Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 86/2020 z dnia 20 kwietnia 2020 roku
w sprawie oceny zasadnosci finansowania ze srodkow publicznych,
w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowych,
leku Repatha (ewolokumab) we wskazaniu: hipercholesterolemia
rodzinna (ICD-10 E78.01)

Rada Przejrzystosci uwaza za niezasadne finansowanie ze srodkow publicznych,
w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowych, leku Repatha
(ewolokumab), roztwor do wstrzykiwan we wstrzykiwaczu potautomatycznym,
140mg, we wskazaniu: hipercholesterolemia rodzinna (ICD-10 E78.01).

Uzasadnienie

Istotnosc stanu kliniczneqgo, ktoreqo dotyczy wniosek

Hipercholesterolemia rodzinna jest chorobq dziedziczong autosomalnie
dominujgco, spowodowanq mutacjami genu kodujgcego receptor dla LDL.
Przebieg homozygotycznej postaci choroby jest ciezki, z rozwojem miazdzycy juz
w wieku dzieciecym. Objawy postaci heterozygotycznej pojawiajq sie poZniej,
niemniej stanowi ona bardzo silny czynnik ryzyka przedwczesnej choroby
niedokrwiennej serca, zawatu serca i udaru mozgu. Grozne incydenty sercowo-
naczyniowe sq czesto pierwszq manifestacjq tej choroby.

Whiosek dotyczy pacjenta z hipercholesterolemiq rodzinng, z nasilonqg miazdzycg
w tetnicach wiericowych oraz przebytym zawatem miesnia serca w wieku 28 lat.
Pacjent byt dotychczas leczony operacyjnie (zabiegi na naczyniach wiericowych)
oraz przyjmowat statyne i ezetymib w maksymalnych tolerowanych dawkach.

Skutecznosc kliniczna i praktyczna

U pacjentow z wysokim ryzykiem sercowo-naczyniowym stosowanie inhibitorow
PCSK9, zarowno ewolokumabu jak i alirokumabu wigzato sie z istotnym
zmniejszaniem  ryzyka powazinych niepoZzqdanych zdarzern  sercowo-
naczyniowych, w tym miedzy innymi, zawatu miesnia sercowego oraz udaru
mozgu. Jednoczesnie nie wykazano zmniejszenia ryzyka zgonu ogotem jak i zgonu
Z przyczyn sercowo-naczyniowych wsrod pacjentow leczonych inhibitorami
PCSK9, w porownaniu do grupy kontrolnej. Nalezy podkreslic, ze leczenie
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zaburzen lipidowych jest dfugotrwate i wykracza poza horyzont czasowy
przewidziany w trybie RDTL. Wskaznik liczby chorych, ktdrych trzeba leczy¢ (NNT)
dla uzyskania pozytywnego efektu podawany jest w przypadku inhibitorow
PCSK9 w co najmniej rocznym horyzoncie czasowym.

Bezpieczenstwo stosowania

Najczesciej zgtaszanymi dziataniami niepozgdanymi zgfaszanymi przez
pacjentow z pierwotnq hipercholesterolemiq i mieszanq dyslipidemiq podczas
stosowania ewolokumabu: zapalenie btony sluzowej nosa i gardfa, infekcje
gornych drég oddechowych, bdl plecow, bdle stawdw, grypa i nudnosci.

Relacja korzysci zdrowotnych do ryzyka stosowania

Relacja korzysci zdrowotnych do ryzyka stosowania jest pozytywna co zostato
potwierdzone na etapie rejestracji leku na terenie EU. Dostepne dane uzyskane
od chwili rejestracji leku nie zmieniajq tej oceny.

Konkurencyjnosc¢ cenowa

Wedtug wniosku zatgczonego do zlecenia MZ koszt 3-miesiecznej terapii wynosi:
(brutto).Dostepnym na rynku inhibitory PCSK9 moggqce stanowic
komparator dla wnioskowanej technologii — alirokumab,

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

Wedtug wniosku zatgczonego do zlecenia MZ koszt 3-miesiecznej terapii wynosi:
_ (brutto). Populacja docelowa dla wnioskowanego wskazania jest
liczna - przy uwzglednieniu przypadkdw homo- i heterozygotycznych mozina
jqg szacowac na kilkadziesiqgt tysiecy osob.

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

W chwili obecnej zrejestrowanymi inhibitorami PCSK9 sqg alirokumab
i ewolokumab. W przeglgdzie systematycznym Mu 2020 wykazano,
ze ewolokumabu wykazuje przewage nad alirokumabem w szczegdlnosci pod
wzgledem wptywu na poziom LDL. Nie zanotowano wyraznych rdznic pod
wzgledem wptywu na powazne zdarzenia sercowo-naczyniowe.

Gtowne arqgumenty decyzji

Whniosek dotyczy przewlektego stosowania leku w horyzoncie czasowym
przekraczajgcym trzy miesigce, co poddaje pod wgtpliwos¢ refundowania
w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowych. Obcigzenie budzetu
ptatnika  publicznego w  przypadku  podawania leku chorym
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Z hipercholesterolemiq rodzinng, bez wskazania szczegdfowych kryteriow
kwalifikacji do leczenia, moze by¢ bardzo wysokie.

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 srodkéw publicznych (Dz. U. z 2019 r., poz. 1373 z pdzn. zm.), z uwzglednieniem opracowania
nr: OT.422.24.2020 ,Repatha (ewolokumab) we wskazaniu: hipercholesterolemia rodzinna (ICD-10 E78.01)",
data ukonczenia: 15.04.2020 r.



KARTA NIEJAWNOSCI

Dane zakreslone kolorem czarnym stanowiq informacje publiczne podlegajgce wytgczeniu ze
wzgledu na tajemnice przedsiebiorcow Amgen Sp. z 0.0.

Zakres wylgczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem Amgen Sp. z 0.0. 0 zakresie
tajemnicy przedsiebiorcy.

Podstawa prawna wylgczenia jawnosci: art. 5 ust. 2 ustawy z dnia 6 wrzesnia 2001 r.
o dostepie do informacji publicznej (Dz. U. 2 2016 ., p0z.1764 z pozn. zm.) w zw. z art. 11
ust. 4 ustawy z dnia 16 kwietnia 1993 r. o zwalczaniu nieuczciwej konkurencji (Dz. U.
22018 r., poz. 419).

Organ dokonujgcy wylgczenia jawnosci: Agencja Oceny Technologii Medycznych
I Taryfikacji.

Podmiot w interesie ktorego dokonano wylgczenia jawnosci: Amgen Sp. z 0.0.



