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KARTA NIEJAWNOŚCI 

Dane zakreślone kolorem żółtym stanowią informacje publiczne podlegające wyłączeniu ze względu 
na tajemnicę przedsiębiorcy (nie dotyczy). 

Zakres wyłączenia jawności: dane objęte oświadczeniem o zakresie tajemnicy przedsiębiorcy. 

Podstawa prawna wyłączenia jawności: art. 5 ust. 2 ustawy z dnia 6 września 2001 r. o dostępie do informacji 
publicznej (Dz. U. z 2019 r., poz.1429) w zw. z art. 11 ust. 2 ustawy z dnia 16 kwietnia 1993 r. o zwalczaniu 
nieuczciwej konkurencji (Dz. U. z 2019 r., poz. 1010 z późn. zm.). 

Organ dokonujący wyłączenia jawności: Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji. 

Podmiot, w interesie którego dokonano wyłączenia jawności: nie dotyczy 

Dane zakreślone kolorem czarnym stanowią informacje publiczne podlegające wyłączeniu ze względu 
na tajemnicę przedsiębiorcy (nie dotyczy). 

Zakres wyłączenia jawności: dane objęte oświadczeniem o zakresie tajemnicy przedsiębiorcy.  

Podstawa prawna wyłączenia jawności: art. 5 ust. 2 ustawy z dnia 6 września 2001 r. o dostępie do informacji 
publicznej (Dz. U. z 2019 r., poz.1429) w zw. z art. 11 ust. 2 ustawy z dnia 16 kwietnia 1993 r. o zwalczaniu 
nieuczciwej konkurencji (Dz. U. z 2019 r., poz. 1010 z późn. zm.). 

Organ dokonujący wyłączenia jawności: Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji. 

Podmiot, w interesie którego dokonano wyłączenia jawności: nie dotyczy. 

Dane zakreślone kolorem czerwonym stanowią informacje publiczne podlegające wyłączeniu ze względu 
na prywatność osoby fizycznej. 

Zakres wyłączenia jawności: nie dotyczy.  

Podstawa prawna wyłączenia jawności: art. 5 ust.1 ustawy z dnia 6 września 2001 r. o dostępie do informacji 
publicznej (Dz. U. z 2019 r., poz.1429) w zw. z rozporządzeniem Parlamentu Europejskiego i Rady (UE) 2016/679 z 
dnia 27 kwietnia 2016 r. w sprawie ochrony osób fizycznych w związku z przetwarzaniem danych osobowych i w 
sprawie swobodnego przepływu takich danych oraz uchylenia dyrektywy 95/46/WE (ogólne rozporządzenie o 
ochronie danych) (Dz. U. UE.L. z 2016 r.119.1). 

Organ dokonujący wyłączenia jawności: Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji. 

Podmiot, w interesie którego dokonano wyłączenia jawności: nie dotyczy. 
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1. Podstawowe Informacje o zleceniu 

Data wpłynięcia zlecenia do AOTMiT (RR-MM-DD)  
i znak pisma zlecającego 

2020-05-06 

PLR.4504.321.2020.DK 

Pełna nazwa świadczenia opieki zdrowotnej (z pisma zlecającego): 

Produkty lecznicze zawierające substancję czynną prednisonum we wskazaniach innych niż ujęte 
w Charakterystyce Produktu Leczniczego, tj. miopatia wrodzona u dzieci do 18 roku życia. 

Typ zlecenia: art. 31 n pkt 5 ustawy o świadczeniach opieki zdrowotnej (Dz.U. z 2020 r., poz. 945) – realizacja 
innych zadań zleconych przez ministra właściwego do spraw zdrowia 

X zlecenie Ministra Zdrowia złożone z urzędu  

 
zlecenie Ministra Zdrowia na wniosek konsultanta krajowego z dziedziny medycyny odpowiedniej dla danego świadczenia 
opieki zdrowotnej 

 

zlecenie Ministra Zdrowia na wniosek stowarzyszenia będącego zgodnie z postanowieniami statutu towarzystwem 
naukowym o zasięgu krajowym – za pośrednictwem konsultanta krajowego z dziedziny medycyny odpowiedniej dla danego 
świadczenia opieki zdrowotnej 

 zlecenie Ministra Zdrowia na wniosek Prezesa Narodowego Funduszu Zdrowia 

 
zlecenie Ministra Zdrowia na wniosek stowarzyszenia lub fundacji, których celem statutowym jest ochrona praw pacjenta 
– za pośrednictwem konsultanta krajowego z dziedziny medycyny odpowiedniej dla danego świadczenia opieki zdrowotnej 

Oceniana technologia medyczna: 

• prednisonum 

Zestawienie produktów leczniczych zawierających substancję czynną prednisonum, dla których wydano decyzje 
o objęciu refundacją zgodnie z Obwieszczeniem Ministra Zdrowia z dnia 18.02.2020 r. w sprawie wykazu 
refundowanych leków, środków spożywczych specjalnego przeznaczenia żywieniowego oraz wyrobów 
medycznych przedstawiono w rozdziale 8.1. Aktualny stan finansowania ze środków publicznych. 

