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Prezesa Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji
w sprawie zasadnosci wydawania zgody na refundacje produktu
leczniczego Vitrakvi (larotrektynib)
we wskazaniu:
rak brodawkowaty tarczycy z obecnoscig genu fuzyjnego TPR-NTRK1
u pacjenta pediatrycznego po leczeniu operacyjnym (subtotalnej
resekcji tarczycy) i leczeniu radioaktywnym jodem

Prezes Agencji rekomenduje wydawanie zgdd na refundacje produktu leczniczego Vitrakvi
(larotrektynib) we wskazaniu: rak brodawkowaty tarczycy z obecnoscig genu fuzyjnego
TPR-NTRK1 u pacjenta pediatrycznego po leczeniu operacyjnym (subtotalnej resekcji tarczycy)
i leczeniu radioaktywnym jodem.

Uzasadnienie opinii

Prezes Agencji, biorgc pod uwage dostepne dowody naukowe, wytyczne kliniczne oraz
stanowisko Rady Przejrzystosci, uwaza za zasadne finansowanie ze srodkéw publicznych leku
Vitrakvi (larotrektynib), we wskazaniu: rak brodawkowaty tarczycy z obecnoscia genu
fuzyjnego TPR-NTRK1 u pacjenta pediatrycznego po leczeniu operacyjnym (subtotalnej
resekcji tarczycy) i leczeniu radioaktywnym jodem, w trybie okreslonym w art. 39
ustawy zdnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekow, $rodkéw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2020 r. poz. 357, z pdin.
zm.). Jednoczesnie nalezy podkresli¢, ze w tozsamym przypadku zostata wydana pozytywna
opinia na finansowanie ww. technologii lekowej w trybie ratunkowego dostepu do technologii
lekowych.

Pod uwage wzieto, ze zgodnie z danymi z publikacji Hong 2020 i Laetsch 2018 zaobserwowano
znaczacg odpowiedZ na leczenie w populacji pediatrycznej (odpowiednio 92% i 93%),
niezaleznie od obecnosci genu fuzyjnego NTRK, jaki z jego obecnoscig. Wsréd opisanej
w publikacji Hong 2020 populacji ogdlnej (dorosli i dzieci), z rakiem tarczycy z genem fuzyjnym
NTRK, odpowiedZz na leczenie uzyskato 79% pacjentéw. Profil bezpieczeristwa byt
akceptowalny, w wiekszosci wystepowaty zdarzenia niepozadane 1. i 2. stopnia.

W przypadku ocenianego wniosku wyczerpano wszystkie dostepne i refundowane opcje
terapeutyczne zgodnie z wytycznymi klinicznymi i jednoczes$nie odnalezione dowody naukowe
wskazujg na mozliwe korzysci z zastosowania ocenianej technologii we wnioskowanej
populacji. Tym samym refundowanie wnioskowanej technologii uznaje sie za zasadne.
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Przedmiot zlecenia

Zlecenie Ministra Zdrowia dotyczy sporzadzenia przez Agencje opinii w sprawie wydawania
zgody na refundacje w ramach importu docelowego produktu leczniczego Vitrakvi,
Larotrektynib, roztwér doustny, fiolka @ 100 ml, 20 mg/ml, we wskazaniu: rak brodawkowaty
tarczycy z obecnoscig genu fuzyjnego TPR-NTRK1 u pacjenta pediatrycznego po leczeniu
operacyjnym (subtotalnej resekcji tarczycy) i leczeniu radioaktywnym jodem, na podstawie
art. 39 ust. 3 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2020 r.
poz. 357,z pdin. zm.).

