Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 64/2019 z dnia 30 lipca 2019 roku
w sprawie oceny leku Galafold (migalastatum) w ramach programu
lekowego: , Leczenie choroby Fabry'ego”

Rada Przejrzystosci uznaje za niezasadne objecie refundacjq produktu
leczniczego Galafold (migalastatum) 123 mg, kapsutki twarde, 14 sztuk, EAN
5909991390273, w ramach programu lekowego: , Leczenie choroby Fabry'ego”.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Choroba Fabry'ego jest rzadka (1,100 000), dziedziczona recesywnie w sprzezeniu
z chromosomem X, spowodowana niedoborem enzymu lizosomalnego alfa-
galaktozydazy A. Choroba ma liczne przykre objawy, takie jak: zaburzenia
neurologiczne,uposledzenie tolerancji wysokiej temperatury i zmniejszenie
wydzielania potu, hipertermia, parestezje dalszych czesci koriczyn (w dzieciristwie
silne bdle), charakterystyczne rozsiane zmiany skdrne, rogowaciejgce naczyniaki
(angiokeratoma), objawy oczne - zacma podtorebkowa, zmetnienie rogowki
i postepujgce uposledzenie stuchu. Skraca tez Zycie z uwagi na czestsze
wystepowanie uszkodzenia nerek, incydentow sercowo-naczyniowych , takich jak
udar mozgu, zawat serca i niewydolnosc serca. Powiktania te wystepujq u ok 5%
chorych z chorobg Fabry’ego i sq przyczynq znaczqcego (o ok 15-20 lat) skrécenia
czasu przezycia chorych.

Leczenie przyczynowe polega na enzymatycznej terapii zastepczej czyli
podawaniu rekombinowanego analogu «a-galaktozydazy: agalzydazy alfa
(Replagal) i agalzydaza beta (Fabrazyme). Leczenie to, mimo jego uzasadnienia
teoretycznego, nie spetnito poktadanych w nim nadziei, z uwagi
na nieudowodniony wptyw na wazne klinicznie punkty koricowe.

Migalastat (lek Galafold) jest pierwszym zatwierdzonym w Unii Europejskiej
biatkiem opiekuriczym, przeznaczonym do leczenia chorych > 16 r. z. z chorobg
Fabry’ego .

Dowody naukowe

Do analizy klinicznej wnioskodawcy wiqgczono 2 badania randomizowane:
FACETS (MIG vs PLC) i ATTRACT (MIG vs substytucja enzymem) oraz 1 badanie
jednoramienne, dotyczgce skutecznosci praktycznej migalastatu w populacji
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0s0b dorostych z chorobq Fabry'ego. Pierwszorzedowe punkty koricowe dotyczyty
parametrow biochemicznych w zakresie funkcji nerek Nie wykazano istotnej
statystycznej roznicy miedzy MIG a PLC pod wzgledem jakosci zycia i zmniejszenia
czestosci zdarzen sercowo-naczyniowych. Nalezy tu zauwazyé, ze 18 miesieczny
okres badania, moze by¢ zbyt krotki na ujawnienie wszystkich korzysci terapii,
jak rowniez jej dziatan niepozgdanych.

Problem ekonomiczny

Glowne argumenty decyzji

e Dowody naukowe niskiej jakosci

Mozna powotac sie tu na opinie Prescrire: Brak dowodow skutecznosci leku,
a dziatania niepozgdane sq ciggle niedostatecznie poznane.

Nowy lek nie moze by¢ uwazany za postep terapeutyczny tylko dlatego, ze ma
nowy mechanizm i jest przyimowany doustnie. Musi rdownieZz udowodnic
skutecznos¢ w oparciu o kliniczne punkty koricowe, co nie ma miejsca
w przypadku migalastatu.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt. 2 ustawy z 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, sSrodkéw
spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2019 r., poz. 784
zpdin. zm.), z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji
nr: 0T.4331.28.2019 ,Wniosek o objecie refundacjg leku Galafold (migalastatum) w ramach programu lekowego:
«Leczenie choroby Fabry'ego»”. Data ukoriczenia: 18.07.2019 r.



KARTA NIEJAWNOSCI

Dane zakreslone kolorem Zottym stanowiq informacje publiczne podlegajqce wylgczeniu ze
wzgledu na tajemnice przedsiebiorcy (Amicus Therapeutics UK Ltd).

Zakres wylgczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem Amicus Therapeutics UK Ltd
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. 7 2016 r., p0z.1764 z pozn. zm. ) w zw. z art.
11 ust. 4 ustawy z dnia 16 kwietnia 1993 r. o zwalczaniu nieuczciwej konkurencji (Dz. U.
22018 r., poz. 419).

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

Podmiot w interesie ktorego dokonano wylgczenia jawnosci: Amicus Therapeutics UK
Ltd



