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Opinia Rady Przejrzystosci
nr 294/2018 z dnia 13 listopada 2018 roku
W sprawie propozycji nowej tresci programu lekowego (w dwdch
wariantach - dla populacji do 18 r.z. oraz w wersji bez ograniczen
wiekowych) dla leku Spinraza (nusinersen)

Rada Przejrzystosci, w odniesieniu do propozycji tresci programu lekowego
(w dwoch wariantach: dla populacji do 18 r.z. oraz w wersji bez ograniczen
wiekowych) dla leku Spinraza (nusinersen), przedstawia ponizszq opinie.

Zaproponowane w zapisach programu lekowego zmiany skutkujq zaweZzeniem
populacji docelowej, natomiast jedynq roznicq pomiedzy programami jest
kryterium wieku. Trzeba pamietac, ze lek jak i leczenie jest bardzo drogie.
Inwestujgc w populacje do 18 roku Zycia nie mozna zaprzestac leczenia 0sob
wchodzgcych w wiek produkcyjny, bo tylko wtedy sq oni w stanie
rekompensowac poniesione wydatki przez ptatnika publicznego generujgc PKB.
Cena za leczenia, przy objeciu wspdlnej populacji, przy uwzglednieniu
instrumentu dzielenia ryzyka (RSS), bedzie nizsza.

Zmiany w ocenianych programach lekowych wzgledem ocenianego
w AWA.OT.4331.12.2017, wydajq sie byc zasadne.

Uwzglednienie wytgcznie pacjentéow z objawami choroby (w ramach programu
ocenianego w AWA 0T.4331.12.2017 ten zapis nie wystepowat, lecz szacunki
populacji docelowej na potrzeby ww. analizy odnosity sie do populacji
objawowej, zatem nie nalezy spodziewac sie, ze zapis ten wptynie na obnizenie
populacji oszacowanej w ww. AWA).

Nieuwzglednienie pacjentow wymagajqcych statej respiratoroterapii (w ramach
programu ocenianego w AWA 0T.4331.12.2017 ten zapis nie wystepowat). Na
podstawie publikacji Wadman 2017 i odsetka pacjentow z poszczegdlnymi
typami SMA (zgodnie z AWA OT.4331.12.2017: typ | — 24,7%, typ Il — 58,5%, typ
Il — 16,9%). Oszacowano, ze srednio wsrod pacjentow z typem SMA I-1ll okoto
6,3% wymaga statej respiratoroterapii.

W przypadku pacjentow z typem | SMA wymagane jest minimalnie 10 punktow
w skali CHOP-INTEND (w ramach programu ocenianego w AWA
0T.4331.12.2017 ten zapis nie wystepowat). Na podstawie charakterystyki
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pacjentow wigczonych do badania ENDEAR, odsetek pacjentow wigczonych do
badania z ocenqg w skali CHOP-INTEND w zakresie 0-10 pkt wynosit 3%.

Zmiany w zapisach okreslajgcych czas leczenia w programie, zaktadajgce
czestsze monitorowanie pacjentow, mogq przyczyni¢ sie do zmniejszania
rocznej liczby pacjentolat terapii, a zatem do obnizenia wydatkow na
nusinersen. Brak jest jednak danych pomocnych w oszacowaniu wptywu tego
zapisu na liczbe pacjentolat terapii.

Jedno z kryteriow wykluczenia mowi o pacjentach z liczbg kopii genu SMN2
mniejszej niz 2, co rowniez ma wplyw na obnizenie liczebnosci populacji
docelowej. Na podstawie danych, dotyczqcych potwierdzonych przypadkow
SMA w catej Polsce, na podstawie publikacji Jedrzejowska 2010, mozna zatozyc,
Ze odsetek pacjentow z brakiem lub jedng kopiq genu SMIN2 jest wysoki i wynosi
okoto 52% (310 z 600 pacjentdéw). Zatem, liczebnosc¢ populacji wnioskowanej
moze spas¢ nawet o okofo 52% w wyniku wprowadzenia tego zapisu. Inne
Zrodta (m.in. Jedrzejowska 2009) podajq znacznie nizszy odsetek.

W kryteriach wykluczenia jest mowa rowniez o pacjentach z typem 0 i IV SMA,
ktorzy bedq wykluczani z programu lekowego. Brak jest danych o odsetku
pacjentow z SMA typu 0 lub IV, nalezy sie jednak spodziewad, ze odsetek ten
jest niski i zapis ten nie wpfynie w znacznym stopniu na liczebnos¢ populacji
docelowej.

W kryteriach wykluczenia mowi sie o pacjentach z liczbq kopii genu SMN2
mniejszej niz 2 (wykluczenie z programu pacjentow z brakiem lub 1 kopiq genu
SMN2), co moze spowodowac obnizenie populacji nawet o okoto 52%.

W kryteriach wykluczenia jest mowa réwniez o pacjentach z typem 0 i IV SMA,
ktorzy bedg wykluczani z programu lekowego. Brak jest danych o odsetku
pacjentow z SMA typu 0 lub IV. Nalezy sie jednak spodziewac, ze odsetek ten
jest niski i zapis ten nie wpfynie w znacznym stopniu na liczebnos¢ populacji
docelowej.

Zmniejszenie populacji docelowej pozwala na zmniejszenie obcigzenia pfatnika
publicznego,

Dodatkowo, nalezy dgzy¢ do wypracowania
mechanizmu bazujgcego na wynikach terapii, co jednoznacznie byfo propozycjq
Rady w marcu 2018 roku.

. Okres nasycenia trwa
do 63 dni,
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Przedmiot zlecenia

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 pdin. zm.),
w nawigzaniu do zlecenia Ministra Zdrowia, zawartego w piSmie PLA.4604.389.2018 z dnia
16.10.2018 .

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 pézn. zm.), z uwzglednieniem
opracowania na potrzeby opinii w zakresie propozycji nowej tresci programu lekowego w dwdch wariantach
(dla populacji do 18 r.z. oraz w wersji bez ograniczen wiekowych) oraz ocena populacji i wptywu na budzetu
dwdch wariantéw oferty ztozonej przez Wnioskodawce w dn. 11.09.2018 r.nr: 0T.4320.20.2018 ,Spinraza
(nusinersen) w ramach programu lekowego »Leczenie rdzeniowego zaniku miesni (ICD-10 G12.0, G12.1)«”.
Data ukoniczenia: 06.11.2018 r.

Inne wykorzystane zrédta danych:

1. Opinia przedstawiciela pacjentéw/eksperta przedstawiona w trakcie posiedzenia.



KARTA NIEJAWNOSCI

Dane zakreslone kolorem Zoltym stanowiq informacje publiczne podlegajqce wylgczeniu ze
wzgledu na tajemnice przedsigbiorcy (Biogen Idec Limited.).

Zakres wylgczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem (Biogen Idec Limited.)
o zakresie tajemnicy przedsigbiorcy.

Podstawa prawna wylgczenia jawnosci: art. 5 ust. 2 ustawy z dnia 6 wrzesnia 2001 r.
o dostepie do informacji publicznej (Dz. U. z 2016 r., poz.1764 z pozn. zm. ) w zw. z art.
11 ust. 4 ustawy z dnia 16 kwietnia 1993 r. o zwalczaniu nieuczciwej konkurencji (Dz. U.
z2018 r., poz. 419).

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

Podmiot w interesie ktorego dokonano wylgczenia jawnosci: (Biogen Idec Limited.).



