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Opinia nr 47/2018
z dnia 9 listopada 2018 r.
Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

w sprawie zasadnosci finansowania ze srodkow publicznych leku
Cystagon (merkaptamina) we wskazaniu:
cystynoza nefropatyczna (ICD-10: E72.0) w ramach ratunkowego
dostepu do technologii lekowej

Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji, biorgc pod uwage kryteria, o ktérych
mowa w art. 12 pkt 3-6 oraz pkt 8-10 ustawy z dnia 12 maja 2011 roku o refundacji lekdw,
srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych
(Dz. U.z2017 poz. 1844 z pdzn. zm.) opiniuje pozytywnie zasadnos¢ finansowania ze Srodkow
publicznych produktu leczniczego Cystagon (merkaptamina) we wskazaniu: cystynoza
nefropatyczna (ICD-10: E72.0) w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowej.

Uzasadnienie opinii

Prezes Agencji, bioragc pod uwage opinie Rady Przejrzystosci, dostepne dowody naukowe
oraz niezaspokojone potrzeby medyczne populacji docelowej, uwaza za zasadne finansowanie
ze Srodkéw publicznych produktu leczniczego Cystagon (merkaptamina) we wskazaniu:
cystynoza nefropatyczna (ICD-10: E72.0).

Produkt leczniczy Cystagon, w 2014 roku, byt przedmiotem oceny w Agencji we wskazaniu
»leczenie pacjentéw z wczesnodzieciecg postacig nefropatycznej cystynozy (ICD-10 E 72.0)".
Zarowno Stanowiska Rady Przejrzystosci (nr 63/2014 i 64/2014), jak i Rekomendacja Prezesa
Agencji (nr 55/2014) byty pozytywne w odniesieniu do objecia refundacjg przedmiotowego
produktu leczniczego.

Nalezy wskaza¢, ze zgodnie z informacjami pochodzgcymi z Narodowego Funduszu Zdrowia,
produkt leczniczy Cystagon do 30 czerwca 2018 roku byt refundowany w ramach programu
lekowego B.61, Leczenie wczesnodzieciecej postaci cystynozy nefropatycznej (ICD-10 E72.0)".
Od dnia 1 lipca 2018 r. zgodnie z obowigzujagcym obwieszczeniem Ministra Zdrowia w sprawie
wykazu lekéw refundowanych, s$rodkédw spozywczych specjalnego przeznaczenia
Zywieniowego oraz wyrobéw medycznych, program nie jest finansowany ze S$rodkéw
publicznych.

W ramach predefiniowanych kryteriéw wyszukiwania nie odnaleziono nowszych dowoddéw
naukowych niz te, ktére zostaty uwzglednione w procesie oceny w 2014 roku. Tym samym
wnioskowanie w zakresie skutecznosci i bezpieczenstwa ocenianej technologii medycznej
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nie ulega zmianie w stosunku do jej poprzedniej oceny, gdzie uznano skutecznosc
merkaptaminy w leczeniu cystynozy nefropatycznej. Nalezy miec przy tym na wzgledzie pewne
ograniczenia analizy, wsrdd ktorych mozna wymienié: brak badan pordwnujacych
wnioskowang technologie lekowg z komparatorem, brak oceny profilu bezpieczeristwa terapii
w odnalezionych badaniach, czy umiarkowang wiarygodnos¢ dostepnych doniesiel w swietle
hierarchii dowoddéw naukowych (badania nierandomizowane, w wiekszosci retrospektywne).
Jednakze biorgc pod uwage ilo$¢ badan oraz dos¢ liczne grupy pacjentéw w kontekscie
rzadkosci schorzenia mozna wnioskowa¢ o skutecznosci stosowania merkaptaminy
w ocenianym wskazaniu.

Odnalezione wytyczne kliniczne odnoszgce sie do cystynozy nefropatycznej, wskazujg
merkaptamine jako podstawowy lek stosowany w omawianej chorobie.

Eksperci kliniczni jednoznacznie wskazuja na koniecznos¢ stosowania merkaptaminy
w cystynozie nefropatycznej.

