Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 110/2019 z dnia 9 grudnia 2019 roku
w sprawie oceny leku Rydapt (midostauryna) w ramach programu
lekowego ,,Midostauryna w leczeniu agresywnej mastocytozy
uktadowej, mastocytozy uktadowej z wspdtistniejgcym nowotworem
uktadu krwiotwdrczego oraz biataczki mastocytarnej
(ICD-10: C96.2, C94.3, D47.9)”

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne objecie refundacjq produktdow leczniczych:

e Rydapt (midostauryna), kapsutki miekkie 25 mg, 112 kaps.,
kod EAN: 5909991341527,

e Rydapt (midostauryna), kapsutki miekkie 25 mg, 56 kaps.,
kod EAN: 5909991353995,

w ramach programu lekowego ,Midostauryna w leczeniu agresywnej

mastocytozy ukfadowej, mastocytozy uktadowej z  wspdtistniejgcym

nowotworem uktadu  krwiotwdrczego oraz biataczki  mastocytarnej

(ICD-10: C96.2, C94.3, D47.9)”, w ramach nowej grupy limitowej i wydawanie ich

bezptatnie, pod warunkiem wprowadzenia instrumentu dzielenia

ryzyka w oparciu o efekt terapii.

Rada nie zgtasza uwag do projektu programu lekowego.
Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Produkt Rydapt byt dwukrotnie oceniany w Agencji w ramach ratunkowego
dostepu do technologii lekowych, we wskazaniach: agresywna mastocytoza
z obecnosciq mutacji cKIT D816V (zarowno opinia Rady Przejrzystosci,
jak i Prezesa Agencji byty pozytywne) [ORP 264/2018, OPA 42/2018] oraz
w ostrej biataczce mieloblastycznej NPM1, FLT3 (zarowno opinia Rady
Przejrzystosci, jak i Prezesa Agencji byty pozytywne) [ORP 9/2018, OPA 1/2018].
Nastepnie jednak, w stanowisku nr 23/2019 z dnia 01.04.2019 Rada uznata
za niezasadne objecie refundacjq produktu leczniczego: Rydapt (midostaurin),
w ramach programu lekowego ,Midostauryna w leczeniu ostrej biataczki
szpikowej (ICD-10 (€92.0)”. W uzasadnieniu stanowiska  wskazano
m.in. na wqgtpliwosci dotyczqce skutecznosci terapii, brak zalecern ocenianej
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terapii w wytycznych klinicznych, przyjete zatozenia do modelowania kosztow
efektywnosci klinicznej oraz wysokie koszty uzyskania efektu zdrowotnego.
Stanowiska tego nie podzielit Prezes Agencji wydajgc rekomendacje pozytywng
(nr 21/2019 z dnia 05.04.2019r.).

Zgodnie z Charakterystykq Produktu Leczniczego Rydapt jest wskazany:
w skojarzeniu ze standardowqg chemioterapiq indukcyjnqg daunarubicyng
i cytarabing oraz konsolidacyjng duzymi dawkami cytarabiny, oraz u pacjentow
z catkowitq odpowiedziq, a nastepnie jako monoterapia podtrzymujgca
u dorostych pacjentow z noworozpoznang ostrq biataczkq szpikowq (ang. acute
myeloid leukaemia - AML) z mutacjq genu FLT3, a takize - w monoterapii
w leczeniu dorostych pacjentéow z agresywnq mastocytozq uktadowq (ASM),
mastocytozqg uktadowq z nowotworem ukfadu krwiotwdrczego (SM-AHN)
lub biataczkq mastocytarnqg (MCL).

Dowody naukowe

Ograniczone dowody  naukowe, pochodzgce przede wszystkim
z jednoramiennych prob klinicznych oraz badan rzeczywistej praktyki klinicznej
nie dostarczajg dowodow naukowych umozliwiajgcych dokonanie poréwnania
skutecznosci midostauryny z technologiami opcjonalnymi. Brak jest badan
Z najwyzszego poziomu wiarygodnosci, ktore pozwolityby na okreslenie
rzeczywistego wpfywu leku na oceniane punkty koncowe, w tym na smiertelnosc
catkowitq.

Nalezy jednak zauwazyé, ze wnioskowane wskazania nalezqg do rzadkich
i w zwigzku z tym przeprowadzenie badania RCT jest istotnie utrudnione.

Problem ekonomiczny

Wyniki analiz farmakoekonomicznych wskazujq na
leku, przy wskazniku ICUR, takze
. Jej stosowanie zwigzane bytfoby z
. Rekomendacje refundacyjne sq w przewazajgcej czesci
negatywne lub, rzadziej, warunkowo pozytywne.

. Duza niepewnosc¢ dotyczqgca efektow klinicznych stosowania
leku obniza wiarygodnosc analiz.

Gtowne arqgumenty decyzji

Whnioskowane wskazania nalezq do rzadkich i zebranie wtasciwych dowodow
naukowych jest utrudnione. Wprowadzenie

instrumentu dzielenia ryzyka, w postaci ptacenia wytgcznie za pozytywny efekt
terapii (w odniesieniu do median przezycia/przezycia bez progresji
w poszczegdlnych podgrupach chorych), pozwolitoby ograniczy¢ niepewnosc
zwigzang ze stabosciq dowodow naukowych i wprowadzenia
nowej technologii.
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Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt. 2 ustawy z 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, srodkéw
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.4331.55.2019,, Wniosek o objecie refundacja i ustalenie urzedowej ceny zbytu leku Rydapt (midostauryna)
w ramach programu lekowego: »Midostauryna w leczeniu agresywnej mastocytozy uktadowej, mastocytozy
uktadowej z wspétistniejgcym nowotworem uktadu krwiotwdrczego oraz biataczki mastocytarnej (ICD-10: C96.2,
C94.3, D47.9)«”. Data ukonczenia: 29 listopada 2019 r.



KARTA NIEJAWNOSCI

Dane zakreslone kolorem Zoltym stanowiq informacje publiczne podlegajqce wylqczeniu
ze wzgledu na tajemnice przedsigbiorcy Novartis Poland Sp. z o. o.

Zakres wylgczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem Novartis Poland Sp. z o. o.
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. z 2016 r., poz.1764 z pozn. zm.) w zw. z art. 11
ust. 4 ustawy z dnia 16 kwietnia 1993 r. o zwalczaniu nieuczciwej konkurencji
(Dz. U.z 2018 r., poz. 419).

Organ dokonujgcy wylqczenia jawnosci: Agencja Oceny Technologii Medycznych
i Taryfikacji.

Podmiot w interesie ktorego dokonano wylgczenia jawnosci: Novartis Poland Sp. z o. o.



