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Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 35/2014 z dnia 27 stycznia 2014 r.

W sprawie usuniecia Swiadczenia obejmujgcego podawanie
romiplostymu w rozpoznaniu zakwalifikowanym do kodu ICD-10
C91.1 realizowanego w ramach ,,Programu leczenia w ramach
Swiadczenia chemioterapii niestandardowej”

Rada Przejrzystosci uwaza za zasadne usuniecie swiadczenia obejmujgcego
podawanie romiplostymu w rozpoznaniu zakwalifikowanym do kodu ICD-10
C91.1 realizowanego w ramach ,,Programu leczenia w ramach Swiadczenia
chemioterapii niestandardowe;j”.

Finansowanie leku moze byc¢ rozwazone przy matoptytkowosci wiktajgcej
przewlektq biataczke.

Uzasadnienie

Romiplostym jest drogim, ale obecnie bardzo rzadko stosowanym lekiem
(w Polsce jest to kilka osob rocznie), gdyz praktyka kliniczna, rekomendacje
kliniczne i dostepne dowody naukowe uzasadniajg podawanie go nielicznym
pacjentom z przewlektq biataczkq limfatyczng powiktang matoptytkowosciq.
Gfownym wskazaniem jest stosowanie leku u dorostych pacjentow z przewlektg
pierwotng matoptytkowosciq immunologiczng (idiopatyczng), u ktorych
wykonano splenektomie, i ktorzy wykazujg niedostateczng odpowiedZ na inne
sposoby leczenia (np. terapia kortykosteroidami, immunoglobulinami).

Przedmiot wniosku

Zlecenie dotyczy przygotowania rekomendacji Prezesa Agencji Oceny Technologii Medycznych w
sprawie usuniecia z wykazu $wiadczen gwarantowanych $wiadczenia opieki zdrowotnej,
realizowanych w ramach programu chemioterapii niestandardowej: romiplostym rozpoznaniu
zakwalifikowanym do kodu: przewlekta biataczka limfoblastyczna (ICD-10: C91.1).

Problem zdrowotny

Przewlekta biataczka limfocytowa (CLL, ang. chronic lymphocytic leukemia; ICD-10: C91.1) jest
chorobg nowotworowg, w przebiegu ktérej dochodzi do zahamowania apoptozy limfocytéw B, co w
rezultacie prowadzi do ich akumulacji z naciekaniem szpiku kostnego, weztdw chtonnych, sledziony
oraz rzadziej innych narzadow.

Opis wnioskowanej technologii medycznej

Romiplostym (Nplate) jest biatkiem fuzyjnym (przeciwciatem) ztozonym z peptydu przytagczonego do
fragmentu Fc, ktére sygnalizuje i aktywuje za pomocg receptora trombopoetyny (znanego réwniez
jako cMpl) wewnatrzkomdrkowe szlaki transkrypcji, zwiekszajgc w ten sposéb wytwarzanie ptytek
krwi. Czagsteczka przeciwciata sktada sie z domeny Fc ludzkiej immunoglobuliny klasy 1gG1, ktérej
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jednotancuchowe podjednostki przytagczone sg za pomocg wigzania kowalencyjnego do konca C
tancucha peptydowego, zawierajgcego 2 domeny wigzgce receptory trombopoetyny.

Sekwencja aminokwasowa romiplostymu nie jest homologiczna z sekwencjg endogennej
trombopoetyny. W badaniach przedklinicznych i klinicznych przeciwciata skierowane przeciwko
romiplostymowi nie reagowaty krzyzowo z endogenng trombopoetyng. Nplate wskazany jest do
stosowania u dorostych pacjentéw z przewlekta pierwotng matoptytkowoscia immunologiczng
(idiopatyczng), u ktérych wykonano splenektomie, i ktorzy wykazujg niedostateczng odpowiedz na
inne sposoby leczenia (np. terapia kortykosteroidami, immunoglobulinami).

Romiplostym mozna zastosowad jako leczenie drugiego rzutu u dorostych pacjentéw, u ktérych nie
wykonano splenektomii, gdyz operacja ta jest u nich przeciwwskazana.

