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Rady Przejrzystosci 41/2026
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Matgorzata Bata otworzyta posiedzenie o godzinie 9:58.

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

7 0s6b):

Artur Bachta
Matgorzata Bata
Robert Bryzek

Andrzej Dgbrowski
Matgorzata Dziedziak
Marcin Lipowski

Ewa Obuchowicz
Zbigniew Siudak
Anna Socha-Banasiak

Voo N~ ON -

Cztonkowie Rady nhieobecni podczas posiedzenia:

1. Marcin Kotakowski

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 zakwalifikowania $Swiadczeh opieki
zdrowotnej: ,Koordynowana opieka nad Swiadczeniobiorcami do 18 r.z.
z neurofioromatozami  oraz  pokrewnymi im rasopatiami  (NF/RAS)" oraz
»Koordynowana opieka nad $wiadczeniobiorcami > 18 r.z. z neurofibromatozqg
typu 1. (NF-1)", jako Swiadczeh gwarantowanych.

3. Przygotowanie stanowiska w sprawie oceny leku Tevimbra (tislelizumabum)
w ramach programu lekowego B.52 ,Leczenie chorych z ptaskonabtonkowym
rakiem narzgdow gtowy i szyi (ICD-10 CO1, C02, C03, C04, C05, C0¢6, C09, C10,C12,
C13, C14, C32) lub nowotworem ztosliwym czesci nosowej gardta (ICD-10 C11)".

4. Przygotowanie stanowiska w sprawie oceny leku Andembry (garadacimabum)
wramach programu lekowego B.122. ,lLeczenie zapobiegawcze chorych
Z nawracajgcymi  napadami  dziedzicznego obrzeku naczynioruchowego
o ciezkim przebiegu (ICD-10: D 84.1)".

5. Zakonczenie posiedzenia.
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Protokdt z posiedzenia Rady Przejrzystosci nr 41/2026 w dniu 05.10.2026 .

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

Ad 2. Analityk Agenciji przedstawit kluczowe dane zraportu dot. koordynowanej opieki
nad Swiadczeniobiorcami z neurofibromatozami.

We wstepnej dyskusji Rady udziat wzieli: Anna Socha-Banasiak, Matgorzata Bata,
Artur Bachta i Ewa Obuchowicz.

Rada wystuchata stanowiska przedstawiciela pacjentéw, ktéry réwniez odpowiadat
na pytania.

W dalszej dyskusji uczestniczyli: Andrzej Dgbrowski, Anna Socha-Banasiak,
Ewa Obuchowicz, Matgorzata Bata, Marcin Lipowski i Matgorzata Dziedziak.

Projekt stanowiska Rady przygotowaty i przedstawity Anna Socha-Banasiak
i Ewa Obuchowicz.

Przewodniczgca doprecyzowata tre$¢ uchwaty, po czym zarzgdzita gtosowanie,
w wyniku ktérego Rada 9 gtosami ,za” uchwalita negatywne stanowisko (zatgcznik
nr 1 do protokotu).

Ad 3. Analityk Agencji omowit raport dotyczgcey leku Tevimbra.
We wstepnej dyskusji Rady udziat wzieli Andrzej Dgbrowski i Matgorzata Bata.

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

Rada doprecyzowata tre$¢ uchwaty, w czym udziat wrzieli; Matgorzata Bata,
Matgorzata Dziedziak i Andrzej Dgbrowski.

Prowadzqgca zarzqdzita gtosowanie, w wyniku ktérego Rada 9 gtosami ,,za” uchwalita
negatywne stanowisko (zatgcznik nr 2 do protokotu).

Ad 4. Analityk Agenciji podsumowat raport dotyczgcy leku Andembry.
Rada wystuchata stanowiska eksperta.
We wstepnej dyskusji Rady udziat wzieli Andrzej Dgbrowski i Matgorzata Bata.

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

Rada doprecyzowata tres¢ uchwaty, w czym udziat wziety Matgorzata Bata
i Matgorzata Dziedziak.

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

Ad 5. Prowadzgca zakonhczyta posiedzenie o godzinie 13:21.



Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 145/2026 z dnia 5 pazdziernika 2026 roku
w sprawie zasadnosci kwalifikacji Swiadczen opieki zdrowotnej
dot. neurofibromatozy jako Swiadczen gwarantowanych

Rada Przejrzystosci uznaje za niezasadne zakwalifikowanie swiadczen opieki
zdrowotnej:

e _Koordynowana opieka nad swiadczeniobiorcami do 18 r.z
z neurofibromatozami oraz pokrewnymi im rasopatiami (NF/RAS)”,

e ,Koordynowana opieka nad swiadczeniobiorcami > 18r.z. z neurofibromatozg
typu 1. (NF-1)”

jako odrebnych swiadczen gwarantowanych.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Stanowisko dotyczy zasadnosci objecia finansowaniem ze srodkdéw publicznych
modelu koordynowanej opieki nad pacjentami z neurofibromatozami
i pokrewnymi rasopatiami (NF/RAS), obejmujgcego populacje pediatryczng
z NF/RAS i populacje dorostych z NF1. Celem proponowanego rozwigzania jest
zapewnienie kompleksowej, wielospecjalistycznej i ciggtej opieki dostosowanej
do specyfiki tych rzadkich chorob.

Zasadniczy problem decyzyjny sprowadza sie do rozstrzygniecia, czy istnieje
potrzeba utworzenia i finansowania odrebnego modelu koordynowanej opieki
dedykowanego pacjentom z NF/RAS, czy tez potrzeby zdrowotne tej populacji
mogq byc¢ efektywnie zabezpieczcone w ramach obecnie funkcjonujgcych
rozwiqzan systemowych, w szczegdlnosci w ramach Osrodkow Eksperckich
Chordb Rzadkich (OECR).

W ramach proponowanego modelu opieki przewidziano okresowe kontrole
i badania diagnostyczne, konsultacje wielospecjalistyczne, poradnictwo
genetyczne, porady w trybie pilnym oraz konsultacje telemedyczne.
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Istotnym elementem modelu jest rowniez koordynacja procesu diagnostyczno-
terapeutycznego, ktéra zgodnie z Kartg Swiadczenia Opieki Zdrowotnej miataby
by¢ finansowana w formie miesiecznego ryczattu przypisanego do osrodka
realizujgcego Swiadczenie.

Program pilotazowy koordynowanej opieki nad pacjentami z NF/RAS
byt realizowany w latach 2020-2026, a udzielanie swiadczeri zakoriczono
30 kwietnia 2026 r. Program realizowato 7 osrodkow koordynujgcych; objeto nim
2 830 pacjentow, a fqgczna wartosc rozliczonych swiadczen i kosztow koordynacji
wyniosta 7,36 min zt.

W okresie realizacji programu we wszystkich osrodkach odnotowano wzrost
liczby pacjentow objetych opiekqg w porownaniu z okresem przed przystqgpieniem
do pilotazu. W analizowanej grupie dorostych pacjentow po rozpoczeciu
programu odnotowano zmniejszenie liczby swiadczen w AOS o 37%, AOS-ASDK
016% oraz w opiece psychiatrycznej i leczeniu uzaleznienn oraz pilotazu CZP
0 10%. Pacjenci pozytywnie oceniali m.in. dostep do zespofu posiadajgcego
doswiadczenie w NF/RAS i koordynatora oraz uporzqdkowanie planu leczenia.

Interpretacje wynikow ograniczajq przede wszystkim brak grupy kontrolnej,
opisowy charakter czesci danych, ograniczone dane dotyczqce satysfakcji
pacjentdw oraz brak oceny efektow klinicznych. Wyniki pilotazu pozwalajq zatem
przede wszystkim na ocene aspektow organizacyjnych, dostepnosci
i wykorzystania swiadczen, natomiast nie pozwalajg na ocene wptywu modelu
na stan zdrowia pacjentéw, wystepowanie lub wczesne wykrywanie powiktan
ani jakosc zycia.

Dowody naukowe:

W badaniu ankietowym (Ju 2025), w ktérym oceniano doswiadczenia i poziom
satysfakcji pacjentow z NF1, cztonkow ich rodzin i opiekunow oraz pracownikow
ochrony zdrowia z funkcjonujgcych w  Wielkiej Brytanii wskazuje,
ze do najwazniejszych zidentyfikowanych problemdow nalezaty: brak jasno
zdefiniowanej Sciezki opieki, rozproszenie odpowiedzialnosci pomiedzy
poszczegdlnymi swiadczeniodawcami, brak ciggtosci opieki w okresie
przechodzenia pacjentow z opieki pediatrycznej do opieki nad osobami
dorostymi, a takze niewystarczajgce uwzglednienie ich potrzeb psychologicznych,
behawioralnych i edukacyjnych. Dostep do koordynatora opieki wigzat
sie z wyzszym poziomem satysfakcji z otrzymywanej opieki (71% vs 25%), jednak
ze wzgledu na charakter badania nie mozZna wnioskowac¢ o zaleznosci
przyczynowe;.

