Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 214/2015 z dnia 12 pazdziernika 2015 roku
w sprawie wydania z urzedu decyzji o objeciu refundacjg lekow
GILENYA (fingolimodum) i TYSABRI (natalizumabum) przy danych
klinicznych, w zakresie wskazan do stosowania lub dawkowania, lub
sposobu podawania odmiennych niz w Charakterystyce Produktu
Leczniczego

Rada Przejrzystosci uwaza za niezasadne objecie refundacjg produktu
leczniczego GILENYA (fingolimodum), kaps. twarde, 0,5 mg, 28 kaps., kod EAN
5909990856480, w ramach programu lekowego ,Leczenie stwardnienia
rozsianego po nhiepowodzeniu terapii lekami pierwszego rzutu Ilub szybko
rozwijajgcej sie ciezkiej postaci stwardnienia rozsianego (ICD 10 G 35)”
z uwzglednieniem populacji pacjentow w wieku 12-18 r.z.

Jednoczesnie Rada Przejrzystosci uwaza za zasadne objecie refundacjq produktu
leczniczego TYSABRI (natalizumabum), koncentrat do sporzqdzania roztworu do
infuzji, 300 mg, 1 fiol. po 15 ml, kod EAN 5909990084333, w ramach programu
lekowego , Leczenie stwardnienia rozsianego po niepowodzeniu terapii lekami
pierwszego rzutu lub szybko rozwijajgcej sie ciezkiej postaci stwardnienia
rozsianego (ICD 10 G 35)” z uwzglednieniem populacji pacjentow w wieku 12—
18 r.z. Rada zaleca jednoczesnie ponownq ocene zasadnosci refundacji leku po
uptywie 2 lat i rozwazenie utworzenia programu lekowego dedykowanego
populacji pediatrycznej lub kwalifikacji dzieci do leczenia przez zespot
ekspertow. Zdaniem Rady brak jest obecnie alternatywy dla stosowania
natalizumabu w przedmiotowym wskazaniu.

Uzasadnienie

Leczenie stwardnienia rozsianego w populacji pediatrycznej, pomimo znacznego
postepu w zakresie dostepnych metod farmakoterapii, pozostaje duzym
wyzwaniem. Przebieg stwardnienia rozsianego w populacji pediatrycznej jest
bardziej agresywny, charakteryzuje sie czestszymi rzutami o wiekszym nasileniu,
stqgd tez coraz czesciej podkresla sie koniecznos¢ wczesnego stosowania lekéw
wptywajqcych na przebieg choroby, w celu unikniecia szybkiego pogarszania sie
Sprawnosci.
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Przewazajgca wiekszos¢ dostepnych badan klinicznych dokumentujgcych
skutecznosc¢ i bezpieczeristwo lekow modyfikujgcych przebieg choroby byta
przeprowadzona w populacji osob dorostych. W chwili obecnej brak jest danych
wysokiej jakosci dokumentujgcych skutecznos¢ i bezpieczenstwo zaréowno
fingolimodu jak i natalizumabu u osob w wieku od 12 do 18 roku Zycia
po niepowodzeniu leczenia przy pomocy terapii | rzutu.

Dostepne dane niskiej jakosci (opisy przypadkow, analizy retrospektywne)
wskazujg na dobrqg skutecznosc¢ natalizumabu w przypadku nieskutecznosci
leczenia pierwszego rzutu (interferondw oraz octanu glatirameru) przy
zadowalajgcym profilu bezpieczeristwa. Znacznie mniej danych klinicznych
dotyczy stosowania fingolimodu u pacjentow pediatrycznych (w toku jest
badanie RCT oceniajgce efektywnosc¢ fingolimodu w Il linii leczenia po
niepowodzeniu leczenia interferonem — termin zakonczenia 2017). Zdaniem
ekspertow klinicznych, w zwiqzku z brakiem rzeczywistych metod
alternatywnych leczenia Il rzutu, zastosowanie natalizumabu we wnioskowanej
populacji jest uzasadnione. Waznym problemem zwigzanym ze stosowaniem
wymienionych lekow jest brak szczegétowych danych dotyczqgcych ich profilu
bezpieczeristwa w populacji pediatrycznej dlatego ich zastosowanie wymaga
doktadnego monitorowania.

Podsumowujqgc, wobec brak alternatywnych metod leczenia we wnioskowanej
populacji, w kontekscie dostepnych danych klinicznych zastosowanie
natalizumabu jest uzasadnione. Rownoczesnie, praktyczny brak danych
potwierdzajgcych skutecznosc i bezpieczenstwo fingolimodu we wnioskowanej
populacji, nie pozwalajq na pozytywnq rekomendacje Rady.

Przedmiot zlecenia

Zlecenie Ministra Zdrowia, zawarte w piSmie MZ-PLA-4610-190(14)/KK/14 1z dnia
2 pazdziernika 2015 r., 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 lekéw Gilenya (fingolimodum), kaps.
twarde, 0,5 mg, 28 kaps., kod EAN 5909990856480, Tysabri (natalizumabum), koncentrat do
sporzadzania roztworu do infuzji, 300 mg, 1 fiol. po 15 ml, kod EAN 5909990084333
w programie lekowym , Leczenie stwardnienia rozsianego po niepowodzeniu terapii lekami
pierwszego rzutu lub szybko rozwijajacej sie ciezkiej postaci stwardnienia rozsianego (ICD-10
G 35)” z uwzglednieniem populacji pacjentéw w wieku 12-18 r.z.

Wiceprzewodniczgcy Rady Przejrzystosci
prof. Rafat Suwinski
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Tryb wydania opinii

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

Wykorzystane zrédta danych:

1. Opracowanie na potrzeby Rady Przejrzystosci w sprawie oceny zasadnosci finansowania ze srodkdow
publicznych lekdw we wskazaniach innych niz ujete w charakterystyce produktu leczniczego, Raport
nr: AOTMIT-BOR-434-12/2015, ,Gilenya (fingolimod), Tysabri (natalizumab) w wybranych wskazaniach
pozarejestracyjnych.”, Warszawa, pazdziernik 2015 .



