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Rekomendacja nr 101/2013
z dnia 12 sierpnia 2013 r.
Prezesa Agencji Oceny Technologii Medycznych

w sprawie objecia refundacjg produktu leczniczego Fabrazyme 5 mg
(agalzydaza beta), op. 1 fiolka, kod EAN 5909990013654 i
Fabrazyme 35 mg (agalzydaza beta), op. 1 fiolka, kod EAN

5909990971213, we wskazaniu: dtugotrwata enzymatyczna terapia

zastepcza u pacjentow z potwierdzonym rozpoznaniem choroby
Fabry’ego (niedobdr alfa-galaktozydazy A), w ramach programu
lekowego: ,Leczenie choroby Fabry’ego”.

Prezes Agencji nie rekomenduje objecia refundacjg produktu leczniczego Fabrazyme 5 mg
i 35 mg (agalzydaza beta), we wskazaniu dtugotrwata enzymatyczna terapia zastepcza
u pacjentéw z potwierdzonym rozpoznaniem choroby Fabry’ego (niedobdr alfa-
galaktozydazy A), w ramach programu lekowego: , Leczenie choroby Fabry’ego”.

Uzasadnienie rekomendacji

Prezes Agencji, przychylajgc sie do stanowiska Rady Przejrzystosci oraz zawartych w nim
argumentow, uwaza za niezasadne objecie refundacjg agalzydazy beta we wnioskowanym
wskazaniu.

Dostepne dowody naukowe wskazujg, ze

Agencja Oceny Technologii Medycznych
ul. 1. Krasickiego 26, 02-611 Warszawa tel. +48 22 56 67 200 fax +48 22 56 67 202
e-mail: sekretariat@aotm.gov.pl

www.aotm.gov.pl
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Przedmiot wniosku

Zlecenie Ministra Zdrowia z dnia 29.05.2013 r. (znak: MZ-PLA-460-12499-719/LP/13, data wptywu do
AOTM 31.05.2013 r.) na podstawie art. 35 ust. 1 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw,
srodkoéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych, dotyczy
objecia refundacja i ustalenia urzedowej ceny zbytu produktu leczniczego Fabrazyme 5 mg,
agalzydaza beta, op. 1 fiolka, kod EAN 5909990013654 oraz Fabrazyme 35 mg, agalzydaza beta, op.
1 fiolka, kod EAN 5909990971213 we wskazaniu wynikajagcym ze ztozonego wniosku: dtugotrwata
enzymatyczna terapia zastepcza u pacjentéw z potwierdzonym rozpoznaniem choroby Fabry’ego
(niedobor alfa-galaktozydazy A) w ramach uzgodnionego programu lekowego: ,Leczenie choroby
Fabry’ego”. Wnioskowana kategoria dostepnosci refundacyjnej: lek stosowany w ramach programu
lekowego, z deklarowanym poziomem odptatnosci: bezptatnie.

Problem zdrowotny

Choroba Fabry'ego jest dziedzicznym, zwigzanym z chromosomem X, zespotem chorobowym,
spowodowanym niedoborem enzymu lizosomalnego alfa-galaktozydazy A. Niedobdr tego enzymu
prowadzi do gromadzenia (spichrzania) glikosfingolipidéw w tkankach i ptynach ustrojowych.

Gtéwne objawy pojawiajg sie w wieku mtodziericzym i nalezg do nich:

— zaburzenia neurologiczne- uposledzenie tolerancji wysokiej temperatury i zmniejszenie
wydzielania potu, hipertermia, parestezje dalszych czesci konczyn (w dziecinstwie silny bdl,
zwykle w trakcie gorgczek lub wysitku), bdl brzucha.

— charakterystyczne rozsiane zmiany skorne - naczyniaki rogowaciejgce (angiokeratoma)
przede wszystkim na udach, posladkach i podbrzuszu.

— objawy oczne - za¢ma podtorebkowa, zmetnienie rogéwki.