Wytyczne kliniczne krajowe: PLTR 2024, PTO 2022, PTOHD 2019;
miedzynarodowe: SOBOPE 2025 (Brazylia), ERN GENTURIS 2023 (Europa), ERN
GENTURIS 2022a (Europa), ERN GENTURIS 2022b (Europa), ERN GENTURIS
2021a (Europa), ERN GENTURIS 2021b (Europa), AAP 2019 (USA), ACMG 2018
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(USA)) sgq zgodne co do koniecznosci zapewnienia  pacjentom
wielospecjalistycznej opieki prowadzonej z udziatem doswiadczonych osrodkdow
i specjalistow, obejmujgcej poradnictwo genetyczne, reqularne monitorowanie
kliniczne i obrazowe oraz wsparcie psychologiczne. Zakres i czestos¢ nadzoru
powinny by¢ indywidualizowane w zaleznosci od wieku, fenotypu i obrazu
klinicznego pacjenta.

W przypadku NF1 wytyczne wskazujg na potrzebe wielospecjalistycznej opieki
dostosowanej do wieku i obrazu klinicznego pacjenta. Dzieci powinny
pozostawac pod opiekq pediatry specjalizujgcego sie w NF1, natomiast dorosli
pod opiekq lekarza POZ, z okresowymi ocenami przez eksperta NF1. Istotne jest
zapewnienie ciggtosci opieki w okresie przejscia z opieki pediatrycznej do opieki
nad dorostymi, a pacjenci z powiktaniami, zwtaszcza nowotworowymi, powinni
by¢ kierowani do wyspecjalizowanych osrodkow referencyjnych.

Zalecany jest regularny nadzor dostosowany do wieku, obrazu klinicznego
i ryzyka powiktan, obejmujgcy ocene co najmniej raz w roku u dzieci do 10. r.z.,
co 2 lata u starszych dzieci i co 3 lata u dorostych, czesciej w okresie przejscia
do opieki nad dorostymi. PTO 2022 :zaleca zwykle kontrole coroczne,
a u pacjentow bez wysokiego ryzyka ocene specjalistyczng co 2-3 lata
oraz corocznqg kontrole w POZ Wpytyczne wskazujg rowniez na znaczenie
poradnictwa genetycznego oraz wsparcia rehabilitacyjnego, edukacyjnego
i spofecznego.

Wytyczne dotyczgce  NF2-schwannomatozy (ERN  GENTURIS 2021a)
oraz schwannomatozy niezwiqzanej z NF2 (ERN GENTURIS 2022b) wskazujg
na potrzebe dfugoterminowego nadzoru prowadzonego przez doswiadczonych
specjalistow lub wyspecjalizowane osrodki referencyjne, regularnego
monitorowania z wykorzystaniem MRI (zazwyczaj co 2-3 lata lub czesciej
w przypadku wskazan klinicznych), poradnictwa genetycznego oraz zapewnienia
wsparcia psychologicznego. Nadzor i czestos¢ monitorowania powinny
byc¢ dostosowane do wieku, genotypu i obrazu klinicznego.

Z przeglqdu rozwigzan organizacyjnych w innych krajach wynika, ze opieka nad
pacjentami z neurofibromatozami jest najczesciej organizowana w ramach
systemow opieki nad chorobami rzadkimi i realizowana przez wyspecjalizowane
osrodki eksperckie, zapewniajgce wielodyscyplinarnq, skoordynowang opieke
oraz reqularne monitorowanie powiktan. W wiekszosci analizowanych krajow nie
zidentyfikowano odrebnych, ogolnokrajowych programow opieki
koordynowanej dedykowanych wytgcznie pacjentom z neurofibromatozami.
W Anglii zidentyfikowano odrebne swiadczenia dla pacjentow z NF1 o ztozonym
przebiegu oraz NF2, realizowane w ramach swiadczen wysokospecjalistycznych
NHS England.
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Problem ekonomiczny

Wyniki analizy wptywu na budzet wskazujq, ze w wariancie podstawowym
wdrozenie opieki koordynowanej moze wiqgzac sie z catkowitymi kosztami
na poziomie 4,7 min zt w 2027 r., 4,9 min zt w 2028 r. i 5,2 min zt w 2029 r.
oraz z oszczednosciami inkrementalnymi w pordwnaniu ze scenariuszem
istniejgcym, wynoszqgcymi odpowiednio okoto 582 tys. zt, 1,2 min zt i 1,9 min zt.
Oszczednosci wykazano rowniez w wariancie maksymalnym.
Natomiast w wariancie minimalnym oszacowano wzrost kosztéow o okofo: 328
tys. zt w 2027 r., 156 tys. zt w 2028 r., przy niewielkich oszczednosciach
na poziomie ok. 35 tys. zt w 2029 r., wynikajqcych przede wszystkim ze statego
kosztu ryczattow na koordynacje przypadajgcego na niewielkq liczbe pacjentéw.
Na wyniki analizy najwiekszy wptyw majq zatozenia dotyczqce liczebnosci
populacji docelowej, struktura wykorzystania poszczegdlnych swiadczen
oraz liczba osrodkow realizujgcych swiadczenie i wysokos¢ miesiecznego ryczattu
za koordynacje. Interpretacje oszacowan ogranicza niepewnosc¢ zwigzana
z rzeczywistq liczbg pacjentow spetniajgcych kryteria kwalifikacji oraz zakresem
wykorzystania swiadczeri po wdrozeniu modelu w skali ogdlnokrajowe;.
Wysokosc¢ miesiecznego ryczattu za koordynacje oszacowano
na doswiadczeniach programu pilotazowego przyjmujgc miesieczny ryczaft
w wysokosci 8 436 zt na osrodek.

