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Maciej Karaszewski otworzyt posiedzenie o godzinie 10:01.

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

7 0s6b):

Andrzej Dgbrowski
Roman Junik
Maciej Karaszewski
Elzbieta Lanc
Marcin Lipowski
Ewa Obuchowicz
Tomasz Pasierski
Jacek Rubik
Aleksandra Zasada
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Cztonkowie Rady nhieobecni podczas posiedzenia:

1. Robert Bryzek

Proponowany porzgdek obrad:

1. Omdwienie powigzan branzowych i ustalenie ewentualnych konfliktdw intereséw
cztonkéw Rady. Omowienie i przyjecie porzgdku obrad Rady.

2. Przygotowanie stanowiska w sprawie zakwalifikowania Swiadczenia opieki
zdrowotnej Echokardiografia obcigzeniowa - wysitkowa jako Swiadczenia
gwarantowanego.

3. Przygotowanie stanowiska w sprawie zakwalifikowania Swiadczenia opieki
zdrowotnej Tomografia komputerowa serca jako swiadczenia gwarantowanego.

4. Przygotowanie stanowiska w sprawie zakwalifikowania Swiadczenia opieki
zdrowotnej Kompleksowa opieka specjalistyczna nad $wiadczeniobiorcami
leczonymi z powodu otytosci olbrzymiej - w oparciu o doswiadczenia z programu
pilotazowego KOS-BAR jako $wiadczenia gwarantowanego.

5. Przygotowanie stanowiska w sprawie zakwalifikowania Swiadczenia opieki
zdrowotnej Diagnostyka amyloidozy AL jako $wiadczenia gwarantowanego.

6. Przygotowanie stanowiska w sprawie oceny leku Paxneury (guanfacinum)
we wskazaniu: leczenie zespotu nadpobudliwosci psychoruchowej z deficytem
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uwagi (ADHD) u dzieci i mtodziezy w wieku od é do 17 lat, dla ktérych leki

stymulujgce nie sg odpowiednie, nie sq tolerowane lub okazaty sie nieskuteczne,

w terapii dodanej do kompleksowego programu leczenia ADHD.

7. Przygotowanie opinii w sprawie substanciji czynnej wenetoklaks we wskazaniach
pozarejestracyjnych:

e leczenie 1. linii w skojarzeniu z azacytydyng (do podania podskérnego)
pediatrycznych pacjentéw w wieku od 3 miesiecy z nowo rozpoznang ostrg
biataczkg szpikowq, niekwalifikujgcych sie do standardowej chemioterapii
indukujgcej,

e leczenie od 2. linii w skojarzeniu z azacytydyng (do podania podskdérnego)
pediatrycznych pacjentdw w wieku od 3 miesiecy z ostrq biataczkg szpikowq,

e leczenie w skojarzeniu z azacytydyng (do podania podskérnego)
PO przeszczepieniu komorek krwiotwoérczych (HSCT) u pediatrycznych
pacjentdw w wieku od 3 miesiecy z ostrg biataczkqg szpikowq z grupy bardzo
wysokiego ryzyka.

8. Zakonczenie posiedzenia.

Ad 1. Zaden z cztonkdéw Rady nie zadeklarowat konfliktu interesow.
Rada 9 gtosami ,,za” zaakceptowata proponowany porzgdek obrad.

Ad 2. Analityk Agencji zaprezentowat najwazniejsze dane z raportu w sprawie
zakwalifikowania swiadczenia Echokardiografia obcigzeniowa — wysitkowa.

We wstepnej dyskusji udziat wzieli: Maciej Karaszewski, Tomasz Pasierski i Roman Junik.
Projekt stanowiska Rady przygotowali Roman Junik i Tomasz Pasierski.

Rada doprecyzowata tre$¢ uchwaty, w czym udziat wzieli: Maciej Karaszewski,
Roman Junik i Tomasz Pasierski.

Prowadzqgcy zarzgdzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada 9 gtosami ,,za” uchwalita
pozytywne stanowisko (zatgcznik nr 1 do protokotu).

Ad 3. Analityk Agencji zaprezentowat najwazniejsze dane z raportu w sprawie
zakwalifikowania swiadczenia Tomografia komputerowa serca.

Projekt stanowiska Rady przygotowali Aleksandra Zasada i Tomasz Pasierski,
a przedstawita Aleksandra Zasada.

W dyskusji Rady udziat wzieli Maciej Karaszewski i Tomasz Pasierski.

Prowadzqgcy zarzqgdzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada 9 gtosami ,,za” uchwalita
pozytywne stanowisko (zatgcznik nr 2 do protokotu).

Ad 4. Andlityk Agencji zaprezentowat najwazniejsze dane z raportu w sprawie
zakwalifikowania Swiadczenia Kompleksowa opieka specjalistyczna
nad Swiadczeniobiorcami leczonymi z powodu otytosci olbrzymiej.

Rada wystuchata eksperta z dziedziny medycyny chirurgia ogdlna i onkologiczna,
ktéry odpowiedziat takze na pytania cztonkdw Rady.

W dyskusji Rady uczestniczyli:  Andrzej Dabrowski, Maciej Karaszewski,
Ewa Obuchowicz i Aleksandra Zasada.
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Macie] Karaszewski przekazat prowadzenie
Tomaszowi Pasierskiemu i opuscit posiedzenie.

Projekt stanowiska Rady przygotowali Andrzej Dgbrowski i Elzbieta Lanc, a przedstawit
Andrzej Dgbrowski.

Rada doprecyzowata tre$¢ uchwaty, w czym udziat wzieli Andrzej Dgbrowski
i Tomasz Pasierski.

Prowadzqgcy zarzqgdzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada 8 gtosami ,,za” uchwalita
pozytywne stanowisko (zatgcznik nr 3 do protokotu).

Ad 5. Andalityk Agencji zaprezentowat najwazniejsze dane z raportu w sprawie
zakwalifikowania $wiadczenia Diagnostyka amyloidozy AL.

Gtos zabrat Tomasz Pasierski.
Projekt stanowiska Rady przygotowaty Ewa Obuchowicz i Elzbieta Lanc.

Rada doprecyzowata tre$¢ uchwaty, w czym udziat wrzielii Tomasz Pasierski,
Ewa Obuchowicz, Elzbieta Lanc, Andrzej Dgbrowski i Marcin Lipowski.

Prowadzqgcy zarzqgdzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada 8 gtosami ,,za” uchwalita
negatywne stanowisko (zatgcznik nr 4 do protokotu).

Ad 6. Analityk Agencji podsumowat dane z raportu dot. leku Paxneury.
Projekt stanowiska Rady przygotowali Marcin Lipowski i Ewa Obuchowicz.

Rada doprecyzowata tres¢ uchwaty, w czym udziat wzielii Marcin Lipowski,
Tomasz Pasierski i Maciej Karaszewski.

W trakcie doprecyzowania tresci uchwaty
Maciej Karaszewski dotgczyt do posiedzenia
i przejat jego prowadzenie.

Prowadzqgcy zarzgdzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada 9 gtosami ,,za” uchwalita
pozytywne stanowisko (zatgcznik nr 5 do protokotu).

Tomasz Pasierski opuscit posiedzenie.

Ad 7. Anadlityk Agencji zaprezentowat dane dot. substancji czynnej wenetoklaks
we wskazaniach pozarejestracyjnych.

We wstepnej dyskusji gtos zabrali Maciej Karaszewski, Jacek Rubik, Ewa Obuchowicz
i Andrzej Dgbrowski.

Projekty opinii Rady przygotowat i przedstawit Jacek Rubik.

Rada doprecyzowata tre$¢ uchwat, w czym udziat wzieli Maciej Karaszewski
i Jacek Rubik.
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Prowadzqgcy zarzgdzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada:

e 8 gtosami ,,za"”, uchwalita pozytywng opinie w sprawie objecia refundacjqg lekéw
zawierajgcych substancje czynng wenetoklaks we wskazaniu: leczenie 1. linii
w skojarzeniu z azacytydyng (do podania podskérnego) pediatrycznych
pacjentdw w wieku od 3 miesiecy z nowo rozpoznang ostrqg biataczkqg szpikowq,
niekwalifikujgcych sie do standardowej chemioterapii indukujgcej (zatgcznik
nr 6 do protokotu),

e 8 gtosami ,,za"”, uchwalita pozytywng opinie w sprawie objecia refundacjqg lekéw
zawierajgcych substancje czynng wenetoklaks we wskazaniu: leczenie od 2. linii
w skojarzeniu  z azacytydyng (do podania podskérnego) pediatrycznych
pacjentow w wieku od 3 miesiecy z ostrg biataczkg szpikowqg (zatgcznik
nr 7 do protokotu),

e 8 gtosami ,,za"”, uchwalita pozytywng opinie w sprawie objecia refundacjqg lekéw
zawierajgcych substancje czynng wenetoklaks we  wskazaniu: leczenie
w skojarzeniu z azacytydyng (do podania podskérnego) po przeszczepieniu
komodrek krwiotwdérczych (HSCT) u pediatrycznych pacjentow  w  wieku
od 3 miesiecy z ostrg biataczkqg szpikowq z grupy bardzo wysokiego ryzyka
(zatgcznik nr 8 do protokotu).

Ad 8. Prowadzqcy zakonczyt posiedzenie o godzinie 13:59.



Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 87/2026 z dnia 13 lipca 2026 roku
w sprawie zasadnosci kwalifikacji Swiadczenia opieki zdrowotnej
,Echokardiografia obcigzeniowa—wysitkowa” jako swiadczenia
gwarantowanego

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne zakwalifikowanie swiadczenia opieki
zdrowotnej ,Echokardiografia obcigzeniowa—wysitkowa” jako swiadczenia
gwarantowanego, w wariancie zaktadajgcym wyodrebnienie w wykazie
Swiadczen gwarantowanych dwoch odrebnych procedur, tj. ,echokardiografii
obcigzeniowej-wysitkowej” i ,,echokardiografii obcigzeniowej-farmakologicznej”.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

W dniu 28 kwietnia 2026 r. MZ :zlecit zakwalifikowanie echokardiografii
obcigzeniowej-wysitkowej jako swiadczenia gwarantowanego w zakresie
AOS na podstawie wniosku Konsultanta Krajowego w dziedzinie kardiologii.

Choroby uktadu krqzenia obejmujq schorzenia serca i naczyn krwionosnych
m.in. miazdzyce, niewydolnos¢ serca, wady zastawkowe serca, Zylng chorobe
zakrzepowo-zatorowq, migotanie przedsionkdw. Choroby te cechujg sie
przewlektym i postepujgcym charakterem z wysokim ryzykiem wystgpienia
nagtych iciezkich powiktan, takich jak zawat serca czy nagty zgon sercowy.
W Polsce w 2023 r. choroby sercowo-naczyniowe odpowiadaty za 36,9%
wszystkich zgonow. Szacuje sie, ze czestos¢ wystepowania tych chorob bedzie
wzrastac.

Podstawowq role w diagnostyce i monitorowaniu chordb uktadu krgzenia petnig
nieinwazyjne metody obrazowania, w tym echokardiografia. Echokardiografia
jest podstawowym, bezpiecznym | szeroko dostepnym  badaniem
umozliwiajgcym ocene budowy i funkcji serca. Jedng z metod echokardiografii
jest echokardiografia obcigzeniowa, pozwalajgca wykrywac zaburzenia
niewidoczne w spoczynku poprzez ocene odpowiedzi serca na obcigzenie
wysitkowe lub farmakologiczne.
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Badanie to stanowi istotny element diagnostyki choroby wiericowej, oceny
zywotnosci miesnia sercowego, a takze kwalifikacji do dalszego postepowania
diagnostyczno-terapeutycznego. Jego zalety obejmujq brak narazenia
na promieniowanie, mozliwos¢ powtarzania oraz stosunkowo niski koszt, przy
jednoczesnym wysokim znaczeniu klinicznym.

Obecnie w ramach produktow rozliczeniowych w zakresie ambulatoryjnej opieki
specjalistycznej funkcjonujg dwie procedury odnoszqce sie do echokardiografii
obcigzeniowej, ktore mogq stanowic¢ podstawe sprawozdawania sSwiadczen
w ramach grup zachowawczych. Procedura ICD-9 88.723 , echokardiografia
obcigzeniowa” uwzgledniona w wykazie swiadczen gwarantowanych, zgodnie
z obowiqzujgcymi  warunkami realizacji okreslonymi w rozporzgdzeniu
MZ z zakresu AOS wykorzystywana jest do rozliczenia zarowno badania
wykonywanego z zastosowaniem obcigzenia wysitkowego,
jak i farmakologicznego. Natomiast procedura 88.726 ,echokardiografia
obcigzeniowa—wysitkowa”, uwzgledniona w charakterystykach produktow
rozliczeniowych okreslonych w zarzqdzeniu Prezesa NFZ odnosi sie wytgcznie
do badan wykonywanych z wykorzystaniem wysitku fizycznego.

W konsekwencji zakres przedmiotowy procedury 88.726 czesciowo pokrywa sie
z zakresem procedury 88.723, ktora obejmuje oba rodzaje obcigzenia. Istnienie
dwdch procedur o naktadajgcych sie zakresach utrudnia jednoznaczng
identyfikacje rodzaju wykonanego badania w danych sprawozdawczych oraz
ogranicza mozliwos¢ monitorowania wykorzystania poszczegolnych metod
diagnostycznych.

W wyniku prac analitycznych AOTMIT w kwietniu 2025 r. uznano, ze brak jest
przestanek  uzasadniajgcych  kwalifikowanie  badania  echokardiografia
obcigzeniowa-wysitkowa jako odrebnej procedury diagnostycznej. Jednoczesnie
w opinii Prezesa AOTMIT nr31/2025 z dnia 7 kwietnia 2025 r. wskazano,
ze zagadnienie wymaga dalszej analizy w zakresie optymalnego sposobu jego
uwzglednienia w systemie sSwiadczern ambulatoryjnej opieki specjalistycznej -
w pakietach kardiologicznych w ramach OPS.

