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Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji
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Protokot z posiedzenia
Rady Przejrzystosci 38/2026
w dniu 14 wrzesnia 2026 roku
w formie wideokonferencji

Maciej Karaszewski otworzyt posiedzenie o godzinie 10:00.

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

7 0s6b):

Artur Bachta

Anna Czerniecka-Kubicka
Andrzej Dgbrowski

Pawet Grzesiewski

Maciej Karaszewski
Elzbieta Lanc

Marcin Lipowski

Jacek Rubik

Zbigniew Siudak
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o

Cztonkowie Rady nieobecnhi przy rozpoczeciu posiedzenia:

1. Anna Socha-Banasiak

Proponowany porzgdek obrad:

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

2. Przygotowanie stanowiska w sprawie zmiany technologii medycznej ,,Oznaczenie
UACR (wskaznik albumina/kreatynina) w prébce moczu™.

3. Przygotowanie stanowiska w sprawie oceny leku Vyjuvek (beremagene
geperpavec), we wskazaniu: leczenie ran u pacjentdw z dystroficznym
pecherzowym oddzielaniem sie naskdrka (ang. dystrophic epidermolysis bullosa,
DEB) z mutacjg (- ami) w genie tancucha alfa 1 kolagenu typu VII (COL7AT1)
od urodzenia.

4. Przygotowanie stanowiska W sprawie oceny leku Yorvipath
(palopegteriparatidum), w ramach programu lekowego ,Leczenie pacjentdw
z niedoczynnosciq przytarczyc (ICD-10: E20.0, E20.8, E20.9, E89.2)".
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5. Przygotowanie stanowiska w sprawie oceny leku Vyvgart (efgartigimod alfa),
w ramach programu lekowego B.157. ,Leczenie chorych z uogdiniong postaciq
miastenii (G.70.0)".

6. Przygotowanie opinii o projekcie programu polityki zdrowotnejjednostki samorzgdu
terytorialnego ,,Program polityki zdrowotnej gminy Ostrowiec Swietokrzyski
w zakresie rehabilitacji wad postawy u dzieci i mtodziezy szkdt podstawowych
na lata 2026-2029".

7. Przygotowanie opinii o projekcie programu polityki zdrowotnej jednostki samorzgdu
terytorialnego ,,Programu polityki zdrowotnej w zakresie diagnostyki wad i zaburzen
rozwojowych u dzieci defaworyzowanych spotecznie od urodzenia do 6. roku
zycia na Dolnym Slgsku™.

8. Przygotowanie opinii w sprawie substancji czynnej sirolimusum we wskazaniach
pozarejestracyjnych:

e stan po przeszczepie konczyny, rogdwki, tkanek lub komorek,

e stwardnienie guzowate; limfangioleiomiomatoza, nowotwor z epitelioidnych
komore przynaczyniowych,

e cytopenie Ilub Ilimfoproloferacja  nienowotworowa  (splenomegalia,
limfadenopatia) w przebiegu autoimmunizacyjnego zespotu
limfoproliferacyjnego oraz innych wrodzonych dysregulacjach
immunologicznych, np. haploinsuficiencji CTLA4) w sytuaciji: opornosci
na stosowanie steroiddw lub przy zbyt nasilonych objawach niepozgdanych
przewlektej steroidoterapii w wysokich dawkachlub w ciezkich przypadkach —
w pierwszej linii leczenia wspdinie ze sterydami lub jako jedyny celowany
lek modyfikujgcy przebieg choroby,

e zespot gumiastych zmian barwnikowych,

e angiomatoza,

e Zespdt Klippela-Trénaunaya.
9. Przygotowanie opini w sprawie substancji czynnej mycophenolas mofetil
we wskazaniach pozarejestracyjnych:

e steroidozalezny zespdt nerczycowy; cyklosporynozalezny zespdt nerczycowy;
nefropatia toczniowa; zapalenie naczyn; toczen rumieniowaty uktadowy;
twardzina uktadowa; stan po przeszczepie konczyny, rogdwki, tkanek
lub komdrek; neuropatia zapalna; miopatia zapalna,

e steroidooporny zespot nerczycowy; nefropatia IgA,

e choroby autoimmunizacyjne u pacjentdw z niedoborami odpornosci;
cytopenie w przebiegu autoimmunizacyjnego zespotu limfoproliferacyjnego
oraz innych wrodzonych dysregulacji immunologicznych,

e miastenia.
10. Zakonczenie posiedzenia.
Ad 1. Marcin Lipowski zadeklarowat konflikt interesow odnoszqcy sie do leku Vyvgart,
w zwigzku z czym Rada podjeta decyzje o wytgczeniu go z gtosowania w ramach

pkt. 5 porzgdku obrad. Zaden z pozostatych cztonkéw Rady nie zadeklarowat konfliktu
intereséw.

Rada 9 gtosami ,,za” zaakceptowata proponowany porzgdek obrad.
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Ad 2. Andlityk Agencji podsumowat raport dot. zmiany technologii medycznej
z zakresu oznaczenie wskaznika albumina/kreatyniny.

W trakcie prezentacii analitycznej
do posiedzenia dotgczyta Anna Socha-
Banasiak, ktéra nie zadeklarowata konfliktu
interesow.

Projekt stanowiska Rady przygotowata i przedstawita Anna Czerniecka-Kubicka.

W dyskusji, w wyniku ktérej Rada doprecyzowata tre$¢ uchwaty, uczestniczyli:
Maciej Karaszewski, Anna Czerniecka-Kubicka, Jacek Rubik i Andrzej Dgbrowski.

Prowadzqgcy zarzqdzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada 10 gtosami ,,za” uchwalita
pozytywne stanowisko (zatgcznik nr 1 do protokotu).

Ad 3. Analityk Agencji omowit raport dotyczgcy leku Vyjuvek.

We wstepne] dyskusji Rady udziat wazieli: Andrzej Dgbrowski, Maciej Karaszewski
i Anna Socha-Banasiak.

Projekt stanowiska Rady przygotowali i przedstawili Anna Socha-Banasiak
i Marcin Lipowski.

TreS¢ uchwaty doprecyzowali: Maciej Karaszewski, Anna Socha-Banasiak
i Andrzej Dgbrowski.

Prowadzgcy zarzgdzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada 7 gtosami ,za”, przy
3 gtosach ,,przeciw” uchwalita pozytywne stanowisko (zatgcznik nr 2 do protokotu).

Ad 4. Andlityk Agencji przedstawit najwazniejsze informacje z raportu dot. leku
Yorvipath.

We wstepne] dyskusji Rady udziat wzieli: Andrzej Dgbrowski, Macie] Karaszewski
i Jacek Rubik.

Projekt stanowiska Rady przygotowali Andrzej Dgbrowski i Jacek Rubik.
Tre$¢ uchwaty doprecyzowali Maciej Karaszewski i Andrzej Dglbrowski.

Prowadzqgcy zarzqdzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada 10 gtosami ,,za” uchwalita
negatywne stanowisko (zatgcznik nr 3 do protokotu).

Ad 5. Analityk Agenciji zaprezentowat najwazniejsze dane z raportu dot. leku Vyvgart.

Projekt stanowiska Rady przygotowali Zbigniew Siudak i Artur Bachta, a przedstawit
Lbigniew Siudak.

Tre$¢ uchwaty doprecyzowali Maciej Karaszewski i Zbigniew Siudak.

Prowadzqgcy zarzqdzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada 9 gtosami ,za”, przy
1 gtosie wstrzymujgcym, z uwagi na zgtoszony konflikt intereséw, uchwalita pozytywne
stanowisko (zatgcznik nr 4 do protokotu).

Ad 6. Andlityk Agencji omoéwit zatozenia programu polityki zdrowotnej gminy
Ostrowiec Swietokrzyski z zakresu rehabilitacji wad postawy u dzieci i mtodziezy.
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Gtos zabrat Maciej Karaszewski.
Projekt opinii Rady przygotowat i przedstawit Pawet Grzesiewski.

Wobec braku gtoséw w dyskusji, Prowadzgcy zarzgdzit gtosowanie, w wyniku ktérego
Rada 10 gtosami ,,za" uchwalita pozytywng opinie (zatgcznik nr 5 do protokotu).

Ad 7. Analityk Agencji omowit zatozenia programu polityki zdrowotnej wojewddztwa
dolnoslgskiego z zakresu diagnostyki wad i zaburzeh rozwojowych u dzieci
defaworyzowanych spotecznie.

Projekt opinii Rady przygotowata i przedstawita Elzbieta Lanc.
Tre$C uchwaty doprecyzowali Maciej Karaszewski i Elzbieta Lanc.

Prowadzqgcy zarzqdzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada 10 gtosami ,,za” uchwalita
negatywnqg opinie (zatgcznik nr é do protokotu).

Ad 8. Andlityk Agencji omoéwit dane z raportu dot. refundacji substancji czynnej
sirolimusum we wskazaniach pozarejestracyjnych.

Gtos zabrali Maciej Karaszewski i Jacek Rubik.
Projekt opinii Rady przygotowat i przedstawit Jacek Rubik.
Tre$¢ uchwaty doprecyzowali Maciej Karaszewski i Jacek Rubik.

Prowadzqgcy zarzqdzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada 10 gtosami ,,za” uchwalita
pozytywnq opinie (zatgcznik nr 7 do protokotu).

Ad 9. Andlityk Agenciji omdwit dane z raportu dot. refundacji substanciji czynnej
mycophenolas mofetil we wskazaniach pozarejestracyjnych.

Projekt opinii Rady przygotowat i przedstawit Artur Bachta.

Wobec braku gtoséw w dyskusji, Prowadzgcy zarzgdzit gtosowanie, w wyniku ktérego
Rada 10 gtosami ,,za" uchwalita pozytywng opinie (zatgcznik nr 8 do protokotu).

Ad 10. Prowadzqgcy zakonczyt posiedzenie o godzinie 13:44.
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Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 133/2026 z dnia 14 wrzesnia 2026 roku
w sprawie oceny zasadnosci zmiany technologii medycznej
,0znaczenie UACR (wskaznik albumina/kreatynina) w prébce moczu”

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadng zmiane technologii medycznej
»,0znaczenie UACR (wskaznik albumina/kreatynina) w préobce moczu”,
rozumianej jako rozszerzenie dostepnosci badania do realizacji i finansowania
w ramach ambulatoryjnej opieki specjalistycznej (AOS).

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Przedmiotem oceny jest zasadnosc¢ zmiany technologii medycznej w odniesieniu
do Swiadczenia ,,Oznaczenie UACR (wskaznik albumina/kreatynina) w probce
moczu”, rozumianej jako rozszerzenie dostepnosci badania do realizacji
i finansowania w ramach ambulatoryjnej opieki specjalistycznej (AOS) oraz
rozszerzenie wskazan do jego stosowania na dodatkowe populacje pacjentow,
wykraczajgce poza zakres swiadczen realizowanych obecnie w ramach budzetu
powierzonego podstawowej opiece zdrowotnej (POZ).

Oznaczenie wskaznika UACR umozliwia wykrycie albuminurii, ocene stopnia
uszkodzenia nerek, monitorowanie skutecznosci leczenia nefroprotekcyjnego
oraz precyzyjniejszq stratyfikacje ryzyka sercowo-naczyniowego. PodwyzZszony
UACR wiqze sie ze zwiekszonym ryzykiem udaru, zawatu serca, a takze z progresjq
niewydolnosci serca, a w szczegdlnosci progresjq przewlektej choroby nerek.
Identyfikowanie podwyzszonej albuminurii pozwala na reklasyfikacje pacjenta
do wyzszej kategorii ryzyka sercowo-naczyniowego, co przektada sie
na modyfikacje celow terapeutycznych. Aktualne wytyczne praktyki klinicznej
rekomendujq przeprowadzenie tego badania u pacjentow z cukrzycg,
nadcisnieniem tetniczym, rozpoznang przewlektq chorobqg nerek (PChN) oraz
0s0b zagrozonych PChN, a takie osob z chorobami sercowo-naczyniowymi,
w tym niewydolnosciq serca.

