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KARTA NIEJAWNOŚCI 

Dane zakreślone kolorem żółtym stanowią informacje publiczne podlegające wyłączeniu ze względu na tajemnicę 
przedsiębiorcy – nie dotyczy. 

 
Zakres wyłączenia jawności: dane objęte oświadczeniem (nie dotyczy) o zakresie tajemnicy przedsiębiorcy.  
Podstawa prawna wyłączenia jawności: art. 5 ust. 2 ustawy z dnia 6 września 2001 r. o dostępie 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), art. 35 ust. 4a – 4b ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji leków, 
środków spożywczych specjalnego przeznaczenia żywieniowego oraz wyrobów medycznych (Dz. U. 2024 r., poz. 
930 z późn. zm)1 i art. 35a ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji leków, środków spożywczych specjalnego 
przeznaczenia żywieniowego oraz wyrobów medycznych (Dz. U. 2024 r., poz. 930 z późn. zm.)2.  
Organ dokonujący wyłączenia jawności: Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji. 
Podmiot, w interesie którego dokonano wyłączenia jawności: nie dotyczy. 
 

Dane zakreślone kolorem czarnym stanowią informacje publiczne podlegające wyłączeniu ze względu na tajemnicę 
przedsiębiorcy – nie dotyczy. 

 
Zakres wyłączenia jawności: informacje publiczne podlegające wyłączeniu ze względu na tajemnicę 
przedsiębiorców 
Podstawa prawna wyłączenia jawności: art. 5 ust. 2 ustawy z dnia 6 września 2001 r. o dostępie do informacji 
publicznej (t.j. Dz. U. 2022 r., poz. 902 z późn. zm.) w zw. z art. 11 ust. 2 ustawy z dnia 16 kwietnia 1993 r. 
o zwalczaniu nieuczciwej konkurencji (t.j. Dz. U. z 2022 r., poz. 1233 z późn. zm.). 
Organ dokonujący wyłączenia jawności: Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji 
Podmiot, w interesie którego dokonano wyłączenia jawności: nie dotyczy. 
 

Dane zakreślone kolorem szarym stanowią informacje publiczne podlegające wyłączeniu ze względu na tajemnice 
przedsiębiorców – nie dotyczy. 

 
Zakres wyłączenia jawności: dane objęte oświadczeniem (nie dotyczy) o zakresie tajemnicy przedsiębiorcy. 
Podstawa prawna wyłączenia jawności: art. 5 ust. 2 ustawy z dnia 6 września 2001 r. o dostępie 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 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji leków, 
środków spożywczych specjalnego przeznaczenia żywieniowego oraz wyrobów medycznych (Dz. U. 2024 r., poz. 
930 z późn. zm.)1 i art. 35a ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji leków, środków spożywczych specjalnego 
przeznaczenia żywieniowego oraz wyrobów medycznych (Dz. U. 2024 r., poz. 930 z późn. zm.)2. 
Organ dokonujący wyłączenia jawności: Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji. 
Podmiot, w interesie którego dokonano wyłączenia jawności: nie dotyczy. 
 

Dane zakreślone kolorem czerwonym stanowią informacje publiczne podlegające wyłączeniu ze względu na prywatność 
osoby fizycznej – nie dotyczy. 

 
Zakres wyłączenia jawności: dane osobowe.  
Podstawa prawna wyłączenia jawności: art. 5 ust.1 ustawy z dnia 6 września 2001 r. o dostępie do informacji 
publicznej (Dz. U. z 2022 r., poz. 902) w zw. z rozporządzeniem Parlamentu Europejskiego i Rady (UE) 2016/679 
z dnia 27 kwietnia 2016 r. w sprawie ochrony osób fizycznych w związku z przetwarzaniem danych osobowych 
i w sprawie swobodnego przepływu takich danych oraz uchylenia dyrektywy 95/46/WE (ogólne rozporządzenie 
o ochronie danych) (Dz. U. UE.L. z 2016 r.119.1). 
Organ dokonujący wyłączenia jawności: Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji. 
Podmiot, w interesie którego dokonano wyłączenia jawności: nie dotyczy. 
 

 
  

 
1 podstawa prawna zakreśleń danych objętych tajemnicą przedsiębiorcy będącego wnioskodawcą w rozumieniu ustawy z dnia 12 maja 2011 r. 
o refundacji leków, środków spożywczych specjalnego przeznaczenia żywieniowego oraz wyrobów medycznych (Dz. U. 2024 r., poz. 930 
z późn. zm.). 

2podstawa prawna zakreśleń w analizie weryfikacyjnej Agencji danych objętych tajemnicą przedsiębiorcy będącego wnioskodawcą 
w rozumieniu ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji leków, środków spożywczych specjalnego przeznaczenia żywieniowego oraz 
wyrobów medycznych (Dz. U. 2024 r., poz. 930 z późn. zm.). 
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Podsumowanie 

1. Niezaspokojona potrzeba zdrowotna 

• Opcje terapeutyczne zalecane przez wytyczne kliniczne w przedmiotowym wskazaniu obejmują m.in. 
luspatercept, imetelstat, decytabinę lub lenalidomid, ESA (epoetyna i darbepoetyna) w skojarzeniu 
z czynnikiem stymulującym tworzenie kolonii granulocytów (G-CSF)/lenalidomidem. 

• Aktualnie refundowane opcje terapeutyczne w Polsce to luspatercept dostępny w ramach programu 
lekowego B.142. Leczenie dorosłych pacjentów z zespołami mielodysplastycznymi z towarzyszącą 
niedokrwistością zależną od transfuzji (ICD-10: D46.0, D46.1), a także opcje dostępne w ramach 
chemioterapii (m.in. busulfan, darbepoetyna alfa, epoetyna alfa) oraz danazol w refundacji aptecznej. 

