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Rekomendacja nr 74/2023
z dnia 5 lipca 2023 r.
Prezesa Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji
w sprawie oceny leku Nexviadyme (awalglukozydaza alfa)
ramach programu lekowego:

»Leczenie pacjentow z chorobg Pompego (ICD-10 E 74.0)”

Prezes Agencji nie rekomenduje objecie refundacjg produktu leczniczego Nexviadyme
(awalglukozydaza alfa) ramach programu lekowego: , Leczenie pacjentéw z chorobg Pompego
(ICD-10 E 74.0)” na zaproponowanych warunkach.

Uzasadnienie rekomendacji

W analizie klinicznej oceniono skutecznos¢ i bezpieczenstwo zastosowania awalglukozydazy
alfa wzgledem alglukozydazy alfa u uprzednio nieleczonych pacjentéw z postacig pding
choroby Pompego. Wnioskowanie opiera sie na gtdwnym badaniu - COMET, w ktorym
nie wykazano wyzszosci awalglukozydazy alfa nad komparatorem w odniesieniu
do pierwszorzedowego punktu koricowego, tj. zmiany FVC. W wiekszosci z ocenianych domen
dotyczacych jakosci zycia wg kwestiunariuszy SF-12 i EQ-5D nie odnotowano rdznic pomiedzy
grupami leczonych chorych. Przewage ocenianej interwencji wzgledem alglukozydazy alfa
wykazano w drugorzedowych punktach koncowych, w tym m.in. w zakresie poprawy
sprawnosci motorycznej. Natomiast uzyskana rdznica w tescie 6MWT nie stanowi rdznicy
istotnej klinicznie. Profil bezpieczenstwa awalglukozydazy alfa i alglukozydazy alfa byt
porownywalny.

Przeprowadzona analiza ekonomiczna wykazata, ze przy uwzglednieniu proponowanego
instrumentu dzielenia ryzyka (RSS) oszacowany wskaznik ICUR znajduje sie progu
opfacalnosci. Agencja nie zgadza sie z zprzyjetymi zatozeniami dotyczgcymi oceny optacalnosci
interwencji. Bardziej wiarygodnym scenariuszem analizy jest wariant, w ktérym zastosowano
dekrementy uzytecznosci standw zdrowia zaczerpniete z oryginalnego modelu, oszacowane
na podstawie danych z Rejestru choroby Pompego, wéwczas ICUR z perspektywy NFZ wynosi

Wg prognozy Whnioskodawcy wydatkédw zwigzany z finansowaniem produktu
Nexviadyme (awalglukozydaza alfa), z perspektywy NFZ, siegnie ok.: w drugim
roku refundacji. Wynik ten zalezy od stopnia przejecia udziatow w rynku.

Wytyczne postepowania medycznego zalecajg stosowanie enzymatycznej terapii zastepczej
(ERT) jako terapii ukierunkowanej na leczenie przyczynowe choroby Pompego. Nie wskazuja
jednak konkretnie na wnioskowang technologie.
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W rekomendacjach refundacyjnych pozytywnie lub pozytywnie warunkowo opiniowano
finansowanie leku w analizowanym wskazaniu, zwracajgc uwage na ograniczenia danych
klinicznych oraz niepewnos¢ efektywnosci kosztowej. Natomiast w rekomendacji negatywnej
podkres$lono ograniczenia danych klinicznych i niepewnos¢ wspodfczynnika ICER.
Przedstawione dowody naukowe takze w warunkach polskich nie rozwiewajg watpliwosci dot.
efektu klinicznego oraz optacalnosci terapii.Biorgc pod uwage ograniczenia oceny skutecznosci
klinicznej, wyniki analizy ekonomicznej i finansowej oraz zwigzane z nimi watpliwosci, objecie
refundacjg ocenianej technologii na proponowanych warunkach uznaje sie za niezasadne.
Pozytywne rozstrzygniecie Agencji mogtoby by¢ rozwazane wyfacznie w przypadku
zaproponowania znaczgco innych warunkoéw refundacyjnych (kwalifikacja do istniejgcej grupy
limitowej) i finansowych

