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Rekomendacja nr 56/2016
z dnia 6 wrzesnia 2016 r.
Prezesa Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikac;ji

w sprawie zasadnosci wydawania zgody na refundacje leku Calcort
(deflazacort) we wskazaniach: sarkoidoza, zesp6t Ormonda,
choroba srédmigzszowa ptuc

Prezes Agencji nie rekomenduje wydawania zgdd na refundacje leku Calcort (deflazacort) we
wskazaniach: sarkoidoza, zespét Ormonda, choroba srédmigzszowa ptuc.

Uzasadnienie rekomendacji

Prezes Agencji, biorgc pod uwage stanowisko Rady Przejrzystosci uwaza, ze dostepne dowody
nie uzasadniaja wydawania zgdd na refundacje leku Calcort (deflazacort) we wskazaniach:
sarkoidoza, zespét Ormonda, choroba srédmigzszowa ptuc.

W obrebie wnioskowanych wskazan odnaleziono jedynie jedno randomizowane badanie
(Rizzoti 1997). Dotyczyto ono zastosowania deflazakortu w sarkoidozie. Podstawowymi
ograniczeniami badania byto: niska wiarygodnos¢ metodologiczna (otrzymato 2 na 5 punktow
w skali Jadad), zostato przeprowadzone na niewielkiej grupie pacjentéw (72 osoby), nie
przeprowadzono statystycznego zestawienia wynikdw poréwnujgcego deflazakort
z prednizonem. Zgodnie z autorami publikacji wnioskowana substancja charakteryzuje sie
podobng skutecznoscig do prednizonu. Profil bezpieczenstwa réwniez uznano za podobny,
jednakze w obrebie funkcjonowania uktadu pokarmowego oraz metabolizmu osoby stosujgce

deflazakort rzadziej zgtaszaty dziatania niepozadane.

W odniesieniu do zastosowania deflazakortu w zespole Ormonda odnaleziono jedynie jeden
opis przypadku, lecz na podstawie wynikow zawartych w publikacji nie jest mozliwe dokonanie
rzetelnej oceny efektywnosci klinicznej leku w tym wskazaniu. Ten rodzaj dowodu, zgodnie
z wytycznymi oceny technologii medycznych, znajduje sie prawie na samym koncu klasyfikacji
doniesien naukowych.

Dla wskazania odnoszgcego sie do leczenia chordb srddmigzszowych ptuc nie odnaleziono
zadnej publikacji, co uniemozliwito ocene skutecznosci i bezpieczenistwa ocenianego leku
w tym wskazaniu

Odnaleziono 5 rekomendacji klinicznych dotyczgcych wnioskowanych wskazan, zalecajq one
zazwyczaj stosowanie steroidow systemowych — gtdwnie wymieniany jest prednizon. Jedynie
w jednej (American Thoracic Society 1999) wymieniono deflazakort jako opcje terapeutyczng.
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Nie odnaleziono zadnej rekomendacji refundacyjnej dotyczacej deflazakortu we
whioskowanych wskazaniach.

Przedmiot wniosku

Zlecenie Ministra Zdrowia dotyczy zasadnosci wydawania zgdd na refundacje produktu leczniczego
Calcort (deflazacort, DFZ), tabletki 6 mg i 30 mg we wskazaniach: sarkoidoza, zespét Ormonda, choroba
Sréddmigzszowa ptuc, na podstawie art. 31 e ust. 1 ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach
opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz.U.2015 r. poz. 581 z pdzn. zm.) i w zw.
z art. 39 ust. 3 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekdéw, srodkéw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz.U. z 2015 r. poz. 345, z pdzn. zm.).

