenie funkcji lub zmniejszenie ilosci czynnika
von Willebranda (ang. von  Willebrand  factor, VWF),  skutkujgce
nieprawidtowosciami w adhezji ptytek krwi do sciany uszkodzonego naczynia
krwionosnego, a w konsekwencji — zaburzenia hemostazy pierwotnej. U czesci
chorych pojawia sie takze zaburzenie hemostazy wtdrnej (osoczowej), bedgce
skutkiem wtdrnego niedoboru aktywnego czynnika krzepniecia VIII.

Wyrdznia sie trzy typy VWD: typ 1 (65-75% pacjentow, niewielki niedobdr VWF
przy prawidtowej lub nieco zmniejszonej aktywnosci FVIII), typ 2 (podtypy: 2A,
2B, 2M i 2N; 20-25% pacjentdw, nieproporcjonalnie zmniejszona aktywnos¢ VWF
w stosunku do jego stezenia) i typ 3 (ciezki; nieoznaczalne stezenie VWF,
aktywnosc FVIII zwykle ponizej 10% prawidfowej). Typy 1 i 2 majq zwykle tagodny
lub umiarkowany przebieg. Choroba objawia sie krwawieniami z bton sluzowych
i skory (krwawienia z nosa, dzigset i przewodu pokarmowego, zbyt obfitych
i przedtuzonych krwawien menstruacyjnych, krwotokdw po zabiegach
inwazyjnych i porodach, tatwego powstawania podbiegnie¢ krwawych, a u 0sob
z ciezkg VWD (gtownie typu 3 i 2N) — wylewow do stawow i miesni, moggcych
prowadzic do artropatii).

Leczenie farmakologiczne w VWD obejmuje kontrole i leczenie krwawien
za pomocq desmopresyny (DDAVP; wytqcznie po przejsciu testu odpowiedzi
nalek), osoczopochodnych  koncentratow  FVIIl  zawierajgcych  VWF
lub koncentratow rekombinowanego VWF (ang. recombined von Willebrand
factor, rVWF), stosowanych przy powaznych zabiegach chirurgicznych i u osob,
u ktorych stosowanie DDAVP jest nieskuteczne lub przeciwwskazane oraz kwasu
traneksamowego (TXA; przy krwawieniach z bton sluzowych i wspomagajgco
doDDAVP i koncentratow).

Technologie alternatywnq dla leku Veyvondi we wnioskowanym wskazaniu
stanowi produkt Haemate P (koncentrat FVIII zawierajgcy VWF o stosunku
FVIII:VWF co najmniej 2:1).

Dowody naukowe

Skutecznosc¢ leku Veyvondi w zapobieganiu i leczeniu krwawieri u dorostych
pacjentow z VWD zostata oceniona do tej pory jedynie na podstawie zestawu
badan jednoramiennych, obserwacyjnych, przy braku randomizowanych badan
klinicznych z aktywnym komparatorem. Dla oceny skutecznosci wonikogu alfa
vs Haemate P w ramach profilaktyki rutynowej/dtugoterminowej wykorzystano
dane pochodzqce z retrospektywnego badania obserwacyjnego typu pre/post —
Roberts 2025 oraz prospektywnego badania rejestracyjnego — Leebeek 2022.
Badanie Roberts 2025 dotyczytfo pacjentow, u ktorych dokonano zmiany leczenia
z osoczopochodnych koncentratéw VWF/FVIII (pdVWF; w 82% Haemate P)
na wonikog alfa. W grupie profilaktyki dtugoterminowej (n=22) wykazano istotng
redukcje rocznego wskaznika krwawien (ABR) ogdtem o 53% podczas leczenia
wonikogiem alfa w porownaniu z okresem bazowym (Sredni ABR 1,5 vs 3,2;
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p<0,001), przy jednoczesnej redukcji ABR dla krwawieri powaznych o 82% (0,2 vs
1,1; p<0,001). Odsetek pacjentéw bez jakichkolwiek krwawien wzrdst 10-krotnie
(z 4,5% do 45,5%). W zakresie krwawienn tagodnych nie wykazano istotnych
statystycznie roznic.

Badanie Leebeek 2022 obejmowato 23 dorostych pacjentow z ciezkq postaciq
VWD (gtéwnie typ 3), u ktdrych oceniano profilaktyke wonikogiem alfa
w porownaniu z danymi historycznymi. W grupie pacjentow wczesniej leczonych
doraznie (n=13), ABR dla wymagajgcych leczenia krwawien spontanicznych
(sABR) ulegt redukcji o 91,5% (wskazZnik: 0,085; 95%Cl: 0,021; 0,346), a 85%
pacjentow nie doswiadczyto Zadnego leczonego krwawienia spontanicznego
w trakcie profilaktyki. Wyniki te potwierdzajq skutecznos¢ klinicznqg wonikogu
alfa w redukcji krwawien, szczegdlnie u chorych przechodzqcych z leczenia
doraznego na profilaktyke.

W profilaktyce okotozabiegowej skutecznos¢ wonikogu alfa oceniano
na podstawie jakosciowego zestawienia wynikow badania Peyvandi 2019 (n=15)
z danymi z badan jednoramiennych dla Haemate P (Thompson 2004, Lethagen
2007, Gill 2011). We wszystkich zabiegach chirurgicznych w badaniu Peyvandi
2019 uzyskano 100% ocen dobrej lub doskonatej skutecznosci hemostatycznej
(95%ClI: 89,1, 100), co jest porownywalne z wartosciami raportowanymi
dla komparatora (91-100%).

W leczeniu doraznym krwawienn skutecznos¢ oceniono poprzez zestawienie
wynikdow badan Gill 2015 (wonikog alfa; n=37) oraz Gill 2003 (Haemate P; n=33).
W badaniu Gill 2015 we wszystkich 192 epizodach krwawien osiggnieto dobrqg
lub doskonatq skutecznos¢ hemostatycznqg (100%; 95%Cl: 98,1, 100), natomiast
w badaniu Gill 2003 analogiczny odsetek wynosit 98%.

Profil bezpieczeristwa wonikogu alfa oceniany w badaniach klinicznych
i obserwacyjnych uznano za akceptowalny. W badaniu rejestracyjnym Leebeek
2022, 74% pacjentow doswiadczyto co najmniej jednego zdarzenia
niepozgdanego (AEs), przy czym wiekszos¢ miata charakter tagodny
lub umiarkowany.

W badaniu Roberts 2025 odsetek przerwan leczenia w profilaktyce
dtugoterminowej wynosit 17%, przy czym zgony odnotowane w trakcie
obserwacji nie byty zwiqzane z wonikogiem alfa ani z VWD.

Dane dtugoterminowe z badania SHP677-304 oraz analizy post-hoc Susen 2026
potwierdzajg utrzymanie korzystnego profilu bezpieczeristwa w obserwacji
siegajgcej do ok. 3 lat, bez sygnatow immunogennosci czy narastajgcego ryzyka
zakrzepowego.