Do finansowania we wskazaniu (choroba lub stan kliniczny wymienione w zleceniu): 

miopatia wrodzona u dzieci do 18 roku życia 
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2. Przedmiot i historia zlecenia 

Na podstawie art. 40 ust. 1 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji leków, środków spożywczych 

specjalnego przeznaczenia żywieniowego oraz wyrobów medycznych (Dz. U. z 2020 r., poz. 357), w związku 

z art. 31n pkt 5 oraz art. 31s ust. 6 pkt 5 ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o świadczeniach opieki zdrowotnej 

finansowanych ze środków publicznych (Dz.U. z 2020 r., poz. 945), pismem z dnia 05.05.2020 r. 

znak PLR.4504.321.2020.DK (data wpływu do AOTMiT: 06.05.2020 r.) Minister Zdrowia przekazał Agencji 

Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji (AOTMiT) zlecenie dotyczące oceny zasadności objęcia refundacją 

ze środków publicznych leków zawierających substancję czynną: 

• prednisonum, 

w zakresie wskazania do stosowania lub dawkowania, lub sposobu podawania odmiennego niż określone 

w Charakterystyce Produktu Leczniczego, tj. miopatia wrodzona u dzieci do 18 roku życia. 
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Obraz kliniczny  

Miopatie wrodzone mają wiele wspólnych cech genotypowych, chociaż są spowodowane mutacjami 
zachodzącymi w różnych genach, które z kolei wywołują różnorodne zmiany w strukturze włókien mięśniowych. 
W badaniach klinicznych stwierdza się typowe cechy procesu biogennego: 
• zanik i osłabienie mięśni 
• hipotonię mięśniową 
• osłabienie odruchów ścięgnistych 
• charakterystyczne zmiany dysmorficzne:  
• podniebienie gotyckie 
• stopy szpotawe lub płasko-koślawe 
• nieprawidłowości budowy klatki piersiowej 
• wrodzone zwichnięcie stawów biodrowych. 

Aktywność kinazy kreatynowej jest prawidłowa lub nieznacznie zwiększona. 

Choroba przebiegająca typowo nie postępuje. Objawy kliniczne mogą być minimalne lub łagodne, choć 
obserwuje się też przypadki ciężkiej miopatii. Inteligencja chorych jest zwykle prawidłowa. Rzadko obserwuje 
się objawy kardiomiopatii. 

Diagnostyka 

We wstępnym rozpoznaniu miopatii wrodzonych pomaga zauważenie w trakcie badania przedmiotowego cech 
dysmorficznych, np. podniebienia gotyckiego, współistniejących z osłabieniem i zanikiem mięśni. Rozpoznanie 
konkretnej miopatii ustala się na podstawie badania histopatologicznego wycinka mięśniowego. Poszukuje się 
również mutacji zidentyfikowanych genów odpowiedzialnych za wszystkie główne miopatie wrodzone. 

Rutynowo wykonywane badania, takie jak ocena aktywności enzymów mięśniowych i elektromiografia (EMG), 
rzadko są pomocne, ponieważ aktywność kinazy kreatynowej (CK – creatine kinase) może być prawidłowa 
lub tylko nieznacznie zwiększona, a zapis EMG jest miogenny, neurogenny lub prawidłowy. 

Diagnostyka różnicowa 

Miopatie wrodzone wymagają różnicowania z innymi chorobami przebiegającymi z osłabieniem mięśni: 
• dystrofiami mięśniowymi 
• chorobami rogów przednich rdzenia 
• polineuropatiami. 

Epidemiologia 

Nieznana. Występowanie miopatii wrodzonej określa się jako ekstremalnie rzadkie (NORD 2020). Ze względu 
na trudności diagnostyczne, w dostępnej literaturze brak jest precyzyjnych danych epidemiologicznych na temat 
wrodzonej miopatii. W publikacji Cassandrini 2017 wskazano, że „Chociaż dokładna epidemiologia wrodzonej 
miopatii nie jest znana, to szacuje się jej częstość występowania na około 1: 25 000 oraz, że stanowi 14% 
wszystkich przypadków hipotonii noworodkowej”. 

Leczenie 

Dotychczas nie opracowano żadnego leczenia przyczynowego miopatii wrodzonych. W celu przedłużenia życia 
i poprawy jego jakości stosuje się: 
• rehabilitację 
• interwencje ortopedyczne 
• objawowe leczenie zaburzeń połykania i niewydolności oddechowej. 

Źródło: https://podyplomie.pl/wiedza/neurologia/209,miopatie-wrodzone 

3.2. Liczebność populacji wnioskowanej 

Wystąpiono z prośbą o opinię do 4 ekspertów klinicznych. Do dnia zakończenia prac nad niniejszym 

opracowaniem otrzymano jedną opinię – Dr hab. n. med. Krystyny Szymańskiej, Konsultanta Wojewódzkiego  

w dziedzinie neurologii dziecięcej.  
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4.2. Dotychczasowe postępowanie administracyjne w Polsce 
z technologią ocenianą 

Produkty lecznicze zawierające prednizon nie były wcześniej oceniane w Agencji we wskazaniu miopatia 
wrodzona u dzieci do 18 roku życia. Należy dodać, że żaden lek nie był do tej pory przedmiotem oceny Agencji 
w rozpatrywanym wskazaniu. 

