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Opinia Rady Przejrzystosci
nr 284/2019 z dnia 9 wrzesnia 2019 roku
w sprawie oceny zasadnosci finansowania ze srodkow publicznych,
w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowych, leku
Nucala (mepolizumab) we wskazaniu: eozynofilowe zapalenie tkanki
podskdrnej (choroba Wellsa) (ICD-10: L98.3)

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne finansowanie ze srodkow publicznych,
w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowych, leku Nucala
(mepolizumab), proszek do sporzqdzania roztworu do wstrzykiwan, fiolka a 100
mg, we wskazaniu: eozynofilowe zapalenie tkanki podskornej (choroba Wellsa)
(ICD-10: L98.3).

Uzasadnienie

Zgodnie z Obwieszczeniem Ministra Zdrowia z dnia 30 sierpnia 2019 r.
mepolizumab w preparacie Nucala jest obecnie refundowany w ramach
programu lekowego B.44 ,Leczenie ciezkiej astmy alergicznej IgE zaleznej
(ICD-10 J45.0) oraz ciezkiej astmy eozynofilowej (ICD-10 J45)”. Nucala jest
zarejestrowana do stosowania w leczeniu uzupetniajgcym dorostych, mtodziezy
i dzieci w wieku 6 lat i starszych z ciezkq, oporng na leczenie astmq
eozynofilowg.

Istotnosc¢ stanu kliniczneqo, ktdreqo dotyczy wniosek

Zespot Wellsa jest bardzo rzadkq chorobq o nieznanej etiologii. Zostat on ujety
w jednostke nozologicznqg w roku 1971. Charakteryzuje sie zespotem objawow
skdrnych o roznej morfologii z objawami ogdlnymi oraz widocznq komponentq
eozynofilowqg w badaniu hist.-pat. tkanki podskornej i/lub w rozmazie krwi,
wystepujgcq u ok. 50% pacjentow. Reakcja chorobowa ma charakter
nawrotowy, rokowanie jest dobre, a najciezszym powiktaniem mozZe byc
wystgpienie zmian twardzinopodobnych. Objawy w zespole Wellsa majq
tendencje do spontanicznej remisji po 4-5 tygodniach, w zwiqzku z czym
rzeczywista efektywnosc¢ stosowanych terapii moze byc¢ trudna w ocenie.
Po zastosowaniu leczenia miejscowego objawy zwykle ustepujg w ciggu kilku
tygodni lub miesiecy. Niemniej jednak, w przypadku wystgpienia zmian
rozlegtych, nawracajgcych i opornych na leczenie, moze byc¢ konieczne
zastosowanie dtugotrwatego leczenia systemowego.
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Skutecznosc kliniczna i praktyczna

Analize kliniczng przeprowadzono w oparciu o dowody niskiej wiarygodnosci,
tj. opisy przypadkow. Odnalezione badania dotyczq tqcznie dwdch osob
dorostych, u ktorych rozpoczeto leczenie mepolizumabem ze wzgledu
na wspotistnienie astmy eozynofilowej. Po podaniu leku obserwowano
catkowite ustgpienie zmian skdrnych oraz normalizacje eozynofilii, co stanowi
zachecajgcq przestanke do dalszych badan nad zastosowaniem leku w tym
wskazaniu.

Bezpieczenstwo stosowania

Lek jest wzglednie dobrze tolerowany i nie daje powaznych lub nieodwracalnych
efektow ubocznych. Do najczestszych objawow niekorzystnych nalezy bdl gfowy
o0 roznym nasileniu wystepujgcy z czestotliwosciq ok. 15-20% oraz bole
nadbrzusza, dtuzej trwajgcy bol w miejscu wktucia, czy nasilanie objawdw
alergicznych (skornych i sluzowkowych) wystepujqcych z czestotliwoscig miedzy
5a10%.

Relacja korzysci zdrowotnych do ryzyka stosowania

Nie odnaleziono danych pozwalajgcych na okreslenie parametrow uzytecznosci
zwiqgzanych z poprawq stanu zdrowia po wifqczeniu terapii mepolizumabem
u pacjentow z zespotem Wellsa. Do dnia zakoriczenia prac nad niniejszym
opracowaniem nie otrzymano odpowiedzi od ankietowanych ekspertow
klinicznych.