Porownanie podmiotow realizujgcych program pilotazowy opieki koordynowanej
nad pacjentami z neurofibromatozami z wykazem Osrodkdw Eksperckich Chorob
Rzadkich (OECR) wykazato, ze pie¢ z siedmiu osrodkdw uczestniczqcych
w pilotazu posiada status OECR. Wskazuje to na czesciowe pokrywanie
sie infrastruktury wykorzystywanej do realizacji programu pilotazowego
z istniejgcq sieciq osrodkdw dedykowanych opiece nad osobami z chorobami
rzadkimi. Wynik ten sugeruje zasadnos¢ uwzglednienia roli OECR w dalszych
analizach dotyczgcych organizacji opieki nad pacjentami z NF/RAS, w tym oceny
mozliwosci wykorzystania funkcjonujgcych juz rozwigzan systemowych.
Jednoczesnie nalezy podkreslic, ze status OECR nie stanowi samodzielnej
przestanki do realizacji swiadczeri przeznaczonych dla pacjentow z NF/RAS,
poniewaz nie potwierdza ani doswiadczenia osrodka w zakresie opieki nad
tqg grupq chorych, ani jego zdolnosci organizacyjnej do objecia opiekq catej
populacji docelowej.

W przypadku wprowadzenia ocenianego swiadczenia do wykazu swiadczen
gwarantowanych istnieje potencjalne ryzyko czesciowego powielania rozwigzan
organizacyjnych i podwdjnego finansowania Sswiadczen realizowanych
juz w ramach innych mechanizmow systemowych, w szczegdlnosci dotyczgcych
kompleksowej oceny specjalistycznej, porad monitorujgcych, koordynacji opieki
oraz konsultacji wielospecjalistycznych. Ryzyko to moze byc szczegdlnie istotne
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w sytuacji, gdy ten sam podmiot bedzie jednoczesnie posiadat status OECR
wtasciwego dla NF/RAS oraz realizowat swiadczenie koordynowanej opieki
nad pacjentami z neurofibromatozq. Wymaga to uwzglednienia na etapie
projektowania warunkow finansowania i organizacji swiadczenia.

Gtowne argumenty decyzji

e Ryzyko czesciowego powielania rozwigzan organizacyjnych i podwdjnego
finansowania swiadczen gwarantowanych z OECR.

e Brak odrebnych, ogdlnokrajowych programow opieki koordynowanej
dedykowanych wytqcznie pacjentom z neurofibromatozami w innych krajach.
e Niepewny wptyw na wydatki dla pfatnika publicznego.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 31c ust. 6 w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 1 ustawy z 27 sierpnia 2004 r.
o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze $rodkéw publicznych (Dz. U. z 2025 r. poz. 1461),
z uwzglednieniem raportu w sprawie oceny S$wiadczenia opieki zdrowotnej nr: DRiSSOZ.4100.3.2026

,Koordynowana opieka nad s$wiadczeniobiorcami z neurofibromatozami oraz pokrewnymi im rasopatiami
(NF/RAS)”, data ukoriczenia: 01.10.2026 .