4.3. Alternatywne technologie medyczne 

Zgodnie z obowiązującym Obwieszczeniem MZ z dnia 18.02.2020 r. we wskazaniu miopatia wrodzona  
(ICD-10: G71.2) obecnie nie są refundowane żadne substancje czynne. 

Zgodnie z odnalezionymi wytycznymi praktyki klinicznej, które obejmowały wskazanie szersze niż ujęte 
w zleceniu, tj. wszystkie miopatie o podłożu genetycznym w populacji pediatrycznej, zalecane 
są kortykosteroidy (prednizolon, deflazakort). Według ankietowanego przez AOTMiT eksperta,  
KW dr hab. n. med. Krystyny Szymańskiej, wrodzone miopatie są heterogenną grupą do której zaliczają 
się miopatie „klasyczne” oraz część autorów włącza do tej grupy dystofinopatie, m.in. dystrofię mięśniową 
Duchenne’a, która jest leczona sterydami (prednizon, prednizolon, deflazakort). Jednakże, przedmiotem 
niniejszego opracowania jest „miopatia wrodzona”, zgodnie z definicją ujętą w opisie problemu zdrowotnego 
(kod ICD-10: G71.2 z wyłączeniem wrodzonych dystrofii mięśniowych) i słowniku terminów medycznych MeSH 
„Myopathies, Structural, Congenital”. Ponadto w literaturze naukowej wrodzone miopatie i wrodzone dystrofie 
mięśniowe uznawane są jako klinicznie i genetycznie odrębne jednostki chorobowe (Iannaccone 2013, 
Russell 2019). Należy podkreślić, że kod ICD-10 dla dystrofii mięśniowej Duchenne’a to G71.0, a dla wrodzonej 
miopatii: G71.2. 

Biorąc pod uwagę powyższe informacje, komparatorem dla prednizonu w przypadku pacjentów pediatrycznych 
z miopatią wrodzoną będzie prawdopodobnie leczenie objawowe obejmujące fizykoterapię. 
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6. Rekomendacje i wytyczne kliniczne dot. wnioskowanej 
technologii 

W celu odnalezienia wytycznych praktyki klinicznej dotyczących leczenia miopatii wrodzonej u dzieci do 18 roku 
życia w dniu 18 maja 2020 r. przeszukano strony internetowe następujących organizacji: 

• Google 

• SUMsearch 2 (http://sumsearch.org/) 

• Guidelines International Network (GIN; http://www.g-i-n.net/); 

• National Institute for Health and Care Excellence (NICE; https://www.nice.org.uk/); 

• National Health and Medical Research Council (NHMRC; https://www.nhmrc.gov.au/); 

• Prescrire International (http://english.prescrire.org); 

• National Guideline Clearinghouse (NGC; https://www.guideline.gov/); 

• Scottish Intercollegiate Guidelines Network (SIGN; http://www.sign.ac.uk/); 

• Trip DataBase (https://www.tripdatabase.com/); 

• UpToDate (https://www.uptodate.com/home); 

W wyniku wyszukiwania przeprowadzonego w dniu 26.05.2020 r odnaleziono tylko dwie rekomendacje 
odnoszącą się do miopatii wrodzonych ICSCCMD 2010, ICSCCM 2012, które dotyczyły głównie interwencji 
niefarmakologicznych i nie zawierały informacji o kortykosteroidach. Ze względu na odległą datę publikacji 
wspomnianych wytycznych oraz brak odniesienia do kortykosteroidów rozszerzono wyszukiwanie wytycznych 
na miopatie o podłożu genetycznym w populacji pediatrycznej, które nie są kwalifikowane do „miopatii 
wrodzonych”. W poniższej tabeli przedstawiono przegląd interwencji farmakologicznych rekomendowanych  
w wytycznych praktyki klinicznej w miopatiach o podłożu genetycznym dla populacji pediatrycznej. 

