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W sprawie oceny zasadnosci finansowania ze Srodkéw publicznych,
w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowych, leku
Imbruvica (ibrutynib) we wskazaniu: makroglobulinemia
Waldenstroma (ICD-10: C88.0)

Rada Przejrzystosci uznaje za niezasadne finansowanie ze srodkow publicznych,
w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowych, leku Imbruvica
(ibrutynib), kapsutki twarde @ 140 mg, we wskazaniu: makroglobulinemia
Waldenstréma (ICD-10: C88.0).

Uzasadnienie

Istotnosc stanu kliniczneqgo, ktoreqo dotyczy wniosek

Makroglobulinemia  Waldenstrma  to  chfoniak  limfoplazmocytowy
zlokalizowany w szpiku wystepujgcy rzadko, zazwyczaj u osob powyzej 65 roku,
zycia, charakteryzujgcy sie czesto powolnym przebiegiem Mediana wieku
w chwili rozpoznania wynosi 64 lata, a mediana czasu przezycia wynosi od 6,4
do 8 lat

Skutecznosc kliniczna i praktyczna

Ibrutynib (Imbruvica) - inhibitor kinazy tyrozynowej Brutona stanowit terapie
przetomowq w leczeniu chtoniaka komorek ptaszcza i przewlektej biataczki
limfocytarnej. Jego skutecznos¢ w makroglobulinemii Waldenstrema jest
znacznie gorzej udokumentowana i opiera sie jedynie na wydtuzeniu przezycia
bez progresji, przy braku danych o wptywie na, wazng w tej chorobie, obnizong
jakosc¢ zycia. Dodatkowo, w odniesieniu do dostepnych dowodow klinicznych,
wyrazane sq wgqtpliwosci co do zasadnosci doboru komparatordw.
Zastosowanie leku w tym wskazaniu zostato zarejestrowane zaréwno przez
EMA, jak i FDA i jest wymieniane w niektorych wytycznych, nie sq jednak
dostepne opinie polskich ekspertow na jej temat.

Bezpieczenstwo stosowania

Terapia posiada liczne dziatania niepozqdane jak neutropenia (26%), zapalenie
ptuc (10%), trombocytopenia (10%) i gorgczka neutropeniczna (5%). Odrebnym
dziataniem niepozqgdanym jest migotanie przedsionkow, stwierdzane u 5-8%
chorych.
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Relacja korzysci zdrowotnych do ryzyka stosowania

Ocena tej relacji jest niemozliwa do oszacowania, z uwagi na brak ,,twardych”
danych na temat skutecznosci leku.

Konkurencyjnosc¢ cenowa

Koszt 3-miesiecznej terapii ibrutynibem jest, w zaleZznosci od przyjetych zatozen,
w wiekszosci przypadkow

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

Koszt  3-miesiecznego leczenia ibrutynibem  wynidstby _
(przy zatozeniu, Zze pacjent w ciggu 3 miesiecy terapii zuzyje 3 opakowania).
Natomiast, na podstawie obliczeri Agencji, aby zapewnic¢ pacjentowi catkowite
3-miesieczne leczenie, potrzeba 273 kapsutki lub 4 opakowania leku, ktorych
koszty wyniosty by odpowiednio _lub _

Alternatywna technologia medyczna, w_rozumieniu_ustawy o swiadczeniach,
oraz jej efektywnosc kliniczna i bezpieczeristwo stosowania

Wytyczne wspominajg o stosowaniu takiego leczenia jak w szpiczaku
w skojarzeniu z rituksymabem, ale brakuje na to dowodow naukowych.

Gltowne argumenty decyzji

Zgodhnie z definicjg RDTL kryteria zasadnosci powinny opiera sie na wydtuzeniu
przezycia catkowitego lub dowodach na znaczqcq poprawe jakosci Zycia.
Rejestracja przez EMA jest warunkiem koniecznym, lecz nie wystarczajgcym
dla zasadnosci RDTL. Terapia nie uzyskata poparcia konsultanta krajowego
ani innych krajowych ekspertow.

Rada nie posiada informacji o metodach terapeutycznych zastosowanych
u potencjalnych  beneficientow RDTL. Tym samym, nie jest jasne,
czy oczekiwanego efektu terapeutycznego nie mozna uzyskac
przy zastosowaniu innych lekow.

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 $rodkéw publicznych nr: 0T.422.44.2018 ,Imbruvica
(ibrutynib) we wskazaniu: makroglobulinemia Waldenstroma (ICD-10: C88.0) w ramach ratunkowego dostepu
do technologii lekowych”. Data ukonczenia: 21 listopada 2018 r.



KARTA NIEJAWNOSCI

Dane zakres$lone kolorem czarnym stanowig informacje publiczne podlegajgce wytgczeniu ze wzgledu na
tajemnice przedsiebiorcy (Janssen-Cilag International NV, Amgen Europe B.V., Novartis Europharm Limited).

Zakres wylgczenia jawnosci: dane objete o$wiadczeniem Janssen-Cilag International NV, Amgen Europe B.V.,
Novartis Europharm Limited o zakresie tajemnicy przedsigbiorcy.

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 p6zn. 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. 1503 z p6zn. zm.)

Organ dokonujgcy wytaczenia jawnosci: Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji.

Podmiot, w interesie ktorego dokonano wyfgczenia jawnosci: Janssen-Cilag International NV, Amgen Europe
B.V., Novartis Europharm Limited



