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Maciej Karaszewski otworzyt posiedzenie o godzinie 10:06.

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

7 0s6b):

Artur Bachta

Robert Bryzek

Anna Czerniecka-Kubicka
Andrzej Dgbrowski

Maciej Karaszewski
Marcin Lipowski

Ewa Obuchowicz
Zbigniew Siudak

Anna Socha-Banasiak

Voo N~ ON -

Cztonkowie Rady nhieobecni podczas posiedzenia:

1. Elzbieta Lanc

Proponowany porzgdek obrad:

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

2. Przygotowanie stanowisk w sprawie oceny lekéw Phesgo (trastuzumabum +
pertuzumabum) i Perjeta (pertuzumabum) w ramach programu lekowego B.9.FM
s,Leczenie chorych na raka piersi — tfrastuzumab w skojarzeniu z pertuzumabem
(leczenie adjuwantowe)”.

3. Przygotowanie stanowiska w sprawie oceny leku Minjuvi (tafasitamabum)
wramach programu lekowego B.12.FM. ,lLeczenie chorych na chtoniaki
B-komdrkowe (ICD-10: C82, C83, C85)".

4. Przygotowanie stanowiska w sprawie oceny leku Ultomiris (ravulizumabum)
wramach programu lekowego B.138.FM. ,lLeczenie pacjentow ze spekirum
zapalenia nerwdw wzrokowych i rdzenia kregowego (NMOSD) (ICD-10: G36.0)".

5. Przygotowanie stanowiska w sprawie oceny $rodka spozywczego specjalnego
przeznaczenia zywieniowego PKU GMPro DelightBerry, Delight Tropical
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we wskazaniu: fenyloketonuria (PKU) u pacjentéw powyzej 3 roku zycia, u ktérych
dobowa tolerancja fenyloalaniny pozwala na zastosowanie preparatéw
glikomakropeptydowych.

6. Przygotowanie stanowiska w sprawie oceny leku Aspaveli (pegcetacoplanum)
w ramach programu lekowego ,Leczenie pacjentdw z glomerulopatiq C3 (C3G)
lub pierwotnym btoniastorozplemowym ktebuszkowym zapaleniem nerek
zwigzanym z dysregulacjg dopetniacza (IC MPGN) (ICD-10: N03.5, N05.5).

7. Przygotowanie stanowiska w sprawie zbadania zasadnosci wydawania zgdd
narefundacje produkiu leczniczego Opzelura (ruksolitynib) we wskazaniu:
bielactwo nabyte.

8. Przygotowanie opinii o projekcie programu polityki zdrowotne] jednostki
samorzqgdu ferytorialnego ,,Program kompleksowej zdalnej opieki dla kobiet
w trzecim trymestrze cigzy” (woj. dolnoslgskie).

9. Przygotowanie opinii o projekcie programu polityki zdrowotne] jednostki
samorzqgdu terytorialnego ,»Zdrowszy Kotobrzeg« - program w zakresie profilaktyki
depresji u dzieci i mtodziezy w miescie Kotobrzeg”.

10. Przygotowanie opinii w sprawie kontynuacji refundacji substancji czynnej
rurioktokog alfa pegol we wskazaniu pozarejestracyjnym: zapobieganie
krwawieniom u dzieci ponizej 12r.z.zhemofilig A (ICD-10: Dé6) w ramach programu
lekowego B.15.

11. Zakonczenie posiedzenia.

Ad 1. Anna Socha-Banasiak zadeklarowata konflikt intereséw odnoszgcy sie do leku
PKU GMPro, jednak Rada podjeta decyzie o niezasadnosSci wytgczenia
jej z gtosowania w ramach pkt. 5 porzgdku obrad.

Zaden z pozostatych cztonkdéw Rady nie zadeklarowat konfliktu interesdw.
Rada 9 gtosami ,,za” zaakceptowata proponowany porzgdek obrad.

Ad 2. Analityk Agencji przedstawit prezentacje dot. lekdw Phesgo (frastuzumabum +
pertuzumabum) i Perjeta (pertuzumabum).

Gtos zabrali: Andrzej Dagbrowski, Maciej Karaszewski i Anna Socha-Banasiak.

Rada wystuchata stanowiska eksperta z dziedziny medycyny oraz stanowiska
przedstawiciela pacjentow.

Projekty stanowisk Rady dla obydwu lekdw przygotowali Andrzej Dglbrowski
i Anna Socha-Banasiak.

Rada doprecyzowata tre§¢ uchwaty dot. leku Phesgo, w czym udziat wrzieli:
Maciej Karaszewski, Andrzej Dgbrowski i Anna Socha-Banasiak.

Prowadzqgcy zarzgdzit gtosowanie dot. leku Phesgo, w wyniku ktérego Rada 8 gtosami
,za" i 1 gtosem ,przeciw” uchwalita pozytywne stanowisko (zatgcznik
nr 1 do protokotu).

Andrzej Dgbrowskii Maciej Karaszewski doprecyzowali fre$¢ uchwaty dot. leku Perjeta.
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Prowadzqgcy zarzqgdzit gtosowanie dot. leku Perjeta, w wyniku ktérego Rada 8 gtosami
,Zza” i 1 gtosem ,przeciw” uchwalita pozytywne stanowisko (zatgcznik
nr 2 do protokotu).

Ad 3. Analityk Agencji omowit raport dotyczgcy leku Minjuvi (tafasitamabum).
Gtos zabrali Maciej Karaszewski i Andrzej Dgbrowski.

Projekt stanowiska Rady przygotowali Zbigniew Siudak i Ewa Obuchowicz.
Tre$¢ uchwaty doprecyzowali Marcin Lipowski i Maciej Karaszewski.

Prowadzqgcy zarzqgdzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada 9 gtosami ,,za” uchwalita
negatywne stanowisko (zatgcznik nr 3 do protokotu).

Ad 4. Analityk Agenciji zaprezentowat dane o leku Ultomiris (ravulizumabum).

Rada wystuchata stanowiska eksperta z dziedziny medycyny, ktéry odpowiadat takze
na pytania cztonkdw Rady.

W dyskusji Rady udziat wazielii Maciej Karaszewski, Andrzej Dabrowski
i Ewa Obuchowicz.

Projekt stanowiska Rady przygotowali Ewa Obuchowicz i Zbigniew Siudak.

Tres¢  uchwaty doprecyzowali:  Maciej Karaszewski, Ewa  Obuchowicz
i Andrzej Dgbrowski.

Prowadzqgcy zarzgdzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada 9 gtosami ,,za” uchwalita
negatywne stanowisko (zatgcznik nr 4 do protokotu).

Ad 5. Andlityk Agencji omoéwit kluczowe informacje dot. Srodka spozywczego
specjalnego przeznaczenia zywieniowego PKU GMPro.

Gtos zabrat Maciej Karaszewski.

Projekt stanowiska Rady przygotowali i przedstawili Anna Czerniecka-Kubicka
i Marcin Lipowski.

W dyskusji Rady, w wyniku ktérej Rada doprecyzowata tre$¢ uchwaty, uczestniczyli:
Anna Socha-Banasiak, Andrzej Dagbrowski, Marcin Lipowski, Macie] Karaszewski
i Anna Czerniecka-Kubicka.

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

Ad 6. Anadlityk Agencji przedstawit  prezentacje dot. leku  Aspaveli
(pegcetacoplanum).

Gtos zabrali Marcin Lipowski i Maciej Karaszewski.

Projekt stanowiska Rady przygotowalii przedstawili Marcin Lipowskii Anna Czerniecka-
Kubicka.

Tre$¢ uchwaty doprecyzowali Maciej Karaszewski i Marcin Lipowski.
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Prowadzqgcy zarzgdzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada 9 gtosami ,,za” uchwalita
negatywne stanowisko (zatgcznik nr 6 do protokotu).

Ad 7. Analityk Agencji omowit dane odnoszgce sie do produktu leczniczego Opzelura
(ruksolitynib).

Projekt stanowiska Rady przygotowat i przedstawit Artur Bachta.
Tre$C uchwaty doprecyzowali Maciej Karaszewski i Artur Bachta.

Prowadzqgcy zarzqgdzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada 9 gtosami ,,za” uchwalita
negatywne stanowisko (zatgcznik nr 7 do protokotu).

Ad 8. Andlityk Agencji przedstawit najwazniejsze zatozenia programu polityki
zdrowotnej woj. doinoslgskiego z zakresu opieki okotoporodowe.

Projekt opinii Rady przygotowat i przedstawit Robert Bryzek.

Wobec braku gtoséw w dyskusji, Prowadzqgcy zarzgdzit gtosowanie, w wyniku ktérego
Rada 9 gtosami ,,za” uchwalita pozytywng opinie (zatgcznik nr 8 do protokotu).

Posiedzenie opuscita Anna Czerniecka-
Kubicka.

Ad 9. Analityk Agencji zaprezentowat kluczowe informacje o programie polityki
zdrowotnej dot. profilaktyki depresji w miescie Kotobrzeg.

Projekt opinii Rady przygotowat i przedstawit Robert Bryzek.
Gtos zabrali: Maciej Karaszewski, Andrzej Dgbrowski i Robert Bryzek.

Prowadzqgcy zarzgdzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada 8 gtosami ,,za” uchwalita
negatywnqg opinie (zatgcznik nr 9 do protokotu).

Ad 10. Anna Socha-Banasiak przedstawita projekt opinii Rady dot. substancji czynnej
rurioktokog alfa pegol we wskazaniach pozarejestracyjnych.

Wobec braku gtoséw w dyskusji, Prowadzqgcy zarzqdzit gtosowanie, w wyniku ktérego
Rada 8 gtosami ,,za” uchwalita pozytywnqg opinie (zatgcznik nr 10 do protokotu).

Rada, 8 gtosami ,,za"”, podjeta uchwate o zasadnosci zwotania posiedzenia petnego
sktadu na potrzeby oceny 11 wnioskéw refundacyjnych dla leku Keytruda.

Ad 11. Prowadzqgcy zakonczyt posiedzenie o godzinie 14:53.
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Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 126/2026 z dnia 7 wrzesnia 2026 roku
w sprawie oceny leku Phesgo (trastuzumabum + pertuzumabum)
w ramach programu lekowego B.9.FM , Leczenie chorych
na raka piersi — trastuzumab w skojarzeniu z pertuzumabem
(leczenie adjuwantowe)”

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne objecie refundacjq produktu leczniczego:
e Phesgo (trastuzumabum + pertuzumabum), roztwdr do wstrzykiwan,

600 mg + 1200 mg, 1 fiol., GTIN: 07613326036023,
e Phesgo (trastuzumabum + pertuzumabum), roztwdr do wstrzykiwan,
600 mg + 600 mg, 1 fiol., GTIN: 07613326036191,
w ramach programu lekowego B.9.FM ,Leczenie chorych na raka piersi —
trastuzumab w skojarzeniu z pertuzumabem (leczenie adjuwantowe)”, w ramach
istniejgcej grupy limitowej i wydawanie go bezptatnie, pod warunkiem obnizenia
kosztu terapii i zmodyfikowania zapisow programu lekowego.
Rada Przejrzystosci zgtasza nastepujgce uwagi do propozycji instrumentu
dzielenia ryzyka:
Phesgo powinno by¢ refundowane tylko wtedy, gdy po uwzglednieniu RSS
rzeczywisty koszt catej terapii nie jest wyzszy od najtanszej rownowaznej terapii
P+T, podawanej oddzielnie.
Rada zgtasza nastepujgce uwagi do projektu programu lekowego:
e precyzyjne zdefiniowanie zajecia weztow chfonnych jako obecnosci
co najmniej jednego makroprzerzutu >2 mm;
e wykluczenie pacjentow z pN1mi i pNO(i+);
e wyfqgczenie wskazania podwdjnej terapii anty HER2 u pacjentow, u ktdrych
w materiale pooperacyjnym uzyskana jest catkowita odpowiedZ
patologiczna definiowana jako tpCR (ypT0/is NO).

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Phesgo nie jest nowym lekiem w programie B.9.FM. Nowosciq nie jest ani postac
podskdrna (SC), ani dawkowanie, lecz rozszerzenie etapu leczenia, na ktorym
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mozna je stosowac. Rozszerzenie dotyczy HER2-dodatniego raka piersi z wysokim
ryzykiem wznowy, zdefiniowanym jako obecnosc zajetego wezta chtonnego.

W aktualnym programie B.9.FM. (od 04.2026) Phesgo, czyli state potqczenie
pertuzumabu + trastuzumabu SC, jest juz finansowane w dwdch zasadniczych
sytuacjach: w leczeniu neoadjuwantowym wczesnego HER2+ raka piersi oraz
w | linii leczenia przerzutowego/miejscowo zaawansowanego HER2+ raka piersi.
Aktualny program dopuszcza w terapii neoadjuwantowej pertuzumab +
trastuzumab ,podawane niezaleznie lub w formie produktu leczniczego
zfozonego... do podawania podskornego”. Tak samo w chorobie zaawansowanej
juz obecnie mozna stosowac P+T jako oddzielne leki lub preparat ztoZzony SC.

