Agencja Oceny Technologii Medycznych

Rada Przejrzystosci

Opinia Rady Przejrzystosci
nr247/2012 z dnia 2012 r.
w sprawie swiadczenia wysokospecjalistycznego nr 3 —

,przeszczepienie ptuc” dotyczaca

e zmiany finansowania przeszczepienia obu ptuc u dorostych
i dzieci z mukowiscydozg — wariant 3.3 oraz
e wyodrebnienia nowych wariantow swiadczenia, tj. wariantu 3.4.
- przeszczepienie ptuca u chorych z pierwotnym nadcisnieniem
ptucnym oraz 3.5. - przeszczepienie obu ptuc u chorych
z pierwotnym nadcisnieniem ptucnym

Rada wyraza pozytywnq opinie nt.:

1. Zmian finansowana przeszczepienia obu ptuc u dorostych i dzieci z
mukowiscydozq — wariant 3.3. jako  wariantu, Swiadczenia
wysokospecjalistycznego nr 3 ,przeszczepienie ptuc”, finansowanego ze
srodkow budzetu panstwa bedqgcych w dyspozycji ministra wfasciwego do
spraw zdrowia

2. Wyodrebnienia nowych wariantow:

1) Przeszczepienie ptuca u chorych z pierwotnym nadcisnieniem ptucnym —
3.4.;

2) Przeszczepienie obu ptuc u chorych z pierwotnym nadcisnieniem ptucnym
-3.5,;

- jako wariantow 3.4 i 3.5., Swiadczenia wysokospecjalistycznego nr 3
,przeszczepienie ptuc”, finansowanego ze srodkow budzetu panistwa bedqcych
w dyspozycji ministra wtasciwego do spraw zdrowia.

Uzasadnienie
Ww. opinia podyktowana jest wzgledami medycznymi i spotecznymi.
Przedmiot zlecenia

Zlecenie Ministra Zdrowia dotyczyto wydania opinii na temat mozliwosci dokonania zmiany w
dokumentacji przetargowej wykorzystywanej przez Ministra Zdrowia w konkursie ofert na realizacje
Swiadczen wysokospecjalistycznych finansowanych z budzetu panstwa, z czesci pozostajgcej w
dyspozycji ministra wtasciwego do spraw zdrowia, w zakresie:

1. Zmian finansowana przeszczepienia obu ptuc u dorostych i dzieci z mukowiscydozg — wariant
3.3. jako wariantu, $wiadczenia wysokospecjalistycznego nr 3 ,przeszczepienie ptuc”,
finansowanego ze srodkéw budzetu panstwa bedacych w dyspozycji ministra wiasciwego do
spraw zdrowia
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2. Wyodrebnienia nowych wariantow:
1) Przeszczepienie ptuca u chorych z pierwotnym nadcisnieniem ptucnym —3.4.;
2) Przeszczepienie obu ptuc u chorych z pierwotnym nadcisnieniem ptucnym —3.5;

- jako wariantéw 3.4 i 3.5., Swiadczenia wysokospecjalistycznego nr 3 ,przeszczepienie ptuc”,
finansowanego ze Srodkéw budzetu panstwa bedacych w dyspozycji ministra wtasciwego do
spraw zdrowia.

Problem zdrowotny

Mukowiscydoza

Mukowiscydoza (zwtdknienie torbielowate, ang. cystic fibrosis — CF) to najczesciej wystepujgca w
populacji biatej choroba uwarunkowana genetycznie, dziedziczona autosomalnie recesywnie. Zdarza
sie z czestoscig ok. 1 na 3000 urodzen. Przyczyng choroby sg mutacje genu zlokalizowanego na 7
chromosomie, ktory koduje biatko btonowe CFTR bedace kanatem chlorkowym btony komérek
nabtonkowych i regulatorem innych kanatéw jonowych. Wadliwe biatko zaburza transport chloru i
sodu, czego nastepstwem jest zmniejszenie zawartosci wody w wydzielinie przewoddéw
wyprowadzajacych gruczotéw zewnatrzwydzielniczych.

Leczenie mukowiscydozy jest na obecnym etapie wytgcznie objawowe. Powinno ono by¢ prowadzone
przez wielodyscyplinarny zespét (lekarz pulmonolog, pediatra, transplantolog, chirurg, rehabilitant,
dietetyk i psycholog).

Zgodnie z dostepnymi danymi epidemiologicznymi co trzecim wskazaniem do przeszczepu ptuc na
Swiecie oraz do przeszczepu obu ptuc jest cigzka niewydolnos¢ oddechowa w przebiegu
mukowiscydozy .

