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Opinia Rady Przejrzystosci
nr 39/2015 z dnia 18 lutego 2015 r.

w sprawie zasadnosci objecia refundacja lekéw zawierajgcych
substancje czynne interferonum beta-1a, interferonum beta-1b,
glatirameri acetas w zakresie wskazan do stosowania lub
dawkowania, lub sposobu podawania odmiennych niz okreslone
w Charakterystyce Produktu Leczniczego

Rada Przejrzystosci uwaza za zasadne objecie refundacjq lekow zawierajgcych
substancje czynne interferonum beta-1a, interferonum beta-1b, glatirameri
acetas, w zakresie wskazan do stosowania lub dawkowania, lub sposobu
podawania odmiennych niz okreslone w Charakterystyce Produktu Leczniczego,
w populacji dzieci ponizej 12 roku Zzycia, w ramach programu lekowego
,Leczenie stwardnienia rozsianego (ICD-10 G 35)”, po uwzglednieniu stosunku
korzysci do ryzyka, za zgodg opiekundw prawnych, zgodnie z ponizszq tabelq.

Wskazania pozarejestracyjne objete

Subst. czynna Nazwa, postac, zawartos¢, opakowania, kod EAN refundacja, ktérych dotyczy niniejsza
opinia

Avonex, roztwor do wstrzykiwan, 30 pg/0,5 ml, 4 amp.-strz. (+ 4 igly), kod

Interferonum EAN 909990008148

beta-1a Avonex, roztwér do wstrzykiwan, 30 pg/0,5 ml, 4 wstrz.,5909991001407
Betaferon, proszek i rozpuszczalnik do sporzadzania roztworu do

Interferonum wstrzykiwan, 250 pug/ml, 15 zest., 5909990619375

beta-1b Extavia, proszek i rozpuszczalnik do sporzgdzania roztworu do wstrzykiwan, | Stosowanie w populacji dzieci ponizej 12
250 ug/ml, 15 fiol. a 3 ml i 15 amp.-strz. a 1,2 ml rozpuszczalnika,kod EAN | roku zycia, w ramach programu lekowego
5909990650996 ,Leczenie stwardnienia rozsianego (ICD-10
Rebif , roztwér do wstrzykiwan, 44 pg/0,5 ml, 12 amp.-strz.a 0,5 ml, kod | G 35)”

Interferonum EAN 5909990874934

beta-1a Rebif , roztwér do wstrzykiwan, 44 pg/0,5 ml, 4 wkt.a 1,5 ml, kod EAN
5909990728497

Glatirameri acetas | Copaxone, roztwor do wstrzykiwan, 20 mg/ml, 28 amp.-strz. (4 blist.a 7
amp.-strz.a 1 ml), kod EAN 5909990017065

Uzasadnienie

Obecnie rozpowszechnienie wczesnej postaci stwardnienia rozsianego (SM)
szacowane jest na 2,7 do 5% (...) catej populacji chorych [Simone 2002, Ghezzi
2002] (Pokryszko-Dragan 2010). Obserwacje duzych grup pediatrycznych
pacjentéow z SM wykazaty u wiekszosci z nich (50-70%) wieloogniskowos¢
objawdw neurologicznych juz przy pierwszej manifestacji klinicznej schorzenia
[Simone 2002, Boiko 2002, Banwell 2007]. Srednia czestos$¢ rzutéw w postaci
dzieciecej i mtodziericzej SM oceniana jest jako wieksza niz u dorostych. Objawy
rzutu u mtodych chorych wydajq sie ustepowac szybciej i w wiekszym stopniu,
by¢ moze w zwigzku z wiekszq plastycznoscig OUN, w ktdrym nie zakoriczyt sie
jeszcze proces rozwojowy. Zdaniem wielu autorow, przebieg SM o wczesnym
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poczqtku jest tagodniejszy i kolejne stopnie niepetnosprawnosci osiggane sq po
dtuzszym czasie niz u dorostych chorych [Banwell 2007, Ghezzi 2004, Ness
2007]. Jednak wieloletnie obserwacje chorych na SM o wczesnym poczqtku
wykazujg, ze do nieodwracalnej umiarkowanej lub znacznej niepetnosprawnosci
dochodzi u nich w wieku wczesniejszym niz u pacjentow z poczqtkiem choroby
w 3-4 dekadzie zycia [Mikaeloff 2006, Belman 2007, Ghezzi 2004] (Pokryszko-
Dragan 2010).

Zgodnie z tresciqg charakterystyk produktow leczniczych (Avonex, Betaferon,
Extavia, Copaxone) brak jest dostepnych danych na temat stosowania tych
produktow leczniczych u dzieci w wieku ponizej 12 lat i z tego wzgledu w tej
populacji nie nalezy ich podawac. Jedynie tres¢ charakterystyki produktu
leczniczego Rebif mowi o wynikach retrospektywnego badania kohortowego
obejmujgcego dzieci i mtodziez, ktore wskazujq, ze bezpieczeristwo stosowania
produktu Rebif 22 mikrogramy lub 44 mikrogramy po podaniu podskornym trzy
razy w tygodniu u dzieci (od 2 do 11 lat) i mtodziezy (od 12 do 17 lat) jest
podobne, jak u o0sob dorostych. Natomiast nie okreslono dotychczas
bezpieczenstwa stosowania ani skutecznosci produktu leczniczego Rebif u dzieci
w wieku do 2 lat.

Wg stanowisk eksperckich dla pacjentow ponizej 12 roku Zycia brak jest
technologii alternatywnych hamujqcych postep stwardnienia rozsianego.