2. Siła interwencji (imetelstat vs placebo) na podstawie badania MDS3001 

• Skuteczność: 

o przeżycie całkowite: mediana OS – 40,4 mies. vs nie osiągnięto; szacowany OS po 12 mies. – 92,4% 
vs 94,7%, po 36 mies. – 62,6% vs 66,7%; 

o jakość życia: brak istotnej statystycznie różnicy w zakresie zmęczenia (FACIT-Fatigue; HR: 1,34; 
95% CI: 0,82; 2,20) i wyższy wynik EQ-5D-5L w cyklu 30. w grupie imetelstatu; 

o przeżycie wolne od progresji (PFS): mediana nieosiągnięta w obu grupach; szacowane PFS po 12 
mies. – zbliżone w obu ramionach; 

o niezależność od transfuzji krwinek czerwonych (RBC TI): istotnie statystyczna różnica (p<0,001) 
pomiędzy odsetkiem pacjentów, którzy osiągnęli 8-tyg. RBC TI w grupie imetelstatu i w grupie 
placebo (39,8% vs 15,0%); mediana czasu trwania RBC TI większa w grupie imetelstatu niż placebo 
(51,6 tyg. vs 13,3 tyg.) (różnica istotna statystycznie); 

o istotnie statystyczna różnica (p<0,001) pomiędzy odsetkiem pacjentów, którzy osiągnęli 24-tyg. RBC 
TI w grupie imetelstatu i w grupie placebo (28,0% vs 3,3%);  

o istotnie statystyczna różnica (p<0,001) dla wskaźnika poprawy hematologiczno-erytroidalnej (HI-E) 
między ramionami imetelstatu i placebo (42,4% vs 13,3%). 

• Bezpieczeństwo: 

o TEAEs stopnia 3/4. i SAEs występowały częściej w ramieniu imetelstatu (90,7% i 32,2%) niż placebo 
(47,5% i 22,0%); 

o najczęściej zgłaszane TEAEs w grupie imetelstatu to małopłytkowość (75,4% vs 10,2%), neutropenia 
(73,7% vs 6,8%) i niedokrwistość (20,3% vs 10,2%); 

o zmniejszenie dawki lub opóźnienie cyklu z powodu zdarzeń niepożądanych odnotowano częściej 
u pacjentów w ramieniu imetelstatu (70,3%) niż placebo (23,7%); 

o wyniki badania wskazują na gorszy ogólny profil bezpieczeństwa imetelstatu niż placebo. 

3. Jakość dowodów naukowych badania MDS3001 

• Badanie III fazy. 

• Ocena jakości badania wg Risk of Bias Tool 2.0 The Cochrane Collaboration: niskie ryzyko (5/5). 

• Do głównych ograniczeń badania należy: 

o krótki okres obserwacji w badaniu (mediana czasu obserwacji wynosiła ok. 19,5 miesięcy); 

o OS i PFS były drugorzędowymi punktami końcowymi; 

o niepewność związana z interpretacją jakości życia mierzoną przy pomocy kwestionariusza EQ-5D-
5L – brak danych pozwalających ocenić poprawę od punktu wyjściowego, brak informacji o istotności 
statystycznej w porównaniu z placebo. 

o pierwszorzędowy punkt końcowy jest trudny do zinterpretowania i potencjalnie stronniczy (grupa 
imetelstatu miała więcej czasu na osiągnięcie niezależności od transfuzji). 

4. Wielkość populacji docelowej 

• Nowe przypadki rocznie: 290 (wartość zaokrąglona). 

• Liczba osób leczonych w pierwszym roku (2026): 1290 (wartość zaokrąglona). 

• Liczba osób leczonych w drugim roku (2027): 1280 (wartość zaokrąglona). 
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1.2. Szczegółowe warunki stosowania 

1.2.1. Przeciwskazania 

Zgodnie z informacjami zawartymi w ChPL Rytelo przeciwskazaniem są: 

• nadwrażliwość na substancję czynną lub na którąkolwiek substancję pomocniczą (sodu węglan, kwas 
chlorowodorowy); 

• ciąża. 

1.2.2. Diagnostyka 

1.2.2.1. Diagnostyka przy kwalifikacji 

Zgodnie z informacjami zawartymi w ChPL i EPAR Rytelo diagnostyka przy kwalifikacji pacjentów powinna 
obejmować: 

• test ciążowy u kobiet w wieku rozrodczym; 

• pełną morfologię krwi; 

• próby wątrobowe (bilirubina całkowita, bilirubina bezpośrednia, AspAT, ALAT, ALP); 

• aspirację i biopsję szpiku kostnego (w celu potwierdzenia diagnozy MDS) w ciągu 12 tygodni przed 
przystąpieniem do programu; 

• oznaczenie żelaza i ferrytyny we krwi; 

• oznaczenie stężenia endogennej erytropoetyny (eEPO); 

• badania w kierunku nieprawidłowości cytogenetycznej izolowanej delecji 5q (non-del 5q); 

• klirens kreatyniny. 

Komentarz analityków 

Zgodnie z Obwieszczeniem Ministra Zdrowia3 z dnia 25 stycznia 2016 r. w sprawie ogłoszenia jednolitego tekstu 
rozporządzenia Ministra Zdrowia w sprawie świadczeń gwarantowanych z zakresu ambulatoryjnej opieki 
specjalistycznej oznaczenie stężenia erytropoetyny jest finansowane ze środków publicznych. W celu wykrycia 
kariotypu del(5q) niezbędne jest przeprowadzenie cytogenetycznego badania molekularnego (metodą FISH), 
które zgodnie z powyższym rozporządzeniem jest finansowane ze środków publicznych. Aspiracyjna biopsja 
szpiku kostnego zgodnie z Rozporządzeniem Ministra Zdrowia4 z dnia 14 kwietnia 2021 r. zmieniającego 
rozporządzenie w sprawie świadczeń gwarantowanych z zakresu ambulatoryjnej opieki specjalistycznej także jest 
finansowana ze środków publicznych.  

1.2.2.2. Monitorowanie 

Zgodnie z informacjami zawartymi w ChPL Rytelo, pacjentów podczas leczenia imetelstatem należy monitorować 
pod kątem: 

• nieprawidłowych wyników morfologii krwi (przed podaniem każdej dawki produktu Rytelo, co tydzień po 
podaniu pierwszych dwóch dawek, a także w przypadku małopłytkowości i neutropenii 3. lub 4. stopnia 
lub zgodnie ze wskazaniami klinicznymi); 

• występowania krwawień (pacjenci z małopłytkowością 3. lub 4. stopnia); 

• występowania zakażeń, w tym sepsy (pacjenci z neutropenią 3. lub 4. stopnia); 

• wystąpienia działań niepożądanych przez co najmniej jedną godzinę po zakończeniu infuzji; 

• nieprawidłowego działania wątroby (bilirubina całkowita, AspAT); 

 
3 Obwieszczenie Ministra Zdrowia z dnia 25 stycznia 2016 r. w sprawie ogłoszenia jednolitego tekstu rozporządzenia Ministra Zdrowia 
w sprawie świadczeń gwarantowanych z zakresu ambulatoryjnej opieki specjalistycznej 
https://www.dziennikustaw.gov.pl/D2016000035701.pdf [dostęp: 09.07.2025]. 
4 Rozporządzenie Ministra Zdrowia z dnia 14 kwietnia 2021 r. zmieniające rozporządzenie w sprawie świadczeń gwarantowanych z zakresu 
ambulatoryjnej opieki specjalistycznej https://www.dziennikustaw.gov.pl/D2021000072701.pdf [dostęp: 09.07.2025]. 
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• nieprawidłowości w funkcjonowaniu nerek (klirens kreatyniny). 

