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Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 30/2023 z dnia 20 marca 2023 roku
w sprawie zasadnosci wydawania zgdd na refundacje leku One-Alfa
(alfacalcidol) we wskazaniach: krzywica hipofosfatemiczna (XLH)

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne wydawanie zgod na refundacje lekow:
e One Alfa Alfacalcidol kapsutki 0,25 ug,

e One Alfa Alfacalcidol kapsutki 0,5 ug,

e One Alfa Alfacalcidol kapsutki 1 ug,

we wskazaniu: krzywica hipofosfatemiczna (XLH).

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Ocena zasadnosci wydawania zgody na refundacje w ramach importu
docelowego produktu leczniczego:

e One Alfa Alfacalcidol kapsutki 0,25 ug,

e One Alfa Alfacalcidol kapsutki 0,5 ug,

e One Alfa Alfacalcidol kapsutki 1 ug,

we wskazaniu: krzywica hipofosfatemiczna (XLH)
Dowody naukowe

Nie odnaleziono opracowan wtornych i randomizowanych badan klinicznych
natomiast dostepnych jest pie¢ badan pierwotnych z niiszego poziomu
dowoddw naukowych. Sq to nastepujgce badania: Beck-Nielsen 2012, Hansen
2018, McKenna 2018, Rafaelsen 2016 oraz Shanbhogue 2017. Przedmiotowe
badania wskazujg m.in., na skutecznos¢ produktu stosowanego razem z solami
fosforanow. Nalezy mie¢ na uwadze, Ze istniejq alternatywne technologie
bardziej skuteczne i lepiej tolerowane przez pacjentow. Wskazane badania
wykazaty istotnie mniejszq czestos¢ wystepowania deformacji u dorostych
leczonych w dziecinstwie alfacalcidiolem w stosunku do nie leczonych. Ponadto
obserwowano istotnie wyzisze wartosci zjonizowanego wapnia i FGF23
w surowicy (odpowiednio p = 0,01 i 0,008) oraz istotnie nizsze wartosci TPO4/GFR
i fosforanu w surowicy (p = 0,001 i 0,008) w pordéwnaniu z pacjentami nigdy
nieleczonymi. Obserwacje miedzy innymi stanu zebiny z badania Rafaelsen 2016
potwierdzajg opublikowane wytyczne dotyczqce leczenia i monitorowania
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dziedziczonej krzywicy hipofosfatemicznej u dzieci. Autorzy zalecajq rozpoczecie
skojarzonego leczenia doustnymi fosforanami i aktywowanq witaming D
(kalcytriolem Ilub alfakalcydolem) po postawieniu diagnozy. Trzeba miec
na uwadze, ze obecnie rekomenduje sie nowsze leczenie burosumabem,
nie refundowanym w Polsce, ktdre w opinii wytycznych jest skuteczniejsze i
mniej ucigzliwe dla pacjenta w porownaniu do terapii konwencjonalnej.

Problem ekonomiczny

Zakres populacji potencjalnych beneficjentow leczenia ksztattuje sie od 13 (liczba
indywidualnych numerow PESEL przedstawionych w zleceniu MZ), przez
18 (populacja obliczona na podstawie liczby urodzen i oszacowanej zapadalnosci
na krzywice XLH wynoszqcej 1:20 000 urodzen w raporcie WS.4211.3.2022.ZZCh)
do 30 (opinia ekspercka). Szacowany roczny koszt importu leku One-Alfa dla 13,
18 i 30 pacjentow wynosi¢ bedzie odpowiednio 18,22 tys. zt, 25,23 tys. z,
42,05 tys. zt.

Gtowne arqumenty decyzji

1. Wytyczne praktyki klinicznej: NICE 2018; BPABG 2020 oraz GDG 2022 uznajq
doustne podawanie soli fosforanowych w kilku dawkach dziennie i aktywnych
analogow witaminy D (w tym alfakalcydolu) za konwencjonalng terapie XLH.

2. Relatywnie niski koszt terapii, ktora przy realizacji importu z krajow gdzie cena
leku jest atrakcyjna mogtby jeszcze zostac obnizony.

3. Dostepne badania potwierdzajgce skutecznosc tej technologii medycznej.

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 Swiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2022 r., poz. 2561 z pdin.
zm.) oraz w zw. z art. 39 ust. 3 ustawy z 12 maja 2011 r. o refundac;ji lekdw, srodkédw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2022 r., poz. 2555 z pdin. zm.),
z uwzglednieniem opracowania na potrzeby oceny zasadnosci wydawania zgody na refundacje nr:
0T.4211.20.2022 ,,One-Alfa (alfacalcidol) we wskazaniach: krzywica hipofosfatemiczna (XLH)”; data ukonczenia
15.03.2023 r.