Problem zdrowotny
Sarkoidoza

Sarkoidoza  (choroba  Besniera-Boecka-Schaumanna) to choroba  autoimmunologiczna
charakteryzujgca sie powstawaniem ziarniniakdéw, ktére nie podlegajg martwicy. Etiologia sarkoidozy
nie jest znana. Przypuszcza sie, ze przyczyng powstania choroby jest reakcja uktadu odpornosciowego
na niezidentyfikowany antygen u oséb z predyspozycjg genetyczng. Cechg charakterystyczng choroby
jest gromadzenie sie w miejscach aktywnego procesu chorobowego (gtdéwnie w weztach chtonnych
i tkankach o bogatym utkaniu limfatycznym) limfocytéw Th1l i makrofagéw, przeksztatcajgcych sie
w komorki nabtonkowate i tworzacych nieserowaciejace ziarniaki.

W Polsce rocznie rejestruje sie ok. 10/100 000 zachorowan na sarkoidoze. Choroba dotyczy gtéwnie
mtodych dorostych w wieku 20-40 lat, ale coraz czesciej spotyka sie jg takze u oséb po 60 r.z.

Zespot Ormonda

Chorobg Ormonda nazywamy zwtdknienie zaotrzewnowe. Jest to rzadkie schorzenie, ktérego istotg
jest odktadanie sie patologicznej tkanki wtéknisto zapalnej w przestrzeni zaotrzewnowej, najczesciej
wokot aorty brzusznej. Proces witdknienia obejmuje tkanke ttuszczowg oraz tkanke taczng
zaotrzewnowg. Moze réwniez otaczac kazdy narzad lezgcy w okolicy: zyte gtéwng dolng, moczowody,
naczynia chtonne, nerwy, inne naczynia krwionosne, przewdd zétciowy wspdlny, dwunastnice, jelito
grube, trzustke. Patologiczna tkanka naciekajgc powyzsze narzady powoduje ich ucisk,
a w konsekwencji zaburzenie funkcjonowania.

Czestos¢ wystepowania choroby Ormonda na swiecie szacuje sie na ok. 1/200 000-500 000 osdb. Brak
jest danych na temat wystepowania tego schorzenia w Polsce.

Choroba srédmiqgzszowa ptuc

Choroby srédmigzszowe ptuc stanowig heterogenng grupe nieinfekcyjnych i nienowotworowych
chordb. Charakteryzujg sie wystepowaniem zmian rozsianych w obrazie radiologicznym klatki
piersiowej, zaburzeniami wentylacji typu restrykcyjnego ze zmniejszeniem zdolnosci dyfuzyjnej ptuc
i uposledzeniem wymiany gazowej. Sposréd samoistnych $rédmigzszowych zapalen ptuc, samoistne
wtdknienie ptuc (IPF) jest jednostkg wystepujgcy najczesciej (40 — 70%). W ok. 3% przypadkdéw choroba
wystepuje rodzinnie i prawdopodobnie dziedziczona jest jako cecha autosomalna dominujgca ze
zmienng penetracjg. Czestos¢ wystepowania IPF w Polsce nie jest znana.

Pomimo préb leczenia, sredni czas przezycia pacjenta z IPF wynosi 2,5 — 3,5 roku od momentu
rozpoznania. Mniej niz 15% chorych przezywa 10 lat. Do najczestszych przyczyn $mierci nalezy:
niewydolno$¢ oddechowa (40%), niewydolnos$¢ serca, choroba niedokrwienna serca, zakazenia
i zatorowos$¢ ptucna oraz rak ptuca (4 — 15%). Naturalny przebieg choroby moze wigzaé sie
z wystepowaniem gwattownych zaostrzen choroby, ktdre skutkujg bardzo ztym rokowaniem i blisko 80
—90% Smiertelnoscia.
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Alternatywna technologia medyczna

Zgodnie ze zleceniem Calcort miatby by¢ finansowany w ramach importu docelowego, dlatego tez
produkt leczniczy Calcort miatby by¢ finansowany jedynie przy zatozeniu, ze wykorzystano u pacjenta
dostepne alternatywne metody leczenia lub istniejg przeciwwskazania do prowadzenia terapii
z uzyciem takich metod.