Zgodnie z odnalezionymi wytycznymi prednizon jest rekomendowany w leczeniu dystrofii mięśniowej 
Duchenne’a/Beckera (SEN 2019, DMDCCWG 2018, NDDBAN 2017, AAN 2016) i młodzieńczym zapaleniu 
skórno-mięśniowym (Żuber 2019). W przypadku dystrofii twarzowo-łopatkowo-ramieniowej (AAN 2015) 
uznano, że dane są niewystarczające, aby potwierdzić lub obalić wpływ prednizonu na siłę mięśni. 
Rekomendacje, które wskazują na korzystny efekt kliniczny predniozonu wspominają o lepszej kontroli choroby 
(młodzieńcze zapalenie skórno-mięśniowe) oraz działaniu przeciwzapalnym i zwiększającym siłę mięśni 
szkieletowych (dystrofia mięśniowa Duchenne’a). Według aktualnych wytycznych hiszpańskich dotyczących 
dystrofii mięśniowej Duchenne’a (SEN 2019) kortykosteroidy stanowią standardową terapię o długofalowym 
korzystnym wpływie na motorykę, funkcje serca i układu oddechowego. Powołując się na ostatnie badania 
wskazano, że siła kończyny górnej jest zachowana, postęp skoliozy jest zmniejszony, a zajęcie serca i płuc 
opóźnione, jeśli kortykoterapia jest kontynuowana. Autorzy tych wytycznych wskazują, że stosowanymi 
kortykosteroidami są prednizon i deflazacort - oba leki wykazały podobną skuteczność w poprawie siły i funkcji 
mięśni, ale nowsze badania sugerują, że ciągłe leczenie deflazacortem jest na ogół bezpieczniejsze 
i dodatkowo promuje regenerację mięśni. W tym samym dokumencie wskazano również, że znaczny odsetek 
pacjentów nie toleruje długotrwałego stosowania kortykosteroidów i doświadcza działań niepożądanych, 
podczas gdy inni nie reagują zadowalająco na leczenie. Według wytycznych amerykańsko-kanadyjsko-
brytyjskich z 2018 r. (DMDCCWG 2018) dotyczących dystrofii mięśniowej Duchenne’a, fizjoterapia 
w skojarzeniu z leczeniem glikokortykoidami, pozostaje podstawą leczenia i powinna być kontynuowana 
po utracie zdolności chodzenia. Wykazano, że efektem długotrwałego leczenia glikokortykosteroidami jest 
utrata zdolności chodzenia w późniejszym wieku, zachowanie funkcji kończyny górnej i funkcji oddechowych 
oraz uniknięcie operacji skoliozy. Autorzy tego dokumentu powołali się na ostatnie badania potwierdzające 
korzyści rozpoczynania glikokortykoidów u młodszych dzieci, zanim nastąpi znaczne pogorszenie fizyczne. 
Rekomendacje DMDCCWG 2018 zalecają prednizon i deflazacort, przy czym ten drugi wiąże się ze mniejszym 
przyrostem masy ciała u dzieci. Brazylijskie wytyczne NDDBAN 2017 w leczeniu DMD rekomendują 
w pierwszej linii prednizon lub prednizolon, a jako alternatywę – deflazacort. Amerykańskie wytyczne AAN 2016 
wskazały, że deflazacort i prednizon mogą być równoważne w poprawie funkcji motorycznych, przy czym 
prednizon może być związany z większym przyrostem masy ciała w pierwszych latach leczenia niż deflazacort, 
który z kolei może być związany z większym ryzykiem zaćmy niż prednizon. Wskazano również, że prednizon 
0,75 mg / kg / dobę wiąże się ze znacznym ryzykiem przybierania na wadze, nadmiernego owłosienia i wyglądu 
cushingoidy. 
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facioscapulohumeral muscular dystrophy - dystrofia twarzowo-łopatkowo-ramieniowa; LGMD - limb-girdle muscular dystrophy - dystrofia 
mięśniowa kończyny dolnej; ICSCCM - International Committee on Standard of Care for Congenital Myopathies; AAN – American Academy 
of Neurology; ICSCCMD - International Committee on Standard of Care for Congenital Muscular Dystrophy 
*Kryteria oceny poziomu dowodów i stopień zalecenia według Amerykańskiej Akademii Neurologii: 
Poziomy dowodów: 
Klasa I: Randomizowane kontrolowane badanie kliniczne o następujących cechach: zaślepione, z jasno określonym głównym celem, 
kryteriami włączenia i wyłączenia oraz z odpowiednią rejestracją rezygnacji uczestników. 
Klasa II: Randomizowane kontrolowane badanie kliniczne niespełniające co najmniej jednej z wyżej wymienionych cech. 
Klasa III: Każda inna kontrolowana próba kliniczna 
Klasa IV: Reszta badań, w tym konsensus, opinie ekspertów 
Stopnie rekomendacji:  
A: Uznany za skuteczny, nieskuteczny lub szkodliwy (co najmniej 2 badania klasy I) 
B: Prawdopodobnie skuteczny, nieskuteczny lub szkodliwy (badanie klasy I lub 2 badania klasy II) 
C: Prawdopodobnie skuteczny, nieskuteczny lub szkodliwy (badanie klasy II lub 2 klasy III stadnina koni 

6.1. Rekomendacje dotyczące finansowania ze środków publicznych 

W celu odnalezienia rekomendacji dotyczących finansowania ze środków publicznych produktów leczniczych 
zawierających prednizon we wskazaniu miopatia wrodzona u dzieci do 18 roku życia przeprowadzono 
wyszukiwanie na stronach następujących agencji HTA i organizacji ochrony zdrowia: 

