Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 287/2018 z dnia 5 listopada 2018 roku
W sprawie oceny zasadnosci finansowania ze Srodkéw publicznych,
w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowych, leku
Cystagon (merkaptamina) we wskazaniu: cystynoza nefropatyczna
(ICD-10: E72.0)

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne finansowanie ze srodkow publicznych,
w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowych, leku Cystagon
(mercaptaminum), kapsutki twarde d 150 mg, we wskazaniu: cystynoza
nefropatyczna (ICD10: E72.0).

Uzasadnienie

Istotnosc stanu kliniczneqgo, ktoreqo dotyczy wniosek

Cystynoza jest dziedzicznym schorzeniem lizosomalnym, zwigzanym
zobecnosciq mutacji genu CTNS, zlokalizowanego na chromosomie 17,
kodujgcego produkcje cystynozyny, biatka odpowiedzialnego za transport
cystyny przez btone lizosomalnq. Z powodu defektu dochodzi do odktadania sie
ztogow wolnej cystyny w tkankach wielu narzqdow m.in. nerek, oka, tarczycy,
trzustki oraz w fibroblastach. Nieleczona choroba prowadzi do ciezkich
powiktan wielonarzqdowych w tym do schytkowej niewydolnosci nerek, slepoty,
chordb ptuc czy kardiomiopatii.

Skutecznosc¢ kliniczna i praktyczna

Dowody na skutecznosc¢ kliniczng merakaptaminy pochodzg z badan niskiej
jakosci obejmujqgcych: badan nierandomizowanych (Clark 1992, Gahl 1987,
Markello 1993, Theodoropoulos 1993, Kimonis 1995, van’t Hoff 1995, Gahl
2007, Vaisbich 2010, Greco 2010, Brodin-Sartorius 2011) oraz opisow
przypadkow (Proesmans 1987, Reznik 1991, Kleta 2004, DaSilva 1985, Midgley
2011). Dostepne dane wskazujqg, ze stosowanie merkaptaminy powoduje
spowolnienie postepu zmian w nerkach, utrzymywanie klirensu kreatyniny
na statym poziomie a takze zmniejszenia poziomu cystyny. Zdaniem ekspertow
poproszonych o opinie w przedmiotowej sprawie, merkaptamina charakteryzuje
sie dobrg skutecznosciqg, zapobiega niewydolnosci nerek, a stosowana od okresu
dzieciecego umozliwia prawidtowy rozwdj fizyczny.
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Bezpieczenstwo stosowania

Zgodnie z Charakterystykq Produktu Leczniczego Cystagon do dziatan
niepozgdanych wystepujgcych bardzo czesto (21/10) nalezq: wymioty,
nudnosci, biegunka, anoreksja, letarg i gorqczka.

Relacja korzysci zdrowotnych do ryzyka stosowania

Produkt leczniczy Cystagon zawierajgcy merkaptamine (cysteamine) jest lekiem
z wyboru w leczeniu cystynozy. Jego dobra skutecznosc¢ kliniczna i wzglednie
niewielkie dziatania niepozqgdane powodujq, ze korzysci zdrowotne przekraczajg
ryzyko jego stosowania.

Konkurencyjnos¢ cenowa

W chwili obecnej we wnioskowanym wskazaniu zarejestrowany jest inny
preparat merkaptaminy jednakze jego koszt jest wyiszy w porownaniu
do ocenianej technologii. Trzymiesieczne leczenie pojedynczego pacjenta
rekomendowanymi dawkami Cystagonu wiqze sie z kosztami okoto

Wptyw na wydatki podmiotu zobowigzaneqo do finansowania Swiadczen
ze srodkow publicznych i swiadczeniobiorcow

Koszt 3 miesiecznego leczenia z uzyciem wnioskowanej technologii wynosi okofo

. Biorgc pod uwage liczebnos¢ populacji docelowej, ktéra wedfug
Rejestru Uwarunkowanych Genetycznie Tubulopatii (POLtube) wynosi 14 0sob,
m-oz'na zatozyé, ze fqczny koszt trzymiesiecznej terapii wyniesie okoto -
Alternatywna technologia medyczna, w_rozumieniu ustawy o swiadczeniach,
oraz jej efektywnosc kliniczna i bezpieczenstwo stosowania

W odnalezionych rekomendacjach dotyczqgcych leczenia cystynozy (wytyczne
hiszpariskie (2015) i europejskie (2014)) wskazuje sie na merkaptamine, jako
jedyny srodek stanowiqcy podstawe terapii choroby i nie ma dla niej technologii
alternatywnej, mozliwej do zastosowania, poza paliatywnym leczeniem
objawowym.

Dodatkowe uwagi Rady

Rada stoi na stanowisku, ze naleZy rozstrzygnq¢ powrot do przerwanego
programu lekowego.

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 2018 r., poz. 1510, z pdzn. zm.), z uwzglednieniem
opracowania w sprawie zasadnosci finansowania ze sSrodkéw publicznych, nr: 0T.422.43.2018 ,Cystagon
(merkaptamina) we wskazaniu: cystynoza nefropatyczna (ICD-10: E72.0)”. Data ukonczenia: 31 pazdziernika
2018'r.



KARTA NIEJAWNOSCI

Dane zakres$lone kolorem czarnym stanowig informacje publiczne podlegajgce wytgczeniu ze wzgledu na
tajemnice przedsigbiorcy (Orphan Europe SARL).

Zakres wylaczenia jawnosci: dane objete o$wiadczeniem Orphan Europe SARLo zakresie tajemnicy
przedsiebiorcy.

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

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

Podmiot, w interesie ktérego dokonano wyfgczenia jawnosci: Orphan Europe SARL



