Rada Przejrzystosci
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Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

DOR.001.43.2026.LAN

Protokot z posiedzenia
Rady Przejrzystosci 42/2026
w dniu 12 pazdziernika 2026 roku
w formie wideokonferencji

Maciej Karaszewski otworzyt posiedzenie o godzinie 09:58.

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

7 0s6b):

1. Artur Bachta

2. Robert Bryzek

3. Anna Czerniecka-Kubicka
4. Andrzej Dgbrowski

5. Roman Junik

6. Maciej Karaszewski

7. Marcin Kotakowski

8. Marcin Lipowski

9. Zbigniew Siudak

10. Anna Socha-Banasiak

Proponowany porzgdek obrad:

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

2. Przygotowanie stanowiska w sprawie oceny leku Koselugo (selumetinibum)
w ramach programu lekowego B.155. ,Leczenie chorych z nerwiakowtdkniakami
splotowatymi w przebiegu neurofibromatozy typu 1 (NF1) (ICD-10: Q85.0).

3. Przygotowanie stanowiska w sprawie zbadania zasadnosci wydawania zgdd
narefundacje produkiu leczniczego Xiaflex (collagenasum  clostridium
histolyticum) we wskazaniu: choroba Peyroniego po nieskutecznym leczeniu
zabiegami  ESWT, niesterydowymi lekami przeciwzapalnymi, tadalafilem,
interferonem alfa, witaming E i terapig trakcyjng bez mozliwosci leczenia
chirurgicznego.

4. Przygotowanie stanowiska w sprawie zbadania zasadnosci wydawania zgdd

na refundacje $rodka spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego
Basecal 200 we wskazaniach: acyduria metylomalonowa, acyduria
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izowalerianowa, acyduria propionowa, acyduria glutarowa, deficyt beta -
ketotiolazy oraz choroba syropu klonowego.

5. Przygotowanie opinii o projekcie programu polityki zdrowotne] jednostki
samorzqdu terytorialnego ,,Profilaktyka w zakresie diagnostyki zacmy i jaskry oraz
AMD zwyrodnienia plamki zéttej dla mieszkanhcdw gminy Konstancin-Jeziorna
na rok 2026".

6. Przygotowanie opini o projekcie programu polityki zdrowotnej jednostki
samorzqgdu terytorialnego ,,Program polityki zdrowotnej w zakresie wczesnej
diagnostyki endometriozy oraz edukacji zdrowotnej dla mieszkanek Ostrowa
Wielkopolskiego™”.

7. Przygotowanie opinii w sprawie kontynuacji refundacji immunoglobulin
we wskazaniu pozarejestracyjnym: leczenie chorych w zespole sztywnosci
uogodlnionej, w ramach programu lekowego B.67 ,Leczenie immunoglobulinami

0s6b z chorobami neurologicznymi™.

8. Przygotowanie opini w sprawie kontynuacji refundacji substancji czynnych
amisulpridum,  aripiprazolum,  olanzapinum,  quetiapinum,  risperidonum,
ziprazidonum, sertindolum we wskazaniach pozarejestracyjnych: postacie doustne
F21; F22; F23; F24; F25; F28; F29 wg ICD-10.

9. Zakonczenie posiedzenia.

Ad 1. Marcin Lipowski zadeklarowat konflikt intereséw odnoszqcy sie do leku Koselugo,
w zwigzku z czym Rada podjeta decyzje o wytgczeniu go z gtosowania w ramach
pkt. 2 porzgdku obrad.

Zaden z pozostatych cztonkdéw Rady nie zadeklarowat konfliktu interesdw.
Rada 10 gtosami ,,za” zaakceptowata proponowany porzgdek obrad.
Ad 2. Analityk Agencji omowit raport dot. leku Koselugo (selumetinioum).

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

Gtos zabrali: Andrzej Dgbrowski, Maciej Karaszewski i Marcin Kotakowski.

Projekt stanowiska Rady przygotowali Roman Junik i Marcin Kotakowski, a przedstawit
Roman Junik.

Rada doprecyzowata tres¢ uchwaty, w czym udziat wzieli: Maciej Karaszewski,
Marcin Kotakowski i Roman Junik.

Prowadzqgcy zarzgdzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada 9 gtosami ,,za"”, 1 gtosem
»wstrzymujgcym sie”, z uwagi na konflikt intereséw, uchwalita negatywne stanowisko
(zatgcznik nr 1 do protokotu).

Ad 3. Anadlityk Agencji przedstawit prezentacje o leku Xiaflex (collagenasum
clostridium histolyticum).

Gtos zabrali Marcin Lipowski i Andrzej Dgbrowski.

Projekt stanowiska Rady przygotowat i przedstawit Marcin Lipowski.
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Maciej Karaszewski doprecyzowat freS¢ uchwaty, po czym zarzqdzit gtosowanie,
w wyniku ktérego Rada 10 gtosami ,,za” uchwalita negatywne stanowisko (zatgcznik
nr 2 do protokotu).

Ad 4. Anadlityk Agencji zaprezentowat kluczowe dane odnoszgce sie do Srodka
sSpozywcCzego specjalnego przeznaczenia zywieniowego Basecal 200.

Projekt stanowiska Rady przygotowata i przedstawita Anna Socha-Banasiak.

Wobec braku gtoséw w dyskusji, Prowadzgcy zarzgdzit gtosowanie, w wyniku ktérego
Rada 10 gtosami ,,za” uchwalita pozytywne stanowisko (zatgcznik nr 3 do protokotu).

Ad 5. Analityk Agencji przedstawit zatozenia programu polityki zdrowotnej gminy
Konstancin-Jeziorna z zakresu diagnostyki za¢my i jaskry oraz AMD.

Projekt opinii Rady przygotowat i przedstawit Robert Bryzek.

Gtos zabrat Maciej Karaszewski, po czym zarzqdzit gtosowanie, w wyniku ktérego
Rada 10 gtosami ,,za" uchwalita pozytywng opinie (zatgcznik nr 4 do protokotu).

Ad 6. Anadlityk Agencji omowit projekt programu polityki zdrowotne] Ostrowa
Wielkopolskiego dot. endometriozy.

Gtos zabrali: Maciej Karaszewski, Zbigniew Siudak i Marcin Kotakowski.
Projekt opinii Rady przygotowata i przedstawita Anna Czerniecka-Kubicka.
Tre$¢ uchwaty doprecyzowali Maciej Karaszewski i Anna Czerniecka-Kubicka.

Prowadzqgcy zarzgdzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada 10 gtosami ,,za” uchwalita
pozytywnq opinie (zatgcznik nr 5 do protokotu).

Ad 7. Andrzej Dgbrowski przedstawit projekt opinii odnoszgcy sie do immunoglobulin
we wskazaniach pozarejestracyjnych.

Po doprecyzowaniu ftresci uchwaty, w czym uczestniczyli Maciej Karaszewski
i Andrzej Dgbrowski, Prowadzgcy zarzqdzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada
10 gtosami ,,za"” uchwalita pozytywnq opinie (zatgcznik nr 6 do protokotu).

Ad 8. Zbigniew Siudak przedstawit projekt opinii odnoszgcy sie do substanciji czynnych
amisulpridum, aripiprazolum, olanzapinum, quetiapinum, risperidonum, ziprazidonum,
serfindolum we wskazaniach pozarejestracyjnych.

Gtos zabrat Maciej Karaszewski, po czym zarzqgdzit gtosowanie, w wyniku ktérego
Rada 10 gtosami ,,za” uchwalita pozytywng opinie (zatgcznik nr 7 do protokotu).

Ad 9. Prowadzqgcy zakohczyt posiedzenie o godzinie 12:17.
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Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 148/2026 z dnia 12 pazdziernika 2026 roku
w sprawie oceny leku Koselugo (selumetinibum) w ramach
programu lekowego B.155. , Leczenie chorych
z nerwiakowtdkniakami splotowatymi w przebiegu
neurofibromatozy typu 1 (NF1) (ICD-10: Q85.0)”

Rada Przejrzystosci uznaje za niezasadne objecie refundacjq produktu
leczniczego:

e Koselugo (selumetinibum) 10 mg, kapsutki twarde, 60 sztuk,
kod GTIN: 05000456070058;

e Koselugo (selumetinibum) 25 mg, kapsutki twarde, 60 sztuk,
kod GTIN: 05000456070065,

w ramach programu lekowego B.155. ,Leczenie chorych z objawowymi,

nieoperacyjnymi nerwiakowtokniakami splotowatymi (PN) w przebiegu

neurofibromatozy typu 1 (NF1) (ICD-10: Q85.0)”.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Przedmiotem wniosku jest objecie refundacjq i ustalenie urzedowej ceny zbytu
leku Koselugo (selumetinibum) 10 mg i 25 mg, kapsutki twarde, 60 sztuk
w ramach programu lekowego we wskazaniu ,Leczenie chorych dorostych
z objawowymi, nieoperacyjnymi nerwiakowtokniakami splotowatymi (PN,
plexiform neurofibromas) w przebiegu neurofibromatozy typu 1 (NF1,
neurofibromatosis type 1) (ICD-10: Q85.0)”, bezptatnie w grupie limitowej
1295.0, Selumetynib.

Whniosek obejmuje instrument dzielenia ryzyka.

Selumetynib jest selektywnym inhibitorem kinaz kinazy biatkowej aktywowanej
mitogenami 1 i 2 (MEK 1/2, ang. mitogen activated protein kinase kinases
1 and 2). Selumetynib blokuje dziatanie MEK i hamuje wzrost linii komdrkowych
z aktywacjq szlaku RAF-MEK-ERK. W zwiqzku z tym zahamowanie MEK moze
zablokowac proliferacje i przezycie komdrek nowotworowych z aktywacjq szlaku
RAF-MEK-ERK.
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Data wydania pozwolenia na dopuszczenie do obrotu: EMA: 19.09.2025,
FDA: 19.11.2025.

Zarejestrowane wskazanie Koselugo obejmuje stosowanie w leczeniu
objawowych, nieoperacyjnych PN u pacjentow dorostych oraz dzieci i mtodziezy
w wieku 3 lat i starszych z NF1.

Oceniana interwencja jest obecnie refundowana w populacji pacjentow
pediatrycznych w wieku od 23 do <18 lat z potwierdzonq NF1, u ktdrych
wystepujq objawowe, nieoperacyjne PN w ramach programu lekowego B.155.