— postepujace uposledzenie stuchu.

W wieku dorostym dotgczajg sie:

— objawy ze strony serca - przerost lewej komory, niedomykalnosé mitralna, zaburzenia rytmu i
przewodzenia.

— objawy uszkodzenia nerek - poczatkowo pod postacig biatkomoczu, z czasem prowadzacego
do zespotu nerczycowego oraz postepujgca niewydolnosc nerek.

Objawy sg bardziej nasilone u mezczyzn niz u heterozygotycznych kobiet, dodatkowo u pfci zenskiej
pojawiajg sie srednio 10 lat pdzniej. Nasilenie objawdw zalezy rowniez od stopnia niedoboru enzymu.
Spotyka sie przypadki choroby z objawami uszkodzenia jednego tylko narzadu, np. nerki albo serca
(wymagajgce rdznicowania z kardiomiopatiami o innej etiologii).

Choroba Fabry’ego jest zaliczana do grupy chordb rzadkich. Czestos¢ jej wystepowania wynosi 1/40
000 zywych urodzen, zas liczba chorych w Polsce jest okreslana na 40-70 osdb.

Chorobe Fabry’ego leczy sie przyczynowo oraz objawowo. Leczenie przyczynowe, polega na
prowadzeniu enzymatycznej terapii zastepczej (ETZ). Leczenie objawowe opiera sie na dorainej
terapii niewydolnosci narzadow, ktére zostaty uszkodzone w przebiegu choroby.

Opis wnioskowanego swiadczenia

Agalzydaza beta jest rekombinowang postacig ludzkiej alfa galaktozydazy A. Jej sekwencja
aminokwasow, jak i sekwencja nukleotydéw, ktéra jg koduje, sg identyczne z naturalng postacia alfa
galaktozydazy. Po podaniu dozylnym agalzydaza beta jest szybko usuwana z uktadu krazenia
i wychwytywana przez lizosomy komodrek S$réddbtonka naczyn oraz komdrek migzszowych,
najprawdopodobniej z udziatem receptoréw mannozo-6-fosforanowych, mannozowych i receptoréw
asialoglikoproteinowych.
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Whnioskodawca zatozyt finansowanie leku w ramach programu lekowego ,Leczenie choroby
Fabry’ego”. Kwalifikacji Swiadczeniobiorcéw do terapii dokonywa¢ ma Zespét Koordynacyjny ds.
Choréb Ultrarzadkich powotywany przez Prezesa Narodowego Funduszu Zdrowia. Weryfikacja
skutecznosci leczenia bedzie sie odbywata co 6 miesiecy, w oparciu o ocene stanu klinicznego
pacjenta oraz ocene efektywnosci zastosowanej terapii.

Kryteria kwalifikacji obejmujg pacjentéw powyzej 8 roku zycia ze zdiagnozowang chorobg Fabry’ego,
rozpoznang nha podstawie udokumentowanego deficytu aktywnosci alfa galaktozydazy A
w leukocytach krwi obwodowej lub fibroblastach skdry, potwierdzonego badaniem molekularnym.

Przedmiotowa technologia byta juz przedmiotem oceny Agencji. 16 marca 2009 r. Rada Konsultacyjna
rekomendowata niefinansowanie ze S$rodkdéw publicznych agalzydazy beta (Fabrazyme®)
w dtugotrwatej enzymatycznej terapii zastepczej u pacjentdow z potwierdzonym rozpoznaniem
choroby Fabry’ego, w ramach terapeutycznego programu zdrowotnego Narodowego Funduszu
Zdrowia. W uzasadnieniu stwierdzono, ze ,efektywnosé¢ kliniczna agalzydazy beta jest oparta na
przestankach patofizjologicznych, ale nie zostata wystarczajagco wykazana w badaniach klinicznych.
Nie przedstawiono wiarygodnych danych wskazujgcych na poprawe przezycia lub jakosci zycia
pacjentéw otrzymujgcych agalzydaze. Przedstawiono jedynie jej wptyw na zastepcze punkty koricowe
w postaci wynikdéw badan laboratoryjnych. Stosowanie agalzydazy beta wigzato sie z szeregiem
dziatan niepozadanych ze strony uktadu nerwowego i narzadu ruchu. Olbrzymi koszt wnioskowane;j
technologii medycznej nie ma odzwierciedlenia w efektywnosci klinicznej terapii.”