Pierwotne nadcisnienie ptucne

Tetnicze nadcisnienie ptucne (TNP) jest chorobg przebiegajacg bardzo dynamicznie o szczegdlnie
ztym rokowaniu i dotyczy w szczegdlnosci mtodych oséb — giéwnie mtodych kobiet. Leczenie
zachowawcze, w tym intensywna farmakoterapia jest trudna i bardzo kosztowna, czesto jej
skutecznosci jest bardzo ograniczona. Ta szczegdlna grupa mtodych chorych w chwili kwalifikacji do
transplantacji ptuc wymaga priorytetowego traktowania ze wzgledu na krétki czas przezycia znacznie
krotszy i w duzo wiekszym stopniu mniej przewidywalny niz u chorych z mukowiscydoza.

O nadcisnieniu ptucnym moéwimy woéweczas, gdy dochodzi do wzrostu Sredniego cisnienia w tetnicy
ptucnej w spoczynku powyzej 25 mmHg lub powyzej 30 mmHg podczas wysitku. Ze wzgledu na
rzadkie wystepowanie TNP zostato uznane przez Komisje Europejska za chorobe sierocg (ang. orphan
disease), tj. chorobe, ktérej czestos¢ wystepowania nie przekraczajgca pieciu chorych na 10 tysiecy).
Podobne uregulowania obowigzujg w Australii i USA. Ze wzgledu na ciSnienie w tetnicy ptucnej
nadcis$nienie ptucne dzielimy na: tagodne (cisnienie od 25 do 35 mm Hg), umiarkowane (ci$nienie do
35 do 45 mm Hg) oraz ciezkie (ciSnienie powyzej 45 mm Hg)

Obecnie obowigzuje nastepujaca klasyfikacja nadcisnienia ptucnego:
(uaktualniona klasyfikacja kliniczna nadcisnienia ptucnego Dana Point, 2008)
Tetnicze nadcisnienie ptucne (PAH)

1) Nadcisnienie ptucne spowodowane chorobg lewej czesci serca,

2) Nadcisnienie ptucne w przebiegu chordb ptuc i/lub hipoksji,

3) Przewlekte zakrzepowo-zatorowe nadcisnienie ptucne (CTEPH).

Chorobowos¢ mozna oszacowaé na 15 przypadkédw na 1 milion dorostej populacji, w tym
chorobowos¢ idiopatycznego TNP — 5,9 przypadkéw na 1 milion populacji. Ocenia sie, ze w Polsce na
idiopatyczne TNP zapada rocznie ok. 35-70 oséb.

Opis rozpatrywanej technologii medycznej

Przeszczepienie obu ptuc u dorostych i dzieci zmukowiscydozg
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Przeszczepienie ptuc jest ratunkiem dla chorych, u ktérych stwierdzono niewydolnos$¢ oddechowg, a
tradycyjne metody zachowawcze — farmakologiczne — przestajg by¢ skuteczne. Czas skierowania do
osrodka transplantacyjnego celem ustalenia wskazain do zabiegu jest inny dla kazdego pacjenta i
zalezy od jego indywidualnej sytuacji, wartosci wskaznikéw czynnosci ptuc (FEV1) i innych czynnikdw.
Ptuca chorego na mukowiscydoze ulegajg systematycznemu wyniszczeniu, czego przyczyng jest
zalegajgcy w nich $luz oraz nawracajgce infekcje.

Gtéwnym wskazaniem do przeszczepu ptuc u dorostych i dzieci z mukowiscydozg wg International
Society for Heart and Lung Transplantation (ISHLT) jest:

e przewidywany czas przezycia 18-24 miesiace;

e ograniczona jako$¢ zycia i aktywnos¢ zyciowa;

e brak poprawy po leczeniu zachowawczym;

o wiek < 55 lat, jesli jest wskazane przeszczepianie serca i ptuc, < 60 lat dla obu ptuc, < 65 lat
jednego ptuca;

e koniecznosc¢ stosowania tlenoterapii w spoczynku.

Wskazania szczegotowe:

e FEV1<30%;

e szybki postep choroby u chorych z FEV1 230 % naleinej. Szybki postep choroby
charakteryzujg: czeste hospitalizacje, gwattowny spadek FEV1, masywne krwioplucie i
narastajace wyniszczenie mimo optymalnego leczenia;

e hiperkapnia PaCO, > 50 mmHg lub/i PaO, < 55 mmHg;

e powtarzajgce sie epizody odmy ptucnej;

e nadcisnienie ptucne.

e W odréznieniu od transplantacji innych narzaddéw uszyputowanych, w przypadku ptuc
wymagane jest doktadne dopasowanie dawcy wobec biorcy pod wzgledem rozmiaréw
pojedynczego ptuca lub obu ptuc.