Dane RWE (Sun 2023, Desprez 2021, Laffan 2026a/b, Horvais 2026,
TAK-577-4005) wskazujg, ze wonikog alfa w praktyce klinicznej jest wysoko
skuteczny hemostatycznie, gtownie w leczeniu doraZznym i okofooperacyjnym.
W badaniach obserwacyjnych raportowano 97-100% ocen dobrej lub doskonatej
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kontroli krwawien, przy braku istotnych nowych sygnatow bezpieczenstwa.
W specjalnej analizie bezpieczeristwa TAK-577-4005 (na lecenie EMA; n=100)
czestosc zdarzen zakrzepowych i reakcji nadwrazliwosci byta niska (pojedyncze,
tagodne przypadki), a nie odnotowano wystepowania inhibitorow VWF/FVIII.
Kluczowym ograniczeniem przedmiotowej analizy klinicznej jest brak
randomizowanych  badan  klinicznych z  bezposrednim  porownaniem
z komparatorem — Haemate P, co uniemoZliwia wiarygodne wnioskowanie
porownawcze. W wielu badaniach wonikog alfa byt stosowany w skojarzeniu
Z FVIII lub lekami przeciwfibrynolitycznymi, co utrudnia jednoznaczne przypisanie
efektu klinicznego wytgcznie ocenianej technologii. Nie odnotowano Zadnych
wynikdw odnoszqcych sie bezposrednio do jakosci Zycia pacjentow.

Oceniany lek jest zalecany przez towarzystwa naukowe w leczeniu VWD (NHC
2024, MASAC/NBDF 2021/2024 (USA), ASH ISTH NBDF WFH 2021/2025).

Rada Narodowego Programu Leczenia Hemofilii i Pokrewnych Skaz
Krwotocznych zaproponowata uwzglednienie wsrod kryteriow witqczenia
do leczenia wonikogiem alfa dla pacjentow dorostych: z VWD typu 2 i 3, u ktorych
dotychczasowa terapia byta nieskuteczna lub u ktorych wystgpito uczulenie
na osoczopochodne koncentraty FVIII/VWF; z VWD typu 2 i 3, u ktorych
wystepujq krwotoki i krwawienia zagrazajgce zyciu; z VWD typu 2 i 3
wymagajqgcych dtugoterminowej oraz okresowej profilaktyki, w tym profilaktyki
w okresie okotozabiegowym.

Problem ekonomiczny

Refundacja leczenia wiqze sie ze wzrostem wydatkow inkrementalnych
dla ptatnika publicznego (zakres wielkosci kosztow dodatkowych dla NFZ
oszacowany w najbardziej prawdopodobnych scenariuszach wynosit 6,12-15,6
min zt w trzyletnim horyzoncie analizy).

Odnaleziono piec rekomendacji refundacyjnych odnoszgcych
sie do wnioskowanego wskazania, tj. pozytywnq francuskq HAS 2025 oraz
warunkowo pozytywne: kanadyjskq CDA-AMC 2021, szwedzkq TLV 2020, durskq
Medicinrddet 2019 i norweskq DMP/Nye Metoder 2019.

Gtodwne arqumenty decyzji:

e nie w petni zaspokojona potrzeba medyczna,

e wysoki profil bezpieczenrstwa,

e pozytywne rekomendacje kliniczne oraz refundacyjne,
e wysoki koszt terapii.

Uwaga Rady Przejrzystosci

Wskazane doprecyzowanie kryteriow wiqczenia do leczenia preparatem zgodnie
z wytycznymi Rady Narodowego Programu Leczenia Hemofilii i Pokrewnych Skaz
Krwotocznych oraz rozwazenie poszerzenia populacji o grupe pacjentow
z 1 typem choroby Willebranda.
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Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 31s ust. 6 pkt 4 ustawy z 27 sierpnia 2004 r. o swiadczeniach opieki zdrowotnej
finansowanych ze s$rodkéw publicznych (Dz. U. z 2025 r. poz. 1461), z uwzglednieniem opracowania
nr: OTAP.47.1.2026 ,Ocena zasadnosci wiaczenia produktu leczniczego Veyvondi (wonikog alfa) do modutu

programu polityki zdrowotnej »Narodowy Program Leczenia Chorych na Hemofilie i Pokrewne Skazy Krwotoczne
na lata 2024-2028«"”; data ukonczenia: 29.04.2026 r.

Inne wykorzystane Zrddta danych:
1. Opinia przedstawiciela pacjentoéw przedstawiona w trakcie posiedzenia Rady Przejrzystosci.
2. Opinia eksperta przedstawiona w trakcie posiedzenia Rady Przejrzystosci.



Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 80/2026 z dnia 11 maja 2026 roku
w sprawie zasadnosSci wprowadzenia zmian w programie lekowym
B.38 , Leczenie niskorostych dzieci z przewlektg niewydolnoscig nerek
(ICD-10 N18)”

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne wprowadzenie zmian w programie
lekowym B.38 , Leczenie niskorostych dzieci z przewlektq niewydolnosciqg nerek
(ICD-10 N18)”.

Uzasadnienie

Przewlekta choroba nerek (PChN) to wieloobjawowy zespot chorobowy,
spowodowany zmniejszeniem liczby czynnych nefronéw. Do rozwoju PChN mogg
prowadzi¢ rdoznorodne procesy chorobowe, zarowno wrodzone jak i nabyte.
W leczeniu PChN u dzieci jednym z najbardziej wymagajqgcych problemow jest
osiggniecie normalnego wzrostu.

Zaawansowana przewlekta choroba nerek jest stanem obnizonej wrazliwosci
na hormon wzrostu (GH), charakteryzujgcym sie niedoborem funkcjonalnego
insulinopodobnego czynnika wzrostu-1 (IGF-1). Opornos¢ na GH mozna
przezwyciezyc poprzez podawanie przekraczajgcych wartosci fizjologiczne dawek
rekombinowanego ludzkiego GH, ktory stymuluje synteze IGF1, normalizuje
aktywnos¢ somatomedyny, wspomaga wzrost podfuzny i prawdopodobnie
poprawia wzrost w wieku dorosfym.

Zgodnie ze zleceniem oceniano nastepujgce zmiany w ramach programu B.38:
1. Modyfikacja kryteriow kwalifikacji do programu, m.in.:
a. zmiana ,klirensu kreatyniny” na ,,eGFR”;

b. w odniesieniu do okreslenia wysokosci ciata dziecka zmiana parametru
,odchylenie standardowe (SDS)” na centyle;

c. zmiana sposobu okreslania wieku szkieletowego — zamiast odnoszenia
sie do norm Greulicha i Pyle, nalezy ocenic, czy nasady kosci dtugich ulegty
zarosnieciu.

d. Ponadto, dodanie kryterium wiqczajgce do leczenia w programie
pacjentow z PCHN w stadium 3-5 lub dializowanych ze wzrostem < 10
centyla i tempem wzrastania < 25 centyla.

ul. Przeskok 2, 00-032 Warszawa Elektroniczna skrzynka podawcza: tel. +48 22101 46 00 www.aotm.gov.pl
NIP 525-23-47-183 REGON 140278400 /AOQTMIT_ePUAP/SkrytkaESP email: sekretariati@aotm.gov.pl



Opinia Rady Przejrzystosci AOTMIT nr 80/2026 z dnia 04.05.2026 r.

2. Wprowadzenie mozliwosci zawieszania leczenia pacjenta w ramach
programu i pdzniejsze wigczanie go bez koniecznosci przechodzenia ponownej
procedury kwalifikacji do programu.

3. Modyfikacja kryteriow wytgczenia z programu, m.in.: ztagodzenie kryterium
dotyczgcego obecnosci zaburzern przemian weglowodanowych, zmieniajgc
je na ,,niewyrownanq cukrzyce”, a takze dodanie 2 nowych kryteriow: pseudo
tumor cerebri i ztuszczenia nasady kosci udowej.

