Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 11/2020 z dnia 27 stycznia 2020 roku
w sprawie zasadnosci wydawania zgdd na refundacje leku Calcort
(deflazakort) we wskazaniu: dystrofia miesniowa typu Duchenne’a,
u ktorych leczenie glikokortykosteroidami spowodowato wzrost masy
ciata przekraczajgcy 20% w stosunku do wartosci wyjsciowej

Rada Przejrzystosci uznaje za niezasadne wydawanie zgod na refundacje leku
Calcort (deflazacort), tabletki a 6 mg i 30 mg dla pacjentow pediatrycznych
we wskazaniu: dystrofia miesniowa typu Duchenne’a, u ktdrych leczenie
glikokortykosteroidami spowodowafo wzrost masy ciata przekraczajgcy 20%
w stosunku do wartosci wyjsciowej.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Dystrofia miesniowa Duchenne jest nieuleczalng, rzadkq chorobq miesni
powodujgcq duze cierpienie i znaczne skracajgcq Zycie. Od kilku lat stosowane
sq w tej chorobie kortykosteroidy, korzystnie wptywajgcy na site miesniowq.
Stosowanie kortykosteroidow ma liczne dziatania niepozqdane, jednym z nich
jest znaczny przyrost masy ciata stanowiqcy dodatkowy ciezar dla nieuchronnie
stabngcych miesni. Deflazakort powoduje mniejszy przyrost masy ciat
niz powszechnie stosowany w tym wskazaniu prednison.

Dowody naukowe

Dowody naukowe wskazujqgce, ze deflazakort powoduje mniejszy przyrost masy
ciat niz powszechnie stosowany prednison, sq bardzo niskiej jakosci, przez
co sq mato wiarygodne.

Problem ekonomiczny

Terapia znajdzie zastosowaniu u maksymalnie kilkunastu chtfopcdw rocznie.
Gtowne arqumenty decyzji

Brak dowoddw naukowych na wyzszq skutecznosc lub wieksze bezpieczerstwo
deflazakortu w stosunku do powszechnie dostepnych preparatow
kortykosteroidowych.
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Stanowisko Rady Przejrzystosci AOTMIT nr 11/2020 z dnia 27 stycznia 2020 r.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 31h ust. 2 w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 1 ustawy z 27 sierpnia 2004 r.
o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2019 r., poz. 1373 z pdin.
zm.) oraz w zw. z art. 39 ust. 3 ustawy z 12 maja 2011 r. o refundacji lekdw, srodkéw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2019 r., poz. 784 z pdin. zm.),
z uwzglednieniem opracowania na potrzeby oceny zasadnosci wydawania zgody na refundacje
nr OT.4311.18.2019 ,Calcort (deflazakort) dla pacjentéw pediatrycznych ze wskazaniem dystrofia miesniowa
typu Duchenne’a, u ktoérych leczenie glikokortykosteroidami spowodowato wzrost masy ciata przekraczajacy 20%
w stosunku do wartosci wyjsciowej”, data ukonczenia: 23 stycznia 2020.



