Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 25/2022 z dnia 21 lutego 2022 roku
w sprawie technologii lekowych ocenianych pod katem
uwzglednienia na wykazie technologii lekowych o wysokim poziomie
innowacyjnosci

Rada Przejrzystosci rekomenduje uwzglednienie w wykazie technologii lekowych
0 wysokim poziomie innowacyjnosci nastepujgcych pozycji, sposrod
przedstawionych przez Agencje do oceny Rady:

w pierwszej kolejnosci (kategoria A):

1. Bylvay (odewiksybat) we wskazaniu: postepujgca rodzinna cholestaza
wewngqtrzwgtrobowa (ang. progressive familial intrahepatic cholestasis, PFIC)
u pacjentow w wieku od 6 miesiecy.

2. Enspryng (satralizumab) we wskazaniu: choroby ze spektrum zapalenia
nerwow wzrokowych oraz rdzenia kregowego (zespot Devic'a), monoterapia
lub w skojarzenie z terapiq immunosupresyjnqg u pacjentow dorostych
i mtodziezy w wieku powyzej 12 lat, u ktdrych wystepujq przeciwciata
1gG przeciwko akwaporynie-4 (AQP4-1gG).

3. Koselugo (selumetynib) we wskazaniu: leczenie objawowych, nieoperacyjnych
nerwiakowtokniakéow splotowatych (ang. plexiform neurofibromas, PN)
u dzieci i mtodziezy w wieku 3 lat i starszych z neurofibromatozq typu 1 (NF1).

4. Minjuvi (tafasytamab) we wskazaniu: nawrotowa albo oporna na leczenie
postac chtoniaka nieziarniczego rozlanego z duzych komorek B (diffuse large
B-cell lymphoma, DLBCL), w skojarzeniu z lenalidomidem, a nastepnie
w monoterapii w leczeniu pacjentow dorostych, ktdrzy nie kwalifikujq sie
do autologicznego przeszczepu komorek macierzystych (autologous stem cell
transplant, ASCT).

5. Retsevmo (selperkatynib) we wskazaniu: zaawansowany rak rdzeniasty
tarczycy (RRT) z mutacjg w genie RET, w monoterapii, u dorostych i mtodziezy
w wieku co najmniej 12 lat, ktorzy wymagajq terapii systemowej
po wczesniejszym leczeniu kabozantynibem i (lub) wandetanibem.

6. Voxzogo (wosorytyd) we wskazaniu: achondroplazja u pacjentow w wieku
co najmniej 2 lat, ktdrych nasady kosci dtugiej nie sq zamkniete.
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7. Trodelvy (sacytuzumab gowitekan) we wskazaniu: nieresekcyjny

lub przerzutowy potrdjnie ujemny rak piersi (ang. metastatic triple-negative
breast cancer, mTNBC), w monoterapii, u dorostych pacjentow, ktorzy
wczesniej otrzymali co najmniej dwie linie leczenia systemowego,
w tym co najmniej jedng w zaawansowanej chorobie.

w drugiej kolejnosci (kategoria A/B):

1.

Libmeldy (atidarsagen autotemcel) we wskazaniu: leukodystrofia
metachromatyczna (ang. metachromatic leukodystrophy, MLD) odznaczajgca
sie dwuallelowymi mutacjami genu arylosulfatazy A prowadzgcymi
do zmniejszenia aktywnosci enzymatycznej ARSA, w przypadku: - dzieci
Z poznymi niemowlecymi albo wczesnymi mtodziericzymi postaciami choroby,
bez objawdw klinicznych choroby; - dzieci z wczesnqg mfodziericzq postaciq
choroby, z wczesnymi objawami klinicznymi choroby, moggce nadal poruszac
sie samodzielnie, przed pojawieniem sie zaburzenia funkcji poznawczych.

Fintepla (fenfluramina (fenfluraminy chlorowodorek)) we wskazaniu: napady
padaczkowe zwigzane z zespotem Dravet, jako dodatek do leczenia innymi
lekami przeciwpadaczkowymi u pacjentow w wieku od 2 lat.