Alternatywna technologia medyczna

Do alternatywnych technologii medycznych, zgodnie z wytycznymi miedzynarodowymi oraz opiniami
ekspertow klinicznych, do ktdrych Agencja wystgpita o opinie, zalicza sie agalzydaze alfa (produkt
leczniczy Replagal), ktéra nie jest w Polsce refundowana oraz brak substytucji enzymatyczne;j .

Skutecznosc¢ kliniczna
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Bezpieczenstwo stosowania

Propozycje instrumentow dzielenia ryzyka

Podmiot odpowiedzialny, w analizach dotgczonych do wniosku, nie przedstawit propozycji odnosnie
instrumentdéw dzielenia ryzyka.

Stosunek kosztéw do uzyskiwanych efektow zdrowotnych

Celem analizy byto dokonanie oceny optacalnosci stosowania agalzydazy beta w leczeniu choroby
Fabry’ego. Jako komparator dla agalzydazy beta (AGL-beta) wskazano leczenie objawowe, tj. brak
zastosowania zastepczej terapii enzymatycznej (brak ETZ). Produkt leczniczy Replagal® (agalzydaza
alfa), mogacy by¢ wtasciwym komparatorem, nie jest w Polsce refundowany.

Ocene optacalnosci stosowania agalzydazy beta w leczeniu chorych z potwierdzonym rozpoznaniem
choroby Fabry’ego wykonano w ramach

Analiza zostata przeprowadzona z perspektywy podmiotu zobowigzanego do finansowania swiadczen
ze S$rodkéw publicznych (Narodowy Fundusz Zdrowia) oraz z perspektywy wspdlnej (NFZ
i Swiadczeniobiorcy), przyjeto dozywotni horyzont czasowy. Zgodnie z Wytycznymi Agencji przyjeto
stope dyskontowa na poziomie 5% dla kosztéw oraz 3,5% dla wynikéw zdrowotnych.
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W analizie uwzgledniono nastepujgce bezposrednie koszty medyczne, réznigce oceniane technologie
medyczne: koszt leku i koszt jego podania oraz koszt badan diagnostycznych.

Model od podstaw zostat wykonany przez Wnioskodawce.

Przy wartosci ICUR oszacowanej w analizie podstawowej i progu optacalnosci wynoszgcym 105 801
z1/QALY cena progowa zbytu netto produktu leczniczego maksymalnie wynositaby

Kluczowym ograniczeniem analizy jest

Wskazanie czy zachodzg okolicznosci, o ktérych mowa w art. 13 ust. 3 ustawy z dnia 12 maja 2011
r. o refundacji lekéw, sSrodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz
wyrobéw medycznych (Dz. U. nr 122, p0z.696 z p6in. zm.)

Brak jest obecnie w Polsce refundowanych alternatywnych technologii medycznych. W odniesieniu
do leczenia objawowego (braku ETZ) na podstawie dostepnych dowoddéw naukowych mozna
whnioskowac o skutecznosci terapii w odniesieniu do drugorzedowych punktéow koricowych.

Wptyw na budzet ptatnika publicznego

Celem przedstawionej analizy jest okreslenie wptywu na system opieki zdrowotnej w Polsce podjecia
decyzji o objeciu refundacjg produktu leczniczego Fabrazyme (agalzydaza beta), ktéry bedzie
wydawany swiadczeniobiorcy bezptatnie, w ramach programu lekowego leczenia choroby Fabry’ego.
Populacje stanowig pacjenci z potwierdzonym rozpoznaniem choroby Fabry’ego (niedoborem alfa-
galaktozydazy A).