Problem zdrowotny i istotnos¢ stanu klinicznego
Rak tarczycy jest nowotworem ztosliwym wywodzacym sie:
e 7z komérek pecherzykowych tarczycy:
o raki zréznicowane (DTC, ang. differentiated thyroid cancer):
= rak brodawkowaty (PTC, ang. papillary thyroid cancer),
= rak pecherzykowy (FTC, ang. follicular thyroid cancer),

= rak z komérek Hirthle’a (HCC, ang. Hirthle cell carcinoma); wiele
publikacji zalicza HCC jako jeden z rodzajow raka pecherzykowego,
jednak autorzy nowej klasyfikacji WHO uznali dowody, ze gruczolaki
i raki oksyfilne (onkocytarne, ang. Hurthle cell) s3g odrebnymi
nowotworami i nie powinny by¢ traktowane jako wariant FTC,

o rakiniskozréznicowane (PDTC, ang. poorly differentiated thyroid cancer), ktére
majg bardziej agresywny przebieg i gorsze rokowanie niz DTC.

o raki niezréznicowane (anaplastyczne — 2 — 5%),
e z komorek C (okotopecherzykowych) wytwarzajgcych kalcytonine,
o rak rdzeniasty (5%).

Nowotwory tarczycy u dzieci prezentujg réznice w patofizjologii, obrazie klinicznym oraz
w rokowaniu w stosunku do dorostych. Rak brodawkowaty tarczycy stanowi 90% lub wiecej
wszystkich przypadkéw zréznicowanych rakdéw tarczycy u dzieci.

Przebieg choroby (raka tarczycy) ma pozytywng prognoze, gdy leczenie jest wdrozone
wczesnie (95-98% pacjentdéw przezywa co najmniej 5 lat). O ile w wiekszosci przypadkow
zréznicowany rak tarczycy jest uleczalny, miejscowo zaawansowany lub przerzutowy rak
z opornoscig na leczenie jodem promieniotwdrczym (RAI) jest bardziej oporny i wigze sie
z krétszym przezyciem pacjentow — do 2,5- 3,5 lat. Okoto 5 — 15% pacjentéw staje sie
opornych na terapie RAl, w tym 66% przezywa 5 lat oraz 10% ok. 10 lat. Rokowanie
w zréznicowanych rakach tarczycy (DTC) jest lepsze u mtodszych chorych.

Wzrost rakow zréoznicowanych jest wolny, co moze prowadzi¢ do fatszywego przekonania
o tagodnym charakterze guza. U ok. 5% chorych rozpoznanie ustala sie pdzno, w fazie rozsiewu
uogodlnionego, kiedy rokowanie jest juz gorsze i mimo leczenia ok. 50% chorych przezywa
10 lat. Szczegdlnie niekorzystne jest powstanie niejodochwytnych przerzutdw odlegtych.
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Eksperci kliniczni wskazali, ze skutkami nastepstw ocenianego wskazania sg: przedwczesny
zgon, niezdolnos¢ do samodzielnej egzystencji, obnizenie jakosci zycia, jak rowniez przewlekte
cierpienie lub przewlekfa choroba. Nieopanowana choroba prowadzi do Smierci.

Alternatywne technologie medyczne

W odnalezionych wytycznych klinicznych brak jest danych o skutecznosci leczenia
systemowego zrdznicowanego (w tym brodawkowatego) raka tarczycy u dzieci.
Rekomendacje PGNE 2016 jako opcje terapeutyczng wskazujg udziat w badaniach klinicznych
oraz nie przedstawiajg substancji czynnych, ktére mozna by byto zastosowa¢ w ocenianej
populacji.

Podsumowujgc, majgc pod uwage powyzsze i fakt, iz wniosek dotyczy zasadnosci wydawania
zgody narefundacje produktu leczniczego sprowadzanego z zagranicy w oparciu o art.
4 ustawy z dnia 6 wrzesnia 2001 r. Prawo farmaceutyczne (Dz. U. z 2020 r., poz. 944, z pdin.
zm.) mozna stwierdzi¢, ze brak jest technologii alternatywnej dla wnioskowanej, rozumianej
jako aktywne leczenie.

