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nr 88/2020 z dnia 27 kwietnia 2020 roku
w sprawie oceny zasadnosci finansowania ze srodkow publicznych,
w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowych, leku
Blincyto (blinatumomab) we wskazaniu: ostra biataczka
limfoblastyczna B-komodrkowa z chromosomem Philadelphia oporna
na leczenie (ICD-10: C91.0)

Rada Przejrzystosci uwaza za zasadne finansowanie ze srodkow publicznych,
w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowych, leku Blincyto
(blinatumomab), proszek do sporzqdzenia koncentratu i  roztwor
do przygotowania roztworu do infuzji, fiolka a 38,5ug, we wskazaniu: ostra
biataczka limfoblastyczna B-komorkowa z chromosomem Philadelphia oporna
na leczenie (ICD-10: C91.0).

Uzasadnienie

Istotnosc stanu klinicznego, ktoreqo dotyczy wniosek

Whniosek dotyczy chorego na ostrq biataczke limfoblastycznqg B-komdrkowq
z chromosomem Philadelphia, choroba jest oporna na leczenie. Chory otrzymat
dotychczas cykl indukujgcy remisje wg schematu PALG ALL6, 3 cykle
konsolidujgce remisje wg programu PALG ALL6, nastepnie stosowano imatynib
i dazatynib, 1 cykl reindukujqcy remisje wg schematu R-hyperCVAD oraz 2 cykle
reindukujgce remisje wg schematu R-miniFLAM, wystqgpity wowczas ciezkie
powiktania infekcyjne. Stosowano nastepnie Ponatynib, 1 cykl indukujgcy wg
schematu PALG ALL6 i 2 cykle z inotozumabem ozogamycyny.

Wykonano AlloPBSCT, doszto jednak do wznowy choroby. W takiej sytuacji
klinicznej brak aktywnego leczenia prowadzi do progresji choroby,
a w konsekwencji do smierci pacjenta. Wskazania rejestracyjne produktu
leczniczego Blincyto nie obejmujq leczenia ostrej biataczki limfoblastycznej Ph+,
w zwigzku z czym oceniane wskazanie stanowi wskazanie ,,off label”. Lek ten jest
natomiast zarejestrowany we wnioskowanym wskazaniu przez FDA.

Skutecznosc kliniczna i praktyczna

Skutecznosc klinicznq i bezpieczeristwo stosowania blinatumomabu w sytuacji
klinicznej zblizonej do opisywanej we wniosku o RDTL oceniano w badaniu
jednoramiennym Il fazy - ALCANTARA (Martinelli 2017), byto to badanie
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rejestracyjne dla wnioskowanego wskazania w FDA. Odnaleziono tez badanie
porownujgce wyniki badania ALCANTARA z historycznqg grupg kontrolng
Rambaldi 2020. Wyniki badania ALCANTRA wskazujq, ze 36% chorych pacjentow
(n=16) osiggneto CR/CRh w pierwszych dwdch cyklach, przy czym wiekszosc¢
pacjentow (n=14) osiggneta CR. Dwunastu (86%) pacjentow sposrod 14
z CR uzyskato réwniez catkowitq odpowied? MRD (minimalna choroba
resztkowa); pozostali dwaj pacjenci mieli trwatq mierzalng minimalnq chorobe
resztkowq. Mediana czasu do nawrotu (RFS) wyniosta 6,7 miesiecy. Sposrod 16
pacjentdow z odpowiedziq, siedmiu (44%) zyto bez nawrotu, osmiu (50%) miato
nawrdt z mediang czasu do nawrotu wynoszqcq 6,7 miesiqca, a jeden pacjent
z CR zmart po alloHSCT. Sposrdd 16 pacjentow z odpowiedzig CR/CRh, u siedmiu
(44%) przeprowadzono alloHSCT, w tym czterech, ktorzy pozostawali w ciggtej
remisji indukowanej blinatumomabem bez innej terapii przeciwbiataczkowej
i trzech, ktorzy otrzymali blinatumomab z inng terapiq przeciwbiataczkowq.
Mediana OS dla 18 pacjentdow, ktorzy uzyskali catkowitq odpowiedZ MRD
nie zostata osiggnieta.

