Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 204/2020 z dnia 31 sierpnia 2020 roku
w sprawie oceny zasadnosci finansowania ze srodkow publicznych,
w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowych, leku
Vitrakvi (larotrektynib) we wskazaniu: rak brodawkowaty tarczycy
(ICD-10: C73) u pacjenta pediatrycznego

Rada Przejrzystosci uwaza za zasadne finansowanie ze srodkow publicznych,
w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowych, leku Vitrakvi
(larotrektynib), roztwor doustny d 20 mg/ ml we wskazaniu: rak brodawkowaty
tarczycy (ICD-10: C73) u pacjenta pediatrycznego, pod warunkiem obecnosci
genu fuzyjnego NTRK, jak u wnioskowanego pacjenta.

Uzasadnienie

Istotnosc stanu kliniczneqo, ktoreqo dotyczy wniosek

Eksperci kliniczni wskazali, ze skutkami nastepstw ocenianego wskazania sq:
przedwczesny zgon, niezdolnos¢ do samodzielnej egzystencji oraz obnizenie
jakosci zycia. Nieopanowana choroba prowadzi do smierci.

Skutecznosc kliniczna i praktyczna

EMA w swoim raporcie oceniajgcym potwierdzita skutecznosc larotrektynibu
we wskazaniu rejestracyjnym (tj. u pacjentow z guzami litymi, w tym z rakiem
tarczycy, wykazujgcymi fuzje genu NTRK). Wskazano, iz relacja korzysci
zdrowotnych do ryzyka stosowania larotrektynibu jest pozytywna dla
zarejestrowanych wskazan (oceniane wskazanie zawiera sie we wskazaniu
zarejestrowanym). Skutecznosc i bezpieczenstwo larotrektynibu w leczeniu raka
guzow litych z przerzutami potwierdzono w badaniach klinicznych wysokiej
jakosci. W zwigzku z brakiem wynikow dla subpopulacji pediatrycznej z rakiem
tarczycy, wyniki badan przedstawiono dla populacji ogdlnej (dorosli i dzieci), dla
ktorej dostepne byty nieliczne wyniki dla raka tarczycy oraz dla populacji
pediatrycznej, dla ktdrej dostepne byty wyniki dla chorych z nowotworami litymi
ogotem. Zgodnie z raportem EMA z 2019 r. w podgrupie pediatrycznej
z nowotworami litymi z obecnosciq genu fuzyjnego NTRK, odpowiedz na leczenie
uzyskato 81% pacjentow. W analizie Hong 2020 odpowiedZ na leczenie uzyskato
79% pacjentow z rakiem tarczycy z genem fuzyjnym NTRK. Zgodnie z raportem
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EMA z 2019 r. w populacji ogdlnej z rakiem tarczycy z obecnosciq genu fuzyjnego
NTRK odpowiedz na leczenie uzyskato 70% pacjentow

Zgodnie z opinig ekspertow, larotrektynib w badaniach klinicznych wykazywat
wysokq skutecznosc i bardzo dobry profil bezpieczenstwa.

Bezpieczenstwo stosowania

W publikacji Hong 2020 najczesciej raportowano zdarzenia niepozgdane 1-2.
stopnia. Wskazano, ze rodzaj i czestotliwos¢ wystepowania zdarzen
niepozgdanych u dorostych i dzieci byty podobne. U 39% pacjentow dorostych
oraz u 7% pacjentow pediatrycznych raportowano zdarzenia niepozqdane 3. lub
4. stopnia. Zwiqzane z leczeniem zdarzenia niepozqdane raportowano u 13%
pacjentow dorostych oraz u <1% pacjentow pediatrycznych. Zgodnie z ChPL
Vitrakvi , Efekt moze byc ilosciowo rdozny w zaleznosci od rodzaju guza, jak
rowniez towarzyszqcych zmian genetycznych (...). Dlatego Vitrakvi nalezy
stosowac tylko, jesli nie ma zadowalajgcych opcji leczenia, dla ktorych ustalono
korzysci kliniczne lub gdy takie mozliwosci leczenia zostaty wyczerpane (tj. brak
zadowalajgcych mozliwosci leczenia).”

Relacja korzysci zdrowotnych do ryzyka stosowania

Produkt leczniczy Vitrkavi zostat zarejestrowany zgodnie z wymaganiami
europejskiego prawa farmaceutycznego, co oznacza, ze relacja korzysci do ryzyka
ocenianej terapii jest pozytywna.

Konkurencyjnos¢ cenowa

Wedtug wniosku zatgczonego do zlecenia MZ koszt 3 miesiecznej terapii wynosi:

- PLN brutto.

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

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 swiadczeniach,
oraz jej efektywnosc kliniczna i bezpieczenstwo stosowania

Biorgc pod uwage art. 47d ust 1 ustawy o swiadczeniach, w ktorym wskazano,
ze oceniang technologie lekowq mozna zastosowac, jezeli u danego pacjenta
zostaty wyczerpane wszystkie mozliwe do zastosowania w danym wskazaniu
dostepne technologie medyczne finansowane ze Srodkow publicznych oraz
odnalezione wytyczne kliniczne, uznano, ze nie ma technologii alternatywnej dla
ocenianej technologii lekowej, 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 2020 r., poz. 1398), z uwzglednieniem opracowania nr:
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0T.422.89.2020 ,Vitrakvi (larotrektynib) we wskazaniu: rak brodawkowaty tarczycy (ICD-10: C73) u pacjenta
pediatrycznego:, data ukonczenia: 26.08.2020 r.



KARTA NIEJAWNOSCI

Dane zakreslone kolorem czarnym stanowiq informacje publiczne podlegajqce wylgczeniu ze
wzgledu na tajemnice przedsigbiorcow (Bayer AG).

Zakres wylgczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem Bayer AG 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.
z2018 r., poz. 419).

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

Podmiot w interesie ktorego dokonano wylgczenia jawnosci: Bayer AG.