Kluczowa zmiana dotyczy leczenia adjuwantowego (po operacji). W obecnym
programie: po neoadjuwantowym P+T/Phesgo i operacji zapis mowi: ,,Po zabiegu
operacyjnym stosuje sie leczenie uzupetniajgce trastuzumabem” i tqgczny czas
podawania trastuzumabu wynosi maksymalnie 12 miesiecy/18 podan.
Wg projektu programu lekowego, po zabiegu bedzie mozina kontynuowac
podwdjng blokade P+T, zardwno jako dwa leki w postaci dozylnej (IV), jak i jako
Phesgo - lek w postaci podskdrnej (SC).

Moze to spowodowaé kilkakrotny wzrost zuzycia Phesgo/pertuzumabu.
Dodatkowo pojawia sie grupa pN+ po pierwotnej operacji, ktora dotqd
adjuwantowego pertuzumabu w ogdle nie dostawata.

Dowody naukowe

Dowody naukowe opierajg sie o trzy badania kliniczne: APHINITY, FeDeriCa
i PHranceSCa. APHINITY wskazuje, ze pertuzumab dodany do trastuzumabu
adjuwantowo daje korzys¢ u N+. FeDeriCa wskazuje, ze Phesgo SC daje
co najmniej takq ekspozycje farmakokinetyczng jak P+T IV; pCR, bezpieczeristwo
i pozniejsze wyniki kliniczne sq podobne. PHranceSCa potwierdza, ze SC jest
preferowane przez chorych i dobrze tolerowane, takze w okresie adjuwantowym.
Rozszerzenie samego pertuzumabu na okreslonq populacje adjuwantowgqg
ma rézngq site dowodow: dla pN+ podstawy sq mocne (APHINITY), a dla cN+/pCR
znacznie bardziej posrednie. Nie udowodniono braku nizszosci w zakresie
przezywalnosci (survival non-inferiority) Phesgo vs oddzielnie podawane dozylnie
P+T. Nie udowodniono bezposrednio koniecznosci dalszego P po operacji
u cN+/pCR — dowody naukowe majq charakter posredni.

Wytyczne kliniczne

Odnaleziono jedne wytyczne krajowe (PTOK 2020) oraz siedem zagranicznych
(NCCN 2025/2026, ESMO 2024, NICE 2025, SEOM-GEICAM-SOLTI 2025,
AGO 2025, EUSOMA-SIOG 2021, ASCO 2020). Wytyczne sq spdjne i wskazujq
na zasadnos¢ stosowania pertuzumabu w skojarzeniu z trastuzumabem
w leczeniu okotooperacyjnym pacjentéow z HER2-dodatnim wczesnym rakiem
piersi obcigzonych wysokim ryzykiem nawrotu, szczegolnie w przypadku zajecia
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regionalnych weztéw chtonnych. Wytyczne ASCO 2020 wskazujq, ze trastuzumab
w skojarzeniu z chemioterapiq jest zalecany u chorych z HER2-dodatnim rakiem
piersi z zajeciem weztow chtonnych oraz u chorych bez zajecia weztéw chtonnych
zguzem >1 cm, a dodanie rocznego leczenia adjuwantowego pertuzumabem do
schematu opartego na trastuzumabie mozna rozwazyc szczegolnie u pacjentow
Z zajeciem weztow chfonnych.

Problem ekonomiczny

Zgodnie z oszacowaniami wnioskodawcy stosowanie Phesgo (PHE) w miejsce
TRAS jest drozsze i skuteczniejsze. Oszacowany ICUR dla porownania PHE vs TRAS
wynidst 376 tys. zt/ QALY w wariancie bez RSS. Oszacowany ICUR dla poréwnania
PHE vs TRAS wyniost w wariancie z RSS.
Catkowite wydatki inkrementalne budzetu NFZ w wariancie prawdopodobnym
wyhiosq

oraz 117,6 (90,6-151,1) min zt w | roku i 231,6 (187,1-260,5) min zt w I
roku refundacji (bez RSS). Najwiekszy przyrost kosztow spowoduje refundacja
Phesgo. W wariancie z RSS bedzie , odpowiednio
w i Il roku refundacji.

Rekomendacje refundacyjne

Rekomendacje pozytywne (Medicinradets 2026: Perjeta) oraz rekomendacje
wykazujgce dodatkowq korzysc kliniczng (G-BA 2023: Phesgo i Perjeta) zalecajq
stosowanie skojarzenia pertuzumabu z trastuzumabem w leczeniu
adjuwantowym, wczesnego raka piersi HER2-dodatniego z wysokim ryzykiem
nawrotu, jednak wskazujg na niewielkq dodatkowq korzys¢ (G-BA 2023) oraz
niepewnosci dotyczqce dziatann niepozgdanych oraz rzeczywistego wptywu
na przezywalnos¢ (Medicinradets 2026).

W rekomendacji pozytywnej warunkowo zaréwno dla Phesgo (SMC 2021)
i Perjeta (NICE 2019, SMC 2020) ograniczenie odnosi sie do stosowania
wnioskowanych technologii u pacjentow z zajeciem weztow chtonnych.
Rekomendacja pozytywna warunkowo NICE 2019 dla Perjeta wskazuje
na niepewnosci dotyczgce dowodow skutecznosci klinicznej i w zwigzku z tym
szacunkow efektywnosci kosztowej.

Rekomendacje negatywne dla Phesgo (NCPE 2021, HAS 2021) i Perjeta (NCPE
2019, HAS 2019, PBAC 2018/2019 oraz CDA-AMC 2018) zwigzane
sq z niepewnosciami dotyczgcymi istnienia klinicznie istotnych korzysci oraz
ograniczen zwigzanych z oszacowaniami efektywnosci kosztowej i optacalnoscig
wzgledem innych metod leczenia.

Wedtug informacji przedstawionych przez wnioskodawce Phesgo (pertuzumab
+trastuzumab) we wskazaniu leczenie adjuwantowe wczesnego raka piersi
HER2+ jest finansowany w 15 krajach UE i EFTA (na 31 wskazanych).
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Gtowne argumenty decyzji:

e wyniki badarn naukowych i wytyczne towarzystw wskazujq na mozZliwe
korzysci kliniczne zastosowania pertuzumab + trastuzumab w terapii
adjuwantowej, szczegolnie pacjentow z makroprzerzutami pN+;

e nie wykazano roznic w skutecznosci w zaleznosci od formy podania leku;

e dodatkowe wydatki z budzetu ptatnika publicznego.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt. 2 ustawy o refundacji lekdw, Srodkéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobdw 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 srodkow
publicznych (Dz. U. z 2025 r., poz. 1461), z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej nr: OTAD.4131.14.2026
i OTAD.4131.13.2026 ,Whniosek o refundacjg lekdw Phesgo (pertuzumab + trastuzumab) Perjeta (pertuzumab)
w skojarzeniu z trastuzumabem w ramach programu lekowego B.9.FM. »Leczenie chorych na raka piersi (ICD-10:
C50)«”, data ukonczenia: 26 sierpnia 2026 r.

Inne wykorzystane zrodta danych:
1. Opinia eksperta przedstawiona w trakcie posiedzenia Rady Przejrzystosci.

2. Opinia przedstawiciela pacjentéw przedstawiona w trakcie posiedzenia Rady Przejrzystosci.



KARTA NIEJAWNOSCI

Dane zakreslone kolorem Zoltym stanowiq informacje publiczne podlegajqce wylqczeniu
ze wzgledu na tajemnice przedsigbiorcy (Roche Polska Sp. z o0.0.).

Zakres wylgczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem Roche Polska Sp. z o.o.
o zakresie tajemnicy przedsigbiorcy.

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

Organ dokonujgcy wylgczenia jawnosci: Agencja Oceny Technologii Medycznych
i Taryfikacji.
Podmiot, w interesie ktorego dokonano wylgczenia jawnosci: Roche Polska Sp. z o.o.
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Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 127/2026 z dnia 7 wrzesnia 2026 roku
w sprawie oceny leku Perjeta (pertuzumabum) w ramach programu
lekowego B.9.FM ,,Leczenie chorych na raka piersi — trastuzumab w
skojarzeniu z pertuzumabem (leczenie adjuwantowe)”

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne objecie refundacjq produktu leczniczego
Perjeta (pertuzumabum), koncentrat do sporzgdzania roztworu do infuzji,
420mg (30 mg/ml), 1 fiol., GTIN: 05902768001006, w ramach programu
lekowego B.9.FM , Leczenie chorych na raka piersi — trastuzumab w skojarzeniu
z pertuzumabem (leczenie adjuwantowe)”, w ramach istniejgcej grupy limitowej
i wydawanie go bezptatnie, pod warunkiem zmodyfikowania zapisow programu
lekowego oraz pogfebienia RSS i zobowigzania sie wnioskodawcy,
ze w momencie dostepnosci na polskim rynku biopodobnego leku Perjeta, koszt
terapii nie bedzie wyzszy od terapii z zastosowaniem leku biopodobnego.
Rada zgtasza nastepujgce uwagi do projektu programu lekowego:
e precyzyjne zdefiniowanie zajecia weztow chtonnych jako obecnosci
co najmniej jednego makroprzerzutu >2 mm;
e wykluczenie pacjentow z pN1mi i pNO(i+);
e wyfqczenie wskazania podwdjnej terapii anty HER2 u pacjentow, u ktdrych
w materiale pooperacyjnym uzyskana jest catkowita odpowiedZ
patologiczna definiowana jako tpCR (ypT0/is NO).

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Pertuzumab jest juz refundowany w ramach programu lekowego B.9.FM.
W projekcie nowego programu lekowego nie zmienia sie dawka ani zasadnicze
wskazania w terapii neoadjuwantowej i chorobie przerzutowej; nowosciq jest
wprowadzenie pertuzumabu do leczenia adjuwantowego.

W obowiqzujgcym programie pertuzumab jest stosowany:

e przedoperacyjnie (neoadjuwantowo) z trastuzumabem i chemioterapiq —
3—-6 podan;

e w | linii HER2+ choroby przerzutowej/miejscowo zaawansowanej
Z trastuzumabem i docetakselem.
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Natomiast w leczeniu uzupetniajgcym po operacji aktualny program B.9.FM
wymienia tylko trastuzumab i trastuzumab-emtanzyna.

W projekcie programu lekowego pojawia sie dodatkowa opcja — pertuzumab
adjuwantowy po operacji.

Dotyczy dwdch sytuacji:

e chorych wyjsciowo cN+, ktdrzy otrzymali leczenie neoadjuwantowe i uzyskali
tpCR (ypT0O/is NO);

e chorych poddanych pierwotnie operacji, u ktorych stwierdzono pN+.

Dowody naukowe

Dowody naukowe opierajg sie o trzy badania kliniczne: APHINITY, FeDeriCa
i PHranceSCa. APHINITY wskazuje, ze pertuzumab dodany do trastuzumabu
adjuwantowo daje korzys¢ u N+. Rozszerzenie samego pertuzumabu
na okreslonqg populacje adjuwantowq ma rozng site dowodow: dla pN+ podstawy
sq mocne, a dla cN+/pCR znacznie bardziej posrednie. Nie udowodniono
bezposrednio koniecznosci dalszej terapii pertuzumabem po operacji u chorych
cN+/pCR — dowody naukowe majg charakter posredni.

Wytyczne kliniczne

Odnaleziono jedne wytyczne krajowe (PTOK 2020) oraz siedem zagranicznych
(NCCN 2025/2026, ESMO 2024, NICE 2025, SEOM-GEICAM-SOLTI 2025, AGO
2025, EUSOMA-SIOG 2021, ASCO 2020). Wytyczne sq spdjne i wskazujg
na zasadnos¢ stosowania pertuzumabu w skojarzeniu z trastuzumabem
w leczeniu okofooperacyjnym pacjentow z HER2-dodatnim wczesnym rakiem
piersi obcigzonych wysokim ryzykiem nawrotu, szczegolnie w przypadku zajecia
regionalnych weztow chtonnych. Wytyczne ASCO 2020 wskazujq, ze trastuzumab
w skojarzeniu z chemioterapiq jest zalecany u chorych z HER2-dodatnim rakiem
piersi z zajeciem weztow chfonnych oraz u chorych bez zajecia weztow chtonnych
z guzem >1 cm, a dodanie rocznego leczenia adjuwantowego pertuzumabem
do schematu opartego na trastuzumabie mozina rozwazy¢ szczegdlnie
u pacjentow z zajeciem weztdw chfonnych.

Problem ekonomiczny

Brak oszacowan wnioskodawcy odnosnie rozszerzenia wskazan do Perjeta.
Zgodnie z oszacowaniami wnioskodawcy stosowanie Phesgo (PHE) w miejsce
TRAS jest drozsze i skuteczniejsze. Oszacowany ICUR dla porownania PHE vs TRAS
wyniost 376 tys. zt/ QALY w wariancie bez RSS. Oszacowany ICUR dla poréwnania
PHE vs TRAS wyniost w wariancie z RSS.