Inne wykorzystane zrddta danych:

1. Opinia przedstawiciela pacjentoéw przedstawiona w trakcie posiedzenia Rady Przejrzystosci.
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Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 146/2026 z dnia 5 pazdziernika 2026 roku
w sprawie oceny leku Tevimbra (tislelizumabum) w ramach programu
lekowego B.52 ,Leczenie chorych z ptaskonabtonkowym rakiem
narzgdow gtowy i szyi (ICD-10 C01, C02, C03, C04, C05, C06, C09, C10,
C12, C13, C14, C32) lub nowotworem ztosliwym czesci nosowej gardta
(ICD-10 C11)”

Rada Przejrzystosci uznaje za niezasadne objecie refundacjgq produktu
leczniczego Tevimbra (tislelizumabum), koncentrat do sporzqdzania roztworu do
infuzji, 10 mg/ml, 1 fiol., GTIN: 08720598340280, w ramach programu lekowego
B.52,Leczenie chorych z ptaskonabtonkowym rakiem narzgdow gtowy i szyi (ICD-
10 C01, €02, C03, C04, CO5, Co6, CO9, C10, C12, C13, C14, C32) lub nowotworem
ztosliwym czesci nosowej gardta (ICD-10 C11)”, na zaproponowanych warunkach.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Aktualnie produkt Tevimbra jest finansowany ze srodkow publicznych, w ramach
PL B.6 oraz PL B.58.

Produkt leczniczy Tevimbra nie podlegat dotychczas ocenie w AOTMIT
we wnioskowanym wskazaniu, natomiast od 1 lipca 2026 r. w ramach PL B.52
jest refundowany lek Logtorzi (toripalimab), u dorostych pacjentdow z rakiem jamy
nosowo-gardfowej z nawrotem miejscowym lub regionalnym po leczeniu loko
regionalnym lub przerzutami odlegtymi (IVB).

Tislelizumab jest wariantem humanizowanego przeciwciata monoklonalnego
z klasy immunoglobulin G4 (lgG4) skierowanym przeciwko PD-1, wigzgcym
sie z zewngtrzkomorkowq domeng ludzkiego PD-1.

Dowody naukowe

Zarowno toripalimab, jak i tislelizumab majg mocne dowody z randomizowanych
badan Il fazy, w | linii nawrotowego/przerzutowego raka nosogardta.
Nie ma jednak badania head-to-head toripalimab vs tislelizumab, wiec nie
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ma wiarygodnych podstaw, by uznac jeden z nich za klinicznie skuteczniejszy
od drugiego.

Najwazniejsza rdznica w efektach klinicznych wskazuje, Ze toripalimab
ma bardziej jednoznacznie wykazany, statystycznie istotny wptyw na OS,
w klasycznej analizie ITT. Dla tislelizumabu OS jest bardzo obiecujqgcy,
ale formalna istotnosc statystyczna nie zostata osiggnieta. Wynika to gtownie
Z faktu, ze duza czes¢ pacjentow z grupy kontrolnej wdrozyta tislelizumab (cross-
over) jeszcze w trakcie badania, co zatarto réznice miedzy grupami.

Badania rejestracyjne (lll fazy) obu lekdw, dla raka nosogardta zostaty
przeprowadzone w populacji azjatyckiej.
Wytyczne kliniczne

NCCN 2026 i NIO-PIB-NCCN 2025 u pacjentow z chorobq nawrotowg,
nieoperacyjnq, oligometastatycznq lub przerzutowq (bez mozliwosci leczenia
chirurgicznego lub radioterapii) zalecajq w pierwszej linii jako schemat
preferowany toripalimab z gem-cis (kategoria 1), natomiast tislelizumab z gem-
cis pozycjonowany jest wsrdod innych zalecanych schematdw w pierwszej linii
z kategoriq 2B.

Wytyczne SEOM-TTCC 2025 wskazujg, Zze chemioterapia oparta na platynie
stanowi podstawe leczenia pierwszego rzutu u pacjentow z nawracajgcym lub
przerzutowym rakiem nosogardfa, niekwalifikujgcym sie do leczenia
radykalnego. Natomiast, w oparciu o ostatnie randomizowane badania fazy I,
potgczenie cisplatyny i gemcytabiny z przeciwciatem przeciwko biatku
programowanej Smierci komorek 1 (PD-1) jest obecnie uwazane za standard
opieki w leczeniu pierwszego rzutu nawrotowego lub przerzutowego raka
ptaskonabfonkowego.

Problem ekonomiczny

W zwiqzku z objeciem od 1 lipca 2026 r. refundacjq produktu leczniczego Loqtorzi
(toripalimab), stanowigcego mozliwy komparator dla tislelizumabu, analitycy
Agencji przeprowadzili porownanie kosztow obu substancji czynnych.
W uproszczonych obliczeniach przyjeto dawkowanie zgodne z ChPL, RDI rédwne
100%, 17,33 podan rocznie oraz roczny i dwuletni czas leczenia.