▪ Wielka Brytania – http://www.nice.org.uk/, http://www.dh.gov.uk/en/index.htm, 

▪ Szkocja – http://www.scottishmedicines.org.uk/, 

▪ Walia – http://www.awmsg.org/, 

▪ Irlandia – http://www.ncpe.ie/, 

▪ Kanada – http://www.cadth.ca/, 

▪ Francja – http://www.has-sante.fr/, 

▪ Holandia – http://www.zorginstituutnederland.nl/, 

▪ Niemcy – https://www.g-ba.de/ oraz https://www.iqwig.de/, 

▪ Australia – http://www.health.gov.au, http://www.pbs.gov.au, 

▪ Nowa Zelandia – http://www.pharmac.health.nz 

W wyniku przeprowadzonego wyszukiwania w dniu 26.05.2020 r. nie odnaleziono rekomendacji dotyczących 
finansowania prednizonu w ocenianym wskazaniu. 
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Ze względu na brak odnalezionych danych, poniżej przedstawiono publikację, na którą powołała się w swojej 
opinii dr hab. n. med. Krystyna Szymańska, Konsultant Wojewódzki w dziedzinie neurologii dziecięcej. 
Jednakże należy podkreślić, że wspomniany przez eksperta przegląd systematyczny dotyczy dystrofii 
mięśniowej Duchenne’a, która w świetle oficjalnej klasyfikacji nie jest miopatią wrodzoną.  

Matthews 2016 - przegląd systematyczny Cochrane 

Cel: Ocena wpływu kortykosteroidów na przedłużenie zdolności chodzenia, siły mięśni, zdolności funkcjonalnej 
i jakości życia w dystrofii mięśniowej Duchenne’a (DMD). Celem jest również sprawdzenie, czy korzyści 
z leczenia są długotrwałe (ponad 2 lata) oraz ocena zdarzeń niepożądanych. Przedmiotem analizy było 
porównanie skuteczności i bezpieczeństwa różnych preparatów i schematów kortykosteroidów.  

Metodyka: Wyszukiwanie przeprowadzono 16.02.2016 r. w bazach: Cochrane Neuromuscular Specialised 
Register, CENTRAL, MEDLINE, EMBASE, CINAHL Plus oraz LILACS. Konsultowano się z autorami 
opublikowanych badań i ekspertami. Przeszukano także referencje w zidentyfikowanych publikacjach 
oraz rejestry badań klinicznych. Do przeglądu włączano badania RCT lub quasi-RCT dotyczące stosowania 
kortykosteroidów (np. prednizonu, prednizolonu i deflazakortu) podawanych min. 3 miesiące u pacjentów 
z rozpoznaniem DMD. Autorzy rozważali porównanie różnych kortykosteroidów, schematów oraz porównania 
kortykosteroidy vs placebo.  

Wyniki: Zidentyfikowano 12 badań (667 pacjentów) i 2 jeszcze trwające badania. Nie wszystkie opublikowane 
badania dostarczają kompletnych danych o wynikach. Pierwszorzędowy punkt końcowy: w jednym dwuletnim 
badaniu RCT dot. deflazakortu (n=28) zidentyfikowano jako punkt końcowy przedłużenie zdolności chodzenia, 
ale dane nie były wystarczające do wyciągania wniosków. 
Drugorzędowe punkty końcowe: metaanalizy wykazały, że kortykosteroidy (0,75 mg / kg / dobę prednizon 
lub prednizolon) poprawiły siłę mięśni i ich funkcje w porównaniu z placebo przez sześć miesięcy (dowody 
umiarkowanej jakości z mx. 4 RCT). Dane z pojedynczych badań wykazały, że 0,75 mg/kg/dzień przewyższa 
0,3 mg/kg/dzień w większości pomiarów siły i funkcji, przy niewielkich dowodach na dalsze korzyści przy  
1,5 mg/kg/dzień. Zaobserwowano poprawę czasu potrzebnego do podniesienia się z podłogi (objaw Gowersa), 
czasowego marszu, czasu wspinania czterostopniowego, zdolności do podnoszenia ciężarów, oceny funkcji 
nóg i wymuszonej zdolności życiowej. W jednym badaniu RCT (n = 66) odnotowano lepszą siłę, funkcję i jakość 
życia przy codziennym stosowaniu prednizonu 0,75 mg/kg/dzień po 12 miesiącach. Inne badanie RCT (n = 28) 
wykazało, że deflazakort ustabilizował siłę mięśni w porównaniu z placebo po dwóch latach, jednak wyniki 
testów czynnościowych były zbyt nieprecyzyjne, aby można było wyciągnąć wnioski. 
W badaniu RCT z podwójnie ślepą próbą (n = 64), w dużej mierze przy niskim risk of bias, porównującym 
codzienne stosowanie prednizonu (0,75 mg/kg/dzień) z prednizonem stosowanym wyłącznie w weekend 
(5 mg/kg/dzień weekendowy), nie stwierdzono ogólnej różnicy w sile i funkcjach mięśni w ciągu 12 miesięcy 
(dowody od umiarkowanej do niskiej jakości). Dwa małe badania RCT (n = 52) porównywały stosowanie 
codziennie prednizonu 0,75 mg/kg/dzień z stosowaniem deflazakortu 0,9 mg/kg/dzień, ale ze względu 
na rozbieżne metody badawcze porównanie siły i funkcji mięśni było ograniczone. 
Zaobserwowane działania niepożądane wykazywane częściej w przypadku kortykosteroidów to m.in.: 
nadmierne przybieranie na wadze, nieprawidłowości w zachowaniu, wygląd/otyłość cushingoidalny i nadmierny 
wzrost włosów. Wzrost włosów i wygląd cushingoidalny były częstsze przy dawkowaniu 0,75 mg/kg/dzień niż 
0,3 mg/kg/dzień prednizonu. Dane bardzo niskiej jakości sugerowały mniejszy przyrost masy ciała po 
deflazakorcie niż po prednizonie po 12 miesiącach i brak różnicy w nieprawidłowościach behawioralnych. Dane 
są niewystarczające, aby ocenić ryzyko złamań lub zaćmy dla jakiegokolwiek porównania. 
Badania nierandomizowane potwierdzają dowody badań RCT w wykazaniu poprawy korzyści funkcjonalnych 
z stosowania kortykosteroidów. Badania te sugerują trwałe korzyści przez okres do 66 miesięcy. Działania 
niepożądane występowały często, chociaż ogólnie można je było opanować.  