Catkowite wydatki inkrementalne budzetu NFZ w wariancie prawdopodobnym
wyniosq

oraz 117,6 (90,6-151,1) min zt w | roku i 231,6 (187,1-260,5) min zt
w Il roku refundacji (bez RSS).
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Rekomendacje refundacyjne

Rekomendacje pozytywne (Medicinradets 2026: Perjeta) oraz rekomendacje
wykazujgce dodatkowq korzysc kliniczng (G-BA 2023: Phesgo i Perjeta) zalecajq
stosowanie skojarzenia pertuzumabu z trastuzumabem w leczeniu
adjuwantowym, wczesnego raka piersi HER2-dodatniego z wysokim ryzykiem
nawrotu, jednak wskazujg na niewielkq dodatkowq korzys¢ (G-BA 2023) oraz
niepewnosci dotyczqce dziatan niepoZzqdanych oraz rzeczywistego wptfywu
na przezywalnos¢ (Medicinradets 2026).

W rekomendacji pozytywnej warunkowo zaréowno dla Phesgo (SMC 2021)
i Perjeta (NICE 2019, SMC 2020) ograniczenie odnosi sie do stosowania
wnioskowanych technologii u pacjentow z zajeciem weztow chfonnych.
Rekomendacja pozytywna warunkowo NICE 2019 dla Perjeta wskazuje
na niepewnosci dotyczgce dowodow skutecznosci klinicznej i w zwiqzku z tym
szacunkow efektywnosci kosztowej.

Rekomendacje negatywne dla Phesgo (NCPE 2021, HAS 2021) i Perjeta (NCPE
2019, HAS 2019, PBAC 2018/2019 oraz CDA-AMC 2018) zwigzane
sq z niepewnosciami dotyczqcymi istnienia klinicznie istotnych korzysci oraz
ograniczen zwigzanych z oszacowaniami efektywnosci kosztowej i optacalnosciq
wzgledem innych metod leczenia.

Wedtug informacji przedstawionych przez wnioskodawce Phesgo (pertuzumab
+trastuzumab) we wskazaniu leczenie adjuwantowe wczesnego raka piersi
HER2+ jest finansowany w 15 krajach UE i EFTA (na 31 wskazanych).

Glowne argumenty decyzji:

e wyniki badan naukowych i wytyczne towarzystw wskazujq na mozliwe
korzysci kliniczne zastosowania pertuzumab + trastuzumab w terapii
adjuwantowej, szczegolnie pacjentow z makroprzerzutami pN+;

e nie wykazano roznic w skutecznosci w zaleznosci od formy podania leku;

e dodatkowe wydatki z budzetu ptatnika publicznego.
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Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt. 2 ustawy o refundacji lekow, srodkéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw 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 srodkow
publicznych (Dz. U. z 2025 r., poz. 1461), z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej nr: OTAD.4131.14.2026
i OTAD.4131.13.2026 ,Wniosek o refundacja lekdw Phesgo (pertuzumab + trastuzumab) Perjeta (pertuzumab)
w skojarzeniu z trastuzumabem w ramach programu lekowego B.9.FM. »Leczenie chorych na raka piersi (ICD-10:
C50)«”, data ukonczenia: 26 sierpnia 2026 r.

Inne wykorzystane zrodta danych:

1. Opinia eksperta przedstawiona w trakcie posiedzenia Rady Przejrzystosci.

2. Opinia przedstawiciela pacjentéw przedstawiona w trakcie posiedzenia Rady Przejrzystosci.



KARTA NIEJAWNOSCI

Dane zakreslone kolorem Zoltym stanowiq informacje publiczne podlegajqce wylqczeniu
ze wzgledu na tajemnice przedsigbiorcy (Roche Polska Sp. z o0.0.).

Zakres wylgczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem Roche Polska Sp. z o.o.
o zakresie tajemnicy przedsigbiorcy.

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

Organ dokonujgcy wylgczenia jawnosci: Agencja Oceny Technologii Medycznych
i Taryfikacji.
Podmiot, w interesie ktorego dokonano wylgczenia jawnosci: Roche Polska Sp. z o.o.



Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 128/2026 z dnia 7 wrzesnia 2026 roku
w sprawie oceny leku Minjuvi (tafasitamabum) w ramach programu
lekowego B.12.FM. , Leczenie chorych na chtoniaki B-komdrkowe
(ICD-10: C82, C83, C85)”

Rada Przejrzystosci uznaje za niezasadne objecie refundacjq produktu
leczniczego Minjuvi (tafasitamabum), proszek do sporzgdzania koncentratu
roztworu do infuzji, 200 mg, 1 fiol. proszku, GTIN: 09088885500694, w ramach
programu lekowego B.12.FM. ,Leczenie chorych na chfoniaki B-komorkowe
(ICD-10: C82, C83, C85)”.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Oceniane wskazanie obejmuje leczenie tafasytamabem w skojarzeniu
z lenalidomidem i rytuksymabem w leczeniu dorostych pacjentow z chtoniakiem
grudkowym w stopniu 1-3a, po zastosowaniu co najmniej jednej wczesniejszej
linii leczenia ogdlnoustrojowego, w stanie sprawnosci 0-2 wedfug skali ECOG.
Produkt leczniczy Minjuvi jest wskazany w skojarzeniu z lenalidomidem
i rytuksymabem w leczeniu dorostych pacjentow z nawrotowym albo opornym
na leczenie chtoniakiem grudkowym (FL, ang. follicular lymphoma) (stopnia
1-3a) po co najmniej jednej linii leczenia ogdlnoustrojowego.

Whnioskowane wskazanie refundacyjne dla leku Minjuvi jest zgodne
ze wskazaniem rejestracyjnym.

Dowody naukowe

Do przeglgdu systematycznego wnioskodawcy wtgczono 1 pierwotne badanie
kliniczne z randomizacjq (inMIND) oceniajgce skutecznosc¢ i bezpieczeristwo
stosowania tafasytamabu w skojarzeniu z lenalidomidem i rytuksymabem
w poréwnaniu z placebo w skojarzeniu z lenalidomidem i rytuksymabem, wsrod
dorostych pacjentéow z nawrotowym lub opornym na leczenie chtoniakiem
grudkowym.

Wyniki poréwnania bezposredniego TAFA + R? vs PLC + R?— RCT inMIND.

W populacji ITT nie potwierdzono istotnej statystycznie rdznicy na korzysc
interwencji lub komparatora w zakresie przezycia catkowitego (HR=0,59 (95%CI:
0,31, 1,13). Odnotowano 15 (55%) zgonow wsrod osob leczonych
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tafasytamabem i 23 (8,4%) zgony wsrdd osob przyjmujgcych placebo. Mediana
OS nie zostata osiggnieta w zadnym z ramion badania inMIND.

Jakos¢ zycia pacjentow byta porownywalna miedzy ramionami leczenia
w badaniu inMIND na podstawie wynikow wszystkich trzech kwestionariuszy.
Nie zaobserwowano rowniez zmian przekraczajgcych progi minimalnej istotnej
réznicy, w zwiqzku z tym mato prawdopodobnym jest, aby zmiany miaty
znaczenie kliniczne.

W populacji ITT potwierdzono istotng statystycznie rdznice na korzysc interwencji
w zakresie przezycia wolnego od progresji zarowno w ocenie badacza
(HR=0,43 (95%CI: 0,32; 0,58) p<0,001), jak i IRC (HR=0,41 (95%CI: 0,29; 0,56)
p<0,001). Mediana PFS w ramieniu TAFA + R? wyniosta 22,4 miesigca (w ocenie
badacza; w ocenie IRC mediana nieosiggnieta), a w ramieniu PLC + R? 13,9
miesigca (w ocenie badacza; w ocenie IRC: 16,0 miesiecy). Wyniki poréwnania
bezposredniego TAFA + R?vs PLC + R?— RCT inMIND.

W populacji ITT nie potwierdzono istotnej statystycznie roznicy na korzysc
interwencji lub komparatora w zakresie przezycia catkowitego (HR=0,59 (95%CI:
0,31, 1,13).

Jakos¢ zycia pacjentow byta porownywalna miedzy ramionami leczenia
w badaniu inMIND na podstawie wynikow wszystkich trzech kwestionariuszy.
Nie zaobserwowano rowniez zmian przekraczajgcych progi minimalnej istotnej
roznicy, w zwigzku z tym mato prawdopodobnym jest, aby zmiany miaty
znaczenie kliniczne.

W populacji ITT potwierdzono istotnq statystycznie rdznice na korzysc interwencji
w zakresie przezycia wolnego od progresji zarowno w ocenie badacza
(HR=0,43 (95%CI: 0,32; 0,58) p<0,001), jak i IRC (HR=0,41 (95%CI: 0,29; 0,56)
p<0,001). Mediana PFS w ramieniu TAFA + R? wyniosta 22,4 miesigca (w ocenie
badacza; w ocenie IRC mediana nieosiggnieta), a w ramieniu PLC + R? 13,9
miesigca (w ocenie badacza; w ocenie IRC: 16,0 miesiecy).

Gtéwnymi ograniczeniami analiz sq: krotki okres obserwacji w badaniu inMIND
(niedojrzate wyniki OS), brak badan bezposrednio poréownujgcych oceniang
interwencje z wiekszosciq komparatorow (koniecznos¢ przeprowadzenia
porownan posrednich), a takze brak odnalezienia badarn z rzeczywistej praktyki
klinicznej.

Wytyczne kliniczne

tgcznie uwzgledniono 3 dokumenty wytycznych klinicznych odnoszgcych
sie do postepowania terapeutycznego u pacjentow z chfoniakiem grudkowym
w 2. i kolejnych liniach leczenia (PTOK 2020, ESMO 2025, NCCN v.4 2026).

Zgodnie z wytycznymi ESMO 2025 schemat tafasytamabu w skojarzeniu
z lenalidomidem i rytuksymabem zostat wymieniony jako jedna z opcji
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terapeutycznych u pacjentow z nawrotowym Ilub opornym na leczenie
chtoniakiem grudkowym, wczesniej nieleczonych lenalidomidem zarowno
w przypadku wczesnej, jak i pdznej objawowej progresji choroby, w Il. i kolejnych
linii leczenia (jakos¢ dowoddw: II; sita zalecenia: B).

W wytycznych NCCN 2026 schemat tafasytamabu w skojarzeniu z lenalidomidem
i rytuksymabem zostat wymieniony wsrod preferowanych schematow w Il. linii
leczenia dorostych pacjentow z chtoniakiem grudkowym po wczesniejszej terapii
zawierajgcej przeciwciato anty-CD20 (sita rekomendacji: 1).

W polskich wytycznych PTOK 2020 nie odnaleziono informacji odnoszqcych sie do
zastosowania tafasytamabu we wnioskowanym wskazaniu.

Problem ekonomiczny

Opinia pozytywna dotyczqca refundacji wigzataby sie z kosztem inkrementalnym
dla ptatnika rzedu nawet kilkudziesieciu miliondw zf rocznie.

Rekomendacje refundacyjne

W wyniku wyszukiwania odnaleziono 5 rekomendacji refundacyjnych:
2 rekomendacje pozytywne (PBAC 2025, G-BA 2025 — potwierdzono dodatkowg
korzysc¢), 1 rekomendacje pozytywng warunkowo (CDA-AMC 2026) oraz
2 rekomendacje negatywne.

Gtowne argumenty decyzji:

e Brak wptywu na OS oraz jakosc¢ zycia; niedojrzate dane ze zbyt krotkim czasem
obserwacji.

e Brak zalecen w polskich wytycznych PTOK.
e Brak jednomysinosci w rekomendacjach refundacyjnych w innych krajach UE.
e Brak refundacji w krajach UE.

e Woysokie koszty inkrementalne ptatnika.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt. 2 ustawy o refundacji lekow, sSrodkéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw 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 srodkéw
publicznych (Dz. U. z 2025 r., poz. 1461), z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej nr: OTOW.4131.5.2026
»Whniosek o objecie refundacjg leku Minjuvi (tafasytamab) we wskazaniu: zgodnym z zapisami programu
lekowego B.12.FM. »Leczenie chorych na chtoniaki B-komdrkowe (ICD-10: C82, C83, C85)«”, data ukoriczenia:
27 sierpnia 2026 r.



Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 129/2026 z dnia 7 wrzesnia 2026 roku
w sprawie oceny leku Ultomiris (ravulizumabum) w ramach programu
lekowego B.138.FM. , Leczenie pacjentow ze spektrum zapalenia
nerwow wzrokowych i rdzenia kregowego (NMOSD) (ICD-10: G36.0)”

Rada Przejrzystosci uznaje za niezasadne objecie refundacjg produktu

leczniczego:

e Ultomiris (ravulizumabum), koncentrat do sporzqdzania roztworu do infuzji,
1100 mg, 1 fiol. 11 ml, GTIN: 05391527740162,

e Ultomiris (ravulizumabum), koncentrat do sporzgdzania roztworu do infuzji,
300 mg/ml, 1 fiol. 3 ml, GTIN: 05391527740179,

w ramach programu lekowego B.138.FM. ,Leczenie pacjentow ze spektrum

zapalenia nerwow wzrokowych i rdzenia kregowego (NMOSD) (ICD-10: G36.0)”.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Whniosek dotyczy objecia refundacjq produktu leczniczego: Ultomiris
(rawulizumab) w postaci koncentratu do sporzqdzania roztworu do infuzji
w fiolkach 11 ml (1100 mg) i 3 ml (300 mg) we wskazaniu: leczenie dorostych
pacjentow z chorobqg ze spektrum zapalenia nerwow wzrokowych i rdzenia
kregowego (NMOSD, ang. neuromyelitis optica spectrum disorder), z obecnoscig
przeciwciat przeciwko akwaporynie 4 (AQP4, ang. aquaporin-4), w przypadku
niepowodzenia leczenia satralizumabem Ilub braku mozZliwosci jego
zastosowania w ramach istniejgcego programu lekowego ,,B.138.FM Leczenie
pacjentow ze spektrum zapalenia nerwow wzrokowych i rdzenia kregowego
(NMOQOSD) (ICD-10: G.36.0)”.