1.3. Podsumowanie przedmiotu analizy 

Produkt leczniczy Rytelo jest zarejestrowany we wskazaniu do stosowania w monoterapii w leczeniu dorosłych 
pacjentów z niedokrwistością zależną od transfuzji krwi z powodu zespołów mielodysplastycznych bardzo 
niskiego, niskiego lub średniego ryzyka (MDS) bez nieprawidłowości cytogenetycznej izolowanej delecji 5q (non-
del 5q) i u których wystąpiła niezadowalająca odpowiedź na leczenie oparte na erytropoetynie lub którzy nie 
kwalifikują się do leczenia erytropoetyną. Lek podawany jest dożylnie. 

Imetelstat jest oligonukleotydowym inhibitorem telomerazy, który wiąże się z obszarem matrycowym składnika 
RNA ludzkiej telomerazy, zapobiegając wiązaniu telomerów. Leczenie imetelstatem prowadzi do zmniejszenia 
liczby złośliwych klonów komórek. Mechanizm działania imetelstatu jest odmienny od innych substancji 
stosowanych w leczeniu pacjentów w ocenianym wskazaniu. 

Rytelo posiada status leku sierocego i jest poddany dodatkowemu monitorowaniu. Badania wymagane do 

diagnostyki i monitorowania leczenia są aktualnie refundowane w Polsce, a ich koszt nie wpływa w istotny sposób 

na całkowity koszt terapii. 
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2. Ocena niezaspokojonej potrzeby zdrowotnej 

Celem tej części opracowania jest przedstawienie kontekstu zastosowania nowej technologii. Istotnym 
elementem jest zdefiniowanie niezaspokojonej potrzeby zdrowotnej, która mierzona jest skutecznością 
dotychczas stosowanego postępowania w odniesieniu do sytuacji zdrowotnej populacji generalnej.  

Ocena potrzeb zdrowotnych, w tym ocena niezaspokojonej potrzeby zdrowotnej obejmuje charakterystykę 
choroby, włączając ocenę konsekwencji zdrowotnych, skutki ich nieleczenia oraz efekty podjętych działań 
terapeutycznych, ocenę populacji docelowej (w tym ocenę indywidualnych i społecznych potrzeb zdrowotnych 
oraz ocenę wielkości populacji docelowej w celu określenia m. in. skali potrzeb zdrowotnych oraz oszacowania 
kosztów terapii), a także ocenę dostępności alternatywnych technologii medycznych. 

2.1. Problem zdrowotny 

ICD-10:  

D46 – Zespoły mielodysplastyczne 

D46.0 – Oporna niedokrwistość bez syderoblastów 

D46.1 – Oporna niedokrwistość z syderoblastami 

D46.4 – Oporna niedokrwistość, nieokreślona 

D46.7 – Inne zespoły mielodysplastyczne 

D46.9 – Zespół mielodysplastyczny, nieokreślony 

ICD-11:  

2A30 – Niedokrwistość oporna na leczenie 

2A33 – Niedokrwistość oporna na leczenie z obecnością pierścieniowatych syderoblastów 

2A34 – Oporna na leczenie cytopenia z dysplazją wieloliniową 

2A37 – Zespół mielodysplastyczny, niesklasyfikowany 

2A3Y – Inne określone zespoły mielodysplastyczne 

2A3Z – Zespoły mielodysplastyczne, nieokreślone 

Kod ORPHA:  

52688 – Zespół mielodysplastyczny 

98827 – Niesklasyfikowany zespół mielodysplastyczny 

Komentarz analityków 

Istnieje niepewność, które kody ICD-10, ICD-11 oraz ORPHA będą sprawozdawane u chorych objętych 
ocenianym wskazaniem. 

Zespoły mielodysplastyczne (ang. myelodysplastic syndromes, MDS) są poważnymi, zagrażającymi życiu 
chorobami, które stanowią heterogenną grupę klonalnych zaburzeń hemopoetycznych charakteryzujących się 
nieefektywną hemopoezą. Delecja długiego ramienia chromosomu 5 (del(5q)) jest jedną z najczęściej 
występujących aberracji cytogenetycznych w MDS stanowiącą około 10-15% wszystkich przypadków. 
Niedokrwistość jest najczęstszą nieprawidłowością krwi obwodowej i prowadzi do większości objawów MDS 
(występuje u około 80% do 85% pacjentów). MDS niższego ryzyka (ang. lower-risk MDS, LR-MDS) 
charakteryzują się obecnością dysplazji szpiku kostnego (ang. bone marrow, BM), niskim odsetkiem blastów 
w szpiku oraz niewielkim nasileniem cytopenii. Przewlekła niedokrwistość jest głównym objawem LR-MDS, 
prowadzącym do uzależnienia od transfuzji czerwonych krwinek (ang. red blood cell, RBC) u około 40% 
pacjentów5.  

 
5 EPAR, Assessment report Rytelo https://www.ema.europa.eu/en/documents/assessment-report/rytelo-epar-public-assessment-
report en.pdf [dostęp: 27.03.2025]. 
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Mediana przeżycia w LR-MDS wynosi od 32,0 miesięcy do 56,1 miesięcy. Pacjenci z LR-MDS bez del(5q), 
u których nie powiodło się leczenie czynnikami stymulującymi erytropoezę (ang. erythropoiesis-stimulating agent, 
ESA), osiągają medianę przeżycia całkowitego (ang. overall survival, OS) wynoszącą ok. 37 miesięcy. 

Zespoły mielodysplastyczne należą do najczęstszych nowotworów hematologicznych u osób starszych (mediana 
wieku w momencie rozpoznania wynosi 70 lat). W analizowanych badaniach przeprowadzonych w Europie 
częstość występowania MDS wahała się od 0,15 do 0,60 na 10 000 osobolat. Częstość występowania MDS 
w UE, w oparciu o ostatnie przeglądy leków oznaczonych jako sieroce, wynosi około 2 na 10 000 osób. 