Wnioski: Dane umiarkowanej jakości z badań RCT wskazują, że leczenie kortykosteroidami w DMD poprawia 
siłę i funkcjonowanie mięśni w krótkim okresie (12 miesięcy) i siłę do dwóch lat. Brak jest dowodów innych 
niż z badań bez randomizacji, aby ustalić wpływ kortykosteroidów na przedłużenie chodzenia. W krótkim 
okresie działania niepożądane były znacznie częstsze w przypadku kortykosteroidów niż placebo, ale nie były 
klinicznie ciężkie. Autorzy nie mogą ocenić długoterminowych korzyści i zagrożeń wynikających z leczenia 
kortykosteroidami lub schematów przerywanych na podstawie opublikowanych RCT. 
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7.4.5. Dodatkowe informacje dotyczące skuteczności i bezpieczeństwa 

Informacje o bezpieczeństwie na podstawie ChPL Encorton 

Specjalne ostrzeżenia i środki ostrożności dotyczące stosowania 

Prednizon jest przeciwwskazany u pacjentów z układowymi zakażeniami grzybiczymi, ze względu na ryzyko 
nasilenia zakażenia. W zakażeniach grzybiczych leczonych amfoterycyną B może być niekiedy stosowany 
w celu zmniejszenia jej działań niepożądanych, jednak w tych przypadkach może powodować zastoinową 
niewydolność krążenia i powiększenie serca oraz ciężką hipokaliemię. 

U pacjentów leczonych kortykosteroidami, w sytuacji zwiększonego stresu może wystąpić konieczność podania 
zwiększonej dawki szybko działającego glikokortykosteroidu. 

Nagłe zaprzestanie leczenia może spowodować wystąpienie niewydolności kory nadnerczy, dlatego należy 
dawkę prednizonu zmniejszać stopniowo. Schemat zmniejszania dawki zależy od rodzaju choroby, okresu 
leczenia, wielkości stosowanej dawki i reakcji pacjenta. 

Prednizon może maskować objawy zakażenia, zmniejszać odporność na zakażenie i zdolność do jego 
lokalizacji. Osoby leczone kortykosteroidami powinny unikać ekspozycji na ospę wietrzną i odrę, ponieważ w 
przypadku zakażenia tymi chorobami, ich przebieg jest znacznie cięższy (nawet zakończony zgonem). 
Prednizon może ujawnić utajoną pełzakowicę. U osób przybyłych z krajów tropikalnych lub pacjentów 
z biegunką o nieznanej przyczynie, należy wykluczyć zakażenie pełzakiem czerwonki przed leczeniem 
glikokortykosteroidami. 

Pacjentów leczonych prednizonem nie należy szczepić żywymi szczepionkami wirusowymi. Podanie 
inaktywowanej szczepionki wirusowej lub bakteryjnej może nie spowodować oczekiwanego wzrostu przeciwciał, 
chyba że szczepienie stosuje się u pacjentów otrzymujących glikokortykosteroidy jako leczenie substytucyjne, 
np. w chorobie Addisona. Podawanie prednizonu pacjentom z czynną gruźlicą powinno być ograniczone 
do przypadków gruźlicy rozsianej lub o przebiegu piorunującym i tylko przy jednoczesnym leczeniu 
przeciwgruźliczym. Pacjenci z gruźlicą utajoną lub dodatnią próbą tuberkulinową otrzymujący prednizon powinni 
być obserwowani celem wykrycia rozwoju gruźlicy. W przypadku długotrwałego stosowania 
glikokortykosteroidów powinni otrzymywać profilaktycznie leki przeciwgruźlicze. 