Roczny koszt tislelizumabu wyniost i ,
wzgledem _ i - dla toripalimabu.
Natomiast koszt dwuletni stosowania tislelizumabu wynidst odpowiednio
wzgledem

i 1309 399 PLN - dla toripalimabu. Oceniana interwencja byta zatem
od toripalimabu o okoto z RSS oraz o okoto bez RSS.
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Pordwnanie to ma charakter uproszczonej analizy kosztow i nie obejmuje roznic
w efektach zdrowotnych ani petnego zakresu kosztow leczenia.
Zgodnie z o0szacowaniami wnioskodawcy w wariancie podstawowym,
w przypadku objecia refundacjq leku Tevimbra w ramach wnioskowanego
programu lekowego z perspektywy NFZ nastgpi wydatkow

odpowiednio w I. i Il. roku refundacji w wariancie z RSS.

Rekomendacije refundacyjne

Rekomendacje niemieckich agencji IQWIG 2025 oraz GBA 2026 sq negatywne.
Natomiast kanadyjska agencja CDA-AMC 2026 wydata rekomendacje pozytywnq
warunkowo.

Kanadyjska agencja CDA-AMC 2026 uznata, Ze dostepne dane kliniczne,
pochodzqgce gtdwnie z badania RATIONALE-309, wskazujq na istotng wartosc¢
kliniczng terapii wyrazong wydfuzeniem przezycia wolnego od progresji choroby
oraz potencjalnqg korzysciq w zakresie przezycia catkowitego. Jednoczesnie
zwrdécono uwage na hiepewnos¢ dotyczqcq optacalnosci technologii
i koniecznos¢ obnizenia ceny leku.

Odmienne stanowisko zajety niemieckie instytucje IQWiG 2025 i G-BA 2026, ktore
na podstawie tych samych danych klinicznych (badanie RATIONALE-309) uznaty,
ze nie wykazano dodatkowej korzysci terapeutycznej tislelizumabu wzgledem
standardowej chemioterapii (gemcytabina i cisplatyna). W szczegdlnosci
nie potwierdzono istotnej poprawy przezycia catkowitego, jakosci Zycia
ani innych kluczowych parametrow klinicznych, ktdore mogtyby uzasadniac
przyznanie dodatkowej korzysci terapeutycznej. Ponadto w analizie
bezpieczerstwa odnotowano czestsze wystepowanie niektorych
immunologicznych dziatan niepozqdanych oraz gorgczki w grupie otrzymujgcej
tislelizumab.

Wedtug informacji przedstawionych przez wnioskodawce, na dzien ztozenia
wniosku (31.03.2026 r.) lek Tevimbra w leczeniu NLPC jest finansowany
w 5 krajach (sposrod 31) UE i EFTA (Austria, Luksemburg, Niemcy, Norwegia,
Szwecja).

Gtowne argumenty decyzji

e Aktualne wytyczne miedzynarodowe wymieniajq tislelizumab w raku
nosogardta jako jednq z opcji terapeutycznych, ale wskazujq toripalimab jako
opcje preferowang.

e W ramach programu lekowego B.52 refundowana juz jest terapia lekiem
(toripalimab), posiadajgcym zblizony mechanizm dziatania do tislelizumabu.

e Brak dowoddw na wiekszq skutecznosc klinicznq tislelizumabu, niedojrzate
wyniki badan klinicznych.
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o Wiekszos¢ krajow UE i EFTA nie refunduje terapii tislelizumabem w NPC.

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 $rodkéw
publicznych (Dz. U. z 2025 r., poz. 1461), z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej nr: OTOW.4131.8.2026
,Whniosek o objecie refundacjg leku Tevimbra (tislelizumab) w ramach programu lekowego B.52: »Leczenie
chorych z ptaskonabtonkowym rakiem narzagdéw gtowy i szyi (ICD-10 C01, C02, C03, C04, C05, C06, C09, C10, C12,
C13, C14, C32) lub nowotworem ztosliwym czesci nosowej gardta (ICD-10 C11)«”, data ukonczenia: 25 wrzesnia
2026 .



KARTA NIEJAWNOSCI

Dane zakreslone kolorem Zoltym stanowiq informacje publiczne podlegajgce wylgczeniu
ze wzgledu na tajemnice przedsiebiorcy (BeOne Medicines Ireland Limited).

Zakres wylgczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem BeOne Medicines Ireland
Limited o zakresie tajemnicy przedsigbiorcy.

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

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

Podmiot, w interesie ktorego dokonano wylgczenia jawnosci: BeOne Medicines Ireland
Limited.

Dane zakreslone kolorem czarnym stanowiq informacje publiczne podlegajgce wylqczeniu
ze wzgledu na tajemnice przedsiebiorcow (Topalliance Biosciences Europe Limited).

Zakres wylgczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem Topalliance Biosciences Europe
Limited o zakresie tajemnicy przedsigbiorcy.