W badaniu z historyczng grupg kontrolnqg (Rambaldi 2020) w grupie leczonej
blinatumomabem mediana OS wynosita 7,1 miesigca, a w grupie kontrolnej,
w ktdrej stosowano leczenie standardowe wyniosta 6,8 miesigca. Brak informacji
dotyczqcej istotnosci statystycznej roznic miedzy porownywanymi grupami.
Analiza nie wykazata istotnych statystycznie rdoznic miedzy porownywanymi
grupami w zakresie odpowiedzi na leczenie.

Bezpieczenstwo stosowania

Wsrdd 45 pacjentow, ktorzy w badaniu ALCANTRA otrzymali blinatumomab,
najczestszymi zdarzeniami niepozgdanymi pojawiajgcymi sie w trakcie leczenia
byty: gorqczka (58%), gorqgczka neutropeniczna (40%) i bdl gtowy (31%).
Trzydziestu siedmiu pacjentow (82%) miato zdarzenia niepozqdane zwigzane
z leczeniem w stopniu 23., z ktorych najczestszymi byty gorgczka neutropeniczna
(27%), trombocytopenia (22%) i niedokrwistosc (16%).

Relacja korzysci zdrowotnych do ryzyka stosowania

Wskazanie, ktorego dotyczy wniosek nie zawiera sie we wskazaniu
rejestracyjnym produktu leczniczego Blincyto. Tym samym dla niniejszego
wskazania EMA nie przeprowadzita oceny relacji korzysci do ryzyka. Zwazywszy
jednak na rejestracje tego leku w omawianym wskazaniu przez FDA mozna
zatozyc, ze relacja ta jest korzystna.

Konkurencyjnosc¢ cenowa

Wedtug wniosku zatqczonego do zlecenia MZ, koszt 2 cykli terapii wynosi:
_ PLN. W ocenianym wskazaniu brak jest aktywnej technologii
alternatywnej dla ocenianej technologii lekowej, w zwiqzku z czym odstgpiono
od przedstawienia jej kosztu.
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Wptyw na wydatki podmiotu zobowigzanego do finansowania swiadczen
ze srodkow publicznych i Swiadczeniobiorcow

Ne otrzymano opinii od ekspertow klinicznych, w zwigzku z czym nie jest znana
liczba pacjentow, u ktorych mozna zastosowac wnioskowanq technologie lekowg
w ramach RDTL. Tym samym, wplyw na wydatki podmiotu zobowigzanego
do finansowania swiadczern ze Srodkow publicznych i Swiadczeniobiorcow
nie byt mozliwy do oszacowania.

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

Z informacji o chorym wynika, Zze otrzymat on juz wszystkie refundowane
technologie medyczne, jakie mozna zastosowac we wnioskowanym wskazaniu,
w tym inotuzumab ozogamycyny, terapie trzema lekami z grupy inhibitorow TKI,
jak rowniez przeprowadzono allogeniczne przeszczepienie  komdrek
krwiotworczych. Z tego powodu mozna stwierdzic, Ze dla ocenianej technologii
lekowej nie ma, w omawianej sytuacji klinicznej, technologii alternatywnej,
rozumianej jako aktywne leczenie.

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 31s ust. 6 pkt 4 ustawy z 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki zdrowotne;j
finansowanych ze $rodkéw publicznych (Dz. U. z 2019 r., poz. 1373 z pdin.zm.), opracowania w sprawie
zasadnosci finansowania ze srodkédw publicznych w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowych
nr: 0T.422.29.2020 ,,Blincyto (blinatumomab) we wskazaniu: ostra biataczka limfoblastyczna B-komdrkowa
z chromosomem Philadelphia oporna na leczenie (ICD-10: C91.0)”. Data ukonczenia: 23 kwietnia 2020.



KARTA NIEJAWNOSCI

Dane zakreslone kolorem czarnym stanowiq informacje publiczne podlegajgce wylgczeniu
ze wzgledu na tajemnice przedsiebiorcow Amgen Europe BV.

Zakres wylgczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem Amgen Europe BV o 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. 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 wylgczenia jawnosci: Agencja Oceny Technologii Medycznych
i Taryfikacji.

Podmiot w interesie ktorego dokonano wylgczenia jawnosci: Amgen Europe BV.



