Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 95/2020 z dnia 14 grudnia 2020 roku
w sprawie zasadnosci wydawania zgdd na refundacje 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

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne wydawanie zgdd na refundacje leku
Vitrakvi (larotrektynib), roztwor doustny, fiolka & 100 ml, 20 mg/ml,
we wskazaniu: rak brodawkowaty tarczycy z obecnosciq genu fuzyjnego
TPR-NTRK1 u pacjenta pediatrycznego po leczeniu operacyjnym (subtotalnej
resekcji tarczycy) i leczeniu radioaktywnym jodem.

Warunkiem wydawania zgdod powinno by¢ udokumentowane niepowodzenie
zastosowanej terapii (to jest leczenia chirurgicznego i leczenia radioaktywnym
jodem) i brak alternatywnych opcji leczenia.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Whiosek dotyczy pacjenta pediatrycznego po leczeniu operacyjnym (subtotalnej
resekcji tarczycy) i leczeniu radioaktywnym jodem. Po leczeniu jodem nastgpita
progresja choroby.

Dowody naukowe

Nie odnaleziono badan, dotyczgcych omawianej sytuacji klinicznej, w ktorych
populacje stanowili pacjenci pediatryczni z rakiem brodawkowatym tarczycy.
W zwigzku z tym odniesiono sie do badan obejmujqcych populacje szerszg,
tj. pacjentow z guzami litymi z obecnosciq genu fuzyjnego TPR- NTRK1.
W publikacji Laetsch 2018 odpowiedZ na leczenie uzyskato 93% pacjentow
pediatrycznych z nowotworami litymi z obecnosciq genu fuzyjnego TRK. Dwdch
pacjentow z rakiem brodawkowatym tarczycy z obecnosciq 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 z 2019 r. w podgrupie pediatrycznej z nowotworami
litymi z obecnosciqg genu fuzyjnego TRK, odpowiedZ na leczenie uzyskato 81%
pacjentow.
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W publikacji Laetsch 2018 raportowano gtownie zdarzenia niepozgdane 1. lub 2.
stopnia — u 88% pacjentow pediatrycznych. Najczesciej w ramach zdarzen
niepozgdanych 1-2. stopnia raportowano podwyzszony poziom AIAT i AspAT —
u42% dzieci, leukopenie, zmniejszonq liczbe neutrofili oraz wymioty — kazde
raportowane u 21% dzieci. Raportowano dwa powazne zdarzenia niepozgdane
3. stopnia zwiqzane z leczeniem: nudnosci oraz zmniejszonq frakcje wyrzutowq
serca. Nie obserwowano zdarzen niepozqdanych 4. stopnia zwiqzanych
zleczeniem. Zgodnie z ChPL 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).

Problem ekonomiczny

Oszacowany na podstawie dostepnych danych oraz opisanych powyzej zatfozen,
roczny koszt leczenia 1 pacjenta preparatem Vitrakvi wynosi 754 554,32 zt netto
(814 918,71 zt brutto).

Gltowne argumenty decyzji

Zdaniem Rady, zgodnie z charakterystykqg produktu leczniczego Vitrakvi,
lek ten powinien byc stosowany tylko, gdy nie ma zadowalajqcych opcji leczenia,
dla ktorych ustalono korzysci kliniczne lub gdy takie mozliwosci leczenia zostaty
wyczerpane. Watpliwosci budzi tez forma finansowania leczenia. Whniosek,
zdaniem Rady, powinien dotyczy¢ RDTL.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 31h ust. 2 w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 1 ustawy z 27 sierpnia 2004 r.
o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2020 r., poz. 1398 pdzn. zm.)
oraz w zw. z art. 39 ust. 3 ustawy z 12 maja 2011 r. o refundacji lekow, srodkéw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobdw medycznych (Dz. U. z 2020 r., poz. 357 z pdin. zm.),
z uwzglednieniem opracowania na potrzeby oceny zasadnosci wydawania zgody na refundacje
nr: 0T.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: 9 grudnia 2020 .