4. Modyfikacja badar wykonywanych podczas kwalifikacji do programu.

5. Modyfikacja badan wykonywanych w ramach monitorowania leczenia,
pozostawiajgc bez zmian czestotliwos¢ monitorowania, tj. co 30 dni
w stadium 3-4 choroby, co 90, po 90 dniach i co 365 dni.

Dokonana przez ekspertow catosciowa i wieloczynnikowa ocena wptywu
wszystkich zmian w programie lekowym B.38 wskazuje na przewidywane
zwiekszenie populacji pacjentdow o fqcznie 10,2 — 11,7%.

Analiza wpfywu na budzet wykazatfa, ze zaproponowane zmiany w programie
lekowym B.38 bedq zwiqgzane z dodatkowymi wydatkami ptfatnika publicznego
na poziomie 113 tys. zt w | roku oraz 115 tys. zt w Il roku analizy (wariant
podstawowy prognozy).

W wariancie minimalnym prognozy, wydatki pfatnika publicznego bedqg
ksztattowac sie na poziomie 96 tys. zt w | roku i 98 tys. zt w Il roku, natomiast
w wariancie maksymalnym - wydatki ptatnika publicznego bedq wynosi¢ 130
tys. zt wlroku i 133 tys. zt w Il roku.

Gtowne argumenty decyzji:

e Zmiany ujednolicajq i aktualizujg zapisy programu lekowego wzgledem
wytycznych klinicznych i aktualnej praktyki;

e Pozytywne rekomendacje ekspertow klinicznych;

e Wprowadzone zmiany majq charakter redakcyjny, porzgdkujgcy oraz
standaryzujqcy.

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 31s ust. 6 pkt 4 ustawy z 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki zdrowotne;j
finansowanych ze s$rodkéw publicznych (Dz. U. z 2025 r. poz. 1461), z uwzglednieniem opracowania
nr: OTAP.4121.1.2026 ,Opracowanie dotyczace oceny zasadnos$ci wprowadzenia zmian w ramach programu
lekowego B.38 »Leczenie niskorostych dzieci z przewlektg niewydolnoscig nerek (PNN) (ICD-10 N18)«”; data
ukonczenia: 6 maja 2026 r.



Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 62/2026 z dnia 11 maja 2026 roku
w sprawie zasadnosci wydawania zgdd na refundacje leku
Kygevwvi (doxecitine and doxribtimine) we wskazaniu:
deficyt kinazy tymidynowe;j 2

Rada Przejrzystosci uznaje za niezasadne wydawanie zgod na refundacje leku
Kygewvi (doxecitine and doxribtimine) proszek do sporzgdzania roztworu
doustnego w saszetce, 2 g + 2 g; we wskazaniu: deficyt kinazy tymidynowej 2.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Pismem z dnia 05.02.2026, znak PLD.45340.121.2026.1.AD Minister Zdrowia
na podstawie art. 39 ust. 3 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekow,
srodkow spoZzywczych specjalnego przeznaczenia Zywieniowego oraz wyrobow
medycznych (Dz.U. z 2025 r., poz. 907 z pdzn. zm) zlecit zbadanie zasadnosci
wydawania zgody na refundacje produktu leczniczego: Kygevvi (doxecitine and
doxribtimine) proszek do sporzqdzania roztworu doustnego w saszetce, 2g +2 g;
we wskazaniu: deficyt kinazy tymidynowej 2.

Produkt leczniczy Kygevvi nie jest dopuszczony do obrotu na terytorium
Rzeczpospolitej Polskiej. Cena wnioskowanego opakowania leku to 16 438,5 5.
Do tej pory lek nie byt sprowadzany przez Ministerstwo Zdrowia.

Produkt leczniczy KYGEVVI jest wskazany do stosowania w leczeniu dzieci
i dorostych pacjentow z genetycznie potwierdzonym niedoborem kinazy
tymidynowej 2 (TK2d), u ktorych objawy wystgpity w wieku 12 lat lub wczesnie;.
Podstawowy mechanizm dziatania doksecytyny i doksrybtyminy polega
na wtgczaniu nukleozyddow deoksycytydyny (dC) i deoksytymidyny (dT) do kwasu
deoksyrybonukleinowego (DNA) mitochondriow miesni szkieletowych w celu
przywrocenia liczby kopii mitochondrialnego DNA i poprawy czynnosci miesni
szkieletowych u pacjentow z TK2d. Doksecytyna | doksrybtymina
prawdopodobnie wykorzystujq resztkowq aktywnos¢ TK2, a takze szlaki
fosforylacji cytozolowej, takie jak kinaza tymidynowa 1 i kinaza
deoksycytydynowa, w celu zwiekszenia stezenia prekursoréow mitochondrialnego
DNA, trifosforanu  deoksycytydyny i  trifosforanu  deoksytymidyny
w mitochondriach.
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NIP 525-23-47-183 REGON 140278400 /AOQTMIT_ePUAP/SkrytkaESP email: sekretariati@aotm.gov.pl
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Dawkowanie produktu leczniczego KYGEVVI ustala sie na podstawie masy ciata
pacjenta i indywidualnej tolerancji pacjenta, do maksymalnej zalecanej dawki
podtrzymujgcej wynoszgcej 400 mg/kg mc./dobe doksecytyny
i 400 mg/kg mc./dobe doksrybtyminy. Produkt leczniczy KYGEVVI nalezy
przyimowac codziennie w 3 rownych dawkach podczas positku.

Szacuje sie, ze czestos¢ wystepowania choroby w postaci miopatycznej wynosi
<l1na 1 000 000. Dane z przeglgdu pismiennictwa wskazujg, Ze czestosc¢
wystepowania TK2d moze wynosi¢ okoto 1,64 na 1 000 000 populacji. Badania
obserwacyjne sugerujg, Ze wiekszos¢ pacjentow z TK2d stanowiq dzieci,
a poczqtek choroby najczesciej przypada na wczesne lata zycia (zwykle przed 5.
rokiem Zycia, a w wielu przypadkach przed 12. rokiem zycia).

Aktualnie nie istniejq alternatywne wzgledem Kygevvi, aktywne sposoby leczenia
TK2D. Do niedawna postepowanie w TK2d byto ograniczone gtdwnie do leczenia
objawowego: wspomaganie oddychania, Zywienie dojelitowe oraz rehabilitacja
i zaopatrzenie w sprzet ufatwiajgcy poruszanie sie. Obecnie dostepny jest
lek Kygewvi  (doxecitine/doxribtimine) wskazany w leczeniu pacjentow
pediatrycznych i dorostych z genetycznie potwierdzonym TK2d, u ktdrych
poczqtek objawow wystgpit <12 r.z. Opieka nadal wymaga podejscia
wielodyscyplinarnego i obejmuje monitorowanie oraz leczenie powiktan
oddechowych, wsparcie zywieniowe i systematyczngq fizjoterapie.

Pozwolenie na dopuszczenie tego produktu leczniczego do obrotu (30.01.2026 r.
[EMA/CHMP/384297/2025]) wydano w ,,wyjgtkowych okolicznosciach”.

