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Opinia Rady Przejrzystosci
nr41/2021 z dnia 8 marca 2021 roku
w sprawie oceny zasadnosci finansowania ze srodkow publicznych,
w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowych, leku Vidaza
(azacytydyna) we wskazaniu: ostra biataczka szpikowa z nadekspresjg
genu BAALC i trisomig 13 — stan po allotransplantacji komorek
krwiotwdrczych (ICD-10: C92.0)

Rada Przejrzystosci uwaza za zasadne finansowanie ze srodkow publicznych,
w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowych, leku Vidaza
(azacytydyna), proszek do sporzgdzania zawiesiny do wstrzykiwan, fiolka
100 mg, we wskazaniu: ostra biataczka szpikowa z nadekspresjg genu BAALC
i trisomiq 13 — stan po allotransplantacji komdrek krwiotwdrczych
(ICD-10: C92.0)

Uzasadnienie

Istotnosc stanu klinicznego, ktoreqo dotyczy wniosek

Ostra biataczka szpikowa (AML) jest nowotworem ztosliwym uktadu
biatokrwinkowego. Charakteryzuje sie obecnosciq klonu transformowanych
komodrek, wywodzgcych sie z wczesnych stadiow mielopoezy. Ostre biataczki
szpikowe stanowiq okofo 80% wszystkich ostrych biataczek wystepujgcych
u dorostych. Mediana wieku chorych na AML wynosi 67 lat. Wniosek dotyczy
pacjentki z rozpoznaniem AML M1 wg FAB, ze ztozonym kariotypem, trisomig 13.
chromosomu oraz nadekspresjq genu BAALC, obecnie: ECOG=1, MRD= 0,35%,
leczong wczesniej m.in. wg protokofu PALG3 Leczenia Biataczek Wieku Starszego
>60r.z, po allotransplantacji krwiotworczych komorek macierzystych.

Zastosowanie azacytydyny u chorej z rozpoznang ostrq biataczkg szpikowq
z trisomig chromosomu 13 i nadekspresjg genu BAALC jako leczenia choroby
resztkowej po allotransplantacji komorek macierzystych jest, zdaniem konsultant
wojewddzkiej z dziedziny hematologii, uzasadnione klinicznie. Jest to wskazanie
nieobjete rejestracjq w krajach Unii Europejskiej.

W wytycznych miedzynarodowych towarzystw naukowych wskazuje sie,
Ze stosowanie azacytydyny moze stanowi¢ mniej toksycznqg alternatywe
dla chemioterapii.
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Skutecznosc kliniczna i praktyczna

Co najwyzej umiarkowanej jakosci dowody naukowe sugerujqg, Ze leczenie
azacytydynq moze byc¢ skuteczng strategiq zapobiegania Ilub znacznego
opdznienia nawrotow hematologicznych, przy akceptowalnym profilu
bezpieczenstwa terapii. Mata liczebnosc i niejednorodnosc¢ grup badanych oraz
niejednorodnos¢  punktow  koncowych ograniczajg jednak  pewnosc
wnioskowania.

Bezpieczenstwo stosowania

Najczesciej zgtaszanymi dziataniami niepozgdanymi w czasie leczenia
azacytydynq byty reakcje hematologiczne (71,4%), w tym trombocytopenia,
neutropenia i leukopenia (zazwyczaj stopnia 3.-4.).
Relacja korzysci zdrowotnych do ryzyka stosowania

Wskazanie, ktorego dotyczy wniosek nie zawiera sie we wskazaniu
rejestracyjnym produktu leczniczego Vidaza. Tym samym dla niniejszego
wskazania EMA nie przeprowadzita oceny relacji korzysci do ryzyka.

Konkurencyjnosc¢ cenowa

Koszt 3 miesiecy terapii oszacowany na podstawie limitu finansowania
z aktualnego obwieszczenia jest relatywnie niskii wynosi 9 950,85 zt brutto. Koszt
zgodny z wnioskiem wynosi . Podstawe limitu wyznacza
obecnie produkt Azacitidine Accord.

Wptyw na wydatki podmiotu zobowigzaneqo do finansowania sSwiadczen
ze srodkow publicznych i swiadczeniobiorcow

Prognozowana wielkos¢ populacji docelowej wynosi 84-112 nowo
zdiagnozowanych przypadkow w ciggu roku. Koszt finansowania ze Srodkow
publicznych ocenianej technologii lekowej w ramach RDTL we wnioskowanej
populacji przez 3 miesigce terapii wyniesie _
(w wariancie cenowym wedfug wniosku dotgczonego do zlecenia M2Z).
W wariancie cenowym na podstawie limitu finansowania ten koszt wyniesie
0,98 (0,84-1,11) min zt brutto.

Alternatywna technologia medyczna, w rozumieniu ustawy o Swiadczeniach,
oraz jej efektywnosc kliniczna i bezpieczenstwo stosowania

Zgodnie z odnalezionymi wytycznymi, u pacjentow z oporng/nawrotowg AML,
w ramach stosowania terapii hipometylujgcej, wskazane sq azacytydyna oraz
decytabina. Na tej podstawie uznano, Ze komparatorem dla wnioskowanej
terapii moze byc stosowanie decytabiny, ktora wg uzyskanych informacji, nie jest
dostepna w Europie.
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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 srodkéw publicznych (Dz. U. z 2020 r., poz. 1398 z pdzn. zm.), opracowania w sprawie
zasadnosci finansowania ze $rodkow publicznych w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowych
nr: 0T.412.10.2021 ,Vidaza (azacytydyna) we wskazaniu ostra biataczka szpikowa z nadekspresjg genu BAALC

i trisomig 13 — stan po allotransplantacji komdrek krwiotwérczych (ICD-10: €92.0)”. Data ukorczenia:
03.03.2021 .



KARTA NIEJAWNOSCI

Dane zakreslone kolorem czarnym stanowiq informacje publiczne podlegajgce wylgczeniu
ze wzgledu na tajemnice przedsiebiorcow Celgene Europe B.V..

Zakres wylgczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem Celgene Europe B.V. 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. 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: Celgene Europe B.V.



