Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 6/2017 z dnia 9 stycznia 2017 roku
w sprawie oceny leku Elocta (efmoroctocog alfa),
kod EAN: 5909991246464, we wskazaniu: w ramach programu
lekowego ,,Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofilig A
(ICD-10 D66) z zastosowaniem rekombinowanego ludzkiego czynnika
krzepniecia VIl o przedtuzonym dziataniu (efmoroctocog alfa — Elocta
— rFVIIIFc)”

Rada Przejrzystosci uznaje za niezasadne objecie refundacjg produktu
leczniczego Elocta (efmoroctocog alfa), 500 IU proszek i rozpuszczalnik do
sporzqgdzania roztworu do wstrzykiwan, kod EAN 5909991246464, w ramach
programu lekowego ,, Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofilig A (ICD-10
D66) z zastosowaniem rekombinowanego ludzkiego czynnika krzepniecia VIII
o przedtuzonym dziataniu (efmoroctocog alfa — Elocta — rFVIlIFc)”.

Uzasadnienie

Hemofilia A jest wrodzonqg skazg krwotoczng, spowodowang zmniejszeniem
aktywnosci czynnika krzepniecia VIII (cz. VIII) w osoczu, w wyniku czego
dochodzi do obfitych krwawien do stawdw, miesni lub narzqdéw wewnetrznych,
wystepujgcych samoistnie lub w skutek powypadkowych bgdz chirurgicznych
urazow. Postac ciezka choroby stanowi 53,7% sposrod wszystkich przypadkow
hemofilii A.

Podstawqg leczenia hemofilii jest uzupetnienie niedoborowego czynnika
krzepniecia w krwiobiegu w celu zahamowania aktywnego krwawienia lub jego
prewencji. W profilaktyce i leczeniu krwawien w hemofilii A stosuje sie:
liofilizowane koncentraty cz. VIl wytwarzane z ludzkiego osocza (koncentraty
osoczopochodne); liofilizowane koncentraty cz. VIIl wytwarzane metodami
inzynierii genetycznej (koncentraty rekombinowane).

Mimo Ze terapia ta jest bardzo kosztowna, paristwo polskie zapewnia dostep do
cz. VIl wszystkim chorym na hemofilie. Z uwagi na krotki czas pottrwania
cz. VI, stosowany profilaktycznie wymaga on podawania co 2-3 dni.

Elocta jest przedstawicielem nowej generacji czynnikdw krzepniecia
o przedtuzonym czasie poftrwania, przez co mogq one byc rzadziej stosowane,
choc¢ brak na to dobrych dowoddw naukowych i poréwnania do dotychczas
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stosowanych technologii. Przektadac sie to moze na rzadsze wktucia dozylne
i zmniejsza koniecznosc¢ stosowania wktuc centralnych oraz na mniejszq ilos¢
podawanych czynnikdow krzepniecia.

Analize ekonomicznqg w ocenianym wniosku przeprowadzono w formie analizy
konsekwencji kosztow, a jej horyzont czasowy wynosit 12-miesiecy. Analiza ta
opiera sie na arbitralnie przyjetej wartosci QALY za dzien, w ktorym wystgpito
krwawienie wynoszqcej 0,20. Wartos¢ ta moze byc¢ rownie dobrze mniejsza,
co wieksza. Rdwnie niewiarygodnq skfadowq tej analizy jest zuzycie czynnikéw
krzepniecia. Cena produktu Elocta jest wysoka i koszt QALY pieciokrotnie
przekracza prog okreslony w ustawie.

W opinii wielu agencji HTA (Francja, Szwecja, Niemcy) wartos¢ dodana
tej technologii jest mata.

Mozna sie spodziewac¢ wprowadzenia do terapii innych form cz. VIl o znaczgco
dtuzszym okresie poftrwania, a do tego czasu leczy¢ chorych na hemofile
w dotychczas przyjety sposob, modyfikujgc odstepy miedzy podaniem cz.VIII.

Przewodniczacy Rady Przejrzystosci
prof. Tomasz Pasierski

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt. 2 ustawy z 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, sSrodkéw
spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2016 r., poz. 1536 z
pozin. zm.), z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji nr
0T.4351.39.2016 ,,Wniosek o objecie refundacja i ustalenie urzedowej ceny zbytu leku Elocta (efmoroctocog
alfa) w ramach programu lekowego: ,Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofilia A (ICD-10 D66)
z zastosowaniem rekombinowanego ludzkiego czynnika krzepniecia VIII o przedtuzonym dziataniu
(efmoroctocog alfa — Elocta — rFVIIIFc)”, data ukonczenia: 29 grudnia 2016 r.

Inne wykorzystane Zrddta danych:

1. Opinia eksperta przedstawiona w trakcie posiedzenia.



