Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 186/2020 z dnia 27 lipca 2020 roku
w sprawie oceny zasadnosci finansowania ze srodkow publicznych,
w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowych, leku
Cabometyx (kabozantynib) we wskazaniu: zaawansowany rak
brodawkowaty nerki z przerzutami (ICD-10: C64.9)

Rada Przejrzystosci uwaza za zasadne finansowanie ze srodkow publicznych,
w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowych, leku Cabometyx
(kabozantynib), tabletki @ 60 mg we wskazaniu: zaawansowany rak
brodawkowaty nerki z przerzutami (ICD-10: C64.9).

Uzasadnienie

Istotnosc stanu kliniczneqgo, ktoreqo dotyczy wniosek

Zdaniem Konsultanta Wojewoddzkiego opiniujgcego wniosek: , Przystany
do zaopiniowania wniosek dotyczy 35-letniego chorego z progresjq raka
brodawkowatego (niejasnokomorkowego) nerki z przerzutami w weztach
chtonnych, waqtrobie, nerkach, nadnerczach, trzustce i kosciach, po trzech
miesiqcach leczenia temsyrolimusem w ramach dostepnego programu lekowego
(od lutego do maja 2020). Rzadki typ nowotworu jest powodem braku danych
na temat optymalnego postepowania terapeutycznego. Dysponujemy wiedzq
opartg o analizy podgrup w duZych badaniach z randomizacjq bgdz badania
na niewielkich liczebnie grupach chorych z roznymi rozpoznaniami
niejasnokomorkowych nowotworow nerek. Chory jest mtody. Pomimo znacznego
zaawansowania i progresji w wielu narzgdach migzszowych jego stan ogdlny jest
stabilny od grudnia 2019. Wobec wyczerpania dostepnych metod leczenia, braku
standarddw oraz danych wskazujgcych na skutecznos¢ immunoterapii w rakach
niejasnokomorkowych, niezaleznie od linii leczenia zasadne jest podjecie proby
takiej terapii.”

Skutecznosc kliniczna i praktyczna

Nie zidentyfikowano badan dotyczqcych skutecznosci klinicznej. Dla oceny
skutecznosci praktycznej przeanalizowano 3 badania retrospektywne: Campbell
2018, Chanza 2019 i Prisciandaro 2019.
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W badaniach Campbell 2018, Chanza 2019 i Prisciandaro 2019 mediana
przezycia wolnego od progresji choroby wynosita od 7 do 8 miesiecy.
Mediana przezycia catkowitego w dwdch pierwszych badaniach wyniosta od 12
do 24 miesiecy, natomiast w badaniu Prisciandaro 2019 mediana przezycia
catkowitego nie zostata osiggnieta; roczne przezycie catkowite wyniosto okoto
60%.

Bezpieczenstwo stosowania

Najczestszymi zdarzeniami niepozgdanymi byty: zmeczenie, biegunka, reakcje
skorne dfoniowo-podeszwowe, nadcisnienie, spadek masy ciata/anoreksja,
nudnosci, zapalenie bton sluzowych, zakrzepica zyt gtebokich/zatorowosc ptucna,
zwiekszenie poziomu aminotransferaz, niedoczynnosc tarczycy oraz biatkomocz
nerczycowy.

Relacja korzysci zdrowotnych do ryzyka stosowania

Wskazanie, ktorego dotyczy wniosek nie zawiera sie we wskazaniu
rejestracyjnym produktu leczniczego Cabometyx. Dla niniejszego wskazania EMA
nie przeprowadzita oceny relacji korzysci do ryzyka.

Konkurencyjnosc¢ cenowa

W ocenianym wskazaniu brak jest aktywnej technologii alternatywnej
dla ocenianej technologii lekowej, w zwigzku 2z czym odstgpiono
od przedstawienia jej kosztu.

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

Wedtug wniosku zatfqczonego do zlecenia MZ koszt 3-miesiecznej terapii
1 pacjenta wynosi: _zf brutto i jest - niz wyliczony na podstawie
obwieszczenia MZ (95 800,32 zt brutto).

Ze wzgledu na brak danych nie jest mozliwe oszacowanie liczby pacjentow,
u ktorych mozna zastosowac wnioskowanq technologie lekowg w ramach RDTL.

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

Biorgc pod uwage odnalezione wytyczne kliniczne oraz dotychczasowe leczenie
pacjenta (temsyrolimus) mozna stwierdzic, ze dla ocenianej technologii lekowej
nie ma technologii alternatywnej, rozumianej jako aktywne leczenie.

Wedtug Rekomendacji PTU leczenie chorych z zaawansowanym / przerzutowym
rakiem nerki ma charakter multidyscyplinarny i wielokierunkowy. Istotnym
elementem leczenia tych chorych jest immunoterapia wykorzystujgca m.in.
ipilimumab, niwolumab, interferon alfa, bewacyzumab oraz interleukine 2.
Wazing role odgrywajq rowniez terapie celowane z inhibitorami kinazy
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tyrozynowej (sorafenib, sunitynib, pazopanib, aksytynib, kabozantynib,
lenwatynib, tiwozanib) oraz inhibitory mTOR (temsirolimus, ewerolimus).

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 31s ust. 6 pkt 4 ustawy z 27 sierpnia 2004 r. o Swiadczeniach opieki zdrowotnej
finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2019 r., poz. 1373 z pdzn. zm.), z uwzglednieniem opracowania

nr: 0T.422.77.2020 ,Cabometyx (kabozantynib) we wskazaniu: zaawansowany rak brodawkowaty nerki
z przerzutami (ICD-10: C64.9)”, data ukonczenia: 22.07.2020 r.



KARTA NIEJAWNOSCI

Dane zakreslone kolorem czarnym stanowiq informacje publiczne podlegajgce wytgczeniu ze
wzgledu na tajemnice przedsiebiorcow (1psen Pharma)

Zakres wylgczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem 1psen Pharma 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. 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: Ipsen Pharma.