Opis wnioskowanej technologii medycznej

Produkt leczniczy Vitrakvi jako substancje czynng zawiera larotrektynib, ktory jest
kompetycyjnym inhibitorem dla adenozynotrifosforanu (ATP) oraz selektywnym inhibitorem
kinazy receptora tropomiozyny (TRK). Celem dziatania larotrektynibu jest rodzina biatek TRK
(TRKA, TRKB i TRKC), ktére sg kodowane odpowiednio przez geny NTRK1, NTRK2 i NTRK3.
W modelach nowotworédw in vitro iinvivo larotrektynib wykazywat aktywnos$é
przeciwnowotworowg w komérkach z konstytutywng aktywacjg biatek TRK wynikajaca z fuzji
gendw, delecji domeny regulujgcej biatka lub w komdrkach z nadekspresjg biatka TRK.

Zgodnie z Charakterystykg Produktu Leczniczego (ChPL) produkt leczniczy Vitrakvi
w monoterapii jest wskazany w leczeniu pacjentéw dorostych oraz dzieci i mtodziezy z guzami
litymi, ktére wykazujg fuzje genu receptorowej kinazy tyrozynowej dla neurotrofin
(ang. Neurotrophic Tyrosine Receptor Kinase, NTRK),

e s3 miejscowo zaawansowane, przerzutowe lub w przypadku, ktérych resekcja
chirurgiczna prawdopodobnie doprowadzi do powaznej choroby

e oraz nie majg zadowalajgcych opcji leczenia.
Oceniane wskazanie zawiera sie we wskazaniu rejestracyjnym leku Vitrakvi.

Ocena skutecznosci (klinicznej i praktycznej) oraz bezpieczenistwa stosowania, w tym ocena
relacji korzysci zdrowotnych do ryzyka stosowania

W wyniku przeprowadzonego przegladu systematycznego nie odnaleziono badan, w ktérych
populacje stanowili pacjenci pediatryczni z rakiem brodawkowatym tarczycy. W zwigzku z tym
uwzgledniono badania obejmujace populacje szerszg zgodng ze wskazaniem rejestracyjnym
(pacjentéw z guzami litymi, w tym z rakiem tarczycy).

Do analizy klinicznej wtgczono dwie publikacje:

e Hong 2020 - analiza zbiorcza (post-hoc) badan SCOUT (I/1l faza), NAVIGATE (Il faza)
oraz badania NCT02122913 (I faza, dorosli pacjenci);

e Laetsch 2018 — opis wstepnych wynikéw badania SCOUT.
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Wspomniane powyzej publikacje oceniajg skutecznos¢ i bezpieczenstwo larotrektynibu
w leczeniu guzoéw litych:

e badanie SCOUT - bez wzgledu na wystepowanie fuzji genu NTRK u dzieci;
e badanie NAVIGATE - wykazujgcych fuzje genu NTRK w populacji dorostych i dzieci.

Do badania SCOUT wtgczono: niemowleta, dzieci i mtodziez w wieku od 1 miesigca zycia
do 21 r.z. zrozpoznanym miejscowo zaawansowanym lub przerzutowym guzem litym lub
guzem os$rodkowego uktadu nerwowego po nawrocie, progresji lub braku odpowiedzi
na dotychczasowe leczenie, niezaleznie od statusu TRK. Liczba pacjentéw pediatrycznych:
54 (45 pacjentéw z fuzjg genu NRTK), do wstepnej analizy wigczono 43 pacjentéow. Mediana
wieku pacjentow: 5 lat (zakres: 0,1-19,9).

Do badania NAVIGATE wtgczono pacjentow w wieku co najmniej 12 r.z. z zaawansowanym
rakiem z obecnoscia fuzji genu NTRK. Liczba pacjentéow ogdtem: 82 (100% pacjentéw z fuzjg
genu NTRK), w tym z rakiem tarczycy: 15. Mediana wieku pacjentéw: 58 lat (zakres: 6-79).

