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Opinia Rady Przejrzystosci
nr 142/2019 z dnia 27 maja 2019 roku
w sprawie oceny zasadnosci finansowania ze srodkow publicznych,
w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowych, leku
RoActemra (tocilizumab) we wskazaniu: twardzina uktadowa
uogodlniona (ICD-10: M34)

Rada Przejrzystosci uznaje za niezasadne finansowanie ze srodkow publicznych,
w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowych, leku RoActemra
(tocilizumab), koncentrat do sporzgdzania roztworu do infuzji, fiolka a 20 mg/mi,
EAN: 5909990678266, we wskazaniu: twardzina uktadowa uogdlniona (ICD-10:
M34).

Uzasadnienie

Istotnosc stanu kliniczneqgo, ktoreqo dotyczy wniosek

Twardzina uktadowa (SSc) jest rzadkq, przewlektq, postepujgcg, chorobq
uktadowq tkanki tgcznej charakteryzujgcq sie postepujgcym widknieniem skory
i narzqdow wewnetrznych. Do najczesciej zajetych tkanek i narzqdow nalezq:
skdra, uktad kostno-stawowy, przewdd pokarmowy, uktad sercowo-naczyniowy,
ptuca, nerki i uktad nerwowy. Rokowanie zalezy od obecnosci i rozlegtosci zmian
w narzgdach wewnetrznych i podtypu klinicznego. W chwili obecnej brak jest
metody leczenia prowadzgcej do remisji narzgdowe.

Skutecznosc¢ kliniczna i praktyczna

W wyniku przeprowadzonego przeglgdu odnaleziono: 2 badania RCT (Khanna
2016,Shima 2018). W badaniu Khanna 2016 nie osiggnieto pierwszorzedowego
punktu konicowego. Po 48 tygodniach trwania badania, pacjenci przyjmujgcy
tocilizumab osiqgali lepsze wyniki we wszystkich mierzonych wskaZnikach,
niz osoby z grupy placebo. Jednak nie wykazano istotnosci statystycznej
wynikow. W badaniu Shima 2018 podczas 6 miesiecznego okresu obserwacji
Sredni spadek wartosci w skali mRSS od danych poczqtkowych byt wiekszy
w grupie badanej (spadek o 6,3) niz w grupie kontrolnej (spadek o 3,4), jednak
wyniki nie byty istotne statystycznie. W grupie badanej dwodch pacjentow
uzyskato roznice w skali mRSS na poziomie 55% i 48% w ciqgu 6 miesiecy leczenia,
u jednego pacjenta nie zaobserwowano zadnej zmiany, a reszta miata wyniki
porownywalne z grupg kontrolng.
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Bezpieczenstwo stosowania

W badaniu Khanna 2016 w ciggu 24 tygodni, u 38 z 43 (88%) pacjentow
stosujqcych tocalizaumab oraz u 40 z 44 (91%) osob z grupy otrzymujgcych
placebo, wystqpity zdarzenia niepozgdane. W przeciggu 48 tygodni, u 42 (98%)
tocilizumab oraz 40 (91%) z grupy placebo. Najczesciej wystepujgcym zdarzeniem
niepozgdanym byty zakazenia, zaburzenia Zotqgdkowo-jelitowe, dolegliwosci
skdrne lub podskorne, zaburzenia miesni szkieletowych lub tkanki tgczne;.

Relacja korzysci zdrowotnych do ryzyka stosowania

W opinii eksperta klinicznego ,,u wybranych chorych by¢ moze korzysci
przewyzszq niebezpieczenstwo, ale w chwili obecnej brak danych, aby takg grupe
znalezé. W badaniu fazy 2 tocilizumab zwiekszat ilos¢ ciezkich infekcji, a jeden
chory zmart w zwiqzku ze stosowaniem tego leku”.

Konkurencyjnosc¢ cenowa

Oszacowane wydatki ptatnika publicznego na refundacje produktu leczniczego
RoActemra dla pojedynczego pacjenta z analizowanej populacji bytyby nizsze
od szacunkowych kosztow leczenia potencjalnym komparatorem (rituksymab),
przy uwzglednieniu cen podanych we wniosku.

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

Oszacowanie roczne wydatkow podmiotu zobowigzanego do finansowania
Swiadczen ze srodkow publicznych przeliczono dla 4 pacjentow. Wptyw
na sumaryczne wydatki podmiotu zobowiqgzanego bedzie zatem stosunkowo
maty.

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

W przypadku wystepowania objawow skornych lekiem z wyboru
jest metotreksat. W razie jego nieskutecznosci lub przeciwwskazan zalecany
jest mykofenolat mofetylu, a w kolejnej linii wlewy dozylne cyklofosfamidu.
W najciezszych przypadkach przeszczep autologicznego szpiku jako leczenie
czwartej linii.

We witdknieniu ptuc lekami pierwszej i drugiej linii sq mykofenolat mofetylu
i/lub cyklofosfamid we wlewach dozylnych. Trzeciq linie moze stanowic leczenie
rytuksymabem lub przeszczep szpiku.

Biorgc pod uwage, iz zlecenie dotyczy ratunkowego dostepu do technologii
lekowej, nalezy zatozyc, iz wykorzystano wszystkie mozliwe do zastosowania
refundowane technologie medyczne.

W zwigzku z deklaracjg lekarza wnioskujgcego o szczegdlnej skutecznosci
tocilizumabu, potwierdzonej wynikami badan laboratoryjnych i obrazowych,
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Rada proponuje ponowne rozpatrzenie wniosku po szczegéfowym zapoznaniu sie
Z historig choroby pacjentki.

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.422.39.2019 ,RoActemra (tocilizumab)
we wskazaniu: twardzina uktadowa uogdlniona (ICD-10: M34)”. Data ukoriczenia: 22 maja 2019 r.