Podstawa prawna wylqczenia jawnosci: art. 5 ust. 2 ustawy z dnia 6 wrzesnia 2001 r.
o dostepie do informacji publicznej (Dz. U. z 2022 r., poz.902) w zw. z art. 11 ust. 2 ustawy
z dnia 16 kwietnia 1993 r. o zwalczaniu nieuczciwej konkurencji (Dz. U. z 2022 r., poz.
1233) i, art. 35 ust. 4a - 4bi art. 35a ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekow,
srodkow  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: Topalliance Biosciences
Europe Limited.

Dane zakreslone kolorem szarym stanowiq informacje publiczne podlegajgce wylgczeniu
ze wzgledu na tajemnice przedsiebiorcow (Topalliance Biosciences Europe Limited, BeOne
Medicines Ireland Limited).

Zakres wylgczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem (Topalliance Biosciences
Europe Limited, BeOne Medicines Ireland Limited o zakresie tajemnicy przedsiebiorcy.

Podstawa prawna wylqczenia jawnosci: art. 5 ust. 2 ustawy z dnia 6 wrzesnia 2001 r.
o dostepie do informacji publicznej (Dz. U. z 2022 r., poz.902) w zw. z art. 11 ust. 2 ustawy
z dnia 16 kwietnia 1993 r. o zwalczaniu nieuczciwej konkurencji (Dz. U. z 2022 r., poz.
1233) i, art.. 35 ust. 4a - 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: Topalliance Biosciences
Europe Limited, BeOne Medicines Ireland Limited.



Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 147/2026 z dnia 5 pazdziernika 2026 roku
w sprawie oceny leku Andembry (garadacimabum)
w ramach programu lekowego B.122. ,Leczenie zapobiegawcze
chorych z nawracajgcymi napadami dziedzicznego obrzeku
naczynioruchowego o ciezkim przebiegu (ICD-10: D 84.1)"”

Rada Przejrzystosci uznaje za niezasadne objecie refundacjq produktu
leczniczego  Andembry  (garadacimabum), roztwor do  wstrzykiwan
we wstrzykiwaczu, 200 mg, 1 wstrzyk., GTIN: 04047725131219, w ramach
programu lekowego B.122. ,Leczenie zapobiegawcze chorych z nawracajgcymi
napadami dziedzicznego obrzeku naczynioruchowego o ciezkim przebiegu (ICD-
10: D 84.1)”, na zaproponowanych warunkach.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Whnioskowane wskazanie obejmuje zastosowanie garadacymabu w rutynowej
profilaktyce u dorostych i mtodziezy w wieku 12 lat i starszych, z nawracajgcymi,
ciezkimi napadami wrodzonego obrzeku naczynioruchowego zwiqgzanego
Z niskim poziomem inhibitora C1-esterazy lub jego obnizonq funkcjonalnosciq (co
najmniej 6 atakow, ktore wymagaty uzycia leku ratunkowego w ciggu ostatnich
6 miesiecy).

Wrodzony obrzek naczynioruchowy (HAE) to rzadka choroba genetyczna,
ktora powoduje nieprzewidywalne obrzeki tkanki podskodrnej i podsluzowkowej.
Obrzek w obrebie gardta i krtani moze prowadzi¢ do zagrazajgcej zyciu
niedroznosci drog oddechowych, z ryzykiem zgonu siegajgcym 30% przy braku
leczenia. HAE w wiekszosci przypadkdow spowodowany jest mutacjami w genie
SERPING1 kodujgcym inhibitor Cl-esterazy (C1-INH), co powoduje niedobory
(HAE typ 1) lub zaburzonqg funkcje (HAE typ 2) C1-INH. W Polsce, wg danych
NFZ z 2024r., swiadczenia z kodem rozpoznania gtdownego D84.1 otrzymuje
Swiadczenia ok. 760 osob, rocznie liczba nowych zachorowan wynosi kilka
przypadkow.

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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Oceniany lek Andembry (garadacimabum), to w petni ludzkie przeciwciato
monoklonalne klasy 1gG4, swoiscie wigzgce sie z taricuchem 8 aktywowanego
czynnika Xll. Poprzez swoje dziatanie garadacimab ogranicza aktywacje szlaku
kontaktowego i kaskady kalikreina-bradykinina, co redukuje ryzyko napadow
obrzekow u pacjentow z HAE.

Dowody naukowe

Skutecznosc¢ garadacymabu w profilaktyce napadow HAE typu | i Il byta oceniana
w badaniu RCT Il fazy VANGUARD, w ktdorym uczestniczyto 64 pacjentow.
W trakcie badania (mediana czasu leczenia ok. 9,5 miesigca), okoto 60%
pacjentow nie miato napadow HAE.