Przeszczepienie ptuca lub obu ptuc u chorych z pierwotnym nadcisnieniem ptucnym

Podstawowym wskazaniem do przeszczepu ptuc z pierwotnym nadci$nieniem ptucnym jest
zaawansowana i nieodwracalna niewydolnos¢ krazeniowo-oddechowa. Do transplantacji
kwalifikowane moga by¢ osoby w IIl lub IV klasie czynnosciowej NYHA pomimo stosowania
optymalnej terapii farmakologiczne;j.

Wskazania szczegdtowe przeszczepienia ptuc:

- parametry majgce istotnie kliniczne znaczenie w kwalifikacji to: wskaznik sercowy (Cl, cardiac index)
ponizej 2L/min/m2 w tym:

a) ci$nienie w prawym przedsionku (RAP) powyzej 15 mmHg;

b) Srednie cisnienie w tetnicy ptucnej (PAP) powyzej 55 mmHg.

- wynik testu szeSciominutowego chodu (6MWT) — wynik ponizej 330 metrow uwazany jest za
rokowniczo niekorzystny

- pojawienie sie niedomykalnosci trdjdzielnej stanowi dodatkowy wskaznik wyczerpywania sie
zdolnosci kompensacyjnych prawej komory i jest silnym wskaznikiem przemawiajgcym za ewentualng
wczesniejsza kwalifikacjg do transplantacji

- niezamierzony spadek masy ciafa $wiadczy o znacznym pogorszeniu stanu chorego, jest rokowniczo
bardzo niekorzystny i zawsze nalezy braé go pod uwage w kwalifikacji

Leczenie zachowawcze

Mukowiscydoza

e leczenie zywieniowe

e terapia niewydolnosci zewnatrzwydzielniczej trzustki

e profilaktyka i leczenie choroby oskrzelowo-ptucnej (fizjoterapia, antybiotykoterapia, leki
mukolityczne, leki rozszerzajgce oskrzela, leczenie przeciwzapalne, tlenoterapia, szczepienia
ochronne)
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e Leczenie powiktan CF

Pierwotne nadcisnienie ptucne

e Aktywnos¢ fizyczna i rehabilitacja nadzorowana

e Leczenie uzupetniajgce: doustne leki przeciwzakrzepowe, leki moczopedne, tlenoterapia,
digoksyna

e Swoista farmakoterapia: antagonisci wapnia (nifedypina, diltiazem, amlodypina), prostanoidy,
Epoprostenol, lloprost, Treprostinil, Beraprost, antagnoisci receptora endoteliny (bosentan,
Sitaksentan, Ambrisentan), inhibitory fosfodiesterazy typu 5 (Sildenafil, Tadalafil), leki stosowane
eksperymentalnie | alternatywne strategie leczenia zachowawczego ( NO-niezalezne symulatory i
aktywatory Comp, wazoaktywny peptyd jelitowy w inhalacji, nieprostanoidowie substancje
antagonisyczne w stosunku do receptora prostaglandynowego, ERA o podwdjnym dziataniu na
poziomie tkankowym, inhibitory inazy tyrozynowej, antagonisci serotoniny. Strategie terapii
genowej.

e Leczenie skojarzone

e Przedsionkowa sepotostomia balonowa

Analiza kliniczna

Przeszczepienie ptuc nie prowadzi do wyleczenia pacjenta, a jedynie do wydtuzenia jego zycia oraz
polepszenia funkcjonowania. Mediana przezycia pacjentéw po transplantacji wynosi ok. 6,4 lat w 10-
letnim okresie obserwacji. Umieszczajgc pacjenta na liscie oczekujgcych na przeszczep, nalezy wzigé
pod rozwage: dtugosc¢ zycia z przeszczepem na ktdrg wptywa m.in. czas oczekiwania na organ (stan
wyjsciowy pacjenta) oraz relacje korzysci do ryzyka wykonania transplantacji.

Okreslenie czynnikéw prognostycznych oraz ryzyka zgonu na podstawie dostepnych parametréw
pozwala na wdrozenie leczenia zachowawczego wydtuzajgcego czas do przeszczepienia, a takze
odpowiednig alokacje narzadéw dla chorych najbardziej potrzebujgcych.

W dostepnych petnotekstowych publikacjach autorzy zwracajg uwage na wysokie ryzyko zgonu
pacjentéw z FEV1<20% naleznej: 50%-70% w ciggu 2 lat. Pacjenci z mukowiscydozg (zgodnie z
wytycznymi) powinni by¢ uwzglednieni w kwalifikacji do przeszczepienia ptuc, kiedy wartos¢ FEV1
spada ponizej 30%. W przypadku kobiet i dzieci mozliwos¢ transplantacji nalezy rozwazy¢, kiedy
wartos¢ FEV1 osigga 50 % wartosci przynaleznej.

