Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 35/2021 z dnia 22 lutego 2021 roku
w sprawie technologii lekowych ocenianych pod katem
uwzglednienia na wykazie technologii lekowych o wysokim poziomie
innowacyjnosci

Rada Przejrzystosci uwaza za zasadne uwzglednienie w wykazie technologii
lekowych o wysokim poziomie innowacyjnosci nastepujgcych pozycji, sposrod
przedstawionych przez Agencje do oceny Rady:

1. Ayvakyt (awaprytynib) we wskazaniu: monoterapia w leczeniu dorostych
pacjentow z  nieresekcyjnymi  albo  przerzutowymi  nowotworami
podscieliskowymi przewodu pokarmowego (ang. gastrointestinal stromal
tumour, GIST) z mutacjg D842V w genie kodujgcym receptor alfa
ptytkopochodnego czynnika wzrostu (ang. platelet-derived growth factor
receptor alpha, PDGFRA);

2. Givlaari (giwosyran sodowy) we wskazaniu: ostra porfiria wgtrobowa
u dorostych i mtodziezy w wieku od 12 lat;

3. Idefirix (imlifidaza) we wskazaniu: leczenie desensytyzacyjne (odczulanie)
u wysoko immunizowanych dorostych biorcow przeszczepu nerki;

4. Isturisa (osilodrostat) we wskazaniu: leczenie endogennego zespotu Cushinga
u 0sob dorostych;

5. Oxlumo (lumazyran sodu) we wskazaniu: leczenie pierwotnej hiperoksalurii
typu 1 we wszystkich grupach wiekowych;

6. Pigray (alpelisyb) we wskazaniu: leczenie kobiet po menopauzie oraz
mezZczyzn z miejscowo zaawansowanym lub rozsianym rakiem piersi HR-
dodatnim, HER2-ujemnym z mutacjq PIK3CA;

7. Polivy (polatuzumab wedotyny) we wskazaniu: leczenie dorostych pacjentow
z nawrotowym/ opornym chtfoniakiem rozlanym z duzych komorek B, ktorzy
nie kwalifikujg sie do przeszczepienia krwiotwaorczych
komorek macierzystych;

8. Pretomanid FGK/Drovprela (pretomanid) we wskazaniu: gruZlica lekooporna
(MDR, XDR);

Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

ul. Przeskok 2, 00-032 Warszawa tel. (+48 22) 101-46-00 fax (+48 22) 46-88-555
NIP 525-23-47-183 REGON 140278400

e-mail: sekretariat@aotmit.gov.pl

www.aotmit.gov.pl



mailto:sekretariat@aotmit.gov.p
http://www.aotmit.gov.pl/

Opinia Rady Przejrzystosci AOTMIT nr 35/2021 z dnia 22.02.2021 r.

9.

10.

11.

Reblozyl (luspatercept) we wskazaniu: niedokrwistos¢ zalezna od transfuzji
z powodu zespotow mielodysplastycznych;

Rozlytrek (entrektynib) we wskazaniu: guzy lite z obecnoscig fuzji genu
neurotroficznej receptorowej kinazy tyrozynowej (NTRK, ang. neurotrophic
tyrosine receptor kinase);

Zolgensma (onasemnogen abeparwowek) we wskazaniu: rdzeniowy zanik
miesni (ang. spinal muscular atrophy, SMA) 5q z bialleliczng mutacjg genu
SMIN1 i klinicznym rozpoznaniem SMA typu 1 lub pacjentdw z rdzeniowym
zanikiem miesni 5q z bialleliczng mutacjq genu SMN1 iz nie wiecej niz 3
kopiami genu SMIN2,

Rada Przejrzystosci uwaza za niezasadne uwzglednienie w wykazie technologii
lekowych o wysokim poziomie innowacyjnosci nastepujgcych pozycji, sposrod
przedstawionych przez Agencje do oceny Rady:

1.

Adakveo (kryzanlizumab) we wskazaniu: zapobieganie nawracajgcym
przefomom naczyniowo-okluzyjnym (ang. vaso-occlusive crisis, VOC)
u pacjentow z niedokrwistosciq sierpowatokrwinkowq w wieku 16 lat
i starszych;

Arikayce liposomal (amikacyna) we wskazaniu: leczenie zakazen ptuc
wywotanych przez prgtki niegruzlicze Mycobacterium avium Complex (MAC)
u osob dorostych z ograniczonymi mozliwosciami leczenia, u ktorych
nie wystepuje mukowiscydoza;

Blenrep (belantamab mafodotin) we wskazaniu: szpiczak mnogi u pacjentow
po co najmniej czterech liniach leczenia (ICD-10 €90.0);

Calquence (akalabrutynib) we wskazaniu: nieleczona wczesniej przewlekta
biataczka limfocytowa (ang. chronic lymphocytic leukaemia, CLL);