Nalezy podkresli¢, ze wiaczone do analizy badania sg w toku, a wyniki pochodzg z analiz
czastkowych.

Ocene jakosci badan witgczonych do przegladu wykonano z wykorzystaniem skali NICE.
Zaréwno badanie NAVIGATE, jak i badanie SCOUT otrzymato 7/8 pkt w skali NICE. Utrata 1 pkt
wynika z braku informacji o konsekutywnym wtgczaniu pacjentéw do badan.

Dane uzupetniono o wyniki przedstawione w raporcie EMA z 2019 r.
Skutecznosc¢

W zwigzku z brakiem wynikéw dla subpopulacji pediatrycznej z rakiem tarczycy, wyniki badan
przedstawiono dla populacji ogélnej (dorosli i dzieci), dla ktérej dostepne byty nieliczne wyniki
dla raka tarczycy oraz dla populacji pediatrycznej, dla ktérej dostepne byty wyniki dla chorych
z nowotworami litymi ogdtem. Ponizej przedstawiono dane dla réznych dat odciecia.

Populacja pediatryczna — guzy lite

W publikacji Hong 2020 (data odciecia danych 19.02.2019) odpowiedz na leczenie uzyskato
92% pacjentéw pediatrycznych z nowotworami litymi (niezaleznie od genu fuzyjnego NTRK).

W publikacji Laetsch 2018 (data odciecia danych 17.07.2017) odpowiedz na leczenie uzyskato
93% pacjentéw pediatrycznych z nowotworami litymi z obecnoscia genu fuzyjnego TRK.
Dwéch pacjentéw z rakiem brodawkowatym tarczycy z obecnoscig genu fuzyjnego TRK nie
miato mierzalnej choroby w momencie wtgczenia do badania, ale w dniu odciecia danych
nadal przyjmowato terapie bez progresji choroby (>7 miesiecy).

Zgodnie z raportem EMA (data odciecia danych 30.07.2018) w podgrupie pediatrycznej
z nowotworami litymi z obecnoscig genu fuzyjnego TRK, odpowiedz na leczenie uzyskato 81%
pacjentow.

Do momentu odciecia danych w ww. analizach nie osiggnieto mediany czasu trwania
odpowiedzi.

Populacja ogdlna (dorosli i dzieci) — rak tarczycy z genem fuzyjnym NTRK

W analizie Hong 2020 (data odciecia danych 19.02.2019) odpowiedz na leczenie uzyskato 79%
pacjentéw z rakiem tarczycy z genem fuzyjnym NTRK.
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Zgodnie z raportem EMA (data odciecia danych 30.07.2018) w populacji ogdlnej z rakiem
tarczycy z obecnoscia genu fuzyjnego TRK odpowiedz na leczenie uzyskato 70% pacjentow.

Do momentu odciecia danych w ww. analizach nie osiggnieto mediany czasu trwania
odpowiedzi.

Bezpieczerstwo

W publikacji Laetsch 2018 raportowano gtdwnie zdarzenia niepozadane 1. lub 2. stopnia —
u 88% pacjentow pediatrycznych. Najcze$ciej w ramach zdarzen niepozadanych 1-2. stopnia
raportowano podwyzszony poziom AIAT (aminotransferaza alaninowa) i AspAT
(aminotransferaza asparaginianowa) — u 42% dzieci, leukopenie, zmniejszong liczbe neutrofili
oraz wymioty — kazde raportowane u 21% dzieci. Raportowano dwa powazne zdarzenia
niepozadane 3. stopnia zwigzane z leczeniem: nudnosci oraz zmniejszong frakcje wyrzutowa
serca. Nie obserwowano zdarzen niepozadanych 4. stopnia zwigzanych z leczeniem.

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% pacjentéw dorostych oraz u 7% pacjentéw pediatrycznych raportowano
zdarzenia niepozgdane 3. lub 4. stopnia. Zwigzane z leczeniem zdarzenia niepozgdane
raportowano u 13% pacjentéw dorostych oraz u <1% pacjentéw pediatrycznych.