Whnioskodawca wnioskuje o rozszerzenie aktualnego programu lekowego B.155.
o0 mozliwos¢ zastosowania SEL rowniez u dorostych pacjentow z NF1, u ktdrych
wystepujq objawowe, nieoperacyjne PN. Proponowany program lekowy
wprowadza dodatkowe kryteria kwalifikacji m.in. objetos¢ PN co najmniej 5 ml,
ktorego nie mozna catkowicie usunqc chirurgicznie.

Neurofibromatoza typu 1, znana rowniez jako nerwiakowtdkniakowatosc
lub choroba von Recklinghausena to wielouktadowa choroba genetyczna
charakteryzujgca sie zwiekszong skfonnosciq do rozwoju guzdéw nerwow
obwodowych oraz zmian skornych i neurologicznych.

NF1 nalezy do rzadkich chorob uwarunkowanych genetycznie. Choroba
dziedziczona jest autosomalnie dominujgco, a odpowiadajq mutacje genu NF1,
kodujgcego biatko neurofibrominy. Przebieg NF1 jest zrdznicowany i czesto
nieprzewidywalny. Choroba ma charakter  postepujgcy i wiqgze
sie z podwyzszonym ryzykiem nowotwordw ztosliwych.

U okoto 60% pacjentow chorych na NF1 wystepujg nerwiakowtokniaki
splotowate. Rozwijajq sie one wzdtuz korzeni nerwdw rdzeniowych lub wiekszych
splotow nerwowych. W zaleznosci od postaci mogq przyimowac forme
zlokalizowanego guza albo rozlanej, naciekajgcej zmiany obejmujgcej tkanki
miekkie, miesnie, powiezie, kosci czy narzqdy wewnetrzne. Objawowe PN
wystepujq u 52% dorostych pacjentow z NF1, nieoperacyjne PN NF1 —u 32%.
Rozpoznanie NF1 najczesciej odbywa sie w wieku dzieciecym — manifestacja
objawdw niemal zawsze odbywa sie do 10r.z.

Rokowanie w NF1 jest bardzo zréznicowane i zalezy od dynamiki rozwijajgcych
sie powiktan. Osoby z NF1 Zyjg przecietnie o 8-20 lat krocej w stosunku
do populacji zdrowej.

Epidemiologia

W populacji dorostych wystepowanie NF1 wynosi ok 0,016% do 0,027%.

Obecnie w Polsce jest 150 dorostych pacjentow z objawowymi, nieoperacyjnymi
nerwiakowtokniakami splotowatymi, w przebiegu neurofibromatozy typu 1 (NF1)
Z czego odsetek 0sob, u ktorych lek Koselugo bytby stosowany po objeciu
jej refundacjq szacuje sie na 50%.
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Wedtug danych z Centrum eZdrowia (CEZ) liczba chorych z rozpoznaniem ICD-10:
Q85.0 (neurofibromatoza typu 1) w okresie 2015-2025 wzrosta z 2 114 do 3 924.
W 2025 roku liczebnos¢ populacji pacjentéw dorostych wynosita 1600.

U pacjentow otrzymujgcych BSC mozliwe jest utrzymywanie sie stabilizacji
choroby, przy czym nalezy uwzglednic, ze brak mozliwosci resekcji zmian moze
wynika¢  zarowno z wielkosci guza lub niekorzystnej lokalizacji
anatomicznej. Sytuacje pacjentow mogtaby poprawic refundacja nowych lekow
w tym selumetynibu.

Whnioskodawca jako komparator dla ocenianej interwencji wskazat
BSC w ramach ktdrego stosuje sie strategie obserwacji typu ,,watch and wait”.

Jednakze, opublikowana w czerwcu 2026 r. lista technologii o wysokim poziomie
innowacyjnosci obejmuje mirdametynib (selektywny inhibitor kinazy MEK1/2,
ktory blokuje szlak sygnatowy MAPK, nierefundowany) —w leczeniu objawowych,
nieoperacyjnych nerwiakowtdkniakdw splotowatych u dorostych pacjentow
i dzieci z neurofibromatozq typu 1 (NF1). Mirdametynib do dnia opublikowania
niniejszego raportu nie zostat objety refundacjq. Jednakze, biorgc pod uwage
kryteria wtgczenia do projektu programu lekowego B.155., wytyczne praktyki
klinicznej oraz wskazanie refundacyjne dla mirdametynibu, nalezy uznac, ze lek
ten stanowi potencjalny komparator w ocenianym wskazaniu.

Dowody naukowe

Do przeglgdu systematycznego wnioskodawcy wifqgczono: jedno podwadjnie
zaslepione badanie RCT fazy Ill (KOMET NCT04924608; Chen 2025) oraz dwa
badania jednoramienne Il fazy — Gross 2025 (NCT02407405), Kim 2024
(KCT0003700). Odnaleziono cztery przeglqdy systematyczne: Sanikommu 2026,
Souza 2022, Sharawat 2022 oraz Solares 2021. Nalezy jednak podkreslic,
ze wnioski z trzech przeglgdow systematycznych Souza 2022, Sharawat 2022
oraz Solares 2021 opieraty sie na danych pochodzqcych z badan
jednoramiennych, w tym na wstepnych wynikach badania Il fazy NCT02407405
(w oparciu o abstrakty konferencyjne: Coyen 2019, O’Sullivan 2020).
Nie odnaleziono badan obserwacyjnych dotyczqcych efektywnosci praktycznej
SEL stosowanego w populacji dorostych pacjentow z PN w przebiegu NF1.
W ramach dodatkowej oceny efektywnosci praktycznej przedstawiono cztery
publikacje (Idrissova 2026, Miele 2025, Yuen 2025, Hartung 2024) stanowigce
opisy pojedynczych lub serii przypadkow (case report/case series), oceniajgce
efektywnosc¢ praktyczng SEL w leczeniu dorostych pacjentéow z PN w przebiegu
NF1.

SELvs PLC

Odsetek obiektywnych odpowiedzi na leczenie do ukoriczenia 16. cyklu
byt istotnie wyzszy w ramieniu SEL (20%) niz w ramieniu PLC (5%). RéZnica ORR
pomiedzy SEL a PLC wyniosta 14,3% i byfa IS na korzys¢ pacjentow leczonych
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oceniang interwencjqg (p=0,0112). Wykazano IS réznice na korzys¢ SEL wzgledem
PLC w zakresie potwierdzonej czesciowej odpowiedzi na leczenie [OR=4,30 (1,34;
13,78); p=0,014] w 16 cyklu leczenia. Stabilizacje choroby odnotowano u istotnie
mniejszego odsetka pacjentow z grupy SEL (70%) w poréwnaniu do grupy
kontrolnej PLC (85%) [OR=0,42 (0, 18; 0,94); p=0,036]. W obu ramionach badania
do ukonczenia 16. cyklu leczenia nie wystgpita potwierdzona odpowiedZ
catkowita na leczenie.

W ramieniu SEL mediana czasu do wystgpienia TTR wyniosta 3,73 miesigca.
Natomiast mediana DOR nie zostata osiggnieta zarowno dla analizy pierwotnej
jak i dla analizy koricowej. Wyniki analizy koricowej przedstawione w raporcie
EMA 2025 wskazujq, ze efekt trwatej odpowiedzi utrzymywat sie w czasie
u wszystkich pacjentow, u ktorych wystgpita obiektywna odpowiedZ na leczenie
(100%; n=14) odpowiedZ utrzymywata sie przez >6 miesiecy, a u 64,3% przez >12
miesiecy.

Odnotowano istotnie wiekszq redukcje objetosci docelowego PN przy najlepszej
procentowej zmianie wzgledem wartosci wyjsciowej w ramieniu SEL (-15,3%)
wzgledem PLC (-4,2%) w 12. cyklu leczenia. Stwierdzono IS réznice na korzysc SEL
wzgledem PLC w zakresie sredniej zmiany LSM wzgledem wartosci wyjsciowej
[MD=-11,1% (95% Cl: -15,5; -6,8) (p<0,001)].

Wykazano IS roznice pomiedzy ramionami badania dla randomizowanego okresu
leczenia (cykl 12) w zakresie wiekszosci analizowanych punktéow koricowych
raportowanych przez pacjentow dotyczqcych oceny nasilenia bolu (PAINS-pNF
oraz PIl-pN). Nie uzyskano klinicznie istotnej odpowiedzi wg PAINS-pNF
do ukoriczenia 12 cyklu. W raporcie EMA 2025 przedstawiono dane wskazujqce,
ze podczas randomizowanego okresu leczenia czas do wystgpienia ulgi
w zakresie przewlektego bdlu docelowego PN nie roznit sie istotnie miedzy
ramionami badania.

Nie odnotowano IS rdznic miedzy ramionami badania w zakresie punktow
koricowych odnoszgcych sie do jakosci zycia, w ramieniu SEL odnotowano istotng
redukcje stosowanych lekow przeciwbdlowych.

W badaniach jednoramiennych Il fazy zaobserwowano uzyskanie czesciowych
odpowiedzi na leczenie, redukcje objetosci guza oraz brak progresji choroby
w okresie obserwacji (Gross 2025, Kim 2024). Wiekszos¢ pacjentéow wykazata
poprawe sity miesniowej (62%) i zwiekszenie zakresu ruchu (71%). U pacjentdw,
ktorzy ukonczyli 26 cykli leczenia, stwierdzono IS poprawe wynikow w zakresie
rozumienia werbalnego, rozumowania percepcyjnego, szybkosci przetwarzania
informacji oraz ogdlnych zdolnosci poznawczych w porownaniu z wartosciami
wyjsciowymi (Kim 2024).