Zgodnie z danymi pochodzacymi z NFZ oraz informacjami podanymi przez ekspertéw,
populacja docelowa moze wynies¢ do 14 oséb. Uwzgledniajagc powyisze zatozenie,
3 miesieczna terapia wnioskowanym lekiem generowataby wydatki ptatnika publicznego
na poziomie

Jednoczesnie warto wskazaé, ze tryb wnioskowania o dostepnos¢ do technologii lekowe;j
oparty na ratunkowym dostepie do technologii lekowej, nie wydaje sie by¢ odpowiednim
rozwigzaniem systemowym dla wnioskowanej technologii lekowej i nalezy rozwazyé ponowne
objecie finansowaniem merkaptaminy w ramach programu lekowego uwzgledniajgcego
populacje docelowa.

Przedmiot zlecenia

Zlecenie Ministra Zdrowia dotyczy sporzadzenia przez Agencje opinii w sprawie zasadnosci
finansowania ze srodkdw publicznych produktu leczniczego Cystagon (merkaptamina) we wskazaniu:
cystynoza nefropatyczna (ICD-10: E72.0) w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowych,
na podstawie art. 47f ust. 1 lub 2 ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki zdrowotnej
finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2018 r. poz. 1510 z pézn. zm).

Problem zdrowotny i istotnos¢ stanu klinicznego

Cystynoza to rzadkie schorzenie lizosomalne, dziedziczone autosomalnie recesywnie. Choroba
jest wynikiem mutacji genu CTNS, zlokalizowanego na chromosomie 17, kodujgcego produkcje
cystynozyny — biatka odpowiedzialnego za transport cystynozyny przez btone lizosomalng. Z powodu
defektu dochodzi do odktadania sie ztogdw wolnej cystyny w tkankach wielu narzagdéw m.in. nerek,
oka, tarczycy, trzustki oraz w fibroblastach. Choroba jest dzielona na odmiany: niemowleca (95%
populacji chorych), mtodzienczg oraz tagodna.

Najciezsza posta¢ niemowleca ujawnia sie ok. 3-6 mies. zycia. Do jej objawdw nalezy brak taknienia
i przyrostu masy ciata, wielomocz, polidypsja i sktonnos$¢ do zaparé. W tym okresie mozna rozpoznac
hiperchloremiczng kwasice metaboliczng, hiponatremie i hipokaliemie, zespdt Fanconiego, niewielki
cewkowy biatkomocz. Zaburzenia te prowadzg do opornej na leczenie krzywicy i zwapnienia nerek.
W biopsji nerki stwierdza sie obecnos¢ typowych ztogdw, atrofii cewek i Srodmigzszowego wtdknienia.

Typowe objawy pozanerkowe to: uszkodzenie rogéwki i swiattowstret oraz obecnosé ztogdw cystyny
w innych strukturach oka, retinopatia, niedoczynnos¢ tarczycy, hipogonadyzm, uszkodzenie trzustki
i tagodna cukrzyca, ostabienie sity miesniowej, powiekszenie watroby, objawy mdzidzkowe
i pozapiramidowe, niedobdr wzrostu.
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Choroba wystepuje z czestoscig ok. 1:200 tys. urodzen. Chorobowos$¢ szacuje sie na 0,5/100 tys.
Zgodnie z danymi otrzymanymi od eksperta klinicznego liczba chorych z cystynozg nefropatyczna
w Polsce, zgodnie z danymi z rejestru Polskiego Towarzystwa Nefrologii Dzieciecej POLtube, wynosi
12 o0s6b z postacig wczesnodzieciecg oraz 2 osoby z postacig miodzieicza.

Wprowadzenie terapii farmakologicznej poprawito rokowanie pacjentéw. Leczenie doustne zmniejsza
potrzebe terapii nerkozastepczej. Po przeszczepieniu nerki choroba nie powraca, niemniej postepuje
w innych narzadach i prowadzi do powiktan tj. zaburzenia potykania, choroby ptuc, kardiomiopatie,
ktére pogarszajg rokowanie.

Alternatywne technologie medyczne

Uwzgledniajgc odnalezione wytyczne, opinie ekspertow oraz charakter zlecenia (ratunkowy dostep
do technologii lekowej) wskazujgcy na wykorzystanie wszystkich mozliwych technologii lekowych
finansowanych ze srodkéw publicznych, jako technologie alternatywng przyjeto najlepsze leczenie
wspomagajace (BSC, ang. best supportive care).

Opis wnioskowanej technologii medycznej

Produkt leczniczy Cystagon zawiera substancje czynng merkaptamine (syn. Cysteamina, CYS) w postaci
kapsutek twardych & 150 mg.