Dodatkowe informacje dotyczqce bezpieczeristwa

Wedtug ChPL Vitrakvi najczestszymi dziataniami niepozgdanymi jakiegokolwiek stopnia
(wystepujgcymi u = 1/10 pacjentdw) zwigzanymi ze stosowaniem leku w zalecanej dawce
w populacji dzieci z nowotworem ze stwierdzong fuzjg TRK (N = 37) s3: anemia, neutropenia,
leukopenia, nudnosci, zaparcia, wymioty, zmeczenie, zwiekszenie aktywnosci AIAT,
zwiekszenie aktywnosci AspAT, nieprawidtowy przyrost masy ciata oraz wzrost aktywnosci
fosfatazy alkalicznej we krwi.

Jak wskazano w ChPL ,Efekt moze by¢ iloSciowo rézny w zaleznosci od rodzaju guza, jak
réwniez towarzyszgcych zmian genetycznych (...). Dlatego Vitrakvi nalezy stosowac tylko, jesli
nie ma zadowalajacych opcji leczenia, dla ktérych ustalono korzysci kliniczne lub gdy takie
mozliwosci leczenia zostaty wyczerpane (tj. brak zadowalajgcych mozliwosci leczenia).”

Relacja korzysci zdrowotnych do ryzyka stosowania

Wskazanie, ktérego dotyczy wniosek, zawiera sie we wskazaniu rejestracyjnym produktu
leczniczego Vitrakvi. Relacja korzysci zdrowotnych do ryzyka stosowania zostata oceniona
przez European Medicines Agency (EMA) na etapie rejestracji. W raporcie oceniajgcym EMA
podkreslono, ze dostepne dane kliniczne sg niepetne — wskazano m.in. na niedojrzatos$é
danych klinicznych oraz jednoramienny charakter badan. W zwigzku z powyzszym uznano,
ze dla produktu leczniczego Vitrakvi zasadne jest dopuszczenie do obrotu zgodnie z procedurg
pozwolenia warunkowego (ang. conditional approval) oraz prowadzenie dodatkowego
monitorowania.

Ograniczenia analizy

Do najwazniejszych ograniczen wptywajgcych na wiarygodnos¢ wnioskowania nalezg
nastepujgce kwestie:

e Brak wynikow skutecznosci i bezpieczenistwa w ocenianym wskazaniu (tj. dla populacji
pediatrycznej z rakiem brodawkowatym tarczycy i fuzjg genu NTRK) — odnalezione
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badania (oraz analiza zbiorcza badan [Hong 2020]) obejmujg populacje szerszg niz
whnioskowana (zgodna ze wskazaniem zarejestrowanym);

e Zgodnie z ChPL Vitrakvi: , Efekt moze byc ilosciowo rézny w zaleZnosci od rodzaju guza,
jak réwniez towarzyszqcych zmian genetycznych. Dlatego Vitrakvi naleZy stosowac,
tylko jesli nie ma zadowalajgcych opcji leczenia, dla ktdrych ustalono korzysci kliniczne
lub gdy takie mozliwosci leczenia zostaty wyczerpane (tj. brak zadowalajgcych
mozliwosci leczenia)”;

e W badaniach nie analizowano wynikéw dotyczgcych przezycia pacjentéw (catkowite
przezycie [OS] oraz przezycie wolne od progresji [PFS]), z wyjgtkiem AR EMA 2019: FPS
zakres 0,92; 31,38 miesiecy), co jest istotne z uwagi nacharakter choréb
nowotworowych;

e Brak badan z grupa kontrolng — dostepne i oméwione w niniejszej analizie dowody
pochodzg z badan | lub Il fazy (badania jednoramienne). Jest to wczesny etap badan
klinicznych, w ktérym ocenia sie bezpieczenstwo i skutecznos¢ badanego leku a takze
ustala sie dawke stosowang w kolejnych fazach badan. Badania Il fazy dostarczajg
informacji o skutecznosci leku i efektywnosci terapii;

