Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 1/2021 z dnia 4 stycznia 2021 roku
w sprawie oceny leku Jinarc (tolvaptanum) w ramach programu
lekowego ,Leczenie autosomalnie dominujgcej postaci zwyrodnienia
wielotorbielowatego nerek (ICD-10 Q 61.2)”

Rada Przejrzystosci uznaje za niezasadne objecie refundacjq produktow
leczniczych:
e Jinarc (tolvaptanum), tabletki, 30 mg; 90 mg, 56 tabl., EAN: 05038256002139

e Jinarc (tolvaptanum), tabletki, 30 mg; 60 mg, 56 tabl., EAN: 05038256002122

e Jinarc (tolvaptanum), tabletki, 15 mg; 45 mg, 56 tabl., EAN: 05038256002115
w ramach programu lekowego ,Leczenie autosomalnie dominujqcej postaci
zwyrodnienia wielotorbielowatego nerek (ICD-10 Q 61.2)".

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Autosomalna dominujgca torbielowatos¢ nerek (ADPKD) jest ogdlnoustrojowq
chorobqg genetyczng, dziedziczonq w sposob autosomalny dominujgcy.
Charakteryzuje sie rozwojem | wzrostem torbieli w nerkach, co prowadzi
do nadcisnienia tetniczego, zakazen uktadu moczowego, a w koricu ich catkowitej
niewydolnosci. Czestos¢ wystepowania autosomalnie dominujgcej postaci
zwyrodnienia wielotorbielowatego nerek szacuje sie w krajach Unii Europejskiej
na 4 przypadki na 10 tys. 0s6b co oznacza, iz choroba ta spetnia kryteria choroby
rzadkiej. Tolwaptan (TOL), antagonista ADH jest rekomendowany w leczeniu
chorych na ADPKD, , gdyz hamuje tworzenie torbieli przez co hamuje pogorszenie
funkcjonowania nerek u chorych na ADPKD.

Zgodnie z CHPL produkt Jinarc jest wskazany do stosowania w celu spowolnienia
postawania torbieli i progresji uposledzenia czynnosci nerek w autosomalnie
dominujgcej postaci zwyrodnienia wielotorbielowatego nerek (ADPKD)
u dorostych pacjentow z przewlektq chorobg nerek (PChN) w stadium od 1. do 3.
W momencie rozpoczecia leczenia, ktdrzy wykazujq szybki postep choroby.

Dowody naukowe

Randomizowane, podwdjnie zaslepione badanie TEMPO 3:4, w ktorym
przeprowadzono porownawczg ocene skutecznosci i bezpieczenstwa TOL
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wzgledem najlepszego leczenia wspomagajgcego w populacji dorostych chorych
na ADPKD z przewlektq chorobq nerek w stadium od 1. do 3. spadek wartosci
eGFR od zakoriczenia dostosowywania dawki do zakoriczenia leczenia w grupie
stosujgcej TOL byt mniejszy niz w grupie kontrolnej i wynosit 2,72 ml/min/1,73
m2 na rok (w grupie kontrolnej wynosit on 3,70 ml/min/1,73 m2 na rok,
Obiektywna korzys¢ wynosita jedynie 1 ml/min/1,73 m2 na rok.
Badanie to wtgczono do przeglgdu systemowego Baur 2014.
Potwierdzono w nim, ze stosowanie TOL opdzZnia zwiekszanie objetosci nerek,
opoznia pogorszenie funkcji nerek oraz zmniejsza bdl nerek.

Stosowanie TOL wiqgze sie z wystgpieniem istotnie czesciej zdarzen
niepozgdanych (np. nadmiernej nocnej diurezy) i niekiedy bardzo ciezkiego
dziatania niepozqdanego nieodwracalnego uszkodzenia wgtroby. Z tego powodu
stosowanie leku podlega w wielu miejscach intensywnemu nadzorowi n.p. Risk
Evaluation and Mitigation Strategy (REMS).

Problem ekonomiczny

Stosowanie tolwaptanu w miejsce komparatora (BSC)

Glowne argumenty decyzji

e Powazne dziatania niepozgdane.

e Brak istotnych efektow klinicznych.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt. 2 ustawy o refundacji lekéw, srodkédw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobdw medycznych (Dz. U. z 2020 r., poz. 357, z pdin. zm.),
wzw. z art. 31s ust. 6 pkt 2 ustawy z 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych
ze $Srodkéw publicznych (Dz. U. z 2020 r., poz. 1398), z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej
nr: 0T.4331.44.2020 ,Wniosek o objecie refundacjg leku lJinarc (tolwaptan) we wskazaniu: »Leczenie
autosomalnie dominujacej postaci zwyrodnienia wielotorbielowatego nerek (ICD-10 Q 61.2)«”, data ukonczenia:
23 grudnia 2020 r.



KARTA NIEJAWNOSCI

Dane zakreslone kolorem Zoltym stanowiq informacje publiczne podlegajqce wylgczeniu ze
wzgledu na tajemnice przedsiebiorcy (Swixx Biopharma sp. z 0.0.).

Zakres wylgczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem Swixx Biopharma sp. z o.0.
o zakresie tajemnicy przedsigbiorcy.

Podstawa prawna wylgczenia jawnosci: art. 5 ust. 2 ustawy z dnia 6 wrzesnia 2001 r.
o dostepie do informacji publicznej (Dz. U. 7 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.
22018 r., poz. 419).

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

Podmiot w interesie ktorego dokonano wylgczenia jawnosci: Swixx Biopharma sp. z 0.0.