Alternatywne technologie medyczne
Na podstawie opisanych metod leczenia oraz opinii ekspertow klinicznych mozna stwierdzi¢, ze dla
romiplostymu nie istnieje technologia alternatywna, gdyz jest on opcja leczenia dla niewielkiej grupy

0so6b, u ktdrych wyczerpano inne opcje terapeutyczne, zatem w praktyce klinicznej brak leczenia
romiplostymem oznaczatby brak aktywnego leczenia lub przewlekta terapie kortykosteroidami.

Skutecznos¢ kliniczna, praktyczna i bezpieczenstwo stosowania
W 4 opisanych publikacjach przedstawiono 5 opisow przypadkéw osdb z CLL i wspodtistniejgca
trombocytopenia. Zanotowano poprawe stanu klinicznego po zastosowaniu romiplostymu
w 3 przypadkach chorych na CLL, w szczegdlnosci w zakresie:
— podwyziszenia miana ptytek krwi (Pascual 2010, Sinisalo 2010, D’Arena 2011),
— zmniejszenia liczby krwotokow (Pascual 2010, D’Arena 2011).

Podawanie romiplostymu u oséb z CLL i wspdtistniejacg trombocytopenia przyczynito sie do
podwyzszenia miana ptytek krwi i umozliwito przeprowadzenia zabiegu chirurgicznego
(splenektomia).

U jednej osoby z CLL za przyczyne trombocytopenii uznano ubytki zebdow, stad niemoznosc
whnioskowania o skutecznosci romiplostymu w CLL.

W przypadku 1 osoby — pacjenta z ograniczonymi rezerwami szpiku kostnego (po przeszczepie), nie
wykazano poprawy po podaniu romiplostymu - utrzymywata sie uporczywa trombocytopenia.

Stosowanie leku Nplate (romiplostym) w opisanych przypadkach CLL ze wspdtistniejgca
trombocytopenig byto dobrze tolerowane, jedynym odnotowanym przypadkiem dziatania
niepozadanego w trakcie terapii romiplostymem byta trombocytoza (jest to dziatanie niepozgdane
wymienione w ChPL jako niezbyt czesto wystepujace tj. z czestoscig >1/1000 do <1/100).

Wptyw na budzet ptatnika publicznego
Wpg danych przekazanych przez NFZ:

— w 2012 r. wystgpiono z 2 wnioskami o refundacje romiplostymu (liczba zgdd: 1) na taczna
wartosc¢ 1 165 941 zt;

— w 2013 r. wystgpiono z 1 wnioskiem o refundacje romiplostymu (liczba zgdd: 1) na tgczna
wartos¢ 604 462 zt.

Rekomendacje innych instytucji dotyczace ocenianej technologii medycznej

Nie odnaleziono zadnych rekomendacji klinicznych odnoszgcych sie do stosowania romiplostymu w
przewlektej biataczce szpikowe].

Odnaleziono 4 pozytywne rekomendacje finansowe opowiadajgce sie za finansowaniem produktu
leczniczego Nplate (romiplostym) we wskazaniach zgodnych z ChPL. Nie odnaleziono pozytywnych
rekomendacji finansowych opowiadajacych sie za finansowaniem romiplostymu w przedmiotowym
wskazaniu.

Dodatkowe uwagi Rady
Brak uwag.

2/3



Stanowisko Rady Przejrzystosci AOTM nr 35/2014 z dnia 27 stycznia 2014 .

Biorgc pod uwage powyzsze argumenty, Rada Przejrzystosci przyjeta stanowisko jak na wstepie.

Przewodniczgcy Rady Przejrzystosci
prof. Tomasz Pasierski
Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 31 e ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o Swiadczeniach opieki zdrowotnej
finansowanych ze $rodkéw publicznych (Dz. U. z 2008 r. Nr 164, poz.1027 z pdzn .zm.), z uwzglednieniem raportu Program
leczenia w ramach swiadczenia chemioterapii niestandardowej - romiplostym w rozpoznaniach zakwalifikowanych do kodu
ICD-10: C91.1 Raport skrécony ws. usuniecia $Swiadczenia gwarantowanego realizowanego w ramach programu
chemioterapii niestandardowej, AOTM-DS-431-30/2013, 20 styczer 2014 r.

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

1. Nie dotyczy.
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