Dowody naukowe

Niedobor kinazy tymidynowej 2 (TK2D, ang. thymidine kinase 2 deficiency), znany
rowniez jako ,zespot wyczerpania mitochondrialnego DNA, postac¢ miopatyczna”
lub ,zespot wyczerpania mitochondrialnego DNA typu 2”, jest rzadkq chorobg
genetyczng, ktora wptywa gfédwnie na miesnie. Objawy mogqg obejmowac
ostabienie miesni o roznym nasileniu, jednak ciezkosc, wiek poczgtku oraz tempo
postepu choroby sq rdzne u kazdego pacjenta. Najczesciej wystepuje narastajgce
z czasem ostabienie miesni koriczyn gornych i dolnych. Do innych, czestych
objawdw nalezq trudnosci z oddychaniem, ostabienie miesni gatkoruchowych
oraz problemy z Zzuciem i potykaniem. U niektorych osob objawy moggq byc ciezkie
juz we wczesnym dziecinstwie, podczas gdy u innych choroba postepuje wolniej.
TK2D jest spowodowany mutacjami w genie TK2, ktory odpowiada
za prawidtowe funkcjonowanie mitochondriow.

W  badaniach  rejestracyjnych  (Dominguez-Gonzdlez  2025) analiza
retrospektywna dokumentacji oraz dalsza obserwacja w otwartym badaniu
kontynuacyjnym wskazywaty, Ze leczenie pirymidynowymi
nukleozydami/nukleotydami wiqze sie z korzystniejszym przebiegiem choroby
u pacjentow z TK2d w poréwnaniu z danymi populacji. W szczegdlnosci
obserwowano sygnat poprawy w zakresie przeZycia oraz stabilizacji
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lub odwracania  niekorzystnej  trajektorii  klinicznej — mierzonej  utratq
i odzyskiwaniem funkcji ruchowych. Réwnolegle u czesci pacjentow widoczna
byta stabilizacja albo zmniejszenie zapotrzebowania na wsparcie oddechowe
oraz mozliwos¢ ograniczenia wsparcia zywieniowego, co sugerowato korzystny
wplyw terapii na funkcje opuszkowe i oddechowe. Profil bezpieczeristwa w tych
analizach byt zasadniczo akceptowalny, a dominujqce dziatania niepozgdane
dotyczyty przewodu pokarmowego, zwykle mozliwe do opanowania modyfikacjg
dawki i bez koniecznosci trwatego odstawienia leczenia, przy jednoczesnym
monitorowaniu parametrow wgtrobowych.

W badaniu Dominguez-Gonzdlez 2019 wyniki u pacjentow z ciezkq postacig
o wczesnym poczgtku byty lepsze niz w danych historycznych nieleczonych,
a u pacjentow z pozniejszym poczgtkiem choroby najczesciej obserwowano
stabilizacje lub poprawe parametrow klinicznych. Zgtaszano odzyskiwanie
samodzielnego chodzenia u czesci chorych, mozliwos¢ rezygnacji z Zywienia
dojelitowego oraz poprawe lub stabilizacje w zakresie oddychania, czemu
towarzyszyta poprawa w testach/skalach funkcji motorycznych u ocenianych
pacjentow oraz spadek podwyzszonych wyjsciowo biomarkerow (m.in. GDF-15).
Najczestszym dziataniem niepozgdanym pozostawatfa biegunka zalezna
od dawki, natomiast w dodatkowo opisanej grupie pacjentow sporadycznie
obserwowano odwracalne podwyzZszenia enzymow wgtrobowych, ustepujgce
po przerwaniu terapii i moggce nawracac po ponownym wigczeniu leczenia.

Problem ekonomiczny

Oceniany produkt leczniczy nie byt wczesniej sprowadzany do Polski w ramach
importu docelowego. Prognozowane wydatki na finansowanie Kygevvi w ramach
importu docelowego wynoszq w horyzoncie 2 lat dla 1 pacjenta od 2,8 min PLN
do 11,22 min PLN (w zaleznosci od masy chorego).

Glowne argumenty decyzji:

e Brak dfugoterminowych danych z badan klinicznych;

e Terapia poza aktualnymi rekomendacjami i wytycznymi klinicznymi;
o Wysoki koszt terapii;

Uwaga Rady

Rada sugeruje ztozenie wniosku refundacyjnego dla tego preparatu.
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Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 31h ust. 2 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) oraz
wzw. zart. 39 ust. 3 ustawy z 12 maja 2011 r. o refundacji lekow, srodkéw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U.z 2025 r. poz. 907 z pézn. zm.), z uwzglednieniem
opracowania: nr OTAD.414.1.2026 ,Kygevvi (doxecitine and doxribtimine) we wskazaniu: deficyt kinazy
tymidynowej 2”; data ukoniczenia: 7 maja 2026 r.



Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 81/2026 z dnia 11 maja 2026 roku
w sprawie objecia refundacjg lekdw zawierajgcych substancje czynng
abemacyklib zakresie wskazan do stosowania lub dawkowania,
lub sposobu podawania odmiennych niz okreslone
w Charakterystyce Produktu Leczniczego

Rada Przejrzystosci uznaje za niezasadne objecie refundacjq lekow zawierajgcych
substancje czynnqg abemacyklib we wskazaniu: leczenie pooperacyjne
(adjuwantowe) abemacyklibem w skojarzeniu z hormonoterapiq raka piersi
z wysokim ryzykiem nawrotu, u dorostych pacjentow we wczesnym stadium raka
piersi wykazujgcego ekspresje receptora hormonalnego i niewykazujgcego
ekspresji receptora typu 2. dla ludzkiego naskdrkowego czynnika wzrostu.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Abemacyklib jest silnym i wybidorczym inhibitorem zaleznych od cyklin kinaz typu
4. i 6. (CDK4 i CDK6), a w analizach enzymatycznych najsilniej hamuje cykline
D1/CDK4. Abemacyklib uniemozliwia fosforylacje biatka retinoblastomy
(ang. retinoblastoma protein, Rb), blokujgc w cyklu komdrkowym przejscie
od fazy G1 do fazy S podziatow komodrkowych, co prowadzi do zahamowania
rozrostu guza.

Aktualnie zgodnie z Obwieszczeniem MZ z dnia 17 marca 2026 r. w sprawie
wykazu lekow, srodkow spoZzywczych specjalnego przeznaczenia Zywieniowego
oraz wyrobow medycznych na 1 kwietnia 2026 r. w Polsce finansowany jest
1 produkt leczniczy zawierajqgcy abemacyklib (Verzenios w 3 dawkach, tj. 50, 100
i 150 mg) we wskazaniach zarejestrowanych:

e w leczeniu przerzutowego lub miejscowo zawansowanego (gdy radykalne
leczenie miejscowe jest nieskuteczne lub niemozliwe do zastosowania) raka
piersi;

e w leczeniu pooperacyjnym (adjuwantowym) w skojarzeniu z hormonoterapiq
HR+, HER2-ujemnego raka piersi z wysokim ryzykiem nawrotu okreslonym
klinicznie lub patomorfologicznie.

Niniejsza opinia dotyczy rozszerzenia populacji refundacyjnej  drugiego

wskazania.

ul. Przeskok 2, 00-032 Warszawa Elektroniczna skrzynka podawcza: tel. +48 22101 46 00 www.aotm.gov.pl
NIP 525-23-47-183 REGON 140278400 /AOQTMIT_ePUAP/SkrytkaESP email: sekretariati@aotm.gov.pl
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Alternatywngqg refundowangqg technologie medyczng stosowanq w analizowanym
wskazaniu stanowi rybocyklib w skojarzeniu z inhibitorem aromatazy. Ponadto
w sytuacji, gdy zastosowanie inhibitora CDK 4/6 nie jest mozZliwe, podstawowq
opcjqg terapeutycznq jest hormonoterapia. Zgodnie z aktualnymi zaleceniami
praktyki klinicznej w takich przypadkach stosuje sie inhibitory aromatazy,
zarowno niesteroidowe (letrozol, anastrozol), jak i steroidowy (eksemestan),
a takze tamoksyfen. W omawianym wskazaniu refundacjg w Polsce objete
sq letrozol, anastrozol oraz tamoksyfen.