Calquence (akalabrutynib) we wskazaniu: leczenie dorostych pacjentow
z przewlektg biataczkqg limfocytowq (ang. chronic lymphocytic leukaemia,
CLL), ktorzy wczesniej otrzymali co najmniej jedng terapie;

Daurismo (glasdegibum) we wskazaniu: leczenie dorostych pacjentow
z nowo zdiagnozowanq ostrq biataczkq szpikowg (AML, ang. acute myeloid
leukaemia) wystepujgcg de novo lub wtdrnq, ktorych nie mozna poddac
standardowej chemioterapii indukujqcej;

Hepcludex (bulewirtyd) we wskazaniu: przewlekte wirusowe zapalenie
wqtroby typu D (HDV);

Obiltoxaximab SFL (obiltoxaximab) we wskazaniu: w skojarzeniu
z odpowiednimi lekami przeciwbakteryjnymi we wszystkich grupach
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wiekowych w leczeniu waqglika wziewnego wywotanego przez bakterie
Bacillus anthracis;

Obiltoxaximab SFL (obiltoxaximab) we wskazaniu: we wszystkich grupach
wiekowych w ramach profilaktyki poekspozycyjnej wqglika wziewnego,
kiedy inne metody leczenia sq nieodpowiednie lub niedostepne;

10.Reblozyl (luspatercept) we wskazaniu: niedokrwistos¢ zalezna od transfuzji

zwigzana z beta-talasemigq;

11.Sarclisa (izatuksymab) we wskazaniu: dorosli pacjenci z nawrotowym

i opornym na leczenie szpiczakiem mnogim, ktdrzy otrzymali wczesniej
co najmniej dwa cykle leczenia, wtym zzastosowaniem lenalidomidu
i inhibitora proteasomow, u ktorych nastgpifa progresja choroby
po ostatnim leczeniu;

Uzasadnienie

Dokonujgc wyboru technologii zakwalifikowanych do oceny AOTMIT w ramach
opracowania wykazu technologii lekowych o wysokim poziomie innowacyjnosci,
w zakresie chorob onkologicznych i chordb rzadkich, Rada Przejrzystosci przyjeta
nastepujqce kryteria:

1.

Istotnos¢ schorzenia (lub wskazania szczegotowego), na ktore sktadajg
sie ciezkosc skutkow i wystepowanie w Polsce;

Zaspokojenie potrzeby zdrowotnej dostepnos¢ w Polsce i skutecznosc
technologii leczniczej w tym schorzeniu;

Sita  wnioskowanej interwencji,  uwzgledniajgc  jej  skutecznosci
bezpieczenstwo (dziatania niepozgdane) w rozpatrywanym wskazaniu;

Istotnosc najwazniejszego punktu koricowego;

Dystans innowacyjny - rdznica pomiedzy sitg wnioskowanej technologii
a aktualnym zaspokojeniem potrzeb zdrowotnych w danym wskazaniu - jako
sumaryczny miernik innowacji wynikowej;

Jakosc¢ dowodow naukowych;

7. Innowacyjnos¢ procesowa technologii - czy jej dziatanie jest innowacyjne

8.
9.

biorgc pod uwage punkt uchwytu i mechanizm dziatania;
Koszty terapii;

Koszty efektu zdrowotnego (preferencyjnie LYG);

10.Impakt budzetowy, przy uwzglednieniu wielkosci populacji docelowej.

Wyboru dokonywano sposrod technologii przedstawionych w raporcie AOTMIT,
ktore Europejska Agencja Lekow zarejestrowata jako leki stuzqce do terapii
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choréb nowotworowych lub okreslonych jako sieroce w okresie od 1 stycznia
do 26 listopada 2020 r. Wyboru dokonano poprzez ocene poszczegolnych
kryteriow w skali punktowej dla wszystkich preparatow, a nastepnie wybdr tych,
ktore w opinii cztonkéw Rady uzyskaty najwyziszq ocene tqczng, przy czym
w odniesieniu do punktow 1-7 punktacja miata charakter rosngcy wraz
ze wzrostem istotnosci poszczegolnych chordb i innowacyjnosci technologii,
a w przypadku punktow 8-10 malejgcy wraz ze wzrostem kosztow terapii.

Signed by /
Podpisano przez:

Rafat Nizankowski

Date / Data: 2021-
02-22 15:52

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 31s ust. 6 pkt 4 ustawy z 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki zdrowotne;j
finansowanych ze $srodkéw publicznych (Dz. U. z 2020 r., poz. 1398), z uwzglednieniem opracowania zbiorczego
nr: BP.425.1.2021 ,PODSUMOWANIE WYNIKOW DLA TECHNOLOGII LEKOWYCH ZAKWALIFIKOWANYCH DO
OCENY W RAMACH OPRACOWANIA WYKAZU TECHNOLOGII LEKOWYCH O WYSOKIM POZIOMIE
INNOWACYJNOSCI”, data ukoriczenia 19 lutego 2021 r.
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