Problem decyzyjny wynika z faktu, Ze cho¢ oznaczenie UACR jest obecnie
finansowane ze srodkdow publicznych w ramach budzetu powierzonego opieki
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koordynowanej POZ, nie funkcjonuje odrebna procedura lub swiadczenie
gwarantowane umozliwiajgce jednoznacznq identyfikacje, sprawozdawanie
i finansowanie tego badania w ambulatoryjnej opiece specjalistyczne;.
W obowiqzujgcym wykazie swiadczern gwarantowanych AOS uwzgledniono
badania diagnostyczne 109 Albumina oraz M37 Kreatynina, jednak zakres tych
procedur nie pozwala na jednoznaczne ustalenie, czy oznaczenia wykonano
w tej samej probce moczu oraz czy wyliczcono wskaznik albumina/kreatynina
(UACR). W konsekwencji nie jest mozliwa jednoznaczna identyfikacja oznaczenia
UACR na podstawie danych sprawozdawczych, poniewaz wspotwystepowanie
obu kodow w ramach jednego epizodu swiadczenia nie potwierdza,
ze oznaczenia albuminy i kreatyniny wykonano w tej samej probce moczu
ani ze obliczono i zaraportowano stosunek stezenia albuminy do steZenia
kreatyniny. Jednoczesnie ocena albuminurii stanowi obligatoryjny element
Swiadczenia ,,Opieka nad pacjentem z cukrzycq”. Nalezy podkresli¢, ze brak
odrebnego kodu dla oznaczenia UACR nie jest rownoznaczny z brakiem
mozliwosci wykonywania tego badania w ramach AOS.

Obecnie oznaczenie wskaznika UACR stanowi sSwiadczenie gwarantowane
finansowane ze srodkow publicznych w ramach budzetu powierzonego opieki
koordynowanej w POZ, obejmujgcego opieke nad pacjentami z cukrzycq,
nadcisnieniem tetniczym, chorobami sercowo-naczyniowymi oraz przewlektq
chorobg nerek. Dostep do badania jest zatem powigzany z realizacjq okreslonych
Sciezek opieki oraz organizacjq swiadczen w POZ.

Przewlekta choroba nerek stanowi istotny problem zdrowia publicznego. Wedtug
danych Global Burden of Disease liczba dorostych z PChN na swiecie wzrosta
do okoto 788 min w 2023 r., a choroba odpowiadata za 1,48 min zgondow, bedqc
dziewiqgtq najczestszq przyczynqg zgonow globalnie. W Europie z PChN zyje ponad
93 min osob. W Polsce wystepowanie PChN standaryzowane wzgledem wieku
oszacowano na 8,9%, natomiast smiertelnosc z jej powodu wyniosta 11,2 zgonu
na 100 tys. mieszkanicdw. Rosngce obcigzenie epidemiologiczne zwigzane jest
przede wszystkim ze starzeniem sie populacji oraz wysokq czestoscig
wystepowania cukrzycy i nadcisnienia tetniczego. Otytos¢, cukrzyca
i nadcisnienie tetnicze nalezq do kluczowych czynnikow ryzyka przewlektej
choroby nerek (PChN). Choroby te prowadzq do postepujgcego uszkodzenia
nerek poprzez m.in. zaburzenia hemodynamiczne, przewlekty stan zapalny oraz
zmiany naczyniowe, co skutkuje stopniowq utratq funkcji nerek. W konsekwencji
zwiekszajq one ryzyko rozwoju PChN, a w zaawansowanych przypadkach takze
schytkowej niewydolnosci nerek wymagajgcej leczenia nerkozastepczego.
Wczesna identyfikacja i skuteczne leczenie tych schorzen majq kluczowe
znaczenie dla ograniczenia ryzyka uszkodzenia nerek i spowolnienia postepu
choroby.
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Problem decyzyjny dotyczy natomiast ustalenia, czy istniejq przestanki kliniczne,
organizacyjne oraz ekonomiczne uzasadniajgce zwiekszenie dostepnosci tego
badania poprzez umozliwienie jego realizacji i finansowania rdwniez
w ambulatoryjnej opiece specjalistycznej oraz objecie nim dodatkowych grup
pacjentow, u ktorych wytyczne praktyki klinicznej rekomendujg ocene
albuminurii. Proponowane rozszerzenie wskazan obejmuje populacje pacjentow
z: rozpoznang cukrzycq typu 2 lub w piec lat po rozpoznaniu cukrzycy typu 1,
cukrzycqg o ustalonej lub nieustalonej etiologii, nadcisnieniem tetniczym,
chorobami sercowo-naczyniowymi, otytoscig, niewydolnosciq serca, przewlektg
chorobg nerek lub podejrzeniem jej wystepowania, zespotem sercowo-nerkowo-
metabolicznym. Jednoczesnie wskazywane jest, ze badanie nie powinno byc¢
wykonywane u pacjentdow, u ktorych brak jest wskazan klinicznych do jego
wykonania.

Zgodnie z Kartg Swiadczenia Opieki Zdrowotnej proponowane rozwigzanie
zaktada umozliwienie realizacji i finansowania wnioskowanego badania
m.in. w poradniach  diabetologicznych, nefrologicznych, kardiologicznych,
endokrynologicznych.

Dowody naukowe

Wskaznik albumina/kreatynina w moczu (UACR) jest rekomendowanqg metodg
oceny albuminurii w rutynowej praktyce klinicznej. Badanie wykonywane jest
w pojedynczej probce moczu, najlepiej w pierwszej porannej probce i umozliwia
ilosciowqg ocene wydalania albuminy z uwzglednieniem stezenia moczu. UACR
stanowi praktyczng alternatywe dla dobowej zbiorki moczu, zachowujqgc dobrg
korelacje z 24-godzinnym wydalaniem albuminy, dlatego jest powszechnie
wykorzystywany zarowno w diagnostyce, jak i monitorowaniu progresji
przewlektej choroby nerek.

Analizie poddano dziesie¢c dokumentow wytycznych praktyki klinicznej
(ADA 2026, PTD 2026, ESC 2026, ESC 2024, KDIGO 2024, PTNT/PTK 2024,
ISPAD 2024, ESH 2023, NICE 2023, NICE 2021) oraz jedno stanowisko eksperckie
(AHA 2023), na podstawie ktorych stwierdzono, Ze postepowanie jest zalecane
w diagnostyce i monitorowaniu 0sob z cukrzycg, nadcisnieniem tetniczym,
przewlektq chorobg nerek oraz u o0sob zagrozonych rozwojem przewlektej
choroby nerek, jak rowniez znajduje zastosowanie w wykrywaniu, klasyfikacji
i monitorowaniu  przewlektej choroby nerek oraz ocenie ryzyka
sercowo-naczyniowego, najczesciej tgcznie z ocenq eGFR. Ustalono, ze u osob
z rozpoznangq przewlektqg chorobg nerek powinno by¢ wykonywane co najmniej
raz w roku, a u osob z wiekszym ryzykiem progresji choroby zalecana jest wieksza
czestos¢ oznaczen. Postepowanie stanowi element badan przesiewowych
w kierunku cukrzycowej choroby nerek oraz przewlektych powiktan u dzieci
i mtodziezy z cukrzycq. Rekomendowane jest oznaczenie w pojedynczej,
preferencyjnie pierwszej porannej probce moczu. Wymaga potwierdzenia
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nieprawidtowych wynikow w kolejnych oznaczeniach przed rozpoznaniem
utrwalonej albuminurii lub przewlektej choroby nerek. Moze by¢ wykonywane
z wykorzystaniem testow wykonywanych w miejscu opieki nad pacjentem
(ang. point-ofcare testing, POCT) w sytuacjach ograniczonego dostepu
do diagnostyki laboratoryjnej lub gdy umozliwia to usprawnienie procesu
diagnostyczno-terapeutycznego.

Podsumowujqc, wykorzystanie oznaczenia UACR jako elementu diagnostyki,
oceny ryzyka oraz monitorowania pacjentow z cukrzycq, przewlektq chorobg
nerek, nadcisnieniem tetniczym oraz zespotem sercowo-nerkowo-metabolicznym
jest zasadne. Wytyczne rekomendujq wykonywanie oznaczenia UACR fqcznie
z ocenq eGFR i stezenia kreatyniny w surowicy krwi w celu oceny funkcji nerek,
ryzyka nerkowego i sercowo-naczyniowego oraz monitorowania pacjentow.
UACR oznacza sie rutynowo przede wszystkim u pacjentow z cukrzycg,
nadcisnieniem tetniczym, PChN oraz dorostych od stadium 2 zespotfu CKM.
W pozostatych grupach badanie wykonuje sie przy wystepowaniu czynnikéw
ryzyka PChN, przy czym sama otytos¢ bez dodatkowych czynnikow ryzyka
nie stanowi wskazania. U dzieci rutynowq ocene prowadzi sie gtownie w cukrzycy
i PChN, a w innych przypadkach w obecnosci czynnikdw ryzyka PChN.
Rekomendacje o najwyziszej sile dowodow dotyczg stosowania inhibitorow
konwertazy angiotensyny (ACEl) lub antagonistow receptora angiotensyny Il
(ARB) w okreslonych grupach pacjentow z PChN i albuminuriq oraz wykorzystania
wartosci oznaczenia UACR w procesie kwalifikacji pacjentow z albuminurig
do leczenia nefroprotekcyjnego. Analizowane wytyczne wskazujqg ponadto
oznaczenie UACR jako narzedzie oceny uszkodzenia nerek, oceny ryzyka progresji
przewlektej choroby nerek oraz zdarzen sercowo-naczyniowych.

Analiza rozwiqzan funkcjonujgcych we Francji, na Litwie, w Niemczech i Wielkiej
Brytanii wskazuje, ze oznaczenie wskaznika albumina/kreatynina w moczu
(UACR) stanowi standardowy element diagnostyki i monitorowania przewlekftej
choroby nerek oraz nefropatii cukrzycowej. We wszystkich analizowanych
krajach badanie jest finansowane ze srodkow publicznych i wykonywane przede
wszystkim u pacjentow z cukrzycq oraz innych osob nalezgcych do grup ryzyka
rozwoju przewlektej choroby nerek. Najczesciej zalecana jest jego realizacja
co najmniej raz w roku, przy czym czestotliwos¢ moze byc¢ zwiekszana
w zaleznosci od stanu klinicznego pacjenta i postepu choroby. Odnalezione
informacje wskazujq ponadto, ze badanie UACR jest integralnym elementem
programow profilaktycznych skierowanych do pacjentow z ryzykiem rozwoju
PChN, ustrukturyzowanych Ssciezek opieki oraz systemow monitorowania
pacjentow z chorobami przewlektymi. W czesci krajow, takich jak Francja
i Niemcy, okreslono szczegotowe zasady rozliczania poszczegdlnych sktadowych
badania oraz raportowania wynikow, natomiast w Wielkiej Brytanii i na Litwie
badanie jest elementem swiadczern gwarantowanych finansowanych w ramach
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powszechnego ubezpieczenia zdrowotnego. Zidentyfikowane rozwiqzania
potwierdzajg, ze oznaczenie UACR jest uznawane za narzedzie wczesnego
wykrywania i monitorowania uszkodzenia nerek oraz jest szeroko dostepne
w publicznych systemach ochrony zdrowia.

Problem ekonomiczny

Swiadczenie przeznaczone jest do realizacji w AOS w szczegdlnosci w ramach
poradni: diabetologicznej, diabetologicznej i endokrynologicznej dla dzieci,
kardiologicznej (OK-1, OK-2, OK-3), kardiologii dzieciecej, nefrologicznej,
nefrologii dzieciecej, endokrynologicznej oraz angiologicznej. Ponadto mogtoby
byc ono realizowane w poradniach nadcisnienia tetniczego, zaburzen lipidowych,
wad wrodzonych serca u dorostych oraz wad nabytych serca u dorostych,
o ile zostaty one wyodrebnione z poradni kardiologicznej, a takze w poradniach
wad serca u dzieci wyodrebnionych z poradni kardiologii dzieciecej. Dodatkowo,
w przypadku funkcjonowania w ramach OK-1 wyodrebnionej poradni chorob
wewnetrznych lub poradni geriatrycznej, rowniez w tych poradniach powinna
istnie¢ mozliwos¢ realizacji swiadczenia.

Koszt jednostkowy badania w OK POZ okreslono na poziomie 37,42 zt.
Proponowana zmiana w AOS ma na celu poprawe stanu zdrowia populacji
poprzez zwiekszenie dostepnosci wczesnej diagnostyki, rozpoznawania
i profilaktyki chorob nerek oraz chorob sercowo-naczyniowych. Mozliwe,
ze wdtuzszej perspektywie zmiana technologii medycznej przyczyni sie
do ograniczenia progresji choroby nerek, zmniejszenia ryzyka powiktan sercowo-
naczyniowych, redukcji liczby hospitalizacji oraz poprawy rokowania pacjentow,
a tym samym ograniczenia kosztow przewlektych terapii. W obecnym stanie
wiedzy nie mozna jednak ustali¢ inkrementalnej zmiany kosztow wzgledem
zwiekszenia dostepnosci do rozpatrywanej technologii medycznej.