Przedmiot wniosku

Zlecenie Ministra Zdrowia dotyczy oceny zasadnosci finansowania ze srodkéw publicznych produktu
leczniczego:

e Nexviadyme, Avalglucosidasum alfa, proszek do przygotowania koncentratu do sporzadzania
roztworu do infuzji, 100 mg, 1 fiolka; GTIN: 05909991472474, cena zbytu netto:

Proponowana odptatnosé i kategoria dostepnosci refundacyjnej: bezptatnie w ramach programu
lekowego, w nowej grupie limitowe;.

Problem zdrowotny

Choroba Pompego jest spowodowana niedoborem kwasnej alfa-glukozydazy, enzymu lizosomalnego
uczestniczacego w procesie rozktadu glikogenu do glukozy. Nastepstwem jest nadmierne gromadzenie
sie glikogenu w komérkach organizmu, gtéwnie w miesniach szkieletowych i mie$niu sercowym.

Catkowity brak aktywnosci enzymu prowadzi do ciezkich zaburzen w pierwszych miesigcach zycia,
obejmujacych uogdlniong wiotkosé i kardiomiopatie przerostowa ze zwezeniem drogi odptywu z lewej
komory (posta¢ o wczesnym poczatku), natomiast czeSciowy niedobdr enzymu moze sie ujawnic
w kazdym wieku nieswoistymi objawami miopatii proksymalnej (niedowtad obreczowo-koriczynowy)
i niewydolnosci oddechowej, zazwyczaj bez wspotistniejgcej kardiomiopatii (posta¢ o pdznym
poczatku).

Choroba Pompego nalezy do grupy choréb rzadkich. Wedtug danych literaturowych postac
0 wczesnym poczatku odpowiada za nie wiecej niz 20% wszystkich przypadkéw choroby Pompego.

Wskazniki rozpowszechnienia schorzenia w populacji ogélnej wynosza:
e 1:40000 (1-9 na 100 tys.) dla obydwu postaci klinicznych,
e 1:140 000 — dla postaci niemowlecej,
e 1:60 000 — dla postaci pdznej.

W postaci o wczesnym poczatku, naturalny przebieg choroby bez enzymatycznej terapii zastepczej
jest bardzo niekorzystny, prowadzac do zgonu w pierwszych 2 latach zycia. Posta¢ o pdznym poczatku
ma postepujacy charakter i moze by¢ przyczyng przedwczesnego zgonu.

Alternatywna technologia medyczna

Biorac pod uwage wytyczne kliniczne oraz technologie aktualnie finansowane ze srodkéw publicznych
za komparator dla wnioskowanej technologii wskazano alglukozydaze alfa (produkt leczniczy
Myozyme).
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Wybér uznano za zasadny. Wskazana jako alternatywna technologia jest enzymatyczng terapig
zastepczeczg stosowang aktualnie w programie lekowym B.22 , Leczenie choroby Pompego”.

Opis wnioskowanego swiadczenia

Produkt leczniczy Nexviadyme (awalglukozydaza alfa) jest wskazany w dtugotrwatej enzymatycznej
terapii zastepczej u pacjentdw z chorobg Pompego (niedobdr kwasnej a-glukozydazy).

Awalglukozydaza alfa jest rekombinowang ludzka kwasng a-glukozydazg (rhGAA), ktdéra stanowi
egzogenne zrodto kwasnej alfa-glukozydazy (ang. acid alpha-glucosidase, GAA). Awalglukozydaza jest
zmodyfikowang czgsteczky alglukozydazy alfa, w ktérej okoto 7 czasteczek heksamannozy — kazda
zawierajgca 2 koncowe reszty mannozo-6-fosforanu (bis-M6P) — jest sprzezonych z utlenionymi
resztami kwasu sjalowego na alglukozydazie alfa.

Whnioskowane wskazanie to wskazanie rejestracyjne leku.