Zgodnie z informacjami przedstawionymi przez ekspertéw klinicznych, a takze zawartych w literaturze
oraz wytycznych klinicznych w sarkoidozie, zespole Ormonda oraz chorobie srédmigzszowej ptuc
zastosowanie majg przede wszystkim glikokortykosteroidy (GKS). Wskazywany jest prednizon badz
prednizolon oraz metyloprednizolon, a takze w przypadkach nieskutecznosci badz niepowodzenia
terapii GKS metotreksat. Leki te znajdujg sie w obwieszczeniu Ministra Zdrowia z dnia 19 sierpnia 2016
r. w sprawie wykazu refundowanych lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego oraz wyrobéw medycznych na dziei 1 wrzesnia 2016 r.

Gtéwne przeciwwskazania do stosowania ww. preparatéw poza nadwrazliwoscig na substancje czynna
(lub na substancje pomocnicze) to wystepowanie uktadowych zakazen grzybiczych i wirusowych.
Opis wnioskowanego $wiadczenia

Deflazakort (DFZ), substancja czynna leku Calcort, wykazuje dziatanie przeciwzapalne
i immunosupresyjne, jest pochodng prednizolonu.

Zgodnie z odnaleziong brytyjska charakterystyka produktu Calcort jego wskazania zarejestrowane to:
e anafilaksja, astma, ciezkie reakcje nadwrazliwosci;

e reumatoidalne zapalenie stawdw, mtodzieficze przewlekte zapalenie stawdw, zespét bélu
wielomiesniowego;

e liszaj rumieniowaty uktadowy, zapalenie skorno-miesniowe, mieszane choroby tkanki tgcznej
(inne niz twardzina uktadowa), guzkowe zapalenie tetnic, sarkoidoza;

e pecherzyca, pemfigoid pecherzowy, zgorzelinowa zapalenie skory;

e zespodt nerczycowy na podtozu zmian minimalnych, ostre srddmigzszowe zapalenie nerek;

e reumatoidalne zapalenia miesnia sercowego;

e wrzodziejgce zapalenie okreznicy, choroba Crohna;

e zapalenie btony naczyniowej oka, zapalenie nerwu wzrokowego;

e autoimmunologiczna niedokrwistos¢ hemolityczna, samoistna plamica matoptytkowa;

e ostrailimfatyczna biataczka, chtoniak ztosliwy, szpiczak mnogi;

® immunosupresja po przeszczepie.
W ramach omawianych wskazan jedynie sarkoidoza stanowi wskazanie rejestracyjne. Natomiast
pozostate (zespdt Ormonda, choroba srddmigzszowa ptuc) nalezy je traktowac jako pozarejestracyjne.
Ocena skutecznosci (klinicznej oraz praktycznej) i bezpieczeristwa

Ocena ta polega na zebraniu danych o konsekwencjach zdrowotnych (skutecznosc i bezpieczeristwo)
wynikajgcych z zastosowania nowej terapii w danym problemie zdrowotnym oraz innych terapii, ktore
w danym momencie sq finansowane ze srodkow publicznych i stanowiq alternatywne leczenie dostepne
w danym problemie zdrowotnym. Nastepnie ocena ta wymaga okreslenia wiarygodnosci zebranych
danych oraz poréwnania wynikéw dotyczgcych skutecznosci i bezpieczeristwa nowej terapii wzgledem
terapii juz dostepnych w leczeniu danego problemu zdrowotnego.
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Na podstawie powyzszego ocena skutecznosci i bezpieczeristwa pozwala na uzyskanie odpowiedzi na
pytanie o wielkos¢ efektu zdrowotnego (zaréwno w zakresie skutecznosci, jak i bezpieczeristwa),
ktorego nalezy oczekiwaé¢ wzgledem nowej terapii w poréwnaniu do innych rozwazanych opcji
terapeutycznych.