Gltowne argumenty decyzji

e Postepowanie zgodne z rekomendacjami i wytycznymi praktyki klinicznej;

e Rozwigzanie praktykowane w innych krajach;

e Badanie mato obcigzajgce dla pacjentow;

e tatwosc oznaczen i mozliwos¢ wdrozenia organizacyjnego;

e Jednoznacznosc¢ w identyfikacji, sprawozdawczosci i finansowaniu badania;
e Prawdopodobny brak wptywu na budzet ptatnika publicznego.
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Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 31h ust. 2 pkt 3, 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 zasadnosci realizacji $wiadczenia w ambulatoryjnej opiece
specjalistycznej i rozszerzenia wskazan do jego stosowania o dodatkowe populacje pacjentow

nr: DWSGIZS.4103.1.2026 ,Oznaczenie UACR (wskaznik albumina/kreatynina) w prébce moczu”; data
ukonczenia: 08.09.2026 r., aktualizacja z dn. 11.09.2026 .



Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 134/2026 z dnia 14 wrzesnia 2026 roku
w sprawie oceny leku Vyjuvek (beremagene geperpavec) w ramach
programu lekowego , Leczenie dystroficznego pecherzowego
oddzielania sie naskorka (ICD-10: Q81.2)"

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne objecie refundacjq produktu leczniczego
Vyjuvek (beremagene geperpavec), zawiesina i podtoze zelowe do sporzgdzania
zelu, PFU/mI, 1 fiolka 1 ml zawiesiny + 1 fiol. 1,5 ml Zzelu, GTIN: 0415019787729,
we wskazaniu: leczenie ran u pacjentow od urodzenia z dystroficznym
pecherzowym oddzielaniem sie naskorka (ang. dystrophic epidermolysis bullosa,
DEB) z mutacjq lub mutacjami w genie tancucha alfa 1 kolagenu typu VII
(COL7A1), w ramach programu lekowego ,Leczenie dystroficznego
pecherzowego oddzielania sie naskdrka (ICD-10: Q81.2)”, w ramach nowej grupy
limitowej i wydawanie go bezptatnie, pod warunkiem:

e obnizenia ceny leku,
e zastosowania mechanizmu typu cap, w celu ograniczenia wydatkow ptatnika
publicznego.

Rada zgtasza nastepujgcq uwage do programu lekowego:

Nalezy doprecyzowac brzmienie przedmiotowego kryterium wytgczenia
(nieuzyskanie redukcji powierzchni ran > 50% po 6 miesigcach leczenia), gdyz
na podstawie obecnego zapisu nie jest jednoznaczne, czy ocena skutecznosci
leczenia bedzie prowadzona rowniez w odniesieniu do ran, ktorych terapie
rozpoczeto po pierwszej wizycie terapeutycznej.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Stanowisko dotyczy objecia refundacjg produktu leczniczego: Vyjuvek
(beremagene geperpavec) w leczeniu ran u pacjentow z dystroficznym
pecherzowym oddzielaniem sie naskorka (ang. dystrophic epidermolysis bullosa,
DEB) z mutacjqg lub mutacjami w genie tancucha alfa 1 kolagenu typu
VIl (COL7A1), w ramach nowego programu lekowego. Wnioskowane wskazanie

ul. Przeskok 2, 00-032 Warszawa Elektroniczna skrzynka podawcza: tel. +48 22 101 46 00 www.aotm.gov.pl
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refundacyjne dla leku Vyjuvek jest zgodne ze wskazaniem rejestracyjnym.
Produkt leczniczy Vyjuvek byt przedmiotem oceny AOTMIT w ramach tworzenia
wykazu technologii lekowych o wysokim poziomie innowacyjnosci (TLI), w wyniku
ktorej zostat uwzgledniony w wykazie opublikowanym 10 marca 2026 r.
Beremagene geperpavec (B-VEC) nie zostat wiqgczony na liste technologii
o wysokim poziomie innowacyjnosci opublikowanq przez Ministerstwo Zdrowia
12 czerwca 2026 r.

DEB jest ciezkg, ultrarzadkq chorobq genetycznq spowodowanqg mutacjami
w genie COL7A1 kodujgcym kolagen typu VII. Choroba moze by¢ dziedziczona
autosomalnie dominujgco (ang. dominant dystrophic epidermolysis bullosa,
DDEB) lub recesywnie (ang. recessive dystrophic epidermolysis bullosa, RDEB).
Objawy wystepujqg zwykle od urodzenia i obejmujq nawracajgce uszkodzenia,
pecherze oraz bliznowacenie skory i bton sluzowych, w tym jamy ustnej, przetyku,
uktadu moczowo-pfciowego oraz narzqdu wzroku.

W Polsce, zgodnie z danymi z 2023 roku, na pecherzowe oddzielanie naskorka
choruje 100 0s0b, z czego 70 stanowiq dzieci i mtodziez. Roczna liczba nowych
zachorowan w Polsce w przypadku RDEB szacowana jest na 1/50 000 urodzen.

DEB wigze sie z wystepowaniem licznych powiktan, w tym przewlektego bdlu,
swiqgdu, niedokrwistosci, zakazen, przykurczow, zwezen przetyku, zaburzen
odzywiania oraz powiktan okulistycznych. U noworodkow rozlegte uszkodzenia
skory zwiekszajq ryzyko zgonu z powodu zakazen, natomiast w dalszym
przebiegu choroby mogq prowadzi¢ m.in. do zahamowania wzrostu, utraty
wzroku czy niewydolnosci nerek.

Rokowanie zalezy od podtypu choroby. RDEB wiqze sie z wysokim ryzykiem
rozwoju raka ptaskonabtonkowego skory (ang. squamous cell carcinoma, SCC),
szacowanym na ok. 75%, oraz istotnq smiertelnosciq — blisko 10% pacjentow
umiera przed 10. rokiem Zycia, niemal 40% przed ukoriczeniem 20 lat,
a 72% nie dozywa 30. roku zycia. Pacjenci z DDEB zazwyczaj osiggajq dfugosc
Zycia zblizonq do populacji ogdlne;.

Leczenie chorych z DEB opiera sie na pielegnacji ran, tagodzeniu dolegliwosci
zwiqzanych ze swigdem i bolem oraz postepowaniu przeciwinfekcyjnemu.
W objawowym leczeniu pacjentow wykorzystuje sie atraumatyczne opatrunki,
tj. nieprzywierajgce opatrunki z warstwq kontaktowq, opatrunki piankowe,
hydrozelowe i alginianowe. W leczeniu bolu i swigdu stosuje sie leki
przeciwbolowe, w tym opioidy oraz leki stosowane w bdlu neuropatycznym,
a takze metody niefarmakologiczne. Ponadto, ze wzgledu na ryzyko rozwoju
zmian nowotworowych wytyczne zalecajq regularne monitorowanie stanu skory
chorych. Jako komparator dla badanej technologii nalezy uznac leczenie
wspomagajgce (ang. best supportive care, BSC).
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Beremagene geperpavec to terapia genowa oparta na zmodyfikowanym,
niezdolnym do replikacji wirusie opryszczki pospolitej typu 1 (HSV-1)
zawierajgcym gen COL7A1, a wiec ukierunkowanym na podstawowgq genetyczng
przyczyne dystroficznego pecherzowego oddzielania sie naskorka.

Dowody naukowe

Kluczowe dowody naukowe dla oceny efektywnosci klinicznej B-VEC stanowiq
wyniki badania GEM-3 oraz OLE.

W randomizowanym, podwdjnie zaslepionym badaniu Il fazy (GEM-3) oceniano
skutecznosc¢ B-VEC w pordwnaniu z placebo u pacjentow w wieku 6 miesiecy
lub starszych, z dystroficznym pecherzowym oddzielaniem sie naskorka (DEB)
z mutacjg (-ami) w genie taricucha alfa 1 kolagenu typu VII (COL7A1). Czas
interwencji wynidst 26 tygodni.

Zastosowanie B-VEC wiqgzato sie z istotnym statystycznie wyzszym odsetkiem
catkowicie zagojonych ran w porownaniu z placebo zarowno w okresie 3,
jak i 6 miesiecy terapii. Odpowiednio 70,6% vs. 19,7% (p<0,001) oraz
67,4% vs. 21,6% (p=0,002).

Na podstawie analizy post hoc wykazano utrzymujgcq sie trwatos¢ odpowiedzi
terapeutycznej, zdefiniowanq jako catkowite zamkniecie rany zardwno po 3,
jakipo 6 miesigcach, ktora wystgpita w 49,7% ran poddanych dziataniu
preparatu B-VEC oraz w 7,1% ran, w ktdrych zastosowano placebo. Roznica
pomiedzy grupami byta istotna statystycznie (p=0,002).

Zmiane nasilenia bdlu podczas zmiany opatrunkdw oceniano za pomocq skali
VAS (ang. Visual Analogue Scale) u chorych w wieku 6 lat i starszych oraz skali
FLACC-R (ang. Face, Legs, Activity, Cry, Consolability — Revised) u dzieci ponizej
6. roku zycia. Wyniki analizy skali VAS wykazaty korzystniejszy wpfyw ocenianej
interwencji na redukcje bdlu podczas zmiany opatrunkéw w pordéwnaniu
z wartosciq poczqtkowg niz w grupie placebo, jednak przy stosunkowo
niewielkiej wielkosci efektu. Roznice srednich obliczonych metodq LS (ang. least
squares) pomiedzy B-VEC a placebo dla wynikdw zmiany nasilenia bdlu rany
wzgledem wartosci wyjsciowej byty istotne statystycznie w 22. tyg. (p=0,016),
a nie osiggnety istotnosci w tyg. 24. (p=0,058) i 26. (p=0,072). Nie sformufowano
whnioskow dotyczgcych nasilenia bolu ocenianego za pomocq skali FLACC-R
u dzieci ponizej 6. roku zycia ze wzgledu na niewielkq liczebnosc préby (n=4).
Jakos¢ zycia oceniano za pomocq kwestionariuszy EQ-5D-5L i Skindex-29.
Po 6 miesigcach leczenia u wiekszosci chorych obserwowano poprawe lub brak
pogorszenia jakosci zycia w EQ-5D-5L, natomiast wyniki Skindex-29 pozostawaty
na ogot stabilne wzgledem wartosci wyjsciowych. Interpretacje wynikow
ograniczat krotki okres obserwacji oraz brak mozliwosci leczenia wszystkich
ran przy uzyciu B-VEC.
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Dtugoterminowgq skutecznosc¢ B-VEC oceniano w otwartej fazie przedtuzonego
badania klinicznego (OLE), w ktérym mediana czasu leczenia wyniosta
81 tygodni. Wsrod chorych kontynuujgcych terapie B-VEC catkowite zamkniecie
ran obserwowano u 61,1% do 89,5% pacjentow w kolejnych punktach oceny
przeprowadzanych po 3, 6, 9i 12 miesiqgcach leczenia, co byto spdjne z wynikami
badania GEM-3.

W badaniu obserwowano poprawe jakosci zycia do 104. tygodnia, wyrazong
wzrostem wyniku EQ VAS oraz spadkiem wyniku catkowitego kwestionariusza
Skindex-29. Nalezy jednak zauwazyc, Ze interpretacje wynikdw ogranicza
przedwczesne zakoriczenie badania oraz mata liczba ocen w pdzZniejszym okresie
obserwacji. Pomimo obserwowanej poprawy, nasilenie objawdw oceniane
za pomocq Skindex-29 nadal odpowiadafto ciezkiemu przebiegowi choroby.

Wyniki kwestionariusza TSQM-9 wskazujq, ze o0golny poziom satysfakcji
zleczenia B-VEC pozostawat wysoki i wzglednie stabilny, cho¢ w grupie
pacjentow kontynuujgcych terapie odnotowano pewne obnizenie wynikow
w domenie o0gdlnej satysfakcji. Interpretacje przedstawionych wynikow
ograniczajq niewielkie liczebnosci grup oraz zmniejszajgca sie w czasie liczba
wypetnionych kwestionariuszy.

Do gtownych ograniczen analizy klinicznej nalezy przede wszystkim niewielka
liczebnos¢ populacji objetej leczeniem oraz ograniczony okres obserwacji,
co utrudnia ocene dfugoterminowej skutecznosci i bezpieczeristwa terapii.
Dodatkowo, zastosowany w badaniu GEM-3 schemat pordwnania
wewngqgtrzosobniczego ogranicza mozZliwos¢ bezposredniego pordwnania
wynikow wzgledem komparatora w zakresie jakosci zycia oraz wystepowania
ogdlnoustrojowych dziatan niepozgdanych.

