Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 110/2018 z dnia 5 listopada 2018 roku
w sprawie oceny leku Vyndaqel (tafamidis) w ramach programu
lekowego: , Leczenie rodzinnej transtyretynowej polineuropatii
amyloidowej (TTR-FAP) (ICD 10 E85.1)”

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne objecie refundacjq produktu leczniczego
Vyndagel (tafamidis), kapsutki miekkie, 20 mg, 30 kapsutek, kod EAN:
5909990919833, w ramach programu lekowego ,Leczenie rodzinnej
transtyretynowej polineuropatii amyloidowej (TTR-FAP) (ICD 10 E85.1)”,
w ramach nowej grupy limitowej i wydawanie go bezptatnie. Jednoczesnie,
zuwagi na duzq niepewnos¢ populacji leczonych chorych, Rada uwaza
za zasadne wprowadzenie RSS, polegajgcego na ograniczeniu kwoty
przeznaczonej na leczenie tych pacjentow (capping).

Rada nie zgtasza uwag do projektu programu lekowego.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Pismem z dnia 21.08.2018 r., znak PLR.4600.744.2018.14.1S (data wptywu
do AOTMIT 21.08.2018 r.) Minister Zdrowia :zlecit przygotowanie analizy
weryfikacyjnej AOTMIT, stanowiska Rady Przejrzystosci oraz rekomendacji
Prezesa AOTMIT na zasadzie art. 35 ust. 1 ustawy z dnia 12 maja 2011 r.
o refundacji lekdw, srodkow spozywczych specjalnego przeznaczenia oraz
wyrobow medycznych (Dz. U. z 2017 r. poz. 1844, z pdin. zm.) w przedmiocie
objecia refundacjq produktu leczniczego: ,Vyndaqel (tafamidis), kapsutki
miekkie, 20 mg, 30 kapsutek, kod EAN: 5909990919833, w ramach programu
lekowego ,Leczenie rodzinnej transtyretynowej polineuropatii amyloidowej
(TTR-FAP) (ICD-10 E85.1)”.

Dowody naukowe

Rejestracja produktu leczniczego Vyndagqel (tafamidis) oparta byta na wynikach
wieloosrodkowego miedzynarodowego badania z randomizacjg (Fx-005),
w ktorym oceniano efektywnos¢ kliniczng i bezpieczenistwo stosowania
tafamidisu w porownaniu z placebo u chorych z rodzinng transtyretynowq
polineuropatiq amyloidowqg (TTR-FAP). Do badania wifgczano chorych
w | stadium choroby (tj. chodzgcych samodzielnie) co znalazto wtasciwe
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odzwierciedlenie w zapisach proponowanego programu lekowego. Wyniki tego
badania wskazujq, ze stosowanie tafamidisu znaczqco spowalnia postep
choroby, w tym zwftaszcza uposledzenie sprawnosci koriczyn dolnych oraz
spadek masy ciata, czego miarq jest stabilizacja lub poprawa parametru mBMI.
Badanie to posiada jednak istotne ograniczenia, gdyz znamienng statystycznie
odpowiedz na leczenie uzyskano wytqcznie przy uwzglednieniu analiz, ktore nie
byty analizami zgodnymi z intencjq leczenia (ITT analysis). Tylko w ocenie
bezpieczerstwa zastosowano regute analizy ITT. Ponadto, do badania Fx-005
wtgczono wyftqcznie chorych z mutacjg Val30Met, podczas gdy proponowany
program lekowy zaktada wiqczenie chorych takze z innymi mutacjami.

Ocena skutecznosci leku tafamidis, w populacji zblizonej do proponowanej
w programie lekowym (tj. z uwzglednieniem mutacji innych niz Val30Met), byta
przedmiotem kilku badan jednoramiennych, ktorych wyniki sugerujg aktywnosc
leku rowniez w przypadku innych mutacji. Wiarygodnosc¢ wynikow tych badar
jest jednak ograniczona z uwagi na brak grupy kontrolnej.