Obecnie allogeniczny przeszczep krwiotwórczych komórek macierzystych (ang. haematopoietic stem cell 
transplantation, HSCT) jest jedyną potencjalnie leczniczą terapią MDS, choć wiąże się on z wysokim ryzykiem 
śmiertelności, szczególnie wśród starszych pacjentów. Zgodnie z wytycznymi Europejskiego Towarzystwa 
Onkologii Medycznej (ESMO) dotyczącymi MDS, celem terapii w LR-MDS jest poprawa cytopenii, głównie 
niedokrwistości oraz poprawa jakości życia. Ostatecznie ~40% pacjentów z LR-MDS stanie się zależnych od 
transfuzji. 

Dostępne terapie zespołów mielodysplastycznych niższego ryzyka obejmują między innymi stosowanie ESA, 
lenalidomidu (zatwierdzony dla pacjentów z MDS z del(5q)), luspaterceptu oraz globuliny antytymocytowej (ang. 
anti-thymocyte globulin, ATG) z lub bez cyklosporyny (ang. cyclosporine, CSA). W UE środki hipometylujące (ang. 
hypomethylating agents, HMA), w szczególności azacytydyna, są stosowane głównie u pacjentów z MDS 
wyższego ryzyka i generalnie nie są zalecane jako standard opieki dla MDS niższego ryzyka. 

2.2. Rekomendacje i wytyczne kliniczne 

Przeszukano następujące źródła w celu odnalezienia wytycznych praktyki klinicznej:  

• Polskie Towarzystwo Onkologii Klinicznej, PTOK (https://ptok.pl/aktualne-zalecenia-i-standardy);  

• European Society for Medical Oncology, ESMO (https://www.esmo.org/); 

• British Society for Haematology, BSH (https://b-s-h.org.uk/guidelines/guidelines);  

• American Society of Clinical Oncology, ASCO (https://ascopubs.org/jco/special/guidelines);  

• National Comprehensive Cancer Network, NCCN (https://www.nccn.org/).  

Wyszukiwanie przeprowadzono w dniu 10.04.2025 r., a zaktualizowano w dniu 2.02.2026 r. Odnaleziono cztery 
dokumenty wytycznych. Przegląd wytycznych praktyki klinicznej ma na celu zidentyfikowanie zalecanych 
interwencji w ocenianym wskazaniu, tj. leczenie dorosłych pacjentów z niedokrwistością zależną od transfuzji krwi 
z powodu zespołów mielodysplastycznych bardzo niskiego, niskiego lub średniego ryzyka (MDS) bez 
nieprawidłowości cytogenetycznej izolowanej delecji 5q (non-del 5q) i u których wystąpiła niezadowalająca 
odpowiedź na leczenie oparte na erytropoetynie lub którzy nie kwalifikują się do leczenia erytropoetyną. 
Najważniejsze informacje zawarte w odnalezionych wytycznych przedstawiono w tabeli, znajdującej się  
w załączniku 9.1. 

Podsumowanie  

Substancja czynna imetelstat jest zalecana w ocenianym wskazaniu wg amerykańskich wytycznych z 2026 r. 
(NCCN 2026 ver. 3.2026, kat. 1). Pozostałe dokumenty wytycznych zostały opublikowane przed datą 
dopuszczenia do obrotu produktu leczniczego Rytelo na terenie Unii Europejskiej. 

Wytyczne polskie, europejskie i amerykańskie (PTOK 2020, ESMO 2020 i NCCN 2026) w leczeniu pacjentów 
z niedokrwistością zależną od transfuzji z powodu zespołów mielodysplastycznych z grup niższego ryzyka (MDS), 
u których wystąpiła niezadowalająca odpowiedź na leczenie ESA zalecają m.in. terapię z wykorzystaniem 
luspaterceptu (kat. IA wg. ESMO 2020; kat. 2A wg NCCN 2026). Ponadto, dla wybranych pacjentów zaleca się 
przeczepienie allogenicznych krwiotwórczych komórek macierzystych (ang. allogeneic hematopoietic stem cell 
transplantation, allo-HSCT (kat. 2A wg. NCCN 2026). W wytycznych brytyjskich (BSH 2021) podkreśla się, że 
przeszczepienie szpiku można rozważyć od początku leczenia u pacjentów z 5–10% blastów i powoli postępującą 
chorobą lub u tych, którzy mają hipokomórkowy albo zwłókniały szpik kostny (kat. 2B). W dokumencie PTOK 
2020 oraz NCCN 2026 wymienia się również leczenie azacytydyną, decytabiną i lenalidomidem (kat. 2A wg 
NCCN). Podkreśla się także, że przy braku odpowiedzi na leczenie ESA istnieje wskazanie do jej łącznego 
zastosowania z czynnikiem stymulującym tworzenie kolonii granulocytów (ang. granulocyte-colony stimulating 
factor, G-CSF) lub lenalidomidem (kat. 2A wg NCCN 2026). W przypadku braku odpowiedzi na leczenie 
pacjentom zaleca się również udział w badaniach klinicznych (kat. 2A wg NCCN 2026).  

Zarówno wytyczne europejskie (ESMO 2020), jak i amerykańskie (NCCN 2026) w leczeniu pacjentów z MDS  
z grup niższego ryzyka i po niepowodzeniu leczenia ESA zalecają antytymocytową globulinę z cyklosporyną 
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(ESMO 2020, kat. IIB) lub globulinę antytymocytową z cyklosporyną z lub bez eltrombopagu (kat. 2A wg NCCN 
2026). W dokumencie NCCN 2026, w wybranych sytuacjach klinicznych, zaleca się również terapię  
z wykorzystaniem iwosydenibu, enasidenibu czy cedazurydyny (kat. 2A). Z kolei wytyczne BSH 2021 wymieniają 
agonistów receptora trombopoetyny (TPO) jako opcję terapeutyczną w celu zmniejszenia liczby epizodów 
krwawienia u pacjentów z małopłytkowością (kat. 1A). W analizowanych wytycznych PTOK 2020, BSH 2021  
i ESMO 2020 podkreśla się również konieczność stosowania chelatorów żelaza u chorych  
z przeładowaniem żelazem (kat. 1B wg BSH 2021; kat. IIIB wg ESMO 2020). 