Analiza ekonomiczna

Przeszczepienie obu ptuc u dorostych i dzieci z mukowiscydoza

e Szacunkowe skutki finansowe dla budzetu Ministra Zdrowia w skali roku wyniosg ok.3 500 000 z1,
e Szacunkowy koszt przeszczepienia obu ptuc u chorego z mukowiscydozg wynosi ok. 350 000,
e Szacowana liczba chorych rocznie ok. 10 osdb.

Procedura 3.3. moze by¢ stosowana kwartalnie $rednio u 2 do 3 chorych. Srodki w roku 2013 i latach
kolejnych bedg zabezpieczone w ramach srodkdw przyznanych w ustawie budzetowej, w budzecie
Ministra Zdrowia w czeSci 46 — Zdrowie, dziale 851 — Ochrona zdrowia, rozdziale 85151 -
Swiadczenia wysokospecjalistyczne, § 4280 — zakup ustug zdrowotnych.

Proponowany wzrost kwoty $wiadczenia do wysokosci 350 000 zt wynika z czterech gtéwnych
przyczyn:
1) koniecznosci intensywniejszej farmakoterapii;
2) leczenia powiktfan ze strony innych uktadéw i narzagdow;
3) koniecznosci izolowania chorego;
4) koniecznosSci wyodrebnienia zespotu oséb tylko do leczenia chorych z mukowiscydozg (koszty
osobowe)

Przeszczepienie ptuca lub obu ptuc u chorych z pierwotnym nadcisnieniem ptucnym

e Szacunkowe skutki finansowe dla budzetu Ministra Zdrowia w skali roku wyniosg 4 940 000 zt
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e Szacunkowy koszt przeszczepienia ptuca wariant 3.4 — ogétem 2 560 000 zt (8 przeszczepien
ptuca x 320 000 z1)
e Szacunkowy koszt przeszczepienia obu ptuc; wariant 3.5. — ogdétem 2 380 000 zt (7
przeszczepien ptuca x 340 000 zt)
Wymienione we wniosku kwoty w roku 2013 i latach kolejnych nalezy zaplanowaé w ramach $rodkéw
przyznanych w ustawie budzetowej, w budzecie Ministra Zdrowia w czesci 46 — Zdrowie, dziale 851 —
Ochrona zdrowia, rozdziale 85151 — $wiadczenia wysokospecjalistyczne, § 4280 — zakup ustug
zdrowotnych.
Proponowany wzrost kwoty swiadczenia do wysokosci 350 000 zt wynika z czterech gtéwnych
przyczyn:
1) kosztdw zwigzanych z powiktaniami po zabiegu transplantacji, przede wszystkim z
niewydolnoscig narzadow — nerek i watroby (wieksze ryzyko zabiegu)
2) terapii nerkozastepczej
3) kosztéw osobowych
4) istotnie czestszej konicznosci operacji naprawczej serca.

Opinie ekspertow

Wszyscy eksperci wypowiedzieli sie pozytywnie o zmianie finansowania przeszczepienia obu ptuc u
dorostych i dzieci z mukowiscydozg oraz wyodrebnienia nowych wariantéw swiadczenia. Eksperci
wskazali, ze przeszczepienie ptuc u chorych z mukowiscydozg wigze sie ze znacznie wyzszymi
kosztami niz przeszczepienie ptuc z innej przyczyny. Zbyt niska wycena kosztéw tego swiadczenia jest
elementem blokujgcym rozwdj przeczepienia ptuc w Polsce. Eksperci zgadzali sie z opisem problemu
zdrowotnego i wskazaniami do przeszczepienia ptuc. Oszacowang wysokos¢ finansowania leczenia
eksperci uznali za racjonalng.

Biorgc pod uwage powyzsze argumenty, Rada Przejrzystosci wydaje opinie jak na wstepie.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 31s ust. 6 pkt 4 ustawy o sSwiadczeniach opieki zdrowotnej
finansowanych ze srodkéw publicznych, z uwzglednieniem opracowania dla Rady Przejrzystosci AOTM-0OT-434-
16/2012, w sprawie zwigzanej ze $wiadczeniem wysokospecjalistycznym ,,przeszczepienie ptuc” dotyczacej
zmiany finansowania przeszczepienia obu ptuc u dorostych i dzieci z mukowiscydozg oraz wyodrebnienia
nowych wariantéw $wiadczenia tj. wariantu 3.4. - przeszczepienie ptuca u chorych z pierwotnym nadci$nieniem
ptucnym oraz 3.5. - przeszczepienie obu ptuc u chorych z pierwotnym nadcisnieniem ptucny”

Inne wykorzystane zrddta danych, oprécz wskazanych w ww. raporcie:

1. Stanowiska eksperckie przedstawione w trakcie posiedzenia Rady Przejrzystosci w dniu 19.11.2012r.
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