Rawulizumab jest przeciwciatem monoklonalnym 1gGz sk, ktdore w sposob swoisty
wiqze sie z biatkiem C5 dopetniacza, hamujgc w ten sposob jego rozktad
na sktadniki C5a (prozapalna anafilatoksyna) i C5b (podjednostka inicjujgca
powstanie kompleksu atakujgcego bfone [ang. membrane attack complex, MAC
lubC5b-9] i zapobiegajgc wytwarzaniu C5b-9.

Oceniana technologia jest obecnie objeta refundacjg w ramach grupy limitowej
,1285.0, Rawulizumab”. Objecie refundacjq produktu leczniczego Ultomiris
w dodatkowym wskazaniu nie spowoduje zmian w zakresie kwalifikacji do grupy
limitowe.
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Choroby ze spektrum zapalenia nerwdw wzrokowych i rdzenia kregowego
(NMOSD) sq rzadkimi, powazinymi schorzeniami autoimmunologicznymi
osrodkowego uktadu nerwowego (OUN). Surowica pacjentow z NMOSD zawiera
przeciwciata klasy 1gG1 skierowane przeciwko akwaporynie-4 (AQP4 Ab). Gtdwng
cechg NMOSD sq rzuty zapalenia nerwu wzrokowego oraz rdzenia kregowego,
ktore prowadzq do nieuchronnego postepu trwatej i nieodwracalnej
niepetnosprawnosci. Zaburzeniom widzenia czesto towarzyszq ciezkie zaburzenia
ruchowe. Wystepujqg zaburzenia czynnosci jelit/pecherza. Uszkodzeniom pnia
madzgu towarzyszq nudnosci, wymioty i czkawka. Chorobie czesto towarzyszy bol,
szczegdlnie w tutowiu i dolnych czesciach koriczyn. Podstawowym celem leczenia
jest zapobieganie nawrotom choroby prowadzqcym do Slepoty, paralizu
i pogorszenia jakosci Zycia. Charakterystyczna dla NMOSD jest wysoka
Smiertelnosc, ktéra wynosi obecnie od okotfo 2-10% rocznie.

W Polsce liczba pacjentow z NMOSD jest szacowana na okofo od 200 do 500
0s0b, a liczba nowych zachorowan na okoto 10-40 przypadkow rocznie.

Dowody naukowe

Istotnymi ograniczeniami analizy klinicznej sq: nieuwzglednienie rytuksymabu
i immunoglobulin jako komparatorow, ograniczona liczba dostepnych dowodow
naukowych oraz brak badan zgodnych z populacjq docelowq programu
lekowego.

Do analizy klinicznej, ktorej celem byta ocena skutecznosci i bezpieczeristwa
stosowania RAW w populacji dorostych z NMOSD AQP4-1gG+
z przeciwskazaniami do SAT, wtgczono jednoramienne badanie CHAMPION-
NMOSD bez randomizacji porownujgce RAW+IST z zewnetrzng grupq kontrolng
PLC#IST z RCT PREVENT oraz jednoramienne badanie z praktyki klinicznej (Sato
2025) u chorych, u ktorych SAT nie byt skuteczny. Ponadto przedstawiono dane
ztrzech publikacji zawierajgcych opisy przypadkow stosowania RAW
u pacjentow wczesniej leczonych SAT (Amano 2025, Jacob 2025, Takahashi
2025).

Wykazano istotne statystycznie wydtuzenie czasu do wystqgpienia pierwszego
potwierdzonego rzutu choroby na korzys¢ RAW w porownaniu z zewnetrzng
kohortq placebo z badania PREVENT w catej badanej populacji [HR=0,014
z 95%Cl; p<0,0001], a takze u chorych otrzymujqgcych dodatkowo IST [HR=0,031
(95%CIl: p<0,0001]. U zZadnego pacjenta leczonego RAW nie wystqgpit
potwierdzony rzut choroby, natomiast w zewnetrznej kohorcie PLC rzut
odnotowano u 42,6% pacjentow (27,7% pacjentow z grupy kontrolnej
otrzymywato wytgcznie placebo) (Pittock 2023). W trakcie dtugoterminowej
obserwacji (189,7 pacjentolat) u Zadnego z 58 pacjentow leczonych RAW
nie odnotowano potwierdzonego rzutu. U 63 % pacjentow stosujgcych wyjsciowo
leczenie immunosupresyjne zmniejszono dawke lub zakoriczono stosowanie
co najmniej jednego leku immunosupresyjnego (Pittock 2026).
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W grupie chorych, u ktorych SAT nie byt skuteczny, podczas stosowania RAW,
trwajgcego co najmniej 6 miesiecy, 10 z 11 pacjentow pozostato wolnych
od rzutu, natomiast u jednego pacjenta rzut wystgpit po 2 miesigcach od zmiany
terapii (ARR=0,09). Po 12 miesigcach leczenia wykazano istotne statystycznie
zmniejszenie sredniej dobowej dawki glikokortykosteroiddw. U Zadnego pacjenta
nie odnotowano pogorszenia wyniku EDSS (Sato 2025).

Odpowiednio w fazie podstawowej oraz fazie podstawowej i LTE, zdarzenia
niepozgdane zwiqgzane z leczeniem RAW odnotowano u44,8% iu 46,6%
pacjentéw, natomiast ciezkie zdarzenia niepozgdane odnotowano u 15,5%
i27,6% pacjentow. Do najczesciej wystepujgcych zdarzenn niepozgdanych
nalezaty: COVID-19 (24,1% vs. 48,3%), bol gtowy (24,1% vs. 32,8%), zakazenie
drég moczowych (10,3% vs. 17,2%).

Wytyczne kliniczne

W leczeniu dfugoterminowym NMOSD AQP4-lgG+ rekomendowane
sq przeciwciata monoklonalne: inhibitory C5 (ekulizumab, rawulizumab), terapie
anty-CD19/CD20 (inebilizumab, rytuksymab) oraz inhibitory IL-6 (satralizumab,
tocilizumab) (NEMOS 2024, MENACTRIMS 2026, SNS 2025). Jako leczenie
pierwszej linii wskazywane sq gftownie: rytuksymab, ekulizumab, rawulizumab,
inebilizumab i satralizumab, bez wykazanej przewagi ktorejkolwiek terapii
(NEMOS 2024, MENACTRIMS 2026). W przypadku niepowodzenia leczenia zaleca
sie zmiane na inne przeciwciato monoklonalne, najlepiej o odmiennym
mechanizmie dziatania. Klasyczne leki immunosupresyjne (azatiopryna,
mykofenolan mofetylu, doustne GKS) stanowiq leczenie alternatywne (PTN 2025)
lub drugiego wyboru (NEMOS 2024, SNS 2025, MENACTRIMS 2026).

Polskie wytyczne (PTN 2025) uwzgledniajq: ekulizumab, inebilizumab,
satralizumab i rytuksymab; nie odnoszq sie do rawulizumabu.

IVlg mogq byc¢ stosowane w wybranych sytuacjach klinicznych (m.in. przy
przeciwwskazaniach do innych terapii lub hipogammaglobulinemii) (NEMOS
2024).

W Polsce dla pacjentow z NMOSD i obecnosciq przeciwciat anty-AQP4
satralizumab jest refundowany w ramach programu lekowego B.138.FM.
Rytuksymab (RTX) jest dostepny w ramach Ratunkowego Dostepu do Technologii
Lekowych), immunoglobuliny dostepne sq w ramach programu lekowego B.67.

Problem ekonomiczny

Analize przeprowadzono w dwdch wariantach: wariant | dotyczy pacjentow
Z niepowodzeniem leczenia SAT, ktorych w kolejnej linii leczono RAW, natomiast
wariant Il dotyczy pacjentow niekwalifikujgcych sie do leczenia SAT.

Zgodnie z oszacowaniami wnioskodawcy, w obu wariantach stosowanie RAW
w miejsce IST i wiqgze sie z wiekszymi efektami zdrowotnymi.
Oszacowany ICUR z perspektywy NFZ w wariancie | z RSS wyniost
ok. PLN/QALY, a w wariancie Il - ok. PLN/QALY. W ramach
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wszystkich analizowanych oszacowan wartosc¢ ICUR dla porédwnania RAW vs. IST
znajdowata sie powyzej progu optacalnosci.

Wptyw na budzet ptatnika

Whnioskodawca oszacowat liczbe pacjentow stosujgcych wnioskowang
technologie w scenariuszu nowym na w | roku refundacji
i w Il roku refundacji. Zgodnie z oszacowaniami
wnioskodawcy objecie refundacjg produktu leczniczego Ultomiris w wariancie
podstawowym bedzie wigzato sie ze wzrostem wydatkow NFZ o ok. PLN
w | roku i o ok. PLN w Il roku refundacji w wariancie z RSS.

Rekomendacje refundacyjne

Zidentyfikowano trzy rekomendacje pozytywne (ZIN 2025, PBAC 2024, HAS
2023b) i jedng rekomendacje pozytywnq warunkowo (CDA-AMC 2024).
Natomiast odnaleziono trzy rekomendacje negatywne (Medicinrddets 2026,
G-BA 2023, HAS 2023a); jedng rekomendacje mdwigcq o koniecznosci
przeprowadzenia petnej oceny HTA (NCPE 2025), trzy informacje o braku
mozliwosci dokonania oceny (SMC 2024, AWTTC 2023, NICE 2023). Zadna
zorganizacji nie analizowata populacji po niepowodzeniu leczenia
satralizumabem lub braku mozliwosci jego zastosowania.

Gtowne arqumenty decyzji:

e brak dowodow naukowych o dodatkowych korzysciach terapeutycznych
w stosunku do satralizumabu, ktory jest refundowany w terapii NMOSD
u pacjentow z przeciwciatami anty-AQPR4;

e brak przekonywujqcych danych swiadczqcych o skutecznosci rawulizumabu
w przypadku, gdy sartalizumab nie moze by¢ stosowany;

e brak zalecenn w wytycznych PTN 2025;

e brak wytycznych miedzynarodowych dotyczqcych sekwencji stosowania
poszczegdlnych lekow biologicznych;

e znaczny wzrost wydatkow ptatnika publicznego.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt. 2 ustawy o refundacji lekéw, Srodkéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw 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 srodkéw
publicznych (Dz. U. z 2025 r., poz. 1461), z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej nr: DOWM.4131.8.2026
»Whniosek objecie refundacja leku Ultomiris (rawulizumab) w ramach programu lekowego: B.138.FM »Leczenie
pacjentow ze spektrum zapalenia nerwéw wzrokowych i rdzenia kregowego (NMOSD) (ICD-10: G36.0)«”, data
ukonczenia: 26.08.2026 r.

Inne wykorzystane zrddta danych:

1. Opinia eksperta przedstawiona w trakcie posiedzenia Rady Przejrzystosci.



KARTA NIEJAWNOSCI

Dane zakreslone kolorem Zoltym stanowiq informacje publiczne podlegajqce wylqczeniu
ze wzgledu na tajemnice przedsigbiorcy (Alexion Europe SAS).

Zakres wylgczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem Alexion FEurope SAS
o zakresie tajemnicy przedsigbiorcy.

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

Organ dokonujgcy wylgczenia jawnosci: Agencja Oceny Technologii Medycznych
i Taryfikacji.
Podmiot, w interesie ktorego dokonano wylgczenia jawnosci: Alexion Europe SAS.



Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 130/2026 z dnia 7 wrzesnia 2026 roku
w sprawie oceny srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia
zywieniowego PKU GMPro Delight Berry, Delight Tropical
we wskazaniu dot. fenyloketonurii

Rada Przejrzystosci uznaje za niezasadne objecie refundacjq srodka spozywczego

specjalnego przeznaczenia zywieniowego:

e PKU GMPro Delight Berry, dieta eliminacyjna w fenyloketonurii, proszek,
15 g biatka, 30 saszetek po 30g, GTIN: 4016922002530,

e PKU GMPro Delight Berry, dieta eliminacyjna w fenyloketonurii, proszek,
20 g biatka, 30 saszetek po 40g, GTIN: 4008976440536,

e PKU GMPro Delight Tropical, dieta eliminacyjna w fenyloketonurii, proszek,
15 g biatka, 30 saszetek po 30g, GTIN: 4016922002523,

e PKU GMPro Delight Tropical, dieta eliminacyjna w fenyloketonurii, proszek,
20 g biatka, 30 saszetek po 40g, GTIN: 4008976440512,

we wskazaniu: fenyloketonuria (PKU) u pacjentow powyzZej 3 roku Zycia,

u ktorych dobowa tolerancja fenyloalaniny pozwala na zastosowanie

preparatow glikomakropeptydowych.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Ocena dotyczy objecia refundacjg Ssrodka spoZzywczego specjalnego
przeznaczenia zywieniowego (ssspz): PKU GMPro Delight we wskazaniu:
fenyloketonuria (PKU) u pacjentow powyzej 3 roku Zycia, u ktorych dobowa
tolerancja  fenyloalaniny  pozwala  na  zastosowanie  preparatow
glikomakropeptydowych.