Ocena skutecznosci (klinicznej oraz praktycznej) i bezpieczenstwa

Ocena ta polega na zebraniu danych o konsekwencjach zdrowotnych (skutecznosc i bezpieczeristwo)
wynikajgcych z zastosowania nowej terapii w danym problemie zdrowotnym oraz innych terapii, ktore
w danym momencie sq finansowane ze srodkow publicznych istanowiq alternatywne leczenie
dostepne w danym problemie zdrowotnym. Nastepnie ocena ta wymaga okreslenia wiarygodnosci
zebranych danych oraz porownania wynikdw dotyczqcych skutecznosci i bezpieczeristwa nowej terapii
wzgledem terapii juz dostepnych w leczeniu danego problemu zdrowotnego.

Na podstawie powyziszego ocena skutecznosci i bezpieczeristwa pozwala na uzyskanie odpowiedzi
na pytanie o wielkos¢ efektu zdrowotnego (zaréwno w zakresie skutecznosci, jak i bezpieczeristway),
ktorego nalezy oczekiwaé¢ wzgledem nowej terapii w poréwnaniu do innych rozwazanych opcji
terapeutycznych.

Do analizy klinicznej wtgczono badanie randomizowane COMET (23 publikacje) poréwnujace
skutecznos¢ i bezpieczenstwo awalglukozydazy alfa wzgledem alglukozydazy alfa u stu uprzednio
nieleczonych pacjentéw z postacig pdzng choroby Pompego. Badanie sktadato sie z 49-tygodniowe;j
fazy gtdwnej i fazy przedtuzonej, trwajacej do 145 tygodnia.

Pierwszorzedowym punktem koncowym w badaniu COMET byta zmiana wzgledem wartosci
wyjsciowej przewidywanego FVC (natezona pojemnosc zyciowa, forced vital capacity) w 49 tyg. (%).

Ryzyko btedu systematycznego w gtdwnym badaniu analizy, wg skali opisowej Cochrane, oceniono jako
niskie we wszystkich z domen.

Nie odnaleziono przegladdéw systematycznych oraz badan obserwacyjnych w warunkach rzeczywistej
praktyki klinicznej (w uzupetnieniu wigczono do analizy jeden abstrakt - Sapuppo 2022, badanie
dotyczyto 4 pacjentdéw z wczesng postacig choroby Pompego).

W analizie uwzgledniono ponadto badanie mini-COMET dotyczace chorych ponizej 18 r.z. (wyniki
badania nie zostaty opublikowane w formie petnotekstowej, liczebnos$¢ pacjentow byta niska, N=22)
oraz badanie jednoramienne NEO1 z fazg przedtuzong NEO-EXT (badanie | fazy — ocena bezpieczeristwa
leczenia i wstepna ocena skutecznosci u dorostych pacjentow, liczebnos$é pacjentéw byta niska, N=24).

Skutecznos¢

Badanie COMET

Nie wykazano wyzszosci awalglukozydazy alfa nad alglukozydaza alfa w odniesieniu do | rzedowego
punktu koncowego, tj. zmiany FVC (niewystarczajgca moc statystyczna badania, z uwagi na zbyt mato
liczng probe).

Nie odnotowano istotnych statystycznie réznic pomiedzy ocenianymi interwencjami w zakresie jakosci
zycia (tj. zmiany wyniku wg SF-12 i EQ-5D).
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Wykazano znamienng przewage awalglukozydazy alfa nad alglukozydazg alfa w zakresie poprawy
czynnosci motorycznych (w tym mierzonej m.in.: testem 6-minutowego marszu - 6MWT czy testem
Quick Motor Function — QMWT).

Skutecznos$é praktyczna - Sapuppo 2022

U pacjentéw obserwowano redukcje poziomu fosfokinazy kreatynowej (Srednio o 47%),
aminotransferazy asparaginowe] (48%) i alaninowej (46%) oraz dehydrogenazy mleczanowej (32%)
oraz kardiomiopatii przerostowe;.