Cysteamina reaguje z cystyng tworzac mieszany dwusiarczek cysteaminy i cysteiny oraz cysteine.
Mieszany dwusiarczek jest nastepnie przenoszony z lizosomow przez niezaburzony uktad transportu
lizyny. Zmniejszenie stezenia cystyny w krwinkach biatych jest skorelowane ze stezeniem cysteaminy
w osoczu krwi.

Cysteamina ogranicza gromadzenie cystyny w niektdrych komodrkach (np. w krwinkach biatych,
komdérkach miesniowych i komérkach watroby) u pacjentéw z cystynozg nefropatyczng, a jesli leczenie
zostaje rozpoczete wczesdnie, opdznia rozwdj niewydolnosci nerek.

Wskazanie rejestracyjne obejmuje leczenie potwierdzonej cystynozy nefropatycznej, zatem wskazanie
whnioskowane pokrywa sie z rejestracyjnym.

Ocena skutecznosci (klinicznej i praktycznej) oraz bezpieczenstwa stosowania, w tym ocena
relacji korzysci zdrowotnych do ryzyka stosowania

W zwigzku z brakiem odnalezionych badan, wedtug predefiniowanych kryteriéw wyszukiwania,
nowszych niz odnalezione na potrzeby sporzadzenia analizy weryfikacyjnej Agencji
z dnia 14.02.2014 r. nr AOTM-DS-4351-10/2013 dotyczacej ,objecia refundacjg leku Cystagon
we wskazaniu: leczenie cystynozy nefropatycznej u pacjentéw z postacia wczesnodzieciecg”,
przedstawiono badania uwzglednione w powyiszym opracowaniu. Przedstawiono badania
randomizowane (lecz z grupg kontrolng przyjmujgcg rowniez cysteamine) oraz badania
nierandomizowane. Ze wzgledu na zbieznos¢ wnioskéw ptynacych z ponizszych badan, z dowodami
naukowymi  najnizszej jakosci odstgpiono od przedstawienia opiséw  przypadkdw.
Pacjenci w wiekszosci z badand stosowali chlorowodorek cysteaminy lub fosfocysteamine,
ktére sg uznane za rézne formy cysteaminy. Do analizy wtgczono:

e 1 badanie z randomizacja:

o Clark 1992 — wieloosrodkowe, randomizowane badanie kliniczne; celem badania byto
wykazanie bioréwnowaznos$ci dwdéch dawek cysteaminy, zatem pacjenci w obu
grupach otrzymywali cysteamine; przeanalizowano wyniki 95 pacjentow;

e 9 badan nierandomizowanych:
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o Gahl 1987 — grupa badana przyjmowata cysteamine natomiast historyczng grupe
kontrolng stanowito 55 pacjentdéw z cystynozg leczonych przez ponad 28 miesiecy
kwasem askorbinowym lub placebo; catkowita liczba pacjentéw: 93 dzieci;

o Markello 1993 — badanie prospektywne; pacjenci zostali podzieleni na 3 grupy:
= grupa A: pacjenci nie leczeni CYS (liczba pacjentow=27);

= grupa B: pacjenci rozpoczynajagcy leczenie CYS po 2 r.z. lub przy
niewystarczajgcym stosowaniu sie do zalecen leczenia (brak compliance);
(liczba pacjentow=32);

= grupa C: pacjenci rozpoczynajacy leczenie przed 2 r.z. lub z wysokim
compliance (liczba pacjentéw=32).

o Theodoropoulos 1993 — seria 36 przypadkéw dorostych pacjentéw z cystynoza
nefropatyczng po transplantacji nerki; sredni czas trwania terapi wynosit 5 lat;

o Kimonis 1995 — badanie retrospektywne; w badaniu analizowano wptyw cysteaminy
na wzrost ciata u pacjentow z cystynozg; pacjenci zostali podzieleni na 3 grupy:

= grupa A: pacjenci rozpoczynajgcy leczenie cysteaming przed 2 r.i.
z poziomem cystyny w leukocytach <2 nmol potowicznej cystyny/mg biatka
(liczba pacjentow: 28);

= grupa B: pacjenci rozpoczynajacy leczenie pomiedzy 2 a 5 r.z. lub zaczynajacy
terapie cysteaming wczesniej, przy niewystarczajgcym stosowaniu sie do
zalecen leczenia (brak compliance) z poziomem cysteaminy >2 nmol
potowicznej cystyny /mg biatka (liczba pacjentow: 26);

