Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 20/2016 z dnia 15 lutego 2016 roku
w sprawie oceny leku Naglazyme (galsulfasum) kod EAN:
5909990614745, we wskazaniu: dfugotrwata substytucja
enzymatyczna u pacjentow z potwierdzonym rozpoznaniem
mukopolisacharydozy typu VI (MPS VI; niedobdr 4-sulfatazy N-
acetylogalaktozaminy; zesp6t Maroteaux-Lamy’ego) (ICD-10 E 76.2)

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne objecie refundacjg produktu
leczniczego Naglazyme (galsulfasum) 1 fiolka o pojemnosci 5 ml zawierajgca
5 mg galsulfazy, kod EAN: 5909990614745, we wskazaniu: dtugotrwata
substytucja enzymatyczna u pacjentow z potwierdzonym rozpoznaniem
mukopolisacharydozy  typu VI (MPS VI, niedobdor 4-sulfatazy
N-acetylogalaktozaminy, zespdt Maroteaux-Lamy’ego) (ICD-10 E 76.2)
z utworzeniem dla niego nowej grupy limitowej oraz wydawaniem
go bezptatnie w ramach proponowanego (uzgodnionego) programu
lekowego, przez najblizszy rok, do czasu rzetelnej oceny efektow dotychczas
realizowanego programu lekowego w tym wskazaniu, z uzyciem tej samej
technologii.

Z uwagi na bardzo duzy koszt technologii Rada Przejrzystosci uwaza
propozycje instrumentu dzielenia ryzyka za niewystarczajqgcq.

Rada nie zgtasza uwag do projektu programu lekowego.
Uzasadnienie

Whniosek dotyczy stosowania wnioskowanej technologii w ramach programu
lekowego realizowanego juz wczesniej pod symbolem B.26. Program ten byt
realizowany do konca roku 2015. Po raz ostatni uwzgledniono
go w obwieszczeniu Ministra Zdrowia w sprawie listy lekow refundowanych
zdnia 28 pazdziernika 2015r. W ostatnich miesigcach nie miaty miejsca
zadne fakty, ktore uzasadniatyby odstgpienie od realizacji programu w roku
2016. Jednakze Rada poddaje w waqtpliwos¢ dowody naukowe dotyczgce
skutecznosci tej interwencji. Tryb i czas zgtoszenia wniosku uniemozliwit
Radzie Przejrzystosci dokonanie petnej analizy wniosku w oparciu o przyjete
w tym zakresie kryteria. Podmiot wnioskujgcy powinien dostarczy¢ wtasciwg
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Stanowisko Rady Przejrzystosci AOTMIT nr 20/2016 z dnia 15 lutego 2016 r.

analize ekonomiczng dotyczqcq proponowanej technologii, a z NFZ i od
powotanego przez Prezesa Funduszu Zespotu Koordynujgcego ds. Chorob
Ultrarzadkich nalezy uzyska¢ dane sprawozdawcze, z uwzglednieniem
obserwacji  klinicznych oraz wynikow  badan diagnostycznych
przeprowadzanych w ramach monitorowania programu u pacjentow nim
objetych.

Przewodniczgcy Rady Przejrzystosci
prof. Tomasz Pasierski

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt. 2 ustawy o refundacji lekdw, srodkow spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2015 r., poz. 345),
z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji nr 0T.4351.4.2016
,Whniosek o objecie refundacjg leku Naglazyme (galsulfaza) we wskazaniu: diugotrwata substytucja
enzymatycznej u pacjentéw z potwierdzonym rozpoznaniem mukopolisacharydozy typu VI (MPS VI; niedobér 4-
sulfatazy N-acetylogalaktozaminy; zesp6t Maroteaux-Lamy’ego) (ICD-10 E 76.2)”. Data ukorczenia:
06.02.2016r.



