Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 26/2015 z dnia 17 marca 2015 roku
w sprawie zasadnosci wydawania zgody na refundacje leku
Rocaltrol (calcitriolum) we wskazaniach: niedoczynnos¢ przytarczyc,
krzywica hipofosfatemiczna

Rada Przejrzystosci uwaza za zasadne wydawanie zgody na refundacje leku
Rocaltrol (calcitriolum), kapsutki & 0,5 ug oraz krople d 1mg/mi,
we wskazaniach: niedoczynnos¢ przytarczyc, krzywica hipofosfatemiczna
przy zatozeniu, ze wykorzystano u pacjenta dostepne alternatywne metody
leczenia lub istniejq przeciwwskazania do prowadzenia terapii z uzyciem takich
metod.

Uzasadnienie

W wyzej wymienionych stanach stosuje sie preparaty witaminy D. W Polsce
obecnie dostepne sq cholekalcyferol oraz alfacalcidol. Wyjgtkowo,
w przypadkach opornych stosuje sie Calcitriol (Rocaltrol), ktory jest najbardziej
aktywngq formg witaminy D.

Niedoczynnos¢ przytarczyc to rzadka choroba, ujawniajgca sie czasami
po urodzeniu i  polegajgca  na uposledzeniu  czynnosci  gruczotow
przytarczycznych, w nastepstwie czego dochodzi do niedoboru PTH. Hormon ten
bierze udziat w regulacji poziomu wapnia we krwi i, wraz z witaming D oraz
kalcytoning, odpowiada za gospodarke wapniowo-fosforanowqg w organizmie.
Leczenie choroby jest przewlekte, trudne (nie ma leczenia substytucyjnego; stqd
stosowane jest leczenie oboczne, ktore nie w petni zastepuje dziatanie PTH),
trwa cate Zycie. W opinii wielu ekspertow, w tym Konsultanta Krajowego,
aczkolwiek calcitriol jest wielokrotnie drozszy od komparatora, ktdorym jest
analog witaminy D alfacalcidol, to jednak powinien byc¢ dostepny szczegodlnie
dla niemowlgt i matych dzieci. Calcitriol w kroplach pozwala na skuteczne
i precyzyjne dawkowanie. Grupa tych chorych dzieci nie jest wielka. Ogdtem
eksperci ocenili, ze rocznie mogfoby podlegac leczeniu ok. kilkuset dzieci,
przy 20-30 nowych przypadkach rocznie. W ciggu ostatnich 3 lat wydano
zaledwie 22 zgody na sprowadzenie Rocaltrolu w ramach importu docelowego.
Nie odnaleziono rekomendacji i standarddw postepowania w niedoczynnosci
przytarczyc.
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Stanowisko Rady Przejrzystosci AOTM nr 26/2015 z dnia 17 marca 2015 r.

Krzywice hipofosfatemiczne to zespot bardzo rzadkich choréb uwarunkowanych
genetycznie (ok 5 nowych pacjentéow rocznie) i prowadzgcych do zwiekszonej
utraty fosforanow przez nerki. Patomechanizm chorob spowodowany jest
nadmiarem fosfatonin (zaburzenie dotyczy bgdz zmienionej czqsteczki FGF-23
bgdz mutacji inaktywujqgcej czgsteczki PHEX, ktora katabolizuje FGF-23).
W konsekwencji, w organizmie wystepuje niedobdr fosforu, ktorego
nastepstwem sq zaburzenia mineralizacji tkanki kostnej (krzywica). Ze wzgledu
na przebieg choroby charakteryzujgcy sie wystepowaniem uszkodzenia nerek
(o réznym nasileniu), calcitriol moze by¢ lepszym lekiem w porédwnaniu
do innych preparatow witaminy D, takich jak alfacalcidol.

Wiceprzewodniczacy Rady Przejrzystosci
prof. Michat Mysliwiec
Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 31e*ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki zdrowotnej
finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2008 r. Nr 164, poz. 1027 z pdin. zm.), w zwigzku z art. 39 ust.
3 ustawy z dnia 12 maja 2012 roku o refundacji lekdw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2011 r. Nr 122, poz. 696 z pdzn. zm.), z uwzglednieniem
raportu skroconego ws. zasadnosci wydawania zgody na refundacje produktu leczniczego, Raport Nr: AOTM-
BP-431-27-2014, ,Rocaltrol (Calcitriolum), kapsutki & 0,5 pg oraz krople 4 1mg/ml we wskazaniach:
niedoczynnos$¢ przytarczyc, krzywica hypofosfatemiczna”, Warszawa, 11 marzec 2015 r.