Dowody naukowe

Zgodnie z wytycznymi Polskiego Towarzystwa Kardiologicznego (PTK), bedgcymi
polskimi adaptacjami wytycznych Europejskiego Towarzystwa Kardiologicznego
(ESC) oraz innych europejskich towarzystw naukowych, echokardiografia
obcigzeniowa stanowi istotne narzedzie diagnostyczne i prognostyczne. Badanie
moze by¢ wykonywane podczas wysitku fizycznego lub z zastosowaniem
obcigzenia farmakologicznego (najczesciej dobutaminy) i umozZliwia ocene
m.in. niedokrwienia miesnia sercowego, rezerwy kurczliwosci, dynamicznych
zmian nasilenia wad zastawkowych, czy zmian cisnien w krgzeniu ptucnym oraz
odpowiedzi uktadu sercowo-naczyniowego na wysitek. Szczegdlne znaczenie
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echokardiografia obcigzeniowa odgrywa w diagnostyce przewlektych zespotow
wiencowych, wad zastawkowych serca, wybranych kardiomiopatii oraz
w sytuacjach, gdy ocena spoczynkowa nie wyjasnia zgtaszanych przez pacjenta
objawodw.

Analiza wytycznych PTK/ESC wskazuje, ze rodzaj obcigzenia powinien byc
dostosowany do stanu klinicznego pacjenta oraz celu diagnostycznego.
Obcigzenie wysitkowe preferowane jest u pacjentow zdolnych do wykonania
wysitku  fizycznego, natomiast obcigZzenie = farmakologiczne  znajduje
zastosowanie gtdwnie w przypadku ograniczonej tolerancji  wysitku
lub niemoznosci jego przeprowadzenia, z uwzglednieniem przeciwwskazan
do stosowanych lekow.

W wiekszosci analizowanych systemow wyodrebnia sie oddzielne procedury
dla echokardiografii obcigzeniowej wysitkowej i farmakologicznej (m.in. Niemcy,
Francja, Czechy, Estonia), ktérym przypisane sq réine wyceny. Swiadczenia
te sq dostepne w ramach ambulatoryjnej opieki specjalistycznej i klasyfikowane
jako zaawansowana diagnostyka kardiologiczna.

Wymagania dotyczqce personelu i organizacji badania sq zroznicowane,
od modeli dopuszczajgcych wykonywanie badania przez wyspecjalizowanych
technikow (Wielka Brytania), po systemy wymagajgce obecnosci lekarza
kardiologa oraz spetnienia rygorystycznych kryteriow doswiadczenia i liczby
wykonanych badarn (Niemcy, Francja).

We wszystkich krajach  podkreslana jest koniecznos¢ zapewnienia
odpowiedniego zaplecza technicznego, obejmujgcego m.in. aparature
echokardiograficzng, monitorowanie EKG, pomiar cisnienia tetniczego oraz
sprzet do przeprowadzania prob wysitkowych Ilub podawania lekdw
obciqzajqcych. Rdznice dotyczg natomiast szczegotowych wymagan kompetencji
personelu oraz sposobu organizacji pracy zespotu.

W przekazanej opinii, Konsultant Krajowy w dziedzinie kardiologii wskazat
na zasadnos¢ wyodrebnienia dwdch odrebnych swiadczen obejmujgcych
echokardiografie obcigzeniowg wykonywanq z wykorzystaniem obcigzenia
wysitkowego oraz obcigzenia farmakologicznego. W ocenie Konsultanta
rozwiqzanie takie znajduje uzasadnienie w istotnych roznicach pomiedzy obiema
metodami diagnostycznymi, obejmujgcych cele kliniczne badania, sposob
organizacji i realizacji swiadczenia, a takze zasady interpretacji uzyskiwanych

wynikow.

Konsultant podkreslit, ze obecnie funkcjonujgca procedura 88.723
,echokardiografia obcigzeniowa” moze byc wykorzystywana
do sprawozdawania zaréwno badan wysitkowych, jak i farmakologicznych,
co ogranicza mozliwos¢ ich jednoznacznej identyfikacji i monitorowania

w danych sprawozdawczych. Zdaniem Konsultanta okoto 30% badan



Stanowisko Rady Przejrzystosci AOTMIT nr 87/2026 z dnia 13.07.2026 r.

rozliczanych obecnie w ramach procedury 88.723 moze stanowic
echokardiografia obcigzeniowa wykonywana z zastosowaniem wysitku
fizycznego.

Dodatkowo Konsultant zwrdcit uwage na koniecznos¢ zapewnienia
odpowiednich kompetencji personelu realizujgcego swiadczenie. W jego ocenie
lekarz kardiolog wykonujgcy badanie powinien posiadac¢ kwalifikacje
umozliwiajgce samodzielne przeprowadzenie oraz interpretacje echokardiografii
obcigzeniowej. Potwierdzeniem posiadania wymaganych kompetencji mogtoby
by¢ udokumentowane ukoriczenie specjalistycznych kurséw | szkolen
uznawanych przez wtasciwe towarzystwa naukowe lub Konsultanta Krajowego,
w tym np. uzyskanie certyfikatow Europejskiego Towarzystwa Obrazowania
Sercowo-Naczyniowego (EACVI) Ilub Asocjacji Echokardiografii Polskiego
Towarzystwa Kardiologicznego.

Problem ekonomiczny

Analiza danych NFZ wykazata, ze procedury 88.723 echokardiografia
obcigzeniowa i 88.726 echokardiografia obcigzeniowa-wysitkowa sq aktualnie
sprawozdawane zarowno w ramach lecznictwa szpitalnego, jak i ambulatoryjnej
opieki specjalistycznej. Ponadto, w latach 2022-2025 zdecydowana wiekszosc
badan echokardiografii obcigzeniowej byta realizowana w ambulatoryjnej opiece
specjalistycznej, ktora odpowiadata za okoto 81% swiadczenn sprawozdanych
w ramach procedury 88.723 oraz 90% swiadczen sprawozdawanych w ramach
procedury 88.726.

Aktualnie, procedura 88.726 uwzgledniona w produktach rozliczeniowych odnosi
sie do badan wykonywanych z zastosowaniem obcigzenia wysitkowego,
natomiast procedura 88.723 obejmuje zardowno echokardiografie z obcigzeniem
wysitkowym, jak i farmakologicznym. W efekcie badania wysitkowe mogq byc
sprawozdawane w ramach obu procedur, podczas gdy badania farmakologiczne
wyfqcznie w ramach procedury 88.723. Taki sposob definiowania procedur
ogranicza mozliwos¢ jednoznacznej identyfikacji rodzaju wykonanego badania
na podstawie danych sprawozdawczych oraz utrudnia monitorowanie
wykorzystania poszczegdlnych metod diagnostycznych.

Dodatkowo analiza wykazata, ze proponowana wycena punktowa
echokardiografii obcigzeniowej-wysitkowej i echokardiografii obcigzeniowej-
farmakologicznej miesci sie w zakresie wycen produktow rozliczeniowych,
w ramach ktorych obecnie finansowane sq badania echokardiografii
obcigzeniowej. Oznacza to, ze proponowane zmiany dotyczq przede wszystkim
sposobu identyfikacji i sprawozdawania swiadczen, a nie zakresu finansowanych
procedur.
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Ocene potencjalnych skutkow proponowanych zmian dla systemu ochrony
zdrowia przeprowadzono w dwdch wariantach:

e wariant 1 — zaktadajgcy zastgpienie obecnie funkcjonujgcej w wykazie
swiadczenn  gwarantowanych  procedury 88.723 ,echokardiografia
obcigzeniowa” procedurq 88.726 ,echokardiografia obcigzeniowa-
wysitkowa”;

e wariant 2 - zaktadajgcy wyodrebnienie w  wykazie Swiadczen
gwarantowanych dwdch odrebnych procedur, tj. ,echokardiografii
obcigzeniowej-wysitkowej” i ,echokardiografii obcigzeniowej-

farmakologicznej”. Wariant ten jest optymalny i powinien zostac przyjety
przez Rade.

Przeprowadzona analiza wskazuje, ze niezaleznie od przyjetego wariantu
proponowane zmiany nie powinny wptywac na liczbe wykonywanych badan
echokardiografii obcigzeniowej ani na dostepnos¢ swiadczen dla pacjentow.
Ich zasadniczym  efektem bytoby zwiekszenie przejrzystosci  systemu
sprawozdawczosci oraz poprawa mozliwosci monitorowania wykorzystania
poszczegolnych rodzajow badan. Ewentualny wzrost kosztow po stronie ptatnika
publicznego mdgtby wynika¢ wytgcznie ze zwiekszenia catkowitej liczby
realizowanych swiadczen, a nie z samego wprowadzenia zmian w zakresie
definiowania procedur. Proponowana wycena punktowa echokardiografii
obcigzeniowej wysitkowej oraz farmakologicznej (150 punktéw) miesci sie
w zakresie wycen produktow rozliczeniowych, w ramach ktorych badania
te sq obecnie finansowane. Analizowane warianty nie wymagajq zatem
zasadniczych zmian w sposobie finansowania swiadczen.

Gtowne argumenty decyzji

e Swiadczenie jest niezbedne w diagnostyce choréb sercowo-naczyniowych;

e Proponowana zmiana ma charakter wytgcznie porzqdkujgcy, zwiekszy
przejrzystosc zasad finansowania badan echokardiografii obcigzeniowej;

e Rozdzielenie badania  wysitkowego od farmakologicznego ECHO
nie spowoduje zwiekszenia kosztow inkrementalnych ptatnika, a umozliwi
identyfikacje i sprawozdawanie swiadczen, a nie zakresu finansowanych
procedur.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 31c ust. 6 w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 1 ustawy z 27 sierpnia 2004 r.
o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2025 r. poz. 1461),
z uwzglednieniem raportu w sprawie oceny s$wiadczenia opieki zdrowotnej nr: DRiSS0Z.4100.1.2026
,Echokardiografia obcigzeniowa—wysitkowa”, data ukonczenia: 09.07.2026 r.
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Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 88/2026 z dnia 13 lipca 2026 roku
w sprawie zasadnosci kwalifikacji Swiadczenia opieki zdrowotnej
,Tomografia komputerowa serca” jako swiadczenia gwarantowanego

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne zakwalifikowanie swiadczenia opieki
zdrowotnej  ,Tomografia  komputerowa  serca” jako  Swiadczenia
gwarantowanego.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Badanie tomografii komputerowej serca jest nieinwazyjnqg metodq obrazowania
0 wysokiej rozdzielczosci przestrzennej i krotkim czasie akwizycji danych,
umozliwiajgcq uzyskanie trojwymiarowych obrazow | szczegotowqg ocene
anatomii serca i naczyn krwionosnych. W wybranych protokotach badanie
pozwala rowniez na ocene parametrow czynnosciowych serca. Nieinwazyjne
metody diagnostyki obrazowej umoZliwiajg wczesne wykrywanie zmian
anatomicznych i czynnosciowych bez koniecznosci wykonywania procedur
obcigzajgcych  pacjenta. Badania tomografii  komputerowej znajdujq
zastosowanie zarowno w diagnostyce ambulatoryjnej, jak i w stanach nagtych,
atakze w planowaniu i monitorowaniu leczenia interwencyjnego
i chirurgicznego. Tomografia komputerowa serca nie stanowi pojedynczego
badania, lecz grupe procedur wykorzystujgcych rozne protokoty akwizycji
i rekonstrukcji danych, dostosowane do konkretnego problemu klinicznego.
Obejmujg one zarowno krotkie badania niewymagajgce podania srodka
kontrastowego, takie jak ocena stopnia zwapnienia tetnic wiericowych,
jak i kompleksowe badania kontrastowe pozwalajgce na ocene anatomii serca,
tetnic i zyt wienicowych oraz innych struktur uktadu sercowo-naczyniowego.

Dowody naukowe

Do analiz wigczono 9 dokumentow wytycznych klinicznych Polskiego
Towarzystwa Kardiologicznego (PTK), stanowigcych polskq adaptacje
europejskich wytycznych ESC (European Society of Cardiology). Zgodnie

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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Z wytycznymi badanie tomografii komputerowej serca jest uznawane za jedng
Z podstawowych metod diagnostycznych w ocenie choroby wiericowej. Jest takze
wykorzystywane w stratyfikacji ryzyka sercowo-naczyniowego, m.in. poprzez
ocene wskazZnika zwapnienia tetnic wiericowych oraz w ocenie morfologii
i zwapnienia zastawek serca, w szczegolnosci w kwalifikacji do procedur
przezcewnikowych, takich jak TAVI. Badanie wykorzystywane jest rowniez
do oceny funkcjonowania protez zastawkowych. Ponadto, tomografia
komputerowa serca stanowi uzupetnienie echokardiografii w diagnostyce
infekcyjnego zapalenia wsierdzia oraz kardiomiopatii, zwtaszcza w przypadkach
niejednoznacznych wynikéw badania echokardiograficznego. Wytyczne
podkreslajq takze istotnq role tomografii komputerowej serca w planowaniu
zabiegow ablacji migotania przedsionkow oraz w diagnostyce chordb aorty.

Najwiekszq role TK serca odgrywa w diagnostyce choroby wiericowej. Badanie
to pozwala czesto na unikniecie interwencyjnej koronarografii.

Problem ekonomiczny

Analiza danych dotyczqgcych liczby sprawozdawanych procedur ICD-9 zwiqgzanych
z obrazowaniem serca i naczyn krwionosnych oraz odpowiadajgcych
im produktow rozliczeniowych wykazata, ze okofo 80% procedur oznaczonych
kodem 87.420 Tomografia komputerowa serca byfo juz realizowanych
i rozliczanych w ramach ambulatoryjnej opieki specjalistycznej.

Szczegotowa analiza produktow kontraktowych w lecznictwie szpitalnym,
w ramach ktorych sprawozdawana jest procedura 87.420, sugeruje, ze obecny
podziat swiadczern pomiedzy AOS a lecznictwo szpitalne jest w duzej mierze
dostosowany do stanu klinicznego pacjentow oraz charakteru udzielanych
Swiadczen. W konsekwencji proponowana zmiana polegajgca na uwzglednieniu
procedury 87.420 Tomografia komputerowa serca w wykazie Swiadczen
gwarantowanych z zakresu AOS ma charakter porzqdkowy i doprecyzowujgcy
obowiqzujgcy katalog swiadczen. Na podstawie przeprowadzonych analiz
nie przewiduje sie, aby jej wdrozenie skutkowato istotnym wzrostem liczby
wykonywanych badan lub generowato dodatkowe koszty po stronie ptatnika
publicznego.

