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W sprawie oceny zasadnosci finansowania ze Srodkéw publicznych,
w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowych,
leku MabThera (rytuksymab) we wskazaniu:
steroidozalezny zespot nerczycowy (ICD-10: N03.0)

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne finansowanie ze srodkow publicznych,
w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowych, leku MabThera
(rytuksymab), proszek, fiolka @ 500 mg, we wskazaniu: steroidozalezny zespot
nerczycowy (ICD-10: NO3.0), w populacji pediatrycznej, opornej na dostepne leki
immunosupresyjne, pod warunkiem, Ze oceniany lek jest najtariszym,
dostepnym w Polsce, preparatem rytuksymabu.

Uzasadnienie

Istotnosc stanu kliniczneqo, ktoreqo dotyczy wniosek

Zespot nerczycowy (ZN) to zespot objawdw chorobowych wywotanych
nadmierng nieskompensowanqg utratqg biatka z moczem (biatkomoczem),
ktoremu towarzyszq: obrzeki, hipoalbuminemia i hiperlipidemia. Powiktaniami
ZN sq: zakrzepica, zakazenia i niewydolnos¢ nerek. Najczesciej u dzieci
wystepuje ZN idiopatyczny. Podstawq leczenia sq glikokortykosteroidy.
Steroidozalezny ZN to stan, w ktorym nawroty biatkomoczu wystepujg w trakcie
zmniejszania dawki prednizonu lub w okresie krotszym niz 2 tygodnie po jego
odstawieniu. W takich przypadkach dodaje sie cyklofosfamid lub inhibitory
kalcyneuryny, np. cyklosporyne A.

Zapadalnos¢ na ZN o niewyjasnionej przyczynie (idiopatyczny) wynosi 2—-7
nowych przypadkow/100 000 dzieci < 15 roku zycia, a chorobowos¢ siega
16/100 000 w populacji pediatryczne;.

Skutecznosc kliniczna i praktyczna

Kilka procent stanowi ZN steroidozalezny, w ktorym nie mozina odstawic
steroidow i trudniej jest uzyskac¢ remisje, pomimo dodania lekdw
immunosupresyjnych, co prowadzi do zwiekszonej liczby zagrazajgcych Zyciu
powiktan.

Odnaleziono trzy przeglgdy systematyczne: Haffner 2009, Noone 2018, Otukesh
2013, opierajgce sie na kilkudziesieciu opisach przypadkow i 22 pacjentach
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wtgczonych do prospektywnego wieloosrodkowego badania, z ktorych wynika,
ze rytuksymab jest skuteczny w terapii ratunkowej ZN u dzieci. Skutecznosc
i bezpieczenstwo rytuksymabu, w porownaniu z placebo, potwierdzono
u48dzieci z czestymi nawrotami lub steroidozaleznym ZN. Wiekszos¢
pacjentow otrzymywata od dwdch do czterech dawek leku (375 mg / m2)
tygodniowo. Jesli wystgpi nawrdt w ciggu pierwszych 6 miesiecy leczenia,
sugeruje sie dodatkowe dawki rytuksymabu przez okres 18 miesiecy.

Bezpieczenstwo stosowania

Rytuksymab jest ogdlnie bezpieczny i dobrze tolerowany u wiekszosci dzieci.
Potencjalnie powazne dziatania niepozqdane obejmujq: utrzymujgcy sie niski
poziom limfocytdw B i ryzyko hipogammaglobulinemii, sprzyjajgce infekcjom.
Najczesciej odnotowane dziatania niepozgdane sq tagodne i przemijajqce.
Powiktania zwiqzane z infuzjq sq spowodowane przeciwciatami anty-CD20
i zwykle wystepujg wyftqcznie podczas pierwszego podania leku. Nalezq do nich:
gorqgczka, dreszcze, wysypki, skurcz oskrzeli, niedocisnienie i anafilaksja. Mozna
je tagodzi¢ przez podanie glikokortykosteroidu i leku przeciwhistaminowego.
Bardzo rzadkie zdarzenia niepozgdane obejmujq: zapalenie wgtroby wywotane
reaktywacjq wirusa zapalenia wqtroby typu B, postepujgcqg wieloogniskowq
leukoencefalopatie, zwtdknienie ptuc, zapalenie miesnia sercowego,
pneumocystoze, wrzodziejgce zapalenie okreznicy i agranulocytoze.

Relacja korzysci zdrowotnych do ryzyka stosowania

Wydaje sie, ze w omawianym wskazaniu korzysci przewazajq nad ryzykiem
stosowania rytuksymabu.
Konkurencyjnos¢ cenowa

Szacowany koszt jednego podania 500 mg rytuksymabu dozZylnie jest wysoki.
Oczekuje sie wprowadzenia w Polsce preparatow biopodobnych rytuksymabu,
co powinno obnizyc¢ koszt leczenia.

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

Nie otrzymano opinii od ekspertow dot. liczebnosci dzieci ze steroidozaleznym
ZN, opornych na dostepne leczenie immunosupresyjne w Polsce,
ale szacunkowa liczba dzieci wymagajgcych rytuksymabu wynosi kilkadziesigt
rocznie.

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

W odnalezionych wytycznych klinicznych, nie wskazano zadnej alternatywy dla
ocenianej technologii lekowej.
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Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 31s ust. 6 pkt. 4 ustawy z 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach 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.422.38.2018 ,MabThera

(rytuksymab) we wskazaniu: steroidozalezny zespét nerczycowy (ICD-10: N03.0)”. Data ukoniczenia: 26 wrzesnia
2018r.