Wnioski 

Według wytycznych leczenie pacjentów w ocenianym wskazaniu obejmuje terapię z wykorzystaniem 
luspaterceptu, imetelstatu, azacytydyny, decytabiny lub lenalidomidu, globuliny antytymocytowej z cyklosporyną 
z lub bez eltrombopagu oraz ESA w skojarzeniu z G-CSF/lenalidomidem. W wybranych sytuacjach klinicznych 
zaleca się również iwosydenib, enasidenib, cedazuryzynę oraz allo-HSCT. Dodatkowo u pacjentów  
z przeładowaniem żelazem należy rozważyć zastosowanie chelatorów żelaza. 

2.3. Przegląd wcześniejszych ocen AOTMiT 

Podsumowanie 

Produkt leczniczy Rytelo i substancja czynna imetelstat nie były wcześniej przedmiotem oceny AOTMiT 
w ocenianym wskazaniu. 

2.4. Analiza dostępności opcji terapeutycznych w Polsce 

Opcje terapeutyczne stosowane w ocenianym wskazaniu stanowią: 

• wg EPAR: 

o przeszczep krwiotwórczych komórek macierzystych (HSCT); 

o lenalidomid; 

o luspatercept; 

o globulina antytymocytowa (ATG) +/- cyklosporyna (CSA); 

• wg odnalezionych wytycznych klinicznych: 

o imetelstat; 

o luspatercept; 

o azacytydyna; 

o decytabina; 

o lenalidomid; 

o globulina antytymocytowa + cyklosporyna +/- eltrombopag; 

o ESA (w tym epoetyna i darbepoetyna) + czynnik stymulujący tworzenie kolonii granulocytów (G-
CSF)/lenalidomid; 

o allo-HSCT; 

o iwosydenib; 

o enasidenib; 

o cedazuryzyna; 

o chelatory żelaza (w tym deferazyroks); 

o agoniści receptora TPO (w tym eltrombopag); 

o udział w badaniach klinicznych; 

• wg badań klinicznych włączonych do analizy w ramach przeglądu systematycznego: brak. 

Spośród ww. opcji terapeutycznych wg Obwieszczenia Ministra Zdrowia z dnia 18.12.2025 r.6 we wskazaniu: 
zespoły mielodysplastyczne (ICD-10: D46) refundowane są następujące substancje czynne: 

 
6 Obwieszczenie Ministra Zdrowia z dnia 18 grudnia 2025 r. w sprawie wykazu refundowanych leków, środków spożywczych specjalnego 
przeznaczenia żywieniowego oraz wyrobów medycznych na 1 stycznia 2026 r., https://www.gov.pl/web/zdrowie/obwieszczenie-ministra-
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• w refundacji aptecznej:  

o danazol (w zakresie wskazań pozarejestracyjnych objętych refundacją obejmujących zespół 
mielodysplastyczny);  

• w ramach programu lekowego: B.142. Leczenie dorosłych pacjentów z zespołami mielodysplastycznymi 
z towarzyszącą niedokrwistością zależną od transfuzji (ICD-10: D46.0, D46.1): luspatercept; 

• w ramach chemioterapii:  

o busulfan; cyklofosfamid; cytarabina; dakarbazyna; etopozyd; fludarabina; hydroksykarbamid; 
merkaptopuryna; metotreksat; 

o darbepoetyna alfa (w przypadku niskiego lub pośredniego-1 ryzyka wg IPSS – bez del(5q) –  
u pacjentów z objawową niedokrwistością);  

o epoetyna alfa (w przypadku niskiego lub pośredniego-1 ryzyka wg IPSS – bez del(5q) – u pacjentów 
z objawową niedokrwistością). 

2.5. Podsumowanie oceny niezaspokojonej potrzeby zdrowotnej 

Zespoły mielodysplastyczne (ang. myelodysplastic syndromes, MDS) są poważnymi, zagrażającymi życiu 
chorobami, które stanowią heterogenną grupę klonalnych zaburzeń hemopoetycznych charakteryzujących się 
nieefektywną hemopoezą. Objawy kliniczne MDS różnią się w zależności od podtypu i nasilenia cytopenii. 
Niedokrwistość jest najczęstszą nieprawidłowością krwi obwodowej i prowadzi do większości objawów MDS. 
MDS niższego ryzyka (ang. lower-risk MDS, LR-MDS) charakteryzują się obecnością dysplazji szpiku kostnego, 
niskim odsetkiem blastów w szpiku oraz niewielkim nasileniem cytopenii. Przewlekła niedokrwistość jest głównym 
objawem LR-MDS, prowadzącym do uzależnienia od transfuzji czerwonych krwinek u około 40% pacjentów. 

Do głównych terapii stosowanych w leczeniu MDS niższego ryzyka należą czynniki stymulujące erytropoezę 
(ESA), lenalidomid, luspatercept czy globulina antytymocytowa (ATG) +/- cyklosporyna (CSA). Powszechnie 
stosuje się również allogeniczny przeszczep krwiotwórczych komórek. 

Według wytycznych, leczenie pacjentów w ocenianym wskazaniu obejmuje terapię w wykorzystaniem 
luspaterceptu, imetelstatu, azacytydyny, decytabiny lub lenalidomidu, globulinę antytymocytową z cyklosporyną 
z lub bez eltrombopagu oraz ESA w skojarzeniu z G-CSF/lenalidomidem. W wybranych sytuacjach klinicznych 
zaleca się również iwosydenib, enasidenib, cedazuryzynę oraz allo-HSCT. Dodatkowo, u pacjentów 
z przeładowaniem żelazem należy rozważyć zastosowanie chelatorów żelaza. 

Produkt leczniczy Rytelo i substancja czynna imetelstat nie były wcześniej przedmiotem oceny AOTMiT 
w ocenianym wskazaniu. 