Whnioskowane wskazanie refundacyjne dla ssspz PKU GMPro Delight jest zgodne
ze wskazaniem rejestracyjnym.

Fenyloketonuria (PKU) to wrodzona choroba uwarunkowana genetycznie,
w przebiegu ktdrej z powodu niedoboru enzymu — hydroksylazy fenyloalaninowej
(PAH) — w organizmie gromadzi sie nadmiar aminokwasu fenyloalaniny (Phe).
Hydroksylaza fenyloalaninowa odpowiada za przemiane Phe w tyrozyne (Tyr),
a jej niedobor powoduje objawy chorobowe. Niedobdr enzymu jest zwigzany
z obecnosciq mutacji w genie kodujgcym hydroksylaze fenyloalaninowgq. Jest

ul. Przeskok 2, 00-032 Warszawa Elektroniczna skrzynka podawcza: tel. +48 22 101 46 QO www.aotm.gov.pl
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to najczesciej wystepujgcy btgd genetyczny w metabolizmie aminokwasow.
Reakcja konwersji Phe w Tyr wymaga obecnosci kofaktora PAH -
tetrahydrobiopteryny (BH4). Nastepstwem braku lub czesciowego deficytu PAH
jest zwiekszone stezenie Phe we krwi i ptynach ustrojowych oraz jej
wielokierunkowe, neurotoksyczne dziatanie na osrodkowy uktad nerwowy
(OUN). Przy braku wczesnej diagnozy i leczenia PKU, szczegdlnie w swojej
klasycznej postaci z aktywnosciq PAH <1%, choroba powoduje wiele objawow, w
tym rozwdj ciezkiej niepetnosprawnosci intelektualnej i patologiczne objawy
neurologiczne.

Czestos¢ wystepowania fenyloketonurii w Polsce ksztatftuje sie na poziomie
1:7 000-1:8 000. Ponadto, od wielu lat, dzieki systemowi badan przesiewowych
noworodkdw  finansowanemu przez Ministerstwo Zdrowia, choroba
rozpoznawana jest w bardzo wczesnym okresie Zycia, jeszcze przed wystgpieniem
objawdw. Chorzy leczeni systematycznie od pierwszych dni zycia i pozostajgcy
pod szczegofowq kontrolg metaboliczng osiggajq prawidtowe parametry rozwoju
fizycznego i intelektualnego, cho¢ mogq wystgpic u nich deficyty
neuropsychologiczne. Dtugoterminowe skutki diety ubogofenyloalaninowej
nie sq jeszcze w petni poznane i wymagajq dalszych badan. Osoby pozostajgce
poza wielospecjalistycznq kontrolg, w tym dietetyczng, sq narazone na niedobory
zywieniowe. Nieleczeni chorzy czesto cierpiq na powazne niepetnosprawnosci,
co moze prowadzi¢ do koniecznosci opieki instytucjonalnej oraz skrocenia
dtugosci Zycia.

W warunkach polskich technologiami alternatywnymi dla ocenianej interwencji
sq refundowane preparaty biatkozastepcze stosowane w leczeniu dietetycznym
fenyloketonurii, obejmujqce zardwno preparaty pochodzenia naturalnego oparte
na glikomakropeptydzie (PKU Sphere, PKU GMPro Mix-In), jak i syntetyczne
preparaty bezfenyloalaninowe — skondensowane oraz nieskondensowane.

Dowody naukowe

Obecnie nie odnaleziono wiarygodnych dowoddw naukowych dotyczqcych
rozpatrywanej interwencji.

Z uwagi na brak dostepnych danych klinicznych dotyczqcych ocenianej
interwencji przeprowadzenie porownania skutecznosci PKU GMPro Delight
wzgledem komparatorow nie byto mozliwe. Dostepne dowody naukowe dla
komparatorow wskazujg, ze zarowno preparaty oparte na glikomakropeptydzie
(PKU Sphere, PKU GMPro Mix-In), jak i preparaty aminokwasowe (L-AA)
umozliwiajq utrzymanie kontroli metabolicznej przejawiajqcej sie utrzymaniem
stezen Phe w zakresach zalecanych przez wytyczne kliniczne.

Podsumowujqc, bezpieczenstwo ani skutecznosc kliniczna nie zostata oceniona
do tej pory w badaniach klinicznych.
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Wytyczne kliniczne

Do analizy wtgczono 4 dokumenty wytycznych. We wszystkich dokumentach jako
podstawe postepowania u pacjentow z fenyloketonuriq (PKU) wskazuje
sie leczenie dietetyczne polegajgce na ograniczeniu podazy fenyloalaniny (Phe),
ktorego celem jest utrzymanie prawidtowej kontroli metabolicznej oraz
zapobieganie powiktaniom neurologicznym choroby. Podkresla sie koniecznos¢
indywidualnego dostosowania podazy naturalnego biatka do tolerancji pacjenta
oraz regularnego monitorowania stezenia Phe we krwi.

Zgodnie z wytycznymi amerykanskimi (ACMG 2023) oraz miedzynarodowymi
(GMDI 2022) rekomendowane jest utrzymywanie stezenia Phe na poziomie <360
umol/L przez cate zycie, niezaleznie od wieku. Z kolei europejskie wytyczne
(ESPKU 2025) wprowadzajq zréznicowanie zaleznie od grupy wiekowej. U dzieci
w wieku do 12 lat zalecane jest utrzymywanie stezenia Phe w zakresie 120-360
umol/l, natomiast u mftodziezy (12-18 lat) oraz osob dorostych (>18 lat)
rekomendowany zakres wynosi 120-600 umol/l. Jednoczesnie wytyczne
podkreslajg potrzebe pozostawania pacjentow pod specjalistyczng opiekq oraz
kontynuowania leczenia przez cate zycie.

Kluczowym elementem postepowania dietetycznego u pacjentow, u ktorych
spozycie naturalnego biatka jest ograniczone, jest stosowanie preparatow
biatkozastepczych niezawierajgcych lub zawierajgcych jedynie sladowe ilosci
Phe. Wytyczne wskazujg, Ze preparaty biatkozastepcze  powinny
byc¢ przyjmowane reqularnie w ciggu dnia, zwykle w co najmniej trzech dawkach.
W odniesieniu do preparatow opartych na glikomakropeptydzie kazeinowym
(cGMP/GMP), wytyczne ESPKU 2025 wskazujg, 2e mogqg one stanowic
alternatywe dla tradycyjnych preparatéow aminokwasowych.

Analizowane wytyczne zgodnie wskazujg, ze skuteczne postepowanie
dietetyczne w PKU wymaga trwatego ograniczenia podazy Phe, stosowania
preparatow biatkozastepczych, zapewnienia odpowiedniej podazy energii
i sktadnikow odzywczych oraz systematycznego monitorowania metabolicznego
i Zywieniowego pacjentow, w tym oceny przestrzegania zalecen terapeutycznych.

Problem ekonomiczny

Analize ekonomicznq przeprowadzono w formie analizy konsekwencji kosztow
(CCA), co uzasadniono brakiem dostepnych dowoddw umozliwiajgcych
wykazanie roznic bqgdZz ich braku w zakresie skutecznosci i bezpieczenstwa
pomiedzy PKU GMPro Delight a uwzglednionymi komparatorami.
Whnioskodawca przyjgt zatozenie, ze efekty zdrowotne wszystkich ocenianych
preparatow sq rownowazne i porownat jedynie koszty terapii. Populacje
docelowq stanowili pacjenci z fenyloketonuriq powyzej 3. roku Zycia, u ktdrych
mozliwe jest stosowanie preparatdow opartych na glikomakropeptydzie (GMP).
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W analizie podstawowej miesieczny koszt terapii PKU GMPro Delight
z perspektywy NFZ oszacowano na ok. na pacjenta, co oznacza
koszt

Przeprowadzona analiza progowa wykazata, ze ceny progowe PKU GMPro
Delight, przy ktorych koszt terapii zrownatby sie z kosztem najtariszego
komparatora, sq od wnioskowanych cen zbytu netto. Analiza wrazliwosci
wskazata, ze

Analize wptywu na budzet przeprowadzono z perspektywy NFZ oraz wspdlne;.
Przyjeto 2-letni horyzont czasowy obejmujgcy okres od 2027 roku. Liczbe
pacjentow stosujgcych wnioskowang technologie w scenariuszu nowym
oszacowanona wlrokuoraz  wllroku po objeciu refundacjq.

Zgodnie z wynikami analizy podstawowej wnioskodawcy objecie refundacjq ssspz
PKU GMPro Delight spowoduje spadek wydatkow NFZ o ok. 14 tys. PLN w | roku
oraz o 21 tys. PLN w Il roku (z perspektywy wspdlnej spadek wydatkow o ok.
15tys. PLN w | roku oraz o 22 tys. PLN w Il roku). W wariancie maksymalnym
(perspektywa NFZ), zaktadajgcym, Ze

W wariancie minimalnym (perspektywa NFZ), zaktadajgcym,
ze

Gtownym ograniczeniem analizy jest niepewnosc¢ dotyczqgca liczebnosci populacji
docelowej oraz udziatow w rynku.

Rekomendacje refundacyjne

Odnaleziono jedng pozytywnq rekomendacje refundacyjng wydanq przez PBAC
(Australia). Oceniany preparat PKU GMPro Delight (30 x 40 g) uznano
za terapeutycznie rownowaziny wzgledem refundowanego komparatora
PKU Sphere20, wskazujgc na poréwnywalny sktad produktow a tym samym
mozliwos¢ uzyskania zblizonych efektow klinicznych. Zwrécono rowniez uwage,
ze wskazanie dla PKU GMPro Delight obejmuje pacjentow od 3. roku zycia,
podczas gdy PKU Sphere20 moze byc stosowany od 4. roku zycia, co potencjalnie
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moze zwiekszy¢ dostepnos¢ refundowanego leczenia dietetycznego wsrod
pacjentow pediatrycznych.

Gtowne argumenty decyzji:

e Brak publikowanych dowoddéw naukowych;

e Brak danych o bezpieczenstwie ocenianej interwencji w szczegolnosci
w populacji pediatrycznej;

e Niepewnosc¢ szacowania wptywu na budzet;

e Refundacja tylko w kilku krajach UE i EFTA.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt. 2 ustawy o refundacji lekow, sSrodkéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw 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 srodkéw
publicznych (Dz. U. z 2025 r., poz. 1461), z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej nr: OTLI.4130.2.2026
»Whniosek o objecie refundacjg srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego PKU GMPro
Delight we wskazaniu: fenyloketonuria (PKU) u pacjentéw powyzej 3 roku zycia, u ktérych dobowa tolerancja
fenyloalaniny pozwala na zastosowanie preparatow glikomakropeptydowych”; data ukorczenia: 25 sierpnia
2026 .



KARTA NIEJAWNOSCI

Dane zakreslone kolorem Zoltym stanowiq informacje publiczne podlegajqce wylqczeniu
ze wzgledu na tajemnice przedsigbiorcy (Nutricia Polska Sp. z o.0.).

Zakres wylgczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem Nutricia Polska Sp. z o.o.
o zakresie tajemnicy przedsigbiorcy.

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

Organ dokonujgcy wylgczenia jawnosci: Agencja Oceny Technologii Medycznych
i Taryfikacji.
Podmiot, w interesie ktorego dokonano wylgczenia jawnosci: Nutricia Polska Sp. z o.0.



Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 131/2026 z dnia 7 wrzesnia 2026 roku
w sprawie oceny leku Aspaveli (pegcetacoplanum) w ramach
programu lekowego , Leczenie pacjentow z glomerulopatig C3 (C3G)
lub pierwotnym btoniasto-rozplemowym ktebuszkowym zapaleniem
nerek zwigzanym z dysregulacjg dopetniacza (IC MPGN)
(ICD-10: N03.5, N05.5)”

Rada Przejrzystosci uznaje za niezasadne objecie refundacjg produktu

leczniczego:

e Aspaveli (pegcetacoplanum), roztwor do infuzji 54 mg/ml, 1 fiol,
GTIN: 07350031443950,

e Aspaveli (pegcetacoplanum), roztwér do infuzji 54 mg/ml, 8 fiol.,
GTIN: 07350031443967,

w ramach programu lekowego , Leczenie pacjentow z glomerulopatiq C3 (C3G)
lub pierwotnym bfoniasto-rozplemowym ktebuszkowym zapaleniem nerek
zwigzanym z dysregulacjq dopetniacza (IC MPGN) (ICD-10: N03.5, NO5.5)”.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Przedmiotem zlecenia Ministra Zdrowia jest ocena zasadnosci objecia refundacjq
produktu leczniczego Aspaveli (pegcetacoplanum) we wskazaniu: leczenie
pacjentow w wieku 212 lat z glomerulopatiq C3 (C3G) lub pierwotnym btoniasto-
rozplemowym  ktebuszkowym  zapaleniem  nerek z  kompleksami
immunologicznymi (IC-MPGN), w skojarzeniu z inhibitorem uktfadu renina-
angiotensyna (RAS), chyba ze leczenie inhibitorem RAS nie jest tolerowane
lub jest przeciwwskazane, w ramach nowego programu lekowego , Leczenie
pacjentow z glomerulopatiq C3 (C3G) lub pierwotnym btoniasto-rozplemowym
ktebuszkowym zapaleniem nerek zwigzanym z dysregulacjq dopetniacza
(IC-MPGN). Wnioskowane wskazanie refundacyjne jest zgodne ze wskazaniem
rejestracyjnym. Produkt Aspaveli zostat dopuszczony do obrotu przez EMA dnia
13.12.2021 r, natomiast wnioskowane wskazanie zostato zatwierdzone dnia
15.01.2026 r. Produkt Aspaveli uzyskat status leku sierocego.