Synteza wynikow opiera sie przede wszystkim na jednym trwajgcym badaniu
RCT Ill fazy KOMET, a dodatkowe dane pochodzq z badan jednoramiennych
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Il fazy o nizszej wiarygodnosci metodologicznej. Brak badan obserwacyjnych
(prospektywnych lub retrospektywnych IV fazy) z zakresu efektywnosci
praktycznej (RWD, ang. real world data) dla SEL we wnioskowanej populacji
pacjentow. Heterogenicznos¢ badanej populacji pod wzgledem m.in.
demograficznym (wiek, ptec, rasa), objetosci docelowego guza, czestosci
wystepowania niedocelowych guzdw oraz stopnia deformacji zwiqzanej z guzem.
Wsréd osob stosujgcych SEL odnotowano istotnie wyZszq wzgledem o0sob
leczonych PLC czestos¢ wystepowania AES: Kardiotoksycznosc¢: 27% vs. 4%;
[OR=8,65 (95% Cl: 2,43; 30,77); p<0,001]; Obrzek obwodowy: 16% vs. 1%,
[OR=13,38 (95% CI: 1,68, 106,64); p=0,014]; Hepatotoksycznosc¢: 20% vs. 7%, [OR
=3,39(95% Cl: 1,15, 9,98); p=0,027]; Zwiekszenie aktywnosci AST: 18% vs. 5%;
[OR=3,92 (95% CI: 1,21, 12,68); p=0,022]; Miotoksycznosc¢: 49% vs. 11%; [OR
=8,02 (95% Cl: 3,36, 19,12); p<0,001]; Podwyzszony poziom CPK we krwi: 45% vs.
5%; [OR =14,36 (95% CI: 4,73, 43,60), p<0,001].

Odnotowano w ramieniu SEL istotnie wyzszq wzgledem PLC czestos¢
wystepowania zdarzen niepozgdanych tj. zaburzen Zzotqdkowo-jelitowych (75%
vs. 43%; p<0,001),

Odsetek obiektywnych odpowiedzi na leczenie do ukoriczenia 16. cyklu
byt istotnie wyzszy w ramieniu SEL (20%) niz w ramieniu PLC (5%). Roznica ORR
pomiedzy SEL a PLC wyniosta 14,3% (95% ClI: 3,8, 25,8) i byta IS na korzys¢
pacjentow leczonych oceniang interwencjq (p=0,0112).

Wytyczne kliniczne

Polskie wytyczne (opublikowane przed datq rejestracji produktu leczniczego
Koselugo) wskazujg, ze jedynqg metodq pozwalajgcq na trwate wyleczenie
nowotworu ostonek nerwdw obwodowych (MPNST, ang. malignant peripheral
nerve sheath tumor,) rozwijajgcego sie w przebiegu NF1 pozostaje leczenie
chirurgiczne. Standardem postepowania okotooperacyjnego jest
konwencjonalnie frakcjonowana radioterapia.

Europejskie wytyczne wskazujq, ze postepowanie terapeutyczne w przypadku
nerwiakowtokniakow splotowatych w NF1 opiera sie przede wszystkim
na leczeniu chirurgicznym (EURACAN 2023, ERN GENTURIS 2023), ktore stanowi
jedyng metode moggcq doprowadzic¢ do catkowitego usuniecia guza. U dorostych
pacjentow z guzami objawowymi lub nieresekcyjnymi dopuszcza sie rozwazenie
zastosowania terapii inhibitorami MEK (EURACAN 2023, ERN GENTURIS 2023)
w tym selumetynibem, a takze innymi terapiami systemowymi tj. binimetynib,
trametinib, mirdametinib oraz kabozantynib (EURACAN 2023).

Problem ekonomiczny

Zgodnie z oszacowaniami wnioskodawcy stosowanie SEL w poréwnaniu z BSC
jest Oszacowany ICUR
z perspektywy NFZ w wariancie z RSS wynidst PLN/QALY.
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Cena progowa leku Koselugo oszacowana przez wnioskodawce wynosi
za opakowanie 10 mg x 60 kaps. oraz za opakowanie
25 mg x 60 kaps.

Zgodnie
Z przeprowadzonq przez wnioskodawce analizq probabilistyczng
prawdopodobieristwo osiggniecia efektywnosci kosztowej przez wnioskowangq
technologie wzgledem BSC wyniosto

Wsrod kluczowych ograniczen analizy nalezy wskazac: odniesienie ograniczen
AKL na wyniki AE (w tym wptyw lokalizacji zmian na jakosc zycia pacjentdow, brak
danych dotyczqcych dtugoterminowej skutecznosci SEL), brak uwzglednienia
spadku uzytecznosci zwiqzanego z wystgpieniem AEs oraz odpowiedzi na leczenie
w ramieniu BSC, przyjecie jednakowego ryzyka zgonu zarowno w ramieniu SEL,
jak i BSC, maksymalny czas leczenia uwzgledniony w modelu wynosi 5 lat, dtugos¢
horyzontu czasowego analizy nie jest dostosowana do oczekiwanej dtugosci zycia
pacjentow z neurofibromatozq typu 1.

Analize wptywu na budzet przeprowadzono z perspektywy ptatnika publicznego
ti. z perspektywy Narodowego Funduszu Zdrowia (NFZ) oraz dodatkowo
z perspektywy wspdlnej (NFZ + pacjenci) dla dwuletniego horyzontu czasowego.
Oszacowano, ze do terapii SEL zakwalifikuje sie  pacjentow w pierwszym roku
oraz pacjentow w drugim roku analizowanego horyzontu
czasowego.

Zgodnie z oszacowaniami wnioskodawcy objecie refundacjq produktu
leczniczego Koselugo w wariancie podstawowym spowoduje

w | roku w Il roku refundacji
w wariancie z RSS.

Ograniczeniem BIA wnioskodawcy jest niepewnosS¢ zwigzana z oszacowaniem
wielkosci populacji w warunkach polskich oraz ksztaftowania sie udziatow
w rynku wnioskowanej technologii.

Interwencje stanowi produkt leczniczy Koselugo (podawany doustnie w dawce
25 mg/m? powierzchni ciata (BSA), dwa razy na dobe), natomiast komparatorem
dla rozwazanej interwencji jest stosowanie najlepszego leczenia
wspomagajgcego (BSC), rozumianego jako obserwacja pacjentow oraz leczenie
objawowe, w tym przede wszystkim farmakoterapia przeciwbdlowa.
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Zgodnie z o0szacowaniami wnioskodawcy objecie refundacjq produktu
leczniczego Koselugo w wariancie podstawowym spowoduje

w | roku i o ok w Il roku refundacji
w wariancie z RSS.

Pacjenci stosujgcy wnioskowang technologie w scenariuszu nowym: | rok

Il rok
W przypadku minimalnej rocznej liczby pacjentdow z populacji docelowej wydatki
inkrementalne w wariancie z RSS oszacowano na ok. w | roku
i ok. w Il roku analizy.

Natomiast w przypadku przyjecia maksymalnej rocznej liczby pacjentow
z populacji docelowej wydatki inkrementalne w wariancie z RSS oszacowano
na ok. w | roku i ok. w Il roku analizy.

Rekomendacje refundacyjne

Istniejq trzy dokumenty dotyczgcych ocen i/lub rekomendacji refundacyjnych SEL
w leczeniu PN u chorych na NF1: jedng rekomendacje pozytywnq (G-BA 2026),
jedng rekomendacje negatywnq (CDA-AMC 2023) oraz jedng informacje
0 zawieszeniu procesu wydawania rekomendacji (NICE 2025). W Kanadzie
wydano negatywne rekomendacje refundacyjne, wskazujqc jako powdd decyzji
niepewnos¢ co do rzeczywistej korzysci terapeutycznej leku Koselugo
w poréwnaniu z terapiami stosowanymi w praktyce klinicznej (CDA-AMC 2026).
Proces wydawania rekomendacji refundacyjnej przez NICE zostat zawieszony
ze wzgledu na nie przedtfozenie dokumentacji dowodowej przez wnioskodawce.

Wedtug informacji przedstawionych przez wnioskodawce lek Koselugo jest
finansowany dla wnioskowanej populacji w kilku krajach.

Glowne argumenty decyzji:

e Dane naukowe niskiej jakosci.

e Tylko jedna rekomendacja refundacyjna.
e Bardzo duze obcigzenie ptatnika.

e Brak efektywnosci kosztowe;.

e Niepewna rzeczywista korzysc kliniczna.
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Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt. 2 ustawy o refundacji lekow, srodkéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2026 r. poz. 253), w zw. z art. 31s
ust. 6 pkt 2 ustawy z 27 sierpnia 2004 r. o Swiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw
publicznych (Dz. U. z 2025 r., poz. 1461), z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej nr: DOWM.4131.9.2026
Whiosek o objecie refundacjg leku Koselugo (selumetinibum) w ramach programu lekowego: B.155 ,Leczenie
chorych z nerwiakowtdékniakami splotowatymi w przebiegu neurofibromatozy typu 1 (NF1) (ICD-10: Q85.0)”; data
ukoriczenia: 24.09.2026 r.

Inne wykorzystane zrodta danych:

1. Opinia eksperta przedstawiona w trakcie posiedzenia Rady Przejrzystosci.

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



KARTA NIEJAWNOSCI

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

Zakres wylgczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem AstraZeneca AB
o zakresie tajemnicy przedsigbiorcy.

Podstawa prawna wylgczenia jawnosci: art. 5 ust. 2 ustawy z dnia 6 wrzesnia 2001 r.
o dostepie do informacji publicznej (Dz. U. z 2022r., poz. 902 ) w zw. z art. 11 ust. 2 ustawy
z dnia 16 kwietnia 1993 r. o zwalczaniu nieuczciwej konkurencji (Dz. U. z 2022 r., poz.
1233), art. 35 ust. 4a - 4b i art. 35a ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekow,
srodkow  spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow
medycznych (Dz. U. z 2026 r. poz. 253).

Organ dokonujgcy wylgczenia jawnosci: Agencja Oceny Technologii Medycznych
i Taryfikacji.
Podmiot w interesie ktorego dokonano wylgczenia jawnosci: AstraZeneca AB.



Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 149/2026 z dnia 12 pazdziernika 2026 roku
w sprawie zasadnosci wydawania zgdd na refundacje leku Xiaflex
(collagenasum clostridium histolyticum) we wskazaniu:
choroba Peyroniego

Rada Przejrzystosci uznaje za niezasadne wydawanie zgod na refundacje leku
Xiaflex (collagenasum clostridium histolyticum), proszek i rozpuszczalnik
do sporzgdzania roztworu do wstrzykiwan we wskazaniu: choroba Peyroniego
po nieskutecznym  leczeniu  zabiegami ESWT, niesterydowymi lekami
przeciwzapalnymi, tadalafilem, interferonem alfa, witaming E i terapiq trakcyjng
bez mozliwosci leczenia chirurgicznego.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Przedmiotem zlecenia Ministra Zdrowia jest ocena zasadnosci refundacji,
w ramach importu docelowego, produktu leczniczego we wskazaniu: choroba
Peyroniego po nieskutecznym leczeniu zabiegami ESWT, niesterydowymi lekami
przeciwzapalnymi, tadalafilem, interferonem alfa, witaming E i terapiq trakcyjng
bez mozliwosci leczenia chirurgicznego. Wniosek procedowany jest
dla pojedynczego pacjenta. Produkt leczniczy Xiaflex jest niedostepny w Polsce,
nie jest aktualnie zarejestrowany przez EMA, natomiast posiada on rejestracje
FDA.