= grupa C: pacjenci rozpoczynajacy leczenie cysteaming po 5 r.z (liczba
pacjentow=47)

o van’t Hoff 1995 — badanie retrospektywne z historyczng grupa kontrolng; celem
badania byta ocena skutecznosci CYS w leczeniu pacjentdw z cystynoza; liczba
pacjentéw= 59; chorzy zostali podzieleni na grupy:

= grupa A: pacjenci bez przeszczepu nerki (liczba pacjentéw:44);
= grupa B: pacjenci po przeszczepie nerki (liczba pacjentéw: 15).

o Gahl 2007 - seria 100 przypadkéw dorostych pacjentéw z cystynozg nefropatyczng
(w tym 92 pacjentdow po przeszczepie nerki); pacjentdow podzielono grupy ze wzgledu
na czas leczenia cysteaming: grupe leczong = 8 lat oraz leczona < 8 lat;

o Vaishich 2010 — wieloosrodkowe badanie kliniczne z historyczng grupa kontrolng;
pacjenci otrzymywali CYS; liczba pacjentéw: 102 podzielonych na 3 grupy:

= grupa l: wszyscy pacjenci (102 pacjentow);

= grupa ll: pacjenci, ktérzy rozpoczeli terapie CYS w wieku ponizej 2 roku zycia
(20 pacjentéw);
= grupa lll: grupa historyczna; pacjenci, ktérzy nie byli leczeni CYS przed rokiem
1998 (18 pacjentow);
o Greco 2010 — badanie obserwacyjne; pacjenci przyjmowali CYS; liczba pacjentéw: 23
z cystynoza nefropatyczng; mediana okresu obserwacji: 17,6 lat;

o Brodin-Sartorius 2011 — badanie obserwacyjne; liczba pacjentéw: 86 z czego 75 o0séb
otrzymywato CYS; mediana czasu trwania terapii: 17,4 lat;
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W opracowaniu zastosowano wspoétczynnik z-score, ktéry jest miarg odlegtosci danej obserwacji
od wartosci Sredniej, wyrazong w odchyleniach standardowych.

Skutecznosc kliniczna

Clark 1992

Autorzy badania wskazujg, ze utrzymany zostat sredni klirens kreatyniny. Ponadto wskazuja, ze tempo
wzrostu (mierzone parametrem HSS, ang. Height Standardization Score) zostato utrzymane,
przy rownoczesnym braku nadrobienia zalegtosci w rozwoju podczas 24 — miesiecznej terapii.

Gahl 1987

Whioski autoréw wskazuja, ze zastosowanie CYS w leczeniu cystynozy nefropatycznej przyczynia sie
do przyrostu wzrostu, utrzymania wyjsciowego klirensu kreatyniny oraz powoduje zmniejszenie
poziomu cystyny w leukocytach u pacjentéw leczonych przez co najmniej 1 rok.

Markello 1993
W badaniu wykazano, ze:
e Sredni klirens kreatyniny w dniu opuszczenia NIH (ml/min/1,73 m?):

o W grupie nie leczonej CYS $redni klirens kreatyniny w dniu opuszczenia NIH wynosit
8,0 (SD=4,8);

o W grupie B (pacjenci rozpoczynajacy leczenie CYS po 2 r.z. lub z brakiem compliance)
wynosit 12,4 (SD=7,7);

o w grupie C (pacjenci rozpoczynajacy leczenie CYS przed 2 r.z. lub z wysokim
compliance) wynosit srednio 57 (SD=20).

Autorzy badania wskazujg, ze pacjenci, ktérzy rozpoczynali leczenie pdzniej (grupa B)
mieli wyzszy klirens kreatyniny po zakonczeniu leczenia niz pacjenci zaczynajacy terapie
CYS przed 2 r.z. (grupa C).

e Srednie stezenie cystyny w leukocytach (nmol potowicznej cystyny/mg biatka) (SD):

o W grupie nie leczonej CYS s$rednie stezenie cystyny w leukocytach wynosito 8,8
(SD=5,5), w grupie B wynosito 1,7 (SD=2,1), a w grupie C—1,1 (SD=0,7).

Autorzy badania wskazujg, ze wykazano rdznice istotne statystycznie pomiedzy grupg A
i C w srednim stezeniu cystyny w leukocytach, a takze w srednim stezeniu kreatyniny
oraz klirensie kreatyniny w dniu zakonczenia leczenia.