W ramach analizy klinicznej odnaleziono:

e dwa badania prospektywne dotyczgce skutecznosci i bezpieczeristwa stosowania deflazakortu
w przewlekte]j sarkoidozie:

o Rizzato 1997 - prospektywne, randomizowane badanie, poréwnujace deflazakort
(DFZ) z prednizonem (PDN). Jego wiarygodno$é metodologiczng oceniono na 2 z 5
punktéw w skali Jadad (utrata punktow, zwigzana byta z brakiem zaslepienia oraz
brakiem opisu randomizacji). Okres obserwacji wynosit w zaleznosci od grupy: DFZ: 42
+ 18 miesiecy, PDN: 32 + 18 miesiecy. Do badania wiaczono 72 pacjentow;

o Rizatto 1991 - jednoramienne badanie prospektywne, sredni czas obserwacji wynosit
958 + 515 dni. Do badania wtgczono 40 pacjentéw;

e jedng publikacje (Lee 2008) zawierajacga opis leczenia pacjenta z chorobg Ormonda i chorobg
Hashimoto leczony deflazakortem w dawce (poczatkowo 72 mg/d, ostatecznie zmniejszona do
6 mg/d).

Nie odnaleziono badan odnoszacych sie do choréb srédmigzszowych ptuc.
Skutecznos¢
Rizatto 1997

W publikacji nie przedstawiono obliczer poréwnujacych bezposrednio DFZ z PDN. Wyniki miaty na celu
wskazanie skutecznosci poszczegdlnych lekdw tj. przed i po leczeniu.

Przeswietlenie klatki piersiowej wykazato uzyskanie: catkowitej poprawy u 26 pacjentéw (po 13
z kazdej grupy) oraz dobrej poprawy u 30 pacjentow (po 15 z kazdej grupy). Koricowy wynik pozostat
niezmieniony u 8 pacjentéw (5 z grupy DFZ oraz 3 z grupy PDN). Pogorszenie natomiast wystgpito
u dwdch pacjentéw (po jednym z kazdej grupy).

Wynik scyntygrafii (67Gallium scan) spadt istotnie w czwartym roku leczenia w obu grupach: DFZ -
spadek poziomuz1,75+0,15do 1,1 £ 0,23 natomiast PDZ - spadek poziomu z 1,39 £0,15 do 0,53+0,32.

Oznaczenie enzymu konwertujgcego angiotensyne (ACE — ang. Angiotensin-Converting Enzyme),
wykazato istotng poprawe w obu grupach, nie odnotowano jednak istotnej statystycznie rdznicy
pomiedzy nimi.

Badanie spirometryczne wykazato istotng statystycznie poprawe w zakresie parametru FVC (ang.
Forced Vital Capacity — natezona pojemnosc zyciowa) w obu grupach. Z kolei parametr FEV1 —natezona
objetos¢ wydechowa pierwszosekundowa osiggneta 87,8% + 2,4% w grupie DFZ oraz 84,4% * 2,7%
w grupie PDZ. Wynik ten jednak nie byt istotny statystycznie.

Ponadto stan hiperkalciurii u pacjentow ulegt poprawie i wyniki po 4 latach terapii w grupie PDZ spadty
do 186,6 * 47,1 mg dl-1 (wynik istotny statystycznie) natomiast w grupie DFZ spadty do 207,4 + 39,9
mg dI-1 (wynik nieistotny statystycznie).

Rizzato 1991

W grupie PT (pacjenci leczeni wczesniej innymi kortykosteroidami) poziom ACE spadt znaczgco z 114,6
+ 39,7 nM/ml/min do 91,5 + 37,9 (p<0,05). Wiekszy spadek odnotowano w grupie UT (stosujacy
wytgcznie daflazakort): z poziomu 131,8 + 46,3 do 83,7 = 25,0 nM/ml/min (p<0,01).

Badania radiologiczne ptuc wykazaty poprawe u 16 pacjentéw z 29 w grupie PT, wynik scyntygrafii
wykazat natomiast poprawe u 13 pacjentow. Pogorszenie odnotowano u dwdch pacjentow.
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W zakresie oceny funkcji ptuc istotne statystycznie wyniki uzyskano w grupie UT (jednoczesnie nie
uzyskano istotnosci statystycznej w grupie PT). Parametr FVC (natezona pojemnos¢ zyciowa) wzrdst
z poziomu 76,7% * 13,6% do 89,9% * 19,5% ((p<0,01).