W zleceniu MZ zawarto dodatkowqg prosbe o zajecie stanowiska w sprawie
zasadnosci ujednolicenia zapisow dla obu cyklibow (abemacyklibu i rybocyklibu)
w kolumnie 2, pkt 1.2, Leczenie wczesnego HR-dodatniego, HER2 -ujemnego raka
piersi”, w szczegdlnosci w zakresie zapisu: ,Rozpoczecie terapii abemacyklibem
albo rybocyklibem powinno mie¢ miejsce nie pdzZniej niz 12 miesiecy
od rozpoczecia  hormonoterapii  neoadjuwantowej lub  uzupetniajgcej
(po radykalnym leczeniu operacyjnym)”.

Dowody naukowe

Odnaleziono 1 badanie rejestracyjne RCT Il fazy: monarchE, w ktdrym oceniano
skutecznos¢ i bezpieczenstwo abemacyklibu stosowanego jako terapia
adjuwantowa w leczeniu HR+/HER- wczesnego raka piersi. Kohorta nr 2 z tego
badania obejmuje czes¢ wnioskowanej populacji off-label.

Nie odnaleziono Zadnych dowodow dotyczqcych oceny skutecznosci
i bezpieczenstwa stosowania abemacyklibu w populacji pacjentow z HR+/HER-
wczesnym rakiem piersi, bez zajetych weztow chfonnych. Nie odnaleziono
zadnych opracowan wtornych dotyczgcych oceny skutecznosci i bezpieczenstwa
stosowania abemacyklibu we wnioskowanej populacji off-label.

Wszystkie dotychczas opublikowane wyniki dla kohorty 2 z badania monarchE
byty niedojrzate. Nie wykazano IS rdznic dla zadnego z ocenianych punktow
koricowych. Dane dla najdtuzszego okresu obserwacji pochodzq z publikacji
Johnston 2026 (mediana okresu obserwacji: 6,3 lat):

Kohorta 2.: Wyniki nieistotne statystycznie

e OS: 15/253 (5,9%) w ABEMA + HTH vs 16/264 (6,1%) w HTH; HR=0,966
(95%Cl: 0,468; 1,992), p=0,92463.

e [DFS: trend liczbowo korzystny dla ABEMA + HTH vs HTH; HR=0,797 (95% CI:
0,508; 1,252), p=0,32478.

e DRFS: trend liczbowo korzystny dla ABEMA + HTH vs HTH; HR=0,902 (95% CI:
0,541; 1,505), p=0,69293.

Dodatkowo w publikacji Royce 2022, w ktdrej przedstawiono podsumowanie

decyzji rejestracyjnej FDA dla stosowania abemacyklibu u pacjentow z wczesnym
rakiem piersi wskazano, iz u pacjentow leczonych abemacyklibem w skojarzeniu
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z HTH wystepowato wiecej dziatan niepozqdanych niz u pacjentdow leczonych
wyfqcznie HTH. Na podstawie aktualnych danych dostepnych do oceny
nie uznano, aby to dodatkowe ryzyko zwiqgzane z dziataniami niepozqgdanymi byfto
uzasadnione w przypadku pacjentow z kohorty 2.

W badaniu monarchE powazne dziatania niepozgdane bez wzgledu na przyczyne
byty zgtaszane w odniesieniu do wszystkich pacjentow, ktorzy rozpoczeli faze
follow-up. Wyzsze wskaZniki zaobserwowano w grupie HTH (7,3%) w poréwnaniu
z ABEMA+HTH (6,5%) gtownie z powodu wiekszej liczby zakazen i zaburzen
zotgdkowo-jelitowych w ramieniu HT. Ogdlnie stosowanie ABEMA+HTH
w porownaniu do HTH wiqzato sie z niekorzystnym profilem bezpieczeristwa
w ramach wszystkich zdarzen niepozgdanych, ktdre wystqgpity u co najmniej 15%
uczestnikow badania, z wyjgtkiem bdlu stawdw oraz uderzen gorgca, gdzie
odnotowano istotq statystycznie mniejszq szanse na wystgpienie zdarzenia
niepozgdanego. Szansa na wystgpienie dowolnego AE byta ponad 7-krotnie
wieksza w grupie pacjentow stosujgcych ABEMA+HTH, gdzie wystqgpity niemal
u wszystkich pacjentow w poréwnaniu do grupy kontrolnej (HTH: 89%), rdoznice
obserwowane miedzy porownywanymi grupami byfy istotne statystycznie
[OR=7,65 (95% CI: (5,57; 10,51), NNH=10,49]. W przypadku wystepowania AEs 3.
stopnia nasilenia rowniez odnotowano istotnq statystycznie ponad 4-krotnie
wiekszq szanse u pacjentow otrzymujgcych ABEMA+HTH vs HTH (OR=4,62 (95%
Cl: 4,07; 5,24) NNH=3,28].

Warto takze zwrdci¢ uwage na znacznie czestsze wystepowanie biegunek (w tym
o nasileniu 3. stopnia) u pacjentow stosujgcych ABEMA. Wykazano ponad 50-
krotnie wiekszq szanse wystqgpienia biegunki, a podanie ABEMA 13 pacjentom
zwigzane byto z 10 dodatkowymi pacjentami, u ktorych wystgpi objaw. Rowniez
w przypadku biegunki o 3. stopniu nasilenia, stosowanie ABEMA+HTH wiqgzato
sie z niemal 40-krotnie wiekszq szansqg na wystqgpienia zdarzenia w porownaniu
do terapii HTH. Nalezy mie¢ na uwadze, iz w poczqgtkowym etapie stosowania
ABEMA wystepujqce biegunki o wyzszych stopniach nasilenia wymagaty leczenia,
a takze redukcji lub wstrzymania dawki ABEMA.

Wytyczne kliniczne

W wyniku wyszukiwania wifgczono nastepujgce dokumenty opisujgce wytyczne:
NCCN 2025 - edycja polska, NCCN 2026, ASCO 2024, ESMO 2024, NICE 2025.
We wszystkich wskazano, ze podstawq leczenia adjuwantowego u chorych
na HR+/HER2- raka piersi jest hormonoterapia (HTH), a u czesci chorych,
w zaleznosci od ryzyka nawrotu, stosuje sie rowniez chemioterapie.

Abemacyklib w leczeniu adjuwantowym jest rekomendowany do rozwazenia
jako intensyfikacja terapii u pacjentek z HR+/HER2- wczesnym rakiem piersi
o wysokim ryzyku nawrotu: w NCCN (2-letnie leczenie w skojarzeniu z HTH
u chorych wysokiego ryzyka), w ASCO (2 lata + HTH 25 lat u pacjentek
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spetniajgcych kryteria populacji ITT monarchE), w ESMO (do rozwazenia przez
2 lata + HTH u chorych ze stadium Ill lub wysokiego ryzyka stadium Il) oraz w NICE
(abemacyklib + HTH jako opcja u pacjentek z zajetymi weztami chtonnymi,
o wysokim ryzyku,).

Pozostate elementy postepowania wymieniane w opisanych wytycznych
obejmujq: rybocyklib (adjuwantowo w okreslonych populacjach ryzyka),
wykorzystanie 21-genowego testu RT-PCR do wsparcia decyzji o chemioterapii
(NCCN 2025: ,rozwazy¢ w przypadku dostepnosci”; NCCN 2026: ,stanowczo
rozwazyc¢”), a takze olaparyb u pacjentow z mutacjq gBRCA1/2m oraz
bisfosfoniany u kobiet bez czynnosci jajnikow (ESMO).