Substancjg czynnqg produktu leczniczego Aspaveli jest pegcetakoplan, ktory jest
inhibitorem dopetniacza C3. Podawany jest 2 razy w tygodniu w postaci infuzji

ul. Przeskok 2, 00-032 Warszawa Elektroniczna skrzynka podawcza: tel. +48 22 101 46 QO www.aotm.gov.pl
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podskornej za pomocqg strzykawkowej pompy infuzyjnej lub umieszczonego
na ciele systemu do podawania leku.

Glomerulopatia C3 (C3G) oraz pierwotne bfoniasto-rozplemowe ktebuszkowe
zapalenie nerek z kompleksami immunologicznymi (IC-MPGN) sq ultrarzadkimi,
postepujgcymi chorobami nerek zwigzanymi z nieprawidfowq aktywacjq uktadu
dopetniacza. Obraz kliniczny obejmuje biatkomocz, krwinkomocz i stopniowe
pogarszanie funkcji nerek. Choroby mogq prowadzi¢c do schytkowej
niewydolnosci  nerek,  dializoterapii  lub  przeszczepienia;  nawroty
po transplantacji sq czeste. Eksperci kliniczni oceniajq, ze liczba chorych z C3G
wynosi od kilkudziesieciu do ok. 100 osob, a z IC-MPGN ok. 40-60 osdb. Standard
leczenia obejmuje terapie nefroprotekcyjnqg (w tym inhibitory uktadu renina-
angiotensyna-aldosteron), immunosupresje oraz nowe terapie ukierunkowane
na hamowanie uktadu dopetniacza.

Za komparatory dla wnioskowanej technologii uznano leczenie standardowe/
leczenie wspomagajgce (SoC/BSC), co odzwierciedla aktualng praktyke kliniczng
i refundacyjng w Polsce.

Produkt Aspaveli byt juz oceniany przez AOTMIT. Rada Przejrzystosci
w stanowisku nr 38/2023 z 3 kwietnia 2023 r. uznata za zasadne objecie
refundacjq leku Aspaveli w ramach programu lekowego B.96 dotyczgcego
leczenia nocnej napadowej hemoglobinurii (PNH); produkt ten jest obecnie
refundowany w powyzszym programie.

Dowody naukowe

Ocena skutecznosci klinicznej pegcetakoplanu (PEG) opiera sie przede wszystkim
na wynikach badania Ill fazy, RCT VALIANT (N=124), obejmujgcego pacjentow
z C3G lub pierwotnym IC-MPGN w wieku =12 lat. W badaniu wykazano istotng
statystycznie przewage PEG + SoC nad placebo (PLC) + SoC w zakresie
pierwszorzedowego punktu kornicowego, tj. redukcji biatkomoczu mierzonego
wskaznikiem UPCR po 26 tyg. leczenia (réznica wzgledna 68,1% [95%Cl: 57,3;
76,2] p<0,001). Odnotowano sredni spadek biatkomoczu ok. 67% w grupie PEG +
SoC vs 3% w grupie PLC + SoC. Korzysci obserwowano rowniez dla kluczowych
drugorzedowych punktéw koncowych, w tym ztozonego punktu koricowego
nerkowego (49% vs 3%; RR=14,4 [95%CI: 3,7, 56,9] p<0,001) oraz odsetka
pacjentow osiggajgcych >250% redukcje UPCR (60% vs 5%; RR=12,0 [95%CI: 4;
36,1] p<0,001). W obserwacji 52-tygodniowej utrzymywata sie redukcja
biatkomoczu oraz wzgledna stabilizacja funkcji nerek, jednak faza przedtuzona
miata charakter otwarty.

Uzupetniajgcych danych dostarczyto RCT NOBLE (N=13) w populacji pacjentow
z nawrotem choroby po przeszczepieniu nerki. Zaobserwowano korzystny wptyw
PEG na parametry aktywnosci choroby, w tym redukcje odktadania ztogow C3c
w biopsji nerki oraz zmniejszenie biatkomoczu, jednak ze wzgledu na matg



Stanowisko Rady Przejrzystosci AOTMIT nr 131/2026 z dnia 07.09.2026 r.

liczebnos¢ populacji, krotki okres randomizowanej obserwacji (12 tyg.) oraz jej
eksploracyjny charakter wyniki nalezy interpretowac ostroznie.

Dowodow z rzeczywistej praktyki klinicznej dostarczyto badanie obserwacyjne
Bassanese 2026 (N=25); jego wyniki potwierdzity obserwacje z ww. badan
randomizowanych.

Ocena bezpieczenstwa PEG opierata sie gtdwnie na wynikach RCT VALIANT oraz
uzupetniajgco RCT NOBLE. Wyniki tych badan wskazujq, ze stosowanie PEG + SoC
wiqze sie z akceptowalnym profilem bezpieczeristwa, bez wyraZznego zwiekszenia
ryzyka zdarzen niepozgdanych wzgledem standardowego postepowania.

Ograniczenia analizy wynikajq przede wszystkim z ultrarzadkiego charakteru C3G
i pierwotnego IC-MPGN, co przetozyto sie na niewielkq liczebnos¢ populacji
w dostepnych badaniach. Nie odnaleziono przeglgdow systematycznych
ani metaanaliz, zatem wnioskowanie oparto na badaniach pierwotnych. Nadal
brakuje dftugoterminowych badan kontrolowanych pozwalajgcych oceni¢ wptfyw
leczenia na twarde punkty koncowe, takie jak schytkowa niewydolnosc¢ nerek,
koniecznosc¢ dializoterapii, utrata przeszczepu czy smiertelnosc.

Wytyczne kliniczne

Aktualne wytyczne miedzynarodowe (KDIGO 2021 & ISN 2023) wskazujg,
Ze podstawq leczenia pacjentow z C3G i pierwotnym IC-MPGN pozostaje leczenie
nefroprotekcyjne obejmujqce inhibitory ukfadu renina-angiotensyna-aldosteron
oraz postepowanie spowalniajgce progresje przewlektej choroby nerek. Nowe
zalecenia eksperckie coraz szerzej uwzgledniajq inhibitory dopetniacza jako
terapie ukierunkowane na patomechanizm choroby (Noris 2024, Vivarelli 2022).

Problem ekonomiczny

Na podstawie przeprowadzonej analizy ekonomicznej stwierdzono, ze wartosc
ICUR w wariancie bez zastosowanego RSS wyniosta ok. 3,71 min PLN/QALY,
a w wariancie z RSS — . Wyniki analizy wptywu na budzet
wskazujq, ze finansowanie wnioskowanej technologii ze srodkdw publicznych
w ramach zatgczonego projektu programu lekowego bedzie generowac

w wariancie
z RSS. W wariancie bez RSS wzrost wydatkow oszacowano na 73,6 min PLN
w | roku oraz 263,6 min PLN w Il roku refundacji.

Rekomendacje refundacyjne

Odnaleziono szes¢ zagranicznych rekomendacji refundacyjnych dotyczqcych
PEG we wnioskowanym wskazaniu: dwie warunkowo pozytywne (CDA-AMC
2026, CIPM 2026), dwie negatywne (wstepna-NICE 2026 oraz Medicinradet
2026) oraz dwa stanowiska G-Ba 2026 wskazujgce na prawdopodobng
dodatkowq korzysc kliniczng o nieokreslonej wielkosci. Rekomendacje pozytywne
uzasadniono wykazang przewagq PEG + SoC nad PLC + SoC w zakresie redukcji
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biatkomoczu oraz potencjalnym wptywem na spowolnienie pogarszania funkcji
nerek, przy porownywalnym profilu bezpieczenstwa,; refundacje uzalezniono
m.in. od obnizenia ceny leku. Wstepna negatywna rekomendacja NICE byta
zwigzana przede wszystkim z niepewnosciq analizy ekonomicznej oraz
niekorzystnym stosunkiem kosztow do efektow zdrowotnych. Negatywng
rekomendacje duriskq wydano w oparciu o niepewne dfugoterminowe korzysci
kliniczne oraz nieakceptowalnq efektywnosc kosztowaq.

Produkt leczniczy Aspaveli w ocenianym wskazaniu jest finansowany w 5 krajach
UE i EFTA (Austria, Czechy, Stowenia, Islandia i Niemcy).

Gtowne argumenty decyzji:

e Brak kontrolowanych badar dtugoterminowych.
e Brak efektywnosci kosztowej.

e Bardzo wysoki koszt terapii.

e Finansowanie tylko w pieciu krajach UE i EFTA.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt. 2 ustawy o refundacji lekédw, Srodkéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow 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 srodkéw
publicznych (Dz. U. z 2025 r., poz. 1461), z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej nr: OTAP.4131.8.2026
»Whniosek o objecie refundacjg leku Aspaveli (pegcetakoplan) w ramach nowego programu lekowego »Leczenie
pacjentdw z glomerulopatia C3 lub pierwotnym btoniasto-rozplemowym ktebuszkowym zapaleniem nerek
zwigzanym z dysregulacja (ICD-10: N03.5, N05.5)«”, data ukoriczenia: 26.08.2026 r.



KARTA NIEJAWNOSCI

Dane zakreslone kolorem Zoltym stanowiq informacje publiczne podlegajqce wylqczeniu
ze wzgledu na tajemnice przedsigbiorcy (Swedish Orphan Biovitrum AB (publ)).

Zakres wylgczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem Swedish Orphan Biovitrum AB
(publ) o zakresie tajemnicy przedsiebiorcy.

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

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

Podmiot, w interesie ktorego dokonano wylgczenia jawnosci: Swedish Orphan Biovitrum
AB (publ).



Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 132/2026 z dnia 7 wrze$nia 2026 roku
w sprawie zasadnosci wydawania zgdd na refundacje leku
Opzelura (ruksolitynib) we wskazaniu: bielactwo nabyte

Rada Przejrzystosci uznaje za niezasadne wydawanie zgdd na refundacje leku
Opzelura (ruksolitynib), krem 15 mg/qg, we wskazaniu: bielactwo nabyte.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Niniejsza opinia dotyczy wydawania zgod na refundacje w ramach importu
docelowego leku Opzelura (ruksolitynib), krem 15 mg/g, we wskazaniu:
bielactwo nabyte.

Ruksolitynib to miejscowy inhibitor kinaz JAK (JAK1 i JAK2), stosowany w terapii
repigmentacyjnej. Lek zarejestrowany jest do stosowania w leczeniu
niesegmentowego bielactwa z zajeciem twarzy u dorostych i mfodziezy
od dwunastego roku zycia.

Dowody naukowe

Dostepne publikacje naukowe przedstawiajq skutecznosc ruksolitynibu w kremie
u pacjentow z bielactwem uczestniczgcych w badaniach rejestracyjnych TRUE-V1
i TRUE-V2, obejmujq odpowiednio wyniki z fazy otwartej, fazy przedtfuzonej oraz
dtugoterminowe wyniki badania przedfuzonego z leczeniem do maksymalnie
156 tygodni. Badania te wskazujq ze ruksolitynib zwieksza repigmentacje
i zmniejsza widocznos¢ plam w bielactwie w poréwnaniu z placebo, a efekty
leczenia zwiekszajq sie wraz z czasem leczenia. Objawy niepozgdane zwigzane
z leczeniem majq najczesciej charakter tagodny, w obrebie miejsca aplikacji. Brak
jest badan bezposrednio porownujgcych skutecznosc¢ ruksolitynibu z innymi
przyjetymi metodami terapeutycznymi (w tym fototerapiq i chemofototerapiq).
Problem ekonomiczny

Oszacowanie kosztow leczenia jest znacznie utrudnione z uwagi na bardzo
zindywidualizowane zuzycie kremu, wynikajgce z powierzchni zmian skornych,
tempa i stopnia odpowiedzi na leczenie oraz ew. koniecznosci i czasu trwania
leczenia podtrzymujgcego. Trudna jest takze do oszacowania liczba pacjentow
z bielactwem w Polsce i odsetek pacjentow ktdrzy mogliby zosta¢ objeci
whnioskowanym leczeniem.
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Przyjmujgc maksymalne zuzycie leku na podstawie ChPL, koszt dla jednego
pacjenta wyniostby 108 tys. PLN.

