Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 55/2022 z dnia 13 czerwca 2022 roku
w sprawie oceny leku Nplate (romiplostimum) w ramach programu
lekowego: , Leczenie dorostych chorych na pierwotng
matoptytkowos¢ immunologiczng (ICD-10: D69.3)”

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne objecie refundacjq produktdow leczniczych:

e Nplate (romiplostimum), proszek i rozpuszczalnik do sporzqdzania roztworu
do wstrzykiwan, 250 mcg, 1, fiol. proszku + zestaw do rozpuszczenia leku,
kod GTIN: 05909990766994;

e Nplate (romiplostimum), proszek do sporzqgdzania roztworu do wstrzykiwan,
125 mcg, 1, fiol. proszku, kod GTIN: 08715131018139;

w ramach programu lekowego B.97 ,Leczenie dorostych chorych na pierwotng

matoptytkowos¢ immunologiczng (ICD-10: D69.3)”, w ramach istniejgcej grupy

limitowej [1206.0 Romiplostym] i wydawanie ich bezptatnie.

Rada Przejrzystosci nie zgtasza uwag do propozycji instrumentu dzielenia ryzyka.

Rada uwaza za zasadne rozwazenie ujednolicenia wskazan dla eltrombopagu
i romiplostymu oraz uzupetnienie kryteriow wtgczenia do programu dla chorych
bez splenektomii, o progowe poziomy ptytek krwi.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Pierwotna matoptytkowos¢ immunologiczna jest nabytym schorzeniem
immunologicznym, przebiegajgcym z izolowanym obnizeniem liczby ptytek
we krwi obwodowej, manifestujgcym sie gfownie krwawieniami z bton
Sluzowych. Zachorowalnos¢ roczng w ogdlnej populacji dorostych w Polsce
szacuje sie na 3,5/100 000. Grozne dla zycia krwawienia do osrodkowego uktadu
nerwowego i przewodu pokarmowego sq dosc rzadkie. W pierwszej linii leczenia
stosowane sq kortykosteroidy i immunoglobuliny, a u wybranych chorych
splenektomia, zgodnie z wytycznymi stosowana w dalszych liniach leczenia.
W kolejnych liniach leczenia stosowani sq agonisci receptora dla trombopoetyny.
Leczenie to jest juz dostepne w Polsce w programie lekowym B.97. ,Leczenie
dorostych chorych na pierwotng matoptytkowos¢ immunologiczng (ICD-10
D69.3)”, u pacjentdw z przeciwskazaniami do wykonania splenektomii dostepna
jest terapia eltrombopagiem (Revolade), natomiast w przypadku pacjentow
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Z nieskutecznq splenektomiq dostepne sq terapie eltrombopagiem (Revolade)
lub romiplostymem (Nplate). Aktualna propozycja rozszerza wskazania
do stosowania romiplostymu.

Dowody naukowe

Analiza kliniczna opiera si¢ gfownie na dwoch randomizowanych badaniach
klinicznych z grupg kontrolng, porownujgcych przyjmowanie romiplostymu
z terapig standardowq (SOC) lub z placebo (Kuter 2008a i Kuter 2010).

W badaniu randomizowanym Kuter 2008a odnotowano istotne statystycznie
zwiekszenie prawdopodobienstwa uzyskania ogdlnej odpowiedzi na leczenie,
w tym takze trwatej odpowiedzi na leczenie przy stosowaniu ROM w poréwnaniu
z PLC w populacji pacjentow z ITP z zachowangq sledzionq (88% vs 14%; RR=6,15
(95%CI: 2,14, 17,63); p<0,0001). Nie odnaleziono danych dotyczgcych
bezposredniego porownania romiplostymu do eltrombopagu w ocenianej
populacji.

Problem ekonomiczny

Gtowne argumenty decyzji

e Skutecznosc,

e Stworzenie konkurencji cenowej pomiedzy agonistami trombopoetyny.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt. 2 ustawy o refundacji lekow, srodkéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2022 r. poz. 463),
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.4231.14.2022 ,Whniosek o objecie refundacjg leku Nplate (romiplostym) w ramach programu lekowego:
»Leczenie dorostych chorych na pierwotng matoptytkowos¢ immunologiczng (ICD-10:D 69.3)«”. Data ukoriczenia:
2 czerwca 2022 r.



KARTA NIEJAWNOSCI

Dane zakreslone kolorem Zoltym stanowiq informacje publiczne podlegajqce wylqczeniu
ze wzgledu na tajemnice przedsiebiorcy Amgen Sp. z 0. 0.

Zakres wylgczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem Amgen Sp. z 0. 0.
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 pézn. 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: Amgen Sp. z 0. 0.