W Polsce aktualnie refundowane opcje terapeutyczne dla pacjentów w przedmiotowym wskazaniu obejmują 
chemioterapię oraz luspatercept, refundowany w ramach programu lekowego B.142. Leczenie dorosłych 
pacjentów z zespołami mielodysplastycznymi z towarzyszącą niedokrwistością zależną od transfuzji (ICD-10: 
D46.0, D46.1).  

 
zdrowia-z-dnia-18-grudnia-2025-r-w-sprawie-wykazu-refundowanych-lekow-srodkow-spozywczych-specjalnego-przeznaczenia-
zywieniowego-oraz-wyrobow-medycznych-na-1-stycznia-2026-r [dostęp: 2.02.2026]. 
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4.2.1. Opis komparatora 

W badaniu rejestracyjnym jako komparator zastosowano placebo. Zgodnie z wytycznymi klinicznymi oraz analizą 
dostępnych w Polsce opcji terapeutycznych, komparator w stosunku do ocenianej technologii mógłby stanowić 
luspatercept refundowany w ramach programu lekowego B.142 Leczenie pacjentów z zespołami 
mielodysplastycznymi z towarzyszącą niedokrwistością zależną od transfuzji (ICD-10: D46.0, D46.1). Należy 
jednak podkreślić, że leczenie luspaterceptem obejmuje szerszą populację pacjentów, niż terapia imetelstatem. 

4.2.2. Opis punktów końcowych 

Badanie MDS3001: 

Punkty końcowe odnoszące się do: 

• śmiertelności: 

o przeżycie całkowite (ang. overall survival, OS) – zdefiniowane jako okres od 1. dnia badania do zgonu 
z jakiejkolwiek przyczyny. Czas przeżycia żyjących uczestników jest cenzurowany w ostatnim dniu, 
w którym wiadomo, że uczestnik żyje lub w dniu utraty kontaktu z pacjentem; 

• przeżycia wolnego od progresji: 

o przeżycie wolne od progresji (ang. progression free survival, PFS) – zdefiniowane jako czas od 
pierwszego dnia badania do pierwszego dnia progresji choroby lub zgonu z jakiejkolwiek przyczyny, 
w zależności od tego, co nastąpi wcześniej; 

• jakości życia: 

o zmiana w stosunku do wartości wyjściowej w Zwalidowanej Psychometrycznie Skali Oceny 
Funkcjonalnej Terapii Przewlekłej Choroby-Zmęczenie (ang. Functional Assessment of Chronic 
Illness Therapy - Fatigue, FACIT-Fatique) – FACIT-Fatigue to 13-punktowy kwestionariusz mierzący 
poziom zmęczenia podczas codziennej aktywności. Trwałe, znaczące pogorszenie/poprawa zostały 
zdefiniowane jako ≥3-punktowy spadek/wzrost w zakresie zmęczenia w skali FACIT (zakres: 0-52) 
przez ≥2 kolejne cykle leczenia; 

o zmiana w stosunku do wartości wyjściowej w kwestionariuszu EuroQol- EQ-5D-5L (ang. European 
Quality of Life 5 Dimensions 5 Level Version, EQ-5D-5L); 

• wyleczenia:  

o brak; 

• zastępczych punktów końcowych: 

o wskaźnik 8-tygodniowej niezależności od transfuzji krwinek czerwonych (ang. red blood cell 
transfusion independence, RBC TI) – definiowany jako odsetek uczestników bez transfuzji RBC 
w ciągu kolejnych 8 tygodni (56 dni), począwszy od 1. dnia badania do rozpoczęcia późniejszej terapii 
przeciwnowotworowej (jeśli dotyczy) – pierwszorzędowy punkt końcowy; 

o 24-tygodniowy wskaźnik RBC TI – zdefiniowany jako odsetek uczestników bez transfuzji RBC w ciągu 
kolejnych 24 tygodni, począwszy od pierwszego dnia badania do rozpoczęcia kolejnej terapii (jeśli 
dotyczy); 

o czas trwania RBC TI – zdefiniowany jako pierwszy dzień najdłuższego okresu RBC TI do daty 
pierwszej transfuzji RBC po rozpoczęciu okresu TI;  

o wskaźnik poprawy hematologicznej, w tym poprawa hematologiczno-erytroidalna (ang. haematologic 
improvement-erythroid, HI-E), zmodyfikowany według Międzynarodowej Grupy Roboczej (ang. 
International Working Group, IWG) 2006 i zdefiniowany jako wzrost poziomu Hb o co najmniej 1,5 
g/dL powyżej poziomu przed leczeniem lub istotne zmniejszenie liczby przetaczanych jednostek RBC 
o co najmniej 4 jednostki w ciągu 8 tygodni w porównaniu z liczbą transfuzji w okresie 8 tygodni przed 
rozpoczęciem leczenia; 

• bezpieczeństwa: 

o bezpieczeństwo stosowania imetelstatu u pacjentów z MDS (częstość występowania, nasilenie 
i rodzaj zdarzeń niepożądanych oraz zgony). 

Komentarz analityków 

Na podstawie dostępnych rekomendacji za istotne klinicznie punkty końcowe w ocenie LR-MDS uznaje się: 
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• OS – złoty standard oceny; umożliwia ocenę skuteczności oraz bezpieczeństwa interwencji; 

• RBC TI – uznawany za bezpośrednią miarę korzyści klinicznych; w bardziej zaawansowanych badaniach 
zaleca się ocenę dłuższych odpowiedzi (≥16 tygodni) przy użyciu miar typu „czas do zdarzenia” oraz 
analizę korelacji z OS; 

• HI-E – zgodnie z kryteriami IWG 2018, pozwala ocenić istotną klinicznie poprawę niedokrwistości; 

• PFS – może być stosowany jako punkt końcowy typu „czas do zdarzenia”, jednak wymaga prospektywnej 
walidacji; 

• przeżycie bez transfuzji – potencjalny punkt końcowy typu „czas do zdarzenia”, wymagający 
wypracowania standardowej definicji oraz prospektywnej walidacji. 

Ponadto, kryteria odpowiedzi u pacjentów z niedokrwistością powinny opierać się na wyjściowej zależności od 
transfuzji, poprawie w zakresie nasilenia objawów i jakości życia14. Biorąc pod uwagę powyższe rekomendacje, 
punkty końcowe zastosowane w badaniu MDS3001 można uznać za istotne klinicznie – z wyjątkiem czasu trwania 
odpowiedzi RBC TI. PFS może stanowić informatywny punkt końcowy, lecz nie jest wymagany w badaniach 
dotyczących LR-MDS. W badaniu rejestracyjnym zastosowano wskaźnik HI-E zgodny z kryteriami IWG 2006, 
przy czym wyniki opracowano również według nowszych kryteriów IWG 2018. Zgodnie z powyższymi 
rekomendacjami punkt końcowy dotyczący RBC TI może być uznany za pierwszorzędowy, jednakże powinien 
zakładać dłuższą odpowiedź niż 8-tygodni oraz powinna zostać przeprowadzona analiza korelacji z OS (czego 
nie uwzględniono w badaniu MDS3001). 

