Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr44/2016 z dnia 16 maja 2016 roku
w sprawie oceny leku Esbriet (pirfenidon) kod EAN: 5902768001112,
we wskazaniu: leczenie idiopatycznego widknienia ptuc

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne objecie refundacjq produktu leczniczego
Esbriet (pirfenidon), kaps. twarda, 267 mg, 63 szt., kod EAN 5902768001112,
we wskazaniu: leczenie idiopatycznego wtdknienia pfuc, w ramach programu
lekowego , Leczenie idiopatycznego wtdknienia ptuc (ICD-10 J84.1)”, w ramach
nowej grupy limitowej, jako leku dostepnego bezptfatnie, pod warunkiem
skorygowania zaproponowanego instrumentu dzielenie ryzyka i uwzglednienia
w nim dawki dziennej leku, gdyz wyzsza dawka leku znacznie zmniejsza
efektywnosc kosztowq.

Rada nie zgtasza uwag do zapiséw projektu programu lekowego.

Uzasadnienie

Idiopatyczne (czyli samoistne - o nieznanej etiologii) wtdknienie ptuc (ldiopathic
Pulmonary Fibrosis — IPF) jest specyficzng postacig srodmiqgzszowego zapalenia
ptuc, ktore przebiega z pojawieniem sie (najczesciej po 60 roku Zycia) twardych
zmian zapalno-wtoknistych w obrebie najbardziej obwodowych struktur ptuc.
Uposledzajg one wymiane gazow. Wystepujgce zmiany patologiczne nie majg
zwiqzku z innymi chorobami i ograniczone sq jedynie do pfuc. Postepujgca
dusznosé¢, czeste zapalenia ptuc i suchy kaszel (z towarzyszqcq czesto
niewydolnosciq serca) majqg charakter przewlekty, a sSrednie przezycie od chwili
diagnozy  wynosi ok. 3,5 roku, przy czym od pierwszych objawow do
prawidfowego rozpoznania mija 3-4 lata. Choroba ma rdziny przebieg, zas
obecnie stosowane leczenie jest objawowe i mato skuteczne. Tylko 10-12%
chorych przezywa 10 lat.

Esbriet (pirfenidon) jest syntetycznym doustnym lekiem sierocym, ktory hamuje
aktywnos¢ transformujgcego czynnika wzrostu  TGF-beta oraz czynnika
martwicy nowotworu TNF-alfa. Hamuje tez proliferacje fibroblastow
i produkcje kolagenu.

Lek jest oceniany w intensywnych badaniach wieloosrodkowych od niedfugiego
czasu, stqd dzisiaj dostepne dane sq z okresu obserwacji trwajgcego
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niz podajg dane retrospektywne.

Dos¢ mocne dowody naukowe potwierdzajq, ze pirfenidon po rocznej kuracji
rowniez znaczgco spowolniat spadek FVC oraz poprawiat wydolnos¢ fizyczng, co
przektadato sie na zwiekszenie srednio o 25 metrow dtugosci marszu chorego.
Lek jest drogi i ma liczne, niekiedy powazne objawy niepoZqdane (nudnosci,
kaszel, zaburzenia Zotqdkowo-jelitowe, wysypki itp.), ktore czasami zmuszajg
nawet do przerwania terapii. Jego kilkuletnie stosowanie nie prowadzi do
wyleczenia, tylko do zmniejszenia niektorych objawdw i opdZnienia z reguty
Smiertelnej choroby.

Przez amerykariskqg FDA lek zostat uznany jako , obiecujgcy” i dopuszczony do
stosowania u chorych, ale wymagajqcy dalszych i dtuzszych badan klinicznych —
w szczegolnosci na pacjentach rasy biatej, u ktorych dawkowanie pirfenidonu
wymaga wiekszych dawek. Eksperci kliniczni oraz europejskie towarzystwa
lekarskie zalecajq stosowac lek wstepnie i warunkowo jedynie w tagodnej
i umiarkowanej postaci IPF, gdyz chorzy nie majq innej, skutecznej alternatywy
leczniczej. Z tego powodu mimo wysokiej ceny, Esbriet jest refundowany
w wielu krajach europejskich, w tym kilku o podobnym do Polski PKB per capita.
W Polsce szacuje sie, ze lek moze zaczqc¢ stosowac kilkuset chorych rocznie, co
wzrostowo w ciggu 4 lat spowoduje wzrost wydatkow NFZ z milionéw do
dwudziestu kilku milionow ztotych.

Brak finansowania tego leku sierocego generuje duze nieuwzglednione koszty
dla systemu (zasitki, renty, hospitalizacje).

Z powyzszych powoddw Rada przyjeta stanowisko jak wyzej.

Przewodniczgcy Rady Przejrzystosci
prof. Tomasz Pasierski

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt. 2 ustawy o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2015 r., poz. 345 z pdzn. zm.),
z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji nr AOTMIT-OT-
0T.4351.9.2016 ,Wniosek o objecie refundacjg leku Esbriet (pirfenidon) we wskazaniu: Leczenie
idiopatycznego wtdknienia ptuc (ICD-10 J84.1)". Data ukonczenia: 6 maja 2016 r.
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KARTA NIEJAWNOSCI

Dane zakre$lone kolorem Zzoéftym stanowig informacje publiczne podlegajgce wytgczeniu ze wzgledu na
tajemnice przedsigbiorcy (Roche Polska Sp. z 0.0.).

Zakres wyigczenia jawnosci: dane objete o$wiadczeniem Roche Polska Sp. z 0.0. o zakresie tajemnicy
przedsiebiorcy.

Podstawa prawna wylfaczenia jawnosci: art. 5 ust. 2 ustawy z dnia 6 wrze$nia 2001 r. o dostepie do
informacji publicznej Dz. U. z 2014, poz.782 z p6zn. zm.) w zw. z art. 11 ust. 4 ustawy z dnia 16 kwietnia 1993
r. o zwalczaniu nieuczciwej konkurencji (Dz. U. z 2003 r., Nr 153, poz. 1503 z p6zn. zm.).

Organ dokonujacy wytaczenia jawnosci: Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji.
Podmiot, w interesie ktorego dokonano wyfgczenia jawnosci: Roche Polska Sp. z 0.0.



