Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 111/2021 z dnia 13 wrzesnia 2021 roku
w sprawie zasadnosci wydawania zgdd na refundacje produktu
leczniczego Epidyolex (cannabidiolum) we wskazaniu:
napady padaczkowe zwigzane z zespotem Lennoxa-Gastaut — pacjent
pediatryczny

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne wydawanie zgdd na refundacje
leku Epidyolex (cannabidiolum), roztwdr doustny, 100 mg/ml, we wskazaniu:
napady padaczkowe zwigzane z zespotem Lennoxa-Gastaut — pacjent
pediatryczny.
Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Zespot Lennoxa-Gastaut, nalezy do grupy encefalopatii wieku dzieciecego,
o ciezkim przebiegu, z napadami padaczkowymi, zaburzeniami rozwojowymi
i uposledzeniem umystowym. Napady padaczkowe wystepujgce w przebiegu
zespotu sq czeste, a ponadto zazwyczaj oporne na leczenie farmakologiczne.

Epidyolex jest lekiem zawierajgcym substancje czynnqg kannabidiol,
zarejestrowanym w leczeniu napadow padaczkowych zwigzanych z zespotem
Lennoxa-Gastaut lub z zespotem Dravet jako lek wspomagajgcy w skojarzeniu
z klobazamem u pacjentow w wieku 2 lat lub starszych oraz jako
lek wspomagajgcy w  leczeniu  napadow  padaczkowych  zwigzanych
ze stwardnieniem guzowatym u pacjentow w wieku 2 lat lub starszych.
W zwiqzku z powyzszym wnioskowane wskazanie jest tozsame ze wskazaniem
rejestracyjnym.

Dowody naukowe

Skutecznos¢ kannabidiolu w leczeniu wspomagajgcym napadow drgawek
zwigzanych z zespotem Lennoxa-Gastaut oceniano w dwdch badaniach
randomizowanych, prowadzonych metodq podwdjnie slepej proby,
kontrolowanych placebo, w grupach rownolegtych (GWPCARE3 i GWPCARE4).
W obu badaniach wykazano, ze stosowanie kannabidiolu wigze sie z znaczqgcym
zmniejszeniem ryzyka napadow padaczkowych. W badaniu GWPCARE3 odsetek
pacjentow ze zmniejszeniem czestosci napadow wynidst, w zaleznosci
od zastosowanej dawki, od 37,2% do 41,9%, w porownaniu z 17,2% w grupie
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otrzymujgcej placebo. W badaniu GWPCARE4 uzyskano podobne wyniki
uzyskujqc redukcje 43,9% w grupie otrzymujqcej kannabidiol (w obu przypadkach
roznice byty istotne statystycznie). W podgrupie pacjentow otrzymujqgcej
dodatkowo klobazam obserwowany efekt byt korzystniejszy, z odsetkiem
pacjentow z redukcjq czestosci napadow przekraczajgcym 60%.

Rekomendacje refundacyjne dla produktu Epidyolex w leczeniu zespofu Lennoxa-
Gastaut nie sq zgodne. Rekomendacje niemieckie (G-BA 2021), francuskie (HAS
2020), szkockie (SMC 2020) oraz brytyjskie (NICE 2019) byty pozytywne
(brytyjskie pod warunkiem obnizenia ceny) natomiast irlandzkie (NCPE 2021)
i szwedzkie (TLV 2020) byty negatywne (irlandzkie warunkowo) ze wzgledu
na koszty i niepewnos¢ zwigzang z dtugotrwatym efektem dziatania
kannabidiolu.

Profil bezpieczenstwa leku jest zadowalajgcy, a nasilenie wiekszosci zdarzen
niepozadanych byto tagodne lub umiarkowane. NajczeSciej zgtaszanymi
zdarzeniami niepozadanymi byty biegunka, sennos¢ i drgawki a 4 odnotowane
w czasie badania zgony, nie zostat uznane przez badaczy za zwigzane
z leczeniem.

Problem ekonomiczny

Szacunkowa cena produktu leczniczego Epidyolex, wynosi ok. 6500 zt.
Biorgc pod uwage podtrzymujgcqg i maksymalnq dawke rekomendowang w CHPL
(tji. 10i 20 mg/kg m.c./dobe) przy zatozeniu sredniej wagi dzieci w catej populacji
(2-18 lat) na poziomie 40,55 kg), Roczny koszt stosowania produktu leczniczego
Epidyolex u jednego pacjenta wynosi odpowiednio od okofo 92 tys. PLN
do 186 tys. zt. W 2020 roku w ramach procedury importu docelowego wptynety
wnioski o refundacje produktu leczniczego Epidyolex w leczeniu napaddw
padaczkowych zwigzanych z zespotem Lennoxa-Gastaut od 7 pacjentdw, zaden
Z tych wnioskdw nie zostat rozpatrzony pozytywnie.

Gtowne argumenty decyzji

Dostepne dane, pochodzqce z badan wysokiej jakosci potwierdzajq uzytecznosc
kliniczng kannabidiolu w leczeniu napaddw padaczkowych w przebiequ zespotu
Lennoxa-Gastaut przy zadowalajgcym profilu bezpieczeristwa. Rekomendacje
refundacyjne w wiekszosci sq pozytywne a obciqgzenia budzetowe zwiqzane
z leczeniem mozna uznac za umiarkowane.

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 2021 r., poz. 1285, z pdin.
zm.) oraz w zw. z art. 39 ust. 3 ustawy z 12 maja 2011 r. o refundacji lekdw, srodkéw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2021 r., poz. 523), z uwzglednieniem
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opracowania na potrzeby oceny zasadnosci dalszego wydawania zgody na refundacje nr 0T.4211.25.2021 (Aneks
do opracowania nr: 0T.4311.24.2018) , Epidyolex (kannabidiol) we wskazaniu: napady padaczkowe zwigzane z
zespotem Lennoxa-Gastauta — pacjent pediatryczny”; Data ukoniczenia: 9 wrzednia 2021 r.