Dwodch pacjentdw wytworzyto przeciwciata przeciwko lekowi, nie wystgpity u nich dziatania
niepozadane.
Bezpieczeristwo

Badanie COMET

Nie odnotowano istotnych statystycznie réznic w zakresie bezpieczeistwa pomiedzy awalglukozydaza
alfa a alglukozydazg alfa w zakresie czestosci wystepowania:

zdarzen niepozgdanych ogdétem,

e zdarzen niepozadanych specjalnego zainteresowania,

e ciezkich zdarzen niepozadanych,

e reakcji nadwrazliwosci, anafilaktycznych, zwigzanych z ukfadem immunologicznym,
zwigzanych z wlewem,

e przerwania leczenia z powodu zdarzen niepozadanych.

Ryzyko poszczegdlnych zdarzen niepozadanych rowniez byto poréwnywalne pomiedzy interwencjami,
a jedyne réznice dotyczyty tego, ze

W grupie awalglukozydazy alfa czeSciej niz w grupie alglukozydazy alfa wystepowata grypa (OR = 5,04
[1,03; 24,64]).

ChPL Nexviadyme

Najczesciej zgtaszanymi dziataniami niepozgdanymi (czesto$¢ wystepowania >5%) byty swiad (9,4%),
wysypka (8%), bol gtowy (7,2%), pokrzywka (6,5%), zmeczenie (6,5%), nudnosci (5,8%) i dreszcze
(5,1%).

Reakcje nadwrazliwosci zgtoszono u 43,5% pacjentéw, anafilaksje u 1,4% oraz IAR u 26,1% pacjentéw.
tacznie 2,9% pacjentéw otrzymujacych produkt leczniczy Nexviadyme w badaniach klinicznych
przerwato leczenie na state; po 0,7% pacjentéw przerwato leczenie ze wzgledu na wystgpienie
nastepujacych zdarzen uznanych za zwigzane z zastosowaniem produktu leczniczego Nexviadyme:
trudnosci w oddychaniu, dyskomfort w klatce piersiowej, zawroty gtowy, kaszel, nudnosci, nagte
zaczerwienienie, przekrwienie oczu i rumien.

Ograniczenia

Populacja odcelowg okreslong zapisami programu lekowego jest populacja pacjentéw bez ograniczen
wiekowych z chorobg Pompego, podczas gdy w gtdwnym badaniu wtgczonym do analizy klinicznej —
COMET, jako kryterium wtaczenia przyjeto wiek 23 r.z., a jedyny zakwalifikowany do badania pacjent
z grupy wiekowej <18 r.z. miat 16 lat (Srednia wieku wszystkich wtgczonych pacjentéw — 48,1
[SD =14,2] lat).

Propozycje instrumentow dzielenia ryzyka
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Ocena ekonomiczna, w tym szacunek kosztow do uzyskiwanych efektéw zdrowotnych

Ocena ekonomiczna polega na oszacowaniu i zestawieniu kosztow i efektow zdrowotnych, jakie mogg
wiqzac sie z zastosowaniem u pojedynczego pacjenta nowej terapii zamiast terapii juz refundowanych.

Koszty terapii szacowane sq w walucie naszego kraju, a efekty zdrowotne wyrazone sq najczesciej
w zyskanych latach zycia (LYG, life years gained) lub w latach Zycia przezytych w petnym zdrowiu (QALY,
quality adjusted life years) wskutek zastosowania terapii.

Zestawienie wartosci dotyczqcych kosztow i efektow zwigzanych z zastosowaniem nowej terapii
i poréwnanie ich do kosztow i efektow terapii juz refundowanych pozwala na uzyskanie odpowiedzi na
pytanie, czy efekt zdrowotny uzyskany u pojedynczego pacjenta dzieki nowej terapii wigze sie
z wyzszym kosztem w pordwnaniu do terapii juz refundowanych.