Gtowne argumenty decyzji

e swiadczenie o szerokim zastosowaniu w diagnostyce chordb sercowo-
naczyniowych, szczegdlnie w diagnostyce choroby wiericowej;

e proponowana zmiana ma charakter porzqdkujgcy i moze zwiekszyc
przejrzystos¢ zasad finansowania sSwiadczen oraz lepiej odzwierciedlac
aktualng praktyke kliniczng w zakresie wykorzystania tomografii
komputerowej serca;
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e zakwalifikowanie ocenianego swiadczenia opieki zdrowotnej jako

swiadczenia gwarantowanego nie wptynie na zwiekszenie obcigzenia ptatnika
publicznego.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 31c ust. 6 w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 1 ustawy z 27 sierpnia 2004 r.
o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze Srodkéw publicznych (Dz. U. z 2025 r. poz. 1461),

z uwzglednieniem raportu w sprawie oceny swiadczenia opieki zdrowotnej nr: DRiSS0Z.4100.1.2026 ,, Tomografia
komputerowa serca”, data ukonczenia: 09.07.2026 r.
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Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 89/2026 z dnia 13 lipca 2026 roku
w sprawie zasadnosci kwalifikacji Swiadczenia opieki zdrowotnej
,Kompleksowa opieka specjalistyczna nad swiadczeniobiorcami
leczonymi z powodu otytosci olbrzymiej” jako Swiadczenia
gwarantowanego

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne zakwalifikowanie swiadczenia opieki
zdrowotnej ,,Kompleksowa opieka specjalistyczna nad sSwiadczeniobiorcami
leczconymi z powodu otytosci olbrzymiej” jako Swiadczenia gwarantowanego,
pod warunkiem przyjecia kryteriow kwalifikacji analogicznych do programu
pilotazowego KOS-BAR.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Ocena zasadnosci zakwalifikowania  swiadczenia opieki zdrowotne;:
Kompleksowa opieka specjalistyczna nad Sswiadczeniobiorcami leczonymi
z powodu otytosci olbrzymiej jako sSwiadczenia gwarantowanego z zakresu:
leczenia szpitalnego, ambulatoryjnej opieki specjalistycznej oraz rehabilitacji
leczniczej, w oparciu o doswiadczenia z programu pilotazowego KOS-BAR.

Przedmiotem oceny jest model kompleksowej i skoordynowanej opieki
nad dorostymi pacjentami z otytosciq, ktorego celem jest zapewnienie ciggtosci
i koordynacji procesu diagnostyczno-terapeutycznego, a takze poprawa jego
efektywnosci organizacyjnej.

Model opieki obejmuje petng Sciezke postepowania z pacjentem, poczqwszy
od diagnostyki przedoperacyjnej i przygotowania pacjenta przez zespot
wielodyscyplinarny do leczenia chirurgicznego, poprzez przeprowadzenie
zabiegu bariatrycznego, az po dfugoterminowq opieke pooperacyjng. W ramach
Swiadczenia przewidziano monitorowanie pacjenta pod kgtem wystepowania
powiktarn wczesnych i pozZnych oraz zapewnienie wsparcia psychologicznego,
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dietetycznego i rehabilitacyjnego, realizowanego zarowno przed zabiegiem,
jak i po jego wykonaniu, zgodnie z indywidualnymi potrzebami pacjenta.
Populacja, ktorej dotyczy wnioskowane swiadczenie to pacjenci od 18. r.z.:

z rozpoznaniem ICD-10: E66.0 Otytos¢ spowodowana nadmierng podazq energii,
E66.1 Otytosc¢ polekowa, E66.2 Ciezka otytos¢ z hipowentylacjg pecherzykowg;
E66.8 Inne postacie otytosci, E66.9 Otytosc, nieokreslona.

BMI 235 kg/m? lub BMI 30-34,9 kg/m? u swiadczeniobiorcéw, u ktdrych
chirurgicznie indukowana redukcja masy ciata moze przynies¢ potencjalng
poprawe lub ustgpienie w zakresie co najmniej jednej z chorob wywotanych
otytoscig.
Powyzsze, przyjete w proponowanym swiadczeniu kryteria kwalifikacji
odnoszqce sie do wartosci wskaznika BMI sq szersze w stosunku do kryteriow
przyjetych w programie pilotazowym KOS-BAR oraz dla swiadczenia opieki
zdrowotnej ,Chirurgiczne leczenie otyfosci” znajdujgcego sie
w zat. 4 do Rozporzqdzenia Ministra Zdrowia w sprawie swiadczen
gwarantowanych z zakresu leczenia szpitalnego
(Dz.U. 2 2023 r. poz. 870 z pozn. zm.).
W programie pilotazowym kryteria odnoszgce sie do wskaznika BMI byty
nastepujgce:
BMI 240 kg/m? u swiadczeniobiorcow w wieku od 18. roku Zycia
z rozpoznaniem ICD-10: E66.0 Otyfos¢ spowodowana nadmierng podazq
energii;
BMI 35-40 kg/m? u Swiadczeniobiorcéw, u ktdérych chirurgicznie
indukowana redukcja masy ciata moze przynies¢ potencjalng poprawe
w zakresie chorob wywotanych otytosciq.

Wytyczne praktyki klinicznej

Zidentyfikowano 9 dokumentow wytycznych klinicznych z lat 2020-2026
o charakterze miedzynarodowym i krajowym. W 5 dokumentach wytycznych
(NICE 2026, ISO 2026, iCARDIO 2025, CABPS 2021, EAES 2020) wskazano,
ze operacje zaleca sie/nalezy rozwazy¢ u 0sob z BMI 240 kg/m2. Natomiast polski
konsensus ekspertow zaleca leczenie chirurgiczne u pacjentéw z BMI 235 kg/m?
niezaleznie od wystepowania chordb wspdtistniejgcych (Polski Konsensus 2025).
W dokumencie iCARDIO 2025 zaleca sie leczenie chirurgiczne u pacjentow
zBMI>35 kg/m? wytgcznie w  przypadku  wystepowania  chordb
wspdtistniejgcych. Wytyczne CABPS 2021/EAS 2020 wskazujg, ze mozna
jg rozwazyé/nalezy rozwazy¢ w tej grupie pacjentéow. Wytyczne brytyjskie
i wtoskie jasno rekomendujg operacje u oséb z BMI 35-39,9 kg/m? i chorobami
wspdtistniejgcymi (NICE 2026, ISO 2026). Dla nizszych wartosci BMI (230 kg/m?)
operacja moze byc¢ rozwazana, gfdwnie u pacjentow z cukrzycq typu 2 oporngq
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na leczenie lub innymi powaznymi chorobami wspéfistniejgcymi, zwtaszcza przy
wysokim ryzyku sercowo-naczyniowym. Dodatkowo wskazuje sie, ze operacje
nalezy rozwazyc, gdy otytos¢ uniemozliwia inne leczenie lub w celu poprawy
kontroli chorob zwiqgzanych z otytosciq.

Wytyczne podkreslajg  koniecznos¢ swiadczenia kompleksowej opieki
przedoperacyjnej, uwzgledniajgcej m. in. aspekty kliniczne, metaboliczne,
zZywieniowe oraz ocene psychologiczng, zapewnionej przez wielospecjalistyczny
zespot (NICE 2026, Polski Konsensus 2025, iCARDIO, EAES 2020, BOMSS 2020).
W polskim konsensusie ekspertow oraz w brytyjskich wytycznych szczegéfowo
okreslono zakres przedoperacyjnych badan laboratoryjnych, ktdre pacjent
powinien mie¢ wykonane przed zabiegiem (Polski Konsensus 2025, BOMSS 2025).
Dodatkowo, w polskich wytycznych wskazano minimalny i optymalny czas
potrzebny na przygotowanie pacjenta do zabiegu, odpowiednio 3 mies. oraz
6—9 mies.

Wybor metody operacyjnej powinien byc¢ zindywidualizowany, przy czym
najczesciej rekomendowane sq rekawowa resekcja zZotqdka (SG) oraz
pomostowanie  Zotgdkowe Roux-en-Y (RYGB) wykonywane technikq
laparoskopowg.

Wszystkie analizowane wytyczne zgodnie podkreslajq kluczowe znaczenie opieki
pooperacyjnej, ktora  powinna  mie¢  charakter  dfugoterminowy
i wielodyscyplinarny. W  wytycznych iCARDIO 2025 wskazano okres
monitorowania pooperacyjnego wynoszgcy 6—12 mies., natomiast w NICE 2026
oraz BOMSS 2020 wskazano, ze nalezy zapewni¢ pacjentowi opieke przez
min. 2 lata. Aktywnosc¢ fizyczna przed zabiegiem nie jest rutynowo zalecana
zuwagi na brak wystarczajgcych danych naukowych (Polski Konsensus 2025,
ERAS 2021), natomiast po operacji stanowi istotny element terapii i powinna by¢
systematycznie wdrazana oraz wzmacniana poprzez prowadzenie poradnictwa
(Polski Konsensus 2025, ASMBS 2025, NICE 2026, CABPS 2021).

Wytyczne ERAS 2021 wskazujq na wystepowanie silnego zwigzku miedzy
,wolumenem” zabiegow wykonywanych w danym osrodku a wynikami leczenia
chirurgicznego, wskazujgc na korzystniejsze efekty w osrodkach o wiekszym
doswiadczeniu. Zespot wielodyscyplinarny uczestniczqgcy w procesie leczenia
pacjenta z otytoscig powinien posiadac¢ odpowiednie kompetencje (NICE 2026).

Problem ekonomiczny

Niezaleznie od programu pilotazowego, opieka nad pacjentami z otytoscig
olbrzymiq jest finansowana w ramach obowiqgzujgcych sSwiadczen
gwarantowanych realizowanych w ambulatoryjnej opiece specjalistycznej,
leczeniu szpitalnym oraz rehabilitacji leczniczej.

Populacje docelowgq dla projektowanego swiadczenia oszacowano na podstawie
prognoz wykorzystujgcych dane NFZ z lat 2019-2025, uwzgledniajgc pacjentow
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potencjalnie objetych kontynuacjg modelu KOS-BAR oraz pacjentow leczonych
chirurgicznie z powodu otytfosci poza programem.

W wariancie podstawowym prognozowane wydatki ptatnika publicznego

w latach 2027-2029, w:

e scenariuszu  ,istniejgcym”  wynoszq odpowiednio: w 2027 r.:
356 330 109,50 zt; 2028 r.: 382 407 756,74 zti 2029 r.: 408 484 873,35 zt;

e scenariuszu ,nowym” wzrastajq do: w 2027 r.: 386 207 123,79 zt; 2028 r.:
414 393 317,63 2ti 2029 r.: 442 580 352,17 zt.

Koszty inkrementalne, stanowiqce rdznice pomiedzy scenariuszem ,nowym”

a ,istniejgcym”, wykazujg tendencje wzrostowqg w cafym okresie analizy,

niezaleznie od przyjetego wariantu oszacowan (minimalnego, podstawowego

i maksymalnego), co wynika przede wszystkim z rozszerzenia zakresu

i dostepnosci kompleksowej opieki nad pacjentami z otytfoscigq.

Gtowne arqumenty decyzji:

e Proponowane swiadczenie stanowi rozwiniecie rozwigzan organizacyjnych
testowanych w ramach programu pilotazowego KOS-BAR i odpowiada
na zidentyfikowanq potrzebe zapewnienia kompleksowej, skoordynowanej
oraz dtugoterminowej opieki nad pacjentami z otytoscigq.

e Projekt swiadczenia zawiera szereg elementow sprzyjajgcych poprawie
jakosci opieki, bezpieczenstwa leczenia oraz osigganiu trwatych efektow
zdrowotnych.

Uwagi Rady:

e Whnioski z programu pilotazowego odnoszq sie do populacji wezszej i brak
podstaw, aby ekstrapolowac niniejsze wyniki na szerszq populacje.

e Proponowana w projekcie populacja docelowa swiadczenia stanowitaby
istotne rozszerzenie w stosunku do programu pilotazowego, jak i wiekszosci
analizowanych wytycznych miedzynarodowych. Tak szerokie ujecie wskazan:
wykraczatoby poza populacje objetqg KOS-BAR oraz generuje znaczne koszty,
stawiajgc Polske w awangardzie Europy, podczas gdy wiekszos¢ panstw
stosuje znacznie bardziej rygorystyczng polityke. Nalezy rozwazyc, czy budzet
ochrony zdrowia pozwala na tak kosztowne rozszerzanie kryteriow
kwalifikacji do tego swiadczenia.

e Proponowana w projekcie nazwa sSwiadczenia — ,Kompleksowa opieka
specjalistyczna nad swiadczeniobiorcami leczonymi z powodu otytosci
olbrzymiej” — sugeruje objecie Swiadczeniem wytgcznie pacjentow z otyfoscig
Il stopnia (BMI 240 kg/m?), podczas gdy kryteria kwalifikacji obejmujg
réwniez pacjentow z otytosciq Il stopnia (BMI 35,0-39,9 kg/m?) oraz | stopnia
(BMI 30,0-34,9 kg/m?) z chorobami wspdtistniejgcymi. Proponujemy
rozwazenie zmiany nazwy Swiadczenia na ,Kompleksowa opieka
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specjalistyczna  nad  pacjentami  kwalifikowanymi  do  leczenia
metabolicznego/bariatrycznego choroby otytosciowej”.

Rozszerzenie kryteriow kwalifikacji do swiadczenia bedzie wptywafo
na pogorszenie dostepnosci do swiadczenia i przekroczenie mozliwosci
osrodkow realizujgcych proponowane swiadczenie.

Nalezy rozwazyc zastosowanie telerehabilitacji, co moze sprzyjac zwiekszeniu
uczestnictwa pacjentow w realizacji programu rehabilitacyjnego oraz
osigganiu poprawy sprawnosci fizycznej u osob z otytoscig. W dostepnych
badaniach  nie raportowano  wystepowania powaznych zdarzen
niepozqdanych zwiqgzanych ze stosowaniem tej formy interwencji,
co sugeruje, ze telerehabilitacja moZe stanowi¢ bezpiecznq alternatywe
dla rehabilitacji realizowanej w formie stacjonarnej.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 31c ust. 6 w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 1 ustawy z 27 sierpnia 2004 r.
o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze s$rodkéw publicznych (Dz. U. z 2025 r. poz. 1461),
z uwzglednieniem raportu nr: DMi0SZ.4100.3.2026 ,Kompleksowa opieka specjalistyczna
nad $wiadczeniobiorcami leczonymi z powodu otytosci olbrzymiej”, data ukoniczenia: 08.07.2026 r.