W zadnej z grup nie odnotowano istotnej statystycznie poprawy w zakresie ocenianego poziomu
wapnia w surowicy krwi i w moczu.

Lee 2008

W publikacji opisano przypadek pacjenta (67-letni mezczyzna) z chorobg Ormonda oraz jednoczesnie
wystepujgcg chorobg Hashimoto. Leczenie rozpoczeto od dawki deflazakortu: 72 mg/doba. Po 13
dniach hospitalizacji pacjent zostat wypisany i kontynuowat terapie steroidowg, ktérg sukcesywnie
zmniejszano do dawki 6 mg/dobe.

Tomografia komputerowa, wykonana 9 miesiecy po leczeniu, wykazata zmniejszenie zwtdknienia
W przestrzeni pozaotrzewnowej oraz ustgpienie wodonercza po prawej stronie.

Bezpieczeristwo

W zakresie ciezkich dziatan niepozgdanych zwigzanych z leczeniem deflazakortem w badaniu Rizzato
1997 zaraportowano dwa ciezkie epizody zapalenia ptuc. U jednego z pacjentéw wystgpity
nietraumatyczne ztamania kosci zwigzane ze spadkiem gestosci mineralnej kosci. Masa ciata
u pacjentow w grupie DFZ w ciggu 4 lat terapii wahata sie nieznacznie (70,1 £ 0,4 na poczatku leczenia,
72,1+0,5 w pierwszym roku, 71,8 + 0,4 w drugim, 69,9 £ 0,6 w trzecim oraz 70,0+ 0,6 w czwartym roku).

W przedstawionym badaniu deflazakort w porédwnaniu z prednizonem powodowat mniej dziatan
niepozagdanych ogoétem. Najczesciej obserwowane dziatania niepozgadane dotyczyty zaburzen
metabolizmu i odzywiania, przy czym czestos$¢ ich wystepowania byta nizsza niz w grupie prednizonu
(15 vs 25 przypadkéw). W zakresie innych obserwowanych dziatan niepozadanych rzadziej
wystepowaty rowniez zaburzenia przewodu pokarmowego oraz bdle kosci.

Zgodnie z wynikami badania Rizzato 1991 wsrdd leczonych deflazakortem najczesciej dochodzito do
przyrostu masy ciata (17,5%). Z powodu skutkdw ubocznych leczenie przerwato dwéch pacjentow.
natomiast.

Natomiast zgodnie z publikacja Lee 2008 u pacjenta nie wystgpity dziatania niepozgdane w trakcie
leczenia deflazakortem.
Propozycje instrumentdow dzielenia ryzyka

Nie dotyczy.

Ocena ekonomiczna, w tym szacunek kosztow do uzyskiwanych efektow zdrowotnych

Ocena ekonomiczna polega na oszacowaniu i zestawieniu kosztéw i efektow zdrowotnych, jakie mogq
wiqgzac sie z zastosowaniem u pojedynczego pacjenta nowej terapii zamiast terapii juz refundowanych.

Koszty terapii szacowane sq w walucie naszego kraju, a efekty zdrowotne wyrazone sq najczesciej
w zyskanych latach Zycia (LYG, life years gained) lub w latach zycia przezytych w petnym zdrowiu (QALY,
quality adjusted life years) wskutek zastosowania terapii.

Zestawienie wartosci dotyczgcych kosztow i efektow zwigzanych z zastosowaniem nowej terapii
i poréwnanie ich do kosztow i efektow terapii juz refundowanych pozwala na uzyskanie odpowiedzi na
pytanie, czy efekt zdrowotny uzyskany u pojedynczego pacjenta dzieki nowej terapii wigze sie
z wyzszym kosztem w poréwnaniu do terapii juz refundowanych.

Uzyskane wyniki wskaZznika kosztow-efektow zdrowotnych porownuje sie z tzw. progiem optacalnosci,
czyli wynikiem, ktory sygnalizuje, ze przy zasobnosci naszego kraju (wyrazonej w PKB) maksymalny
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koszt nowej terapii, ktéra ma wigzac sie z uzyskaniem jednostkowego efektu zdrowotnego (1 LYG lub 1
QALY) w poréwnaniu do terapii juz dostepnych, nie powinien przekraczac trzykrotnosci PKB per capita.

