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W sprawie oceny zasadnosci finansowania ze Srodkéw publicznych,
w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowych, leku Exjade
(deferasirox) we wskazaniu: zespoty mielodysplastyczne (ICD10: 46)

Rada Przejrzystosci uznaje za niezasadne finansowanie ze srodkow publicznych,
w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowych, leku Exjade
(deferasirox), 500 mg tabletki do sporzgdzania zawiesiny doustnej,
we wskazaniu: zespoty mielodysplastyczne (ICD10: 46).

Uzasadnienie

Istotnosc stanu klinicznego, ktoreqo dotyczy wniosek

Zespoty mielodysplastyczne (MDSs) sq to zaburzenia hematopoezy
charakteryzujgce sie obwodowqg cytopeniq, zaburzonq hematopoezq
i zwiekszonym ryzykiem progresji do ostrej biataczki mieloblastycznej (AML).
Zapadalnos¢ na MDS w grupie powyzej 80 r. Z wynosi 36 na 100000 i jest to
dos¢ czesta przyczyna niedokrwistosci w wieku podesztym. Leczenie
hematologiczne obejmuje inhibitory dnmt i przeszczep allogeniczny szpiku.
Leczenie zachowawcze w tej grupie chorych polega na czestych przetoczeniach
preparatow kkcz. Wskazaniami do przetoczenia jest hematokryt<24%. Terapia
chelatujgca zelazo wskazana jest u wybranych pacjentdow, gdyz nie wykazano
jej korzystnego wptywu na przezycie w RCT (Med Clin N Am 101 (2017) 333—
350).

Z drugiej jednak strony wytyczne brytyjskie stwierdzajq, Zze nie mozna rutynowo
zalecac leczenia chelatujgcego u pacjentow z MDS z przecigzeniem Zelaza
wywotanym transfuzjami krwi [Poziom rekomendacji - 1C].

Mozna rozwazy¢ terapie chelatujgcq u pacjentow z bardzo dobrym
rokowaniem, szczegdlnie u pacjentow z niedokrwistosciq opornqg na leczenie
(RA), niedokrwistosciq oporng na leczenie z obecnosciq pierscieniowatych
syderoblastow (RARS) i izolowanym del (5q). Preparaty chelatujgce mogq byc¢
stosowane u pacjentow z przewidywangq ciqggtq transfuzjqg krwinek czerwonych,
ktorzy otrzymujg wiecej niz 20 jednostek krwinek czerwonych, u ktorych
stezenie ferrytyny w surowicy krwi wynosi > 1000 lg/| [Poziom rekomendacji -
2C].

Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji
ul. Karolkowa 30, 01-207 Warszawa tel. +48 22 376 78 00 fax +48 22 376 78 01
NIP 525-23-47-183 REGON 140278400

e-mail: sekretariat@aotmit.gov.pl
www.aotmit.gov.pl




Opinia Rady Przejrzystosci AOTMIT nr 101/2018 z dnia 7 maja 2018 r.

Skutecznosc kliniczna i praktyczna

Exjade (deferazyrox) jest doustnym lekiem chelatujgcym Zelazo. Dotychczasowe
badania wykazaty, ze jest on skuteczny oraz dobrze tolerowany w terapii
leczenia gromadzenia zelaza u chorych z MDS poddawanych licznym
przetoczeniem kkcz.

Bezpieczenstwo stosowania

Bardzo duze.

Relacja korzysci zdrowotnych do ryzyka stosowania

Korzysci zdrowotne sq aktualnie niemierzalne, a ryzyko stosowania wydaje sie
mate.

Konkurencyjnosc¢ cenowa

Alternatywnie stosowana deferoksamina jest znacznie tansza.

Wptyw na wydatki podmiotu zobowigzanego do finansowania swiadczen
ze srodkow publicznych i swiadczeniobiorcow

Maksymalna liczba pacjentow, ktorzy mogliby otrzymac¢ wnioskowang
technologie, jest trudna do szacowania. Przy zatfozeniu konserwatywnym

przyjetym w analizie AOTMIT catkowity koszt leczenia (przy
schemacie sktadajgcym sie z 3 cykli) wyniesie natomiast roczny koszt

leczenia deferazyroksem wyniesie

Alternatywna technologia medyczna, w rozumieniu ustawy o sSwiadczeniach,
oraz jej efektywnosc kliniczna i bezpieczenstwo stosowania

Deferoksamina stosowana dozylnie jest preparatem najdtuzej stosowanym
i najlepiej zbadanym.

Gltowne arqgumenty decyzji

Nie jest to postepowanie leczgce MDS, a jedynie zmniejszajgce dziatania
niepozgdane terapii podtrzymujqcej. Dowody naukowe wskazujq na jedynie
nieokreslony i trudny do prognozowania potencjalnie korzystny wptyw leku.
Pacjenci z MDS i czestymi transfuzjami mogq by¢ leczeni deferoksaming.

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 31s ust. 6 pkt. 4 ustawy z 27 sierpnia 2004 r. o $Swiadczeniach opieki
zdrowotnej finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2017 r., poz. 1938 z pdézn. zm.), z uwzglednieniem
opracowania w sprawie zasadnosci finansowania ze $rodkéw publicznych, nr 0T.422.13.2018 , ,Exjade
(deferasirox) we wskazaniu: zespoty mielodysplastyczne (ICD10: 46)”, data ukonczenia: 27.04.2018 r.



KARTA NIEJAWNOSCI

Dane zakre$lone kolorem czarnym stanowig informacje publiczne podlegajgce wytgczeniu ze wzgledu na
tajemnice przedsiebiorcy Novartis Poland Sp. z o.0.

Zakres wyfgczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem Novartis Poland Sp. z 0.0. o0 zakresie tajemnicy
przedsiebiorcy.

Podstawa prawna wyfgczenia jawnosci: art. 5 ust.2 ustawy z dnia 6 wrze$nia 2001 r. o dostepie do
informacji publicznej (Dz. U. z 2016, poz. 1764 z p6zn. zm.) w zw. z art. 11 ust. 4 ustawy z dnia 16 kwietnia
1993 r. 0 zwalczaniu nieuczciwej konkurencji (Dz. U. z 2003 r., Nr 153, poz. 15603 z pézn. zm.).

Organ dokonujgcy wytaczenia jawnosci: Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji.

Podmiot, w interesie ktorego dokonano wytaczenia jawnosci: Novartis Poland Sp. z 0.0.