W badaniu klinicznym GEM-3 jakiekolwiek zdarzenia niepozqdane (ang. adverse
event, AE) wystqgpity u ok. 58% pacjentéw. Wiekszos¢ obserwowanych zdarzen
miata  charakter  tagodny  (ok.  48%). Ciezkie  AE  wystqpity
u ok. 10% chorych. Zaraportowano jedno AE zwiqzane z zastosowaniem B-VEC,
ktorym byt rumien skory o tagodnym stopniu nasilenia.

Najczesciej  wystepujgce  zdarzenia  niepozgdane  obejmowaty  raka
kolczystokomdrkowego, swiqd oraz dreszcze (po ok. 10% kazde), a takze katar,
kaszel, rumien i wysypke (po ok. 7% kazde). Nalezy podkreslic, ze wszystkie
zgtoszenia dotyczgce raka kolczystokomorkowego dotyczyty miejsc, ktore
nie byty bezposrednio narazone na dziatanie ocenianego leku.

W badaniu OLE co najmniej jedno zdarzenie niepozgdane zaistniate w trakcie
leczenia (ang. treatment-emergent adverse event, TEAE) wystqgpito u ok. 75%
pacjentow. Ciezkie TEAE czesciej raportowano w grupie pacjentow, ktorzy
uczestniczyli uprzednio w badaniu GEM-3 w poréwnaniu do chorych wczesniej
nieleczonych (38% vs. 22%).
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Najczesciej obserwowane TEAE w obu grupach obejmowaty: COVID-19 (38%
vs. 26%), kaszel (25% vs. 13%), gorqgczke (21% vs. 9%), infekcje skory (17% vs. 9%)
oraz zapalenie tkanki podskdrnej i niezyt nosa (kazde po ok. 13% vs. 4%).

W trakcie trwania obu badan (GEM-3 oraz OLE) nie zaraportowano zadnych
zgondw ani zdarzen prowadzgcych do catkowitego przerwania leczenia.

Wytyczne kliniczne

Najnowsze wytyczne EI Hachem 2025 wymieniajg miejscowq terapie genowq
w postaci zelu zawierajgcego gen COL7A1 jako dodatkowq opcje terapeutyczng
w leczeniu ran u pacjentow z RDEB. WSsrdd dostepnych metod leczenia
miejscowego wskazano réwniez zel z triterpenami brzozowymi.

Problem ekonomiczny

Oszacowany ICUR dla porownania B-VEC+BSC vs. BSC w perspektywie ptatnika
publicznego wynidst ok. 352 tys. zt/QALY. Wartosc ta znajduje sie powyzej progu
optfacalnosci, o ktdrym mowa w ustawie o refundacji.

Wyniki analizy probabilistycznej wykazaty, Zze prawdopodobieristwo optacalnosci
kosztowej technologii Vyjuvek w perspektywie ptatnika publicznego wynosi

Analiza obarczona jest niepewnosciq wynikajgcq przede wszystkim z koniecznosci
ekstrapolacji efektow zdrowotnych poza okres obserwacji dostepny w badaniach
klinicznych oraz z licznych zatozen modelowych przyjetych ze wzgledu
na ograniczonq dostepnosc danych dotyczqcych przebiegu choroby, jakosci Zycia
chorych i przejs¢ pomiedzy stanami zdrowia. Dodatkowym Zrodtem niepewnosci
sq zatozenia dotyczgce przebiegu terapii w warunkach rzeczywistej praktyki
klinicznej, w szczegdlnosci stopnia dzielenia fiolek oraz kosztow leczenia
wspomagajgcego.

Analize wptywu na budzet przeprowadzono w horyzoncie 2-letnim. Zgodnie
z oszacowaniami wnioskodawcy, objecie refundacjq produktu leczniczego
Vyjuvek w  wariancie podstawowym spowoduje wzrost wydatkow
NFZ o ok. 55,5 min PLN w 1. roku i ok. 78,0 min PLN w 2. roku refundacji.

Gtéownym Zrodtem niepewnosci analizy sq zatfozenia dotyczqce liczebnosci
populacji docelowej oraz prognozowanych udziatow rynkowych technologii
wnioskowanej, ktore determinujg liczbe pacjentow obejmowanych leczeniem
i tym samym oszacowane wydatki ptatnika publicznego.

Rekomendacje refundacyjne

Odnaleziono dwie pozytywne rekomendacje refundacyjne (HAS 2025,
G-BA 2026). Zwraca sie w nich uwage na udowodnionq skutecznos¢ B-VEC
w zakresie catkowitego wygojenia rany, brak alternatywnych metod leczenia
oraz innowacyjnosc leku.

W projekcie negatywnej rekomendacji NICE, pomimo uznania wysokiej
niezaspokojonej potrzeby zdrowotnej oraz potencjalnych dodatkowych korzysci
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klinicznych zwiqgzanych ze stosowaniem B-VEC, wskazano na liczne niepewnosci
dotyczgce modelu ekonomicznego oraz nieakceptowalng efektywnosc kosztowq.

Gtowne argumenty decyzji

e niezaspokojona potrzeba medyczna;

e innowacyjny mechanizm dziatania skierowany na przyczyne choroby;
e krotkoterminowa skutecznosc terapii potwierdzona w badaniach;

e postepowanie zgodne z najnowszymi rekomendacjami klinicznymi;

e dwie pozytywne rekomendacje refundacyjne;

e brak efektywnosci kosztowej;

e niepewnosc dotyczgca kosztow dla ptfatnika publicznego.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt. 2 ustawy o refundacji lekow, sSrodkéw 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 $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych
ze Srodkéw publicznych (Dz. U. z 2025 r., poz. 1461), z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej
nr: OTLI.4131.3.2026 ,,Wniosek o objecie refundacjg leku Vyjuvek (beremagene geperpavec) w ramach programu
lekowego: »Leczenie dystroficznego pecherzowego oddzielania sie naskdrka (ICD-10: Q81.2)«”, data ukonczenia:
3 wrzesnia 2026 r.



KARTA NIEJAWNOSCI

Dane zakreslone kolorem Zoltym stanowiq informacje publiczne podlegajqce wylqczeniu
ze wzgledu na tajemnice przedsigbiorcy (Krystal Biotech Netherlands, B.V.).

Zakres wylgczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem Krystal Biotech Netherlands,
B.V. 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 wylqgczenia jawnosci: Krystal Biotech
Netherlands, B.V.



Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 135/2026 z dnia 14 wrzesnia 2026 roku
w sprawie oceny leku Yorvipath (palopegteriparatidum) w ramach
programu lekowego ,Leczenie pacjentow z niedoczynnoscia
przytarczyc (ICD-10: E20.0, E20.8, E20.9, E89.2)”

Rada Przejrzystosci uznaje za niezasadne objecie refundacjg produktu

leczniczego:

e Yorvipath (palopegteriparatidum), roztwor do wstrzykiwan
we wstrzykiwaczu, 168 mcg/0,56 ml, 2 wstrzykiwacze,
GTIN: 0571476503243,

e Yorvipath (palopegteriparatidum), roztwor do wstrzykiwan
we wstrzykiwaczu, 294 mcg/0,98 ml, 2 wstrzykiwacze,
GTIN: 05714765032446,

e Yorvipath (palopegteriparatidum), roztwor do wstrzykiwan

we wstrzykiwaczu, 420 mcg/1,4 ml, 2 wstrzykiwacze, GTIN: 05714765032453,

w ramach programu lekowego ,Leczenie pacjentow 2z niedoczynnoscig
przytarczyc (ICD-10: E20.0, E20.8, E20.9, E89.2)".

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Problem zdrowotny

Niedoczynnos¢ przytarczyc stanowi ztozony problem endokrynologiczny,
charakteryzujgcy sie brakiem lub niedostateczng produkcjg parathormonu (PTH),
hipokalcemiq i hiperfosfatemiq. Wiekszosc¢ objawdw niedoczynnosci przytarczyc
(HypoPT) wynika z hipokalcemii, zardwno ostrej, jak i przewlekftej. Jednak wiele
przewlektych powikfan: zahamowanie metabolizmu kostnego, kamica
nerkowa/nefrokalcynoza, niewydolnos¢ nerek, zwapnienia jgder podstawnych
madzgu, zacma czy zaburzenia psychoemocjonalne mogq zaleze¢ od niedoboru
PTH, niedostatecznej kontroli stezenia fosforandw we krwi lub stanowic
niepozgdane efekty leczenia.

ul. Przeskok 2, 00-032 Warszawa Elektroniczna skrzynka podawcza: tel. +48 22 101 46 00 www.aotm.gov.pl
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Konwencjonalne leczenie niedoczynnosci przytarczyc polega na doustnej
suplementacji wapnia i rozwaznym stosowaniu aktywnej formy witaminy D,
tj. kalcytriolu lub innego aktywnego analogu, w dawkach indywidualizowanych,
w zaleznosci od oceny klinicznej. Leczenie takie nie jest doskonate i nie zastepuje
prawidtowego wydzielania PTH. W konsekwencji moze wiqgzac sie
Z niedostateczng kontrolg biochemicznq i ryzykiem powiktan, zwfaszcza
nerkowych. Szacuje sie, Ze odsetek pacjentow, u ktorych kontrola choroby
za pomocq terapii konwencjonalnej jest niewystarczajgca wynosi 10 — 15%.
Palopegteryparatyd jest prolekiem zawierajgcym PTH(1-34) sprzezony
z nosnikiem glikolu metoksypolietylenowego (mPEG) poprzez zastrzezony tqcznik
TransCon. PTH(1-34) i jego gtdwny metabolit majq podobne powinowactwo oraz
aktywujg PTHIR jak endogenny PTH. Lek ma byc¢ codziennie podawany
podskdrnie.

Dowody naukowe

Dane naukowe pochodzq gfownie z 2 badan pierwotnych z randomizacjq,
porownujgcych palopegteryparatyd dodany do terapii konwencjonalnej
z placebo dodanym do terapii konwencjonalnej (PaTHway — badanie Il fazy,
PaTH Forward — badanie Il fazy) oraz z trzech, nizszej wiarygodnosci badan
jednoramiennych (PaTHway Japan — badanie Il fazy, Graham 2022 i Siggelkow
2025). Woyniki badania palopegteriparatide (Yorvipath, TransCon PTH)
dostarczajq przekonujgcych dowodow na skutecznosc, jako rzeczywistej terapii
substytucyjnej PTH, ale sita tych dowodow jest bardzo nierdwna zaleznie
od punktu koncowego.

Dostepne badania wykazaty, ze palopegteriparatyd skutecznie zastepuje brak
PTH: pozwala utrzymac normokalcemie, znaczqco ograniczy¢ lub odstawic
aktywng witamine D i duze dawki wapnia oraz zmniejsza kalciurie. Korzysci
te utrzymujq sie w obserwacji dtugoterminowe;.

Nie zdotano natomiast dotychczas wykazacd, ze terapia:

e zmniejsza czestos¢ kamicy nerkowej lub nefrokalcynozy,

e hamuje progresje przewlektej choroby nerek Ilub zapobiega schytkowej
niewydolnosci nerek,

e zmniejsza liczbe hospitalizacji z powodu zaburzen gospodarki wapniowej,

* zmniejsza ryzyko ztaman,

e redukuje zdarzenia sercowo-naczyniowe,

® poprawia przezycie.

Obserwowana poprawa eGFR jest obiecujgca, ale nie stanowi jeszcze dowodu

nefroprotekcji ani poprawy twardych nerkowych punktow koricowych.

Badanie PaTHway ma wiele ograniczen. Uczestnicy i badacze byli zaslepieni
pod wzgledem przydziatu do grupy, ale ze wzgledow bezpieczerstwa byli
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swiadomi stosowanych dawek wapnia i aktywnej witaminy D. Znaczne
zmniejszenie stosowania terapii konwencjonalnej u uczestnikow leczonych
pelopegteryparatydem mogto prowadzi¢ do funkcjonalnego ,odslepienia”
i przyczynic sie do zmian w wynikach punktow koricowych raportowanych przez
pacjentow. Okres obserwacji byt zbyt krdtki, aby oceni¢ wystgpienie powiktan,
ktore moze by¢ zmniejszone w wyniku stosowania terapii zastepczej PTH,
w porownaniu do stosowania terapii konwencjonalnej (np. przypadki kamicy
nerkowej, przewlektej choroby nerek, zacmy i in.).