Dla produktu leczniczego Xiaflex wydano zgode na refundacje w ramach importu
docelowego w 2023 r. (REK nr: 16/2023 z dnia 27.03.2023 r.), natomiast w roku
2020 zgody na refundacje nie wydano (REK nr: 85/2020 z dnia 30.12.2020 r.).
Powyzsze oceny dotyczyty zastosowania preparatu Xiaflex w terapii Choroby
Peyroniego, jednak szczegotowy opis populacji docelowej byt inny
niz w przedmiotowym zleceniu. W latach 2024-2025 nie wydano Zadnej zgody
na refundacje produktu Xiaflex.

Choroba Peyroniego (PD, ang. Peyronie’s disease) zgodnie z definicjq
Amerykanskiego Towarzystwa Urologicznego (AUA, ang. American Urological
Association) charakteryzuje sie zwtdknieniem btony biatawej prqcia, ktéremu
mogq towarzyszy¢ bol, deformacje i zaburzenia erekcji. Dane europejskie
wskazujq, ze wystepowanie PD okresla sie na 0,4-20,3% mezczyzn w populacji
ogdlnej i czesciej dotyka osob z zaburzeniami erekcji oraz diabetykow.

ul. Przeskok 2, 00-032 Warszawa Elektroniczna skrzynka podawcza: tel. +48 22101 46 00 www.aotm.gov.pl
NIP 525-23-47-183 REGON 140278400 /AOQTMIT_ePUAP/SkrytkaESP email: sekretariati@aotm.gov.pl
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Nie odnaleziono  danych  epidemiologicznych  dla  populacji  Polski.
Charakterystyczny wiek pacjentow z PD to 50-60 lat.

Do najczesciej stosowanych terapii zachowawczych nalezqg: farmakoterapie
doustne, iniekcje doogniskowe, terapia falg uderzeniowg (SWT, ang. shock wave
therapy) oraz leczenie miejscowe. Niewielki procent mezczyzn doswiadcza
znaczgcego wyprostowania prqcia po leczeniu zachowawczym. W takich
przypadkach stosuje sie leczenie operacyjne.

Objawy choroby Peyroniego sq spowodowane ptytkg kolagenowq. Lek Xiaflex
sktada sie z mieszaniny kolagenaz bakterii Clostridium, ktorych wstrzykniecie
moze prowadzi¢ do rozerwania enzymatycznego ptytkii zmniejszenia skrzywienia
prqcia.

Dowody naukowe

Obecnie odnaleziono dwa przeglgdy systematyczne (Lee 2024, Hayat 2022),
ktdre oceniaty skutecznosc niechirurgicznych metod leczenia PD, ze szczegdlnym
uwzglednieniem terapii srodzmianowej kolagenazqg Clostridium histolyticum
(CCH). Analizowane dane wskazujg, ze CCH pozostaje najlepiej przebadang
i udokumentowanqg metodq zachowawczego leczenia PD. Najbardziej
wiarygodne dowody dotyczq redukcji skrzywienia prqcia u pacjentow ze stabilng
postaciq choroby, natomiast wptyw terapii na wielkos¢ blaszki wtoknistej,
bdl oraz funkcje erekcyjng pozostaje mniej jednoznaczny. Wyniki obu przeglgdow
sugerujq, ze CCH stanowi najbardziej obiecujgcq z dostepnych metod
niechirurgicznych, jednak pozostaje potrzeba prowadzenia dalszych wysokiej
jakosci badan pozwalajgcych na doktadniejszqg ocene efektu terapeutycznego
i identyfikacje populacji odnoszqcych najwieksze korzysci z leczenia. Dane
zww. przeglqgdow sq zgodne z wynikami badarn opisanych w poprzednich
raportach Agencji.

Aktualnie odnaleziono trzy wytyczne kliniczne: EUA 2025 i ICSM 2024 oraz
przeglgd systematyczny wytycznych Chierigo 2026. We wszystkich trzech
dokumentach CCH jest uznawana za doogniskowq metode leczenia PD o najlepiej
udokumentowanej skutecznosci. Najbardziej odpowiednimi kandydatami
sq pacjenci ze stabilng chorobg, zachowanq funkcjg erekcyjnqg, krzywizng
przekraczajgcq 30°, zwtaszcza w zakresie 30-60° oraz blaszkami bez istotnych
zwapnien, ktorzy preferujq leczenie niechirurgiczne. Wyniki badan wskazujq
na umiarkowane, ale istotne zmniejszenie krzywizny prgcia; w badaniach
IMPRESS srednia poprawa wynosita 34% wobec 18,2% w grupie placebo.
Leczenie wymaga odpowiedniego doboru pacjentow, poinformowania
ich o ograniczonej skutecznosci oraz o ryzyku miejscowych dziatan
niepozgdanych, w tym krwiaka, bdlu, obrzeku i rzadkiego pekniecia ostonki
biatawej. Najwazniejszym ograniczeniem jest brak dostepnosci produktu w Unii
Europejskiej oraz jego wysoki koszt.
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Problem ekonomiczny

Cena produktu leczniczego Xiaflex wskazana w zleceniu wynosi 33 930,40 zt.
Zalecane dawkowanie produktu Xiaflex obejmuje podanie 4. cykli leczenia, kazdy
cykl sktada sie z 2. podan preparatu (tfgcznie: podanie 8 fiolek). Prognozowane
wydatki na finansowanie catkowitej terapii preparatem Xiaflex wynoszg
w ramach importu docelowego dla 1 pacjenta: 271 443,16 zt.

Gtowne argumenty decyzji:

e Niskiej jakosci dowody naukowe.
e Bardzo wysoki koszt terapii.
o Wycofanie produktu z obrotu, z wyjgtkiem Stanow Zjednoczonych.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 31h ust. 2 w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 1 ustawy z 27 sierpnia 2004 r.
o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze $rodkéw publicznych (Dz. U. z 2025 r. poz. 1461) oraz
wzw. zart. 39 ust. 3 ustawy z 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, Srodkéw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobdéw medycznych (Dz. U. z 2026 r. poz. 253), z uwzglednieniem
opracowania nr: OTAD.414.5.2026 ,Xiaflex we wskazaniu: choroba Peyroniego po nieskutecznym leczeniu
zabiegami ESWT, niesterydowymi lekami przeciwzapalnymi, tadalafilem, interferonem alfa, witaming E i terapig
trakcyjng bez mozliwosci leczenia chirurgicznego”; data ukonczenia: 8 pazdziernika 2026 r.



Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 150/2026 z dnia 12 pazdziernika 2026 roku
w sprawie zasadnosci wydawania zgdd na refundacje srodka
spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego Basecal 200
w wielu wskazaniach

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne wydawanie zgod na refundacje srodka
spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego Basecal 200, proszek
we wskazaniach:

e acyduria metylomalonowa,
e qacyduria izowalerianowa,

e acyduria propionowa,

e qacyduria glutarowa,

e deficyt beta — ketotiolazy,

e choroba syropu klonowego.
Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Stanowisko dotyczy zasadnosci wydawania zgoéd na refundacje srodka
spoZywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego (Ssspz) Basecal 200
(proszek) we wskazaniach acyduria metylomalonowa, acyduria izowalerianowa,
acyduria propionowa, acyduria glutarowa, deficyt beta — ketotiolazy, choroba
syropu klonowego. Nie odnaleziono informacji dotyczgcych dopuszczenia ssspz
do obrotu na terytorium Rzeczypospolitej Polskiej. Basecal 200 nie byt dotychczas
przedmiotem oceny Agencji.

Ze wzgledu na role Basecal 200, polegajgcqg przede wszystkim na uzupetnianiu
podazy energii i sktadnikow odzywczych bez zwiekszania podazy biatka
naturalnego, za technologie alternatywne mozna uznac¢ inne formuty
bezbiatkowe (Srodki spozywcze specjalnego przeznaczenia medycznego),
sprowadzane w ramach importu docelowego).

Oceniane wskazania dotyczq grupy rzadkich chorob metabolicznych. Acyduria
metylomalonowa (MMA) jest wywotana niedoborem/defektem enzymu mutazy
metylomalonylo-CoA lub jego kofaktora: witaminy B12. W obrazie klinicznym
dominuje ciezka postac kwasicy. W leczeniu stosuje sie diete z ograniczeniem
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aminokwasow: izoleucyny, metioniny, treoniny i waliny. W postaciach
kobalaminozaleznych choroby suplementacja witaming B12. Rokowania
sq ogdlnie niekorzystne pomimo terapii dietq niskobiatkowq i karnityng,
z wyjgtkiem form MMA reagujqcych na witamine B12 (gtownie MMA cblA, cbIB),
ktore, jesli zostanq szybko zdiagnozowane i leczone w odpowiednim czasie majqg
lepsze rokowania. Acyduria izowalerianowa (IVA) jest rzadkq chorobg
metaboliczng dziedziczong w sposdb autosomalny recesywny, zaliczanqg do grupy
kwasic organicznych. Obraz kliniczny choroby jest heterogenny i obejmuje
zarowno ciezkq posta¢ noworodkowq przebiegajgcq z ostrq dekompensacjq
metaboliczng, jak i pozniej ujawniajqgce sie, nieswoiste objawy, w tym zaburzenia
wzrastania oraz opdznienie rozwoju psychoruchowego. Niezaleznie od fenotypu
klinicznego wszyscy pacjenci sq narazeni na wystgpienie okresowych epizodow
ostrej dekompensacji metabolicznej. Leczenie IVA wymaga stosowania diety
niskobiatkowej przez cate Zycie. W niektorych przypadkach konieczna jest
suplementacja preparatami aminokwasowymi o ograniczonej zawartosci
leucyny. W celu usuwania nadmiaru kwasu izowalerianowego mogg
byc stosowane L-karnityna oraz glicyna. Rokowanie u pacjentow, u ktorych
rozpoznanie ustalono w ramach badan przesiewowych noworodkow, jest bardzo
dobre. Przy odpowiednim postepowaniu metabolicznym mozliwe jest osiggniecie
prawidtowego rozwoju neurologicznego. Natomiast u pacjentow, u ktorych
choroba ujawnita sie objawowo, mogq wystgpi¢ istotne nastepstwa
neurologiczne, w tym opozZnienie rozwoju neurorozwojowego, szczegolnie
w przypadkach ciezkiej kwasicy metabolicznej i hiperamonemii. Acyduria
propionowa (PA) to organiczna kwasica spowodowana przez niedobdr
karboksylazy propionylo-CoA zaleinej od biotyny. Choroba charakteryzuje
sie zagrazajgcymi Zyciu epizodami dekompensacji metabolicznej, zaburzeniami
neurologicznymi oraz powiktaniem w postaci kardiomiopatii. W leczeniu stosuje
sie diete z ograniczeniem prekursorow kwasu propionowego, tj. izoleucyny,
metioniny, treoniny i waliny. Wczesne wykrycie i leczenie prowadzq do spadku
Smiertelnosci w pierwszym roku Zycia i zwieksza przezycie we wczesnym
dziecinstwie. Dzieki zastosowaniu leczenia mozna unikngc¢ ostrych przetomow
Z hiperamonemiq, co zmniejsza ryzyko zgonu oraz wystgpienia uposledzenia
umystowego i niedowtadow (zespotu pozapiramidowego). Acyduria glutarowa
typu | (GA-1) spowodowana jest niedoborem dehydrogenazy glutarylo-CoA.
Defekt metaboliczny prowadzi do gromadzenia sie toksycznych metabolitow,
przede wszystkim kwasu glutarowego i 3-hydroksyglutarowego, ktore wywierajq
szkodliwy wptyw na osrodkowy uktad nerwowy. Leczenie polega na stosowaniu
diety ubogiej w lizyne oraz suplementacje L-karnityngq, a takze szybkie wdrazanie
leczenia doraznego w przypadku chordob wspdfistniejgcych. Rokowanie zalezy
od wczesnego rozpoznania choroby oraz konsekwentnego prowadzenia leczenia
i postepowania terapeutycznego. Niedobdr dehydrogenazy glutarylo-CoA jest
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obecnie uznawany za chorobe neurometabolicznq poddajgcq sie skutecznemu
leczeniu.

