Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 67/2022 z dnia 18 lipca 2022 roku
w sprawie zasadnosci wydawania zgdd na refundacje leku Rezurock
(belumosudil) we wskazaniu: leczenie pacjentéw dorostych i dzieci
w wieku 12 lat i starszych z przewlektg chorobg przeszczep przeciwko
gospodarzowi (przewlekta GVHD) po niepowodzeniu co najmniej
dwoch wcezesniejszych linii leczenia ogdlnoustrojowego

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne wydawanie zgdd na refundacje (w ramach
importu docelowego) produktu leczniczego Rezurock (belumosudil), tabletki
200 mg, we wskazaniu: leczenie pacjentow dorostych i dzieci w wieku 12 lat
i starszych z przewlektq chorobq przeszczep przeciwko gospodarzowi (przewlekta
GVHD) po niepowodzeniu co najmniej dwdch wczesniejszych linii leczenia
ogolnoustrojowego.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Choroba przeszczep przeciwko gospodarzowi (GVHD, ang. graft versus host
disease) jest zaburzeniem ogdlnoustrojowym, moggcym stanowi¢ zagrozenie
zycia. Lek nie jest zarejestrowany przez Europejskq Agencje Lekow i nie jest
obecnie dopuszczony do obrotu na terenie Unii Europejskiej. Wskazanie
zarejestrowane przez FDA to leczenie pacjentow dorostych i dzieci w wieku 12 lat
i starszych, z przewlektq chorobq przeszczep przeciwko gospodarzowi (przewlekta
GVHD) po niepowodzeniu co najmniej dwodch wczesniejszych linii leczenia
systemowego. Rezurock nie byt wczesniej oceniany przez Agencje.

Dowody naukowe

Najwyzej umiarkowanej jakosci dowody naukowe obejmujq otwarte badanie
kliniczne KD025-208 (NCT02841995) fazy 2a, bez randomizacji - oceniajgce
bezpieczenstwo, tolerancje i aktywnos¢ belumosudilu oraz badanie kliniczne
ROCKstar (KD025-213, NCT03640481) fazy 2, z randomizacjg, otwarte - majgce
na celu ocene skutecznosci i bezpieczenstwa stosowania belumosudilu,
u pacjentow 212 r.z. z cGVHD, ktdrzy otrzymali od 2 do 5 uprzednich linii leczenia
systemowego. Badania obejmujg porodwnanie stosowania rdznych dawek
belumosudilu, nie uwzgledniajgc grup kontrolnych. Wpyniki obu badan
potwierdzajg skutecznos¢ leku, ale bezposrednie porownanie skutecznosci
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i bezpieczenstwa belumosudilu z innymi terapiami stosowanymi w leczeniu
przewlektej choroby przeszczep przeciwko gospodarzowi nie jest mozliwe.

Problem ekonomiczny

Nie zidentyfikowano zadnych rekomendacji dotyczqcych finansowania
ze srodkow publicznych belumosudilu w innych krajach. Koszt miesiecznej terapii
belumosudilem szacowany jest na okofo 76 tys. PLN. Zgodnie z opiniq
Konsultanta Krajowego w dziedzinie onkologii i hematologii obecnie w Polsce jest
50 pacjentow dorostych i dzieci w wieku 12 lat z przewlektq chorobq przeszczep
przeciwko gospodarzowi (cGVHD), z czego 20 pacjentow po niepowodzeniu
co najmniej dwdch wczesniejszych linii leczenia ogdlnoustrojowego. Liczba
nowych zachorowan zostata w ciggu roku w Polsce zostata oszacowana
na 40 osob. Odsetek 0sdb, u ktdrych oceniana technologia bytaby stosowana
po objeciu jej refundacjg w ramach importu docelowego zostat okreslony jako
10% (oszacowania wtasne Eksperta). Uwzgledniajgc populacje docelowq
wskazang przez Konsultanta Krajowego, w ktdrej oceniana technologia bytaby
stosowana po objeciu jej refundacjq w ramach importu docelowego, roczny koszt
objecia pacjentow z populacji docelowej leczeniem za pomocqg belumosudilu
zostat oszacowany na okoto 1,5 min PLN.

Gtowne argumenty decyzji

Wyniki obu badan potwierdzajg skutecznosc leku we wnioskowanym wskazaniu.

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, sSrodkéw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2022 r., poz. 463), z uwzglednieniem
opracowania na potrzeby oceny zasadnosci wydawania zgdd na refundacje (import docelowy)
nr: WS.4211.1.2022 ,,Rezurock (belumosudil) we wskazaniu: leczenie pacjentéw dorostych i dzieci w wieku 12 lat
i starszych z przewlektg chorobg przeszczep przeciwko gospodarzowi (przewlekta GVHD) po niepowodzeniu
co najmniej dwdch wczesniejszych linii leczenia ogdlnoustrojowego”. Data ukonczenia: 2022-07-15.