Skutecznosc¢ praktyczna
Theodoropoulos 1993

W badaniu u wszystkich pacjentéw, ktérzy stosowali leczenie cysteaming nastgpit spadek stezenia
cystyny w leukocytach.

Kimonis 1995

Wyniki badania wskazujg ze:
e W grupie A zanotowano wskaznik wzrostu pacjenta z-score=-2,17 (0,39);
e W grupie B zanotowano wskaznik wzrostu pacjenta z-score= -3,04 (0,33);
e W grupie C zanotowano wskaznik wzrostu pacjenta z-score= -4,07 (0,39).

Whioski autorow wskazujg, ze wskaznik z-score zwiekszat sie wraz z pdzniejszym rozpoczeciem leczenia
(powyzej 2 r.2.) oraz przy niewystarczajgcym zastosowaniu sie do zalecen leczenia (brak compliance).
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Przedstawione wyniki wykazaty znaczgce rdznice w s$rednim wzroscie pomiedzy analizowanymi
grupami.

van’t Hoff 1995

Wykazano, ze stezenie kreatyniny w surowicy byto znaczgco nizsze w grupie pacjentéw leczonej CYS
po 6 oraz 8 latach w poréwnaniu do grupy nieleczonej. Ponadto autorzy badania wskazujg, ze leczenie
cysteaming powoduje utrzymanie wyjsciowego tempa wzrostu.

Gahl 2007

W badaniu wykazano, ze pacjenci otrzymujgcy dtugotrwate leczenie CYS osiaggali wyzszy wzrost
i wiekszg mase ciata, w pdzniejszym czasie wykonywano u nich przeszczep nerki, mieli nizszy poziom
cholesterolu oraz nizszg czesto$¢ wystepowania powiktan oraz zgondéw w poréwnaniu do pacjentéw
z krotszym czasem leczenia (< 8 lat). Ponadto, wszyscy chorzy, ktorzy funkcjonowali z wiasnymi
nerkami byli leczeni CYS powyzej 8 lat.

Vaisbich 2010

W grupie pacjentéw, ktérzy rozpoczeli terapie CYS w wieku ponizej 2 roku zycia odnotowano
zwiekszenie masy ciata podczas terapii cysteaming — z-score wyjsciowy wynosit -4,35 (SD = 2,09),
a koncowy -2,78 (SD = 2,46).

Greco 2010

W badaniu zaobserwowano, ze zastosowanie cysteaminy, zwtaszcza od pierwszych lat zycia
i odpowiednie monitorowanie tego leczenia wptywa na poprawe wzrastania.

Brodin-Sartorius 2011
W badaniu w odniesieniu do cukrzycy odnotowano ze:

e U 11 pacjentdow (27,5%), u ktérych leczenie CYS rozpoczeto przed 5 r.z. wystapita cukrzyca
(mediana wieku 16,6 lat);

e U 11 pacjentow (64,7%), u ktérych leczenie CYS rozpoczeto po 5 r.z. wystgpita cukrzyca
(mediana wieku 21,1 lat);

o U 26 pacjentdw (89,7%), nieleczonych CYS wystapita cukrzyca (mediana wieku 13,7 lat).

Analiza wykazata istotny wptyw leczenia CYS w prewencji tego powiktania w poréwnaniu z brakiem
leczenia. W przypadku rozpoczecia terapii przed 5 r.z. efekt ten byt wyraZzniejszy, w poréwnaniu
do pdzniej wdrozonego leczenia.

Autorzy badania wskazuja, Zze uzyskane w badaniach typu case-studies wyniki pozwalajg przypuszczaé,
ze CYS jest skuteczna w leczeniu cystynozy nefropatycznej u pacjentéw z postacig wczesnodzieciecy
choroby.

Bezpieczeristwo

Nie odnaleziono zadnych badan oceniajgcych bezpieczeristwo stosowania wnioskowanej interwencji.

Informacje dotyczace bezpieczenstwa stosowania wnioskowanego leku przedstawiono na podstawie
Charakterystyki Produktu Leczniczego Cystagon.