Deficyt beta — ketotiolazy (BKTD) charakteryzuje sie nawracajgcymi epizodami
kwasicy ketonowej, ktorym towarzyszq wymioty, dusznosc¢, zaburzenia
oddychania, hipotonia, letarg oraz spigczka. Dtugoterminowe postepowanie
terapeutyczne obejmuje unikanie gtodzenia (a takze doZzylne podawanie glukozy
w przypadku gorqczki lub wymiotow) oraz u dzieci, umiarkowane ograniczenie
podazy biatka do 1,5-2,0 g/kg masy ciata na dobe. Zaleca sie rowniez unikanie
diety bogatottuszczowej (ketogennej) oraz stosowanie L-karnityny u pacjentow
z jej niedoborem. Rokowanie jest zazwyczaj dobre, pod warunkiem wczesnego
rozpoznania choroby i wtasciwego leczenia, umozliwiajgcego zapobieganie
epizodom kwasicy ketonowej. Choroba syropu klonowego (MSUD)
charakteryzuje sie wystepowaniem wkrotce po urodzeniu zaburzen karmienia,
letargu, wymiotow oraz charakterystycznego zapachu syropu klonowego
wyczuwalnego w woskowinie usznej (a poZniej rowniez w moczu). W przypadku
braku leczenia choroba prowadzi do postepujqgcej encefalopatii oraz osrodkowej
niewydolnosci oddechowej. Wyroznia sie cztery czesciowo naktfadajgce
sie fenotypy kliniczne choroby: klasyczny, posredni, okresowy (intermittent) oraz
tiaminozalezny. W postaci klasycznej i posredniej po stabilizacji stanu klinicznego
niemowleta  wymagajq  stosowania  wysokokalorycznych  preparatéw
niezawierajgcych aminokwasow rozgatezionych (BCAA), ograniczenia podazy
leucyny w diecie oraz scistego monitorowania w poradni chorob metabolicznych.
Pacjenci muszq przestrzegac restrykcyjnej diety przez cate zycie, a w okresie ciqzy
wymagajq szczegolnie uwaznego nadzoru metabolicznego. Skutecznqg metodg
leczenia moze byc rowniez ortotopowy przeszczep wqgtroby.

Dowody naukowe

Nie odnaleziono randomizowanych badan klinicznych. W  badaniu
prospektywnym Daly 2017 (ocena dtugofalowych efektéow stosowania Basecal
200 u pacjentow powyzej 1 roku Zycia karmionych za pomocq sondy
z rozpoznanymi acyduriami organicznymi) wykazano, ze zastosowanie gotowej
mieszanki bez biatka w potgczeniu ze Zrodtami biatka (biatkiem naturalnym oraz
wolnymi od prekursorow aminokwasami L-AA) poprawito podaz sktadnikdow
odzywczych i uproscito schematy zywienia. Odnotowano znaczng poprawe
w zakresie spozycia niezbednych kwasow ttuszczowych, witamin i mineraftow
(wapnia, Zelaza, cynku, selenu, fosforu, witaminy B12, potasu, magnezu, sodu
oraz kwasu dokozaheksaenowego | arachidonowego), co przetoZyto
sie na poprawe biochemicznych wskaZnikow stanu odzywienia w odniesieniu
do poziomu cynku, selenu i hemoglobiny w osoczu oraz wartosci MCV. SpozZycie
magnezu, potasu i sodu nadal ksztaftowato sie ponizej wartosci referencyjnych.
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W badaniu retrospektywnym Pretese 2024 (celem byto opisanie leczenia
dietetycznego u pacjentow z chorobgq syropu klonowego oraz analiza mozliwego
wptywu diety niskobiatkowej i potsyntetycznej na sktad ciata), wykazano, Ze sktad
ciata pacjentow pod wzgledem zawartosci tkanki ttuszczowej i bezttuszczowej
masy ciata jest zblizony do skfadu ciata 0séb zdrowych. Wskazano na czeste
wystepowanie osteopenii oraz wyraznq skfonnos¢ do rozwoju osteopenii
juz wmtodym wieku. Uzasadnia to podjecie dalszych badan w celu
zidentyfikowania potencjalnych czynnikow ryzyka. Stwierdzono dodatniq
korelacje miedzy spozyciem biatka a bezttuszczowq masq ciata oraz ujemnq
korelacje miedzy spozyciem mieszanki aminokwasowej bez aminokwasow
rozgatezionych a wskaznikiem Z-score gestosci mineralnej kosci.

W opisie przypadku kobiety w ciqzy cierpiqgcej na acydurie metylomalonowg,
otrzymujgca preparat bezbiatkowy (Kowalik 2021) wykazano brak klinicznych
i biochemicznych objawdw dekompensacji metabolicznej, kobieta urodzita
zdrowe dziecko. W okresie okotoporodowym rdwniez nie zaraportowano
dekompensacji metabolicznej.

Wytyczne kliniczne (14 dokumentow) sq spdjne w zakresie ogdlnych celdow
postepowania dietetycznego w  analizowanych  wrodzonych  wadach
metabolizmu. W ramach zalecenn odnoszqcych sie do terapii Zywieniowej
wskazywano, Ze kluczowym elementem postepowania jest ograniczenie spozycia
biatka naturalnego lub wybranych aminokwasdw, ktorych metabolizm prowadzi
do kumulacji toksycznych metabolitow. W wytycznych opisywano zasadnosc
stosowania diet o obnizonej zawartosci biatka, specjalistycznych mieszanek
aminokwasowych, a takie — zaleznie od wskazania i sytuacji klinicznej —
produktow niskobiatkowych lub niezawierajqcych biatka naturalnego bqdZ
okreslonych aminokwasow. Jednoczesnie konsekwentnie podkreslano potrzebe
zapewnienia odpowiedniej podazy energii, w tym kalorii pochodzqcych ze Zrodet
pozabiatkowych, w celu ograniczenia katabolizmu, zmniejszenia ryzyka
dekompensacji metabolicznej oraz utrzymania prawidtowego wzrastania
i rozwoju pacjenta. Wspolnym elementem zalecen jest rowniez potrzeba
indywidualizacji postepowania, statego monitorowania biochemicznego
i klinicznego oraz wdrazania planow awaryjnych w sytuacjach zwiekszonego
ryzyka dekompensacji metabolicznej, takich jak infekcje, gtodzenie, zabiegi
operacyjne lub inne stany stresu metabolicznego.

Problem ekonomiczny

Koszty przy zatozeniu zuzycia (12 — 24 opakowarn na pacjenta na rok) wskazuje,
ze sumaryczna roczna kwota refundacji w docelowej populacji (12 pacjentdow)
w zaleznosci od ilosci zuZytych opakowan wyniesie od 87 491,34 PLN —
174 982,69 PLN rocznie.
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Gtowne arqgumenty decyzji

e Niezaspokojona potrzeba medyczna (brak jest refundowanej technologii
alternatywnej).

e Postepowanie zgodne z rekomendacjami oraz praktyka kliniczng.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 31h ust. 2 w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 1 ustawy z 27 sierpnia 2004 r.
o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze $rodkéw publicznych (Dz. U. z 2025 r. poz. 1461) oraz
wzw. zart. 39 ust. 3 ustawy z 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2026 r. poz. 253), z uwzglednieniem
opracowania nr: OTOW.414.4.2026 ,Basecal 200 we wskazaniach: acyduria metylomalonowa, acyduria
izowalerianowa, acyduria propionowa, acyduria glutarowa, deficyt beta-ketotiolazy, choroba syropu
klonowego”; data ukonczenia: 8 pazdziernika 2026 r.
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Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 137/2026 z dnia 12 pazdziernika 2026 roku
o projekcie programu ,,Profilaktyka w zakresie diagnostyki za¢my
i jaskry oraz AMD - zwyrodnienia plamki z6ttej dla mieszkancow
gminy Konstancin-Jeziorna na rok 2026”

Rada Przejrzystosci pozytywnie opiniuje projekt programu polityki zdrowotnej
,Profilaktyka w zakresie diagnostyki zacmy i jaskry oraz AMD - zwyrodnienia
plamki zottej dla mieszkanncow gminy Konstancin-Jeziorna na rok 20267,
pod warunkiem uwzglednienia uwag Rady.