Aktualnie prég optacalnosci wynosi 125 955 PLN (3 x 41 985 PLN).

Wskaznik kosztow-efektow zdrowotnych nie szacuje i nie wyznacza wartosci zycia, pozwala jedynie
oceni¢ i m. in. na tej podstawie dokona¢ wyboru terapii zwigzanej z potencjalnie najlepszym
wykorzystaniem aktualnie dostepnych zasobow.

Nie odnaleziono danych, ktére pozwolityby w sposdb wiarygodny przeprowadzi¢ analize ekonomiczng,
ktora bytaby zgodna ze zleceniem Ministra Zdrowia.

Wskazanie czy zachodza okolicznosci, o ktérych mowa w art. 13 ust. 3 ustawy z dnia 12 maja
2011 r. o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego
oraz wyrobow medycznych (Dz. U. 2015 poz. 345);

Jezeli analiza kliniczna wnioskodawcy nie zawiera randomizowanych badan klinicznych dowodzgcych
wyzszosci leku nad technologiami medycznymi dotychczas refundowanymi w danym wskazaniu, to
urzedowa cena zbytu leku musi byc¢ skalkulowana w taki sposéb, aby koszt stosowania leku
wnioskowanego do objecia refundacjq nie byt wyiszy niz koszt technologii medycznej
o najkorzystniejszym wspofczynniku uzyskiwanych efektow zdrowotnych do kosztow ich uzyskania.

Nie dotyczy.

Ocena wptywu na system ochrony zdrowia, w tym wptywu na budzet ptatnika publicznego
Ocena wptywu na system ochrony zdrowia sktada sie z dwdch istotnych czesci.

Po pierwsze, w analizie wptywu na budzet ptatnika, pozwala na oszacowanie potencjalnych wydatkdw
zwigzanych z finansowaniem nowej terapii ze srodkéw publicznych.

Szacunki dotyczqgce wydatkow zwigzanych z nowgq terapiq (scenariusz ,,jutro”) sq poréwnywane z tym
ile aktualnie wydajemy na leczenie danego problemu zdrowotnego (scenariusz ,dzis”). Na tej
podstawie mozliwa jest ocena, czy nowa terapia bedzie wigzac sie z koniecznosciq przeznaczenia
wyzZszych srodkéw na leczenie danego problemu zdrowotnego, czy tez wigZze sie z uzyskaniem
oszczednosci w budzecie ptatnika.

Ocena wptywu na budzet pozwala na stwierdzenie, czy pfatnik posiada odpowiednie zasoby
na finansowanie danej technologii.

Ocena wptywu na system ochrony zdrowia w drugiej czesci odpowiada na pytanie jak decyzja
o finansowaniu nowej terapii moze wplyng¢ na organizacje udzielania sSwiadczen (szczegdlnie
w kontekscie dostosowania do wymogow realizacji nowej terapii) oraz na dostepnosc innych swiadczen
opieki zdrowotne;.

Na podstawie aktualnego w obwieszczenia Ministra Zdrowia w sprawie wykazu refundowanych lekdéw,
dla preparatéw stanowigcych podstawe limitu finansowania, zawierajgcych substancje czynne:
prednizon, prednizolon oraz metyloprednizolon i metotreksat, obliczono, ceny za dzienng dawke leku
(DDD - ang. defined daily dose). Z perspektywy ptatnika publicznego zawierajg sie one w przedziale:
od 0,12 PLN do 1,06 PLN.

Natomiast cena netto za DDD (15 mg) deflazakortu, zgodnie z danymi przestanymi przez hurtownie
farmaceutyczne wynosza od ok. 0,30 PLN do ok. 5,30 PLN.