Inne wykorzystane zrodta danych:

1.

Opinia eksperta przedstawiona w trakcie posiedzenia Rady Przejrzystosci.
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nr 90/2026 z dnia 13 lipca 2026 roku
w sprawie zasadnosci kwalifikacji Swiadczenia opieki zdrowotnej
,Diagnostyka amyloidozy AL” jako Swiadczenia gwarantowanego

Rada Przejrzystosci uznaje za niezasadne zakwalifikowanie swiadczenia opieki
zdrowotnej ,,Diagnostyka amyloidozy AL” jako swiadczenia gwarantowanego.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Amyloidoza (skrobiawica) to grupa chorob rzadkich, ktorych wspdlnq cechq jest
pozakomorkowe gromadzenie sie w tkankach i narzqdach nierozpuszczalnych
biatek o budowie wfdkienkowej, zwanych amyloidem. Amyloidoza
AL. (amyloidoza tancuchow lekkich) stanowi najczestszy podtyp amyloidozy
uktadowej (70-80%) (ok. 1-1,5 przypadkdéw/100 tys. oséb rocznie). Objawy
kardiologiczne stanowiq czes¢ szerokiego spektrum objawow choroby.
Gromadzenie sie amyloidu w miesniu sercowym prowadzi do powstania fenotypu
kardiomiopatii przerostowej lub restrykcyjnej.

Ministerstwo Zdrowia zlecito rozpatrzenie kwestii wyodrebnienia w wykazie
Swiadczen gwarantowanych z zakresu ambulatoryjnej opieki specjalistycznej
Swiadczenia pn. ,,Diagnostyka amyloidozy AL”.

Swiadczenie to jako pakiet badari miatoby by¢ dostepne w ramach poradni
kardiologicznej. Pakiet ma obejmowac immunofiksacje biatek surowicy oraz
moczu (186), M83 oznaczenie wolnych taricuchow lekkich kappa i M85 oznaczenie
wolnych taricuchow lekkich lambda w surowicy wraz z wyliczeniem wskazZnika
kappa/lambda. Wszystkie badania wchodzgce w skfad proponowanego
Swiadczenia (immunofiksacja biatek surowicy i moczu [bez kodu ICD-9], M83,
M85) sq juz obecnie objete finansowaniem ze srodkow publicznych w ramach
Swiadczen gwarantowanych. Zgodnie z obowiqzujgcym zarzqdzeniem Prezesa
NFZ badania te mozna rozlicza¢ w ramach ambulatoryjnych grup sSwiadczen

ul. Przeskok 2, 00-032 Warszawa Elektroniczna skrzynka podawcza: tel. +48 22 101 46 00 www.aotm.gov.pl
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specjalistycznych: W12, W13, W41, W42, PPW2. Ponadto wskazane procedury
zostaty uwzglednione w programach lekowych nr B.145. oraz nr B.162.
Ze wzgledu na charakter choroby wnioskowane swiadczenie powinno byc
dostepne nie tylko w specjalistycznych poradniach kardiologicznych, ale rowniez
hematologicznych, nefrologicznych, neurologicznych oraz choréb wewnetrznych.
W opracowaniu analitycznym nr WS.422.4.2025 z dnia 07.04.2025 r. w ramach
projektu ,,Odwrdconej Piramidy Swiadczeri” Agencja nie zaopiniowata
pozytywnie uwzglednienia swiadczenia okreslanego jako ,,diagnostyka szpiczaka
w amyloidozie” w pakiecie kardiologicznym.

Dowody naukowe

Zgodnie z aktualnymi wytycznymi klinicznymi  (Polskiego Towarzystwa
Kardoilogicznego (2023), Europejskiego Towarzystwa Kardoilogicznego (2021)
oraz National Comprehensive Cancer Network (2026) wymienione badania
laboratoryjne stanowiq etap wstepnej diagnostyki amyloidozy AL, a ich czutos¢
jest oceniana na ok. 99%. Takie badania przesiewowe powinny byc
przeprowadzane u pacjentow z podejrzeniem amyloidozy serca, poniewaz obraz
kliniczny amyloidozy AL serca ma charakter nieswoisty, co utrudnia jej wczesne
rozpoznanie. Wczesne przeprowadzenie badan jest krytyczne, gdyz amyloidoza
AL wymaga pilnej diagnostyki hematologicznej i leczenia przyczynowego -
szybkiego wiqczenia chemioterapii. Tak wiec, wynik badan stanowi podstawe
do dalszej sciezki diagnostyczno-terapeutycznej. Wymienione badania sq jednym
z etapow kompleksowego procesu diagnostycznego amyloidozy AL serca.
Laboratoryjna diagnostyka amyloidozy nie jest jako pakiet badan odrebnym
Swiadczeniem w kilku krajach - Wielkiej Brytanii, Niemczech, Francji, Czechach,
Estonii i Litwie, w ktorych analizowano rozwiqzania organizacyjne i refundacyjne
w zakresie diagnostyki amyloidozy AL.

Problem ekonomiczny

Dane NFZ dotyczqce liczby pacjentow z rozpoznang amyloidozq AL w latach
2022-2025 sq zblizone do danych epidemiologicznych, zgodnie z ktorymi
zapadalnos¢ na amyloidoze AL w Polsce szacuje sie na 370-560 przypadkow
rocznie. Koszt realizacji pakietu badan wchodzqcych w sktad wnioskowanego
Swiadczenia mogtby wynosi¢ od ok. 2 min zt do ok 3,7 min zt w zaleznosci
od szacowanej populacji.

Proponowana zmiana nie ogranicza mozliwosci diagnostycznych lekarza ani nie
ufatwia istotnie dostepnosci badan dla pacjenta. Mogfoby sie natomiast wiqzac
z istotnym wzrostem wydatkow ptatnika.
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Gtowne arqgumenty decyzji

Badania laboratoryjne z zakresu diagnostyki amyloidozy AL sq obecnie
wykonywane oraz sq objete finansowaniem ze srodkow publicznych w ramach
swiadczen gwarantowanych.

Nieuwzglednienie wnioskowanego swiadczenia w wykazie swiadczen
gwarantowanych nie wptynie na dostepnosc¢ do poszczegdlnych badan
Ograniczenie przedmiotowego swiadczenia wytqcznie do  poradni
kardiologicznej bytoby niezasadne. Swiadczenie powinno byé¢ dostepne
dla wszystkich specjalistow, ktorzy mogq prowadzi¢ diagnostyke réznicowq
pacjentow z podejrzeniem amyloidozy AL.

Mo:zliwy znaczny wzrost wydatkow dla ptatnika publicznego w przypadku
wyodrebnienia pakietu badan jako odrebnie rozliczanego swiadczenia.
Podobne rozwiqzania organizacyjne w innych krajach Europy.

Uwagi Rady:

Zasadne byfoby doprecyzowanie nazw procedur M83 i M85,
tak by wskazywaty jednoznacznie, ze badania te dotyczq oznaczenia wolnych
tancuchow lekkich kappa i lambda w surowicy wraz z wyliczeniem stosunku
kappa/lambda.

W opisie swiadczenia (Kod 186) dotyczqcego immunofiksacji biatek powinny
by¢ wskazane oba materiaty: surowica i mocz.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 31c ust. 6 w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 1 ustawy z 27 sierpnia 2004 r.
o Swiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze Srodkéw publicznych (Dz. U. z 2025 r. poz. 1461),
z uwzglednieniem raportu w sprawie oceny S$wiadczenia opieki zdrowotnej nr: DRiSSOZ.4100.1.2026
»,Diagnostyka kardiologiczna amyloidozy serca AL.”, data ukoriczenia: 09.07.2026 r.
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Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 91/2026 z dnia 13 lipca 2026 roku
w sprawie oceny leku Paxneury (guanfacinum) we wskazaniu
dot. leczenia zespotu nadpobudliwosci psychoruchowej z deficytem
uwagi (ADHD)

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne objecie refundacjq produktu leczniczego:

e Paxneury (guanfacinum), tabl. o przedtuzonym uwalnianiu, 7 mg, 28 szt.,
GTIN: 08436027473633,

e Paxneury (guanfacinum), tabl. o przedtuzonym uwalnianiu, 6 mg, 28 szt.,
GTIN: 08436027473626,

e Paxneury (guanfacinum), tabl. o przedtuzonym uwalnianiu, 5 mg, 28 szt.,
GTIN: 084360274736189,

e Paxneury (guanfacinum), tabl. o przedtuzonym uwalnianiu, 4 mg, 28 szt.,
GTIN: 08436027473602,

e Paxneury (guanfacinum), tabl. o przedtuzonym uwalnianiu, 3 mg, 28 szt.,
GTIN: 08436027473596

e Paxneury (guanfacinum), tabl. o przedtuzonym uwalnianiu, 2 mg, 28 szt.,
GTIN: 084360274735889,

e Paxneury (guanfacinum), tabl. o przedtuzonym uwalnianiu, 1 mg, 28 szt.,
GTIN: 08436027473572,

we wskazaniu: leczenie zespotu nadpobudliwosci psychoruchowej z deficytem

uwagi (ADHD) u dzieci i mtodziezy w wieku od 6 do 17 lat, dla ktdrych leki

stymulujgce nie sq odpowiednie, nie sq tolerowane lub okazaty sie nieskuteczne,

w terapii dodanej do kompleksowego programu leczenia ADHD, jako leku

dostepnego w aptece na recepte, w ramach nowej grupy limitowej i wydawanie

go za odptatnosciq 30%, pod warunkiem obnizenia ceny leku, tak Ze koszty terapii

nie bedq wyzsze niz koszty obecnie refundowanego komparatora -
atomoksetyny.
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Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Przedmiotem zlecenia Ministra Zdrowia jest ocena zasadnosci objecia refundacjq
produktu leczniczego Paxneury w ww. wskazaniu. Produkt ten zostat
dopuszczony do obrotu przez EMA dn. 26.02.2025 r., jako lek generyczny
(lek referencyjny - Intuniv, zarejestrowany dn. 17.09.2015 r.). Wnioskowane
wskazanie refundacyjne jest zgodne ze wskazaniem rejestracyjnym.
Nie zaproponowano mechanizmu dzielenia ryzyka. Ustalona kategoria
refundacyjna, poziom odptatnosci oraz grupa limitowa nie budzq zastrzezen.
Guanfacyna (substancja czynna produktu Paxneury) jest wybidrczym agonistq
receptora adrenergicznego a2A, wykazujgcym od 15 do 20 razy wyisze
powinowactwo do tego podtypu receptora niz do podtypow a2B i a2C.
Guanfacyna jest lekiem niestymulujgcym. Jej mechanizm dziatania w ADHD
nie zostat do konca ustalony. Badania przedkliniczne wskazujq, ze guanfacyna
moduluje przeptyw sygnatow w obrebie kory przedczofowej i jgder podstawy,
na drodze bezposredniej modyfikacji transmisji synaptycznej noradrenaliny
na receptorach a2A adrenergicznych.

ADHD (ang. Attention Deficit Hyperactivity Disorder) jest czesto wystepujgcym
w populacji stanem neurorozwojowym. Jego rozpoznawalnosc¢ jest najwyzsza
wsrod dzieci i mfodziezy: u dzieci wieku 3—12 lat wynosi 7,6%, w wieku 13—18 lat
siega 5,6%, natomiast u 0sob dorostych 4,4%. Triada objawow sktadajgcych sie
na ADHD u dzieci i mfodziezy to deficyt uwagi, impulsywnosc¢ oraz nadmierna
ruchliwosé, ktora nie jest zwigzana z wykonywang czynnosciq. Leczenie ADHD
u dzieci powinno tgczyc interwencje psychospoteczne z farmakoterapiq; leczenie
to jest procesem przewlektym, wymagajgcym regularnej oceny efektow,
monitorowania wspdtistniejgcych czynnikow i dostosowywania terapii.
Whnioskodawca jako technologie alternatywngq dla ocenianej interwencji wskazat
inny lek niestymulujgcy refundowany w leczeniu ADHD, tj. atomoksetyne (ATX).
Wybdr komparatora jest zasadny i zgodny z wytycznymi praktyki klinicznej.
Dowody naukowe

Do przeglgdu systematycznego wtgczono badanie RCT (Hervas 2014), w ktorym
oceniano stosowanie guanfacyny o przedftuzonym uwalnianiu (GXR)
w porownaniu z placebo (PLC) u dzieci i mtodziezy z ADHD. Ramie ATX zostafto
dotgczone (pordwnanie posrednie), aby zapewnic dane referencyjne wzgledem
PLC. Pierwszorzedowym punktem koncowym byta zmiana od wartosci
poczgtkowej do uzyskanej podczas wizyty 15. (tydzierh 10 u dzieci i tydzien 13
u mtodziezy) wyniku skali ADHD-RS-IV. Redukcja wyniku catkowitego skali
ADHD-RS-IV  byta istotnie  statystycznie (IS) wieksza w  grupie
GXR niz w ATX (MD=-5,30 pkt [95%CI: -8,47; -2,13], p=0,001). Poréwnanie
posrednie wskazuje na IS wiekszq redukcje wyniku w skali ADHD-RS-IV w grupie
GXR w poréwnaniu do grupy ATX, w zakresie wyniku catkowitego, domeny
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,hadpobudliwosé/ impulsywnos¢” oraz domeny ,nieuwaga” (odpowiednio:
MD=-5,1 pkt [95%CI: -8,15; -2,05], p<0,05; MD=-2,8 pkt [95%CI: -5,06; -0,54],
p<0,05 oraz MD=-2,5 pkt [95%CI: -4,83, -0,17], p<0,05).