Przerwanie leczenia po długotrwałym stosowaniu może wywołać objawy zespołu odstawienia 
glikokortykosteroidów, takie jak: gorączka, bóle mięśni i stawów, złe samopoczucie. Objawy te mogą wystąpić 
nawet w przypadku, gdy nie stwierdza się niewydolności kory nadnerczy. 

U pacjentów z niedoczynnością tarczycy lub marskością wątroby prednizon wykazuje silniejsze działanie. 

W przypadku półpaśca ocznego stosować ostrożnie ze względu na ryzyko perforacji rogówki. 

Prednizon należy stosować w najmniejszych skutecznych dawkach. Jeśli możliwe jest zmniejszenie dawki, 
należy zmniejszać ją stopniowo. 

Podczas stosowania prednizonu mogą wystąpić zaburzenia psychiczne, takie jak euforia, bezsenność, nagłe 
zmiany nastroju, zaburzenia osobowości, ciężka depresja, objawy psychozy. Istniejąca wcześniej chwiejność 
emocjonalna lub skłonności psychotyczne mogą nasilać się podczas leczenia. Należy zachować ostrożność 
podczas leczenia kwasem acetylosalicylowym razem z prednizonem u pacjentów z hipoprotrombinemią. 

Należy ostrożnie stosować prednizon w nieswoistym wrzodziejącym zapaleniu okrężnicy jeśli istnieje 
zagrożenie perforacją, ropniach lub innych ropnych zakażeniach, uchyłkowatości jelit, świeżych zespoleniach 
jelitowych, czynnym lub utajonym wrzodzie trawiennym, w zapaleniu przełyku, w zapaleniu żołądka, 
w nadczynności 
i niedoczynności tarczycy, niewydolności nerek, nadciśnieniu tętniczym, osteoporozie, myasthenia gravis, 
cukrzycy, upośledzonej czynności wątroby, chorobach serca, zastoinowej niewydolności krążenia, w ostatnio 
przebytym zawale serca, jaskrze, zakażeniach grzybiczych lub wirusowych, hiperlipidemii, hipoalbuminemii. 
Długotrwałe stosowanie prednizonu może powodować zaćmę, jaskrę z możliwością uszkodzenia nerwów 
wzrokowych, a także zwiększać ryzyko wtórnych zakażeń grzybiczych lub wirusowych. Prednizon podawany 
w średnich i dużych dawkach może powodować wzrost ciśnienia tętniczego, retencję wody i sodu 
oraz zwiększone wydalanie potasu. Może być konieczne ograniczenie sodu w diecie oraz suplementacja 
potasu. 

Prednizon powoduje także zwiększone wydalanie wapnia. 

W razie perforacji w obrębie przewodu pokarmowego u pacjentów leczonych dużymi dawkami prednizonu, 
objawy zapalenia otrzewnej mogą być nieznaczne lub nie wystąpić wcale. 
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Dzieci leczone długotrwale należy obserwować celem wykrycia wystąpienia zaburzeń wzrostu i rozwoju. 

U niektórych pacjentów glikokortykosteroidy mogą zwiększać lub zmniejszać ruchliwość i liczbę plemników. 

U pacjentów leczonych kortykosteroidami należy kontrolować czynność nadnerczy, stężenia elektrolitów, 
stężenie glukozy we krwi, czas protrombinowy (u pacjentów otrzymujących leki przeciwzakrzepowe z grupy 
kumaryny), wykonywać badania okulistyczne, badać kał na obecność krwi utajonej. 

Preparat Encorton zawiera laktozę i nie powinien być stosowany u pacjentów z rzadko występującą dziedziczną 
nietolerancją galaktozy, niedoborem laktazy Lappa lub zespołem złego wchłaniania glukozy-galaktozy. 

Odnalezione komunikaty na stronach EMA, FDA, URPL 

Na stronach EMA, FDA i URPL nie odnaleziono komunikatów dotyczących bezpieczeństwa prednizonu. 
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9. Kluczowe informacje i wnioski 

Przedmiot zlecenia MZ 
Na podstawie art. 40 ust. 1 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji leków, środków spożywczych 

specjalnego przeznaczenia żywieniowego oraz wyrobów medycznych (Dz. U. z 2020 r., poz. 357), w związku 

z art. 31n pkt 5 oraz art. 31s ust. 6 pkt 5 ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o świadczeniach opieki zdrowotnej 

finansowanych ze środków publicznych (Dz.U. z 2020 r., poz. 945), pismem z dnia 05.05.2020 r. 

znak PLR.4504.321.2020.DK  

(data wpływu do AOTMiT: 06.05.2020 r.) Minister Zdrowia przekazał Agencji Oceny Technologii Medycznych  

i Taryfikacji (AOTMiT) zlecenie dotyczące oceny zasadności objęcia refundacją ze środków publicznych leków 

zawierających substancję czynną: 

• prednisonum, 

w zakresie wskazania do stosowania lub dawkowania, lub sposobu podawania odmiennego niż określone 

w Charakterystyce Produktu Leczniczego, tj. miopatia wrodzona u dzieci do 18 roku życia. 