Zgodnie z danymi przekazanymi przez Ministerstwo Zdrowia, wydatki zwigzane z finansowaniem
produktu leczniczego Calcort w latach 2012-2016 (do VI 2016) wynosity odpowiednio: 890 PLN,
918 PLN, 1038 PLN, 3880 PLN oraz 1970 PLN netto. Wydaje sie mato prawdopodobnym, aby w wyniku
utrzymania finansowania nastgpity zmiany w zapotrzebowaniu na leczenie tym produktem.
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Uwagi do proponowanego instrumentu dzielenia ryzyka

Nie dotyczy.

Uwagi do zapiséw programu lekowego

Nie dotyczy.

Omodwienie rozwigzan proponowanych w analizie racjonalizacyjnej

Przedmiotem analizy racjonalizacyjnej jest identyfikacja mechanizmu, ktérego wprowadzenie
spowoduje uwolnienie srodkow publicznych w wysokosci odpowiadajgcej co najmniej wzrostowi
kosztow wynikajgcemu z podjecia pozytywnej decyzji o refundacji wnioskowanej technologii
medycznej.

Analiza racjonalizacyjna jest przedktadana jezeli analiza wptywu na budzet podmiotu zobowigzanego
do finansowania swiadczen ze srodkow publicznych wykazuje wzrost kosztow refundacji.

Nie dotyczy.

Omodwienie rekomendacji wydawanych w innych krajach w odniesieniu do ocenianej
technologii

Odnaleziono nastepujgce rekomendacje kliniczne odnoszace sie do omawianych wskazan:

e sarkoidoza: Postepy Nauk Medycznych 2011, British Thoracic Society (BTS) 2009, American
Thoracic Society (ATS) 1999;

e zespot Ormonda: Medscape 2016; National Institutes of Health 2015;
e choroba srédmigzszowa ptuc: BTS 2009.

Zgodnie z przedstawionymi rekomendacjami w leczeniu sarkoidozy (I linia) zaleca sie stosowanie
steroidéw systemowych (GKS) — gtéwnie wymieniany jest prednizon, podczas gdy deflazakort znalazt
sie w jednej odnalezionej rekomendacji amerykanskiej ATS z 1999 r. Najczesciej stosowanym lekiem Il
rzutu w sarkoidozie jest metotreksat (Mtx).

W zaleceniach dot. leczenia zespotu Ormonda réwniez na pierwszym miejscu wymienia sie
kortykosteroidy oraz dodatkowo tamoksifen, azatiopryne lub leczenie eksperymentalne (m.in.
cyklofosfamid, mykofenolan mofetylu, cyklosporyna).

W leczeniu choroby srédmigzszowej ptuc skutecznosé wykazuje zastosowanie tréjterapii: prednizolon,
azatiopryna i N-acetylcysteina. Rekomenduje sie stosowanie kortykosteroidow, jednak w przypadkach
nawracajgcej postaci choroby podkresla sie konieczno$¢ rozwazenia stosunku korzysci do ryzyka.

Nie odnaleziono rekomendacji odnoszacych sie do omawianych technologii medycznych.

Podstawa przygotowania rekomendacji

Rekomendacja zostata przygotowana na podstawie zlecenia z dnia 7.06.2016 r. Ministra Zdrowia (znak pisma:
PLD.46434.2465.2016.AP), odnosnie przygotowania rekomendacji Prezesa w sprawie zasadnosci wydawania
zgody na refundacje leku Calcort (deflazacort) we wskazaniach: sarkoidoza, zespét Ormonda, choroba
Srédmigzszowa ptuc, na podstawie art. 31e ust. 1 ustawy z 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki zdrowotnej
finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz.U.2015 r. poz. 581 z pdzn. zm.) oraz w zwigzku z art. 39 ust. 3 ustawy
z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz
wyrobdéw medycznych (Dz.U. z 2015 r. poz. 345, z pdin. zm.), po uzyskaniu Stanowiska Rady Przejrzystosci nr
95/2016 z dnia 29 sierpnia 2016 roku w sprawie zasadnosci wydawania zgody na refundacje leku Calcort
(deflazacort) we wskazaniach: sarkoidoza, zespét Ormonda, choroba srédmigzszowa ptuc
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