Tecartus (autologiczne transdukowane anty-CD19 komorki CD3-dodatnie)
we wskazaniu: nawrotowy lub oporny na leczenie chfoniak z komorek
ptaszcza (ang. mantle cell lymphoma, MCL) u dorostych pacjentéw, ktorzy
uprzednio otrzymali co najmniej dwie linie leczenia systemowego,
w tym inhibitor kinazy tyrozynowej Brutona (ang. Bruton’s tyrosine kinase,
BTK).

w trzeciej kolejnosci (kategoria B):

1.

Abecma (idekabtagen wikleucel) we wskazaniu: nawrotowy i oporny
na leczenie szpiczak mnogi, w leczeniu dorostych pacjentow, u ktdrych
stosowano wczesniej co najmniej trzy metody leczenia,
w tym lek immunomodulujqcy, inhibitor proteasomu i przeciwciato anty-
CD38, i wykazano progresje choroby podczas ostatnio stosowanego leczenia.

Brukinsa (zanubrutynib) we wskazaniu: makroglobulinemia Waldenstréma,
u dorostych pacjentdw, ktorzy wczesniej stosowali co najmniej jednqg metode
leczenia, albo w leczeniu pierwszego rzutu u pacjentow, ktorzy nie kwalifikujg
sie do stosowania chemioimmunoterapii.

Enhertu (trastuzumab derukstekan) we wskazaniu: HER2-dodatni raki piersi,
nieoperacyjny lub przerzutowy, monoterapia dorostych pacjentow, ktorzy
otrzymali dwa lub wiecej schematdw leczenia opartych na anty-HER2.

Gavreto (pralsetynib) we wskazaniu: RET-dodatni (ang. Rearranged During
Transfection, RET) zaawansowany niedrobnokomorkowy rak ptuca (NDRP),
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w monoterapii u pacjentow dorostych nieleczonych wczesniej inhibitorem
RET.

5. Imcivree (setmelanotyd) we wskazaniu: otyfos¢ i kontrola uczucia gtodu
towarzyszqcego potwierdzonemu w badaniach genetycznych zwigzanemu
z biallelicznq utratq funkcji niedoborowi proopiomelanokortyny (POMC),
w tym PCSK1, lub receptora leptyny (LEPR) u osob dorostych i dzieci w wieku
od 6 lat.

6. Jemperli (dostarlimab) we wskazaniu: nawrotowy lub zaawansowany
rak endometrium z uposledzeniem naprawy nieprawidtowo sparowanych
nukleotyddw (ang. mismatch repair deficient, dAMMR)/wysokq niestabilnoscig
mikrosatelitarng (ang. microsatellite instability-high, MSI-H), ktory ulegt
progresji w trakcie lub po zakoriczeniu wczesniejszego schematu leczenia
zawierajqcego platyne, w monoterapii w leczeniu dorostych pacjentek.

7. Nexpovio (selineksor) we wskazaniu: szpiczak mnogi, w skojarzeniu
z deksametazonem u dorostych, u ktdrych wczesniej zastosowano co najmniej
cztery metody leczenia i u ktorych choroba okazata sie oporna na leczenie
co najmniej dwoma inhibitorami  proteasomu, dwoma srodkami
immunomodulujgcymi oraz przeciwciatem monoklonalnym przeciwko CD38
i ktorzy wykazywali progresje choroby na ostatniej terapii.

8. Pemazyre (pemigatynib) we wskazaniu: miejscowo zaawansowany albo
przerzutowy rak drog Zzofciowych z fuzjq albo rearanzacjq receptora czynnika
wzrostu fibroblastow 2 (fibroblast growth factor receptor 2, FGFR2),
w monoterapii, w leczeniu 0sob dorostych z u ktorych wystqpita progresja
choroby po  przynajmniej jednej  wczesniejszej  linii  leczenia
ogolnoustrojowego.

9. Retsevmo (selperkatynib) we wskazaniu: zaawansowany rak tarczycy
z obecnosciq fuzji genu RET, u dorostych, ktorzy wymagajq terapii systemowej
po wczesniejszym leczeniu sorafenibem i (lub) lenwatynibem.

