Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 120/2017 z dnia 30 pazdziernika 2017 roku
w sprawie zasadnosci wydawania zgdd na refundacje leku
Calcort (deflazakort) we wskazaniu: dystrofia miesniowa
typu Duchenne’a (DMD)

Rada Przejrzystosci uwaza za zasadne wydawanie zgdd na refundacje,
w ramach importu docelowego, leku Calcort (deflazakort) we wskazaniu:
dystrofia miesniowa typu Duchenne’a (DMD), z jego ograniczeniem do drugiej
linii leczenia u chorych, u ktorych w pierwszej linii leczenia leczenie
glikokortykosteroidami spowodowato wzrost masy ciata przekraczajgcy 20%,
w stosunku do wartosci wyjsciowych.

Uzasadnienie

Dystrofia miesniowa typu Duchenne’a (DMD) nalezy do grupy chordb rzadkich.
Rokowanie w jej przypadkach jest fatalne, zwigzane z postepujgcq
niewydolnosciq oddechowq i krgzeniowq, powodujgcq zgon chorych najczesciej
w przedziale miedzy 20-30 rokiem Zycia. Nie jest znane jej leczenie przyczynowe.
Stosowane jest leczenie objawowe obejmujgce przede wszystkim rdzne formy
fizykoterapii. W ramach farmakoterapii zaleca sie m. in. podawanie prednizonu,
co moze wplyng¢ na opdznienie rozwoju niektorych objawdw klinicznych
choroby.

W toku przeprowadzonej analizy nie zidentyfikowano wysokiej jakosci
dowoddw naukowych przemawiajgcych za przewagq efektow klinicznych
wynikajgcq ze stosowania deflazakortu w porownaniu z prednizonem lub
prednizolonem. Deflazakort nie jest dopuszczony do obrotu w Polsce.
Na podstawie dostepnych danych mozna uznad, ze profil bezpieczenstwa jego
stosowania oraz przeciwwskazania do tego typu leczenia nie odbiegajq,
w istotny sposdb, od oceny, w tym zakresie, innych glikokortykosteroidow.
Ministerstwo Zdrowia, w latach 2015-2017, wydawato w ograniczonym
zakresie zgody na sprowadzanie i refundacje deflazakortu. Wydatki na ten cel
nie byty wysokie i nie powinny wzrosnqgc¢ znaczqgco w przypadkach zastosowania
kryterium podanego w opinii Rady.
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Stanowisko Rady Przejrzystosci AOTMIT nr 120/2017 z dnia 30 pazdziernika 2017 r.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 31h ust 2 ustawy z 27 sierpnia 2004 r. o s$wiadczeniach opieki zdrowotne;j
finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2017 r., poz. 1938), w zwigzku z art. 39 ust. 3 ustawy z 12 maja
2011 r. o refundacji lekdw, $rodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobdéw
medycznych (Dz. U. z 2016 r. poz. 1536 z pdin. zm.), z uwzglednieniem opracowania na potrzeby zbadania
zasadnosci wydawania zgody na refundacje produktu leczniczego, raport nr 0T.431.9.2017 ,Calcort

(deflazakort) we wskazaniu dystrofia miesniowa typu Duchenne’a (DMD)”, Data ukonczenia: 27 pazdziernika
2017r.



