Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 134/2019 z dnia 20 maja 2019 roku
w sprawie oceny zasadnosci finansowania ze srodkow publicznych,
w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowych, leku
Dacogen (decytabinum) we wskazaniu: zespot mielodysplastyczny
RAEB-2 w okresie transformacji do ostrej biataczki szpikowej
(ICD-10: D46.9/ C92.0)

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne finansowanie ze srodkow publicznych,
w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowych, leku Dacogen
(decytabinum), proszek do sporzqdzania roztworu do infuzji, fiolka @ 50 mg,
we wskazaniu: zespot mielodysplastyczny RAEB-2 w okresie transformacji
do ostrej biataczki szpikowej (ICD-10: D46.9/ C92.0), wytqcznie u pacjentow
w wieku podesztym, ktdrzy nie kwalifikujg sie do intensywnej chemioterapii
indukujgcej remisje oraz allogenicznego przeszczepienia krwiotwdrczych
komorek macierzystych, a wczesniej leczonych azacytydynag.

Uzasadnienie

Istotnosc stanu kliniczneqgo, ktoreqo dotyczy wniosek

Zespot mielodysplastyczny (MDS) RAEB-2 stanowi 15-18% wszystkich zespotow
z zapadalnoscig ok. 0,6 na 100 tysiecy osob w Polsce, a u 0sob powyzej 70 roku
Zycia ta zapadalnos¢ wynosi 5-10/100 tysiecy. Podtyp RAEB-2 obejmuje
przypadki, w ktorych dochodzi do transformacji do ostrej biataczki szpikowej
(RAEB-T/MDS-EB-T, niedokrwistos¢ oporna na leczenie z nadmiarem blastow
w fazie transformacji, ang. refractory anemia with excess of blasts
in transforming) stanowigce ok. 30% wszystkich chorych z tym rozpoznaniem
RAEB-2. RAEB-T cechuje sie ztym rokowaniem z medianq przezycia ponizej 12
miesiecy od rozpoznania.

Skutecznosc kliniczna i praktyczna

Decytabina, analog cytydyny jest lekiem hipometylujacym DNA, ktory jest
stosowany w ostrej biataczce szpikowej. U pacjentow z RAEB-T w wieku
podesztym, ktorzy nie kwalifikujq sie do intensywnej chemioterapii indukujgcej
remisje oraz allogenicznego przeszczepienia komorek macierzystych, a wczesniej
leczeni azacytydynq (inny lek hipometylujgcy DNA), bedgcych w okresie progresji
choroby, decytabina jest rekomendowana w aktualnych zaleceniach towarzystw
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naukowych. Analizy porownujgce skutecznos¢ decytabiny z niestosowaniem
aktywnego leczenia a jedynie najlepszego leczenia wspomagajgcego oparto
na dwdch badaniach z randomizacjg metodq proby otwartej, dla ktorych
opublikowano wyniki w podgrupach chorych z podtypem RAEB-T (Kantarjian
2006, EORTC/GMDSSG 06011). Wykazano, ze decytabina zmniejsza 0 52% ryzyko
zgonu z dowolnej przyczyny u chorych w wieku 60-74 lata. Decytabina okazata
sie skuteczniejsza od komparatora u chorych z RAEB-T ibiataczkq szpikowq
w odniesieniu do przezycia bez progresji, nawrotu po osiggnieciu odpowiedzi
catkowitej/czesciowej lub zgonu, a w podgrupie RAEB-T obserwowano o 51%
mniejsze ryzyko transformacji do ostrej biataczki szpikowej w grupie stosujgcej
decytabine.

Opinie publikowane przez ekspertow wskazujqg, ze stosowanie decytabiny
po niepowodzeniu terapii azacytydyng mozna rozwazyc, jesli nie ma mozliwosci
wiqgczenia pacjenta do badania klinicznego.

Bezpieczeristwo stosowania

Stosowanie decytabiny w badaniach nad MDS, podobnie jak innych lekdw
o0 podobnym mechanizmie dziatania, wigzato sie ze zwiekszonym ryzykiem
neutropenii 3 i 4. stopnia i trombocytopenii oraz zakazenr, w tym zapalenia ptuc,
zakazen uktadu moczowego, itp., a mielosupresja jest najczestszq przyczynq
przerwania leczenia lub redukcji dawki.

Relacja korzysci zdrowotnych do ryzyka stosowania

Pacjenci z RAEB-T w podesztym wieku z licznymi chorobami mogq odniesc korzysc
z stosowania decytabiny. Relacja korzysci zdrowotnych do ryzyka stosowania
leku Dacogen w terapii ostrej biataczki szpikowej zostata pozytywnie oceniona
przez EMA.

Konkurencyjnosc¢ cenowa

Jako komparator dla ocenianej interwencji wybrano brak aktywnego leczenia
przy rownoczesnym stosowaniu najlepszego leczenia wspomagajgcego (BSC).
Wptyw na wydatki podmiotu zobowigzaneqo do finansowania swiadczen
ze srodkow publicznych i sSwiadczeniobiorcow

Koszt podania 3 cyklow decytabiny we wlewach dozylnych dla ptatnika wynosi
wg aktualnych cen - zt. Liczba pacjentéow o podobnej charakterystyce
klinicznej, u ktorych mozna bedzie rozwazy¢ takq terapie w oparciu o obecne
wskazania trudna jest do oszacowania, ale najpewniej nie przekroczy 10 w ciggu
roku.

Alternatywna technologia medyczna, w rozumieniu ustawy o Swiadczeniach,
oraz jej efektywnosc kliniczna i bezpieczenstwo stosowania

Obecnie u pacjentow z RAEB-T w fazie progresji choroby, ktdrzy bedgc w wieku
nie kwalifikujq sie do intensywnej chemioterapii indukujgcej remisje oraz
allogenicznego przeszczepienia komorek macierzystych a wczesniej leczeni
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azacytydynq nie ma dostepnej alternatywnej technologii medycznej o podobnej
lub wiekszej skutecznosci.

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 31s ust. 6 pkt. 4 ustawy z 27 sierpnia 2004 r. o Swiadczeniach opieki zdrowotne;j
finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2018 r., poz. 1510, z pdzn. zm.), z uwzglednieniem opracowania
w sprawie zasadnosci finansowania ze srodkéw publicznych, nr: 0T.422.35.2019 , Dacogen (decytabinum)
we wskazaniu: zespdt mielodysplastyczny RAEB-2 w okresie transformacji do ostrej biataczki szpikowej
(ICD-10: D46.9/C92.0)". Data ukoriczenia: 16 maj 2019 r.



KARTA NIEJAWNOSCI

Dane zakre$lone kolorem czarnym stanowig informacje publiczne podlegajgce wytgczeniu ze wzgledu na
tajemnice przedsiebiorcy (Janssen-Cilag International NV).

Zakres wylgczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem Janssen-Cilag International NV o zakresie tajemnicy
przedsiebiorcy.

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 p6zn. zm.) w zw. z art. 11 ust. 2 ustawy z dnia 16 kwietnia 1993 r. 0
zwalczaniu nieuczciwej konkurencji (Dz. U. z 2018 r., poz. 419 z pézn. zm.).

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

Podmiot, w interesie ktorego dokonano wyfgczenia jawnosci: Janssen-Cilag International NV