Uzasadnienie

Przedmiotem oceny jest projekt programu polityki zdrowotnej w zakresie
wykrywania jaskry, zacmy oraz AMD w populacji oséb w wieku 55 lat i wiecej,
u ktorych wystepuje co najmniej jeden z czynnikow ryzyka rozwoju zacmy, jaskry
lub AMD. Program obejmie 100 uczestnikow, co stanowi ok. 1,5% populacji
kwalifikujgcej sie do udziatu w programie. Projekt zostat zaplanowany
do realizacji przez Gmine Konstancin-Jeziorna.

Planowane koszty catkowite na rok 2026 zostaty oszacowane na 60 000 zt.
Program ma by¢ finansowany z budzetu Gminy Konstancin-Jeziorna.
Monitorowanie i ewaluacja programu realizowane bedq bezkosztowo, w ramach
zadan wtasnych pracownikow Urzedu Miasta i Gminy Konstancin-Jeziorna.

Oceniany projekt zawiera referencje bibliograficzne oraz wykaz pismiennictwa,
na podstawie ktorego opracowano jego tresc. Odwotano sie do Map Potrzeb
Zdrowotnych (MPZ), przedstawiajgc dane z Bazy Analiz Systemowych
i WdroZzeniowych (BASiW).

Gtownym zatozeniem projektu programu jest ,podniesienie lub utrzymanie
w trakcie trwania programu wysokiego poziomu wiedzy w zakresie profilaktyki
choréb narzqdu wzroku wsrod co najmniej 70% uczestnikow programu”.
Zaplanowano rowniez przeprowadzenie pre- i post-testu, co jest dziataniem
zasadnym. Do projektu zatqczono przyktadowy test ktory nie budzi zastrzezen.

W tresci projektu wskazano rdowniez jeden cel szczegdfowy: ,zwiekszenie
o co najmniej 40% w okresie trwania programu odsetka uczestnikow, u ktdrych
wykryto co najmniej jedng chorobe narzqdu wzroku, ktdrzy zostali skierowani
na dalszq diagnostyke i leczenie w ramach srodkow NFZ”.

ul. Przeskok 2, 00-032 Warszawa Elektroniczna skrzynka podawcza: tel. +48 22101 46 00 www.aotm.gov.pl
NIP 525-23-47-183 REGON 140278400 /AOQTMIT_ePUAP/SkrytkaESP email: sekretariati@aotm.gov.pl
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W projekcie przedstawiono 2 mierniki efektywnosci, tj. (1) ,,odsetek uczestnikow
programu, u ktorych w post-tescie utrzymano lub uzyskano wysoki poziom
wiedzy (co najmniej 80% poprawnych odpowiedzi) w zakresie profilaktyki chordb
narzqdu wzroku, wzgledem wszystkich uczestnikow edukacji zdrowotnej, ktorzy
wypetnili pre-test” oraz (2),odsetek uczestnikow z nieprawidfowym wynikiem
badan przesiewowych w kierunku co najmniej jednej z choréb narzqdu wzroku
wykrywanych w programie, skierowanych na dalszq diagnostyke i leczenie,
wzgledem wszystkich uczestnikow, ktorzy przeszli badanie przesiewowe”.
Miernik nr 1 odnosi sie do celu gtdwnego, natomiast miernik nr 2 do celu
szczegofowego.

Kryteria wtqczenia i wytqgczenia z udziatu w programie podzielono w zaleznosci
od interwencji. W odniesieniu do dziatan informacyjno-edukacyjnych, jedynym
kryterium wtgczenia ma byc¢ zamieszkiwanie na terenie gminy Konstancin-
Jeziorna. W projekcie jednoczesnie wskazano na ,brak” kryteriow wyfqczenia
zudziatu w tej interwencji. WSsrod kryteriow wigczenia do konsultacji
okulistycznej wymieniono: zamieszkiwanie na terenie gminy Konstancin-
Jeziorna, wiek 55 lat i wiecej, wyraZzenie pisemnej zgody na udziat w programie,
a takie dodatni wywiad rodzinny w kierunku chorob narzqdu wzroku
lub wystepowanie co najmniej jednego z czynnikow ryzyka rozwoju zac¢my, jaskry
lub AMD ustalonego na podstawie wywiadu lekarskiego. W ramach kryteriow
wyfqczenia z udziatu w konsultacji okulistycznej wskazano: pozostawanie
pod opiekg poradni okulistycznej oraz wykonywanie badan w kierunku wykrycia
jaskry, za¢my oraz AMD finansowanych ze Srodkow publicznych w ciggu
ostatnich 12 miesiecy.

W ramach programu zaplanowano dziatania profilaktyczne i wczesng
diagnostyke chordb narzqdu wzroku tj.: przeprowadzenie dziatan informacyjno-
edukacyjnych oraz konsultacji okulistycznej (obejmujgcej m.in. wywiad, edukacje
zdrowotnq, badania przesiewowe w kierunku zaémy, jaskry i AMD,
a w uzasadnionych przypadkach — rozszerzone badania diagnostyczne
w kierunku jaskry i AMD).

Zgodnie z tresciq projektu, badania przesiewowe realizowane u wszystkich
uczestnikow  obejmowac¢  bedqg: badanie  refrakcji  (przy  uZyciu
autorefraktometru), ocene ostrosci wzroku (bez korekcji i z korekcjq, do dali oraz
do blizy), tonometrie (pomiar cisnienia wewnqtrzgatkowego za pomocq
tonometru; metodq bezkontaktowq air puff lub kontaktowg), test Amslera
(wykonywany w korekcji do blizy, jako podstawowy test przesiewowy w kierunku
AMD), biomikroskopie (ocene przedniego odcinka oka w lampie szczelinowej)
oraz ocene dna oka po mydriazie z uzyciem soczewki Volka (w ramach oceny
tarczy nerwu wzrokowego, plamki oraz obwodowych czesci siatkowki).
W projekcie podkreslono, ze na tym etapie zakoriczy sie diagnostyka zacmy oraz
innych schorzenn przebiegajgcych z nieprzeziernosciq osrodkow optycznych,
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a uczestnicy z rozpoznaniem zacmy zostanq skierowani do dalszej diagnostyki
i leczenia w ramach swiadczen finansowanych przez NFZ. Zgodnie z trescig
projektu, dodatkowe badania diagnostyczne zostanqg wykonane u uczestnikow,
u ktérych ~ w badaniach  podstawowych  stwierdzono  nieprawidfowosci
wymagajqgce pogtebionej diagnostyki, przy czym decyzje o wykonaniu
dodatkowego badania diagnostycznego bedzie podejmowat lekarz okulista.

W ramach dziatan informacyjno-edukacyjnych oprocz akcji informacyjnej
(majqgcej na celu przekazanie mieszkaricom informacji nt. podstawowych zatozen
PPZ) zaplanowano przeprowadzenie kampanii informacyjno-edukacyjnej oraz
indywidualnej edukacji uczestnikow. Celem kampanii informacyjno-edukacyjnej
bedzie podniesienie swiadomosci populacji ogdlnej nt. profilaktyki i wczesnej
diagnostyki chordob narzgdu wzroku, w tym m.in.: etiologii i skutkow zacmy,
jaskry i AMD, gtownych czynnikow zwiekszajgcych ryzyko wystgpienia
ww. schorzeri,, objawow alarmowych poszczegdlnych chorob, korzysci
wynikajgcych z wczesnej diagnozy i leczenia chorob narzgdu wzroku, korzysci
wynikajgcych z wdrazania do codziennej praktyki dziatan profilaktycznych
(tji. higiena wzroku w pracy przy komputerze, higiena snu, cwiczenia oczu,
aktywnosc¢ fizyczna, zmiana diety, zaprzestanie palenia tytoniu, okresowe
badania okulistyczne), a takze dostepu do swiadczeri gwarantowanych z zakresu
okulistyki na terenie gminy i powiatu. Dziatania informacyjno-edukacyjne
prowadzone bedq przez personel medyczny udzielajgcy swiadczen w ramach PPZ,
do ktdrego zadan naleze¢ bedzie m.in. przekazywanie pacjentom informacji
na temat programu oraz korzysci ptynqcych z udziatu w nim. Wskazane dziatania
majqg byc¢ realizowane za pomocq metod podajgcych (np. ulotek, plakatow,
broszur informacyjno-edukacyjnych, ogtoszen w social mediach, postow
na stronie internetowej Urzedu Miasta i Gminy Konstancin-Jeziorna, realizatora,
wybranych podmiotow leczniczych, publikacji w lokalnych mediach itp.).
Wskazano rdéwniez na mozZliwos¢ wykorzystania materiatow edukacyjnych
przygotowanych przez instytucje zajmujgce sie profilaktykq i promocjq zdrowia
(np. Ministerstwo Zdrowia, NFZ, Narodowe Centrum Edukacji Zywieniowej,
Instytut Zdrowia Publicznego Parstwowy Zaktad Higieny). W ramach dziatan
informacyjno-edukacyjnych przeprowadzona zostanie rowniez indywidualna
edukacja zdrowotna uczestnikow w ramach konsultacji okulistycznej. W opisie
konsultacji okulistycznej wskazano, ze edukacja ta dotyczyc¢ bedzie profilaktyki
choréb narzqdu wzroku i uwzgledniac bedzie pomiar wiedzy uczestnikow
na podstawie przygotowanego przez realizatora pre- i post testu. Wnioskodawca
wskazat rowniez, ze uczestnikom przekazane zostang materiaty edukacyjne
w formie ulotki/broszury dotyczqgcej profilaktyki choréb narzqdu wzroku.

Zgodhnie z trescig projektu, ocena zgtaszalnosci do programu przeprowadzona
zostanie na podstawie nastepujgcych wskaznikdow: ,liczba osob, ktore zgtosity

4

sie do udziatu w programie i wziety udziat w konsultacji okulistycznej”, ,liczba
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0s0b, ktore zostaty poddane indywidualnej edukacji zdrowotnej”, ,liczba 0sdb,
u ktorych wykonano badania przesiewowe w chordb narzqdu wzroku”, ,liczba
0sob, u ktorych wykonano badania rozszerzone (OCT RNFL i/lub OCT plamki)
wg wskazan klinicznych” oraz ,liczba 0sob, ktore zrezygnowaty w udziatu
w programie - ze wskazaniem przyczyny”. W zakresie oceny jakosci swiadczen
zaplanowano przeprowadzenie ankiety satysfakcji oraz analize pisemnych uwag
przekazywanych do realizatora. Do projektu zatgczono wzdr ww. ankiety
(zatgcznik 3 do projektu), ktory nie budzi zastrzezen. W projekcie wskazano
rowniez, e zalecane bedzie biezgce uzupetnianie informacji o kazdym
z uczestnikow PPZ w formie elektronicznej bazy danych (np. w arkuszu
kalkulacyjnym). Zbierane dane obejmowac bedq: date wyrazenia zgody
na uczestnictwo w PPZ, w tym zgody na przetwarzanie danych osobowych oraz
zgody na kontakt (np. numer telefonu, adres e-mail), informacje o Swiadczeniach,
z ktdrych skorzystat uczestnik, date zakonczenia udziatu w PPZ wraz z podaniem
przyczyny. Ocenie poddana zostanie rowniez efektywnosc¢ programu.