Konkurencyjnosc¢ cenowa

Cena pojedynczej dawki leku waha sie miedzy 3 000 - 5 000 zt. Minimalny czas
trwania terapii to 3 dawki podawane w odstepach miesiecznych. Koszt
miesieczny terapii to ok. 4 000 zt.

Dla alternatywnych technologii, koszty miesiecznej terapii wynoszq
orientacyjnie:

Plagenil - 90 zt, cyklosporyna - 600 zf, dapson - 15 zt, prednisolon - 120 zi,
doxycyklina - 60 zt.

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

Koszt leczenia jednego pacjenta najkrotszym cyklem leczenia (3 dawki), obcigzy
ptatnika publicznego kwotq ok. 14,84 tys. zt przy uwzglednieniu kosztu
zgodnego z Obwieszczeniem Ministra Zdrowia. Przy przyjeciu Sredniej ceny
na podstawie danych z portalu IKAR pro, koszt ten wynositby 8,96 tys. z1.

Wydatki ptatnika publicznego przy zatozeniu, ze pacjenci z populacji docelowej
(40 osob) bedq leczeni przez 12 miesiecy lekiem Nucala wyniosq od ok. 1,44 min
zt do ok. 2,37 min zt odpowiednio, przy uwzglednieniu Sredniej ceny
na podstawie danych z portalu IKAR pro i przyjeciu ceny z Obwieszczenia
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Ministra Zdrowia. Z powodu braku danych epidemiologicznych nie mozna
jednak oszacowac wielkosci grupy pacjentow potrzebujgcych wnioskowanego
leczenia. Liczebnos¢ populacji docelowej jest prawdopodobnie zawyzona.

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

Odnalezione doniesienia literaturowe wskazujq, iz podstawe leczenia zespotu
Wellsa stanowi terapia immunosupresyjna. Prednizolon, cyklosporyna, dapson,
plagenil, antybiotyki tetracyklinowe sq uwazane za terapie skuteczne w zespole
Wellsa. Problem terapeutyczny dotyczy nieznanego odsetka o0sob
nie reagujgcych lub reagujgcych niedostateczne dobrze na powyzsze leki.

Terapiq pierwszego rzutu sq glikokortykosteroidy stosowane miejscowo
lub systemowo. W przypadku niepowodzenia terapii GKS wskazuje sie
na stosowanie cyklosporyny, dapsonu oraz antybiotykow tetracyklinowych. Leki
te, poza cyklosporynq, jak wynika z informacji zatqczonych do zlecenia Ministra
Zdrowia byty juz stosowane w terapii pacjenta objetego wnioskiem.

Gtowne argumenty decyzji

Rada rekomenduje pozytywnq opinie o podjeciu proby leczenia
eksperymentalnego w trybie procedury RDTL oraz pozytywnq opinie
co do zastosowania procedury poza zarejestrowanymi wskazaniami, ze wzgledu
na:

e brak efektow prowadzonego wg wskazan i zalecenn dotychczasowego
leczenia,

e korzystne i obiecujgce, choc nieliczne, obserwacje kliniczne dotyczqce efektu
stosowania leku we wnioskowanym wskazaniu,

e wzglednie niskie koszty jednostkowe procedury,

e wzglednie dobrq tolerancje leku — brak powaznych czy nieodwracalnych
efektow ubocznych,

e oczekiwanie pojawienia sie korzystnych efektow leczenia juz po pierwszej
dawce,

e mozliwosci wycofania sie z nieskutecznej terapii bez szkody dla pacjenta
w trakcie jej trwania.

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 31s ust. 6 pkt. 4 ustawy z 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki
zdrowotnej finansowanych ze s$rodkéw publicznych (Dz. U. z 2019 r., poz. 1373), z uwzglednieniem
opracowania w sprawie zasadnosci finansowania ze s$rodkéw publicznych, nr: 0T.422.68.2019 ,Nucala
(mepolizumab) we wskazaniu: eozynofilowe zapalenie tkanki podskdrnej (choroba Wellsa) (ICD-10: L98.3)".
Data ukoniczenia: 4 wrzesnia 2019 r.