4.3. Kryteria populacji docelowej 

Zestawienie kryteriów populacji docelowej na podstawie badania rejestracyjnego oraz ChPL Rytelo 
przedstawiono w tabeli znajdującej się w załączniku 9.4. 

Podsumowanie 

Kryteria włączenia oraz wykluczenia w badaniu rejestracyjnym są szerzej opisane niż w Charakterystyce Produktu 
Leczniczego. Kryteria, które zostały uwzględnione w ChPL częściowo pokrywają się z kryteriami wymienionymi 
w badaniu rejestracyjnym. Do badania rejestracyjnego włączono dorosłych pacjentów z MDS niskiego lub 
pośredniego ryzyka oraz z MDS, który był nawrotowy/oporny na leczenie czynnikami stymulującymi erytropoezę 
(ESA). Pacjenci musieli być zależni od transfuzji i ze stanem sprawności ECOG 0-2.  

Z badania zostali wykluczeni m.in. pacjenci z kariotypem del(5q), z wcześniejszym leczeniem środkiem 
hipometylującym, lenalidomidem, talidomidem lub innymi analogami talidomidu. Wykluczano również pacjentów 
z wcześniejszą historią HSCT czy niedokrwistością przypisywaną czynnikom innym niż MDS. 

4.4. Ocena jakości badań 

Wiarygodność badań włączonych do analizy oceniono z zastosowaniem narzędzia z Risk of bias Tool 2.0 
w przypadku badań RCT lub z wykorzystaniem skali NICE w przypadku badań jednoramiennych. 

Ocenę jakości głównego badania rejestracyjnego MDS3001 przedstawiono w załączniku 9.5. 

Wnioski 

Ryzyko błędu systematycznego w badaniu MDS3001 oceniono jako niskie na podstawie 5/5 domen narzędzia 
Cochrane RoB 2. 

4.5. Podsumowanie materiału dowodowego 

Ocenę efektywności klinicznej ocenianej technologii przeprowadzono w oparciu o badanie stanowiące podstawę 
wnioskowania na rzecz procedury dopuszczenia do obrotu przez EMA: 

• MDS3001 (badanie rejestracyjne) – wieloośrodkowe, dwuramienne badanie III fazy, oceniające 
skuteczność i bezpieczeństwo zastosowania imetelstatu (w dawce 7,1 mg/kg co 4 tygodnie) u dorosłych 

 
14 Mina A. et.al., Advancing drug development in myelodysplastic syndromes, Blood Adv 2025, 9 (5): 1098-1104 
https://ashpublications.org/bloodadvances/article/9/5/1095/534871/Advancing-drug-development-in-myelodysplastic; Sekeres M. et.al., 
Considerations for Drug Development in Myelodysplastic Syndromes, Clin Cancer Res. 2023, 29 (14): 2573-2579 
https://pmc.ncbi.nlm.nih.gov/articles/PMC10349686/ [dostęp: 15.07.2025]. 
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pacjentów z niedokrwistością zależną od transfuzji krwi z powodu zespołów mielodysplastycznych bardzo 
niskiego, niskiego lub średniego ryzyka (MDS) bez nieprawidłowości cytogenetycznej izolowanej delecji 
5q (non-del 5q) i u których wystąpiła niezadowalająca odpowiedź na leczenie oparte na erytropoetynie 
lub którzy nie kwalifikują się do leczenia erytropoetyną. 

Ponadto przeprowadzono przegląd systematyczny ukierunkowany na identyfikację badań pierwotnych 
o najwyższym poziomie wiarygodności, w wyniku którego nie zidentyfikowano badań z randomizacją, natomiast 
odnaleziono dodatkowe źródła informacji: 

• publikacja Platzbecker 2024, opisująca wyniki badania rejestracyjnego MDS3001; 

• wyniki z badania rejestracyjnego, opublikowane na stronie clinicaltrials.gov.  

Wiarygodność badania rejestracyjnego MDS3001 oceniono (wg narzędzia RoB dla badań z randomizacją) na 5/5 
pkt. 
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5.3. Ograniczenia analizy klinicznej 

• Krótki okres obserwacji pacjentów w badaniu (mediana czasu obserwacji wynosiła ok. 19,5 miesięcy 
w grupie imetelstatu) nie pozwala na przewidywanie długofalowych skutków interwencji.  

• Dane dotyczące OS i PFS są niedojrzałe. 

• Przeżycie całkowite (OS) i przeżycie wolne od progresji (PFS) były drugorzędowymi punktami 
końcowymi. 

• Pierwszorzędowy punkt końcowy jest trudny do zinterpretowania i potencjalnie stronniczy (grupa 
imetelstatu miała więcej czasu na osiągnięcie niezależności od transfuzji). 

• Niepewności związane z interpretacją jakości życia mierzoną przy pomocy kwestionariusza EQ-5D-5L – 
brak danych pozwalających ocenić poprawę od punktu wyjściowego, brak informacji o istotności 
statystycznej w porównaniu z placebo. 

• Populacja pacjentów była wysoce wyselekcjonowana pod względem wcześniejszej historii leczenia MDS 
czy chorób współistniejących, a zatem nie może być uważana za reprezentatywną dla populacji 
pacjentów w warunkach rzeczywistych. 

• W trakcie badania zgłoszono łącznie 77 (43,3%) poważnych odstępstw od protokołu, z czego 55 
dotyczyło grupy pacjentów otrzymującej imetelstat. Najczęściej występujące odchylenia dotyczyły 
prawidłowości podania badanego leku (24,2%) oraz nieprawidłowej stratyfikacji chorych (11,8%). 

5.4. Podsumowanie siły interwencji 

Podsumowanie z oceny skuteczności 

Skuteczność leku Rytelo oceniano w oparciu o wyniki randomizowanego badania rejestracyjnego MDS3001 fazy 
3. Mediana czasu trwania obserwacji wyniosła 19,5 miesiąca dla imetelstatu i 17,5 miesiąca dla placebo. 

W przedłużonym okresie obserwacji wynoszącym ok. 31 miesięcy mediana OS dla imetelstatu wyniosła 40,4 
miesiąca (w grupie placebo mediana OS nie została osiągnięta). Szacowane prawdopodobieństwo przeżycia dla 
pacjentów z grupy imetelstatu wyniosło 92,4% w 12. miesiącu oraz .62,6% w 36. miesiącu. Z kolei w grupie 
placebo prawdopodobieństwo przeżycia wyniosło 94,7% w 12. miesiącu i 66,7% w 36. miesiącu. Wyniki te 
sugerują gorsze wyniki w zakresie OS w ramieniu interwencji, jednakże ze względu na niedojrzałe dane, 
wiarygodna interpretacja wyników nie jest możliwa. 

