Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 9/2021 z dnia 11 stycznia 2021 roku
w sprawie oceny zasadnosci finansowania ze srodkow publicznych,
w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowych, leku
Besremi (ropeginterferon alfa-2b) we wskazaniu: mielofibroza
(ICD-10 C96.7)

Rada Przejrzystosci uwaza za niezasadne finansowanie ze srodkow publicznych,
w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowych, leku Besremi
(ropeginterferon alfa-2b), roztwor do wstrzykiwan we wstrzykiwaczu 250 mg,
we wskazaniu: mielofibroza (ICD-10 C96.7).

Uzasadnienie

Minister Zdrowia zlecit Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji
(AOTMIT) na zasadzie art. 47 f ust. 1 ustawy o swiadczeniach, przygotowanie
opinii w sprawie zasadnosci finansowania ze srodkow publicznych leku Besremi,
ropeginterferon alfa-2b, we wskazaniu mielofibroza (ICD-10 C96.7) w ramach
ratunkowego dostepu do technologii lekowych (RDTL).

Istotnosc stanu klinicznego, ktoreqo dotyczy wniosek

Mielofibroza zwiqgzana jest z nowotworami mieloproliferacyjnymi (MPN-MF).
Dzieli sie na pierwotng rozwijajgcq sie de novo PMF (MPN BCR-ABL1-ujemny)
oraz wtdrnq do czerwienicy prawdziwej (PPV-MF) lub samoistnej nadptytkowosci
(PET-MF). MPN-MF jest najciezszq postaciq nowotworu mieloproliferacyjnego,
zwiqzangq z niewydolnosciq szpiku kostnego oraz ryzykiem transformacji do ostrej
biataczki szpikowej.

Whiosek dotyczy pacjentki z mielofibrozg zdiagnozowanqg w 2017 roku, ktora
wystgpita w przebiegu nadptytkowosci samoistnej CALR (+), ASXL(-), 46,XX, IPSS-
1. Rozpoznanie nadptytkowosci samoistnej postawiono w 2006 roku.
Chora dotychczas leczona IFN oraz pegylowanym IFN. W obu przypadkach leki
odstawiono z powodu ztej tolerancji leczenia. Od lipca 2020 roku pacjentka
leczona ropeglFN. Dotychczas bardzo dobra tolerancja terapii oraz poprawa
wynikdw morfologii krwi. Zgodnie z informacjami zawartymi we wniosku
pacjentka nie kwalifikuje sie do allogenicznego przeszczepienia komdrek
macierzystych szpiku oraz terapii ruksolitynibem. W zwiqzku z tym, w chwili
obecnej zostaty wyczerpane dostepne opcje terapeutyczne.
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Skutecznosc kliniczna i praktyczna oraz bezpieczenstwo stosowania

W dostepnej literaturze nie zidentyfikowano dowoddow na skutecznosc
i bezpieczenstwa leku we wnioskowanym wskazaniu, tj. w mielofibrozie.
Nalezy zauwazyé, ze lek jest zarejestrowany w leczeniu czerwienicy prawdziwej
bez objawowej splenomegalii u dorostych pacjentow. Istniejq natomiast dane
wskazujgce na efektywnosc¢ leku w czerwienicy i nadptytkowosci u pacjentow
z opornosciq na hydroksymocznik. Ponadto w zwigzku z istotnymi modyfikacjami
czgsteczki ropeginterferonu alfa-2b w stosunku do IFN oraz jego formy
pegylowanej nie nalezy ekstrapolowac ich skutecznosci i bezpieczenstwa
na ropeginterferon alfa-2b.

Relacja korzysci zdrowotnych do ryzyka stosowania

Wskazanie, ktorego dotyczy wniosek nie zawiera sie we wskazaniu
rejestracyjnym produktu leczniczego Besremi. Brak danych klinicznych
dotyczgcych wnioskowanego wskazania uniemozliwia okreslenie relacji korzysci
zdrowotnych do ryzyka stosowania.

Konkurencyjnosc¢ cenowa

Zgodnie z informacjami z MZ, koszt 3 miesiecy terapii wynosi - zt brutto.

Wptyw na wydatki podmiotu zobowigzanego do finansowania swiadczen
ze srodkow publicznych i swiadczeniobiorcow

Na podstawie przyjetych zatozen koszt finansowania ze srodkow publicznych
ocenianej technologii lekowej w ramach RDTL we wnioskowanej populacji przez
3 miesigce terapii wyniesie

Alternatywna technologia medyczna, w_rozumieniu_ustawy o swiadczeniach,
oraz jej efektywnosc kliniczna i bezpieczeristwo stosowania

W przypadku pacjentow z mielofibrozq, ktorzy nie kwalifikujq sie
do przeszczepienia komorek macierzystych szpiku oraz do zastosowania
ruksolitynibu lub fedratynibu zalecane jest leczenie objawowe w zwiqzku z tym
dla ocenianej technologii lekowej 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 zdrowotnej
finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2020 r., poz. 1398 z pdzn. zm.), opracowania w sprawie
zasadnosci finansowania ze srodkéw publicznych w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowych
nr: 0T.422.172.2020 ,Besremi (ropeginterferon alfa-2b) we wskazaniu mielofibroza (ICD-10 C96.7)"”. Data
ukoniczenia: 07.01.2021 r.



KARTA NIEJAWNOSCI

Dane zakreslone kolorem czarnym stanowiq informacje publiczne podlegajgce wytgczeniu ze
wzgledu na tajemnice przedsiebiorcy (Pfizer Europe MA EEIG).

Zakres wylgczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem Pfizer Europe MA EEIG o
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. 2 2016 ., p0z.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: Pfizer Europe MA EEIG.