W projekcie wskazano, ze realizator programu wybrany zostanie w drodze
konkursu ofert, co jest zgodne z zapisami ustawowymi.

Uwagi Rady

e Projekt zawiera rozbiezne informacje dotyczgce okresu realizacji PPZ (w tytule
programu, jak i na str. 2 projektu wskazano, ze bedzie on realizowany
w 2026 r., natomiast w opisie etapow PPZ i dziatan podejmowanych
w ramach tych etapow realizacje zaplanowano na okres od IV kwartatu 2026
do | kwartatu 2027).

e Niejasny sposob oszacowania liczebnosci populacji  kwalifikujgcej
sie do udziatu w programie.

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.451.2026 ,,Profilaktyka w zakresie diagnostyki za¢my i jaskry oraz AMD -
zwyrodnienia plamki zéttej dla mieszkancow gminy Konstancin-Jeziorna na rok 2026” realizowany przez: Gmine
Konstancin-Jeziorna; data ukonczenia: pazdziernik 2026 r. oraz Aneksu ,Programy profilaktyki i wczesnego
wykrywania jaskry — wspdlne podstawy oceny” z wrzesnia 2021 r. i Raportu nr: DPPZ.451.1.2026 dot. projektu
PPZ pn. ,Profilaktyka w zakresie diagnostyki za¢my i jaskry oraz AMD - zwyrodnienia plamki zottej
dla mieszkancéw gminy Konstancin-Jeziorna na rok 2026” z lutego 2026 r.
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Opinia Rady Przejrzystosci
nr 138/2026 z dnia 12 pazdziernika 2026 roku
o projekcie programu ,,Program polityki zdrowotnej w zakresie
wczesnej diagnostyki endometriozy oraz edukacji zdrowotne;j
dla mieszkanek Ostrowa Wielkopolskiego”

Rada Przejrzystosci pozytywnie opiniuje projekt programu polityki zdrowotnej
,Program polityki zdrowotnej w zakresie wczesnej diagnostyki endometriozy
oraz edukacji zdrowotnej dla mieszkanek Ostrowa Wielkopolskiego”,
pod warunkiem uwzglednienia uwag Rady.

Uzasadnienie

Przedmiotem oceny jest projekt programu polityki zdrowotnej (PPZ)
zaplanowany przez Gmine Miasto Ostrow Wielkopolski. Populacje docelowqg PPZ
stanowiqg mieszkanki Ostrowa Wielkopolskiego w wieku 18-49 lat z objawami
sugerujgcymi endometrioze lub zmagajgce sie z nieptodnosciq, u ktdrych
zachodzi podejrzenie endometriozy. Celem gtédwnym projektu jest zwiekszenie
0 co najmniej 5% w okresie trwania catego programu, odsetka kobiet, u ktorych
w ramach dziatann diagnostycznych stwierdzono wystepowanie endometriozy
i ktore zostaty skierowane na leczenie w ramach srodkow NFZ (POZ lub AQOS).
W projekcie programu zaplanowano dziatania szkoleniowe dla personelu
medycznego, konsultacje kwalifikujgcq do programu, diagnostyke endometriozy
oraz warsztaty edukacyjne. Program ma byc realizowany w latach 2026-2028.
Planowane koszty catkowite okreslono na 359 000 zf. Program ma zostac
sfinansowany ze srodkow Gminy Miasto Ostrow Wielkopolski.

Endometrioza jest to przewlekta choroba dotyczqca kobiet gtownie w wieku
rozrodczym, powodujgca bdl, nieptodnosc oraz istotne pogorszenie jakosci zycia.
Whnioskodawca przedstawit informacje na temat charakterystyki choroby oraz
lokalizacji zmian, a takze typowe objawy kliniczne, mechanizmy patogenezy,
w tym role czynnikow genetycznych, epigenetycznych i srodowiskowych, a takze
czynniki zwiekszajqce ryzyko wystgpienia choroby oraz trudnosci w diagnostyce,
podkreslajgc znaczenie wywiadu, badan obrazowych oraz laparoskopii.
Wskazano takze na rekomendowane metody leczenia, obejmujgce przede
wszystkim farmakoterapie oraz w wybranych przypadkach leczenie chirurgiczne,
z uwzglednieniem koniecznosci opieki w osrodkach wyspecjalizowanych.
Podkreslono role wczesnego wykrywania choroby w zapobieganiu powiktaniom,
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takim jak przewlekty bol miednicy, zaburzenia pfodnosci oraz zwiekszone ryzyko
niektorych nowotwordw.

W projekcie wskazano, Ze zgodnie z danymi WHO endometrioza moze dotyczy¢
okoto 6-13% kobiet na swiecie. Czestosc jej wystepowania szacuje sie na 2-11%
wsrod kobiet bezobjawowych, 5-50% wsrod kobiet z niepfodnosciq oraz 5-21%
wsrod kobiet hospitalizowanych z powodu bolu miednicy. Powotujqc sie na dane
Agencji Badan Medycznych, zaznaczono, ze endometrioza moze dotyczy¢ 6—-10%
kobiet w wieku 15-49 lat. W projekcie wskazano rowniez, ze w Polsce z chorobg
moze zmagac sie nawet 3 min kobiet. W projekcie przedstawiono réwniez dane
pochodzqce z NFZ, ktore wskazujq, Ze w latach 2021-2025 nastqpit wzrost liczby
rozpoznanych przypadkow endometriozy. W 2025 r. w publicznym systemie
opieki zdrowotnej odnotowano 36 158 kobiet z rozpoznaniem gtownym
endometriozy, co odpowiadato 427,6 przypadkom na 100 tys. kobiet w wieku
rozrodczym. W wojewddztwie wielkopolskim rozpoznanie to dotyczyto 3 131
pacjentek (389,6/100 tys. kobiet w wieku rozrodczym).

W odniesieniu do danych lokalnych wskazano rdéwniez, ze w Ostrowie
Wielkopolskim w 2025 r. odnotowano 72 przypadki pacjentek z rozpoznaniem
gtownym endometriozy (tj. 494,7/100 tys. kobiet w wieku rozrodczym). W latach
2021-2025 rozpoznanie endometriozy odnotowano u 208 mieszkanek Ostrowa
Wielkopolskiego korzystajgcych ze Sswiadczen finansowanych ze srodkow
publicznych. Zgodnie z danymi Wielkopolskiego OW NFZ, w latach 2021-2025
w 51,5% przypadkdw sprawozdano rozpoznanie z gtownej kategorii ICD-10: N8O.
Najwiekszy odsetek rozpoznan dotyczyt kobiet w grupie wiekowej 35-44 | 25-34,
odpowiednio 50,2 i 31,4% wszystkich rozpoznan.

Warto zaznaczyc, ze w Mapie Potrzeb Zdrowotnych (MPZ) na lata 2022-2026
nie odniesiono sie bezposrednio do omawianego problemu zdrowotnego. Z kolei
w nastepnej edycji MPZ na lata 2027-2031 wskazano, Ze ze wzgledu na brak
swoistego markera biochemicznego nie jest mozliwe jednoznaczne okreslenie
czestosci wystepowania endometriozy, jednak szacuje sie, ze choroba dotyczy
okofo 10% kobiet w wieku rozrodczym. Ponadto podkreslono potrzebe
zapewnienia pacjentkom kompleksowej opieki specjalistycznej oraz poprawy
nadzoru nad procesem diagnostyczno-leczniczym.

Wyniki przeglgdu systematycznego 12 RCT wskazujq, Ze ultrasonografia
przezpochwowa (TVU) jest doktadng, nieinwazyjng metodqg wykrywania
endometriozy gteboko naciekajgcej (DIE). Wpyniki metaanalizy okazaty
sie stabilne, a diagnoza za pomocq TVU wykazata wysokq czutos¢ (98%)
i swoistos¢ (prawie 100%), co wskazuje, ze TVU moze by¢ dobrq metodqg
wykrywania DIE (Xiang 2022).

Z kolei wyniki badania kontrolowanego z randomizacjq wskazujq,
ze praktykowanie jogi (w postaci 90-minutowych sesji przez 8 tygodni) przez
kobiety z endometriozqg moze wiqgzac sie istotng redukcjqg przewlektego bolu
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miednicy oraz poprawq w wielu domenach kwestionariusza EHP-30, dotyczqcych
jakosci zycia (Goncalves 2017).

W innym randomizowanym badaniu wykazano, ze treningi polegajgce
na progresywnej relaksacji miesni (dwie 40-minutowe sesje w tygodniu przez
12 tygodni) u kobiet leczonych agonistq GnRH wiqzaty sie z wiekszq skutecznosciq
w zakresie tagodzenia bdlu, leku, depresji oraz poprawy jakosci Zycia
w poréwnaniu z wynikami uzyskanymi w grupie kontrolnej. Np. poprawa
dotyczgca odczuwania bolu w grupie kontrolnej wyniosta 16,64+21,73 pkt,
podczas gdy w grupie interwencyjnej odnotowano poprawe o 34,34+18,47 pkt
(p<0,001) (Zhao 2012).

Dodatkowo, kontrolowane badanie z randomizacjq wykazato, ze poradnictwo
grupowe w postaci cotygodniowych 60-90 min sesji moze stanowic¢ wartosciowe
uzupetnienie rutynowej opieki nad kobietami z endometriozq, prowadzqc
do zmniejszenia leku (zardwno leku jako stanu i jako cechy) oraz poprawy jakosci
zycia (Farschi 2020).