Przyjeto 2-letni horyzont czasowy, obejmujacy okres od lipca 2013 r. do korica
czerwca 2015 r. W analizie wptywu na budzet rozwazano dwa scenariusze: ,istniejgcy” oraz ,nowy”.
Scenariusz istniejgcy obrazuje sytuacje obecng, w ktdrej produkt leczniczy Fabrazyme nie jest
refundowany w omawianym wskazaniu.



Rekomendacja nr 101/2013 Prezesa AOTM z dnia 12 sierpnia 2013 r.

Kazdy ze scenariuszy zaprezentowany zostat w wariancie
minimalnym, maksymalnym i prawdopodobnym.

Uwagi do proponowanego instrumentu dzielenia ryzyka

Whnioskodawca, w analizach dotgczonych do wniosku, nie przedstawit propozycji odnosnie
instrumentu dzielenia ryzyka.

Uwagi do zapisow programu lekowego

Prezes Agencji przychyla sie do opinii eksperta klinicznego, iz majgc na wzgledzie dostepne dowody
naukowe, potencjalnych efektéw terapeutycznych mozna oczekiwac u leczonych oséb dorostych ptci
meskiej i chtopcodw z wyraznymi objawami klinicznymi oraz objawowych kobiet, zas program lekowy
»,Leczenie choroby Fabry’ego” w kryteriach wtaczenia dopuszcza stosowanie ETZ agalzydazg beta
u wszystkich chorych ze zdiagnozowanym niedoborem galaktozydazy A.

Niezbyt precyzyjnie opisane kryteria witaczenia, kontynuacji i wyfaczenia z programu niosg ryzyko
nieuzasadnionego kwalifikowania do leczenia i przedtuzania kosztownej terapii.

Ponadto, zasadnym wydaje sie zwiekszenie roli Zespotu Koordynacyjnego ds. Chordb Ultrarzadkich
na kazdym z tych etapow.

Omawienie rozwigzan proponowanych w analizie racjonalizacyjnej
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Omowienie rekomendacji wydawanych w innych krajach w odniesieniu do ocenianej technologii

Rekomendacje kliniczne

Wytyczne Australian Government, 2011: Leczenie choroby Fabry’ego w ramach Programu Lekowego
Ratujgcego Zycie (ang. Life Saving Drug Program). W Australii, w ramach przedmiotowego programu
finansowane sg technologie, ktére uzyskaty negatywng rekomendacje kosztowg przy jednoczesnym
potencjalnym wskazaniu, ze mogg by¢ skuteczne klinicznie. Z uwagi na réznice w kosztach terapii,
w Australii od 2011 r. stosowana jest tylko agalzydaza alfa (w latach 2004 do 2011 finansowana byta
rowniez agalzydaza beta). Kryteria wigczenia i wytgczenia sg Scisle okreslone; pacjent musi posiadaé
zdiagnozowang chorobe (test genetyczny lub biochemiczny) oraz muszg wystepowaé u niego
powazne, szczegétowo opisane objawy: nefrologiczne, kardiologiczne, naczyniowe lub zwigzane
z przewlektym, niekontrolowanym bdlem.

Wytyczne Panelu Miedzynarodowych Ekspertow (2011) dotyczg wczesnej diagnozy zajecia uktadu
nerwowego oraz leczenia bdlu neuropatycznego w przebiegu choroby Fabry’ego. Wytyczne
koncentrujg sie na leczeniu bdlu neuropatycznego i podawaniu lekéw przeciwbolowych. Wskazuja
rowniez na podawanie lekéw przeciwdrgawkowych, przeciwdepresyjnych. Rekomendowane jest
stosowanie lekéw przeciwptytkowych u chorych z ryzykiem wystgpienia zdarzen zakrzepowych.
Wskazujg, ze dostepna jest réwniez ETZ, dla ktérej w kliku badaniach klinicznych raportowano efekty
zdrowotne zwigzane z redukcjg bdlu.

