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Opinia Rady Przejrzystosci
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w sprawie oceny zasadnosci finansowania ze srodkow publicznych,
w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowych, leku
Mozobil (pleryksafor) we wskazaniu: retinoblastoma (ICD-10: C69.2)

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne finansowanie ze srodkow publicznych,
w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowych, leku Mozobil,
pleryksafor koncentrat do sporzqdzenia roztworu do infuzji, fiolka
d 24mg/1,2 ml, we wskazaniu: retinoblastoma (ICD-10: C69.2).

Uzasadnienie

Istotnosc stanu klinicznego, ktoreqgo dotyczy wniosek

Siatkdwczak to nowotwdr oczu u matych dzieci. W Polsce bedzie korzystac
z pleryksaforu zaledwie kilku pacjentow rocznie. Nowoczesne metody jego
leczenia sq wysoce skuteczne - w krajach rozwinietych przezywa z zachowang
gatkg oczng okoto 98% leczonych dzieci. W przypadkach rozsianego nowotworu
stosuje sie chemioterapie i transplantacje komorek macierzystych.

Skutecznosc¢ kliniczna i praktyczna

Pleryksafor, w skojarzeniu z czynnikiem wzrostowym granulocytow (G-CSF), jest
stosowany do zwiekszenia mobilizacji macierzystych komdrek krwiotwdrczych
we krwi obwodowej, w celu ich pobrania, a nastepnie autologicznego
przeszczepienia pacjentom m.in. z retinoblastoma. Lek stosuje sie u 0sOb,
u ktorych  niewystarczajgca jest mobilizacia komdrek macierzystych
pod wpfywem G-CSF.

Skutecznos¢ leku wykazano w jednym abstrakcie konferencyjnym (Choi 2017)
oraz opublikowanych opisach przypadkow: Choi 2015 (1 przypadek
nawrotowego retinoblastoma) i Vettenrant 2011 (4 przypadki, w tym jeden
z retinoblastoma). W abstakcie opisano skutecznos¢ leku u 21 pacjentow,
ale dziwi brak opublikowania pracy do kornca czerwca 2019. Vettenrant wykazat
dobrq tolerancje leku u 4 leczonych pacjentow, w tym u jednego
z retinoblastoma.

Trzej eksperci uwazajq, ze uzycie Mozobilu w celu zwiekszenia mobilizacji

komorek macierzystych przed autologicznym przeszczepieniem jest zasadne.
Jeden z nich uwazZa, Ze liczba dzieci z retinoblastoma w Polsce, u ktdrych
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lek ten moze byc stosowany przed autologicznym przeszczepem komodrek, jest
znikoma (1-3 rocznie), a tym samym wydatkowanie pieniedzy ze Srodkow
publicznych stosunkowo niewielkie. Inny ekspert uwaza, ze leczenie
tym preparatem dotyczy wqgskiej grupy pacjentow z siatkdwczakiem, u ktorych
stwierdza sie rozsiew pozagatkowy (...). Lek Mozobil bedzie miat zastosowanie
dla bardzo wgskiego grona maksymalnie kilku pacjentow w ciggu roku
leczonych z powodu siatkowczaka.

Bezpieczenstwo stosowania

Podczas mobilizacji komdrek krwiotwdrczych pleryksafor moze powodowac
takze mobilizacje komorek nowotworowych do krwi. Lek jest pod tym wzgledem
mato przebadany. Po wstrzyknieciach s.c. mogqg wystqpic reakcje wazowagalne,
niedocisnienie ortostatyczne i omdlenia oraz reakcje nadwrazliwosci.

W badaniu Vettenranta 2011 nie stwierdzono zadnych zauwazalnych dziatan
niepozgdanych podczas dos¢ skutecznego stosowania pleryksaforu u 4
pacjentow, w tym u jednego z retinoblastoma.

Relacja korzysci zdrowotnych do ryzyka stosowania

U pacjentdw ze zbyt matq mobilizacjg komdrek CD 34+ pod wptywem samego
G-CSF, dofqczenie pleryksaforu wydaje sie by¢ uzasadnione.

Konkurencyjnosc¢ cenowa

Brak jest innych preparatow mogqcych zwieksza¢ mobilizacje komodrek
macierzystych uktadu krwiotwdrczego w przypadku zbyt matej ich liczby
we krwi obwodowej po stymulacji G-CSF.

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

Ze wzgledu na zastosowanie leku u zaledwie kilku (1-3 wg jednego z ekspertow)
pacjentow rocznie, wydatki nie bedg duze.

Alternatywna technologia medyczna, w _rozumieniu ustawy o swiadczeniach,
oraz jej efektywnosc kliniczna i bezpieczeristwo stosowania

U pacjentdow ze zbyt matq mobilizacjg komdrek CD 34+ pod wplywem samego
G-CSF nie ma dostepnej innej metody ich zwiekszenia.

Przewodniczqcy Rady Przejrzystosci

Prof. Rafat Nizankowski
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