Zgodnie z ChPL Cystagon,do dziatan niepozgdanych wystepujacych:
e bardzo czesto (21/10) nalezg: wymioty, nudnosci, biegunka, anoreksja, letarg i gorgczka;

e czesto(21/100 do <1/10) naleza: nieprawidtowe wyniki testéw czynnosci watroby, bdl gtowy,
encefalopatia, bdl brzucha, cuchngcy oddech, niestrawnos$é, zapalenie btony sluzowej
zotadka i jelit, nieprzyjemny zapach skory, wysypka oraz ostabienie.
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Ograniczenia analizy

Podstawowym ograniczeniem analizy jest fakt, ze nie odnaleziono badan poréwnujgcych wnioskowang
technologie lekowa z BSC. Ponadto odnalezione badania, pochodzace z opracowania Agencji z 2014
roku, sg dowodami nizszej jakosSci, co utrudnia jednoznaczne wnioskowanie na temat skutecznosci
ocenianej terapii. W odnalezionych badaniach nie odnoszono sie do punktéw koncowych zwigzanych
z bezpieczenistwem terapii.

Efektywnosc technologii alternatywnych

Nie oceniano skutecznos¢ oraz bezpieczenstwo stosowania BSC.

Relacja korzysci zdrowotnych do ryzyka stosowania

Relacja korzysci zdrowotnych do ryzyka stosowania zostata oceniona przez EMA na etapie rejestracji.
W zwigzku z faktem, ze wnioskowany lek zarejestrowano w ww. wskazaniu, mozna wnioskowac,
ze relacja ta jest pozytywna.

Ocena konkurencyjnosci cenowej
Koszt jednego opakowania leku Cystagon wynosi _ brutto.

Koszt brutto 3 miesigcznej terapii wnioskowanym lekiem wynosi: _

Produkt leczniczy Cystagon jest stosowany w dawkach 350 mg co 6 godzin (4xdziennie), co przektada
sie na 9 opakowan w ciggu 3 miesiecy terapii.

Ocena wptywu na system ochrony zdrowia, w tym wptywu na budzet ptatnika publicznego
i Swiadczeniobiorcéw
Zgodnie z danymi pochodzgcymi z Narodowego Funduszu Zdrowia, do 30 czerwca 2018 roku, w Polsce

funkcjonowat program lekowy B.61 ,Leczenie wczesnodzieciecej postaci cystynozy nefropatycznej
(ICD-10 E72.0)“, z ktorego do 30 czerwca 2018 roku korzystato 6 pacjentéw.

Zgodnie z danymi uzyskanymi od eksperta, ktéry opart ponizsze informacje o Rejestr Uwarunkowanych
Genetycznie Tubulopatii (POLtube) obecnie w Polsce jest 12 pacjentéw z wczesnodzieciecg postacia
nefropatycznej cystynozy oraz 2 pacjentéw z postacig mtodziencza.

Uwzgledniajgc powyzsze dane, szacowany koszt wydatkdw ptatnika publicznego wynidstby _
, w perspektywie 3 miesiecznej przy uwzglednieniu 14 pacjentéw.

Omodwienie rekomendacji wydawanych w innych krajach w odniesieniu do ocenianej
technologii
W wyniku wyszukiwania odnaleziono 2 wytyczne odnoszgcych sie do praktyki klinicznej:

e T-CiS.bcn Group 2015 — Hiszpania;

e ESPN i ERA-EDTA 2014 — europejskie;

Obie odnalezione wytyczne wymieniajg cysteamine (syn. merkaptamine) jako podstawe terapii
w leczeniu wszystkich postaci cystynozy nefropatycznej. Ponadto, nalezy jg stosowaé u wszystkich
pacjentéw, niezaleznie od wieku i statusu przeszczepu nerki.

Podstawa przygotowania opinii

Opinia zostata przygotowana na podstawie zlecenia z dnia 08.10.2018 Ministra Zdrowia (znak pisma:
PLD.46434.4989.2018.1.AK), odnosnie przygotowania opinii Agencji w sprawie zasadnosci finansowania
ze S$rodkdw publicznych produktu leczniczego Cystagon (mercaptaminum) kapsutki twarde a 150 mg
we wskazaniu: cystynoza nefropatyczna (ICD10: E72.0), w ramach ratunkowego dostepu do technologii
lekowych, na podstawie art. 47f ust. 1 ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o Swiadczeniach opieki zdrowotnej



Opinia nr 47/2018 Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji z dnia 9 listopada 2018 r.

finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2018 r. poz. 1510, z pdzn. zm.), na podstawie 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) Opracowanie w sprawie zasadnosci finansowania
ze srodkéw publicznych.