Gtowne argumenty decyzji:

e Brak badari udowadniajgcych przewage wnioskowanej terapii nad innymi
przyjetymi metodami terapeutycznymi;

e Brak rdznicy istotnej klinicznie na poprawe jakosci zycia;

e Potencjalnie bardzo wysokie koszty dla pfatnika publicznego;
e Bardzo duza niepewnosc co do liczebnosci populacji.

Uwaga Rady:

Rozwigzaniem systemowym, moggcym poprawi¢ dostepnos¢ pacjentow
z bielactwem nabytym do wnioskowanej terapii, jest objecie ruksolitynibu
finansowaniem w ramach programu lekowego, ze scisle okreslonymi kryteriami
kwalifikacji do leczenia oraz zasadami monitorowania leczenia.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 31h ust. 2 w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 1 ustawy z 27 sierpnia 2004 r.
o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2025 r. poz. 1461) oraz
wzw. zart. 39 ust. 3 ustawy z 12 maja 2011 r. o refundacji lekow, Srodkéw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobdéw medycznych (Dz. U. z 2026 r. poz. 253), z uwzglednieniem
opracowania nr: DWOK.414.6.2026 ,,Opzelura (ruksolitynib) we wskazaniu: bielactwo nabyte”, data ukonczenia:
3 wrzesnia 2026 .



Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 128/2026 z dnia 7 wrzesnia 2026 roku
o projekcie programu ,,Program kompleksowej zdalnej opieki
dla kobiet w trzecim trymestrze cigzy” (woj. dolnoslaskie)

Rada Przejrzystosci pozytywnie opiniuje projekt programu polityki zdrowotnej
,Program kompleksowej zdalnej opieki dla kobiet w trzecim trymestrze ciqzy”
(woj. dolnoslgskie), pod warunkiem uwzglednienia uwag Rady.

Uzasadnienie

Przedmiotem oceny jest projekt PPZ z zakresu opieki nad kobietq ciezarng na lata
2027-2029. Program zapewnia mozliwos¢ catodobowego monitoringu
pofozniczego uczestniczek, z mozliwosciq przeprowadzenia nielimitowanego
samodzielnego zapisu KTG i z mozliwosciq uzyskania wynikow na swoje konto
w aplikacji. Zapis trafia przez aplikacje mobilng do systemu teleinformatycznego,
jednoczesnie personel medyczny prowadzgcy ciqze posiada dostep
do dedykowanego panelu na stronie www i na biezgco moze obserwowac zapisy
oraz analizy zapisow KTG. Wskazano, Zze algorytm analizuje wyniki badania
i przedstawia w aplikacji jego cyfrowq i graficznq interpretacje. Zaznaczono,
ze monitorowanie kazdej ciezarnej kobiety bedzie prowadzone przez realizatora,
z mozliwosciq konsultacji stacjonarnej w tym osrodku, jak rowniez hospitalizacji
w razie zaistnienia wskazan klinicznych.

Populacje docelowq projektu stanowiq kobiety ciezarne po 36. tygodniu cigzy
albo po hospitalizacji zakonczonej po 32. tygodniu ciqzy wysokiego ryzyka
(ok. 600 osob), zamieszkujgce wojewoddztwo dolnoslgskie, w zakresie interwencji
dotyczqcych tele-KTG, kadra medyczna (ok. 75 osob) w zakresie szkolen, oraz
dorosli mieszkancy wojewddztwa, w zakresie dziatann informacyjno-
edukacyjnych.

Koszt catkowity programu oszacowano na 1 500 000 zt.

Program zostanie sfinansowany z budZetu samorzqdu wojewddztwa
dolnoslgskiego.

Whnioskodawca przedstawit referencje bibliograficzne oraz wykaz pismiennictwa,
na podstawie ktorych przygotowano tresc¢ problemu zdrowotnego.

W projekcie odniesiono sie do aktualnej Mapy Potrzeb Zdrowotnych (MPZ)

na lata 2022-2026, wskazujgc jedynie na utrzymujqce sie niekorzystne trendy
demogradficzne, przejawiajgce sie m.in. spadkiem liczby urodzen Zywych przy
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jednoczesnym wzroscie liczby zgondow oraz pogtebianiem ujemnego przyrostu
naturalnego.

Gtownym zatozeniem projektu programu jest: ,wykrycie niezdiagnozowanego
wczesniej wysokiego ryzyka wystgpienia zaburzen czynnosciowych u pfodu,
u conajmniej 10% ciezarnych mieszkanek wojewddztwa dolnoslgskiego
zakwalifikowanych do programu poprzez zastosowanie telemedycznego systemu
KTG, sposréd wszystkich ciezarnych zakwalifikowanych do Programu
realizowanego w latach 2027-2029”.

W tresci projektu wskazano 3 cele szczegdfowe, tj.: (1) ,,wzrost poziomu poczucia
bezpieczeristwa w cigZzy u co najmniej 50% uczestniczek programu (pomiar
na poczqtku i koricu Programu, w oparciu o badanie ankietowe)”, (2) ,,uzyskanie
lub utrzymanie wysokiego poziomu wiedzy wsrdod 75% kobiet ciezarnych
uczestniczgcych w Programie, w zakresie opieki perinatalnej oraz monitorowania
kobiet w ciqzy, w tym za pomocq tele-KTG (pomiar na poczqtku i koricu
programu, w oparciu o pre-test i post-test)”, (3) ,uzyskanie lub utrzymanie
wysokiego poziomu wiedzy teoretycznej i praktycznej wsrod 80% kadry
medycznej w zakresie opieki perinatalnej, gryp ryzyka, monitorowania kobiet
wciqzy, w tym za pomocq KTG oraz opieki ambulatoryjno-szpitalnej, przy
wykorzystaniu systemu tele-KTG (pomiar na poczqtku i koricu programu,
w oparciu o pre-test i post-test)”.

W projekcie programu zaproponowano 4 mierniki efektywnosci, tj. (1) , odsetek
ciezarnych kobiet, u ktorych stwierdzono ryzyko wystgpienia zaburzen
czynnosciowych u ptodu poprzez zastosowanie telemedycznego systemu KTG
w stosunku do wszystkich kobiet wtgczonych do Programu, wyrazony
w procentach (co najmniej 10 % Uczestniczek)”, (2) ,,odsetek kobiet, u ktorych
zwiekszyt sie poziom poczucia bezpieczenstwa podczas cigzy wsrdd uczestniczek
Programu, wynik wyrazony w procentach (pomiar na poczqtku i koricu Programu,
w oparciu o badanie ankietowe; co najmniej 50 % Uczestniczek)”, (3) ,,odsetek
kobiet, ktore uzyskaty lub utrzymaty wysoki poziom wiedzy teoretycznej
i praktycznej - odsetek kobiet z wynikiem powyzej 75% prawidfowych odpowiedzi
(pomiar na poczqtku i koricu programu, w oparciu o badanie ankietowe)”,
(4) ,odsetek Uczestnikow szkolenia kadr medycznych, ktdrzy uzyskali
lub utrzymali wysoki poziom wiedzy w zakresie opieki perinatalnej,
w tym kompleksowej opieki zdalnej (uzyskali lub utrzymali wynik powyzej
80% w tescie wiedzy w oparciu o pre-test i post-test)”.

Whnioskodawca przedstawit kryteria wiqczenia i wytqczenia dla poszczegdlnych
interwencji zaplanowanych w programie.

Kryteria wytgczenia dla grupy | — kobiet ciezarnych stanowiq: cigza mnoga, brak
pisemnej zgody na udziat w programie, brak zaswiadczenia o ciqzy, ciqgza przed
36 tygodniem ciqzy (z wyjgtkiem kobiet po hospitalizacji z powodu ciqzy
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wysokiego ryzyka zakonczonej po 32 tygodniu ciqzy z potwierdzonym
w dokumentacji medycznej wystepowaniem czynnikow ryzyka wymienionych
w kryteriach wiqczenia). Ponadto wskazano na brak potwierdzenia zamieszkania
w wojewddztwie dolnoslgskim, wszelkie inne przeciwwskazania medyczne
zaistniate  podczas trwania  programu, zagrazajgce  bezpieczenstwu
zdrowotnemu uczestniczki programu. Jako kryterium wytqczenia wskazano takze
brak wspotpracy uczestniczki w ramach tele-opieki, oceniany przez lekarza
realizatora na podstawie wykonywanego Planu Opieki (co najmniej brak
realizacji zatozern planu opieki przez okres 2 tyg.). Wnioskodawca zaznaczyt
rowniez, ze program bedzie realizowany do momentu wyczerpania srodkow
finansowych/limitu oséb. Podkreslono, ze programem zostanqg objete kobiety
z populacji docelowej spetniajqce kryteria wigczenia.

W ramach kryteriow wigczenia dla grupy Il — szkolern kadry medycznej
wnioskodawca wskazat, ze szkolenia w programie bedq skierowane do 0sob
wykonujgcych zawdd medyczny. Zaznaczono, ze do udziatu w szkoleniu
kwalifikowac sie bedzie personel medyczny zaangazowany w realizacje
programu, majgcy kontakt z uczestniczkami i udzielajgcy swiadczen u realizatora
na terenie wojewddztwa dolnoslgskiego, w tym m.in. lekarze, potozne oraz
koordynatorzy programu. Zaznaczono, ze z programu szkolen wykluczone bedg
osoby, ktore ukonczyty w ciggu poprzednich 2 lat szkolenie dla personelu
medycznego obejmujgcego te samg tematyke, w tym szczegolnie kwestie
monitorowania za pomocq tele-KTG i poziom szczegoéfowosci (na podstawie
oswiadczenia).

W ramach kryteriow wiqczenia dla grupy Il — odbiorcow kampanii informacyjno-
edukacyjnej wskazano, ze grupe te stanowi populacja ogdlna wojewddztwa
dolnoslgskiego od 18. r.z., do ktdrej zostanie skierowana kampania
informacyjno-promocyjna umozliwiajgca zapoznanie sie z realizowanym
programem oraz materiatami edukacyjnymi skierowanymi do populacji ogolne;.

Podkreslono, ze realizator zapewni, ze urzqdzenia do telemedycznego
KTG przekazywane kobietom bedqg wysterylizowane, zabezpieczone przed
zanieczyszczeniami i uszkodzeniami, sprawne technicznie, posiadajgce aktualne
przeglqdy techniczne, zgodne z wymogami producenta, a takze bedq spetniaty
wszelkie wymogi okresSlone przepisami prawa w zakresie dopuszczajgcym
je do uzytku.

W projekcie odniesiono sie do zakoriczenia udziatu w programie.
Whnioskodawca odnidst sie do akcji informacyjno-promocyjne;.

Realizator programu zostanie wybrany w drodze konkursu, co jest zgodne
Z zapisami ustawowymi.

Projekt programu zaktada przeprowadzenie jego monitorowania i ewaluacji.
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Uwagi Rady:

e whnioskodawca powinien doprecyzowad, jak definiowany bedzie ,wzrost
poczucia bezpieczenstwa” uczestniczek programu;

e do programu wnioskodawca powinien zafqczy¢ przyktadowy test wiedzy
(pre-test i post-test) dla kadry medycznej;

e whnioskodawca powinien zatgczyc do programu wzdr ankiety stuzgcej badaniu
,wzrostu poczucia bezpieczeristwa”;

e konieczne jest przedstawienie uzasadnienia wartosci docelowej przyjetej
dla celu szczegotowego nr 1;

e przedstawienie szczegotow edukacji kadry medycznej o czasu trwania
szkolenia oraz liczebnosci grup szkoleniowych.

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 48a ust. 8 pkt 3, w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 3 ustawy z 27 sierpnia 2004 r.
o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze $rodkéw publicznych (Dz. U. z 2025 r. poz. 1461),
z uwzglednieniem raportu nr: DPPZ.451.54.2026 ,Program kompleksowej zdalnej opieki dla kobiet w trzecim
trymestrze cigzy” realizowany przez Wojewddztwo Dolnoslgskie, data ukonczenia: wrzesien 2026 r. oraz
raportow nr: 0T.431.50.2022 ,,Zdrowa mama — zdrowe dziecko” z sierpnia 2022 r. i nr: 0T.431.99.2023 ,Zdrowa
mama — zdrowe dziecko” z grudnia 2023 r.



Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 129/2026 z dnia 7 wrzesnia 2026 roku
o projekcie programu ,,Zdrowszy Kotobrzeg - program w zakresie
profilaktyki depresji u dzieci i mtodziezy w miescie Kotobrzeg”

Rada Przejrzystosci negatywnie opiniuje projekt programu polityki zdrowotnej
,Zdrowszy Kotobrzeg - program w zakresie profilaktyki depresji u dzieci
i mtodziezy w miescie Kotobrzeg”.

Uzasadnienie

Przedmiotem oceny jest projekt programu polityki zdrowotnej zaplanowany
do realizacji przez Miasto Kotobrzeg. W ramach PPZ zaplanowano realizacje
dziatan informacyjno-edukacyjnych oraz edukacyjnych skierowanych do dzieci
i mtodziezy, ich rodzicow/opiekunéw prawnych, a takze osob pracujgcych
zdziecmi i mtodziezq. Program przewiduje rowniez mozliwos¢ skorzystania
z konsultacji specjalistycznych dla dzieci i mtodziezy.

