Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 15/2021 z dnia 8 lutego 2021 roku
w sprawie zasadnosci wydawania zgdd na refundacje produktu
leczniczego Leukine (sargramostim)

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne wydawanie zgdd na refundacje produktu
leczniczego Leukine (sargramostim), fiolki & 250 mcg we wskazaniu:
autoimmunologiczna  proteinoza pecherzykdw  ptucnych (APAP)
po nieskutecznym ptukaniu  ptuc (WLL) lub przeciwwskazarn do jego
zastosowania.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Proteinoza pecherzykow ptucnych (ang. pulmonary alveolar proteinosis. PAP) jest
rzadkq chorobq ptuc polegajgcq na gromadzeniu sie w pecherzykach ptucnych
surfaktantu, uposledzajgcego wymiane gazowq i prowadzqcego u wiekszosci
chorych do stopniowego pogorszenia stanu zdrowia. PrzeZzywalnos¢ 10-letnia
wynosi okoto 70%.

Leukine nie posiada pozwolenia na dopuszczenie do obrotu na terenie Polski,
a wnioskowane wskazanie nie zawiera sie we wskazaniu rejestracyjnym.
Leukine byt przedmiotem oceny Agencji w sierpniu 2020 roku we wskazaniu:
autoimmunologiczna proteinoza pecherzykow ptucnych (APAP), a Rada
Przejrzystosci uznata wowczas za zasadne jego finansowanie. Prezes Agencji nie
rekomendowat jednak finansowania leku.

Stosowanie sargramostymu rekomendowane jest w UpToDate 2020, ale nie
wymieniane w innych stanowiskach towarzystw naukowych. Konsultantka
krajowa w dziedzinie chorob ptuc uznaje jego stosowanie z zasadne.

Dowody naukowe

Dowody naukowe pochodzq z pojedynczej proby klinicznej prowadzonej na matej
populacji chorych o nieco odmiennej charakterystyce klinicznej. W badaniu
uzyskano jednak istotne roznice na korzys¢ sagramostymu w pordéwnaniu
z placebo miedzy innymi dla wyniku zmodyfikowanej skali dusznosci
i przewidywanej DLco.
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Stanowisko Rady Przejrzystosci AOTMIT nr 15/2021 z dnia 08.02.2021 r.

Problem ekonomiczny

Nie odnaleziono zadnych rekomendacji refundacyjnych  dotyczqcych
przedmiotowej technologii, populacja docelowa nie zostata doktadnie okreslona,
jednak na podstawie dokumentacji mozna wnioskowac, ze problem dotyczy
pojedynczej chorej. Koszt 24-tygodniowej terapii jest umiarkowanie wysoki
jednak wptyw terapii 1 pacjenta na budzet ptatnika publicznego bedzie bardzo
maty.

Gtowne argumenty decyzji

Proteinoza pecherzykow ptucnych jest chorobq bardzo rzadkq. Dowody naukowe
i opinia konsultanta krajowego wskazujq na mozliwg skutecznosc¢ interwencji.
Wptyw terapii na budzet pfatnika publicznego bedzie bardzo maty.

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) oraz
wzw. zart. 39 ust. 3 ustawy z 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2020 r., poz. 357, z pdin. zm.),
z uwzglednieniem opracowania nr: 0T.4311.27.2020 ,Leukine (sargramostym) we wskazaniu:
autoimmunologiczna proteinoza pecherzykéw ptucnych (APAP) po nieskutecznym ptukaniu ptuc (WLL) lub
przeciw wskazan do jego zastosowania”, data ukonczenia: 01.02.2021 r.