Dodatkowo w ramach wyszukiwania odnaleziono rowniez rekomendacje
dotyczqce szczegotow stosowania inhibitorow CDK4/6 w ramach terapii
adjuwantowej wczesnego raka piersi [O’Keefe 2024 i Jerzak 2025]. Ich tresc jest
zgodna z opisanymi wytycznymi.

W zadnym z dokumentow nie przedstawiono zalecen dla  stosowania
abemacyklibu w ramach ocenianego wskazania off-label.

W zakresie oceny zasadnosci ujednolicenia zapisow dla obu cyklibow
(abemacyklibu i rybocyklibu), w szczegdlnosci w zakresie zapisu: ,, Rozpoczecie
terapii abemacyklibem albo rybocyklibem powinno mie¢ miejsce nie poZniej
niz12  miesiecy od rozpoczecia  hormonoterapii  neoadjuwantowej
lub uzupetniajgcej (po radykalnym leczeniu operacyjnym)”, w Zadnej
z odnalezionych publikacji nie przedstawiono informacji na temat rozpoczecia
terapii abemacyklibem nie poZniej niz 12 miesiecy od rozpoczecia hormonoterapii
neoadjuwantowej lub uzupetniajgcej (po radykalnym leczeniu operacyjnym) —
czyli zgodnie z aktualnymi warunkami stosowania rybocyklibu. W badaniu
monarchE terapie abemacyklibem rozpoczynano nie pdzniej niz 3 miesigce
od rozpoczecia  hormonoterapii  neoadjuwantowej lub  uzupetniajgcej
(po radykalnym leczeniu operacyjnym).

Glowne argumenty decyzji:

e Niedojrzate wyniki badan pokazujq brak IS réznic dla kazdego z ocenianych
punktow koricowych przy zastosowaniu terapii abemacyklibem w porownaniu
Z hormonoterapiq;

e Brak wytycznych klinicznych dla  stosowania abemacyklibu w ramach
ocenianego wskazania off-label;

e Niekorzystny profil bezpieczeristwa abemacyklibu;

e Brak uzasadnienia  merytorycznego dla  ujednolicenia  zapisow
dla abemacyklibu i rybocyklibu.
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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 pdzn. 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), z uwzglednieniem opracowania nr: OTAD.415.3.2026 , Abemacyklib we wskazaniu: leczenie
pooperacyjne (adjuwantowe) abemacyklibem w skojarzeniu z hormonoterapia raka piersi z wysokim ryzykiem
nawrotu, u dorostych pacjentdw we wczesnym stadium raka piersi wykazujgcego ekspresje receptora

hormonalnego i niewykazujgcego ekspresji receptora typu 2. dla ludzkiego naskérkowego czynnika wzrostu”;
data ukonczenia: 7 maja 2026 r.



Rada Przejrzystosci
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Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 82/2026 z dnia 11 maja 2026 roku
o projekcie programu ,,Program polityki zdrowotnej wojewoddztwa
mazowieckiego w zakresie przeciwdziatania zespotowi stresu
pourazowego (PTSD)”

Rada Przejrzystosci negatywnie opiniuje projekt programu polityki zdrowotnej
,Program polityki zdrowotnej wojewddztwa mazowieckiego w zakresie
przeciwdziatania zespotowi stresu pourazowego (PTSD)”.

Uzasadnienie

Przedmiotem oceny jest PPZ zaplanowany do realizacji przez woj. mazowieckie.

W ramach programu zaplanowano realizacje dziatan takich jak:

e psychoedukacja (obowigzkowa dla wszystkich uczestnikow 2-6 spotkan,
12 godzin/ 2x45 min) w formie wyktadow potgczonych z warsztatami
w grupach 5-12 osob;

e badania przesiewowe w kierunku PTSD przy wykorzystaniu narzedzi takich
jak: PTSD-Checklist (PCL-5) oraz Skali Oceny Ryzyka Samobdjstwa
z Uniwersytetu Columbia (dla chetnych);

e sesje terapeutyczne (12 sesji terapeutycznych oraz 1 podsumowujgca,
max 20 sesji na uczestnika);

e superwizje dla terapeutow (1 superwizia w miesigcu indywidualna
lub grupowa dla psychoterapeutow, ktorzy przeprowadzili juz m.in. jedng
sesje terapeutycznqg w ramach programu.

Program bed_zie skierowany do trzech grup.
1. Grupe | stanowic bedg m.in.:

e Strazacy (PSP i OSP);
e Personel medyczny (ratownicy medyczni, pielegniarze, pielegniarki,
lekarze oraz pracownicy socjalni).
2. Grupe Il bedg stanowic ofiary przestepstw, wypadkow drogowych, klesk
zywiotowych, konfliktow zbrojnych.
3. Grupe lll stanowic bedq pozostali petnoletni mieszkancy woj. mazowieckiego.

ul. Przeskok 2, 00-032 Warszawa Elektroniczna skrzynka podawcza: tel. +48 22101 46 00 www.aotm.gov.pl
NIP 525-23-47-183 REGON 140278400 /AOQTMIT_ePUAP/SkrytkaESP email: sekretariati@aotm.gov.pl
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tgcznie ze wszystkich grup ok. 399 lub 698 0s0b.

Czas realizacji programu - 2026-2028.

Budzet programu — 2 000 000 zt (2026 — 280 000 zt, 2027 — 1 200 000 zt, 2028 —
520 000 zt) ze srodkow wtasnych wojewddztwa.

Koszt uczestnictwa we wszystkich interwencjach na uczestnika wynosi 4 911 zt/os
(obowigzkowych i dodatkowych). W razie brakiem zainteresowania udziatem
w programie mieszkaricow Mazowsza budzet programu moze by¢ zmniejszony.
Gtownym zatoZzeniem projektu jest podniesienie lub utrzymanie wysokiego
poziomu wiedzy na temat PTSD wsrdd 70% osob uczestniczqcych w programie.
Cel wydaje sie mozliwy do realizacji ze wzgledu na zaplanowane dziatania
edukacyjne.

Swiadczenia gwarantowane obejmujq opieke nad osobami z rozpoznaniem
zaburzen psychicznych zgodnie z obowiqzujgcq klasyfikacjq ICD-10, przy czym
ICD-11 znajduje sie w fazie wdrozenia w polskim systemie ochrony zdrowia.
Do tej grupy nalezq m.in. zaburzenia z kategorii 6B40-6B42 — zaburzenie
zwigzane ze stresem, w tym zespot stresu pourazowego (PTSD).

Eksperci kliniczni sq zgodni co do potrzeby finansowania programu w zwigzku
z narazeniem na zespot stresu pourazowego.

Agencja opiniowata projekt Programu woj. mazowieckiego p.n. Program polityki
zdrowotnej w zakresie wsparcia ratownikow medycznych z woj. mazowieckiego
w zwiqzku z narazeniem na zespot stresu pourazowego na lata 2019-2021. Prezes
Agencji wydat negatywna opinie nr. 42/2019 z dn. 29 marca 2019 r.

W ocenianym PPZ nie uwzgledniono nastepujgcej uwagi z opinii Prezesa Agencji:
e w tresci projektu nie opisano dziatar informacyjno-promocyjnych.

Pozostate uwagi zostaty uwzglednione.