Populacje docelowq PPZ bedq stanowi¢ dzieci i mtodziez w wieku 10-15 lat
zamieszkujgce Kotobrzeg, ich rodzice/opiekunowie prawni oraz osoby pracujgce
Z dzie¢mi/mftodziezq, w tym gtownie kadra pedagogiczna.

Zgodnie z tresciqg projektu, do PPZ bedzie wtgczonych rocznie ok. 1 100 0sob.
Dziatania edukacyjne dla dzieci/mtodziezy obejmq rocznie ok. 600 osob (tgcznie
ok. 1 800 o0sob), dziatania edukacyjne dla rodzicow/opiekunéw prawnych
ok. 400 os6b (tqgcznie ok. 1 200 o0sob), natomiast dziatania edukacyjne dla osob
pracujgcych z dzie¢mi/mtodziezq - ok. 40 osob (tgcznie ok. 120 osob). Z kolei
konsultacje specjalistyczne w programie obejmg rocznie 60 osob (tgcznie
ok. 180 0sdb).

Program ma byc realizowany w latach 2026-2028.
Koszt catkowity programu zostat oszacowany na 121 627 zt.
Program ma byc¢ finansowany z budzetu Miasta Kotobrzeg.

Oceniany projekt programu zawiera referencje bibliograficzne oraz wykaz
pismiennictwa, na podstawie ktdrych przygotowana zostata tres¢ problemu
zdrowotnego.

Gtownym celem programu jest , podniesienie lub utrzymanie w trakcie trwania
programu, wysokiego poziomu wiedzy w zakresie profilaktyki zaburzen nastroju
w populacji dzieci i mtodziezy wsrdd co najmniej 70% uczestnikow dziatan
edukacyjnych realizowanych w programie”.
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W projekcie wskazano rdéwniez 3 cele szczegdtowe tj.: (1) ,podniesienie
lub utrzymanie w trakcie trwania programu, wysokiego poziomu wiedzy
w zakresie profilaktyki zaburzen nastroju w populacji dzieci i mfodziezy wsrod
co najmniej 70% uczestnikow dziatan edukacyjnych dla dzieci i mftodziezy”,
(2) ,podniesienie lub utrzymanie w trakcie trwania programu, wysokiego
poziomu wiedzy w zakresie profilaktyki zaburzen nastroju w populacji dzieci
i mfodziezy wsrod co najmniej 70% uczestnikow dziatari edukacyjnych
dla rodzicéw/opiekunéw prawnych” oraz (3) ,podniesienie lub utrzymanie
w trakcie trwania programu, wysokiego poziomu wiedzy w zakresie profilaktyki
zaburzen nastroju w populacji dzieci i mtodziezy wsréd co najmniej 70%
uczestnikow dziatan edukacyjnych dla oséb pracujgcych z dziecmi i mfodziezq”.

Whnioskodawca przedstawit rowniez 4 mierniki efektywnosci, tj. (1) , odsetek
0s0b, u ktorych w post-tescie utrzymano lub uzyskano wysoki poziom wiedzy
(min. 80% poprawnych odpowiedzi) w zakresie profilaktyki zaburzen nastroju
wsrod dzieci i mfodziezy, wzgledem wszystkich o0s0b uczestniczqcych
w dziataniach edukacyjnych, ktore wypetnity pre-test”, (2) ,odsetek
dzieci/nastolatkéw, u ktorych w post-tescie utrzymano lub uzyskano wysoki
poziom wiedzy (min. 80% poprawnych odpowiedzi) w zakresie profilaktyki
zaburzen nastroju wsrod dzieci i mfodziezy, wzgledem wszystkich
dzieci/nastolatkow uczestniczqcych w dziataniach edukacyjnych, ktére wypetnity
pre-test”, (3) ,,odsetek rodzicow/opiekunow prawnych, u ktorych w post-tescie
utrzymano lub uzyskano wysoki poziom wiedzy (min. 80% poprawnych
odpowiedzi) w zakresie profilaktyki zaburzen nastroju wsrdd dzieci i mtodziezy,
wzgledem  wszystkich  rodzicow/opiekunéw  prawnych  uczestniczqgcych
w dziataniach  edukacyjnych, ktore wypetnity pre-test% poprawnych
odpowiedzi)” oraz (4) ,odsetek osob pracujgcych z dzie¢mi i mtodziezq, u ktorych
w post-tescie utrzymano lub uzyskano wysoki poziom wiedzy (min. 80%
poprawnych odpowiedzi) w zakresie profilaktyki zaburzen nastroju wsrdd dzieci
i mtodziezy, wzgledem wszystkich osob pracujgcych z dziecmi i mtodziezq
uczestniczqcych w dziataniach edukacyjnych, ktore wypetnity pre-test%
poprawnych odpowiedzi)”. Wszystkie mierniki zostaty zaplanowane poprawnie.

W ramach PPZ zaplanowano realizacje dziatan informacyjno-edukacyjnych oraz
edukacyjnych skierowanych do dzieci i mfodziezy, ich rodzicow/opiekunow
prawnych, a takze 0sob pracujgcych z dzie¢mi i mtodziezq.

W tresci projektu zaplanowano ocene poziomu wiedzy uczestnikow przy
wykorzystaniu testu wiedzy opracowanego przez realizatora, co jest dziataniem
zasadnym.

Dziatania edukacyjne dla rodzicow/opiekunéw prawnych obejmujg realizacje
45-minutowych spotkan adresowanych do rodzicow i opiekundw prawnych dzieci
i mftodziezy. Zajecia bedq prowadzone w grupach liczgcych maksymalnie
100 uczestnikow, we wspodtpracy z placowkami oswiatowymi, z wykorzystaniem
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infrastruktury szkot podstawowych na terenie Kofobrzegu. Spotkania bedqg
prowadzone przez psychologa i/lub pedagoga posiadajgcego odpowiednie
wyksztatcenie, doswiadczenie oraz kompetencje w zakresie profilaktyki zaburzen
nastroju, w tym wczesnego rozpoznawania problemow zdrowia psychicznego.

Dziatania edukacyjne dla osob pracujgcych z dziecmi i mtodziezq obejmujg
realizacje 120-minutowych spotkan skierowanych do 0s0b pozostajgcych
w bezposrednim kontakcie z dzie¢cmi i mfodziezq, w tym nauczycieli, pedagogow
szkolnych, lekarzy rodzinnych, pielegniarek srodowiskowych oraz innych
pracownikow instytucji pracujgcych z dziecmi i mfodziezq. Spotkania bedq
prowadzone w grupach liczgcych maksymalnie 40 uczestnikdw, we wspotpracy
z placowkami  oswiatowymi, z  wykorzystaniem infrastruktury  szkot
podstawowych na terenie Kotobrzegu lub infrastruktury realizatora. Zajecia bedg
prowadzone przez psychologa i/lub pedagoga posiadajgcego odpowiednie
wyksztatcenie, doswiadczenie oraz kompetencje w zakresie profilaktyki zaburzen
nastroju, w tym wczesnego rozpoznawania problemow zdrowia psychicznego.

W ramach interwencji uczestnicy uzyskajq informacje dotyczgce placowek
i instytucji dziatajgcych na terenie Kotobrzegu i okolic, w ktorych mozna uzyskac
pomoc w przypadku problemow z zakresu zdrowia psychicznego,
w tym podmiotow udzielajgcych swiadczenn finansowanych ze srodkow
publicznych. Przekazywane bedqg takze informacje na temat mozliwosci
skorzystania przez dzieci z konsultacji specjalistycznych (psychologicznych
i/lub psychiatrycznych) przewidzianych w programie. Dodatkowo po zakoriczeniu
spotkania uczestnicy bedg mieli mozliwos¢ indywidualnej konsultacji z osobg
prowadzqcq.

W projekcie opisano sposob zakonczenia udziatu w programie.
Projekt zaktada realizacje kampanii informacyjno-edukacyjnej.

Realizatorem programu bedzie podmiot, wyfoniony w drodze konkursu ofert,
co pozostaje w zgodzie z zapisami ustawowymi.

Projekt programu zaktada przeprowadzenie jego monitorowania i ewaluacji.
Ocena efektywnosci programu realizowana bedzie na podstawie miernikow
efektywnosci zaplanowanych w PPZ. Warto zaznaczyé, ze mierniki te zostaty
zaprojektowane prawidtowo.

Gtowne argumenty decyzji:

e Nalezy okreslic spojnq liczbe konsultacji specjalistycznych przewidzianych
do realizacji w programie (3-letni program przewiduje 60 konsultacji rocznie,
co daje 180 konsultacji, a nie jak wskazat wnioskodawca 120);

e Nalezy okreslic, ile konsultacji bedzie z zakresu psychologii, a ile z psychiatrii;

e Nalezy doprecyzowac zasady kwalifikacji do konsultacji psychologicznych
i psychiatrycznych;
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e Nalezy ustrukturyzowac narzedzia stuzqce ocenie objawdw depresyjnych;

e Nalezy uwzglednic¢ przeprowadzenie akcji informacyjno-edukacyjnej w opisie
etapow programu;

e Nalezy doprecyzowac Zzrddta finansowania programu.

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 48a ust. 8 pkt 3, w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 3 ustawy z 27 sierpnia 2004 r.
o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze Srodkéw publicznych (Dz. U. z 2025 r. poz. 1461),
z uwzglednieniem raportu nr: DPPZ.451.55.2026 ,Zdrowszy Kotobrzeg - program w zakresie profilaktyki depresji
u dzieci i mtodziezy w miescie Kotobrzeg” realizowany przez Miasto Kotobrzeg, data ukoriczenia: wrzesien 2026 r.
oraz ,Programy zdrowotne z zakresu zdrowia psychicznego — wspdlne podstawy oceny”, luty 2015 r.
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Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 130/2026 z dnia 7 wrzesnia 2026 roku
w sprawie objecia refundacjg lekdw zawierajgcych substancje
rurioktokog alfa pegol w zakresie wskazan do stosowania
lub dawkowania, lub sposobu podawania odmiennych niz okreslone
w Charakterystyce Produktu Leczniczego

Rada Przejrzystosci uwaza za zasadng kontynuacje refundacji lekow
zawierajgcych substancje czynng rurioktokog alfa pegol we wskazaniu
pozarejestracyjnym: zapobieganie krwawieniom u dzieci ponizej 12 r.z.
z hemofilig A (ICD-10: D66) w ramach programu lekowego B.15.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Hemofilia A jest wrodzonq skazg krwotoczng spowodowanq zmniejszeniem
aktywnosci czynnika VIIl. W obrazie ciezkiej postaci choroby, w ktdrej aktywnos¢
czynnika VIII spada ponizej 1% normy, dominujq samoistne krwawienia
do stawdw (z powiktaniem w postaci tzw. artropatii hemofilowej), krwawienia
do miesni, krwiomocz,  krwawienia z przewodu pokarmowego
i wewngtrzczaszkowe.  Rurioktokog alfa  pegol jest pegylowanym,
rekombinowanym ludzkim czynnikiem VIIl o wydtuzonym okresie podttrwania.
Rurioktokog alfa pegol to koniugat oktokogu alfa z glikolem polietylenowym
(PEG). Aktywnosc terapeutyczna rurioktokogu alfa pegol pochodzi od oktokogu
alfa, ktory zostat kowalencyjnie sprzezony z odczynnikiem PEG w celu wydtuzenia
okresu poftrwania w osoczu. W 2023 r. Rada Przejrzystosci wydata pozytywng
opinie (167/2023) dotyczqcq zasadnosci objecia refundacjq lekow zawierajgcych
substancje czynnq rurioktokog alfa pegol we wskazaniu: zapobieganie
krwawieniom u dzieci ponizej 12 r.z. z hemofilig A (ICD-10 D 66) w ramach
programu lekowego B.15, powotujgc sie na pozytywne opinie ekspertow
klinicznych, wyniki badan naukowych i zgodnosc¢ z najnowszymi rekomendacjami
towarzystw naukowych.

Nowe dane naukowe dotyczgce skutecznosci i bezpieczenstwa terapii u dzieci
ponizej 12 r.z. pozostajg skqpe (mate grupy badane). Nie stanowiq jednak
podstawy do zmiany wczesSniejszej decyzji Rady Przejrzystosci.

W przeglgdzie systematycznym (Feng et al. 2025) stwierdzono, ze wsrdod
produktow EHL rFVIll, pacjenci pediatryczni z HA, ktorzy stosowali rurioktokog
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alfa pegol, mieli niski odsetek rozwoju inhibitora. W badaniu Kim et al. 2025
obejmujqgcego 338 pacjentow z HA w Korei Potudniowej, w tym dzieci ponizej 12
roku zycia (n=54), wykazano, ze profil bezpieczerstwa rurioktokog alfa pegolu
byt zgodny z wczesniejszymi doniesieniami.

Gtowny argument decyzji

Brak podstaw do zmiany wczesniejszej decyzji Rady Przejrzystosci.

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 sSwiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw publicznych
(Dz. U.z 2025 r. poz. 1461).



