Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 68/2022 z dnia 1 sierpnia 2022 roku
w sprawie oceny leku Onureg (azacitidine)
w ramach programu lekowego: ,Leczenie chorych
na ostrg biataczke szpikowa (ICD-10 C92.0)"

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne objecie refundacjq produktow leczniczych:
e Onureg, Azacitidine, Tabletki powlekane, 300 mg, 7, tabl., kod GTIN:
07640133688442,

e Onureg, Azacitidine, Tabletki powlekane, 200 mg, 7, tabl., kod GTIN:
07640133688435,
w ramach programu lekowego: B.114 ,Leczenie chorych na ostrq biataczke
szpikowq (ICD-10 C92.0)”, w ramach nowej grupy limitowej i wydawanie ich
bezptatnie, pod warunkiem zdecydowanego pogtebienia instrumentow dzielenia
ryzyka.
Rada nie zgtasza uwag do projektu programu lekowego.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Do niedawna znaczenie standardowego leczenia podtrzymujgcego u chorych
na ostrq biataczke szpikowq poddanych intensywnej terapii konsolidujgcej
uznawano za kontrowersyjne (polskie wytyczne praktyki klinicznej PTOK 2020).
Sytuacje zmienity wyniki zastosowania doustnej azacytydyny jako terapii
podtrzymujgcej w pierwszej remisji u pacjentow z ostrq biataczkq szpikowq
opublikowane w NEJM w grudniu 2020 r. (wyniki prdby klinicznej QUAZAR AML-
001).

Problem decyzyjny sprowadza sie do pytania, czy nalezy finansowac ze srodkow
publicznych wtgczenie azacytydyny (lek Onureg) do programu lekowego leczenia
ostrej biataczki szpikowej.

Dowody naukowe

W badaniu QUAZAR AML-001 u 472 pacjentow w wieku 55 do 86 lat Zycia, przy
medianie obserwacji 41,2 miesigca, mediana przezycia w grupie placebo
wyniosta 14,8 miesigca (95% Cl, 11,7-17,6), a w grupie otrzymujgcej 300mg
azacytydyny 24,7 miesigca (95% Cl, 18,7 - 30,5), a zatem rdznica wyniosta
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9,9 miesiqca. Przy tym krzywe Kaplana-Meiera wykazujq brak proporcjonalnosci
hazardow, gdyz po poczqtkowym rozejsciu zaczynajq sie zbiegac¢ w poZniejszych
punktach czasowych.

Problem ekonomiczny

Koszty leku Onureg podane przez wnioskodawce sq bardzo wysokie. Obliczony
przez niego wspotczynnik kosztow uzytecznosci zdrowotnej znacznie przekracza
prog ustawowy i jest nieakceptowalny.

Przyjete zatozenia w analizie ekonomicznej wnioskodawca stara sie ukryc przed
opiniqg publiczng poprzez zakreslenia w materiatach publikowanych. Zwieksza to
niepewnosc¢ co do zgodnosci kosztow, ktore miatby ponosic¢ ptatnik publiczny
z kosztami wyliczonymi w analizie wnioskodawcy.

Gtowne argumenty decyzji

Koszty uzyskania efektu zdrowotnego przekraczajq przyjety prog ustawowy.
Istnieje niepewnosc czy w rzeczywistosci nie bytyby jeszcze wyzsze.
Uwaga Rady

Populacja przyjeta we wniosku refundacyjnym obejmuje pacjentow w wieku
218r.z., natomiast wyniki badania QUAZAR AML-001 dotyczyty pacjentow
w wieku 255 r.z.

W przypadku objecia refundacjq tej terapii nalezy monitorowac jej skutecznosc
(czas do progresji choroby oraz przezycie) w rzeczywistej praktyce klinicznej.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt. 2 ustawy o refundacji lekédw, srodkéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobdw 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.4231.27.2022 ,,Wniosek o objecie refundacjg leku Onureg (azacytydyna doustna) we wskazaniu: Leczenie
chorych na ostrg biataczke szpikowg (ICD-10 C92.0)”. Data ukonczenia: 21 lipca 2022 r.

Inne wykorzystane zrédta danych:

1. Opinie przedstawiciela pacjentéw i eksperta przedstawione w trakcie posiedzenia Rady Przejrzystosci.



