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Opinia Rady Przejrzystosci
nr217/2019 z dnia 22 lipca 2019 roku
w sprawie oceny zasadnosci finansowania ze srodkow publicznych,
w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowych, leku
Mozobil (pleryksafor) we wskazaniu: guz Wilmsa (ICD-10: C64)

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne finansowanie ze srodkow publicznych,
w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowych, leku Mozobil
(pleryksafor), koncentrat do sporzqdzania roztworu do infuzji, fiolka ¢ 24
mg/1,2 ml, we wskazaniu: guz Wilmsa (ICD-10: C64).

Uzasadnienie

Istotnosc stanu klinicznego, ktoreqgo dotyczy wniosek

Nastepstwem ocenianego stanu klinicznego, wedfug ekspertdow klinicznych, jest
przedwczesny zgon, niezdolnos¢ do samodzielnej egzystencji, niezdolnosc
do pracy, przewlekte cierpienie lub przewlekta choroba oraz obnizenie jakosci
zycia.

Zastosowanie ocenianych technologii lekowych, wedtug ekspertow, jest
ratujgce Zycie i prowadzgce do poprawy stanu zdrowia. Wskazano rdowniez,
ze jest to technologia ratujgca zycie i prowadzgca do petnego wyzdrowienia,
zapobiegajgca przedwczesnemu zgonowi oraz poprawiajgca jakos¢ Zzycia
bez istotnego wptfywu na jego dfugosc.

Skutecznosc kliniczna i praktyczna

Dzieci kwalifikowane do procedury separacji komdrek macierzystych wczesniej
byty ciezko przeleczone kilkoma liniami chemioterapii i radioterapii. W zwigzku
z tym, czesto nie udaje sie wystymulowac i zebrac¢ odpowiedniej liczby komdrek
progenitorowych CD34+ (co najmniej 3x106/kg masy ciata pacjenta). Pomocne
moze byc¢ w tych przypadkach zastosowanie pleryksaforu, ktory utatwia wyrzut
tych komorek do krwi obwodowej. Wg wytycznych EBMT opartych o szereg
badani, w przypadku niedostatecznej mobilizacji komdrek progenitorowych,
zastosowanie pleryksaforu daje szanse na pozyskanie preparatu aferezy
wystarczajgcego do przeprowadzenia bezpiecznej transplantacji. Ze wzgledu
na rzadkie wskazanie do zastosowania pleryksaforu u dzieci z guzem Wilmsa
opornym na dotychczasowq terapie, zakwalifikowanych do przeszczepienia
autologicznych komorek krwiotwdrczych i dodatkowo niepoddajgcych sie
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mobilizacji i separacji komorek krwiotworczych, nie ma oddzielnych danych
dla tej grupy pacjentow. Istniejq zalecenia ogdlne dla pacjentéow z guzami
litymi, po chemioterapii, przed przeszczepieniem autologicznych komorek
krwiotworczych.

Bezpieczenstwo stosowania

Wedtug Charakterystyki Produktu Leczniczego (ChPL) do bardzo czestych
(21/10) dziatarn niepozgdanych pleryksaforu (dziatania niepozgdane, ktore
wystepowaty w dwodch badaniach Il fazy u pacjentow z chtoniakiem
nieziarniczym (AMD3100-3101) i szpiczakiem mnogim (AMD3100-3102); tqcznie
301 pacjentow w grupie otrzymujqgcej pleryksafor i G-CSF, a 292 pacjentow byfo
w grupie otrzymujqcej placebo i G-CSF) nalezq: biegunka, nudnosci oraz reakcje
w miejscu wstrzykniecia.

Relacja korzysci zdrowotnych do ryzyka stosowania

Eksperci kliniczni ankietowani przez Agencje uznali, Zze relacja korzysci do ryzyka
ocenianej terapii jest wysoce korzystna i wskazali na bezpieczeristwo leku,
a takZze na szanse prowadzenia dalszej skutecznej terapii.

Europejska Agencja ds. Lekow wskazata, Ze stosunek ryzyka do korzysci
zastosowania pleryksaforu w skojarzeniu z G-CSF w celu zwiekszenia mobilizacji
komdrek macierzystych, a nastepnie ich pobrania i wykonania przeszczepu
HSCT u pacjentow z chtoniakiem lub szpiczakiem mnogim, u ktorych wzrost
komodrek macierzystych jest obnizony, jest korzystny i w zwiqzku z tym zaleca sie
przyznanie pozwolenia na dopuszczenie do obrotu niniejszego produktu
leczniczego.

Konkurencyjnosc¢ cenowa

W ocenianym wskazaniu w trybie RDTL zafozono, Ze wyczerpano inne
mozliwosci terapii i brak jest aktywnej technologii alternatywnej, w zwiqzku
z czym odstgpiono od szacowania dla niej kosztow.

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

Liczebnos¢ populacji docelowej oszacowano na podstawie opinii ekspertow
klinicznych, ankietowanych przez Agencje. Na podstawie odpowiedzi ekspertow
przyjeto, ze rocznie liczba pacjentow wyniesie od 7 do 10 pacjentow. Wptyw
na sumaryczne wydatki podmiotu zobowigzanego bedzie zatem stosunkowo
maty.

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

Zarowno z opinii ekspertow ankietowanych przez Agencje, jak i wytycznych
klinicznych (europejskie z 2012 r. oraz amerykaniskie z 2019 r.) wynika,
ze pleryksafor powinien by¢ stosowany u pacjentow, u ktorych namnazanie
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komodrek macierzystych przy pomocy G-CSF byto niewystarczajgce. Ponadto,
wedfug ChPL Mozobil podaje sie po 4-dniowym leczeniu wprowadzajgcym
G-CSF.

Chemioterapia jest w Polsce technologiq refundowang. W ramach
chemioterapii (wg. obwieszczenia MZ z dnia 27.06.2019 r.) w Polsce
we wskazaniu C64 (nowotwor ztosliwy nerki z wyjgtkiem miedniczki nerkowej)
refundowane sq: karboplatyna, cysplatyna, cyklofosfamid, dakarbazyna,
doksorubicyna, etopozyd, gemcytabina, ifosfamid, tiotepa, topotekan,
winkrystyna, winorelbina, temozolomid (nie wszystkie substancje mogq
by¢ zastosowanie u dzieci).

Biorgc pod uwage powyzsze informacje, uznano, ze dla ocenianej technologii
lekowej w Polsce nie ma technologii alternatywne;.

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 31s ust. 6 pkt. 4 ustawy z 27 sierpnia 2004 r. o Swiadczeniach opieki
zdrowotnej finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2018 r., poz. 1510, z pézn. zm.), z uwzglednieniem
opracowania w sprawie zasadnosci finansowania ze srodkéw publicznych, nr: 0T.422.51.2019 ,Mozobil
(pleryksafor) we wskazaniu: guz Wilmsa (ICD-10: C64) w ramach ratunkowego dostepu do technologii
lekowych”. Data ukonczenia: 17 lipca 2019 r.