Do przeglgdu witgczono rdwniez dwa badania RCT (Wilens 2012,
van Stralen 2020), w ktdrych oceniano stosowanie GXR w skojarzeniu z lekiem
stymulujgcym (PS: metylofenidat, amfetamina) vs PLC z PS, u chorych
z utrzymujgcymi sie klinicznie istotnymi objawami ADHD, mimo optymalnej
terapii PS. W badaniu Wilens 2012, zarowno przy porannym (AM),
jak i wieczornym (PM) podawaniu GXR, u pacjentow otrzymujgcych
GXR z PS zaobserwowano istotnie wiekszq poprawe od wartosci poczqgtkowych
do punktu konicowego, mierzonq catkowitym wynikiem ADHD-RS-1V,
w porownaniu z pacjentami otrzymujgcymi PLC z PS (skorygowane o PLC redukcje
srednich LS: GXRam —4,5 [95%CI: -7,5; —-1,4], p=0,002; GXRpm —5,3 [95%CI: -8,3;
-2,3], p<0,001). W badaniu van Stralen 2020, poprawa wyniku Global Executive
Composite w skali BRIEF-P (I-rzedowy punkt koricowy) byta IS wieksza w grupie
GXR+PS niz w PLC+PS (MD=-3,0 pkt [95%CI: -5,9; -0,2], p=0,0392). W grupie
GXR+PS obserwowano takze IS wiekszq niz w grupie PLC+PS poprawe w skalach
ADHD-RS-IV (MD=-6,9 pkt [95%CI: -9,8; -4,0], p<0,0001), CGI-S (MD=-0,9 pkt
[95%CI: -1,4; -0,4], p=0,0007) i CGI-I (MD=-0,7 pkt [95%CI: -1,2; -0,3], p=0,0030).
Zdarzenia niepozqdane (AE) tgcznie, AE powodujqgce przerwanie leczenia i ciezkie
AE wystepowaty z porownywalng czestoscig w grupach GXR i ATX (bad. Hervas
2014). W badaniach Wilens 2012 i van Stralen 2020, czestosci wystepowania
AE byta porownywalna w grupach GXR wzgledem PLC. Najczesciej zgtaszanymi
AE byty sennosc, bol gtowy, zmeczenie, bol w nadbrzuszu i sedacja; sennosc¢
i sedacja wystepowaty gtownie na poczqtku leczenia.

Istotnym ograniczeniem analizy wnioskodawcy jest brak badan porownujgcych
bezposrednio GXR z ATX w populacji docelowej. Ponadto, nie odnaleziono badan
RCT oceniajgcych stosowanie GXR w skojarzeniu z lekiem stymulujgcym
w porownaniu z ATX (sq jedynie porédwnania vs placebo).

Wytyczne kliniczne

Wytyczne praktyki klinicznej zalecajg, jako leki pierwszego wyboru
w farmakologicznym leczeniu ADHD, leki psychostymulujgce (CBH 2026,
NICE 2019/2025, CADDRA 2020, AADPA 2022). W  przypadku,
gdy psychostymulanty sq przeciwwskazane, nietolerowane Ilub nieskuteczne,
zalecane sq leki niestymulujgce, takie jak atomoksetyna lub guanfacyna
(lub inne). Wg CADDRA 2020, jedynie guanfacyna o przedtuzonym uwalnianiu
zostata zatwierdzona w Kanadzie do leczenia wspomagajgcego ADHD
w skojarzeniu z lekami psychostymulujgcymi. Wytyczne AADPA 2022
pozostawiajq do decyzji lekarza wtgczenie leku niestymulujgcego (atomoksetyny,
guanfacyny lub klonidyny) jako uzupetnienia leczenia pierwszego rzutu.
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Problem ekonomiczny

Celem analizy ekonomicznej wnioskodawcy byta ocena kosztow stosowania
produktu leczniczego Paxneury (guanfacyna, PXN) stosowanego w monoterapii
lub w skojarzeniu z lekiem stymulujgcym - metylofenidatem (MPH). Stosowanie
PXN w monoterapii lub w skojarzeniu z MPH w miejsce atomoksetyny wiqze sie
z wyzszymi kosztami z kazdej z uwzglednionych perspektyw (NFZ, wspdlnej oraz
pacjenta, w horyzoncie 1 roku).

Finansowanie leku Paxneury ze srodkow publicznych w populacji docelowej
bedzie wigzato sie ze wzrostem wydatkow ptatnika publicznego. Prognozowany
wzrost wydatkow catkowitych wyniesie okofo 2,1 min PLN w I. roku oraz okofo
2,7 min PLN w Il. roku analizy. W perspektywie wspdlnej wzrost wydatkow
wyniesie odpowiednio okoto 3,4 min PLN | okoto 4,5 min PLN, oraz
w perspektywie pacjenta 1,3 min i 1,8 min PLN. Wzrost wydatkow wynika
z kosztu terapii PXN (oraz PXN+MPH), ktory jest wyzszy od kosztu leczenie
atomoksetyng.

Rekomendacje refundacyjne

Odnaleziono 5 rekomendacji pozytywnych (AWMSG 2025, PBAC 2018, HAS 2017,
SMC 2016, ZN 2016), 2 pozytywne warunkowo (CDC-AMC 2026a, CDC-AMC
2026b) oraz 2 negatywne (PBAC 2017, CADTH 2013). Wiekszos¢ rekomendacji
pozytywnych wskazywata, ze guanfacyna odpowiada na niezaspokojongq
potrzebe  zdrowotng u  pacjentow, u  ktorych  psychostymulanty
sq przeciwwskazane, nietolerowane lub nieskuteczne. Podkreslano skutecznosc
leku w redukcji objawow ADHD oraz ograniczong liczbe alternatyw
terapeutycznych. Pomimo niepewnosci dotyczgcych skutecznosci
dtugoterminowej i efektywnosci kosztowej, wiekszos¢ agencji uznata stosunek
korzysci do ryzyka za pozytywny w dobranej populacji pacjentow. Rekomendacje
warunkowo pozytywne wskazujg, Ze korzysci ze stosowania guanfacyny
przewyzszajq niepewnosci, jednak refundacja powinna by¢ ograniczona
do okreslonych grup pacjentow oraz obwarowana dodatkowymi warunkami.
Negatywne rekomendacje wynikaty z niepewnosci dotyczgcej skutecznosci
klinicznej i optacalnosci kosztowej oraz z ograniczonych dowoddw w czasie
przeprowadzania ocen.

Wedtug wnioskodawcy, produkt leczniczy Paxneury jest finansowany w osmiu
krajach UE i EFTA (na 30 wskazanych).

Gtodwne arqumenty decyzji

e Niezaspokojona potrzeba zdrowotna we wnioskowanej populacji;

e Skutecznosc¢ wykazana w RCT wzgledem placebo;

e Skutecznosc¢ poréownywalna z komparatorem (poréwnania posrednie);
e Pozytywne rekomendacje towarzystw naukowych;

e W wiekszosci pozytywne rekomendacje refundacyjne;

e Koszt istotnie przewyzsza koszt komparatora.
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Uwagi Rady dotyczgce dwodch dodatkowych kwestii zawartych w zleceniu
Ministra Zdrowia:

1. Zawarcie dodatkowego warunku w zapisie wskazania refundacyjnego,
pozwalajgcego na zastosowanie przed guanfacyng atomoksetyny jako leku
pierwszego wyboru, jest niezasadne. Wprawdzie stanowisko polskiego
Centrum CBT z 2023 r. wskazuje, ze ,zalecane jest rozpoczynanie leczenia
farmakologicznego dzieci lub mfodziezy z ADHD od witgczenia leku
psychostymulujgcego lub atomoksetyny”, jednak takie podejscie kliniczne jest
odosobnione. Wszystkie najnowsze wytyczne towarzystw naukowych
(CBH 2026, NICE 2019/2025, CADDRA 2020, AADPA 2022) zgodnie
rekomendujq leki psychostymulujgce jako leki pierwszego wyboru w leczeniu
ADHD. Wytyczne zalecajqg atomoksetyne w drugiej linii leczenia, po uprzednim
zastosowaniu lekdw psychostymulujgcych. Wybor atomoksetyny, jako
komparatora dla ocenianej technologii, jest zgodny z ww. rekomendacjami
zagranicznymi. Ponadto, tak zmodyfikowane wskazanie byfoby niezgodne
ze wskazaniem rejestracyjnym (off-label).

2. Rozszerzenie docelowej populacji o pacjentow z utrzymujgcymi sie klinicznie
istotnymi objawami ADHD, mimo optymalnej terapii stymulantem, ktorzy
otrzymaliby dodatkowo guanfacyne jako leczenie uzupetniajgce (add-on)
do stymulantu, moze by¢ rozwazone. Wyodrebnienie tej grupy jest klinicznie
zasadne, poniewaz w badaniach klinicznych wykazano skutecznos¢
skojarzenia guanfacyny XR z lekiem psychostymulujgcym w terapii ADHD
(Wilens 2012 oraz van Stralen 2020). Ponadto, wytyczne kanadyjskie
CADDRA 2020 uwzgledniajg stosowanie terapii skojarzonej. Dodatkowo taka
terapia jest zarejestrowana w USA i Kanadzie. Nalezy jednak podkreslic,
Ze zapis wskazania rejestracyjnego uniemozliwia jego precyzyjng
interpretacje. Nie mozna jednoznacznie stwierdzi¢, Ze zastosowanie
guanfacyny w skojarzeniu z lekiem psychostymulujgcym miesci sie
we wskazaniu rejestracyjnym; jezeli nie, to uwzglednienie ,,nowej populacji”
nalezy traktowac jako wskazanie pozarejestracyjne (off-label), ktore powinno
byc rozpatrywane w ramach odrebnego postepowania refundacyjnego.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt. 2 ustawy o refundacji lekow, srodkéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobodw medycznych (Dz. U. z 2026 r. poz. 253),
w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 2 ustawy z 27 sierpnia 2004 r. o Swiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych
ze $Srodkdw publicznych (Dz. U. z 2025 r.,, poz. 1461), z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej
nr: OTOW.4130.7.2026 ,Wniosek o objecie refundacjg leku Paxneury (guanfacyna) we wskazaniu: Leczenie
zespotu nadpobudliwosci psychoruchowej z deficytem uwagi (ADHD) u dzieci i mtodziezy w wieku od 6 do 17 lat,
dla ktérych leki stymulujgce nie s odpowiednie, nie sg tolerowane lub okazaty sie nieskuteczne, w terapii
dodanej do kompleksowego programu leczenia ADHD”, data ukorczenia: 3 lipca 2026 r.
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Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 98/2026 z dnia 13 lipca 2026 roku
w sprawie objecia refundacjg lekéw zawierajgcych substancje czynna
wenetoklaks w zakresie wskazan do stosowania lub dawkowania,
lub sposobu podawania odmiennych niz okreslone w Charakterystyce
Produktu Leczniczego, tj. leczenie 1. linii pediatrycznych pacjentow
w wieku od 3 miesiecy z nowo rozpoznang ostrg biataczka szpikowa

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne objecie refundacjq lekow zawierajgcych
substancje czynnqg wenetoklaks, w zakresie wskazann do stosowania
lub dawkowania, Ilub sposobu podawania odmiennych niz okreslone
w Charakterystyce Produktu Leczniczego, tj. leczenie 1. linii wenetoklaksem
w skojarzeniu z azacytydyng (do podania podskoérnego) pediatrycznych
pacjentow w wieku od 3 miesiecy z nowo rozpoznanq ostrq biataczkq szpikowg,
niekwalifikujgcych sie do standardowej chemioterapii indukujgcej.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Dotyczy zmian zapisow programu lekowego B.114 ,Leczenie chorych na ostrg
biataczke szpikowg (ICD-10: C92.0)” o zapis dotyczqcy zastosowania substancji
czynnej wenetoklaks we wskazaniu pozarejestracyjnym:

e Jeczenie 1. linii wenetoklaksem w skojarzeniu z azacytydyng (do podania
podskornego) pediatrycznych pacjentow w wieku od 3 miesiecy z nowo
rozpoznangq ostrq biataczkq szpikowgq, niekwalifikujgcych sie do standardowej
chemioterapii indukujgcej.

Zapis ten powoduje rozszerzenie populacji wnioskowanej o dzieci w wieku

od 3 miesiecy do 18 lat, w ktorej lek ten jest niezarejestrowany.

Liczebnosc¢ wnioskowanej populacji wg. szacunku ekspertow to 3-10 0sob.

Ostre biataczki sq najczestszymi nowotworami wieku dzieciecego i stanowiq
ok. 26% wszystkich nowotwordow w tej populacji. Najczesciej diagnozowana jest
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ostra biataczka limfoblastyczna (ALL), ktdra stanowi 80% wszystkich biataczek
rozpoznawanych u dzieci. Natomiast ostra biataczka nielimfoblastyczna
szpikowa (ANLL-AML) wystepuje w okoto 15% przypadkow. Wczesne objawy
biataczek u dzieci nie sq charakterystyczne, czesto imitujg objawy chordb wieku
dzieciecego, dlatego mogqg byc¢ przeoczone izbagatelizowane. Opdzniajg
tym samym rozpoznanie i przyczyniajqg sie do gorszych wynikow leczenia.
Do najczestszych niespecyficznych objawodw zaliczamy: gorqczke niewiadomego
pochodzenia, ostabienie, utrate apetytu i bdle kostno-stawowe. Rokowanie
w AML jest gorsze niz w ALL, a dfugoletnie remisje bez nawrotow wystepujq tylko
u okoto potowy pacjentow.

Zgodnie z aktualnym programem lekowym B.114 ,Leczenie chorych na ostrq
biataczke szpikowq (ICD-10: C92.0)” obecnie u pacjentow pediatrycznych
refundowany jest gemtuzumab ozogamycyny GO (w 1. linii leczenia
w skojarzeniu z daunorubicynq i cytarabing (bez wzgledu na status mutacji FLT3)
- w wieku 15 lat i powyzZej). Niemniej, zgodnie z opinig Konsultanta Krajowego,
finansowanie dla pacjentow w wieku 15-18 lat jest dostepne w ramach programu
lekowego, ale wyfqcznie ze schematem chemioterapii przeznaczonym
dla pacjentow dorostych, niemajgcych zastosowania u dzieci, co wyklucza
mozliwos¢ finansowania GO w tej grupie wiekowej, mozZliwe jedynie
wykorzystanie srodkow charytatywnych.

Wenetoklaks jest silnie dziatajgcym, selektywnym inhibitorem biatka
antyapoptotycznego Bcl-2 (ang. B-cell lymphoma 2). Nadekspresje Bcl-2
wykazano w komodrkach PBL i OBS, gdzie jest mediatorem przezycia komorki
nowotworowej, co wigzano z opornosciq na chemioterapeutyki. Wenetoklaks
wigze sie bezposrednio z bruzdq wigzgcqg BH3 w Bcl-2, wypierajgc zawierajgce
motyw BH3 biatka proapoptotyczne, takie jak BIM, co zapoczqtkowuje wzrost
przepuszczalnosci zewnetrznej bfony mitochondrialnej (ang. mitochondrial outer
membrane permeabilization, MOMP), aktywacje kaspaz i programowangq smierc
komorki. W badaniach nieklinicznych wenetoklaks wykazat dziatanie
cytotoksyczne w komadrkach nowotworowych z nadekspresjq Bcl-2.

