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w sprawie oceny zasadnosci finansowania ze srodkow publicznych,
w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowych, leku
MabThera (rytuksymab) we wskazaniu: twardzina uktadowa
(ICD-10: M34)

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne finansowanie ze srodkow publicznych,
w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowych, leku MabThera
(rytuksymab), koncentrat do sporzqdzania roztworu do infuzji 10 mg/mi,
we wskazaniu: twardzina uktadowa (ICD-10: M34). W przypadku dostepnosci
alternatywnego preparatu rytuksymabu, Rada stoi na stanowisku,
iz zastosowany powinien byc¢ najtanszy preparat. Warunkiem finansowania
w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowych jest udokumentowany
brak skutecznosci u chorego innych opcji terapeutycznych rekomendowanych
wtym schorzeniu, w tym metotreksatu, mykofenolanu  mofetylu
i cyklofosfamidu.

Uzasadnienie

Istotnosc stanu kliniczneqgo, ktoreqo dotyczy wniosek

Twardzina uktadowa jest przewlektq chorobg uktadowq tkanki tgcznej,
charakteryzujgcq sie postepujgcym  witoknieniem skory i narzqdow
wewnetrznych, uszkodzeniami naczyn krwionosnych oraz zaburzeniami
immunologicznymi. Wiekszos¢ zgonow jest zwiqzana z widknieniem ptuc,
nadcisnieniem ptucnym i uszkodzeniami serca.

Skutecznosc¢ kliniczna i praktyczna

Analize skutecznosci rytuksymabu w twardzinie oceniano w dwdch
randomizowanych badaniach klinicznych (Boonstra 2017, Daoussis 2010).
W badaniu Boonstra 2017 nie stwierdzono istotnych statystycznie roznic miedzy
grupq przyjmujgcq rytuksymab a grupg kontrolng pod wzgledem przezycia
wolnego od progresji (PFS), zmian nateZonej pojemnosci zyciowej (FVC),
zdolnosci  dyfuzji gazéow w ptucach (DLCO), oceny stanu zdrowia
wg kwestionariusza HAQ i zmian wynikow w zmodyfikowanej skali Rodnana
(mRSS), jak rowniez jakosci zycia (wg. kwestionariusza SF-36 oraz EQ-5D)
w 24-miesiecznym okresie obserwacji.
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Z kolei w badaniu Daoussis 2010 w rocznym okresie obserwacji, w grupie
otrzymujqgcej rytuksymab stwierdzono istotnq statystycznie poprawe stanu
zdrowia ocenianego przy pomocy skali mRSS | kwestionariusza HAQ.
W badaniach oceniajgcych skutecznos¢ praktyczng stosowania rytuksymabu
w twardzinie uktadowej (Daoussis 2017) stwierdzono, ze w dwuletnim okresie
terapia ta nie ma istotnego wpfywu na przezycie catkowite, obserwuje sie
jednakze poprawe lub stabilizacje w zakresie niektorych parametrow wydolnosci
oddechowej (FEV i DLCO).

Wedtug wytycznych klinicznych oraz zdaniem ekspertow, pomimo braku
wystarczajqcych danych naukowych, rytuksymab moze byc stosowany w leczeniu
twardziny w przypadku wystepowania zapalenia stawdw (czwarta linia leczenia
po niepowodzeniu metotreksatu, niskich dawek glikokortykosteroidow i lekow
przeciwmalarycznych), w zaawansowanym wtoknieniu ptuc (trzecia linia leczenia
po niepowodzeniu leczenia  mykofenolanem  mofetylu i dozylnym
cyklofosfamidem, a przed przeszczepem szpiku).

Bezpieczeristwo stosowania

Rytuksymab jest lekiem obecnym na rynku od wielu lat, a jego profil
bezpieczeristwa zostat dobrze poznany. Podczas jego stosowania najczesciej
wystepujq zaburzenia zwigzane z uktadem krwiotwdrczym, infekcje
(w tym ciezkie), nudnosci i zmiany skorne.

Relacja korzysci zdrowotnych do ryzyka stosowania

Rytuksymab nie jest zarejestrowany do stosowania u pacjentow z twardzing
uktadowgq, jednakze dostepne dane dotyczgce skutecznosci i bezpieczenstwa
w omawianym wskazaniu sugerujq, ze korzysci zdrowotne przewaZajq
nad ryzykiem jego stosowania.

Konkurencyjnosc¢ cenowa

Koszt netto wnioskowanej terapii jest wysoki: koszt 3 cykli terapii wynosi okofo

B 2/ (kos:zt jednej fiolki ok. [ 1.

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

Na podstawie opinii ekspertow, liczebnos¢ populacji docelowej, ktora
przyimowataby rytuksymab oszacowano na 5-500 0sob rocznie. Koszty terapii
rytuksymabem populacji docelowej (5-500 pacjentdw) oszacowano: za 3 cykle —

od do _ zt netto, za roczng terapie - -

do

Alternatywna technologia medyczna, w rozumieniu ustawy o sSwiadczeniach,
oraz jej efektywnosc kliniczna i bezpieczeristwo stosowania

zt.

Zgodnie z obwieszczeniem Ministra Zdrowia z dnia 27.02.2019 r., sposrod
zalecanych w wytycznych klinicznych czgsteczek do stosowania w leczeniu
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twardziny uktadowej, wszystkie sq aktualnie refundowane w Polsce. W zwigzku
z powyzszym mozna zatozyc, ze w rozwazanym przypadku nie ma technologii
lekowej, ktora mogtaby stanowic alternatywng terapie dla wnioskowanej
populacji.

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 srodkdw publicznych (Dz. U. z 2018 r., poz. 1510, z p6zn. zm.), z uwzglednieniem opracowania
w sprawie zasadnosci finansowania ze srodkéw publicznych, nr: 0T.422.29.2019 ,MabThera (rytuksymab)
we wskazaniu: twardzina uktadowa (ICD-10: M34) w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowych”.
Data ukoniczenia: 3 kwietnia 2019 r.



KARTA NIEJAWNOSCI

Dane zakre$lone kolorem czarnym stanowig informacje publiczne podlegajgce wytgczeniu ze wzgledu na
tajemnice przedsiebiorcy (Roche Polska Sp. z 0.0.).

Zakres wylgczenia jawnosci: dane objete  o$wiadczeniem Roche Polska Sp. z o.0.
o zakresie tajemnicy przedsigbiorcy.

Podstawa prawna wyigczenia jawnosci: art. 5 ust. 2 ustawy z dnia 6 wrzes$nia 2001 r. o dostepie do informacji
publicznej (Dz. U. z 2018 r., poz.1330 z pézn. zm.) w zw. z art. 11 ust. 2 ustawy z dnia 16 kwietnia 1993 r.
o zwalczaniu nieuczciwej konkurencji (Dz. U. z 2018 r., poz. 419 z p6zn. zm.).

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

Podmiot, w interesie ktorego dokonano wyfgaczenia jawnosci: Roche Polska Sp. z 0.0.



