Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 81/2018 z dnia 20 sierpnia 2018 roku
w sprawie zasadnosci wydawania zgdd na refundacje leku
Austedo (deutetrabenazinum) we wskazaniu: choroba Huntingtona

Rada Przejrzystosci uwaza za niezasadne wydawanie zgod na refundacje leku
Austedo (deutetrabenazinum) we wskazaniu: choroba Huntingtona.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Pismem z dnia 17.05.2018 r. Minister Zdrowia na podstawie art. 39 ust. 3
ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekow, srodkow spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych zlecit
zbadanie zasadnosci wydawania zgod na refundacje produktu leczniczego:
Austedo (deutetrabenazine), tabletki a 9 mg we wskazaniu: choroba
Huntingtona. Stanowisko Rady Przejrzystosci oraz Prezesa AOTM z 2012 roku
w stosunku do komparatora — tetrabenazyny byty negatywne. W chwili obecnej
tetrabenazyna jest jednak objeta refundacjq.

Choroba Huntingtona (inaczej plgsawica Huntingtona) to schorzenie
osrodkowego uktadu nerwowego dziedziczona w sposdéb autosomalny
dominujgcy, charakteryzujgce sie wystepowaniem otepienia, zaburzen
osobowosci i ruchow plgsawiczych. Przebieg choroby jest powolny, postepujgcy.
Dominujg zaburzenia ruchowe, mogq takie wystepowac depresja i napady
padaczkowe. Z czasem pojawiajq sie zaburzenia mowy i potykania oraz
zaburzenia snu. Chory staje sie catkowicie uzalezniony od otoczenia. Chorzy
przezywajqg 15-20 lat od poczgtku choroby.

Nie jest znane leczenie, ktore wptywatoby na naturalny przebieg choroby, proby
uzupetniania niedoborow kwasu GABA przez zastosowanie zwigzkdow
nasladujgcych dziatanie GABA Ilub blokujgcych metabolizm GABA okazaty sie
nieskuteczne. Leki przeciwdepresyjne stosowane sq w objawowym leczeniu
depresji, klasyczne i atypowe neuroleptyki (np. klozapina i kwetiapina)
w objawowej terapii psychoz. Ruchu plgsawicze mozna zmniejszy¢ stosujgc
neuroleptyki  (haloperidol, perfenazyne), zwiqgzki  blokujgce receptor
dopaminergiczny oraz zwiqzki usuwajgce dopamine z zakoriczern nerwowych
(rezerpina, tetrabenazyna). Ze wzgledu na ryzyko wywotania pdznych dyskinez
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leki blokujgce receptor dopaminergiczny stosowane sq mniej chetnie niz leki
usuwajgce dopamine z zakoriczen presynaptycznych. Stosowanie tych lekdow
oraz stata opieka pozwalajg w poczqgtkowym okresie choroby na prowadzenie
leczenia w domu. W zaawansowanym stadium choroby konieczne jest leczenie
psychiatryczne w warunkach szpitalnych.

Dowody naukowe

Lek jest modyfikacjq dostepnej od lat 50 substancji tetrabenazyny. Jego
biodostepnosc¢ jest lepsza co pozwala na ograniczenie dawkowania w stosunku
do komparatora. Lek zostat zarejestrowany w 2017 roku. Prace nad jego
skutecznosciq sq w toku i tylko nieliczne dowody naukowe o ograniczonej
jakosci doczekaty sie publikacji, wskazujgc na prawdopodobnie porownywalna
skutecznos¢ w i jednoczesnie korzystny efekt zmniejszenia dawki, w postaci
istotnego ograniczenia powaznych dziatarn niepozgqdanych w porownaniu
z tetrabenazynq. Brak jest jednak bezposrednich badan porownawczych
z aktywnym komparatorem. Lek nie jest rekomendowany do stosowania
nigdzie na swiecie.

Problem ekonomiczny

Zdaniem specjalisty krajowego liczba chorych na chorobe Huntingtona w Polsce
to ok. 1 000. Z tej grupy ok 20% z chorych leczonych dotychczas refundowang
tetrabenazynqg moze wymagac zmiany sposobu leczenia.

Lek jest wielokrotnie drozszy w stosunku do jego komparatora i jego refundacja
moze spowodowac bardzo duzy wzrost rocznych wydatkdw ptatnika
publicznego

Tanszy produkt o podobnych efektach klinicznych i farmakodynamicznych
z grupy inhibitorow VMAT2, podawany raz na dobe, jest w trakcie rejestracji.

Gtowne argumenty decyzji

Brak jest w chwili obecnej dobrej jakosci dowodow naukowych,
potwierdzajgcych zwiekszenie skutecznosci leczenia, w porédwnaniu z obecnie
stosowanym. Podawanie leku  powoduje prawdopodobnie ograniczenie
czestosci wystepowania niektdrych dziatan niepozqdanych — brak jest jednak
bezposredniego  porownania  z  komparatorem. Cena leku  jest
kilkudziesieciokrotnie wyzsza od obecnie refundowanego preparatu. Jego
stosowanie w chwili obecnej powinno byc¢ zatem ograniczone wyfqgcznie
do bardzo dobrze udokumentowanych przypadkdw powaznej nietolerancji
tetrabenazyny.

Wiceprzewodniczgcy Rady Przejrzystosci

Prof. Piotr Szymariski
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Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 31h ust 2 ustawy z 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki zdrowotne;j
finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2018 r., poz.1510.), w zwigzku z art. 39 ust. 3 ustawy z 12 maja
2011 r. o refundacji lekow, srodkéw 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.4311.25.2018 ,Austedo
(deutetrabenazinum) we wskazaniu: choroba Huntingtona”, 14 sierpnia 2018 r.



