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Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 10/2019 z dnia 28 stycznia 2019 roku
w sprawie zasadnosci wydawania zgdd na refundacje leku
Myalept (metreleptyna) we wskazaniu: lipodystrofia Dunningana
w przebiegu lipodystrofii o dziedziczeniu dominujgcym zwigzanej
z mutacjg w genie LMNA

Rada Przejrzystosci uwaza za niezasadne wydawanie zgod na refundacje leku
Myalept (metreleptyna) we wskazaniu: lipodystrofia Dunningana w przebiegu
lipodystrofii o dziedziczeniu dominujgcym zwiqzanej z mutacjg w genie LMNA.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Lipodystrofie sq heterogennq grupq rzadkich chordb o zroznicowanej etiologii.
Whnioskowane wskazanie obejmuje lipodystrofie Dunningana o dziedziczeniu
dominujgcym, zwigzanq z mutacjgq w genie LMNA, ktora jest jedng
z lipodystrofii czesciowych dziedziczonych genetycznie. U czesci pacjentow
z lipodystrofig Dunningana rozwija sie tagodna miopatia, dystrofia miesniowa,
kardiomiopatia i zaburzenia przewodnictwa pod postaciq migotania
przedsionkow. Zaniki tkanki ttuszczowej rozpoczynajq sie w okresie
dojrzewania. Lipodystrofie czesciowe wystepujg z czestoscig 2-30: 1 000 000.
Nie odnaleziono szczegotowych danych epidemiologicznych dotyczgcych
wystepowania lipodystrofii Dunningana, ale wiadomo, ze jest to najczesciej
wystepujgca postac dziedzicznej lipodystrofii czesciowej. W ramach leczenia
farmakologicznego mozna stosowac rekombinowanq ludzkq leptyne
(metreleptyne), ktora otrzymata status leku sierocego w rodzinnej czesciowej
lipodystrofii. W Polsce nie ma dostepnej alternatywnej technologii medycznej.

Dowody naukowe

Z uwagi na wyjgtkowo rzadkie wystepowanie zespotu Dunningana w populacji,
dane dotyczqce skutecznosci i bezpieczeristwa leku sq ograniczone. Analiza
kliniczna oparta zostata na przeglqdzie systematycznym, do ktorego wtgczono
tgcznie 4 badania: 2 (Simha 2012 i Park 2007) w ktdrych populacje stanowili
pacjenci z lipodystrofig Dunningana, oraz 2 (Vatier 2016 i Ajluni 2016) w ktorych
oceniane wskazanie wystepowato u czesci pacjentow. Wyniki badan wskazujg
na wzrost poziomu leptyny w surowicy, spadek stezenia triglicerydow
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i cholesterolu LDL w osoczu, zmniejszenie sttuszczenia wgqtroby, obnizenie
poziomu insuliny na czczo, a takie spadek masy ciata i wskaznika BMI.
Nie zawsze jednak obserwuje sie spadek poziomu HbAlc, co moze wskazywac
na trwate uposledzenie tolerancji glukozy. Jakos¢ badan jest ograniczona
z powodu niewielkiej populacji, braku komparatora, oceny zastepczych punktow
koricowych i krotkiego okresu obserwacji. Ograniczenia te wynikajg w duzej
mierze z faktu, Ze dotyczq choroby ultra-rzadkie;.

Odnalezione wytyczne praktyki klinicznej wskazujg, iz postawq leczenia
lipodystrofii jest leczenie dietetyczne, a dodatkowo, u pacjentow z czesciowq
lipodystrofig, moZzna stosowac terapie metreleptynq, ktora jest jedynym lekiem
zatwierdzonym w leczeniu lipodystrofii.

Problem ekonomiczny

Analiza ekonomiczna jest oparta o niepewne zaftozenia (cena leku w USA,
caforoczny okres leczenia), a dostepne dane nie pozwalajq na precyzyjne
oszacowanie efektywnosci kosztowej. Przyjete zatozenia wskazujq jednak
na mozliwe znaczne wydatki ptatnika publicznego w przeliczeniu na jednego
pacjenta.

Glowne argumenty decyzji

Wysokie koszty terapii na pacjenta oraz dowody niskiej jakosci wskazujgce
na umiarkowane i ograniczone czasowo korzysci w zakresie zastepczych
punktow koncowych, nie pozwalajg na wydanie pozytywnej opinii w zakresie
refundacji wnioskowanej technologii w ramach importu docelowego.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 31h ust 2 ustawy z 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki zdrowotnej
finansowanych ze $rodkéw publicznych (Dz. U. z 2018 r., poz. 1510, z p6zn. zm.), w zwigzku z art. 39 ust. 3
ustawy z 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego
oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2016 r. poz. 1536 z pdzn. zm.), z uwzglednieniem opracowania na potrzeby
zbadania zasadnosci wydawania zgody na refundacje ,Myalept (metreleptyna) we wskazaniu: lipodystrofia
Dunningana w przebiegu lipodystrofii o dziedziczeniu dominujgcym zwigzanej z mutacjg w genie LMNA”, raport
nr OT.4311.38.2018. Data ukoriczenia: 23 styczen 2019.