Wytyczne kliniczne

Wytyczne ESE 2025 zalecajq terapie substytucyjnqg PTH u pacjentdw z przewlektq
niedoczynnosciq przytarczyc (HypoPT), u ktérych pomimo optymalnego leczenia
aktywng witaming D (lub jej aktywnymi metabolitami) oraz odpowiedniej podazy
wapnia nadal wystepujq objawy przedmiotowe lub podmiotowe choroby (niska
jakosc¢ dowodow naukowych; silna rekomendacja).

Wedtug wytycznych PTE 2026, terapie PTH powinno sie rozwazac¢ u chorych
na HypoPT, u ktdrych leczenie konwencjonalne nie zapewnia dostatecznej
kontroli lub wiqgze sie z istotnymi dziataniami niepozgdanymi, ostrymi
lub przewlektymi.  Stanowisko  nie  zaleca  konkretnie = stosowania
palopegteryparatydu, natomiast wskazuje, ze ,w listopadzie 2023 roku EMA,
a w sierpniu 2024 roku amerykanska FDA zarejestrowaty nowy analog hormonu
przytarczyc: palopegteryparatyd (TransCon PTH; Yorvipath) do leczenia HypoPT
u osob dorostych”.

Problem ekonomiczny

Zgodnie z oszacowaniami wnioskodawcy, stosowanie leku Yorvipath dodanego
do SoC w miejsce samej SoC jest drozsze i skuteczniejsze. Oszacowany ICUR
dlatego  porownania  wyniost w  wariancie z  uwzglednieniem
RSS , a w wariancie bez uwzglednienia
RSS — 2 422 518 PLN/QALY. W obydwu przypadkach wartos¢ ta znajduje sie
powyzej progu optacalnosci, o ktorym mowa w ustawie o refundacji.

Zgodnie z wynikami analizy wnioskodawcy, sumaryczne koszty inkrementalne
wyniosq z perspektywy NFZ w | roku i w Il roku
refundacji w wariancie z uwzglednieniem RSS (18,82 min PLN w | roku i 41,61 min
PLN w Il roku w wariancie bez RSS). Wydatki na finansowanie leku Yorvipath
we wnioskowanym wskazaniu (tylko koszt leku) wyniosq w wariancie
Z RSS i odpowiednio w | i Il roku obowigzywania
decyzji refundacyjnej (w wariancie bez RSS odpowiednio

i ).

Po uwzglednieniu danych epidemiologicznych za lata 2022-2025, istnieje
mozliwosc¢ nawet kilkukrotnego niedoszacowania liczebnosci populacji docelowej
w analizie wnioskodawcy.
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Rekomendacje refundacyjne

Odnaleziono trzy rekomendacje pozytywne: francuska HAS, niemiecka G-Ba oraz
kanadyjska CDA-AMC (projekt) i dwie rekomendacje negatywne: australijska
PBAC i brytyjska NICE (projekt). W rekomendacjach pozytywnych zwraca sie
gtdwnie uwage na mozliwos¢ zaspokojenia istotnej potrzeby klinicznej oraz
wystarczajgce obserwowane korzysci kliniczne (mimo niepetnej pewnosci
co do wartosci klinicznej leku).

W rekomendacjach negatywnych zwraca sie gtdwnie uwage na niepewnosc
modelu ekonomicznego, niepewne dowody kliniczne i ekonomiczne oraz wysoki
koszt leczenia. NICE uznat, ze palopegteryparatyd jest obiecujgcq terapig
zastepczqg PTH dla pacjentow z ciezkq, Zle kontrolowang niedoczynnosciq
przytarczyc, ale obecnie dowody kliniczne i ekonomiczne sq zbyt niepewne,
a koszt leczenia zbyt wysoki, aby rekomendowac jego rutynowe finansowanie
przez NHS.

Wedtug informacji przedstawionych przez wnioskodawce, Yorvipath jest
finansowany w czterech krajach UE i EFTA (na 30 wskazanych).

Glowne argumenty decyzji

e Pomimo wykazanej skutecznosci palopegteriparatydu w zakresie normalizacji
parametrow biochemicznych i uniezaleznienia pacjentow od aktywnej
witaminy D oraz duzych dawek wapnia, aktualne dane nie pozwalajq
z wystarczajgcq pewnosciqg okreslic wielkosci dtugoterminowej klinicznej
wartosci dodanej terapii, w stosunku do zoptymalizowanego leczenia
konwencjonalnego.

e Dotychczas nie wykazano wptywu na najwazniejsze twarde punkty koricowe,
a zasadniczy materiat porownawczy pochodzi z niewielkiego
26-tygodniowego RCT. Brak wynikow badan wykazujgcych zmniejszenie przez
palopegteriparatyd ryzyka progresji przewlektej choroby nerek lub schytkowej
niewydolnosci nerek, czestosci kamicy i nefrokalcynozy, ztaman, powaznych
zdarzen sercowo-naczyniowych, hospitalizacji czy smiertelnosci.

e Zaproponowane kryteria kwalifikacji do programu lekowego sq zbyt szerokie,
czesciowo arbitralne i obejmujq grupy niewystarczajgco reprezentowane
lub wytgczane z kluczowego badania klinicznego.

o Najwiekszqg waqtpliwos¢ budzi kryterium obejmujgce celiakie, IBD, stan
po leczeniu  bariatrycznym oraz stosowanie szerokich grup lekow
wptywajgcych na metabolizm witaminy D Ilub homeostaze wapniowq.
Znaczna czes¢ pacjentow z klinicznie istotnymi zaburzeniami wchfaniania,
aktywnq chorobgq jelit lub po gastric bypass byfa wytqczana z kluczowego
badania PaTHway. Proponowane kryterium rozszerza refundacje wtasnie
na populacje, dla ktorej brak bezposredniego potwierdzenia skutecznosci
w badaniu stanowigcym podstawe rejestracji.
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o W zwiqzku z powyzZszymi wqtpliwosciami, bardzo wysoki koszt terapii oraz
jej potencjalnie  wieloletni  charakter  wywotujg  istotne  obawy
co do efektywnosci wykorzystania srodkow publicznych.

e Lek nie jest refundowany w wiekszosci krajow UE i EFTA.

Uwaga Rady:

Ponowna ocena zasadnosci finansowania mogtaby byc¢ rozwazona po istotnym
zawezeniu populacji docelowej, uzyskaniu korzystniejszych warunkdw cenowych
oraz pojawieniu sie bardziej wiarygodnych danych dotyczqcych dtugoterminowej
klinicznej wartosci dodanej terapii.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt. 2 ustawy o refundacji lekow, sSrodkéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobédw 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.4131.7.2026 ,Whniosek o objecie refundacjg leku Yorvipath (palopegteryparatyd) we wskazaniu:
Leczenie pacjentow z niedoczynnoscig przytarczyc (ICD-10: E20.0, E20.8, E20.9, E89.2)”, data ukonczenia:
4 wrzesnia 2026 r.



KARTA NIEJAWNOSCI

Dane zakreslone kolorem Zoltym stanowiq informacje publiczne podlegajqce wylqczeniu
ze wzgledu na tajemnice przedsigbiorcy (ER-KIM Pharmaceuticals Poland sp. z o.0.).

Zakres wylgczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem ER-KIM Pharmaceuticals
Poland sp. z o.0. 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 wylqczenia jawnosci: ER-KIM Pharmaceuticals
Poland sp. z o.o.



Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 136/2026 z dnia 14 wrzesnia 2026 roku
w sprawie oceny leku Vyvgart (efgartigimod alfa) w ramach programu
lekowego B.157 ,Leczenie chorych z uogdélniong postacig miastenii
(ICD-10: G70.0)”

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne objecie refundacjg produktu leczniczego
Vyvgart (efgartigimod alfa), roztwdr do wstrzykiwan w amputko-strzykawce,
1000 mg, 1 amp.-strzyk., GTIN: 04150197302503, w ramach programu lekowego
B.157 ,Leczenie chorych z uogdlnionq postaciq miastenii (ICD-10: G70.0)”,
w ramach istniejgcej grupy limitowej i wydawanie go bezptatnie, pod warunkiem
pogftebienia instrumentu dzielenia ryzyka.

Rada nie zgtasza uwag do projektu programu lekowego.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Zarejestrowane wskazanie dla produktu leczniczego Vyvgart obejmuje leczenie
uzupetniajgce do standardowej terapii dorostych pacjentéow z uogdlniong
miasteniq rzekomoporazng (ang. generalized myasthenia gravis, gMG),
u ktorych  stwierdzono obecnos¢  przeciwciat przeciwko receptorowi
acetylocholiny (ang. acetylcholine receptor, AChR). Proponowany program
lekowy wprowadza dodatkowe kryteria kwalifikacji, co zaweza populacje
pacjentow wzgledem wskazania rejestracyjnego. Nalezy jednak zauwazyc,
ze ztoZzony wniosek dotyczy dodania efgartigimodu alfa (EFG) w postaci roztworu
do wstrzykiwan podskornych (SC) w amputkostrzykawce do programu lekowego
B.157. Obecnie w programie refundowana jest postac dozylna (IV) tego leku.

Dowody naukowe
EFG IV z EFG SC

Wykazano, Ze terapia EFG SC nie jest istotnie gorsza od terapii EFG |IV.
Pierwszorzedowy punkt koricowy badania ADAPT-SC, tj. zmiana catkowitego
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stezenia 1gG wzgledem wartosci wyjsciowej w 4. tygodniu, zostat osiggniety.
Nie odnotowano istotnej statystycznie roznicy pomiedzy
EFG SC i EFG IV w zakresie zmiany od wartosci wyjsciowej wynikow ciezkosci
choroby w skali MG-ADL do 10. tygodnia badania. Klinicznie istotng poprawe
(22 pkt w skali MG-ADL) obserwowano w cafym okresie obserwadji,
tj. do 10 tyg. dla EFG SC i EFG IV. Nie wykazano istotnej statystycznie roZnicy
w zakresie zmiany od wartosci wyjsciowej wynikow ciezkosci choroby w skali
QMG w trakcie obserwacji, z wyjgtkiem 3. tygodnia, w ktorym wykazano istotng
statystycznie przewage EFG SC. Klinicznie istotng poprawe (23 punkty w skali
QMG) obserwowano po tygodniu oraz dwdch od pierwszego podania
odpowiednio w ramieniu EFG SC i EFG IV. CMI utrzymywata sie
do 8. tyg. wigcznie. Nie odnotowano istotnej statystycznie rozZnicy pomiedzy
EFG SCi EFG IV w zakresie odsetka pacjentow AChR-Ab+ osiggajgcych odpowiedz
w skali MG-ADL, QMG do 10. tygodnia analizy oraz osiggajgcych
MSE w dowolnym punkcie czasowym.

EFG SCvs. RAW

W przeprowadzonym porownaniu posrednim metodqg Buchera wykazano istotng
statystycznie rdznice na korzys¢ EFG SC wzgledem RAW w zakresie zmian
wartosci w skali MG-ADL i QMG w 4. tygodniu. Nie odnotowano istotnej
statystycznie roznicy pomiedzy porownywanymi interwencjami w 10. tygodniu
analizy.

EFG SCvs. ROZ

W przeprowadzonym porownaniu posrednim metodq Buchera wykazano istotng
statystycznie réznice na korzys¢ EFG SC wzgledem ROZ w zakresie zmian wartosci
w skali QMG w 4./6. tygodniu analizy oraz odsetka pacjentow z poprawg
catkowitego wyniku w skali QMG o co najmniej 3 punkty wzgledem wartosci
wyjsciowej w 4./6. tygodniu analizy. Nie wykazano istotnej statystycznie roznicy
dla punktow koricowych zwiqzanych z ocenq w skali MG-ADL.

