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Opinia Rady Przejrzystosci
nr 216/2020 z dnia 7 wrze$nia 2020 roku
w sprawie oceny zasadnosci finansowania ze srodkow publicznych,
w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowych, leku
Soliris (ekulizumab) we wskazaniu: atypowy zespd6t hemolityczno -
mocznicowy (aHUS) (ICD-10: D59.3)

Rada Przejrzystosci uwaza za zasadne finansowanie ze srodkow publicznych,
w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowych, leku Soliris
(ekulizumab), koncentrat do sporzqdzania roztworu do infuzji, fiolka ¢ 300 mg
/30 ml, we wskazaniu: atypowy zespdt hemolityczno - mocznicowy (aHUS) (ICD -
10: D59.3).

Uzasadnienie

Istotnosc stanu kliniczneqo, ktoreqo dotyczy wniosek

Atypowy zespdt hemolityczno-mocznicowy (ang. atypical hemolytic uremic
syndrome, aHUS) to mikroangiopatia zakrzepowa z matoptytkowosciq
i niedokrwistoscig hemolitycznq, spowodowana niekontrolowanqg aktywacjq
uktadu dopetniacza, z dominujgcym w obrazie klinicznym uposledzeniem
czynnosci nerek. Skutkiem nastepstw ocenianej choroby jest przedwczesny zgon.
W ciggu 3 lat od zachorowania na aHUS do ciezkiej przewlektej niewydolnosci
nerek lub zgonu dochodzi u 40-50% chorych.

Pacjent, ktorego dotyczy wniosek nie spetnia kryteriow rozpoznania zespotu
hemolityczno-mocznicowego (brak cech niewydolnosci nerek - prawidtowe
stezenie kreatyniny w surowicy, podwyzszone stezenie mocznika wskutek
katabolizmu) i w zwiqgzku z powyziszym nie moie w chwili obecnej byc
zakwalifikowany do leczenia ekulizumabem w ramach programu lekowego
"Leczenie atypowego zespofu hemolityczno-mocznicowego." Wobec nasilenia
zmian mikroangiopatycznych na skdrze, wywiadu krwawienia do pecherzykow
ptucnych (przy drugim epizodzie przy zadowalajqcej ilosci ptytek), wyktadnikéow
mikroangiopatii narzgdowej (trombocytopenia, podwyZiszone LDH, obnizenie
stezenia haptoglobiny, obecnosc¢ schistocytow w rozmazie, biatkomocz, stezenie
dopetniacza CH50 nieco ponizej normy) pacjent wypetnia wskazania do podania
ekulizumabu w  przebiegu  mikroangiopatii  zakrzepowej  zwiqzanej
z przeszczepem szpiku (jest to chory z izolowanq wznowq ALL T-komdrkowg).

Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji
ul. Przeskok 2, 00-032 Warszawa tel. (+48 22) 101-46-00 fax (+48 22) 46-88-555
NIP 525-23-47-183 REGON 140278400

e-mail: sekretariat@aotmit.gov.pl
www.aotmit.gov.pl




Opinia Rady Przejrzystosci AOTMIT nr 216/2020 z dnia 07.09.2020 r.

Skutecznosc kliniczna i praktyczna

Podstawe do oceny efektywnosci klinicznej i praktycznej stanowiqg
3 opublikowane badania (jednoramienne badanie prospektywne 2 fazy, badanie
obserwacyjne na podstawie danych z rejestru chorych na aHUS oraz
prospektywne badanie obserwacyjne pisujgce wynik przedtuzonej obserwacji
uczestnikow wczesniejszych badan klinicznych. Woyniki badan wskazujg
na skutecznos¢ ekulizumabu w odniesieniu do mikroangiopatii zakrzepowej
oraz poprawy w zakresie funkcji nerek.

Produkt leczniczy Soliris (ekulizumab) byt juz przedmiotem oceny Agencji w 2020
r., w ramach RDTL we wskazaniu zespdt hemolityczno-mocznicowy (ICD-10:
D59.3). Zaréwno Rada Przejrzystosci i Prezes Agencji uznali za zasadne
finansowanie ze srodkoéw publicznych wnioskowanej technologii [ORP 147/2020;
RPA 65/2020].

Bezpieczenstwo stosowania

Wiekszosc raportowanych w trakcie badania zdarzen niepozgdanych zwigzanych
z leczeniem miata charakter tagodny lub umiarkowany. Nie raportowano zgonow
ani zakazen meningokokowych.

Relacja korzysci zdrowotnych do ryzyka stosowania

Relacja korzysci zdrowotnych do ryzyka stosowania zostata oceniona pozytywnie
na etapie rejestracji leku.

Konkurencyjnosc¢ cenowa

Koszt 3 miesiecy terapii produktem leczniczym Soliris (ekulizumab) jest bardzo
wysoki.

Wptyw na wydatki podmiotu zobowigzaneqgo do finansowania sSwiadczen
ze srodkow publicznych i swiadczeniobiorcow

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

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

Dla ocenianej technologii lekowej nie ma 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 $wiadczeniach opieki zdrowotne;j
finansowanych ze s$rodkéw publicznych (Dz. U. z 2020 r., poz. 1398), z uwzglednieniem opracowania
nr: 0T.422.95.2020 ,,Soliris (ekulizumab) we wskazaniu: atypowy zespét hemolityczno - mocznicowy (aHUS) (ICD-
10: D59.3)”, data ukonczenia: 2 wrzesnia 2020 r.