e \Wi{aczone badania sg badaniami w toku, zatem wszystkie przedstawione wyniki
sg wynikami analiz czgstkowych. Warto zauwazy¢, ze dotychczas dostepne dane
kliniczne zostaty przez EMA ocenione jako niepetne — wskazano m.in. na niedojrzatosé
danych klinicznych oraz jednoramienny charakter badan;

e W analizie zbiorczej Hong 2020 sposrdd 93 analizowanych pacjentéw tylko 11% miato
rozpoznanego raka tarczycy; natomiast jedynie 44% miato fuzje genu NTRK (zwigzane
jest to z faktem, iz do analizy zbiorczej wtaczono réwniez badanie NCT02122913,
w ktorym wiekszos$¢ pacjentow (86%) nie miata fuzji genu NTRK);

e Analiza zbiorcza Hong 2020 uwzglednia rowniez badanie przeprowadzone wytgcznie
na populacji pacjentéw w wieku < 18 r.z.;

e Oba badania otrzymaty 7/8 pkt w skali NICE. Utrata 1 pkt wynika z braku informacji
o konsekutywnym wtgczaniu pacjentéw do badan;

e Brak jest dtugoterminowych danych dotyczgcych skutecznosci i bezpieczenstwa
ocenianej technologii.

Efektywnosc technologii alternatywnych

Majac na uwadze odnalezione wytyczne kliniczne w ocenianym wskazaniu brak jest
mozliwosci zidentyfikowania aktywnej technologii alternatywnej. W zwigzku z powyzszym
nie przeprowadzono analizy efektywnosci technologii alternatywnych.
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Ocena konkurencyjnosci cenowej

Z uwagi na brak alternatywnych opcji terapeutycznych w ramach oceny konkurencyjnosci
cenowej przedstawiono jedynie koszty stosowania wnioskowanego leku.

Z informacji przekazanych przez MZ wynika, ze we wniosku nie wskazano planowanej
do sprowadzenia ilosci leku. W zwigzku z powyiszym przedstawiono koszty leczenia
pojedynczego pacjenta przez okres jednego roku, z uwzglednieniem dawkowania zgodnego
z ChPL Vitrakvi.

Zgodnie z zapisami ChPL ,dawkowanie u dzieci i mtodziezy jest oparte na powierzchni ciata.
Zalecana dawka u dzieci i mtodziezy to 100 mg/m? larotrektynibu dwa razy na dobe,
maksymalnie 100 mg nadawke, do progresji choroby lub do czasu wystgpienia
nieakceptowalnej toksycznosci.” Natomiast jedno opakowanie wnioskowanego produktu
leczniczego Vitrakvi (20 mg/ml roztwor doustny, EU/1/19/1385/003) zawiera 100 ml roztworu
doustnego. Majgc powyzsze na wzgledzie, w celu zapewnienia ciggtosci 12-miesiecznej terapii,
uwzgledniajac dawkowanie zgodne z ChPL Vitrakvi, nalezatoby zuzy¢ okoto 37 opakowan leku.

Podsumowujac, zgodnie ze zleceniem Ministra Zdrowia oszacowany koszt 12 miesiecy terapii
pojedynczego pacjenta wynosi: _ PLN brutto.

Nalezy podkresli¢, ze powyzsze obliczenia moga nie odzwierciedla¢ rzeczywistego kosztu
terapii, np. ze wzgledu na niepewnos$¢ dotyczacg rzeczywistego zuzycia leku, jego ceny oraz
liczby pacjentéw wnioskujgcych o wydanie zgody na ich refundacje w trybie art. 39 ustawy
o refundacji.