Analiza bezpieczeristwa

EFG IV vs. EFG SC

Wykazano istotne statystycznie rdznice na niekorzys¢ EFG SC wzgledem
EFG IV w zakresie zdarzen niepoZzqdanych zwigzanych z leczeniem (TEAE),
miejscowych reakcji w miejscu wstrzykniecia (ISR), wysypki w miejscu
wstrzykniecia, zaostrzen objawow miastenii i rumienia w miejscu wstrzykniecia.
Nie odnotowano istotnych statystycznie rdznic miedzy ramionami badania
w zakresie pozostatych punktow koricowych zwiqgzanych z bezpieczeristwem.
Zdarzenia niepozgdane odnotowano u 67,3% pacjentow w ramieniu
EFG SCi50,9% w ramieniu EFG IV. W badaniu nie odnotowano zadnego zgonu.
Odnotowano 2 zdarzenia niepozgdane prowadzqgce do przerwania stosowania
EFG SC. Najczestsze zdarzenia niepozqdane u pacjentow przyjmujqgcych
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EFG SC to miejscowe reakcje w miejscu wstrzykniecia (38,2%,; miaty wytqcznie
nasilenie tagodne lub umiarkowane).
Wytyczne kliniczne

Odnaleziono dziewie¢ zagranicznych konsensusow ekspertow dotyczqcych
leczenia miastenii, w tym gMG u pacjentéw z dodatnim wynikiem badania
na obecnos¢ przeciwciat przeciwko receptorowi acetylocholiny (ABN 2025,
HNS 2025, SSN 2024, AWMEF 2024, PNS 2026, SANEM 2025, De Bleecker 2024a,
Fionda 2026, Gilhus 2024).

Ze wzgledu na fakt, ze efgartigimod alfa jest juz obecnie refundowany w ramach
programu lekowego B.157, a przedmiot niniejszego zlecenia dotyczy wyfqcznie
rozszerzenia zakresu refundacji o dodatkowq droge podania, odnalezione
wytyczne przeanalizowano w kontekscie informacji dotyczqcych efgartigimodu
alfa SC.

Pie¢ wytycznych (ABN 2025, SSN 2024, AWMEF 2024, PNS 2026, Fionda 2026)
odnosi sie do efgartigimodu alfa SC, przy czym zawarte w nich informacje dotyczg
wyfqcznie dostepnych schematow dawkowania. W wytycznych praktyki
klinicznej EFG SC i EFG IV sq przedstawiane jako dwie postacie EFG, stosowane
w tej samej populacji i zajmujgce to samo miejsce w sciezce leczenia. Wytyczne
nie wskazujg na przewage klinicznq EFG SC lub EFG IV.

Problem ekonomiczny

Zgodnie z oszacowaniami wnioskodawcy objecie refundacjg produktu
leczniczego Vyvgart S.C. w amputkostrzykawce w wariancie podstawowym
bedzie wiqgzato sie

w wariancie z RSS oraz wzrostem
wydatkow NFZ o ok. 11,54 min PLN w | roku i o ok. 46,78 min PLN w Il roku
refundacji w wariancie bez RSS.

Rekomendacje refundacyjne

Zidentyfikowano cztery rekomendacje pozytywne dotyczqce podskornej postaci
efgartigimodu alfa w leczeniu gMG. Dotyczyty one rozszerzenia istniejgcej
refundacji efgartigimodu alfa o posta¢ podskornqg w formie roztworu
do wstrzykiwan w fiolce (HAS 2024, PBAC 2025) i roztworu do wstrzykiwan
w amputkostrzykawce (HAS 2025, PBAC 2026). Ponadto zidentyfikowano
trzy rekomendacje dotyczqce efgartigimodu alfa w postaci dozylnej i podskdrnej
(oceniano objecie finansowaniem publicznym efgartigimodu alfa niezaleznie
od drogi podania) w leczeniu gMG: dwie rekomendacje negatywne (NICE 2025,
NT-radets 2024) oraz jedng rekomendacje pozytywnq warunkowq (Infarmed
2026).

W pozytywnych rekomendacjach zwraca sie gtdwnie uwage na réwnowaznosc
terapeutycznq  postaci  podskornych  efgartigimodu alfa (w fiolce
i amputkostrzykawce) wzgledem postaci dozylnej (PBAC 2025, PBAC 2026) oraz

3
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korzys¢ terapeutyczng postaci podskornych, jednak nie wykazano dodatkowej
korzysci terapeutycznej w porownaniu z wczesniej dostepnymi postaciami tego
samego leku (HAS 2024, HAS 2025).

W rekomendacji pozytywnej warunkowo zwraca sie uwage na koniecznos¢
wynegocjowania korzystniejszych warunkow finansowania (Infarmed 2026).
W negatywnych rekomendacjach wskazano, ze terapia jest nieefektywna
kosztowo (NICE 2025, NT-radets 2024).

Gtowne argumenty decyzji

e  Woyniki badan klinicznych oraz zalecenia i wytyczne towarzystw naukowych;
e Pozytywne decyzje refundacyjne w innych krajach UE.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt. 2 ustawy o refundacji lekow, sSrodkéw 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 $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych
ze Srodkéw publicznych (Dz. U. z 2025 r., poz. 1461), z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej
nr: DOWM.4131.7.2026 ,,Wniosek o objecie refundacjq leku Vyvgart (efgartigimod alfa SC) w ramach programu

lekowego B.157 »leczenie chorych z uogdlniong postacig miastenii (ICD-10: G70.0)«”, data ukonczenia:
03.09.2026 .



KARTA NIEJAWNOSCI

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

Zakres wylqczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem Medison Pharma Sp. z o0.0. 0o
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 wylqczenia jawnosci: Medison Pharma Sp. z o.o.



Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 131/2026 z dnia 14 wrzesnia 2026 roku
o projekcie programu ,,Program polityki zdrowotnej Gminy Ostrowiec
Swietokrzyski w zakresie rehabilitacji wad postawy u dzieci
i mtodziezy szkét podstawowych na lata 2026-2029”

Rada Przejrzystosci pozytywnie opiniuje projekt programu polityki zdrowotnej
,Program polityki zdrowotnej Gminy Ostrowiec Swietokrzyski w zakresie
rehabilitacji wad postawy u dzieci i mtodziezy szkdt podstawowych na lata
2026-2029”, pod warunkiem uwzglednienia uwag Radly.

Uzasadnienie

Przedmiotem oceny jest projekt programu polityki zdrowotnej zaplanowany
do realizacji przez gmine Ostrowiec Swietokrzyski: ,,Program polityki zdrowotnej
Gminy Ostrowiec Swietokrzyski w zakresie rehabilitacji wad postawy u dzieci
i mtodziezy szkot podstawowych na lata 2026-2029”.

Planowane koszty catkowite zostaty oszacowane na kwote 480 600 zt. Program
ma byc¢ realizowany w latach 2026-2029. Program ma zostac sfinansowany
ze srodkéw gminy Ostrowie Swietokrzyski, przy ewentualnym dofinansowaniu
ze srodkow NFZ.

Celem gtownym programu jest: ,Zmniejszenie nasilenia zaburzen postawy ciata
oraz poprawa parametrow funkcjonalnych, w tym zakresu ruchu, sity miesniowej
i rownowagi, u co najmniej 30% uczestnikdw Programu - dzieci i mfodziezy szkot
podstawowych zamieszkatych na terenie Gminy Ostrowiec Swietokrzyski poprzez
realizacie w latach 2026-2029 kompleksowych dziatan diagnostycznych,
rehabilitacyjnych i edukacyjnych, potwierdzone poprawq parametrow postawy
ciata i funkcji uktadu ruchu wzgledem stanu wyjsciowego, oceniang za pomocg
badan kontrolnych i testow funkcjonalnych wtasciwych dla rozpoznanej wady
postawy. Efekt programu uznaje sie za osiggniety w przypadku stwierdzenia
poprawy w co najmniej 3 z 5 ocenianych parametrow funkcjonalnych
i posturalnych”.

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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Program bedzie skierowany do dzieci i mfodziezy zamieszkujgcych
i uczeszczajgcych do szkot podstawowych na terenie gminy Ostrowiec
Swietokrzyski, ze stwierdzong wadg postawy potwierdzong przez lekarza
podstawowej opieki zdrowotnej lub lekarza specjaliste. Liczebnosc¢ tej grupy
wynosi 1 594 uczniow, co stanowi 37,1% ogdtu populacji uczniow szkot
podstawowych (4 297 osob). Program z kolei zaktada objecie swiadczeniami
okoto 50 dzieci rocznie. W zakresie pozostatych interwencji wnioskodawca
zatozyt, ze dziataniami edukacyjnymi zostanie objete po jednym rodzicu
lub opiekunie prawnym dziecka zakwalifikowanego do programu (tj. rowniez
150 0s6b) oraz nauczyciele szkot podstawowych z terenu gminy, w szczegolnosci
nauczyciele wychowania fizycznego i wychowawecy klas (60 0sob).

W zakresie zaplanowanych interwencji projekt PPZ zaktada przeprowadzenie:

—  Wizyty fizjoterapeutycznej poczqtkowej — podczas ktdrej nastqpi kwalifikacja
do Programu (realizowana przez fizjoterapeute), okreslenie punktu wyjscia
i zaplanowanie postepowania terapeutycznego.

— Kinezyterapii indywidualnej — zakres oraz rodzaj ¢wiczen zostanie dobrany
indywidualnie do wieku dziecka, rodzaju i stopnia nasilenia zaburzen postawy,
wynikow oceny funkcjonalnej oraz mozliwosci psychofizycznych uczestnika.
W trakcie kinezyterapii indywidualnej fizjoterapeuta bedzie prowadzit
instruktaz ¢wiczen do samodzielnego wykonywania w warunkach domowych
oraz monitorowat poprawnosc ich wykonywania.

— Edukacji zdrowotnej dzieci — dziatania edukacyjne realizowane bedq
w formacie jednego, grupowego spotkania trwajgcego ok. 45 minut. Grupa
edukacyjna moze sktadac sie z maksymalnie 20 uczniow. Ocena poziomu
wiedzy zostanie dokonana zaréwno przed, jak i po zrealizowaniu dziatan
edukacyjnych. Podstawe oceny stanowic bedzie test wiedzy.

— Edukacji zdrowotnej rodzicow/opiekundow — dziatania edukacyjne realizowane
bedq w formacie 1 grupowego spotkania trwajgcego ok. 45 minut. Grupa
edukacyina moze sktadaé sie z maksymalnie 20 o0s0b. Rdwniez
w tym przypadku zostanie dokonana ocena poziomu wiedzy w ww. sposob.

— Szkolenia nauczycieli w zakresie profilaktyki wad postawy. Dziatania
edukacyjne realizowane bedq w formacie jednego grupowego spotkania
trwajgcego 90 minut. Grupa edukacyjna moze sktadac sie z maksymalnie
20 nauczycieli. Rowniez w tym przypadku zostanie dokonana ocena poziomu
wiedzy w ww. sposob

— Wizyty fizjoterapeutycznej koricowej realizowanej w ostatnim dniu udziatu
dziecka w Programie, dzieci zostanq poddane ponownej ocenie postawy oraz
funkcji z zastosowaniem tych samych Ilub porownywalnych narzedzi
diagnostycznych wykorzystanych w ramach wizyty poczgtkowej. W ramach
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wizyty tej przeprowadzona zostanie takie ocena stopnia realizacji
indywidualnego planu interwencji i osiggniecia zatozonych celow
terapeutycznych. Kolejnym elementem zaplanowanej wizyty
fizjoterapeutycznej jest takze uformowanie zindywidualizowanych zalecen
dotyczqcych dalszego postepowania po zakonczeniu udziatu dziecka
w Programie, w tym ewentualnych wskazan do dalszej diagnostyki
lub rehabilitacji.

W ramach programu zostanie przeprowadzona akcja informacyjna o programie
i o mozliwosci udziatu w nim.

Dopuszcza sie zakonczenie udziatu w programie na kazdym jego etapie.

W projekcie PPZ wnioskodawca opisat problem zdrowotny, ktérego dotyczy
planowany PPZ. Projekt posiada cel gtowny oraz 3 cele szczegéfowe. W ramach
projektu jego autor wskazat na kryteria wtgczenia do projektu (w zaleznosci
od grupy docelowej uczestnikow korzystajgcych z poszczegdlnych interwencji),
a takze kryteria wytqczenia z programu. W projekcie opisano sposob zakoriczenia
udziatu w programie, jak rowniez zaproponowano 4 mierniki efektywnosci.
Projekt programu zaktada przeprowadzenie jego monitorowania i ewaluacji.

Dokonujgc oceny projektu PPZ nalezy wskazac, ze zgodnie z definicig WHO
rehabilitacja jest kompleksowym postepowaniem w odniesieniu do 0sob
niepetnosprawnych fizycznie i psychicznie, ktore ma na celu przywrdcenie petnej
lub mozliwej do osiggniecia sprawnosci fizycznej i psychicznej, zdolnosci do pracy
i zarobkowania oraz zdolnosci do brania czynnego udziatu w zyciu spotecznym.