Gtodwne arqumenty decyzji:

e Whnioskodawca nie przedstawit uzasadnienia do podanej wartosci docelowej;

® Przy mierniku nr 2 wskazano wartos¢ docelowqg na poziomie min. 70%,
natomiast w odpowiadajgcym mu celu szczegéfowym wskazano na wartosc
docelowq 65%,;

e W tresci projektu wnioskodawca nie oszacowat populacji docelowej
kwalifikujgcej sie do programu. Nie wskazano liczby osob, ktdre zostang
objete PPZ;

e Nie wiadomo na jakiej podstawie zostaty przedstawione w budzecie zatozenia
dotyczgce objecia programu 100% lub 50% uczestnikdow;

e Whnioskodawca zdawkowo opisat superwizje dla psychoterapeutow biorgcych
udziat w programie;

e Program nie zawiera opisu sposobu informowania o mozliwosci w jego
udziale;
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e Jeden ze wskaznikdw monitorowania odnosi sie bardziej do ewaluacji;

e Nie przedstawiono szacunku dotyczqcego mozliwej ilosci planowanych
superwizji oraz szacowanych kosztow catkowitych przeznaczonych
na to dziatanie.

Uwaga Rady

W sytuacji, gdy zespot stresu pourazowego wynika z wykonywanego zawodu,
opieka medyczna powinna by¢ organizowana przez pracodawce.

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.451.22.2026 , Program polityki zdrowotnej wojewddztwa mazowieckiego
w zakresie przeciwdziatania zespotowi stresu pourazowego (PTSD)”; data ukonczenia: maj 2026 oraz raportu
nr: 0T.441.12.2019 pn. ,Program polityki zdrowotnej w zakresie wsparcia ratownikéw medycznych
z wojewddztwa mazowieckiego w zwigzku z narazeniem na zespoét stresu pourazowego na lata 2019-2021”
ze stycznia 2019r.



Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 83/2026 z dnia 11 maja 2026 roku
o projekcie programu ,,Program polityki zdrowotne;j
w zakresie wczesnego wykrywania wad wzroku wsréd
dzieci w todzi pn. »Widze lepiej«”

Rada Przejrzystosci negatywnie opiniuje projekt programu polityki zdrowotnej
,Program polityki zdrowotnej w zakresie wczesnego wykrywania wad wzroku
wsrod dzieci w todzi pn. »Widze lepiej«”.

Uzasadnienie

Przedmiotem oceny jest projekt programu polityki zdrowotnej zaplanowany
do realizacji przez Miasto tddz: Program polityki zdrowotnej w zakresie
wczesnego wykrywania wad wzroku wsrod dzieci w todzi pn. ,Widze lepiej”. Lata
realizacji PPZ: 2026-2028. Catkowity koszt PPZ zostat oszacowany na 515 000 zt.
Program ma zostac sfinansowany z budzetu Miasta todz.

Celem gtéownym programu jest: Zwiekszenie w trakcie trwania programu
o0 co najmniej 5% odsetka dzieci — uczniow klas drugich publicznych szkot
podstawowych na terenie todzi, u ktorych wykryto wady wzroku wymagajgce
korekty lub dalszej diagnostyki w ramach NFZ. Projekt przewiduje takze
1 cel szczegotowy.

Program bedzie skierowany do dzieci uczeszczajgcych do klas Il publicznych szkot
podstawowych na terenie Miasta todzi. Jak wskazat wnioskodawca - wybor
tej grupy wiekowej wynika z rekomendacji ekspertow Polskiego Towarzystwa
Okulistycznego oraz Polskiego Towarzystwa Pediatrycznego w sprawie
przesiewowych badan wzroku u dzieci. Wedtug danych Wydziatu Edukacji Urzedu
Miasta todzi w roku szkolnym 2025/2026 do klas Il tédzkich publicznych szkot
podstawowych uczeszcza 5 340 dzieci. Whnioskodawca przyjgt zgtaszalnosc
do programu w zakresie dziatarn diagnostycznych na poziomie co najmniej 60%
ww. liczby (w catym okresie realizacji PPZ - ok. 6 210 dzieci). W odniesieniu zas
do dziatan edukacyjnych uczniow przewiduje sie objecie tymi dziataniami
ok. 10 000 dzieci w catym okresie trwania PPZ. Dziatania edukacyjne skierowane
bedq rowniez do nauczycieli uczniow klas drugich. Oszacowano, ze w kazdym
roku bedzie to ok. 100 nauczycieli. Adresatami dziatarn edukacyjnych bedg
rowniez rodzice/opiekunowie uczniow Il klas tédzkich szkét podstawowych.
Oszacowano, ze w kazdym roku realizacji programu bedzie to ok. 5.000 osdb.

ul. Przeskok 2, 00-032 Warszawa Elektroniczna skrzynka podawcza: tel. +48 22101 46 00 www.aotm.gov.pl
NIP 525-23-47-183 REGON 140278400 /AOQTMIT_ePUAP/SkrytkaESP email: sekretariati@aotm.gov.pl
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W zakresie zaplanowanych interwencji projekt PPZ zaktada:

Dziatania informacyjno-edukacyjne adresowane do rodzicow/opiekunow
dzieci. Realizowane bedq gfdwnie na terenie szkdf, w ktorych prowadzone
bedq badania przesiewowe wzroku u dzieci. Dziatania edukacyjne bedqg
prowadzone gtownie w formie materiatow informacyjno-edukacyjnych,
w tym plakatow oraz ulotek. Dodatkowo przewidziano wykorzystanie
kanatow elektronicznych do dystrybucji tresci edukacyjnych (Internet,
za posrednictwem dziennika elektronicznego). W projekcie zaplanowano
rowniez weryfikacje poziomu wiedzy rodzicow/opiekunéw prawnych przy
pomocy post-testu.

Dziatania edukacyjne skierowane do nauczycieli/wychowawcow uczniow klas
Il, ktorzy zostang zaangazowani w realizacje programu, co jednak wymaga
uprzednio zwiekszenia wfasnej wiedzy na temat wad wzroku u dzieci.
W trakcie spotkan z rodzicami nauczyciele przekazqg informacje dotyczgce
programu, udostepniq materiaty edukacyjne oraz bedqg odpowiedzialni
za dystrybucje i zbieranie zgod na udziat dzieci w badaniach diagnostycznych
realizowanych w ramach programu. Drugim obszarem bedzie prowadzenie
dziatan edukacyjnych skierowanych bezposrednio do uczniow klas drugich.
Nauczyciele przeprowadzq pogadanki dotyczgce problemow ze wzrokiem
oraz zachowan sprzyjajgcych jego ochronie. Zajecia te bedq realizowane
woparciu o materiaty dydaktyczne przygotowane przez organizatora
programu (Urzqd Miasta todzi). Materiaty te zostang opracowane przez
lekarza okuliste.

Dziatania edukacyjne skierowane do ucznidw. Realizowane bedq w formie
pogadanek prowadzonych na terenie szkdt przez nauczycieli. Zakres
tematyczny edukacji obejmowac bedzie m.in. zagadnienia zwigzane
zrodzajami wad wzroku, czynnikami ryzyka ich wystgpienia, metodami
diagnostyki, a takze mozliwosciami leczenia i korekcji zaburzen widzenia.
Przed rozpoczeciem pogadanki oraz po jej zakoriczeniu nauczyciel
przeprowadzi krotki sprawdzian wiedzy w formie ustnych pytan, na ktdre
uczniowie bedq odpowiadac poprzez podniesienie reki.

