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Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 353/2020 z dnia 28 grudnia 2020 roku
w sprawie oceny zasadnosci finansowania ze srodkow publicznych,
w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowych,
leku Jakavi (ruksolitynib) we wskazaniu: przewlekta choroba uktadu
wytworczego szpiku (samoistne widknienie szpiku) (ICD-10: D47.1)
leczenie pomostowe przed allo - HST

Rada Przejrzystosci uwaza za zasadne finansowanie ze srodkow publicznych,
w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowych, leku Jakavi
(ruksolitynib), tabletki 20 mg, we wskazaniu: przewlekta choroba uktadu
wytworczego szpiku (samoistne widknienie szpiku) (ICD-10: D47.1) — leczenie
pomostowe przed allo - HST.

Uzasadnienie

Istotnosc stanu klinicznego, ktoreqgo dotyczy wniosek

Witdknienie szpiku, czyli mielofibroza (MF, Mpyelofibrosis) pierwotna powstaje
Z nieznanej przyczyny, prowadzi do uposledzenia wytwarzania elementow
morfotycznych krwi w szpiku, co wywotuje powiekszenie sledziony, ktora probuje
przejgc funkcje krwiotworzenia. Choroba czesto prowadzi do niedokrwistosci,
rzadziej do ostrej biataczki szpikowej oraz przedwczesnego zgonu.

Ruksolitynibem (Jakavi) ma byc¢ leczony pacjent z rozpoznanym w 2019 r.
samoistnym wtdknieniem szpiku JAK2(-), CALR+, TET2+. W czerwcu 2019 r.
rozpoczeto leczenie ruksolitynibem, w ramach programu lekowego NFZ,
ale nie uzyskano efektu redukcji sledziony i w styczniu 2020 r. lek zostat
odstawiony. Zastosowano hydroksymocznik HU i peg INF alfa 45 mcg oraz
90 mcg. Ze wzgledu na mtody wiek pacjenta planowane jest wykonanie
allotransplantacji  komdrek macierzystych uktadu krwiotworczego
(hematopoietic cell transplantation — HCT). Wg konsultanta wojewddzkiego
w dziedzinie hematologii, optymalnym leczeniem pomostowym przed allo-HCT
jest zastosowanie ruksolitynibu, gdyz poprawia on wyniki allo-HCT. Od maja
2019 r. pacjent, z powodu przebytej zakrzepicy zyty wrotnej, otrzymywat
Neoparin w dawce 100 mg rano + 80 mg wieczorem. Od 06.2019 r. pacjent
otrzymuje Encorton 20 mg rano, aktualnie zalecono zwiekszenie dawki
do 30 mg/d (od 03.09.2019 r.). Niedawno przetoczono mu 2j KKCz podczas
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hospitalizacji w Stupsku. Pacjenta nie mozna wtgczy¢ do Programu Lekowego
,Leczenie mielofibrozy pierwotnej oraz mielofibrozy wtdrnej w przebiegu
czerwienicy prawdziwej i nadptytkowosci samoistnej (ICD10: D47.1)”, poniewaz
nie spetnia kryteriow kwalifikacji (brak powiekszenia sledziony).

Pomimo standardowego leczenia, pacjent wymagat zwiekszenia dawkowania
enkortonu do 30 mg/d oraz musiat miec przetaczang krew, co wskazuje na matq
skutecznos$¢ terapii. Sledziona ulegta zmniejszeniu, co mogto by¢ opdéznionym
skutkiem stosowania ruksolitynibu. Mozna przypuszczac, ze zastosowanie Jakavi
moze by¢ wskazanq opcjq terapeutyczng przed allo-HST.