Dowody naukowe

W analizie skutecznosci i bezpieczenstwa uwzgledniono nastepujgce publikacje,
w ktorych populacje nie byty jednorodne, tzn.: w ramach badan analizowano
szerokie spektrum populacji (obejmujgce réowniez inne wnioskowane wskazania)
od pacjentow m.in.: z nowo zdiagnozowanqg AML czy tez AML oporng na leczenie
/ po HSCT:

e Arora 2026 - retrospektywna, jednoosrodkowa analiza oceniajgca
skutecznosc¢ klinicznqg skojarzenia wenetoklaksu i azacytydyny jako terapii
pomostowej przed przeszczepem w przypadku nawrotowej lub opornej
na leczenie/po allo HSCT ostrej biataczki szpikowej u dzieci;
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e Arcourt 2026 - retrospektywna, wieloosrodkowa analiza oceniajgca
skutecznos¢ kliniczng wenetoklaksu i azacytydyny u dzieci z pierwotng
lub wtdrngq, wielokrotnie nawracajgcq/oporng na leczenie/po alloHSCT ostrg
biataczkq szpikowq;

e Karol 2024 — badanie I. fazy, open-label oceniajqce skutecznos¢ wenetoklaksu
w monoterapii lub w skojarzeniu zchemioterapiq w populacji dzieci, mtodziezy
i mtodych dorostych z nawrotowq lub oporng na leczenie/po alloHSCT ostrg
biataczkq szpikowgq;

e [leBlanc 2024 — oceniajgce skutecznosc leczenia srodkami hipometylujgcymi
i wenetoklaksem u nowo zdiagnozowanych dzieci, mtodziezy i dorostych
z ostrg biataczkg szpikowgq, ktorzy nie kwalifikujq sie do standardowej terapii
oraz u pacjentéw z nawrotem lub opornosciq na leczenie/po alloHSCT;

e Wen 2024 — ocena wskaZnika remisji, toksycznos¢ i farmakokinetyka
schematow indukcyjnych opartych na wenetoklaksie u dzieci z nieleczong
ostrq biataczkg szpikowg;

e Winters 2020 — ocena skutecznosci wenetoklaksu i azacytydyny w leczeniu
zespotu mielodysplastycznego i ostrej biataczki szpikowej u pacjentow
pediatrycznych.

Nie odnaleziono badar z grupqg kontrolng, obejmujgcq opcje terapeutyczne
stosowane w warunkach polskich, stqd przedstawione wyniki z powyzszych
publikacji odnoszq sie tylko do pacjentow leczonych WEN+AZA.

W wiekszosci odnalezionych publikacji nie analizowano odrebnie dzieci
z noworozpoznanqg AML niekwalifikujgcych sie do standardowej chemioterapii
(Wen 2024), lecz wigczano do badan heterogenne grupy pacjentow, obejmujqgce
zarowno chorych z nowo rozpoznang AML, jak i pacjentow z nawrotowgq/oporng
chorobg Ilub po HSCT (Arcourt 2026, LeBlanc 2024, Winters 2020). Wftqczone
do analizy badania oraz wnioski ich autorow wskazujg jednak, ze skojarzenie
wenetoklaksu z azacytydynqg moze prowadzic¢ do uzyskania wysokich odsetkow
remisji oraz MRD-. W badaniach pacjenci z nowo rozpoznanq AML leczeni
HMA+WEN lub WEN+AZA uzyskiwali odsetki remisji (CR/CRi od 21 do 73%).
W badaniu LeBlanc 2024 dwuletnie przezycie catkowite osiggnefto 75%
pacjentow, natomiast mediana EFS u nowo zdiagnozowanych pacjentow
wyniosta 38,2 mies. W Arcourt 2026 mediana czasu przezycia catkowitego (OS)
wyniosta 6,1 miesigca (95% Cl: 3,7-10,1). Mediana czasu przezycia bez progresji
choroby (PFS) u 10 pacjentow, ktdrzy osiggneli catkowitg remisje (CR) lub remisje
Z niepetng odpowiedzig (CRi) w trakcie terapii WEN+AZA, wyniosta 20 miesiecy
(95% Cl: 7,63-39,5).

W zakresie oceny bezpieczeristwa najczesciej obserwowano hematologiczne
zdarzenia niepozqdane, przede wszystkim neutropenie, matoptytkowosc,
niedokrwistos¢ oraz gorqczke neutropeniczng. Czesto wystepowatfy rowniez
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zakazenia oraz dziatania niepozqdane ze strony przewodu pokarmowego
(nudnosci, wymioty, biegunka).

Dostepne dane sugerujg potencjalnqg skutecznosc terapii WEN+AZA u pacjentow
pediatrycznych z AML, jednak nie pozwalajqg na wyodrebnienie efektu leczenia
oraz oceny bezpieczenstwa wytgcznie u chorych z nowo rozpoznanqg AML
niekwalifikujgcych sie do standardowej chemioterapii indukujgcej.

Wytyczne kliniczne

Jedynie wytyczne Konsensusu Ekspertow z 2026 r. odnoszq sie wprost
do populacji pacjentow pediatrycznych w leczeniu ostrej biataczki szpikowej
(AML). Pozostate publikacje (PTOK 2020, Shimony 2025, Ciotii 2022) majq
charakter ogdlny lub odnoszq sie do populacji pacjentow ponizej 60 r.z.

Konsensus Ekspertow 2026 dotyczy leczenia AML u pacjentow pediatrycznych
i wskazuje, ze wenetoklaks m.in. z azacytydynq (z infuzjq limfocytow dawcy (DLI)
lub bez DLI) jest jednq z najbardziej obiecujgcych strategii leczenia nawrotowej
lub opornej AML, natomiast w leczeniu podtrzymujgcym u pacjentow
po allo-HSCT dowody na jego skutecznosc sq obecnie ograniczone a optymalny
czas terapii nie jest znany. Ponadto wenetoklaks mimo wyjgtkowej skutecznosci
i zatwierdzenia przez organy regulacyjne dla dorostych z nowo zdiagnozowang
AML oraz obiecujgcych danych u pacjentéw pediatrycznych z nawrotowg/oporng
AML nie jest zatwierdzony do stosowania u dzieci.

Rekomendacje refundacyjne

Nie odnaleziono rekomendacji refundacyjnych, ktdore odnosityby sie
do stosowania  wenetoklaksu w populacji pacjentow pediatrycznych.
Odnaleziono natomiast 6 pozytywnych rekomendacji refundacyjnych (ZN 2021,
HAS 2021, SMC 2022, NCPE 2023, NICE 2022, CADTH 2021 - pozytywna
warunkowa) dotyczqcych stosowania wenetoklaksu w skojarzeniu z azacytydyng
lub srodkiem hipometylujgcym (gtownie azacytydyng) w populacji osob
dorostych:
e znowo zdiagnozowangq ostrq biataczkq szpikowq (AML), ktorzy nie kwalifikujg
sie do intensywnej chemioterapii;
e jako leczenie pierwszego rzutu u dorostych pacjentow z nowo rozpoznang
AML, ktorzy nie kwalifikujq sie do standardowej chemioterapii indukcyjnej;
e zAML w wieku 75 lat i wiecej, lub u ktdrych wystepujg choroby wspdtistniejgce
uniemozliwiajgce zastosowanie intensywnej chemioterapii indukcyjne;.
Ponadto, na stronie NICE odnaleziono informacje, ze ocena wenetoklaksu
w skojarzeniu z azacytydyng w leczeniu AML przed i po alloHSTC u dzieci
i dorostych obecnie jest zawieszona z uwagi na informacje przekazang
od wnioskodawcy, zZe nie procedujq juz wniosku w tym wskazaniu.
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Wplyw na budzet:

W oszacowaniach uwzgledniono koszty ocenianej technologii (wenetoklaksu —
produkt leczniczy Venclyxto, w skojarzeniu z azacytydyng — produkt leczniczy
Azacitidine Accord), koszty komparatorow, koszty podania lekow (hospitalizacji
pacjentow), koszty diagnostyki i monitorowania leczenia.

Wyniki wariantu podstawowego wpfywu na budzet wykazaty, ze objecie
refundacjq terapii wenetoklaksem w skojarzeniu z azacytydyng u pacjentow
pediatrycznych w wieku od 3 miesiecy do 18 lat w ramach 1. linii leczenia,
spowoduje wzrost wydatkow pfatnika wzgledem przyjetych komparatorow

e wzgledem AZA w monoterapii:

o ook NN / 154 964,406 PN I

e wzgledem opieki terminalnej:
o ook || KGR/ 257 951,541 riv [

Gltowne argumenty decyzji

e Niezaspokojona potrzeba medyczna w waqskiej populacji pediatrycznej z AML;

o Niewielkie zwiekszenie kosztow programu lekowego ze wzgledu na matg
liczebnos¢ wnioskowanej populacji;

e Obiecujgce wyniki prowadzonych obecnie badan u dzieci wskazujgce

na wysokq skutecznosc i korzystny profil bezpieczeristwa;

e leczenie wskazane w Konsensusie Ekspertow 2026 i wnioskowane przez
Konsultanta Krajowego w w dziedzinie onkologii i hematologii dzieciecej.

Uwaga Rady

Zdaniem Rady efektywnosc i bezpieczeristwo leczenia powinny podlegac statemu
monitorowaniu, ze wzgledu na brak rejestracji populacji pediatrycznej.

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 40 ustawy o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego oraz wyrobdéw medycznych (Dz. U. z 2026 r. poz. 253), 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: OTOW.415.1.2026 ,,Opracowanie dotyczgce oceny zasadnosci
wprowadzenia zmian w dotychczasowym opisie programu lekowego B.114. Leczenie chorych na ostrg biataczke
szpikowg (ICD-10: (C92.0) dotyczacych zastosowania substancji czynnej: wenetoklaks we wskazaniach
pozarejestracyjnych: 1) leczenie 1. linii wenetoklaksem w skojarzeniu z azacytydyna (do podania podskdrnego)
pediatrycznych pacjentow w wieku od 3 miesiecy z nowo rozpoznang ostrg biataczkg szpikows,
niekwalifikujgcych sie do standardowej chemioterapii indukujgcej, 2) leczenie od 2. linii wenetoklaksem
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w skojarzeniu z azacytydyng (do podania podskdrnego) pediatrycznych pacjentéw w wieku od 3 miesiecy z ostrg
biataczka szpikowa, 3) leczenie wenetoklaksem w skojarzeniu z azacytydyng (do podania podskdrnego)
po przeszczepieniu komdrek krwiotwoérczych (HSCT) u pediatrycznych pacjentéw w wieku od 3 miesiecy z ostrg
biataczka szpikowaq z grupy bardzo wysokiego ryzyka”, data ukonczenia: 9 lipca 2026 .



KARTA NIEJAWNOSCI

Dane zakreslone kolorem czarnym stanowiq informacje publiczne podlegajgce wylgczeniu
ze wzgledu na tajemnice przedsigbiorcow (AbbVie Deutschland GmbH & Co. KG., Accord
Healthcare S.L.U.)

Zakres wylgczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem (AbbVie Deutschland
GmbH & Co. KG., Accord Healthcare S.L.U.) 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 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 wylgczenia jawnosci: Agencja Oceny Technologii Medycznych
i Taryfikacji.

Podmiot w interesie ktorego dokonano wylgczenia jawnosci: AbbVie Deutschland GmbH
& Co. KG., Accord Healthcare S.L.U.)
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Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 99/2026 z dnia 13 lipca 2026 roku
w sprawie objecia refundacjg lekdw zawierajgcych substancje czynng
wenetoklaks w zakresie wskazan do stosowania lub dawkowania,
lub sposobu podawania odmiennych niz okreslone w Charakterystyce
Produktu Leczniczego, tj. leczenie od 2. linii pediatrycznych
pacjentow w wieku od 3 miesiecy z ostrg biataczka szpikowg

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne objecie refundacjq lekow zawierajgcych
substancje czynnq wenetoklaks, w zakresie wskazan do stosowania
lub dawkowania, Ilub sposobu podawania odmiennych niz okreslone
w Charakterystyce Produktu Leczniczego, tj. leczenie od 2. linii wenetoklaksem
w skojarzeniu z azacytydyng (do podania podskornego) pediatrycznych
pacjentow w wieku od 3 miesiecy z ostrqg biataczkq szpikowq.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Dotyczy zmian zapisow programu lekowego B.114 ,Leczenie chorych na ostrq
biataczke szpikowg (ICD-10: C92.0)” o zapis dotyczqcy zastosowania substancji
czynnej wenetoklaks we wskazaniu pozarejestracyjnym

e Jeczenie od 2. linii wenetoklaksem w skojarzeniu z azacytydynq (do podania
podskdrnego) pediatrycznych pacjentow w wieku od 3 miesiecy z ostrq
biataczkq szpikowq.

Zapis ten powoduje rozszerzenie populacji wnioskowanej o dzieci w wieku

od 3 miesiecy do 18 lat, w ktorej lek ten jest niezarejestrowany.

Liczebnos¢ wnioskowanej populacji wg. szacunku ekspertow to 3-10 osdb.

Ostre biataczki sq najczestszymi nowotworami wieku dzieciecego i stanowiq
ok. 26% wszystkich nowotwordow w tej populacji. Najczesciej diagnozowana jest
ostra biataczka limfoblastyczna (ALL), ktdra stanowi 80% wszystkich biataczek
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rozpoznawanych u dzieci. Natomiast ostra biataczka nielimfoblastyczna
szpikowa (ANLL-AML) wystepuje w okoto 15% przypadkow. Wczesne objawy
biataczek u dzieci nie sq charakterystyczne, czesto imitujg objawy chordb wieku
dzieciecego, dlatego mogq byc¢ przeoczone i zbagatelizowane. OpdzZniajg
tym samym rozpoznanie i przyczyniajq sie do gorszych wynikdw leczenia.
Do najczestszych niespecyficznych objawodw zaliczamy: gorqczke niewiadomego
pochodzenia, ostabienie, utrate apetytu i bdle kostno-stawowe. Rokowanie
w AML jest gorsze niz w ALL, a dfugoletnie remisje bez nawrotow wystepujq tylko
u okoto potowy pacjentow.