Tolerancja leczenia tafamidisem jest zadowalajgca: odnotowane w badaniach
zdarzenia niepozgdane byty gtownie o fagodnym lub umiarkowanym nasileniu.

Problem ekonomiczny

Rodzinna transtyretynowa polineuropatia amyloidowa jest uwazana za chorobe
ultra-rzadkq: szacuje sie, Zze w Polsce chorobg tq dotknietych jest kilka rodzin,
lecz liczba ta najprawdopodobniej nie oddaje rzeczywistej liczby chorych, ktorzy
wcigz czekajg na diagnoze. Eksperci nie sq zgodni co do tego, jak duza
populacja chorych spetniataby kryteria wigczenia do programu: szacowana
przez nich liczba chorych, moggcych by¢ w ciggu roku wtgczona do programu,
waha sie od jednej do kilkunastu osob. Nie ma jednak pewnosci, czy poprawa
dostepnosci badan genetycznych genu TTR nie spowoduje znaczqgcego wzrostu
potencjalnych beneficjentow programu. Koszt leczenia preparatem tafamidis
jest bardzo wysoki i stosowanie wnioskowanej technologii w miejsce
komparatora
bez wzgledu na perspektywe analizy.

. Ponadto, pomimo potencjalnie niewielkiej
liczby chorych moggcych kwalifikowac sie do programu spodziewane obcigzenia
dla budzetu pfatnika publicznego sq znaczqce. Poniewaz populacja chorych,
mogqcych by¢ witgczona do programu, jest trudna do oszacowania RSS
powinien chroni¢ ptatnika publicznego przed niekontrolowanym wzrostem
wydatkow zwigzanych z wiekszq niz szacowana przez wnioskodawce liczbg
chorych witqczanych do programu.
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Gtowne arqgumenty decyzji

Stosowanie produktu leczniczego Vyndagel (tafamidis) u chorych z rodzinng
transtyretynowq polineuropatiq amyloidowq stanowi jedyng farmakologiczng
opcje terapeutyczng o zadowalajgco udokumentowanej skutecznosci.
Lek przyczynia sie do hamowania progresji choroby. Jednoczesnie, uzyskiwany,
dzieki stosowaniu produktu leczniczego Vyndagel (tafamidis), efekt
terapeutyczny jest stosunkowo niewielki i nieadekwatny do prognozowanych
kosztow leczenia tym preparatem, pomimo uwzglednienia proponowanego RSS.

Z tych powodow Rada przyjeta stanowisko jak wyzej.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt. 2 ustawy z 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, srodkdéw
spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2016 r., poz. 1536
z pdin. zm.), z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji
nr: 0T.4331.33.2018 ,Wniosek o objecie refundacjg i ustalenie urzedowej ceny zbytu produktu leczniczego
Vyndagel (tafamidis) w ramach programu lekowego: »Leczenie rodzinnej transtyretynowej polineuropatii
amyloidowej (TTR-FAP) (ICD 10 E85.1)»”, data ukonczenia: 25 pazdziernika 2018 oraz erraty do analizy
weryfikacyjnej Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji nr 0T.4331.33.2018.



KARTA NIEJAWNOSCI
Dane zakre$lone kolorem z6ttym stanowig informacje publiczne podlegajgce wytgczeniu ze wzgledu
na tajemnice przedsigbiorcy (Pfizer Polska Sp. z 0.0.).

Zakres wyfgczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem Pfizer Polska Sp. z 0.0. 0 zakresie tajemnicy
przedsiebiorcy.

Podstawa prawna wylgczenia jawnosci: art. 5 ust. 2 ustawy z dnia 6 wrzesnia 2001 r. o dostepie do
informacji publicznej Dz. U. z 2014, poz.782 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 ktérego dokonano wytaczenia jawnosci: Pfizer Polska Sp. z o.o.