Eksperci sq zgodni, ze istnieje zasadnos¢ finansowania Programow Polityki
Zdrowotnej z zakresu rehabilitacji niepetnosprawnych i zagrozonych
niepetnosprawnosciq dorostych oraz dzieci i mfodziezy. Rekomendacje
potwierdzajg zasadnos¢ prowadzenia dziatan z zakresu kinezyterapii. Eksperci
potwierdzajq takze zasadnosc¢ prowadzenie dziatan edukacyjnych w ramach PPZ
- powinny one dotyczy¢ zaréwno dzieci, jak i rodzicow/opiekunow prawnych oraz
kadry pedagogicznej. Takie wnioski ptynq takze z rekomendacji. Programy
polityki zdrowotnej powinny byc¢ poprzedzone analizq potrzeb zdrowotnych danej
populacji i wedtug tych analiz kierowane do danej populacji ze szczegolnym
uwzglednieniem osob w wieku produkcyjnym.

Zgodnie z odnalezionymi informacjami na terenie miasta Ostrowiec
Swietokrzyski 7 swiadczeniodawcéw ma podpisang umowe z NFZ na realizacje
Swiadczen z zakresu rehabilitacji leczniczej. Natomiast brak jest
Swiadczeniodawcow z podpisang umowgq z NFZ na realizacje Swiadczen z zakresu
leczenia wad postawy u dzieci i mtodziezy.
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W uzasadnieniu potrzeby wdrozenia opiniowanego projektu PPZ wnioskodawca
wskazat miedzy innymi, ze ,mimo obecnosci oSmiu sSwiadczeniodawcow
w Ostrowcu Swietokrzyskim dostepnos¢ swiadczeri pozostaje ograniczona.
Kolejki oraz dtugi czas oczekiwania utrzymujq sie, co wskazuje na znaczgce
potrzeby mieszkancow w zakresie rehabilitacji leczniczej i korekcji wad postawy”.
Podnidst rowniez, ze wady postawy u dzieci i mtodziezy stanowigq istotny problem
zdrowotny o charakterze rozwojowym, wymagajgcy wczesnej diagnostyki
i systematycznej interwencji. Skutecznosc leczenia zalezy od szybkiego wykrycia
nieprawidtowosci oraz zapewnienia dostepnej i ciggtej rehabilitacji,
dostosowanej do potrzeb populacji pediatrycznej.

Uwagi Rady:

e (el gtowny sktada sie z dwdch zatozen, nadto zarowno w zakresie celu
gtownego, jak i celow szczegotowych - nie przedstawiono uzasadnienia
dla podanej wartosci docelowej.

e Miernik nr 1 zaktada jednoczesny pomiar dwodch odmiennych kwestii
(,parametrow postawy ciata lub funkcji uktadu ruchu”).

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 Swiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze Srodkéw publicznych (Dz. U. z 2025 r. poz. 1461),
z uwzglednieniem raportu nr: DPPZ.431.56.2026 ,Program polityki zdrowotnej Gminy Ostrowiec Swietokrzyski
w zakresie rehabilitacji wad postawy u dzieci i mtodziezy szkét podstawowych na lata 2026-2029” realizowany
przez: Gmine Ostrowiec Swietokrzyski, Warszawa, wrzesien 2026 oraz Anekséw do raportéw szczegétowych:
,Programy profilaktyki i korekcji wad postawy u dzieci — wspdlne podstawy oceny”, z marca 2018 r. i ,,Programy
z zakresu rehabilitacji niepetnosprawnych i zagrozonych niepetnosprawnoscig dorostych oraz dzieci i mtodziezy
— wspolne podstawy oceny” z marca 2024 .
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Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 132/2026 z dnia 14 wrzesnia 2026 roku
o projekcie programu ,,Program polityki zdrowotnej w zakresie
diagnostyki wad i zaburzen rozwojowych u dzieci defaworyzowanych
spotecznie od urodzenia do 6. roku zycia na Dolnym Slasku”

Rada Przejrzystosci negatywnie opiniuje projekt programu polityki zdrowotnej
,Program polityki zdrowotnej w zakresie diagnostyki wad | zaburzen
rozwojowych u dzieci defaworyzowanych spotecznie od urodzenia do 6. roku
2ycia na Dolnym Slgsku”.

Uzasadnienie

PPZ dotyczy: dzieci do ukonczenia 6 roku Zycia zamieszkujgcych teren
wojewddztwa dolnoslgskiego lub przebywajgcych w placowkach opiekuriczych
na terenie  wojewddztwa  dolnoslgskiego,  pochodzqcych z  grup
defaworyzowanych z wadq rozwojowq lub podejrzeniem zaburzenia rozwoju:

e grupa | — dzieci przebywajgce na oddziatach noworodkowych, oddziatach
intensywnej terapii lub oddziatach o profilu pediatrycznym i wymagajqgce
dtugotrwatej hospitalizacji;

e grupa Il — dzieci w opiece ambulatoryjnej w zakresie e-konsylium, badan
dodatkowych oraz diagnozy neurorozwojowej (500 0sob rocznie);

» opiekunowie prawni dzieci witgczonych do programu, opiekunowie
(wykonawcy zatrudnieni w osrodku, w ktorym przebywa dziecko oraz lekarze,
fizjoterapeuci, logopedzi, psychologowie, pielegniarki, potozne) zatrudnieni
na terenie wojewoddztwa dolnoslgskiego w zakresie mozliwosci udziatu
w konferencji (konferencja — ok. 100 osob rocznie, wsparcie ok. 500 0s6b
rocznie).

Interwencje obejmujq:
e Jdziatania organizacyjne i promujqgce program;
e konsultacje w ramach e-konsylium specjalistow (z udziatem

3 do 7 specjalistow srednio 10 pacjentow na konsylium zbierajgcym sie
srednio raz w tygodniu, 50 e-konsylium rocznie);

ul. Przeskok 2, 00-032 Warszawa Elektroniczna skrzynka podawcza: tel. +48 22 101 46 00 www.aotm.gov.pl
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e ustalenie sciezki  diagnostyczno-terapeutycznej i  zakresu  opieki
spersonalizowanej;

e diagnostyczne swiadczenia zdrowotne, w tym:

O

O

o O O O

szerokoprzepustowe badanie genetyczne metodq NGS;

badania USG: serca, przezciemigczkowe jamy brzusznej, szwow
czaszkowych, kanatu kregowego (okoto 50 badan USG rocznie );

specjalistyczne badanie okulistyczne (okofo 50 badarn rocznie);
lekarska konsultacja (750 konsultacji dla pacjentow);
konsultacja i diagnoza terapeutyczna;

wsparcie psychologiczne dziecka i opiekundw (okoto 650 konsultacji
rocznie i okoto 100 diagnoz rocznie);

e diagnoza neurorozwoju, w tym:

O

O

O

O

O

diagnoza integracji sensorycznej Sl (okoto 50 rocznie);

diagnoza na podstawie Autism Observation Schedule (jedno spotkanie
z certyfikowanym terapeutq oraz jedno spotkanie z psychiatrg zakoriczone
wydaniem diagnozy / okofo 50 diagnoz rocznie);

diagnoza psychologiczna (okofo 100 konsultacji rocznie);
diagnoza fizjoterapeutyczna (okotfo 100 konsultacji rocznie);
diagnoza logopedyczna (okoto 100 konsultacji rocznie);

e wsparcie formalno-logistyczne;

e wsparcie psychologiczne;

e konferencje.

Czas realizacji PPZ — 36 miesiecy.
Koszty catkowite —4 032 254 zt (1 344 118 zf rocznie).
Zrédta finansowania — $rodki UE.

Agencja opiniowata 2 podobne PPZ dotyczqce wad rozwojowych u dzieci
defaworyzowanych wojewddztwa dolnoslgskiego.

Program Polityki Zdrowotnej w zakresie wad i zaburzen rozwojowych u dzieci
defaworyzowanych spotecznie od urodzenia do 18 roku zycia na Dolnym Slgsku
otrzymat opinie negatywngq nr 12/2026 z dnia 5 lutego 2026.

Program Polityki Zdrowotnej w zakresie diagnostyki wad i zaburzen rozwojowych
u dzieci defaworyzowanych spotecznie od urodzenia do 18 roku zycia na Dolnym
Slgsku otrzymat opinie negatywngq nr 31/2026 z dnia 30 kwietnia 2026 roku.

Wiekszos¢ uwag zawartych w opinii Prezesa AOTMIT z dnia 30 kwietnia 2026 r.
w obecnym Programie zostata nieuwzgledniona lub uwzgledniona czesciowo.
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Glowne argumenty decyzji:

e Nie przedstawiono jednego problemu zdrowotnego, a szeroki zakres
problemdw zdrowotnych odnoszgcych sie do wad rozwoju oraz chordb
rzadkich w populacji niemowlgt i dzieci;

e Przedstawiono 2 zestawy celdw programu rozniqce sie od siebie;

e Jeden z celow gfdwnych jest nieprawidtowy —sktada sie z 2 odrebnych zatozen;

e Nie przedstawiono prawidtowego uzasadnienia zatoZzonych wartosci
docelowych celow gtéwnych;

e C(ele szczegdtowe budzq zastrzezenia (13 z 14);

o  Wiekszos¢ wskaznikdw nie spetnia funkcji miernikow efektywnosci;

e Dofgczone do projektu testy wiedzy budzqg zastrzezenia ze wzgledu
na deklaratywny charakter czesci pytan;

e Przedstawiono bardzo szeroki katalog ,wrodzonych wad rozwoju
lub podejrzen wrodzonych zaburzen”;

e Zapis dotyczgcy wiqczenia dzieci z ,podejrzeniem wrodzonych zaburzen”
wydaje sie nieprecyzyjny;

e (zesc interwencji zostata opisana zbyt ogolnie;

e Sposob zakonczenia udziatu w PPZ opisano pobieznie;

e Zastrzezenia budzi czes¢ wskaZnikow monitorowania zgtaszalnosci;

e Zastrzezenia budzi ankieta satysfakcji;

e Niewielka liczba prawidtowo sformufowanych miernikdw efektywnosci
utrudnia kompleksowq ewaluacje programu;

e Nie wskazano kosztow jednostkowych badan USG;

e Jako jedyne Zrodto finansowania wskazano ,,srodki UE”, co nie jest zapisem
prawidtowym.

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.451.57.2026 ,Program polityki zdrowotnej w zakresie diagnostyki wad
i zaburzen rozwojowych u dzieci defaworyzowanych spotecznie od urodzenia do 6. roku zycia na Dolnym Slasku”
realizowany przez: Wojewddztwo Dolnoslgskie, Warszawa, wrzesien 2026 oraz Anekséw ,Wczesna diagnostyka
i terapia zaburzen ze spektrum autyzmu (ASD) - wspdlne podstawy oceny” z kwietnia 2017 r., ,,Programy z zakresu
profilaktyki i korekcji wad wzroku oraz chordb oczu u dzieci — wspdlne podstawy oceny” z czerwca 2022 r.
i Raportéw: nr 0T.431.24.2025 dot. projektu PPZ pn. ,Program fizjoterapeutycznych wizyt patronazowych
w Gminie Trzebownisko w latach 2025-2029” z maja 2025 r., nr 0T.431.81.2023 dot. projektu
PPZ pn. ,Kompleksowa diagnostyka w zakresie spektrum ptodowego zespotu alkoholowego na terenie
Wojewddztwa Dolnoslgskiego” z grudnia 2023 r., nr DPPZ.431.43.2025 dot. projektu PPZ pn. ,Program polityki
zdrowotnej w zakresie diagnostyki wad i zaburzen rozwojowych u dzieci defaworyzowanych spotecznie
od urodzenia do 18 roku zycia na Dolnym Slasku” ze stycznia 2026 r.



Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 133/2026 z dnia 14 wrzesnia 2026 roku
w sprawie objecia refundacjg lekdw zawierajgcych substancje czynng
sirolimusum w zakresie wskazan do stosowania lub dawkowania,
lub sposobu podawania odmiennych niz okreslone w Charakterystyce
Produktu Leczniczego

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne objecie refundacjq lekdw zawierajgcych
substancje czynng sirolimusum, w zakresie wskazan do stosowania
lub dawkowania, Ilub sposobu podawania odmiennych niz okreslone
w Charakterystyce Produktu Leczniczego, tj.:

1. stan po przeszczepie koniczyny, rogowki, tkanek lub komdrek,

2. stwardnienie guzowate; limfangioleiomiomatoza, nowotwor z epitelioidnych
komorek przynaczyniowych,

3. cytopenie lub limfoproloferacia  nienowotworowa (splenomegalia,
limfadenopatia) w przebiegu autoimmunizacyjnego zespotu
limfoproliferacyjnego oraz innych wrodzonych dysregulacjach
immunologicznych, np. haploinsuficiencji CTLA4) w sytuacji: opornosci
na stosowanie steroidow lub przy zbyt nasilonych objawach niepozqdanych
przewlektej steroidoterapii w wysokich dawkach lub w ciezkich przypadkach —
w pierwszej linii leczenia wspdlnie ze sterydami lub jako jedyny celowany
lek modyfikujgcy przebieg choroby,

4. zespot gumiastych zmian barwnikowych,

5. angiomatoza,

6. Zespot Klippela-Trénaunaya.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Wiekszos¢ z ocenianych wskazan byta wczesniej przedmiotem oceny Agencji
i aktualnie wcigz obowiqzujq pozytywne decyzje o ich finansowaniu off-label:
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e stan po przeszczepie koriczyny, rogowki, tkanek lub komorek — Opinia
RP nr 13/2025 z dnia 13.01.2025, data obowigzywania decyzji 13.01.2028;

e stwardnienie guzowate; limfangioleiomiomatoza; nowotwor z epitelioidnych
komdrek przynaczyniowych - Opinia RP nr 26/2025 z dnia 10.02.2025, data
obowigzywania decyzji 10.02.2028;

e cytopenie w przebiegu autoimmunizacyjnego zespotu limfoproliferacyjnego -
oporne na stosowanie steroiddw lub przy zbyt nasilonych objawach
niepozqdanych przewlektej steroidoterapii w wysokich dawkach - Opinia
RP nr 136/2025 z dnia 04.08.2025, data obowigzywania decyzji 04.08.2028;

e zespot gumiastych zmian barwnikowych - Opinia RP nr 35/2025 z dnia
16.03.2026, data obowigzywania decyzji 16.03.2029;

e angiomatoza - Opinia RP nr 9/2026 z dnia 26.01.2026, data obowigzywania
decyzji 26.01.2029;

e Zespot Klippela-Trénaunaya - Opinia RP nr 41/2025 z dnia 10.03.2025, data
obowigzywania decyzji 10.03.2028.

W ramach niniejszego zlecenia nastqpito rozszerzenie jednego ze wskazan:

e cytopenie lub limfoproliferacia  nienowotworowa  (splenomegalia,
limfadenopatia) w przebiegu autoimmunizacyjnego zespotu
limfoproliferacyjnego oraz innych wrodzonych dysregulacjach
immunologicznych, np. haploinsuficiencji CTLA4) w sytuacji: - opornosci
na stosowanie steroiddow lub przy zbyt nasilonych objawach niepozqgdanych
przewlektej steroidoterapii w wysokich dawkach lub w ciezkich przypadkach —
w pierwszej linii leczenia wspolnie ze sterydami lub jako jedyny celowany
lek modyfikujgcy przebieg choroby.

Dowody naukowe

Limfoproliferacja nienowotworowa jest nadmiernym, ale nieztosliwym rozrostem
lub nagromadzeniem komdrek uktadu limfatycznego, manifestujgcym sie przede
wszystkim limfadenopatig, splenomegaliq, hepatomegaliq Ilub naciekami
limfocytarnymi w narzqdach. Moze mie¢ charakter reaktywny albo wynikac
z wrodzonych zaburzen regulacji odpornosci, takich jak ALPS, niedobdr CTLA-4,
LRBA lub APDS. Przebieg moze byc¢ przewlekty i nawrotowy, z ryzykiem cytopenii,
zakazen, uszkodzenia narzqdow oraz rozwoju klonalnej proliferacji lub chtoniaka,
dlatego konieczna jest dfugoterminowa obserwacja. Sirolimus wydaje sie
najbardziej skuteczny u pacjentow z ALPS, zespotem Evansa oraz wtdrnymi
i wieloliniowymi cytopeniami autoimmunologicznymi. Moze zapewniac szybkg
i trwatq odpowiedz hematologicznq, ograniczac limfadenopatie i splenomegalie
oraz umozliwia¢ redukcje lub odstawienie kortykosteroidow i innych lekow
immunosupresyjnych. W haploinsuficjencji CTLA-4 sirolimus moze przynosic¢
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korzysci w zakresie limfoproliferacji, cytopenii i zajecia narzqgdowego, jednak
odpowiedZ nie wystepuje u wszystkich pacjentow. Skutecznosc¢ jest natomiast
wyraznie mniejsza w przypadku izolowanej pierwotnej matoptytkowosci
immunologicznej.

Wiarygodnos¢ wnioskdw ograniczajg mate liczebnosci populacji, brak
randomizacji i grup kontrolnych, retrospektywny charakter dwdch badan oraz
znaczna heterogenicznosc kliniczna pacjentow. Wyniki stanowiq jednak spdjne
przestanki wskazujgce na szczegolng przydatnosc sirolimusu w cytopeniach
wspotistniejgcych z szerszym fenotypem dysregulacji immunologicznej
i nienowotworowej limfoproliferacji.

Wytyczne dotyczqce wrodzonych btedow odpornosci wskazujqg, ze bezobjawowa
i niepowodujqgca dysfunkcji narzqdowych limfoproliferacja nie wymaga leczenia.
W przypadku objawowych cytopenii autoimmunizacyjnych leczeniem pierwszego
rzutu sq glikokortykosteroidy, natomiast w przypadkach opornych
lub wymagajgcych dfugotrwatej steroidoterapii zaleca sie rozwazenie leczenia
immunosupresyjnego. Dane dotyczqgce niedoboru CTLA-4 wskazujq, ze sirolimus
moze byc skuteczny u czesci chorych z objawowgq limfadenopatiq, splenomegaliq
lub naciekami limfocytarnymi narzqdow, jednak dostepne dowody pochodzg
gfownie z matych serii przypadkow. Woytyczne podkreslajg koniecznosc
indywidualizacji leczenia z uwzglednieniem ryzyka zakazen charakterystycznych
dla danego defektu immunologicznego.

W aktualnych rekomendacjach sirolimus jest uznawany za jedno
z podstawowych dtugoterminowych leczen oszczedzajgcych kortykosteroidy
uchorych na ALPS. Terapia prowadzi do zmniejszenia limfadenopatii
i splenomegalii oraz poprawy parametrow immunologicznych, wykazujgc
wiekszq skutecznos¢ w kontroli limfoproliferacji niz mykofenolan mofetylu.
Eksperci podkreslajg koniecznos¢ unikania splenektomii i rytuksymabu
ze wzgledu na ryzyko ciezkich powiktan, a sirolimus jest rekomendowany jako
preferowana opcja leczenia przewlektego. Leczenie wymaga monitorowania
stezen leku i dziatan niepoZzqdanych.

Gtowne arqumenty decyzji

e Poprzednie pozytywne opinie Rady Przejrzystosci w odniesieniu
do refundowanych juz wskazan;

e Brak nowych dowodow naukowych wskazujgcych na koniecznos¢ zmiany
poprzedniego wnioskowania Rady;

e Pozytywne rekomendacje kliniczne i wyniki badar wskazujgce na skutecznosc
w odniesieniu do proponowanego wskazania;

e Ugruntowana od lat pozycja leku w leczeniu wnioskowanych schorzen;
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e Niezaspokojona potrzeba medyczna, tj. brak alternatywnych terapii
o podobnym, unikalnym mechanizmie dziatania;

e Prawdopodobnie brak wptywu na budzet ptatnika.

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 40 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 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 na potrzeby oceny zasadnosci objecia refundacjg lekdéw
zawierajacych dang substancje czynng we wskazaniach innych niz wymienione w Charakterystyce Produktu
Leczniczego nr: OTAD.415.5.2026 ,,Sirolimusum we wskazaniach: stan po przeszczepie konczyny, rogowki, tkanek
lub komorek; stwardnienie guzowate; limfangioleiomiomatoza; nowotwodr z epitelioidnych komorek
przynaczyniowych; cytopenie lub limfoproloferacja nienowotworowa (splenomegalia, limfadenopatia)
w przebiegu autoimmunizacyjnego zespotu limfoproliferacyjnego zespot gumiastych zmian barwnikowych;
angiomatoza; Zespot Klippela-Trénaunaya”, data ukonczenia: 10 wrzesnia 2026 r.



Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 134/2026 z dnia 14 wrzesnia 2026 roku
w sprawie objecia refundacjg lekdw zawierajgcych substancje czynng
mycophenolas mofetil w zakresie wskazan do stosowania
lub dawkowania, lub sposobu podawania odmiennych niz okreslone
w Charakterystyce Produktu Leczniczego

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne objecie refundacjq lekdw zawierajgcych
substancje czynng mycophenolas mofetil, w zakresie wskazan do stosowania
lub dawkowania, Ilub sposobu podawania odmiennych niz okreslone
w Charakterystyce Produktu Leczniczego, tj.:

1. steroidozalezny zespdt nerczycowy; cyklosporynozalezny zespdt nerczycowy;
nefropatia toczniowa; zapalenie naczyn; toczen rumieniowaty uktadowy;
twardzina ukfadowa; stan po przeszczepie konczyny, rogowki, tkanek
lub komorek; neuropatia zapalna; miopatia zapalna,

2. steroidooporny zespot nerczycowy; nefropatia IgA,

3. choroby autoimmunizacyjne u pacjentow z niedoborami odpornosci;
cytopenie w przebiegu autoimmunizacyjnego zespotu limfoproliferacyjnego
oraz innych wrodzonych dysregulacji immunologicznych,

4. miastenia.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Rada Przejrzystosci opiniowata w przesztosci zasadnosc¢ refundacji lekow
zawierajgcych substancje czynnqg mycophenolas mofetil w tytutowych
wskazaniach, ostatnio w opiniach nr 165/2024 (pkt. 1 i 2 tytutowych wskazan),
135/2025 (pkt. 3 tytutowych wskazan) i 27/2024 (pkt. 4 tytutowych wskazan).

Niniejsza opinia ma za zadanie kompleksowqg ocene zasadnosci objecia
refundacjqg lekow zawierajgcych substancje czynng mycophenolas mofetil,
w zakresie wskazan do stosowania lub dawkowania, lub sposobu podawania
odmiennych niz okreslone w Charakterystyce Produktu Leczniczego, w sSwietle
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aktualnych wytycznych klinicznych, oraz danych naukowych dotyczqcych
skutecznosci klinicznej i bezpieczerstwa leku.

Dowody naukowe

Mycophenolas mofetil to lek immunosupresyjny i immunomodulujgcy
wykazujqgcy efekt cytostatyczny w stosunku do limfocytdow, od lat powszechnie
stosowany w chorobach o podfozu autoimmunologicznym. W schematach
i algorytmach leczniczych, w zaleznosci od jednostki chorobowej, pozycjonowany
jest jako lek pozwalajgcy ograniczyc¢ steroidoterapie, alternatywa dla innych
cytostatykow, lek immunosupresyjny pierwszego rzutu, lub kolejnego wyboru
w razie nieskutecznosci i nietolerancji innych lekow immunosupresyjnych.

Od wydania poprzednich opinii Rady Przejrzystosci w przedmiotowej sprawie,
nie pojawity sie nowe wytyczne kliniczne ani wyniki badan naukowych,
wskazujgcych na koniecznos¢ zmiany pozytywnej opinii Rady.

Gtdwne arqgumenty decyzji

e Pozytywne rekomendacje kliniczne;

e Brak dowodow naukowych wskazujgcych na koniecznos¢ zmiany
poprzedniego wnioskowania Rady;

e Prawdopodobnie brak wptywu na budzet ptatnika.

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 40 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 5 ustawy
z 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2025 r.
poz. 1461), z uwzglednieniem opracowania na potrzeby oceny zasadnosci objecia refundacjg lekow
zawierajacych dang substancje czynng we wskazaniach innych niz wymienione w Charakterystyce Produktu
Leczniczego nr: OTAD.415.4.2026 ,,Mycophenolas mofetil we wskazaniach: steroidozalezny zespot nerczycowy;
cyklosporynozalezny zespdt nerczycowy; nefropatia toczniowa; zapalenie naczyn; toczen rumieniowaty
uktadowy; twardzina uktadowa; stan po przeszczepie konczyny, rogéwki, tkanek lub komérek; neuropatia
zapalna; miopatia zapalna; steroidooporny zespdt nerczycowy; nefropatia IgA; choroby autoimmunizacyjne
u pacjentow z niedoborami odpornosci; cytopenie w przebiegu autoimmunizacyjnego zespotu
limfoproliferacyjnego oraz innych wrodzonych dysregulacji immunologicznych; miastenia”, data ukonczenia:
10 wrzes$nia 2026 r.