Wytyczne HAS (fr. Haute Autorité de Santé — francuska Agencja Oceny Technologii Medycznych,
2010). Wskazaniem do podjecia leczenia ETZ jest klasyczna posta¢ choroby Fabry’ego (brak
aktywnosci enzymu) u mezczyzn powyzej 18 lat (nawet gdy brak jest objawdéw somatycznych).
U kobiet i dzieci z objawami somatycznymi o wdrozeniu terapii enzymatycznej decyduje
indywidualna konsultacja (w zaleznosci od wynikéw badan laboratoryjnych). U kobiet i dzieci bez
objawéw choroby, powinny by¢ zastosowane dziatania prewencyjne. Terapia ETZ musi by¢
prowadzona pod nadzorem lekarza posiadajgcego doswiadczenie w leczeniu choroby Fabry’ego lub
innych wrodzonych chordéb metabolicznych.

Wytyczne Grupy Niemieckich Ekspertéw, 2009. W leczeniu proponowane jest podejscie
multidyscyplinarne (angazujgce specjalistow roznych gatezi medycyny). U wiekszosci meziczyzn
terapia ETZ rozpoczyna sie wczesnie, u wiekszo$ci kobiet, dzieci i nastolatkdw, decyzja o rozpoczeciu
terapii zalezy od stopnia zajecia organdw wewnetrznych i stopnia nasilenia objawdw choroby.

Wytyczne Panelu Francuskich Ekspertéw, 2007. Postepowanie z osobami chorymi na chorobe
Fabry’ego powinno zawsze obejmowacd leczenie objawowe i szczegétowg obserwacje prowadzong
przez specjaliste w zakresie genetycznych choréb metabolicznych. Enzymatyczna terapia zastepcza
u dorostych skierowana jest do mezczyzn z klasyczng postacig choroby w wieku powyzej 18 lat oraz
kobiet z ciezkim uszkodzeniem narzadéw (kardiomiopatia, uszkodzenie madzgu, nerek i/lub bdl).
Kryteria rozpoczecia stosowania ETZ u dzieci obejmujg objawy istotnie uposledzajgce jakos$¢ zycia
z powodu bélu.

Wytyczne American College of Medical Genetics (ACMG, Amerykaniskie Kolegium Genetyki
Medycznej), 2006. W przypadku chtopcow w wieku < 16 lat zalecane jest zastosowanie ETZ
W momencie pojawienia sie znaczacych objawdw. Jesdli choroba Fabry’ego jest bezobjawowa,
zastosowanie ETZ nalezy rozwazy¢ miedzy 10 a 13 rokiem zycia. U mezczyzn w wieku > 16 lat
zalecane jest zastosowanie ETZ w momencie diagnozy. Natomiast u kobiet w kazdym wieku
wskazane jest monitorowanie przebiegu choroby (jesli wystgpig znaczace objawy lub nastgpi
progresja zajecia narzagddéw nalezy zastosowac ETZ).

Kanadyjska Grupa Robocza Choroby Fabry’ego (szkic wytycznych), 2005. Mimo, iz dowody na
skuteczno$é ETZ s3 ograniczone, zaleca sie zastosowanie tej terapii w przypadku, gdy chory ze
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zdiagnozowang chorobg Fabry’ego spetnia przynajmniej jedno ze szczegétowo opisanych kryteridw
zwigzanych z funkcjonowaniem: nerek, serca, niedokrwieniem neurologicznym, objawami ze strony
przewodu pokarmowego o ciezkim nasileniu lub przewlektym bélem neuropatycznym opornym na
inne metody leczenia.