Uzyskane wyniki wskaZnika kosztow-efektow zdrowotnych poréwnuje sie z tzw. progiem optacalnosci,
czyli wynikiem, ktory sygnalizuje, ze przy zasobnosci naszego kraju (wyrazonej w PKB) maksymalny
koszt nowej terapii, ktéra ma wiqzac sie z uzyskaniem jednostkowego efektu zdrowotnego (1 LYG lub 1
QALY) w poréwnaniu do terapii juz dostepnych, nie powinien przekraczac trzykrotnosci PKB per capita.
Aktualnie prég optacalnosci wynosi 175 926 PLN/QALY (3 x 58 642 PLN).

Wskaznik kosztow-efektow zdrowotnych nie szacuje i nie wyznacza wartosci zycia, pozwala jedynie
ocenic¢ i m. in. na tej podstawie dokonac wyboru terapii zwigzanej z potencjalnie najlepszym.

Przeprowadzono analize uzytecznosci kosztéow (CUA) w dozywotnim horyzoncie czasowym (60 lat),
z perspektywy ptatnika publicznego (NFZ) oraz z perspektywy wspdlnej NFZ i swiadczeniobiorcy
(pacjenta).

Awalglukozydaze alfa (produkt leczniczy Nexviadyme) porédwnano z alglukozydazg alfa (produkt
leczniczy Myozyme).

W analizie uwzgledniono nastepujace kategorie kosztéw medycznych:

o koszty lekéw (interwencja i komparator)

o koszty podania i monitorowania terapii;

o koszty wentylacji mechanicznej;

o koszty wyrobow medycznych (wézek inwalidzki);
. koszty leczenia zdarzen niepozgdanych;

. koszty posrednie (analiza wrazliwosci).

Inkrementalny wskaznik uzytecznosci kosztéw (ICUR) z perspektywy NFZ wynidst:

Zgodnie z oszacowaniami stosowanie awalglukozydazy alfa w miejsce alglukozydazy alfa jest
Oszacowany ICUR znajduje sie progu optacalnosci, o ktérym mowa w ustawie
o refundacji.

Przy wartosci ICUR oszacowanej w analizie podstawowej warto$¢ progowa ceny zbytu netto leku (CZN),
przy ktérej koszt uzyskania dodatkowego roku zycia skorygowanego o jakos¢, jest rowny wysokosci
progu wynosi
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Wyniki analizy probabilistycznej wykazaty, ze prawdopodobienstwo optacalnosci terapii
awalglukozydazy alfa w porédwnaniu z alglukozydazg alfa,

Ograniczenia

Analize ekonomiczng przeprowadzono dla populacji pacjentéw z

W ocenie Agencji bardziej wiarygodnym scenariuszem analizy jest wariant, w ktérym zastosowano

Wskazanie czy zachodzg okolicznosci, o ktérych mowa w art. 13 ust. 3 ustawy z dnia 12 maja
2011 r. o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego
oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2023 r. poz. 826);

Jezeli analiza kliniczna wnioskodawcy nie zawiera randomizowanych badar klinicznych dowodzgcych
wyzszosci leku nad technologiami medycznymi dotychczas refundowanymi w danym wskazaniu, to
urzedowa cena zbytu leku musi byc¢ skalkulowana w taki sposéb, aby koszt stosowania leku
wnioskowanego do objecia refundacjq nie byt wyiszy niz koszt technologii medycznej
o najkorzystniejszym wspofczynniku uzyskiwanych efektow zdrowotnych do kosztow ich uzyskania.

W opinii Agencji w ocenie wyrdzni¢ mozna dwie sytuacje:

- okolicznosci art. 13 ustawy o refundacji zachodzg w odniesieniu do populacji IOPD - wéwczas cena
progowa wynosi

- okolicznosci art. 13 ustawy o refundacji nie zachodzg w odniesieniu do populacji LOPD.

Ocena wptywu na system ochrony zdrowia, w tym wptywu na budzet ptatnika publicznego
Ocena wptywu na system ochrony zdrowia sktada sie z dwdch istotnych czesci.