Skutecznosc¢ kliniczna i praktyczna

Brak jest badari randomizowanych, odnoszqcych sie do skutecznosci
i bezpieczenstwa leczenia ruksolitynibem pacjentow z pierwotnym wtoknieniem
szpiku, bez powiekszenia Sledziony, ktdrzy kwalifikujg sie do allo HCT.
Odnaleziono jednak opisy serii przypadkdw, w ktorych czes¢ pacjentow nie miata
powiekszonej Sledziony (lub powiekszenie sledziony nie byto kryterium
wigczenia), ktdre wskazujg na mozliwe korzysci z zastosowania Jakavi w leczeniu
pomostowym u chorych z mielofibrozq bez powiekszenia sledziony.

W kilku badaniach efektywnosc¢ ruksolitynibu w leczeniu mielofibrozy byta
podobna u pacjentow z powiekszeniem sledziony i brakiem powiekszenia tego
narzqdu (Salit 2019, Gupta 2019, Shahnaz 2018, Kréger 2018). W badaniu JUMP
w grupie pacjentdow bez powiekszenia sledziony zaobserwowano poprawe jakosci
zycia w skali FACT-Lym TS i FACIT-Fatigue (odpowiednio 110,4 i 31,7), podobnie
jak u pacjentow z powiekszong sledziong (odpowiednio 117,0i 32,7). W badaniu
Jaekel 2014, u wszystkich 3 pacjentow bez powiekszenia sledziony obserwowano
dobrg odpowiedZ na leczenie ruksolitynibem przed allo-HCT oraz remisje
choroby.

Bezpieczenstwo stosowania

Zgodnie z ChPL, do bardzo czesto (21/10) wystepujgcych dziatan niepozgdanych
produktu leczniczego Jakavi (ruksolitynib) u pacjentow z PV i u pacjentow
z MF nalezq: zapalenie ptuc i zakazenia uktadu moczowego, podipasiec,
niedokrwistosc, matoptytkowosc, neutropenia, krwawienia
(w tym srédczaszkowe i z przewodu pokarmowego), przyrost masy ciata, bdle
i zawroty gtowy, zwiekszenie aktywnosci lipazy, aminotransferazy alaninowej
i asparaginianowej oraz nadcisnienie.

Relacja korzysci zdrowotnych do ryzyka stosowania

Lek Jakavi jest zarejestrowany w ,leczeniu powiekszenia sledziony zwiqgzanego
z chorobg lub objawdw wystepujgcych u dorostych pacjentow z pierwotnym
wtoknieniem szpiku, widknieniem szpiku poprzedzonym czerwienicq prawdziwqg
lub witdknieniem szpiku poprzedzonym nadptytkowosciq samoistnq”. Zgodnie
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zraportem EMA, korzysci ze stosowania ruksolitynibu u pacjentow
z MF przewazZajq nad ryzykiem.
Konkurencyjnos¢ cenowa

Wedtug wniosku zatqczonego do zlecenia MZ, koszt 3-miesiecznej terapii jednego
pacjenta produktem Jakavi wynosi _ PLN (netto) / _ PLN
(brutto). Koszt ten na podstawie aktualnego Obwieszczenia MZ wynosi
58 921,77 PLN (brutto).

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

Ze wzgledu na brak danych, niemozliwe jest oszacowanie wielkosci populacji
docelowej.

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

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 $rodkéw publicznych (Dz. U. z 2020 r., poz. 1398), z uwzglednieniem opracowania
nr: 0T.422.161.2020 ,Jakavi (ruksolitynib) we wskazaniu: przewlekta choroba uktadu wytwdrczego szpiku
(samoistne witdknienie szpiku) (ICD-10: D47.1) leczenie pomostowe przed allo - HST”, data ukonczenia:
22.12.2020 .



KARTA NIEJAWNOSCI

Dane zakreslone kolorem czarnym stanowiq informacje publiczne podlegajgce wylgczeniu
ze wzgledu na tajemnice przedsiebiorcow Novartis Europharm Limited.

Zakres wylgczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem Novartis Europharm Limited
0 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: Novartis Europharm
Limited.