Wytyczne UK Fabry’s Disease Management Group (brytyjska grupa ds. choroby Fabry’ego), 2003,
aktualizacja- 2005. Celem ETZ jest zahamowanie progresji choroby, a u oséb z objawami choroby
nalezy dazy¢ do ich zmniejszenia lub stabilizacji choroby. Przewiduje sie, ze leczenie bedzie
najbardziej skuteczne, gdy bedzie rozpoczynane we wczesnych stadiach zaawansowania choroby.
Leczenia ETZ jest rozpoczynane u chorych, u ktérych wystepuje jeden z ponizszych objawdéw
(przewiduje sie, ze chorzy mogg nie mie¢ objawéw w kazdym ze wskazanych obszaréw): ogdlne
objawy choroby Fabry’ego (w tym niekontrolowany, przewlekty bél), powazne zaburzenia nerek,
zaburzenia serca, zaburzenia nerwowo-naczyniowe, zaburzenia zotgdkowo-jelitowe (w tym bdl,
wymioty).

Wytyczne American College of Physicians—American Society of Internal Medicine (ACP-ASIM,
Amerykanskie Kolegium Lekarzy - Amerykanskie Towarzystwo Medycyny Wewnetrznej), 2003.
Wytyczne omawiajg standardy leczenia objawowego i wspomagajgcego. ETZ zalecana jest
u wszystkich chorych ze zdiagnozowang chorobg Fabry’ego. Leczenie ETZ powinno by¢ rozpoczete
wraz z pojawieniem sie pierwszych objawéw klinicznych, takich jak bdl i izostenuria. Réwniez
nosiciele choroby, u ktérych wystgpity znaczace objawy choroby, powinni by¢ leczeni ETZ. Nie ma
opublikowanych badan dotyczacych zastosowania ETZ u chorych poddawanych dializom lub po
przeszczepieniu nerki, jednak z wzgledu na fakt, iz chorzy ci zaliczani sg do grupy wysokiego ryzyka
wystgpienia komplikacji mézgowo-naczyniowych, wtaczajac przejsciowy atak niedokrwienny i udar,
rekomendowane jest stosowanie ETZ réwniez u tych chorych.

Prescrire, 2003. W opracowaniu odnoszacym sie do obu technologii (agalzydaza alfa i agalzydaza
beta) podkreslono, ze brak jest twardych dowoddéw na pierwszorzedowe punkty koricowe, zas
skutecznos$¢ wykazano wytgcznie w odniesieniu do drugorzedowych punktéw koricowych.

Autorzy wszystkich wytycznych wskazujg, iz w leczeniu choroby Fabry’ego znajduje zastosowanie
enzymatyczna terapia zastepcza oraz leczenie objawowe. Tylko wytyczne rzgdu australijskiego
okreslajg, ze zastosowanie znajduje wytgcznie agalzydaza alfa, jednak taki wybdr podyktowany byt
kosztami terapii agalzydazg beta.

W ramach leczenia objawowego stosowane sg leki oraz procedury medyczne, ktérych celem jest
m.in. zmniejszenie bdlu neuropatycznego (leki przeciwdrgawkowe, niesteroidowe leki
przeciwzapalne, opiaty), zmniejszenie zaburzen ze strony nerek (inhibitory konwertazy angiotensyny,
dializy, przeszczepienie nerek), zmniejszenie zaburzen sercowo-naczyniowych oraz profilaktyka
udaréw (leki przeciwdtawicowe, diuretyki, leki przeciwarytmiczne, leki przeciwzakrzepowe,
wszczepienie defibrylatora, leki przeciwptytkowe).

Rekomendacje finansowe

Pharmacology & Therapeutics Advisory Committee (Nowa Zelandia, 2011) nie rekomenduje
stosowania ETZ ze wzgledu na zbyt wysoki koszt terapii i wskazuje, ze u chorych nalezy stosowac
leczenie objawowe. Stosowania ETZ nie rekomenduje réwniez Canadian Expert Drug Advisory
Committee (CEDAC, 2004 i 2005), a jako uzasadnienie rekomendacji wskazano, iz terapia nie wptywa
pozytywnie na istotne klinicznie punkty koricowe, a jej koszt jest bardzo wysoki.