Po pierwsze, w analizie wptywu na budzet ptatnika, pozwala na oszacowanie potencjalnych wydatkdéw
zwigzanych z finansowaniem nowej terapii ze srodkéw publicznych.

Szacunki dotyczqce wydatkdéw zwigzanych z nowgq terapiq (scenariusz ,jutro”) sq poréwnywane z tym,
ile aktualnie wydajemy na leczenie danego problemu zdrowotnego (scenariusz ,dzis”). Na tej
podstawie mozliwa jest ocena, czy nowa terapia bedzie wigzac¢ sie z koniecznosciq przeznaczenia
wyzZszych srodkéw na leczenie danego problemu zdrowotnego, czy tez wigze sie z uzyskaniem
oszczednosci w budzZecie ptatnika.

Ocena wptywu na budzet pozwala na stwierdzenie czy ptatnik posiada odpowiednie zasoby
na finansowanie danej technologii.

Ocena wptywu na system ochrony zdrowia w drugiej czesci odpowiada na pytanie jak decyzja
o finansowaniu nowej terapii moze wpfyng¢ na organizacje udzielania swiadczen (szczegdlnie
w kontekscie dostosowania do wymogow realizacji nowej terapii) oraz na dostepnosc innych swiadczen
opieki zdrowotne;.

Wyniki analizy wptywu na budzet wnioskodawcy zostaty przedstawione w dwuletnim horyzoncie
czasowym z perspektywy ptatnika publicznego (NFZ).

W analizie uwzgledniono koszty tozsame z uwzglednionymi w analizie ekonomiczne;.
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Whnioskodawca oszacowat liczbe pacjentdw stosujgcych wnioskowang technologie w scenariuszu
nowym na:

° pacjentéw w | roku,
. pacjentéw w Il roku.

Wyniki analizy podstawowej z perspektywy NFZ, uwzgledniajgcej RSS wskazujg, ze objecie refundacja
produktu leczniczego Nexviadyme (awalglukozydaza alfa) wigzac sie bedzie ze wydatkéw
ptatnika publicznego o ok.:

. w | roku,

° w |l roku refundacji.
Wyniki analizy wrazliwosci byty spdjne co do kierunku wnioskowania z wynikami analizy podstawowej.
Ograniczenia

Populacje docelowg analizy wptywu na budzet stanowig pacjenci z chorobg Pompego bez wzgledu
na posta¢  (wczesna, poOina) oraz wczesSniejsze leczenie (pacjenci uprzednio leczeni
lub nie z zastosowaniem enzymatycznej terapii zastepczej). Nie jest to spdjne z ww. zatozeniami
analizy ekonomicznej, ktérej wyniki majg wptyw na oszacowania BIA.

Uwagi do proponowanego instrumentu dzielenia ryzyka

Uwagi do programu lekowego

Eksperci ankietowani przez Agencje proponujg uwzglednienie zapisu w programie lekowym
dopuszczajgcego zmiane enzymatycznej terapii zastepczej.

Parametry oceny efektywnosci wnioskowanej terapii przedstawiono w AWA (0T.423.1.12.2023).

Omodwienie rozwigzan proponowanych w analizie racjonalizacyjne;j

Przedmiotem analizy racjonalizacyjnej jest identyfikacja mechanizmu, ktérego wprowadzenie
spowoduje uwolnienie srodkow publicznych w wysokosci odpowiadajgcej co najmniej wzrostowi
kosztow wynikajgcemu z podjecia pozytywnej decyzji o refundacji wnioskowanej technologii
medycznej.

Analiza racjonalizacyjna jest przedktadana jezeli analiza wptywu na budzet podmiotu zobowigzanego
do finansowania Swiadczen ze Srodkow publicznych wykazuje wzrost kosztow refundacji.

Whnioskodawca zaproponowat rozwigzanie polegajgce na

Oszacowane oszczednosci w wysokosci , umozliwityby
pokrycie kosztédw zwigzanych z finansowaniem technologii wnioskowane;j.