Zgodnie z aktualnym programem lekowym B.114 ,Leczenie chorych na ostrg
biataczke szpikowq (ICD-10: C92.0)” obecnie u pacjentow pediatrycznych
refundowany jest gemtuzumab ozogamycyny GO (w 1. linii leczenia
w skojarzeniu z daunorubicyngq i cytarabing [bez wzgledu na status mutacji FLT3]
- w wieku 15 lat i powyzZej). Niemniej, zgodnie z opiniqg Konsultanta Krajowego,
finansowanie dla pacjentow w wieku 15-18 lat jest dostepne w ramach programu
lekowego, ale wyfqcznie ze schematem chemioterapii przeznaczonym
dla pacjentow dorostych, niemajgcych zastosowania u dzieci, co wyklucza
mozliwos¢ finansowania GO w tej grupie wiekowej, mozZliwe jedynie
wykorzystanie srodkow charytatywnych.

Wenetoklaks jest silnie dziatajgcym, selektywnym inhibitorem biatka
antyapoptotycznego Bcl-2 (ang. B-cell Ilymphoma 2). Nadekspresje
Bcl-2 wykazano w komorkach PBL i OBS, gdzie jest mediatorem przezycia komorki
nowotworowej, co wigzano z opornosciq na chemioterapeutyki. Wenetoklaks
wiqgze sie bezposrednio z bruzdq wigzqcq BH3 w Bcl-2, wypierajgc zawierajgce
motyw BH3 biatka proapoptotyczne, takie jak BIM, co zapoczqtkowuje wzrost
przepuszczalnosci zewnetrznej btony mitochondrialnej (ang. mitochondrial outer
membrane permeabilization, MOMP), aktywacje kaspaz i programowangq smierc
komorki. W badaniach nieklinicznych wenetoklaks wykazat dziatanie
cytotoksyczne w komdrkach nowotworowych z nadekspresjq Bcl-2.

Dowody naukowe

W analizy skutecznosci i bezpieczenstwa uwzgledniono nastepujgce publikacje,
w ktorych populacje nie byty jednorodne, tzn.: w ramach badan analizowano
szerokie spektrum populacji (obejmujgce rowniez inne wnioskowane wskazania)
od pacjentow m.in.: z nowo zdiagnozowanqg AML czy tez AML oporng na leczenie
/ po HSCT:

e Arora 2026 - retrospektywna, jednoosrodkowa analiza oceniajgca
skutecznosc¢ klinicznqg skojarzenia wenetoklaksu i azacytydyny jako terapii
pomostowej przed przeszczepem w przypadku nawrotowej lub opornej
na leczenie/po allo HSCT ostrej biataczki szpikowej u dzieci;
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e Arcourt 2026 - retrospektywna, wieloosrodkowa analiza oceniajgca
skutecznos¢ kliniczng wenetoklaksu i azacytydyny u dzieci z pierwotng
lub wtdrngq, wielokrotnie nawracajgcq/oporng na leczenie/po alloHSCT ostrg
biataczkq szpikowq;

e Karol 2024 — badanie I. fazy, open-label oceniajqce skutecznos¢ wenetoklaksu
w monoterapii lub w skojarzeniu z chemioterapiq w populacji dzieci,
mtodziezy i mtodych  dorostych z nawrotowg Ilub  oporng
na leczenie/po alloHSCT ostrq biataczkq szpikowq;

e [leBlanc 2024 — oceniajgce skutecznosc leczenia srodkami hipometylujgcymi
i wenetoklaksem u nowo zdiagnozowanych dzieci, mtodziezy i dorostych
z ostrg biataczkg szpikowgq, ktorzy nie kwalifikujq sie do standardowej terapii
oraz u pacjentéw z nawrotem lub opornosciq na leczenie/po alloHSCT;

e Wen 2024 — ocena wskaZnika remisji, toksycznos¢ i farmakokinetyka
schematow indukcyjnych opartych na wenetoklaksie u dzieci z nieleczong
ostrq biataczkg szpikowg;

e Winters 2020 — ocena skutecznosci wenetoklaksu i azacytydyny w leczeniu
zespotu mielodysplastycznego i ostrej biataczki szpikowej u pacjentow
pediatrycznych.

Wyniki przedstawione w opisanych badaniach (Arora 2026, Arcourt 2026,
Karol 2024, LeBlanc 2024, Winters 2020) wykazaty, Ze leczenie wenetoklaksem
w skojarzeniu z azacytydyng Ilub innymi substancjami z grupy lekow
hipometylujgcych (decytabina) pozwala uzyska¢ znaczgce odsetki remisji,
umozliwiajgc  nastepnie przeprowadzenie przeszczepu HSCT. Leczenie
skojarzeniem WEN+AZA umoiliwiato uzyskanie remisji u czesci chorych
i stanowito pomost do przeprowadzenia allo-HSCT poprzez zwiekszenie odsetka
uzyskiwanych remisji i odpowiedzi MRD-ujemnych.

Nalezy jednak podkreslic, ze skutecznos¢ WEN+AZA byta zréznicowana pomiedzy
badaniami — od wysokich odsetkow odpowiedzi w czesci analiz (57%-67%)
do bardziej umiarkowanych wynikdw (26,3%). Najwieksze korzysci obserwowano
u chorych, u ktorych uzyskanie odpowiedzi umozliwiato wykonanie
przeszczepienia komdrek krwiotwdrczych. W badaniu Arora 2026 2-letni odsetek
OS dla catej kohorty wynidst 28,6% oraz 57,1% dla pacjentéow poddanych HSCT.
Wszyscy pacjenci, ktorzy uzyskali CR/CRi, zostali poddani allo-HSCT. W badaniu
LeBlanc 2024 mediana OS w populacji nawrotowej/opornej AML wyniosta
24,7 miesigca, a 2-letni odsetek OS 54,5%. Mediana EFS wyniosta 11 miesiecy.
W badaniu Karol 2024 mediana OS wyniosta 3,5 miesigca. Natomiast w ramach
dtugoterminowej obserwacji w badaniu Arcourt 2026 mediana OS wyniosta
6,1 miesiqca dla catej kohorty.

W zakresie analizy bezpieczeristwa najczesciej odnotowywano hematologiczne
dziatania niepozqdane, zwfaszcza neutropenie, trombocytopenie, niedokrwistosc

3
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oraz cytopenie 3—4 stopnia nasilenia. Odnotowywano réwniez wystepowanie
gorqgczki neutropenicznej i zakazenia, w tym bakteriemie, sepse oraz zakazenia
grzybicze. W czesci badan obserwowano takze objawy ze strony przewodu
pokarmowego, zaburzenia metaboliczne oraz lize guza. Mimo wysokiej czestosci
ciezkich  zdarzen hematologicznych, profil bezpieczeristwa uznawano
za przewidywalny i zgodny z doswiadczeniami dotyczqcymi leczenia dorostych
chorych na AML. Nie odnotowano zgondw zwigzanych z leczeniem.

Wytyczne kliniczne

Jedynie wytyczne Konsensusu Ekspertow z 2026 r. odnoszq sie wprost
do populacji pacjentow pediatrycznych w leczeniu ostrej biataczki szpikowej
(AML). Pozostate publikacje (PTOK 2020, Shimony 2025, Ciotii 2022) majq
charakter ogdlny lub odnoszq sie do populacji pacjentéw ponizej 60 r.z.
Konsensus Ekspertow 2026 dotyczy leczenia AML u pacjentow pediatrycznych
i wskazuje, ze wenetoklaks m.in. z azacytydyng (z infuzjq limfocytow dawcy (DLI)
lub bez DLI) jest jednq z najbardziej obiecujgcych strategii leczenia nawrotowej
lub opornej AML, natomiast w leczeniu podtrzymujgcym u pacjentow
po allo-HSCT dowody na jego skutecznosc¢ sq obecnie ograniczone a optymalny
czas terapii nie jest znany. Ponadto wenetoklaks mimo wyjgtkowej skutecznosci
i zatwierdzenia przez organy regulacyjne dla dorostych z nowo zdiagnozowang
AML oraz obiecujgcych danych u pacjentéw pediatrycznych z nawrotowg/oporng
AML nie jest zatwierdzony do stosowania u dzieci.

Rekomendacje refundacyjne

Nie odnaleziono rekomendacji refundacyjnych, ktdore odnosityby sie

do stosowania  wenetoklaksu w  populacji pacjentéow  pediatrycznych.

Odnaleziono natomiast 6 pozytywnych rekomendacji refundacyjnych (ZN 2021,

HAS 2021, SMC 2022, NCPE 2023, NICE 2022, CADTH 2021 - pozytywna

warunkowa) dotyczqcych stosowania wenetoklaksu w skojarzeniu z azacytydynq

lub srodkiem hipometylujgcym (gtdwnie azacytydyng) w populacji osob

dorostych:

e znowo zdiagnozowangq ostrq biataczkq szpikowq (AML), ktorzy nie kwalifikujg
sie do intensywnej chemioterapii;

e jako leczenie pierwszego rzutu u dorostych pacjentow z nowo rozpoznang
AML, ktorzy nie kwalifikujq sie do standardowej chemioterapii indukcyjnej;

o zAML w wieku 75 lat i wiecej, lub u ktorych wystepujq choroby wspdtistniejgce
uniemozliwiajgce zastosowanie intensywnej chemioterapii indukcyjne;.

Ponadto, na stronie NICE odnaleziono informacje, ze ocena wenetoklaksu

w skojarzeniu z azacytydynqg w leczeniu AML przed i po alloHSTC u dzieci

i dorostych obecnie jest zawieszona z uwagi na informacje przekazang
od wnioskodawcy, ze nie procedujq juz wniosku w tym wskazaniu.
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Wplyw na budzet:

W oszacowaniach uwzgledniono koszty ocenianej technologii (wenetoklaksu —
produkt leczniczy Venclyxto, w skojarzeniu z azacytydynq — produkt leczniczy
Azacitidine Accord), koszty komparatorow, koszty podania lekow (hospitalizacji
pacjentow), koszty diagnostyki i monitorowania leczenia.

Wyniki wariantu podstawowego wpfywu na budzet wykazaty, ze objecie
refundacjq terapii wenetoklaksem w skojarzeniu z azacytydynq u pacjentow
pediatrycznych w wieku od 3 miesiecy do 18 lat w ramach 2. i kolejnych linii
leczenia, spowoduje wzrost wydatkdw ptatnika wzgledem przyjetych
komparatoréow

e wzgledem AZA w monoterapii:

o ook NG / 223 711,740 Py

e wzgledem opieki terminalnej:

o ook. [N/ 192 574,150 LN I

Gtowne argumenty decyzji

e Niezaspokojona potrzeba medyczna w wqskiej populacji pediatrycznej z AML;

e Niewielkie zwiekszenie kosztow programu lekowego ze wzgledu na matq
liczebnos¢ wnioskowanej populacji;

e Obiecujgce wyniki prowadzonych obecnie badan u dzieci wskazujgce
na wysokq skutecznosc i korzystny profil bezpieczerstwa;

e leczenie wskazane w Konsensusie Ekspertow 2026 i wnioskowane przez
Konsultanta Krajowego w dziedzinie onkologii i hematologii dzieciecej.

Uwaga Rady

Zdaniem Rady efektywnosc i bezpieczenstwo leczenia powinny podlegac statemu
monitorowaniu, ze wzgledu na brak rejestracji populacji pediatrycznej.

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 40 ustawy o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego oraz wyrobdéw medycznych (Dz. U. z 2026 r. poz. 253), 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: OTOW.415.1.2026 ,,Opracowanie dotyczgce oceny zasadnosci
wprowadzenia zmian w dotychczasowym opisie programu lekowego B.114. Leczenie chorych na ostrg biataczke
szpikowg (ICD-10: (C92.0) dotyczacych zastosowania substancji czynnej: wenetoklaks we wskazaniach
pozarejestracyjnych: 1) leczenie 1. linii wenetoklaksem w skojarzeniu z azacytydyna (do podania podskérnego)
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pediatrycznych pacjentow w wieku od 3 miesiecy z nowo rozpoznang ostrg biataczkg szpikowsa,
niekwalifikujgcych sie do standardowej chemioterapii indukujgcej, 2) leczenie od 2. linii wenetoklaksem
w skojarzeniu z azacytydyna (do podania podskérnego) pediatrycznych pacjentéw w wieku od 3 miesiecy z ostrg
biataczka szpikowa, 3) leczenie wenetoklaksem w skojarzeniu z azacytydyng (do podania podskérnego)
po przeszczepieniu komdrek krwiotwérczych (HSCT) u pediatrycznych pacjentéw w wieku od 3 miesiecy z ostrg
biataczka szpikowaq z grupy bardzo wysokiego ryzyka”, data ukonczenia: 9 lipca 2026 .



KARTA NIEJAWNOSCI

Dane zakreslone kolorem czarnym stanowiq informacje publiczne podlegajgce wylgczeniu
ze wzgledu na tajemnice przedsigbiorcow (AbbVie Deutschland GmbH & Co. KG., Accord
Healthcare S.L.U.)

Zakres wylgczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem (AbbVie Deutschland
GmbH & Co. KG., Accord Healthcare S.L.U.) 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 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 wylgczenia jawnosci: Agencja Oceny Technologii Medycznych
i Taryfikacji.

Podmiot w interesie ktorego dokonano wylgczenia jawnosci: AbbVie Deutschland GmbH
& Co. KG., Accord Healthcare S.L.U.)



Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 100/2026 z dnia 13 lipca 2026 roku
w sprawie objecia refundacjg lekdw zawierajgcych substancje czynng
wenetoklaks w zakresie wskazan do stosowania lub dawkowania,
lub sposobu podawania odmiennych niz okreslone w Charakterystyce
Produktu Leczniczego, tj. leczenie po przeszczepieniu komorek
krwiotworczych (HSCT) u pediatrycznych pacjentéw w wieku
od 3 miesiecy z ostrg biataczkgy szpikowg

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne objecie refundacjq lekdw zawierajgcych
substancje czynnqg wenetoklaks, w zakresie wskazan do stosowania
lub dawkowania, Ilub sposobu podawania odmiennych niz okreslone
w Charakterystyce  Produktu Leczniczego, tj. leczenie wenetoklaksem
w skojarzeniu z azacytydynq (do podania podskornego) po przeszczepieniu
komorek krwiotworczych (HSCT) u pediatrycznych pacjentow w wieku
od 3 miesiecy z ostrq biataczkq szpikowq z grupy bardzo wysokiego ryzyka.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Dotyczy zmian zapisow programu lekowego B.114 ,Leczenie chorych na ostrg

biataczke szpikowg (ICD-10: C92.0)” o zapis dotyczqcy zastosowania substancji

czynnej wenetoklaks we wskazaniu pozarejestracyjnym:

e Jeczenie wenetoklaksem w skojarzeniu z azacytydynq (do podania
podskdornego) po przeszczepieniu komdrek krwiotworczych (HSCT)
u pediatrycznych pacjentow w wieku od 3 miesiecy z ostrq biataczkg szpikowq
z grupy bardzo wysokiego ryzyka.