La Haute Autorité de Santé (HAS, 2002) wskazuje ETZ (zaréwno agalzydaze alfa jak i agalzydaze beta)
jako terapie, ktéra powinna by¢ stosowana w pierwszej linii leczenia u chorych z potwierdzonym
rozpoznaniem choroby Fabry’ego. W rekomendacji tej dodatkowo okreslono, ze standardem
klinicznym jest rowniez leczenie objawowe. All Wales Medicines Strategy Group (AWMSG 2006
i 2007 r.) rowniez rekomenduje stosowanie obu technologii lekowych.

Rekomendacja Pharmaceutical Benefits Advisory Committee (PBAC, 2009) okresla natomiast, ze ze
wzgledu na fakt, iz nie ma wystarczajacych danych, ktére wskazywatyby na jakgkolwiek kliniczng
roznice pomiedzy agalzydazg alfa i beta w zarejestrowanych dawkach, cena agalzydazy beta powinna
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Rekomendacja nr 101/2013 Prezesa AOTM z dnia 12 sierpnia 2013 r.

by¢ obnizona tak, aby roczny koszt leczenia jednego chorego byt taki, jak podczas leczenia agalzydaza
alfa.

Podstawa przygotowania rekomendacji

Rekomendacja zostata przygotowana na podstawie zlecenia z dnia 31.05.2013 r. Ministra Zdrowia (znak pisma:
MZ-PLA-460-12499-719/LP/13), odnosnie przygotowania rekomendacji Prezesa w sprawie objecia refundacja
leku Fabrazyme 5 mg, agalzydaza beta, op. 1 fiolka kod EAN 5909990013654; Fabrazyme 35 mg, agalzydaza
beta, op. 1 fiolka, kod EAN 5909990971213 we wskazaniu: diugotrwata enzymatyczna terapia zastepcza
u pacjentow z potwierdzonym rozpoznaniem choroby Fabry’ego (niedobér alfa-galaktozydazy A), na podstawie
art. 35 ust 1. ustawy z dnia 12 maja 2011 roku o refundacji lekow, srodkéow spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. Nr 122, poz. 696, z pdzn. zm.), po uzyskaniu
stanowiska Rady Przejrzystosci nr 162/2013 z dnia 12 sierpnia 2013 r. w sprawie oceny leku Fabrazyme
(agalzydaza beta) kod EAN 5909990013654 w programie lekowym ,Leczenie choroby Fabry’ego” oraz
stanowiska Rady Przejrzystosci nr 163/2013 z dnia 12 sierpnia 2013 r. w sprawie oceny leku Fabrazyme
(agalzydaza beta) kod EAN 5909990971213 w programie lekowym , Leczenie choroby Fabry’ego”.

Pismiennictwo

1. Stanowisko Rady Przejrzystosci 162/2013 z dnia 12 sierpnia 2013 r. w sprawie oceny leku Fabrazyme
(agalzydaza beta) kod EAN 5909990013654 w programie lekowym ,Leczenie choroby Fabry’ego”.

2. Stanowisko Rady Przejrzystosci nr 163/2013 z dnia 12 sierpnia 2013 r. w sprawie oceny leku
Fabrazyme (agalzydaza beta) kod EAN 5909990971213 w programie lekowym ,Leczenie choroby
Fabry’ego”.

3. Analiza weryfikacyjna Nr: AOTM-BP-4351-1/2013. Whniosek o objecie refundacjg leku Fabrazyme
(agalzydaza beta) w ramach programu lekowego: Leczenie choroby Fabry’ego.

4. Charakterystyka Produktu Leczniczego Fabrazyme.
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