Aktualne stosowane i refundowane w profilaktyce dtugoterminowej napaddow
HAE w ramach programu B.122 leki tj. lanadelumab i berostralstat, nie byty
porownywane z garadacimabem w badaniach head-to-head.
Dostepne sq publikacje oparte na poréwnaniach posrednich, ktore wskazujg
na wysokq i porownywalng skutecznos¢ ww. terapii (szczegdlnie lanadelumabu
vs garadacimabu) w kluczowych punktach koricowych.

Wytyczne kliniczne

Krajowe i miedzynarodowe wytyczne kliniczne, spdjnie rekomendujq w leczeniu
stuzgcym dtugoterminowej profilaktyce u pacjentow z HAE spowodowanym
niedoborem C1-INH, garadacymab na réwni z berotralstatem, donidalorsenem
i lanadelumabem, jako leki pierwszego wyboru.

Problem ekonomiczny

Analiza wptywu wnioskowanej refundacji na budzet wigze sie z wysokg
niepewnosciq w oszacowaniu populacji docelowej, gdyz na podstawie
dostepnych danych nie mozna obecnie wskazac¢ jednoznacznie zdefiniowanej
subpopulacji pacjentow spetniajgcych kryteria kwalifikacji do dtugoterminowej
profilaktyki HAE, ktdora odnositaby istotnie wiekszq korzys¢ ze stosowania
ocenianej technologii w pordéwnaniu z pozostatymi dostepnymi terapiami.
Potencjalnie wiekszq korzysc klinicznqg mogq odnies¢ pacjenci z czestymi, ciezkimi
lub obcigzajgcymi napadami HAE, jednoczesnie jednak istnieje ryzyko
nieuzasadnionej zmiany dotychczasowego leczenia o zadowalajqcej skutecznosci
na nowq terapie.

Zwracajq uwage duze roznice w wynikach analizy ekonomicznej wnioskodawcy
i witasnych oszacowaniach Agencji. Zgodnie z obliczeniami wtasnymi analitykow
Agencji stosowanie garadacymabu w porownaniu z lanadelumabem
lub berotralstatem
Oszacowany ICUR wzgledem Ilanadelumabu wynidst

. Z kolei ICUR
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oszacowany dla porownania z berotralstatem wynidst _

Rekomendacje refundacyjne

Dostepne sq 3 pozytywne rekomendacje (CDA-AMC, HAS, G-BA) oraz jedna
rekomendacja pozytywna warunkowa (NICE) dotyczqce garadacymabu.
Refundacje uzasadniano istotnym ograniczeniem czestosci napadow HAE
wzgledem placebo, korzystnym profilem bezpieczenstwa oraz czesciowym
zaspokojeniem niezaspokojonych potrzeb terapeutycznych. Gtdwne zastrzezenia
dotyczyty braku bezposrednich porownan z aktywnymi komparatorami,
ograniczen analiz posrednich oraz niepewnosci ekonomicznych zwigzanych
z kosztem i wartosciq terapeutyczng leku.

Gtowne argumenty decyzji

e Brak badann bezposrednio porownujgcych  wnioskowanqg terapie
z refundowanymi komparatorami.

o Wysokie koszty terapii, duze potencjalne obcigzenia dla ptatnika publicznego.

e Nie wykazano wyzszosci tego leku w stosunku do obecnie dostepnych
komparatordw, zatem cena leku nie powinna by¢ wyzsza.

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.4131.7.2026
,Whniosek o objecie refundacjg leku Andembry (garadacymab) w ramach programu lekowego »Leczenie
zapobiegawcze chorych z nawracajagcymi napadami dziedzicznego obrzeku naczynioruchowego o ciezkim
przebiegu (ICD-10 D84.1)«”, data ukonczenia: 22 wrzesnia 2026 r.

Inne wykorzystane zrddta danych:

1. Opinia eksperta przedstawiona w trakcie posiedzenia Rady Przejrzystosci.
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Dane zakreslone kolorem czarnym stanowiq informacje publiczne podlegajgce wylgczeniu
ze wzgledu na tajemnice przedsigbiorcow (BioCryst Ireland Limited, Takeda Pharma
Sp. z 0.0.).
Zakres wylgczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem BioCryst Ireland Limited,
Takeda Pharma 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 2022 r., poz.902) w zw. z art. 11 ust. 2 ustawy
z dnia 16 kwietnia 1993 r. o zwalczaniu nieuczciwej konkurencji (Dz. U. z 2022 r., poz.
1233) i, art. 35 ust. 4a - 4bi art. 35a ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekow,
srodkow  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: BioCryst Ireland Limited,
Takeda Pharma sp. z o.o0.