Opinie ekspertow ws. objecia refundacjg wnioskowanych technologii lekowych
w danym wskazaniu sq pozytywne. Eksperci nie wskazywali argumentow
przeciw finansowaniu ww. produktow leczniczych w ramach wykazu swiadczen
gwarantowanych.

Sposrod  odnalezionych rekomendacji  klinicznych  dotyczqcych leczenia
immunomodulujgcego stwardnienia rozsianego pacjentow pediatrycznych, w
wytycznych europejskich Ghezzi 2010 rekomenduje sie, ze leczenie INFB lub GA
powinno byc¢ dostepne dla wszystkich pacjentow z aktywng formq RRMS,
niezaleznie od wieku. Wg tej rekomendacji dzieci ponizej 12 roku zycia wykazujq
tolerancje podobng do obserwowanej u starszych pacjentow, potrzebne sq
jednak dalsze badania, aby lepiej oceni¢ bezpieczenstwo stosowania lekdw
immunomodulujgcych u tych pacjentéw. Pozostate odnalezione rekomendacje
sq pozytywne dla stosowania INFB lub GA w populacji pediatrycznej, mimo
ograniczonych dowodow naukowych (brak badan RCT), jednak nie ma w nich
zapiséw odnoszqcych sie wprost do pacjentow ponizej 12 roku zycia.

Mimo ograniczen w materiatach analitycznych, w tym braku oszacowan
wptywu na budzet w przypadku objecia refundacjg wnioskowanych technologii
lekowych w danym wskazaniu, ktore jednak ze wzgledu na matq liczebnos¢
populacji docelowej nie bedq stanowic¢ znacznego obcigzenia dla budzetu
ptatnika publicznego, w sytuacji braku alternatywnych metod leczenia, Rada
orzekta jak na wstepie.
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Przedmiot wniosku

Zlecenie Ministra Zdrowia, pismo MZ-PLA-4610-190(9)/KK/14 z dnia 04.02.2015 r., dotyczyto
przygotowania, na podstawie art. 40 ust. 1 ustawy z dnia 12 maja 2011 roku o refundacji lekow,
srodkédw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych
(Dz. U. Nr 122 poz. 696 z pdzn. zm.), w zwigzku z art. 31n pkt 5 oraz art. 31s ust. 6 pkt 5 ustawy z dnia
27 sierpnia 2004 roku o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw publicznych
(Dz. U. z 2008 roku, Nr 164 poz. 1027, z p6zn. zm.), opinii Rady Przejrzystosci w sprawie wydania
z urzedu decyzji o objeciu refundacja leku przy danych klinicznych, w zakresie wskazan do stosowania
lub dawkowania, lub sposobu podawania odmiennych niz okreslone w Charakterystyce Produktu
Leczniczego w rozumieniu ustawy z dnia 6 wrzesnia 2001 r. — Prawo farmaceutyczne (Dz. U. z 2008
roku, Nr 45, poz. 271, z pdin. zm.), w zakresie okreslonym w ponizszej tabeli.

Wskazania pozarejestracyjne objete

Subst. czynna Nazwa, postac, zawartos¢, opakowania, kod EAN refundacja, ktérych dotyczy niniejsza
opinia

Avonex, roztwor do wstrzykiwan, 30 pg/0,5 ml, 4 amp.-strz. (+ 4 igly), kod

Interferonum EAN 909990008148

beta-1a Avonex, roztwér do wstrzykiwan, 30 pg/0,5 ml, 4 wstrz.,5909991001407
Betaferon, proszek i rozpuszczalnik do sporzadzania roztworu do

Interferonum wstrzykiwan, 250 pug/ml, 15 zest., 5909990619375

beta-1b Extavia, proszek i rozpuszczalnik do sporzgdzania roztworu do wstrzykiwan, | Stosowanie w populacji dzieci ponizej 12
250 ug/ml, 15 fiol. a 3 ml i 15 amp.-strz. a 1,2 ml rozpuszczalnika,kod EAN | roku zycia w ramach programu lekowego
5909990650996 ,Leczenie stwardnienia rozsianego (ICD-10
Rebif , roztwér do wstrzykiwan, 44 pg/0,5 ml, 12 amp.-strz.a 0,5 ml, kod | G 35)”

Interferonum EAN 5909990874934

beta-1a Rebif , roztwdér do wstrzykiwan, 44 pg/0,5 ml, 4 wkt.a 1,5 ml, kod EAN
5909990728497

Glatirameri acetas | Copaxone, roztwér do wstrzykiwan, 20 mg/ml, 28 amp.-strz. (4 blist.a 7
amp.-strz.a 1 ml), kod EAN 5909990017065

Przewodniczgcy Rady Przejrzystosci
prof. Tomasz Pasierski

Tryb wydania stanowiska

Opinie wydano na podstawie art. 40 ustawy o refundacji lekéw, srodkdw spozywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego oraz wyrobdw medycznych (Dz.U. 2011 nr 122 poz. 696 z pdzn. zm.) w zwigzku z art. 31s ust. 6 p. 5 ustawy
o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkdw publicznych Dz.U. 2004 Nr 210 poz. 2135 z pdzn. zm.).

Wykorzystane zrédta danych:
1. Opracowanie na potrzeby Rady Przejrzystosci w sprawie oceny zasadnosci finansowania ze srodkdw publicznych
lekow we wskazaniach innych niz ujete w charakterystyce produktu leczniczego ,Intereferon beta-la (Avonex i

Rebif), interferon beta-1b (Betaferon i Extavia) oraz octan glatirameru (Copaxone) stosowane w populacji dzieci
ponizej 12 roku zycia w ramach programu lekowego”. Raport Nr: AOTM-0T-434-1/2015, Warszawa, 17.02.2015 r.
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