Omoéwienie rekomendacji wydawanych w innych krajach w odniesieniu do ocenianej
technologii

Odnaleziono 7 rekomendacji klinicznych odnoszacych sie do wnioskowanego wskazania.



Rekomendacja nr 74/2023 Prezesa AOTMIT z dnia 5 lipca 2023 r.

Rekomendowane jest stosowanie enzymatycznej terapii zastepczej (ERT) jako terapii ukierunkowanej
na leczenie przyczynowe choroby Pompego. Do ERT kwalifikowani powinni by¢ pacjenci
z rozpoznaniem wczesnej postaci choroby oraz objawowi pacjenci z postacig pdzna.

Rekomendacje refundacyjne

Odnaleziono 4 rekomendacje refundacyjne, w tym: 1 pozytywna (HAS 2022), 2 pozytywne warunkowo
(NICE 2022, CADTH 2022) i 1 negatywna (PBAC 2021).

W rekomendacji pozytywnej wskazano, ze rodznica korzysci do ryzyka awalglukozydazy alfa
do alglukozydazy alfa byta istotna w oparciu o dane z krétkich okreséw obserwacji oraz ze lek
czesciowo stanowi odpowiedZ na niezaspokojone potrzeby terapeutyczne w populacji pacjentéw
z postacig pdzng choroby (HAS 2022).

W rekomendacjach warunkowych:

e zwrdcono uwage, ze korzysci kliniczne oraz oszacowania efektywnosci kosztowej sg niepewne,
ale akceptowalne przy spetnieniu kryteriow umowy handlowej z uwagi na obcigzenie chorobg
i rzadkosc jej wystepowania (NICE 2022),

e ograniczono populacje do pacjentéw z pdzing postacia choroby Pompego, ktérzy spetniajg
okreslone kryteria (pacjenci muszg by¢ zdolni do chodzenia, nie by¢ wczesniej leczeni
alglukozydaza alfa (Myozyme) lub nie tolerowac leczenia alglukozydazg alfa w trakcie
pierwszego roku terapii) (CADTH 2022).

W rekomendacji negatywnej podkreslono ograniczenia danych klinicznych i niepewnos¢ wspétczynnika
ICER.

Wedtug informacji przedstawionych przez wnioskodawce lek Nexviadyme (awalglukozydaza alfa)
jest finansowany w ocenianym wskazaniu w  krajach UE i EFTA (na 30 wskazanych).

Podstawa przygotowania rekomendacji

Rekomendacja zostata przygotowana na podstawie zlecenia z dnia 17.04.2023 r. Ministra Zdrowia (znak pisma:
PLR.4500.2337.2022), odnosnie do przygotowania rekomendacji Prezesa w sprawie oceny leku Nexviadyme
(awalglukozydaza alfa) ramach programu lekowego: , Leczenie pacjentéw z chorobg Pompego (ICD-10 E 74.0)”
na podstawie art. 35 ust 1. ustawy z dnia 12 maja 2011 roku o refundacji lekow, srodkéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2023 r. poz. 826), po uzyskaniu
Stanowiska Rady Przejrzystosci nr 73/2023 zdnia 3 lipca 2023 roku w sprawie oceny leku Nexviadyme
(awalglukozydaza alfa) ramach programu lekowego: , Leczenie pacjentéw z chorobg Pompego (ICD-10 E 74.0)”

PiSmiennictwo

1. Stanowisko Rady Przejrzystosci nr 73/2023 z dnia 3 lipca 2023 roku w sprawie oceny leku Nexviadyme
(awalglukozydaza alfa) ramach programu lekowego: , Leczenie pacjentdw z chorobg Pompego (ICD-10 E
74.0)"

2. Raport nr OT.423.1.12.2023 Whniosek o objecie refundacjg leku Nexviadyme (awalglukozydaza alfa)
ramach programu lekowego: ,Leczenie pacjentéw z chorobg Pompego (ICD-10 E 74.0)”



