Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 105/2021 z dnia 23 sierpnia 2021 roku
w sprawie oceny leku Sylvant (siltuksymab) w ramach programu
lekowego , Leczenie idiopatycznej wieloogniskowej choroby
Castlemana (ICD-10 D47.22)”

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne objecie refundacjq produktdow leczniczych:

— Sylvant, siltuksymab, proszek do sporzgdzania koncentratu roztworu
do infuzji, 100 mg, 1 fiol. 8 ml, kod GTIN: 05060146292276,

— Sylvant, siltuksymab, proszek do sporzgdzania koncentratu roztworu
do infuzji, 400 mg, 1 fiol. 30 ml, kod GTIN: 05060146292481,

w ramach programu lekowego , Leczenie idiopatycznej wieloogniskowej choroby
Castlemana (ICD-10 D47.22)”, w ramach nowej grupy limitowej i wydawanie
ich bezptatnie, pod warunkiem

Rada nie zgtasza uwag do projektu programu lekowego.
Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Choroba Castlemana (CD) jest rzadkim zaburzeniem uktadu limfatycznego,
w ktorym komorki w weztach chtonnych zaczynajq rosng¢ nieprawidfowo,
powodujgc powstawanie tagodnych guzow. Objawy mogq obejmowac
Zmeczenie, pocenie sie w nocy, gorqczke, neuropatie obwodowq oraz obrzek
wgqtroby i sledziony. Etiopatogeneza choroby jest niejasna.

Choroba dotyczy w rownym stopniu kobiet i mezczyzn, w Polsce zapadalnosc
ocenia sie na kilkanascie o0sob rocznie. Brak jest aktualnie skutecznej
refundowanej terapii.

Dowody naukowe

W badaniu MCD2001 uzyskano nastepujgce wyniki: 18 pacjentow w grupie
siltuksymabu oraz 0 pacjentow w grupie placebo — stwierdzono istotnie
statystycznie wiekszq szanse osiggniecia trwatej odpowiedzi na leczenie ze strony
guza oraz objawow w ocenie niezaleznej komisji w grupie stosujqcej siltuksymab
(MD=34,0% [95% Cl: 11,1 -54,8]; p=0,0012). Mediana czasu trwania odpowiedzi
na leczenie ze strony guza oraz objawow w ocenie niezaleznej komisji wynosita
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383 dni (232-676) w grupie pacjentow stosujgcych siltuksymab. 20 pacjentow
w grupie siltuksymab oraz 1 pacjent w grupie placebo-stwierdzono istotnie
statystycznie wiekszq szanse na osiggniecie odpowiedzi na leczenie ze strony
guza w grupie stosujgcej siltuksymab (MD= 33,9% [95% Cl: 11,1 -54,8];
p=0,0022). OdpowiedZ na leczenie ze strony guza w ocenie badaczy:
27 pacjentow w grupie siltuksymab oraz 0 pacjentow w grupie placebo -
stwierdzono istotnie statystycznie wiekszq szanse na osiggniecie odpowiedzi
na leczenie ze strony guza wedtug badaczy w grupie stosujgcej siltuksymab
(MD = 50,9% [95% CI: 29,2 -70,1]; p<0,0001). Trwata objawowa odpowied?
na leczenie: 30 pacjentow w grupie siltuksymab oraz 5 pacjentow w grupie
placebo-stwierdzono istotnie statystycznie wiekszq szanse na osiggniecie trwatej
objawowej odpowiedzi na leczenie w grupie stosujqcej siltuksymab (MD = 37,4%
[95% ClI: 14,9 -58,2]; p=0,0018). Mediana czasu do wystgpienia trwaftej
objawowej odpowiedzi na leczenie wyniostq 170 dni (67 -274) w grupie badanej,
natomiast w grupie kontrolnej mediana nie zostata osiggnieta NE (227-NE)
(HR=2,774; [95% Cl: 1,068 -7,206]; p=0,0288). Mediana czasu do wystgpienie
niepowodzenia leczenia nie zostata osiggnieta w grupie badanej NE (378 —NE),
natomiast w grupie kontrolnej wyniosta 134 (85 —NE)(HR=0,418; [95% Cl: 0,214;
0,815]; p=0,0084). Wskaznik przezycia 6-letniego wynidst 86,3 [95% Cl: 71,9;
93,6] w grupie stosujqcy siltuksymab oraz 79,5 [95% Cl: 57,5; 91,0] w grupie
placebo. Stosowanie siltuksymabu w porédwnaniu do placebo wigzato sie z istotng
statystycznie poprawq jakosci zycia pacjentow w kontekscie ograniczenia
w petnieniu rél z powodu zdrowia fizycznego (p=0,005), dolegliwosci bélowych
(p=0,016), witalnosci (p=0,003), ograniczenia w petnieniu rdél wynikajgce
z problemow emocjonalnych (p<0,001), poczucia zdrowia psychicznego
(p=0,010).

Do najczesciej wystepujgcych zdarzen niepozqdanych (>5%) o >3 stopniu
nasileniu w grupie badanej zaliczono zmeczenie (9%) oraz nocne pocenie (8%).
Pordwnanie bezpieczenistwa stosowania siltuksymabu wzgledem placebo
wykazato brak istotnie statystycznych roznic pomiedzy grupami.

Wydano dwie rekomendacje refundacyjne pozytywne (G-BA 2014 i HAS 2020)
oraz jedng rekomendacje pozytywnq warunkowo (CADTH 2015) - warunkiem
refundacji byto osiggniecie efektywnosci kosztowej na akceptowalnym poziomie.

Problem ekonomiczny
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Gtowne arqgumenty decyzji

1. Brak alternatywnej skutecznej terapii.

2. Dowody naukowe wskazujg na skutecznosc¢ i bezpieczerstwo stosowania
we wnioskowanym wskazaniu.

3. Whnioskowana terapia,

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt. 2 ustawy o refundacji lekdw, Srodkéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobdw medycznych (Dz. U. z 2021 r., poz. 523),
w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 2 ustawy z 27 sierpnia 2004 r. o Swiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych
ze Srodkéw publicznych (Dz. U. z 2021 r., poz. 1285 z pdin. zm.), z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej
nr: 0T.4231.31.2021 ,Wnioski o objecie refundacjgq lekow Sylvant (siltuksymab) we wskazaniu: w ramach

programu lekowego »Leczenie idiopatycznej wieloogniskowej choroby Castlemana (ICD-10 D47.Z2)«”. Data
ukonczenia: 05.08.2021 r.



KARTA NIEJAWNOSCI

Dane zakreslone kolorem Zoltym stanowiq informacje publiczne podlegajqce wylqczeniu
ze wzgledu na tajemnice przedsiebiorcy EUSA Pharma (Netherlands) B.V.

Zakres wylgczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem EUSA Pharma (Netherlands)
B.V. o zakresie tajemnicy przedsigbiorcy.

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: EUSA Pharma
(Netherlands) B.V.



