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W sprawie oceny zasadnosci finansowania ze Srodkéw publicznych,
w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowych,
leku Mylotarg (gemtuzumab ozogamycin) we wskazaniu:
ostra biataczka szpikowa FLT3+ (ICD10: C92.0)

Rada Przejrzystosci uznaje za niezasadne finansowanie ze srodkow publicznych,
w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowych, leku Mylotarg
(gemtuzumab ozogamycin) proszek, amputka a 1 mg/ml, we wskazaniu: ostra
biataczka szpikowa FLT3+ (ICD10: C92.0).

Uzasadnienie

Istotnosc stanu kliniczneqgo, ktoreqo dotyczy wniosek

Ostre biataczki szpikowe (AML) sgq nowotworami ztosliwymi uktadu
biatokrwinkowego  powstajgcymi  wskutek  proliferacji  (niepodlegajgcej
fizjologicznym mechanizmom regulacji) klonu stransformowanych komdrek
wywodzqgcych sie z wczesnych stadiow mielopoezy. Do transformacji
biataczkowej dochodzi wskutek mutacji gendw o kluczowym znaczeniu dla
proliferacji, roznicowania, dojrzewania i przezycia komorek. Zasadnicze
znaczenie majqg zmiany (mutacje, fuzje, amplifikacje, rearanzacje) w genach,
w tym miedzy innymi FLT3 (czestos¢ 59% dla catej kategorii ,,aktywacja szlakow
sygnatowych proliferacji”) i NPM1 (27%).

Skutecznosc kliniczna i praktyczna

Brak randomizowanych badan, w ktorych populacja w petni odpowiadataby
analizowanemu  problemowi, brak badan oceniajgcych  skutecznosc
i bezpieczenstwo  terapii gemtuzumabem  ozogamyciny  skojarzonym
z sorafenibem w populacji pacjentow z ostrq biataczkqg mieloblastyczng FLT3+
(ICD-10 (€92.0), z wczesnym nawrotem choroby. Odnaleziono jedno
jednoramienne, badanie przeprowadzone w populacji pacjentow z AML z FLT3+.
Nalezy zwrdoci¢ uwage, ze jedynie 20,8% pacjentow miafo FLT3+, a wyniki
podano tqcznie dla wszystkich pacjentow. Ponadto w badaniu produkt Mylotarg
podawany byt w skojarzeniu cytarabing, a nie, jak we wniosku, z sorafenibem.

Ponadto odnaleziono badanie oceniajgce skutecznos¢ i bezpieczenstwo
gemtuzumabu w terapii indukcyjnej u pacjentow z pierwszym nawrotem
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choroby. Nie podano informacji, czy w badaniu tym uczestniczyli pacjenci
ZFLT3+.

Bezpieczenstwo stosowania

Najczesciej wystepujgcymi (2 1%) dziataniami niepozqdanymi, ktdre
doprowadzity do catkowitego zaprzestania stosowania niniejszego produktu
w ramach leczenia skojarzonego byty: matoptytkowosé, VOD, krwotok
i zakazZenie. Najczesciej wystepujgcymi (= 1%) dziataniami niepozqdanymi, ktore
doprowadzity do catkowitego zaprzestania leczenia w ramach monoterapii,
byty: zakazenie, krwotok, niewydolnos¢ wielonarzqdowa i VOD.

Relacja korzysci zdrowotnych do ryzyka stosowania

Z dodatkowych informacji o stanie zdrowia wynika, ze pacjent jest ,,z wczesnym
nawrotem choroby, po kondycjonowaniu mieloablacyjnym BuCy2 oraz chth
reindukcyjnej CLAG-M” ponadto terapia produktem Mpylotarg ma byc
prowadzona w skojarzeniu z sorafenibem.

Natomiast zgodnie z zapisami charakterystyki produktu leczniczego Mylotarg
w skojarzeniu daunorubicyng i cytarabing, wskazany jest do stosowania
u pacjentow z wczesniej nieleczonq ostrq biataczkq szpikowqg z ekspresjq
antygenu CD-33. W zwiqgzku z powyzszym wskazanie z wniosku wykracza poza
zapisy rejestracyjne dla produktu Mylotarg. Brak mozliwosci oceny stosunku
korzysci do ryzyka stosowania.

Konkurencyjnosc¢ cenowa

Wytyczne europejskie i polskie nie okreslajg postepowania terapeutycznego
u pacjentow z oporng na leczenie/ w nawrocie AML FLT3+.

Koszt _terapii_produktem  Mylotarg |

ktore byty opiniowane w ramach ratunkowego
dostepu do lekow w tym wskazaniu.

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

Ze wzgledu na brak danych umozliwiajgcych szczegofowe oszacowanie
wielkosci populacji docelowej (brak opinii ekspertow), nie jest mozliwe
oszacowanie wydatkow ptatnika publicznego zwiqgzanych z refundacjq produktu
Mylotarg we wnioskowanym wskazaniu.

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

Wytyczne europejskie i polskie nie okreslajg postepowania terapeutycznego
u pacjentow z oporng na leczenie/ w nawrocie AML FLT3+. Jedynie wytyczne
NCCN wskazujg na mozliwos¢ zastosowania 5-azacytydyny lub decytabiny
i sorafenibu w leczeniu pacjentow AML z FLT3-ITD. po nawrocie/wznowie AML,
bgdz AML opornej na leczenie.
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Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 31s ust. 6 pkt. 4 ustawy z 27 sierpnia 2004 r. o sSwiadczeniach opieki
zdrowotnej finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2018 r., poz. 1510, z pdzn. zm.), z uwzglednieniem
opracowania w sprawie zasadnosci finansowania ze srodkéw publicznych, nr: 0T.422.37.2018 ,Mylotarg

(gemtuzumab ozogamycin) we wskazaniu: ostra biataczka szpikowa FLT3+ (ICD10: C92.0)”. Data ukonczenia:
26.09.2018.



KARTA NIEJAWNOSCI

Dane zakre$lone kolorem czarnym stanowig informacje publiczne podlegajgce wytgczeniu ze wzgledu na
tajemnice przedsiebiorcy (Pfizer Europe MA EEIG, Bayer Pharma AG, Novartis Europharm Limited).

Zakres wyfaczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem Pfizer Europe MA EEIG, Bayer Pharma AG, Novartis
Europharm Limited o zakresie tajemnicy przedsigbiorcy.

Podstawa prawna wylaczenia jawnosci: art. 5 ust.2 ustawy z dnia 6 wrze$nia 2001 r. o dostepie do informacji
publicznej (Dz. U. 2 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. 1503 z p6zn. zm.)

Organ dokonujacy wytaczenia jawnosci: Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikaciji.

Podmiot, w interesie ktéorego dokonano wylfgczenia jawnosci: Pfizer Europe MA EEIG, Bayer Pharma AG,
Novartis Europharm Limited