Odsetek pacjentów, u których wystąpił jakikolwiek epizod trwałej, znaczącej poprawy w zakresie zmęczenia 
w populacji, która obejmowała wszystkich uczestników ITT, którzy mieli dostępne dane FACIT-Fatigue na 
początku badania był wyższy (50%) w grupie imetelstatu niż w grupie placebo (40,4%). Mediana czasu do 
pierwszej trwałej znaczącej poprawy w zakresie zmęczenia była krótsza w przypadku imetelstatu niż placebo 
(28,3 vs 65,0 tygodnia). Średnie wyniki indeksu EQ-5D-5L w cyklu 30. wynosiły 0,75 w przypadku imetelstatu 
w porównaniu z 0,69 w przypadku placebo. Powyższe wyniki wskazują na brak dowodów na większą skuteczność 
w zakresie jakości życia u osób przyjmujących imetelstat. 

Mediana PFS nie została osiągnięta w żadnej z badanych grup, a prawdopodobieństwo braku zdarzenia PFS 
(bez progresji choroby lub zgonu) po 12 miesiącach w grupie imetelstatu i placebo było podobne i wyniosło 
odpowiednio 83,6% i 82,6%. 

8-tygodniowy RBC TI został osiągnięty u 40% pacjentów w grupie imetelstatu i 15% w grupie placebo (p<0,001). 
24-tygodniowy RBC TI został osiągnięty u 28% pacjentów w grupie imetelstatu i 3% w grupie placebo (p<0,001). 
Z kolei 1-roczny RBC TI został osiągnięty przez 13,6% pacjentów leczonych imetelstatem w porównaniu z 1,7% 
pacjentów otrzymujących placebo (p=0,012). Wyniki dotyczące RBC TI były lepsze w ramieniu imetelstatu, 
a różnice między grupami są istotne statystycznie. Należy jednak podkreślić, że pierwszorzędowy punkt końcowy 
(8-tygodniowy RBC TI) jest trudny do zinterpretowania i potencjalnie stronniczy (grupa imetelstatu miała więcej 
czasu na osiągnięcie niezależności od transfuzji). 

Mediana czasu trwania RBC TI u pacjentów którzy osiągnęli 8-tygodniowy RBC TI w grupie imetelstatu wyniosła 
51,6 tygodnia, natomiast w grupie placebo 13,3 tygodnia (p<0,001). Wynik ten wskazuje na większą skuteczność 
badanej interwencji niż placebo. Mediana czasu trwania RBC TI u pacjentów, którzy osiągnęli 24-tygodniowy RBC 
TI w grupie imetelstatu wyniosła 80,0 tygodnia i nie została osiągnięta w grupie placebo (p=0,655). 

Wskaźnik HI-E, według kryteriów IWG 2018, wynosił 42,4% u pacjentów leczonych imetelstatem oraz 13,3% 
w grupie placebo. Odpowiedź HI-E (16-tyg. RBC TI) u pacjentów z małym obciążeniem transfuzjami odnotowano 
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Przedstawione powyżej wyniki wskazują na gorszy profil bezpieczeństwa imetelstatu niż placebo. Główne 
niepewności dotyczące działań niepożądanych odnoszą się do potencjalnie zwiększonego ryzyka zakażeń oraz 
powikłań krwotocznych u pacjentów z MDS leczonych imetelstatem, wynikającego z wywoływanej przez 
imetelstat małopłytkowości oraz neutropenii. 
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6.5. Podsumowanie oceny wpływu na budżet 

Oszacowany roczny koszt leczenia z wykorzystaniem badanej interwencji na pacjenta wynosi ok. 1,5 mln PLN. 
Wariant minimalny leku (-20% ceny Rytelo) wyniesie ok. 1,2 mln PLN, a wariant maksymalny (+20% ceny Rytelo) 
ok. 1,8 mln PLN.  

Dodatkowo, oszacowano również różnicę rocznych kosztów pomiędzy ocenianą technologią a luspaterceptem, 
refundowaną w Polsce w ramach programu lekowego B.142. Oszacowany roczny koszt leczenia wybranego 
komparatora (luspatercept) wyniósł ok. 0,6 mln PLN. Różnica kosztów pomiędzy ocenianą technologią 
a luspaterceptem wyniosła ok. 0,9 mln PLN na korzyść komparatora. 

Przeprowadzono analizę wpływu na budżet FM. Zgodnie z wariantem podstawowym analizy oszacowany średni 
koszt w pierwszym roku, w przypadku objęcia technologii Rytelo refundacją, wyniósł ok. 1,95 mld PLN oraz ok. 
1,94 mld PLN w drugim roku. 

Zagraniczne analizy HTA 

Roczna cena katalogowa imetelstatu w Stanach Zjednoczonych wynosi 365 197 USD (≈ 1 374 674,5 PLN*) za 
osobę o wadze 75 kg (dawka oznaczona jako 7,1 mg/kg).  

W przeprowadzonej przez Institute for Clinical and Economic Review analizie porównano imetelstat z najlepszą 
opieką wspomagającą (BSC) oraz luspaterceptem. Zgodnie z analizą, ICER (USD/QALY) dla porównania terapii 
imetelstatem + BSC vs BSC (ogółem) wyniósł ok. 1,2 mln USD (≈ 4,5 mln PLN). W porównaniu imetelstatu + BSC 
z luspaterceptem + BSC uznano, że jest on bardziej kosztowny i mniej efektywny, a w porównaniu z BSC (RS+) 
ICER wyniósł ok. 1,3 mln USD (≈ 4,9 mln PLN). Powołany przez Institute for Clinical and Economic Review 
niezależny komitet oceniający uznał, że dostarczone dowody są niewystarczające, aby wykazać korzyści 
zdrowotne wynikające ze stosowania imetelstatu + BSC w porównaniu z BSC jak i z luspaterceptem + BSC. 
Zgodnie z przedstawioną analizą imetelstat + BSC jest bardziej kosztowny i mniej efektywny niż luspatercept 
+BSC. Przedstawione niepewności analizy (ograniczone dowody naukowe) wskazują na utrudnioną interpretację 
wyników. 




