10.Retsevmo (selperkatynib) we wskazaniu: zaawansowany,
niedrobnokomorkowy rak ptuca (NDRP) zobecnosciq fuzji genu RET,
w monoterapii, u dorostych, ktorzy wymagajg terapii systemowej
po wczesniejszej immunoterapii i (lub) chemioterapii opartej na zwigzkach
platyny.

11.Tukysa (tukatynib) we wskazaniu: HER2-dodatni miejscowo zaawansowany
rak piersi lub HER2-dodatni rak piersi z przerzutami, w skojarzeniu
z trastuzumabem i kapecytabing u dorostych pacjentdow, ktorzy otrzymali
co najmniej 2 schematy leczenia skierowanego przeciwko receptorowi HER2
w przesztosci.
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Rada Przejrzystosci nie rekomenduje uwzglednienia w wykazie technologii
lekowych o wysokim poziomie innowacyjnosci nastepujgcych technologii:

1.

Copiktra (duwelisyb) we wskazaniu: przewlekta biataczka limfocytowa
(CLL) po wczesniejszym zastosowaniu co najmniej dwdch terapii.

Copiktra (duwelisyb) we wskazaniu: chtoniak grudkowy (FL) oporny
na leczenie co najmniej dwiema wczesniejszymi terapiami uktadowymi.

Elzonris (tagraksofusp) we wskazaniu: nowotwdr z blastycznych
plazmacytoidalnych komodrek dendrytycznych (ang. blastic plasmacytoid
dendritic cell neoplasm — BPDCN), w monoterapii jako leczenie pierwszego
rzutu pacjentdow dorostych.

Qinlock (ripretynib) we wskazaniu: zaawansowany nowotwdr podscieliskowy
przewodu pokarmowego (GIST), u dorostych pacjentdw, ktorzy byli wczesniej
leczeni trzema lub wiecej inhibitorami kinazy, w tym imatynibem.

Ryeqgo (relugoliks, estradiol, octan noretysteronu) we wskazaniu:
umiarkowane do ciezkie objawy miesniakdow macicy u dorostych kobiet
w wieku rozrodczym.

Sogroya (somapacitan) we wskazaniu: niedobor endogennego hormonu
wzrostu (ang. Adult Growth Hormone Deficiency, AGHD), w terapii zastepczej
hormonem wzrostu u dorostych.

Uzasadnienie

Dokonujgc wyboru technologii sposrod zakwalifikowanych przez AOTMIT
do oceny w ramach opracowania wykazu technologii lekowych o wysokim
poziomie innowacyjnosci, w zakresie chordb onkologicznych i chorob rzadkich,
Rada Przejrzystosci kierowata sie nastepujgcymi kryteriami:

e [stotnosc schorzenia (lub wskazania szczegétowego), na ktore sktadajq sie:
ciezkosc skutkow i wystepowanie w Polsce.

e Zaspokojenie potrzeby zdrowotnej - dostepnos¢ w Polsce i skutecznosc
dostepnych technologii lekowych w tym schorzeniu.

e Sita wnioskowanej interwencji, uwzgledniajgc jej skutecznosc
i bezpieczenstwo (dziatania niepozqdane) w rozpatrywanym wskazaniu.

e [stotnos¢ najwazniejszego punktu koricowego.

e Jakosc dostepnych dowodow naukowych.

Rada przyznawata wagi poszczegolnym kryteriom, w zaleznosci od rodzaju
wskazan oraz charakterystyki danych klinicznych.

Wyboru dokonywano sposrdd technologii przedstawionych w raporcie AOTMIT,
ktore Europejska Agencja Lekow zarejestrowafa jako leki stuzgce do terapii
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chordéb nowotworowych lub okreslonych jako sieroce w okresie od 27 listopada
2020 r. do 26 listopada 2021 r.

Technologie rekomendowane podzielono na 3 kategorie — A (rekomendowane
w pierwszej kolejnosci), A/B (rekomendowane w drugiej kolejnosci)
i B (rekomendowane w trzeciej kolejnosci). Technologie, ktore uzyskaty najnizszg
ocene w opinii Rady uznano za nierekomendowane.
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