Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 173/2020 z dnia 13 lipca 2020 roku
w sprawie oceny zasadnosci finansowania ze srodkow publicznych,
w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowych, leku
Venclyxto (wenetoklaks) we wskazaniu: pierwotna biataczka
plazmocytowa (ICD-10 C90.1)

Rada Przejrzystosci uwaza za zasadne finansowanie ze srodkow publicznych,
w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowych, lekow:

e Venclyxto (wenetoklaks), 14 tab. powlekanych a 10 mg,
kod EAN 8054083013688,

e Venclyxto (wenetoklaks), 7 tab. powlekanych a 50 mg,
kod EAN 8054083013718,

e Venclyxto (wenetoklaks), 7 tab. powlekanych a 100 mg,
kod EAN 8054083013695,

e Venclyxto (wenetoklaks), 14 tab. powlekanych a 100 mg,
kod EAN 8054083013701,

e Venclyxto (wenetoklaks), 112 tab. powlekanych a 100 mg,
kod EAN 8054083013916

we wskazaniu: pierwotna biataczka plazmocytowa (ICD-10 C90.1).

Uzasadnienie

Istotnosc stanu kliniczneqo, ktoreqo dotyczy wniosek

Biataczka plazmatycznokomdrkowa (ang. plasma cell leukemia, PCL) (ICD-10
C90.1) to nowotworowy rozrost plazmocytow o agresywnym przebiegu.
Wyrdznia sie pierwotng postac PCL i wtdrng, ktora wystepuje jako schytkowe
stadium szpiczaka mnogiego. Jest to choroba rzadka (4/10 000 000 os6b na rok),
w pofowie jako pierwotna PCL. Translokacja t(11;14) wystepuje u 26-60%
pacjentow z pierwotng PCL i wigZze sie z wysokq ekspresjq biatka
antyapoptotycznego Bcl-2. Venclyxto jest jego selektywnym inhibitorem.

Zgodnie ze zleceniem, wenetoklaks miatby byc¢ stosowany u pacjenta, u ktorego
stosowano m.in. tgcznie 3 cykle VDT-PACE (bortezomib, deksametazon,
talidomid, cisplatyna, doksorubicyna, cyklofosfamid, etopozyd), uzyskujgc
bardzo dobrq odpowiedz czesciowq. Pacjent nie mdgt jednak miec
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autologicznego przeszczepienia komadrek krwiotworczych, gdyz nie zmobilizowat
dostatecznej ilosci komdrek macierzystych. Wykazano u niego istnienie
translokacji pomiedzy chromosomami 11 i 14 pary w regionie prgzkow 11q13
i 14q32.

Lek Venclyxto nie podlegat ocenie Agencji w analizowanym wskazaniu.
Skutecznosc kliniczna i praktyczna

W ramach przeglqgdu nie odnaleziono przekonujgcych dowodow skutecznosci
leku.

Odnaleziono tylko 3 opisy przypadkow: Jelinek 2019, w ktorym wenetoklaks
stosowany byt w monoterapii oraz Gonsalves 2017 i Nalghranyan 20189,
w ktorych stosowany byt w skojarzeniu.

We wszystkich 3 przypadkach terapie wenetoklaksem rozpoczeto ze wzgledu
na obecnosc translokacji pomiedzy chromosomami 11 i 14 pary, uzyskujgc petng
remisje choroby. Lek stosowany byt w innej dawce niz wnioskowana.

Bezpieczenstwo stosowania

Lek jest stosunkowo bezpieczny i byt dobrze tolerowany u 3 opisanych pacjentow.
Relacja korzysci zdrowotnych do ryzyka stosowania

Ostrej biataczki plazmatycznokomorkowej nie ma we wskazaniu rejestracyjnym
produktu leczniczego Venclyxto, wiec EMA nie przeprowadzita oceny relacji
korzysci do ryzyka.

Nie otrzymano opinii od Zadnego z poproszonych o opinie ekspertow.
Konkurencyjnos¢ cenowa

Nie odnaleziono danych, pozwalajgcych na okreslenie uzytecznosci
wenetoklakstu u pacjentow z biataczkq plazmatycznokomorkowq.

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

tgczny koszt 3-mies. terapii wenetoklaksem brutto wynosi - PLN. Koszt
ten jest - od wyliczonego na podstawie Obwieszczenia MZ (55,3 tys. PLN
brutto).

Oszacowania populacji dokonano na podstawie danych o stosowaniu produktu
Darzalex (daratumumab) w PCL, przyjmujgc, ze w pierwotnej postaci choroby
43% pacjentow ma translokacje miedzy chromosomami 11 i 14 pary. Schemat
dawkowania wenetoklaksu oparto o ChPL.

Przy zatozeniu, Zze pacjenci z populacji docelowej bedq leczeni przez 12 miesiecy,
roczny koszt terapii wenetoklaksem dla ptatnika publicznego dla 56 pacjentow
wyniesie odpowiednio:

e Ok _ przy uwzglednieniu ceny ze zlecenia MZ;
e 0k. 16,96 min PLN przy uwzglednieniu ceny z Obwieszczenia MZ.
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Powyzsze obliczenia mogq nie odzwierciedla¢ rzeczywistych wydatkow
ponoszonych przez ptatnika publicznego, gtownie ze wzgledu na niepewnosci,
dotyczgce oszacowania liczebnosci populacji docelowe;.

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

Europejskie wytyczne EMN 2018 w PCL nawrotowej lub opornej na leczenie
zalecajqg stosowanie terapii skojarzonej lenalidomidem lub bortezomibem oraz
rozwazenie stosowania nowych terapii, takich jak: kenalidomid lub pomalidomid
z deksametazonem i karfilzomibem Iub przeciwciatami monoklonalnymi
(daratumumab lub elotuzumab).

U pacjenta zastosowano juz rekomendowane przez wytyczne terapie, tj. schemat
VDT-PACE oraz leczenie immunomodulujgce (talidomid) w potgczeniu
zinhibitorem proteasomu (bortezomib). W zwiqzku z powyiszym,
z potencjalnych komparatorow wykluczono réwniez nowe terapie, tj. inhibitory
proteasomow (karfilzomib) i immunoterapie (lenalidomid, pomalidomid
i kenalidomid).

Biorgc pod uwage powyisze argumenty, jako komparator dla technologii
wnioskowanej, przyjeto brak aktywnego leczenia (przy rdéwnoczesnym
stosowaniu najlepszej terapii wspomagajgcej).

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 $rodkéw publicznych w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowych
nr: 0T.422.72.2020 ,,Venclyxto (wenetoklaks) we wskazaniu pierwotna biataczka plazmocytowa (ICD 10 C90.1)".
Data ukoriczenia: 9.07.2020.



KARTA NIEJAWNOSCI

Dane zakreslone kolorem czarnym stanowiq informacje publiczne podlegajgce wylgczeniu
ze wzgledu na tajemnice przedsiebiorcow AbbVie Deutschland GmbH & Co. KG.

Zakres wylgczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem AbbVie Deutschland GmbH &
Co. KG. 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: AbbVie Deutschland
GmbH & Co. KG.



