Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 74/2023 z dnia 3 lipca 2023 roku
w sprawie zasadnosci wydawania zgdd na refundacje produktu
leczniczego Calcort (deflazakort) we wskazaniu: zesp6t nerczycowy

Rada Przejrzystosci uznaje za niezasadne wydawanie zgod na refundacje
produktu leczniczego Calcort (deflazakort) we wskazaniu: zespdt nerczycowy.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Zarowno Rada Przejrzystosci jak i Prezes Agencji uznali za niezasadne wydawanie
zgod na refundacje leku Calcort (deflazakort), tabletki 6 mg i 30 mg,
we wskazaniu zespot nerczycowy w 2013 roku oraz 2020 roku. Obecne
stanowisko Rady Przejrzystosci oparte jest o zaktualizowane dane w zakresie
istnienia nowych wytycznych praktyki klinicznej, oraz nowych dowoddw
naukowych dotyczgcych skutecznosci i bezpieczeristwa ocenianej technologii
medycznej.

Zespot nerczycowy (ZN) powstaje w wyniku utraty biatka, przede wszystkim
albuminy z moczem w ilosci przekraczajgcej mozliwosci kompensacyjne ustroju.
Zwiekszone wydalanie biatka z moczem spowodowane jest wzmozZong
przepuszczalnosciq bfony filtracyjnej ktebuszkow nerkowych w wyniku dziatania
roznych czynnikdw patologicznych lub wady ich mikrostruktury. U matych dzieci
choroba przyjmuje postac idiopatycznego zespotu nerczycowego wieku
dzieciecego, ktory przebiega z charakterystycznymi objawami klinicznymi
i zmianami laboratoryjnymi, ale jego przyczyna nie zostata wyjasniona.

Dowody naukowe

Wszystkie rekomendacje (miedzynarodowe wytyczne kliniczne KDIGO 2021, IPNA
2022, polskie PTFND 2022) zalecajq leczenie dzieci doustnym
prednizonem/prednizolonem, zaréwno w pierwotnym jak i nawracajgcym
zespole nerczycowym. W leczeniu pierwszej linii zaleca sie stosowanie prednizonu
przez 4 tygodnie. Autorzy wytycznych IPNA wskazali, ze obecnie
nie ma wystarczajgcych danych, aby zaleci¢ stosowanie deflazakortu zamiast
prednizonu w leczeniu zespotu nerczycowego. Aktualne rekomendacje sq spdjne
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SINePe z 2017 r. oraz polskimi PTNFD z 2015 r., ktdre rowniez zalecaty stosowanie
prednizonu lub prednizolonu w leczeniu zespotu nerczycowego u dzieci.

Istniejg  jedynie nieliczne dowody kliniczne, pochodzqce z badan
przeprowadzonych na niewielkich grupach pacjentow. Odnaleziono jedno
badanie w ostatnich latach, dotyczqce terapii kortykosteroidami zespotu
nerczycowego u dzieci - przeglgd systematyczny Hahn 2020, dotyczqcy gtownie
stosowania prednizonu. Obejmowat on 4 badania RCT dotyczgce leczenia zespotu
nerczycowego deflazakortem u fqcznie 118 pacjentow. Autorzy przeglqgdu uznali,
ze deflazakort w pordwnaniu z prednizonem moze miec niewielki wptyw
lub go nie mie¢ na liczbe pacjentow, u ktorych wystqgpita remisja choroby
(RR 1,08, 95% Cl 0,94 do 1,24; 67 uczestnikow, 2 badania; 12 = 0%). W badaniu
"crossover study" witqgczonym do przeglgdu (Liern 2008) nie stwierdzono rdznic
w czasie do wystgpienia remisji lub do nawrotu choroby u 11 dzieci leczonych
deflazakortem Ilub metyloprednizolonem. Podobnie Konsultant Krajowy
w dziedzinie nefrologii dzieciecej prof. Danuta Zwoliriska powoftuje sie na dane
z tego przeglgdu, uznajgc ze nie ma pewnych dowodow na wyzszosc deflazakortu
nad prednizonem czy prednizolonem. W opinii ekspertow leku nie stosuje sie
w Polsce u dorostych w leczeniu zespotu nerczycowego, poniewaz wystarczajgce
sq dostepne preparaty glikokortykosteroidow.

Problem ekonomiczny

Szacunkowa cena netto sprzedazy produktu leczniczego Calcort do apteki,
zawierajgca marze hurtowq, wynosi 119,90 zt za opakowanie 6 mg, 100 tabletek.
W 2022 r. wydano zgody na refundacje 10 opakowar po 100 tabletek produktu
leczniczego Calcort, tabletki 6 mg, dla jednego pacjenta. Ze wzgledu na to,
ze Calcort jest stosowany w roznym dawkowaniu i przez rozny okres nie jest
mozliwe wiarygodne oszacowanie kosztu rocznej terapii. Oszacowany koszt
za dzienng dawke leku przypadajgcqg na 1 kg masy ciata wynosi 0,52 zt
dla produktu leczniczego Calcort, 6 mg, 0,15 zt dla refundowanych produktow
leczniczych zawierajgcych prednizon i 0,18 zt dla refundowanych produktow
leczniczych zawierajgcych prednizolon. Przyktadowo dla dawki maksymalnej
stosowanej w przypadku 12 tygodniowego leczenia pierwszego rzutu populacji
pediatrycznej zgodnie z wytycznymi praktyki klinicznej KDIGO 2021 — 6 tygodni
przy petnej dawce, a nastepnie 6 tygodni dawkowania co drugi dzien.
Oszacowany koszt wynosi 936,73 zt.

Gtowne argumenty decyzji

1. Brak dowodow naukowych uzasadniajgcych stosowanie Calcortu
(deflazakortu) zamiast innych glikokortykosteroidow (prednizon, prednizolon)
u chorych z zespotem nerczycowym.

2. Brak wytycznych towarzystw naukowych miedzynarodowych i polskich
uzasadniajgcych stosowanie Calcortu (deflazakortu) zamiast innych
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glikokortykosteroidow (prednizon, prednizolon) u chorych z zespotem
nerczycowym.

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 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, srodkéw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2022 r., poz. 2555 z pdin. zm.),
z uwzglednieniem opracowanie na potrzeby oceny zasadnosci dalszego wydawania zgody na refundacje nr:
0T.4211.7.2023 ,,Calcort (deflazakort) we wskazaniu: zespét nerczycowy”; data ukoriczenia: 29 czerwca 2023 r.