Zapis ten powoduje rozszerzenie populacji wnioskowanej o dzieci w wieku

od 3 miesiecy do 18 lat, w ktorej lek ten jest niezarejestrowany.

Liczebnosc¢ wnioskowanej populacji wg. szacunku ekspertow to 3-10 0sob.

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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Ostre biataczki sq najczestszymi nowotworami wieku dzieciecego i stanowiq
ok. 26% wszystkich nowotwordw w tej populacji. Najczesciej diagnozowana jest
ostra biataczka limfoblastyczna (ALL), ktdra stanowi 80% wszystkich biataczek
rozpoznawanych u dzieci. Natomiast ostra biataczka nielimfoblastyczna
szpikowa (ANLL-AML) wystepuje w okofo 15% przypadkow. Wczesne objawy
biataczek u dzieci nie sq charakterystyczne, czesto imitujg objawy chordb wieku
dzieciecego, dlatego mogqg byc¢ przeoczone izbagatelizowane. Opdziniajg
tym samym rozpoznanie i przyczyniajq sie do gorszych wynikdw leczenia.
Do najczestszych niespecyficznych objawdw zaliczamy: gorqgczke niewiadomego
pochodzenia, ostabienie, utrate apetytu i bdle kostno-stawowe. Rokowanie
w AML jest gorsze niz w ALL, a dtugoletnie remisje bez nawrotow wystepujq tylko
u okoto potowy pacjentow.

Zgodnie z aktualnym programem lekowym B.114 , Leczenie chorych na ostrg
biataczke szpikowq (ICD-10: C92.0)” obecnie u pacjentow pediatrycznych
refundowany jest gemtuzumab ozogamycyny GO (w 1. linii leczenia
w skojarzeniu z daunorubicynq i cytarabing [bez wzgledu na status mutacji FLT3]
- w wieku 15 lat i powyzZej). Niemniej, zgodnie z opiniq Konsultanta Krajowego,
finansowanie dla pacjentow w wieku 15-18 lat jest dostepne w ramach programu
lekowego, ale wyiqcznie ze schematem chemioterapii przeznaczonym
dla pacjentow dorostych, niemajgcych zastosowania u dzieci, co wyklucza
mozliwos¢ finansowania GO w tej grupie wiekowej, mozliwe jedynie
wykorzystanie srodkow charytatywnych.

Wenetoklaks jest silnie dziatajgcym, selektywnym inhibitorem biatka
antyapoptotycznego Bcl-2 (ang. B-cell Ilymphoma 2). Nadekspresje
Bcl-2 wykazano w komorkach PBL i OBS, gdzie jest mediatorem przezycia komorki
nowotworowej, co wigzano z opornosciq na chemioterapeutyki. Wenetoklaks
wigze sie bezposrednio z bruzdq wigzgcqg BH3 w Bcl-2, wypierajgc zawierajgce
motyw BH3 biatka proapoptotyczne, takie jak BIM, co zapoczqgtkowuje wzrost
przepuszczalnosci zewnetrznej bfony mitochondrialnej (ang. mitochondrial outer
membrane permeabilization, MOMP), aktywacje kaspaz i programowangq smierc
komorki. W badaniach nieklinicznych wenetoklaks wykazat dziatanie
cytotoksyczne w komadrkach nowotworowych z nadekspresjq Bcl-2.

Dowody naukowe

W analizy skutecznosci i bezpieczenstwa uwzgledniono nastepujgce publikacje,
w ktorych populacje nie byty jednorodne, tzn.: w ramach badan analizowano
szerokie spektrum populacji (obejmujgce rowniez inne wnioskowane wskazania)
od pacjentow m.in.: z nowo zdiagnozowanqg AML czy tez AML oporng na leczenie
/ po HSCT:

e Arora 2026 - retrospektywna, jednoosrodkowa analiza oceniajgca
skutecznos¢ kliniczng skojarzenia wenetoklaksu i azacytydyny jako terapii
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pomostowej przed przeszczepem w przypadku nawrotowej lub opornej
na leczenie/po allo HSCT ostrej biataczki szpikowej u dzieci;

e Arcourt 2026 - retrospektywna, wieloosrodkowa analiza oceniajgca
skutecznos¢ kliniczng wenetoklaksu i azacytydyny u dzieci z pierwotng
lub wtorng, wielokrotnie nawracajgcg/opornqg na leczenie/po alloHSCT ostrg
biataczkq szpikowq;

e Karol 2024 — badanie I. fazy, open-label oceniajgce skutecznos¢ wenetoklaksu
w monoterapii lub w skojarzeniu z chemioterapiq w populacji dzieci,
mtodziezy i mfodych  dorostych z nawrotowqg lub  oporng
na leczenie/po alloHSCT ostrq biataczkq szpikowq;

e [leBlanc 2024 — oceniajgce skutecznosc leczenia srodkami hipometylujgcymi
i wenetoklaksem u nowo zdiagnozowanych dzieci, mtodziezy i dorostych
z ostrq biataczkq szpikowgq, ktorzy nie kwalifikujg sie do standardowej terapii
oraz u pacjentéw z nawrotem lub opornosciq na leczenie/po alloHSCT;

e Wen 2024 — ocena wskaZnika remisji, toksycznos¢ i farmakokinetyka
schematow indukcyjnych opartych na wenetoklaksie u dzieci z nieleczong
ostrq biataczkg szpikowg;

e Winters 2020 — ocena skutecznosci wenetoklaksu i azacytydyny w leczeniu
zespotu mielodysplastycznego i ostrej biataczki szpikowej u pacjentow
pediatrycznych.

W badaniach wtgczonych do analizy klinicznej (Arora 2026, Arcourt 2026,
Karol 2024, LeBlanc 2024, Winters 2020) uczestniczyli  pacjenci
po przeszczepieniu krwiotworczych komorek macierzystych, jednak wyniki
nie byty raportowane odrebnie dla tej populacji. Mozna jednak na ich podstawie
wnioskowad, Ze leczenie wenetoklaksem w skojarzeniu z azacytydyng moze
prowadzi¢ do uzyskania odpowiedzi terapeutycznej i remisji umozliwiajgcej
dalsze leczenie transplantacyjne. Wyniki badan wskazujg, Ze zastosowanie
WEN+AZA po HSCT moze przyczyniac sie do utrzymania remisji oraz ograniczenia
ryzyka nawrotu u wybranych pacjentow obcigzonych bardzo niekorzystnym
rokowaniem. W czesci badari obserwowano dtugotrwate remisje i przezycia,
jednak uzyskane wyniki pochodzq takze od pacjentow nawrotowych i nowo
zdiagnozowanych.

Profil bezpieczeristwa WEN+AZA byt zblizony do obserwowanego w pozostatych
populacjach. Najczesciej wystepowaty hematologiczne dziatania niepozgdane
(cytopenie, neutropenia, matoptytkowosé) oraz powiktania infekcyjne,
w tym gorgczka neutropeniczna i zakazenia wymagajgce hospitalizacji.
Wytyczne kliniczne

Jedynie wytyczne Konsensusu Ekspertow z 2026 r. odnoszq sie wprost
do populacji pacjentow pediatrycznych w leczeniu ostrej biataczki szpikowej
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(AML). Pozostate publikacje (PTOK 2020, Shimony 2025, Ciotii 2022) majq
charakter ogdlny lub odnoszq sie do populacji pacjentéw ponizej 60 r.z.
Konsensus Ekspertow 2026 dotyczy leczenia AML u pacjentow pediatrycznych
i wskazuje, ze wenetoklaks m.in. z azacytydyng (z infuzjq limfocytow dawcy (DLI)
lub bez DLI) jest jednq z najbardziej obiecujgcych strategii leczenia nawrotowej
lub opornej AML, natomiast w leczeniu podtrzymujgcym u pacjentow
po allo-HSCT dowody na jego skutecznosc¢ sq obecnie ograniczone a optymalny
czas terapii nie jest znany. Ponadto wenetoklaks mimo wyjgtkowej skutecznosci
i zatwierdzenia przez organy regulacyjne dla dorostych z nowo zdiagnozowang
AML oraz obiecujgcych danych u pacjentow pediatrycznych z nawrotowg/oporng
AML nie jest zatwierdzony do stosowania u dzieci.

Rekomendacje refundacyjne

Nie odnaleziono rekomendacji refundacyjnych, ktdore odnosityby sie
do stosowania  wenetoklaksu w populacji pacjentow  pediatrycznych.
Odnaleziono natomiast 6 pozytywnych rekomendacji refundacyjnych (ZN 2021,
HAS 2021, SMC 2022, NCPE 2023, NICE 2022, CADTH 2021 - pozytywna
warunkowa) dotyczqcych stosowania wenetoklaksu w skojarzeniu z azacytydyng
lub srodkiem hipometylujgcym (gtownie azacytydyng) w populacji osob
dorostych:
e znowo zdiagnozowangq ostrq biataczkq szpikowq (AML), ktorzy nie kwalifikujg
sie do intensywnej chemioterapii;
e jako leczenie pierwszego rzutu u dorostych pacjentow z nowo rozpoznang
AML, ktorzy nie kwalifikujq sie do standardowej chemioterapii indukcyjnej;
e zAML w wieku 75 lat i wiecej, lub u ktdrych wystepujg choroby wspdtistniejgce
uniemozliwiajgce zastosowanie intensywnej chemioterapii indukcyjne;.
Ponadto, na stronie NICE odnaleziono informacje, ze ocena wenetoklaksu
w skojarzeniu z azacytydynq w leczeniu AML przed i po alloHSTC u dzieci
i dorostych obecnie jest zawieszona z uwagi na informacje przekazang
od wnioskodawcy, Ze nie procedujq juz wniosku w tym wskazaniu.

Wptyw na budzet:

W oszacowaniach uwzgledniono koszty ocenianej technologii (wenetoklaksu —
produkt leczniczy Venclyxto, w skojarzeniu z azacytydyng — produkt leczniczy
Azacitidine Accord), koszty komparatorow, koszty podania lekow (hospitalizacji
pacjentow), koszty diagnostyki i monitorowania leczenia.

Wyniki wariantu podstawowego wpfywu na budzet wykazaty, ze objecie
refundacjq terapii wenetoklaksem w skojarzeniu z azacytydynq u pacjentow
pediatrycznych w wieku od 3 miesiecy do 18 lat, po przeszczepieniu komdrek
krwiotwdrczych (HSCT) z ostrq biataczkq szpikowq z grupy bardzo wysokiego
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ryzyka, spowoduje wzrost wydatkow pfatnika wzgledem przyjetych
komparatoréw

e wzgledem AZA w monoterapii:

o o ok. | NNNEEGE 335 567,610 pLv IR

e wzgledem opieki terminalnej:

o ok NN 255 311,270 pLN I

Gtowne argumenty decyzji

e Niezaspokojona potrzeba medyczna w wqskiej populacji pediatrycznej z AML;

e Niewielkie zwiekszenie kosztow programu lekowego ze wzgledu na matq
liczebnos¢ wnioskowanej populacji;

e Obiecujgce wyniki prowadzonych obecnie badan u dzieci wskazujgce
na wysokq skutecznosc i korzystny profil bezpieczeristwa;

e lLeczenie wskazane w Konsensusie Ekspertow 2026 i wnioskowane przez
Konsultanta Krajowego w dziedzinie onkologii i hematologii dzieciece;.

Uwaga Rady

Zdaniem Rady efektywnosc i bezpieczenstwo leczenia powinny podlegac statemu
monitorowaniu, ze wzgledu na brak rejestracji populacji pediatrycznej.

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 40 ustawy o refundacji lekdw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2026 r. poz. 253), w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 5 ustawy
z 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkdw publicznych (Dz. U. z 2025 r.
poz. 1461), z uwzglednieniem opracowania nr: OTOW.415.1.2026 ,,Opracowanie dotyczgce oceny zasadnosci
wprowadzenia zmian w dotychczasowym opisie programu lekowego B.114. Leczenie chorych na ostrg biataczke
szpikowg (ICD-10: (C92.0) dotyczacych zastosowania substancji czynnej: wenetoklaks we wskazaniach
pozarejestracyjnych: 1) leczenie 1. linii wenetoklaksem w skojarzeniu z azacytydyng (do podania podskdrnego)
pediatrycznych pacjentow w wieku od 3 miesiecy z nowo rozpoznang ostrg biataczkg szpikows,
niekwalifikujgcych sie do standardowej chemioterapii indukujgcej, 2) leczenie od 2. linii wenetoklaksem
w skojarzeniu z azacytydyng (do podania podskérnego) pediatrycznych pacjentow w wieku od 3 miesiecy z ostrg
biataczka szpikowa, 3) leczenie wenetoklaksem w skojarzeniu z azacytydyng (do podania podskdrnego)
po przeszczepieniu komarek krwiotwdrczych (HSCT) u pediatrycznych pacjentow w wieku od 3 miesiecy z ostrg
biataczka szpikowgq z grupy bardzo wysokiego ryzyka”, data ukonczenia: 9 lipca 2026 r.



KARTA NIEJAWNOSCI

Dane zakreslone kolorem czarnym stanowiq informacje publiczne podlegajgce wylgczeniu
ze wzgledu na tajemnice przedsigbiorcow (AbbVie Deutschland GmbH & Co. KG., Accord
Healthcare S.L.U.)

Zakres wylgczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem (AbbVie Deutschland
GmbH & Co. KG., Accord Healthcare S.L.U.) 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 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 wylgczenia jawnosci: Agencja Oceny Technologii Medycznych
i Taryfikacji.

Podmiot w interesie ktorego dokonano wylgczenia jawnosci: AbbVie Deutschland GmbH
& Co. KG., Accord Healthcare S.L.U.)



