Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 128/2017 z dnia 6 listopada 2017 roku
w sprawie oceny leku Alprolix (eftrenonakog alfa)
kod EAN: 5909991273934, w ramach programu lekowego
»Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofilig A i B (ICD-10 D66,
D67)”

Rada Przejrzystosci uznaje za niezasadne objecie refundacjg produktu
leczniczego  Alprolix  (eftrenonakog alfa), proszek | rozpuszczalnik
do sporzgdzania roztworu do wstrzykiwan, 3 000 IU, 1 zestaw, kod EAN:
5909991273934, w ramach programu lekowego ,, Zapobieganie krwawieniom
u dzieci z hemofilig A i B (ICD-10 D66, D67)”.

Uzasadnienie

Problem zdrowotny jest znany i dobrze zdefiniowany. Populacja chorych oraz
liczba wykonywanych u nich swiadczen jest doktadnie okreslona na podstawie
danych sprawozdawczych posiadanych przez ptatnika publicznego oraz dzieki
rejestrowi Instytutu Hematologii i Transfuzjologii w Warszawie. Swiadczenia
realizowane sq w ramach programu lekowego B.15 ,Zapobieganie
krwawieniom u dzieci z hemofilig A i B (ICD-10 D66, D67)”. Program ten wpisuje
sie w zafozenia ,Narodowego Programu Leczenia Chorych na Hemofilie
i Pokrewne Skazy Krwotoczne” w Polsce. W dostepnych doniesieniach
naukowych oraz w opiniach ekspertow dominuje poglgd o koniecznym
zindywidualizowaniu dawkowania czynnikow krzepniecia zaleznie od wieku,
masy ciata, indywidualnej farmakokinetyki dziatania podanych czynnikow, cech
charakterologicznych dziecka i zwigzanego z tym trybem Zycia. Pacjenci
wymagajq statej obserwacji i indywidualnego dostosowywania dawek zaleznie
od potrzeb. W dostepnych rekomendacjach od szeregu lat zwraca sie rowniez
uwage na koniecznos¢ zastepowania czynnikow krzepniecia pochodzenia
osoczowego czynnikami rekombinowanymi, ze wzgledu na wieksze
bezpieczeristwo ich stosowania, choc¢ wcigz wysokie ceny zbytu. Czynniki
rekombinowane o przedfuzonym okresie biologicznego pottrwania, a tym
samym przedtuzonym dziataniu, sq pewnego rodzaju nowosciq. Lek opiniowany
przez Rade jest obecnie refundowany jedynie w 3 paristwach europejskich.
Dla czesci chorych stanowi o szansie mniejszej liczby iniekcji dozylnych
w dfugoterminowej profilaktyce krwawien. Wydaje sie jednak, Ze odstep
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czasowy miedzy kolejnymi iniekcjami podany w projekcie programu lekowego
moze byc¢ okreslony zbyt optymistycznie w indywidualnych przypadkach
i nie znajduje potwierdzenia w praktyce klinicznej. Zwraca rowniez uwage fakt,
ze wsrod wynikow badan naukowych brak jest dotychczas doniesien
dotyczgcych populacji odpowiadajqgcej strukturg wiekowq populacji okreslonej
w programie lekowym, w ramach ktdorego miataby zastosowanie wnioskowana
technologia. Istniejgce dowody naukowe dotyczq, w poszczegolnych
doniesieniach, grup pacjentow bardzo zrdznicowanych wiekowo. Nie zawsze
w sposob jednoznaczny podawane sq informacje, czy badania dotyczyty chorych
nowodiagnozowanych | nie poddawanych dotychczas terapii innymi
preparatami zawierajgcymi czynniki krzepniecia. Brak jest bezposrednich badan
porownawczych z komparatorami aktualnie stosowanymi w ramach programu
lekowego B.15. Dostepne wyniki badan dotyczq niejednokrotnie rdznych
punktow koncowych, choc¢ wydaje sie, Zze u czesci chorych stosowanie
wnioskowanej technologii moze wptyng¢ na mniejszqg liczbe krwawiern w skali
roku. Nie ma tez podstaw aby sqdzic¢, ze profil bezpieczeristwa opiniowanego
leku odbiegat w istotny sposob od profilu dziatan niepozgdanych obecnie
wykorzystywanych komparatorow.

Przewodniczacy Rady Przejrzystosci

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 wyrobow medycznych (Dz. U. z 2016 r., poz. 1536
zpdin. zm.), z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji
nr OT.4351.26.2017 ,Wniosek o objecie refundacjg leku Alprolix (eftrenonakog alfa) w ramach programu
lekowego: »Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofilig A i B (ICD-10 D66, D67)«”. Data ukonczenia:
27 pazdziernika 2017 r.



