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w sprawie objecia refundacjg lekow zawierajgcych substancje czynng
sirolimusum w zakresie wskazan do stosowania lub dawkowania, lub
sposobu podawania odmiennych niz okreslone w Charakterystyce
Produktu Leczniczego

Rada Przejrzystosci uwaza za niezasadne objecie refundacjq leku Rapamune
zawierajgcego substancje czynng sirolimusum w zakresie wskazania
do stosowania Ilub dawkowania, lub sposobu podawania odmiennego niz
okreslone w Charakterystyce Produktu Leczniczego: zespdt gumiastych zmian
barwnikowych.

Uzasadnienie

Dane kliniczne dotyczqce zastosowania syrolimusu w leczeniu zespotu
gumiastych zmian barwnikowych sq bardzo skgpe i ograniczajq sie do
pojedynczych opisow przypadkow. W zwiqzku z powyziszym na podstawie
dostepnych danych nie jest mozZliwe okreslenie skutecznosci syrolimusu we
wnioskowanym wskazaniu:

— nie odnaleziono wytycznych opisujgcych leczenie ocenianego wskazania.
W leczeniu zespotu gumiastych zmian barwnikowych nie ma optymalnej
terapii. W publikacjach jako mozZliwe opcje terapeutyczne wymienione
sq leczenie chirurgiczne, skleroterapia, stosowanie roznych lekow -
kortykosteroidow propranololu, interferonu alfa, syrolimusu;

— nie odnaleziono Zadnych rekomendacji klinicznych i refundacyjnych
odnoszqcych sie do omawianego zespotu.;

— nie odnaleziono zadnych przeglgddw systematycznych  dotyczqcych
zespotu gumiastych zmian barwnikowych;

— odnaleziono badania pierwotne — 6 opisow przypadkow, przy czym tylko
jedna z wigczonych referencji jest petnotekstowq publikacjq (Yuksekkaya
2012), dwie z nich to listy do redakcji (Ozgonenel 2015, Ferres-Ramis
2015), a 3 to abstrakty (Cardoso 2014 Akyuz 2014, Avar 2013). Tylko u
czesci opisanych w nich pacjentow zdiagnozowano zespot gumiastych
zmian barwnikowych. Wiekszosc¢ chorych byta dzie¢cmi, a ze wzgledu na
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niewystarczajgce doswiadczenie produkt Rapamune nie jest zalecany do
stosowania u dzieci i mtodziezy, takze w zarejestrowanym wskazaniu.

Terapia syrolimusem wiqgzata sie z: zmniejszeniem liczby krwawien z przewodu
pokarmowego normalizacjq poziomu hemoglobiny poprawqg zmian skornych
poprawq jakosc¢ zycia, nie odnotowano jednak rdznicy w wielkosci zmian
skornych i w zmian w jamie ustnej po roku terapii.

Proba stosowania syrolimusu w leczeniu zespotu gumiastych zmian
barwnikowych wynika z jego mechanizmu dziatania na kinaze mTOR -
sirolimus hamuje aktywnos¢ mTOR, zapobiega syntezie biatek, nastepczej
proliferacji i wzrostowi komodrek, obniza produkcje  czynnika wzrostu
srodbtonka naczyniowego — VEGF, hamuje odpowiedZ komdrek na VEGF oraz
hamuje angiogeneze, jednak ocena wartosci tej terapii wymaga dalszej
obserwacji i zebrania wiekszej liczby danych.

Ewentualne leczenie mogfoby by¢ dostepne w  warunkach scisle
kontrolowanych.
Przedmiot zlecenia

Zlecenie Ministra Zdrowia, zawarte w pismie PLA.4600.279.2015.2.DJ z dnia 24 lipca 2015 .,
dotyczyto wydania opinii Rady Przejrzystosci w sprawie wydania z urzedu decyzji o objeciu
refundacjg lekéw przy danych klinicznych, w zakresie wskazan do stosowania lub
dawkowania, lub sposobu podawania odmiennych niz okreslone w Charakterystyce Produktu
Leczniczego w zakresie lekdw wymienionych w tabeli ponizej i wskazania: zespdt gumiastych
zmian barwnikowych.

Substancja czynna Nazwa, postac i dawka leku, Zawartos¢ opakowania, kod EAN
Rapamune, roztwér doustny, 1mg/ml, 60 ml (but. + 30 strzyk.), 5909990893645

Sirolimusum

Rapamune, tabl. powlekane, 1mg, 30 tabl., 5909990985210

Wiceprzewodniczacy Rady Przejrzystosci
Prof. Michat Mysliwiec
Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 40 ustawy o refundacji lekdéw, sSrodkdéw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2015 r., poz. 581).

Wykorzystane Zrédta danych:

1. Rapamune (sirolimusum) we wskazaniu: zespot gumiastych zmian barwnikowych. Opracowanie na
potrzeby Rady Przejrzystosci w sprawie oceny zasadnos$¢ finansowania ze srodkéw publicznych lekéw
we wskazaniach innych niz ujete w Charakterystyce Produktu Leczniczego, Raport nr: AOTMIT-OT-434-
18/2015, 29 lipca 2015 r.