Ocena wptywu na system ochrony zdrowia, w tym wptywu na budzet ptatnika publicznego
i Swiadczeniobiorcow

Ze wzgledu na brak danych nie jest mozliwe oszacowanie liczby pacjentéw, u ktérych mozna
zastosowac wnioskowang technologie lekowg w ramach wydania zgody na ich refundacje
w trybie art. 39 ustawy o refundacji.

Omowienie rekomendacji w odniesieniu do ocenianej technologii
Uwzgledniono 5 wytycznych klinicznych odnoszacych sie do ocenianego wskazania:
e Polskie Towarzystwo Onkologii Klinicznej (PTOK) 2013;
e Polska Grupa Nowotworéw Endokrynnych (PGNE) 2016 i 2018;
e European Thyroid Association (ETA) 2019 europejskie;
e European Society for Medical Oncology (ESMQ) 2020 europejskie.

Nalezy zaznaczyé, ze jedynie polskie rekomendacje odnosity sie w catosci do leczenia raka
tarczycy w populacji pediatrycznej (PGNE 2016). Zgodnie z ww. wytycznymi brak jest danych
o skutecznosci leczenia systemowego zréznicowanego (w tym brodawkowatego) raka tarczycy
u dzieci. Jako opcje terapeutyczng wskazano udziat w badaniach klinicznych.
Nie przedstawiono substancji czynnych, ktére mozna by byto zastosowaé w ocenianegj
populacji.

W wytycznych polskich z 2018 r. autorzy podkreslili, ze dla populacji pediatrycznej pacjentéw
z rakiem tarczycy utworzono odrebne wytyczne PGNE 2016.
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W pozostatych odnalezionych wytycznych (europejskich: ESMO 2019/2020, ETA 2019)
nie wyszczegdlniono zalecen dla populacji pediatrycznej. W | linii leczenia w ramach terapii
systemowej u pacjentéw z postepujacym, miejscowo zaawansowanym i/lub przerzutowym
rakiem tarczycy, opornym na leczenie jodem radioaktywnym wskazano sorafenib i lenwatynib.
Nalezy jednak podkresdli¢, ze wytyczne nie odnosity sie do populacji pediatrycznej, a zgodnie
z ChPL Lenvima (lenwatynib) oraz ChPL Nexavar (sorafenib) wspomniane terapie nie majg
okre$lonego bezpieczenistwa stosowania ani skutecznosci u dzieci i mtodziezy w wieku
do 18 r.z..

Podstawa przygotowania opinii

Opinia zostata przygotowana na podstawie zlecenia z dnia 26.11.2020 Ministra Zdrowia (znak pisma:
PLD.45340.3156.2020.AD) odnosnie przygotowania opinii Agencji w sprawie wydawania zgody na refundacje:
Vitrakvi (larotrektynib) we wskazaniu: rak brodawkowaty tarczycy z obecnoscig genu fuzyjnego TPR-NTRK1
U pacjenta pediatrycznego po leczeniu operacyjnym (subtotalnej resekcji tarczycy) i leczeniu radioaktywnym
jodem, na podstawie art. 39 ust. 3 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, Srodkéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2020 r. poz. 357, z pézn. zm.)., na
podstawie Stanowiska Rady Przejrzystosci nr 95/2020 z dnia 14 grudnia 2020 roku w sprawie zasadnosci
wydawania zgdéd narefundacje leku Vitrakvi (larotrektynib) we wskazaniu: rak brodawkowaty tarczycy
z obecnoscig genu fuzyjnego TPR-NTRK1 u pacjenta pediatrycznego po leczeniu operacyjnym (subtotalnej resekcji
tarczycy) i leczeniu radioaktywnym jodem oraz raportu nr OT.4311.25.2020 ,Vitrakvi (larotrektynib) we wskazaniu:
rak brodawkowaty tarczycy z obecnoscig genu fuzyjnego TPR-NTRK1 u pacjenta pediatrycznego po leczeniu
operacyjnym (subtotalnej resekcji tarczycy) i leczeniu radioaktywnym jodem)”, data ukonczenia: 09.12.2020 r.