Podsumowujqgc, Whnioskodawca przygotowat zasadniczo poprawny program
polityki zdrowotnej. Wtasciwie opisano problem zdrowotny i epidemiologie wraz
z uwzglednieniem referencji bibliograficznych, na podstawie ktorych
opracowano projekt. Nalezy podkreslic, ze zaproponowane interwencje
sq zgodne z aktualnymi wytycznymi oraz dowodami pochodzgcymi
z randomizowanych badan klinicznych. Projekt zawiera klarowny opis etapow
i dziatan  podejmowanych w  ramach  programu. W  projekcie
programu przedstawiono informacje nt. warunkow dotyczqcych personelu,
wyposazenia i warunkow lokalowych. Zaplanowano konsultacje kwalifikujgcg
do programu, diagnostyke endometriozy, warsztaty edukacyjne oraz dziatania
szkoleniowe dla personelu medycznego. Ustalono, e na podstawie
indywidualnych potrzeb pacjentki okreslony zostanie zakres diagnostyki
endometriozy, z uwzglednieniem jej historii medycznej i badarn wykonanych
przed zgtoszeniem do programu, co ma zapobiegac¢ podwdjnemu finansowaniu
Swiadczen ze srodkow publicznych. W ramach diagnostyki zaplanowano
mozliwos¢ przeprowadzenia badania ginekologicznego, obejmujgcego inspekcje
i palpacje powtok jamy brzusznej, wziernikowanie sklepien pochwy oraz
dwureczne badanie ginekologiczne, przezpochwowego badania
ultrasonograficznego, USG eksperckiego w algorytmie endometriozy, a takze
badania laboratoryjnego krwi obejmujgcego oznaczenie markerow CA-125 oraz
BDNF wraz z analizq wynikéw. Badanie laboratoryjne bedzie wykonywane
zgodnie z aktualnqg wiedzq medyczng i wskazaniami lekarza kwalifikujgcego
do programu. W przypadku potwierdzenia rozpoznania endometriozy
zaplanowany zostanie rowniez udziat pacjentki w warsztatach edukacyjnych
i fizjoterapeutycznych.
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Nalezy podkreslic, ze zaproponowano i prawidfowo przedstawiono rowniez
mierniki, sposob zakonczenia udziatu w programie, akcje informacyjnqg oraz
monitoring i ewaluacje programu. Budzet projektu zawiera nieprzeszacowane
koszty jednostkowe i nie budzi zastrzezen. Realizator programu zostanie wybrany
w drodze konkursu. Program zapewnia pacjentkom mozliwos¢ dostepu
do kompleksowej opieki specjalistycznej oraz poprawy nadzoru nad procesem
diagnostyczno-leczniczcym w tej trudnej iprzewlektej chorobie stanowi
0 niezbednosci wsparcia i potrzebie podjecia inicjatywy.

Uwagi Rady
e Nalezy uzasadnic przyjete wartosci w celu gtownym i celach szczegétowych;

e Nalezy ponownie przeanalizowac kryteria wyfqczenia, poniewaz wydaje
sie niezasadne ponowne zastosowanie tych samych kryteriow wytgczenia
na etapie diagnostyki.

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 48a ust. 8 pkt 3, w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 3 ustawy z 27 sierpnia 2004 r.
o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze $rodkéw publicznych (Dz. U. z 2025 r. poz. 1461),
z uwzglednieniem raportu nr: DPPZ.451.63.2026 ,,Program polityki zdrowotnej w zakresie wczesnej diagnostyki
endometriozy oraz edukacji zdrowotnej dla mieszkanek Ostrowa Wielkopolskiego” realizowany przez: Miasto
Ostrow Wielkopolski; data ukonczenia: pazdziernik 2026 r. oraz Aneksu ,Opieka nad kobietami chorymi
na endometrioze” z marca 2022 r.



Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 139/2026 z dnia 12 pazdziernika 2026 roku
w sprawie objecia refundacjg lekdw zawierajgcych substancje czynne
immunoglobuliny w zakresie wskazan do stosowania
lub dawkowania, lub sposobu podawania odmiennych niz okreslone
w Charakterystyce Produktu Leczniczego tj. leczenie chorych
w zespole sztywnosci uogolnionej

Rada Przejrzystosci uwaza za zasadng kontynuacje refundacji lekow
zawierajgcych  substancje czynne immunoglobuliny we  wskazaniach
pozarejestracyjnych: leczenie chorych w zespole sztywnosci uogolnionej,
w ramach programu lekowego B.67. ,Leczenie immunoglobulinami o0sob
z chorobami neurologicznymi”.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

W poprzedniej opinii z 18 grudnia 2023 roku Rada Przejrzystosci uznata

za zasadne objecie refundacjq lekdw zawierajgcych substancje czynne

immunoglobuliny we wskazaniu pozarejestracyjnym: leczenie chorych w zespole

sztywnosci uogdlnionej, w ramach programu lekowego B.67. ,Leczenie

immunoglobulinami oséb z chorobami neurologicznymi”.

Jako gtdwne argumenty decyzji Rada uznata:

e stosowanie lekow zawierajgcych substancje czynne immunoglobuliny
w tym wskazaniu jest skuteczne i bezpieczne;

e oceniana terapia jest rekomendowana przez towarzystwa naukowe
i ekspertow;

immunoglobuliny w tym wskazaniu sq finansowane w ramach hospitalizacji,

a przeniesienie ich do programu lekowego ograniczy koszty zwigzane ze zbedng

hospitalizacjq.

Dowody naukowe

Po 2023 r. nie pojawito sie nowe, duze randomizowane badanie kliniczne
dozylnych preparatow immunoglobulin (IVIG) w zespole sztywnosci uogdlnionej
(SPS). Pozytywne stanowisko opiera sie zatem na utrzymaniu wczesniej
wykazanej skutecznosci, jej potwierdzeniu w aktualnych przeglgdach oraz
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korzystnym stosunku spodziewanych korzysci do ryzyka u odpowiednio
wybranych pacjentow.

Po analizie publikacji z lat 2024-2026, nastepujgce argumenty przemawiajq
za zasadnosciq kontynuacji refundacji lekow zawierajgcych immunoglobuliny
w tym wskazaniu:

1. Przeglqgd systematyczny Lengleta i wsp. (2025) potwierdza, Ze IVIG pozostajg
immunoterapiq SPS o najsilniejszym udokumentowaniu skutecznosci. Nalezy
zwrdci¢ uwage na finansowanie przeglgdu Lengleta i wsp. (2025). Praca byta
sponsorowana przez LFB, producenta lekow osoczopochodnych. Sponsor
uczestniczyt w projektowaniu przeglqgdu, a zewnetrzna firma wspdtpracujqgca
przy projekcie wykonywata prace metodologiczne i analityczne. Autorzy
deklarujq jednak, Zze LFB nie uczestniczyto w interpretacji wynikdw ani decyzji
o publikacji. Dlatego fundamentem opinii nadal pozostaje badanie Dalakasa
i wsp. 22001 roku, a prace z lat 2024-2026 nalezy traktowac jako aktualizacje
i potwierdzenie jego znaczenia, nie jako nowe niezalezne dowody
o porownywalnej sile. W tym klasycznym RCT u 16 pacjentow wykazano
istotny efekt IVIG wzgledem placebo dla sztywnosci (p=0,01), a u 11 z 14
ocenianych uczestnikow zaobserwowano poprawe chodu lub codziennego
funkcjonowania.

2. Przeglqd Dalakasa (2024) podtrzymuje miejsce IVIG w leczeniu pacjentow
Z niewystarczajgcq odpowiedzig na leczenie objawowe.

Dodatkowych informacji dostarcza badanie wieloletnich wynikow leczenia
opublikowane przez Mangiorisa i wsp. (2026).

Aktualizacja wytycznych klinicznych

Zaktualizowane kanadyjskie zalecenia Ontario (2025) jednoznacznie
rekomendujq IVIG chorym z SPS i istotnym uposledzeniem funkcjonowania,
pod warunkiem okresowej oceny efektow terapii.

Gltowne argumenty decyzji

e Dozylne immunoglobuliny pozostajg metodq immunoterapii SPS o najlepiej
udokumentowanej skutecznosci klinicznej.

e Pomimo ograniczonej liczby badarn wysokiej jakosci, brak jest obecnie
alternatywnej immunoterapii o rownie mocnych podstawach dowodowych.

Uwaga Rady

Jest to terapia bardzo kosztowna. Wskazane jest wiec systematyczne
monitorowanie odpowiedzi klinicznej i okresowa weryfikacja zasadnosci leczenia
podtrzymujgcego.
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Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 40 ustawy o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2026 r. poz. 253), w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 5 ustawy

z 27 sierpnia 2004 r. o Swiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2025 r.
poz. 1461).
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Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 140/2026 z dnia 12 pazdziernika 2026 roku
w sprawie objecia refundacjg lekdw zawierajgcych substancje czynne
amisulpridum, aripiprazolum, olanzapinum, quetiapinum,
risperidonum, ziprazidonum, sertindolum — postacie doustne
w zakresie wskazan do stosowania lub dawkowania, lub sposobu
podawania odmiennych niz okreslone w Charakterystyce Produktu
Leczniczego

Rada Przejrzystosci uwaza za zasadng kontynuacje refundacji lekow
zawierajqcych substancje czynng amisulpridum, aripiprazolum, olanzapinum,
quetiapinum, risperidonum, ziprazidonum, sertindolum — postacie doustne
we wskazaniach pozarejestracyjnych oznaczonych kodami ICD-10: F21; F22; F23;
F24; F25; F28; F29.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Poprzednia opinia Rady Przejrzystosci nr 199/2023 z dnia 18 grudnia 2023 roku
w omawianych wskazaniach byta pozytywna.

Dowody naukowe

Na podstawie obszernej analizy badan w ww. temacie i wskazaniach stwierdza
sie, ze nie ukazaty sie zadne nowe dowody naukowe wskazujgce
na niebezpieczenstwo stosowania ww. substancji w leczeniu psychiatrycznym
off-label. Dodatkowo od czasu poprzedniej decyzji Rady odnaleziono
4 aktualizacje zalecen i wytycznych w tym NICE 2026, ktore nie zmieniajg
wnioskowania.

Glowne argumenty decyzji

e Niezaspokojona potrzeba kliniczna.

e Brak nowych dowoddw naukowych i zalecen, ktore uzasadniatyby zmiane
poprzedniej decyzji Rady.

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 40 ustawy o refundacji lekéw, sSrodkéw 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 Swiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze $rodkéw publicznych (Dz. U. z 2025 r.
poz. 1461).
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