Badanie przesiewowe wzroku u dziecka, ktore, na terenie szkoty,
przeprowadzi lekarz okulista lub optometrysta. Wnioskodawca przewidziat
nastepujqgce badania: badanie ostrosci wzroku przy uzyciu przenosnych tablic,
ocene widzenia barw (test Ishikary), test Hirschberga, test cover/uncover,
badanie ostrosci wzroku przy uZyciu autorefraktometru pod kqtem doboru
korekcji okularowej.

Dziecko zakonczy udziat w programie po wykonaniu badania przesiewowego
i otrzymaniu informacji o jego wyniku. W przypadku stwierdzenia wady wzroku
lub podejrzenia wady wzroku rodzice/opiekunowie dziecka otrzymajq informacje
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o stwierdzonych wadach i zalecenia dotyczqgce dalszego postepowania, wraz
z informacjq gdzie mogq skorzystac z leczenia w ramach finansowania przez NFZ.
Rodzice/opiekunowie dziecka mogqg w kazdym momencie zdecydowac
o0 zakoriczeniu udziatu dziecka w programie. Udziat dziecka w programie,
pomimo wyrazonej zgody rodzica/opiekuna, moze zostac zakoriczony ze wzgledu
na wyczerpanie sie puli badan.

Projekt zaktada przeprowadzenie akcji informacyjnej o programie.

Dokonujgc oceny projektu PPZ nalezy wskazac, Ze dotyczy on problemu
zdrowotnego, jakim sq wady wzroku u dzieci.

Wedtug Swiatowej Organizacji Zdrowia, na $wiecie co najmniej 2,2 miliarda ludzi
ma uposledzone widzenie z powodu niewyrownanych wad wzroku. U co najmniej
1 miliarda z nich uposledzeniu wzroku mozna byfoby zapobiec. Gtownymi
przyczynami uposledzenia wzroku i slepoty na swiecie sq m.in. wady refrakcji.
Problem ten dotyczy rowniez w znacznym stopniu populacji dzieci.
Nadwzrocznosc¢ jest najczesciej diagnozowang wadq wzroku u matych dzieci,
w wieku przedszkolnym wystepuje z czestosciq 14%.

Proces rozwoju widzenia u dziecka jest dynamiczny, a najwazniejszy, krytyczny
okres, przypada na pierwsze dwa lata zycia. W przeciwienistwie do 0sob
dorostych, dzieci z jednostronnym, jak rowniez z obustronnym uposledzeniem
widzenia, mogq dobrze funkcjonowac oraz nie sygnalizowac zaburzen w tym
zakresie. Nieprawidfowosci narzqdu wzroku u dzieci najczesciej pozostajq przez
dtugi czas bezobjawowe. Gtownq przyczyng zaburzen widzenia w dziecinstwie
sq wady refrakcji, odpowiedzialne za 56-94% przypadkow niedowidzenia. Rodzaj
wady wzroku wystepujqcej u dzieci jest zwigzany z wiekiem. Wsrdod niemowlgt
przewaza nadwzrocznosc, stopniowo zmniejszajgca sie, az do osiggniecia
normowzrocznosci. Wczesne osiggniecie normowzrocznosci jest czynnikiem
ryzyka rozwoju krotkowzrocznosci. W zaleznosci od rodzaju wady refrakcji i wieku
w jakim wystepuje, powstajq roznego rodzaju utrudnienia funkcjonowania
i rozwoju ogdlnego. Niewyrdwnane wady refrakcji mogq powodowac u dzieci
i mfodziezy opdznienia rozwojowe, problemy spoteczne, zaburzenia w orientacji
przestrzennej, a takze stabsze wyniki w nauce.

Nalezy zaznaczyc, ze pomimo braku wystarczajqcej liczby odpowiedniej jakosci
dowodow wskazujgcych na zasadnos¢ prowadzenia badan przesiewowych
wzroku wsrod dzieci, niektdre towarzystwa naukowe, a takze eksperci kliniczni,
zalecajg przeprowadzanie programow z zakresu profilaktyki wad wzroku
w populacji pediatrycznej. Rekomendacje dot. wieku w jakim powinno
sie wykonywac badania przesiewowe sq jednak bardzo zréznicowane, niemniej
zaplanowana przez wnioskodawce populacja (dzieci w wieku 7-8 lat) znajduje
odzwierciedlenie w czesci rekomendacji. Badania zaproponowane przez
whnioskodawce réowniez znajdujq odzwierciedlenie w rekomendacjach.
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Swiadczenia w zakresie diagnostyki i leczenia wad wzroku u dzieci
sq finansowane ze srodkow publicznych, zgodnie z rozporzqdzeniem Ministra
Zdrowia z dnia 24 wrzesnia 2013 r. w sprawie swiadczern gwarantowanych
z zakresu podstawowej opieki zdrowotnej oraz rozporzqdzeniem Ministra
Zdrowia z dnia 6 listopada 2013 r. w sprawie Swiadczen gwarantowanych
z zakresu ambulatoryjnej opieki specjalistycznej. Zaproponowane w PPZ badania
diagnostyczne nie wykraczajq poza zakres swiadczen gwarantowanych.

W ocenie wnioskodawcy program ma stanowic¢ uzupetnienie swiadczen
gwarantowanych, finansowanych ze srodkdw publicznych.

W miescie todz funkcjonuje 7 podmiotdw leczniczych realizujgcych umowy z NFZ
na swiadczenia w zakresie okulistyki dla dzieci.

Gtowne arqgumenty decyzji:

e Nie przedstawiono wtasciwego uzasadnienia dla przyjetej wartosci docelowej
celu gtownego i uzasadnienia dla celu szczegétowego.

e W projekcie nie przewidziano celdw szczegéfowych dla wszystkich dziatan
opisanych w PPZ.

e Mierniki efektywnosci zostaty sformufowane w sposdb nieprawidtowy.

e Zaproponowany test wiedzy dla rodzicow, ze wzgledu na niski poziom
trudnosci, brak walidacji oraz ograniczony zakres merytoryczny, moze
uniemozliwic¢ obiektywny pomiar poziomu wiedzy.

e Dziatania przewidziane w programie jako ,dziatania edukacyjne” majqg
charakter gtownie informacyjny.

e Dziatania zaplanowane w projekcie okreslone jako ,dziatania edukacyjne
skierowane do nauczycieli/wychowawcdéw uczniow klas II” nie przewidujg
komponentu edukacyjnego skierowanego do tej grupy.

e Zaproponowana forma weryfikacji wiedzy u dzieci, w formie ustnych pytan,
na ktdre uczniowie bedqg odpowiadac¢ poprzez podniesienie reki, budzi
waqtpliwosci.

o Watpliwos¢ budzi fakt prowadzenia pogadanek przez nauczycieli
bez odpowiedniego przygotowania.

e PPZ nie przewiduje zabezpieczenia w celu unikniecia podwdjnego
finansowania swiadczen.

e W mapach potrzeb zdrowotnych wskaznik dostepnosci do procedur na tle
innych wojewddztw wyrdznia sie pozytywnie.
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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.451.21.2026 ,Program polityki zdrowotnej w zakresie wczesnego
wykrywania wad wzroku wsréd dzieci w todzi pn. »Widze lepiej«”; data ukoriczenia: maj 2026 r. oraz Aneksu
,Programy z zakresu profilaktyki i korekcji wad wzroku oraz choréb oczu u dzieci — wspdlne podstawy oceny”
z czerwca 2022 r.