Problem zdrowotny 

Miopatie wrodzone to choroby mięśni uwarunkowane genetycznie, w których na podstawie badania 
histopatologicznego wycinka mięśniowego zidentyfikowano swoiste zmiany strukturalne włókien mięśniowych. 
Nieprawidłowości strukturalne włókien mięśniowych ujawniają się klinicznie osłabieniem mięśni i napięcia 
mięśniowego. 

Miopatie wrodzone są spowodowane mutacjami genów warunkujących prawidłową czynność elementów 
kurczliwych komórek mięśniowych w przeciwieństwie do dystrofii mięśniowych, wywołanych zazwyczaj 
destabilizacją błony komórkowej lub błony jądrowej komórek mięśniowych. 

To grupa chorób heterogennych, zarówno klinicznie, jak i genetycznie. Swoiste dla danej miopatii wrodzonej 
zmiany histopatologiczne mogą być wywołane mutacjami różnych genów, natomiast mutacja pojedynczego 
genu może być przyczyną różnych miopatii, nawet w  jednej rodzinie. Na przykład mutacja α-tropomiozyny 
może stać się przyczyną miopatii nitkowatej lub wrodzonej dysproporcji typów włókien mięśniowych. 

Alternatywne technologie medyczne 

Komparatorem dla prednizonu w przypadku pacjentów pediatrycznych z miopatią wrodzoną będzie 
prawdopodobnie leczenie objawowe obejmujące fizykoterapię. 

Analiza skuteczności 

Nie odnaleziono badań spełniających predefiniowane kryteria włączenia do analizy. 

Analiza bezpieczeństwa 

Nie odnaleziono badań spełniających predefiniowane kryteria włączenia do analizy. 

Rekomendacje kliniczne i refundacyjne 

W wyniku wyszukiwania odnaleziono tylko dwie rekomendacje odnoszącą się do miopatii wrodzonych 
ICSCCMD 2010, ICSCCM 2012, które dotyczyły głównie interwencji niefarmakologicznych i nie zawierały 
informacji 
o kortykosteroidach. Ze względu na odległą datę publikacji wspomnianych wytycznych oraz brak odniesienia 
do kortykosteroidów rozszerzono wyszukiwanie wytycznych na miopatie o podłożu genetycznym w populacji 
pediatrycznej, które nie są kwalifikowane do „miopatii wrodzonych”. W poniższej tabeli przedstawiono przegląd 
interwencji farmakologicznych rekomendowanych w wytycznych praktyki klinicznej w miopatiach o podłożu 
genetycznym dla populacji pediatrycznej. 

Zgodnie z odnalezionymi wytycznymi prednizon jest rekomendowany w leczeniu dystrofii mięśniowej 
Duchenne’a/Beckera (SEN 2019, DMDCCWG 2018, NDDBAN 2017, AAN 2016) i młodzieńczym zapaleniu 
skórno-mięśniowym (Żuber 2019). W przypadku dystrofii twarzowo-łopatkowo-ramieniowej (AAN 2015) 
uznano, że dane są niewystarczające, aby potwierdzić lub obalić wpływ prednizonu na siłę mięśni. 
Rekomendacje, 
które wskazują na korzystny efekt kliniczny predniozonu wspominają o lepszej kontroli choroby (młodzieńcze 
zapalenie skórno-mięśniowe) oraz działaniu przeciwzapalnym i zwiększającym siłę mięśni szkieletowych 
(dystrofia mięśniowa Duchenne’a).  
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Nie odnaleziono rekomendacji dotyczących finansowania prednizonu w ocenianym wskazaniu. 

Wydatki na finansowanie ocenianej technologii ze środków publicznych w Polsce 

Z uwagi na brak dokładnych danych o populacji docelowej i terapii, niemożliwe jest oszacowanie wpływu 
sfinansowania przedmiotowej technologii w ramach ocenianego wskazania off-label na wydatki podmiotu 
zobowiązanego do finansowania świadczeń ze środków publicznych i świadczeniobiorców. 

Opinia ekspertów klinicznych 

Wystąpiono z prośbą o opinię do 3 ekspertów klinicznych. Do dnia zakończenia prac nad niniejszym 

opracowaniem otrzymano jedną opinię – Dr hab. n. med. Krystyna Szymańska, Konsultant Wojewódzki  

w dziedzinie neurologii dziecięcej. Wg eksperta istotny klinicznie punkt końcowy u pacjentów z miopatią 

wrodzoną to: „zaprzestanie samodzielnego chodzenia, wystąpienie kardiomiopatii oraz przeżywalność”. Dr hab. 

n. med. Krystyna Szymańska zwróciła również uwagę, że „wrodzone miopatie są heterogenną grupą do której 

zaliczają się miopatie „klasyczne” oraz część autorów włącza do tej grupy dystofinopatie. Dystrofia mięśniowa 

Duchenne’a jest leczona sterydami.” 










