Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 27/2024 z dnia 2 kwietnia 2024 roku
w sprawie zasadnosci wydawania zgdd na refundacje leku Calcort
(deflazakort) we wskazaniach: zespét nerczycowy,
autoimmunologiczne zapalenie watroby

Rada Przejrzystosci uznaje za niezasadne wydawanie zgdod na refundacje leku
Calcort (deflazakort) we wskazaniach: zespdt nerczycowy, autoimmunologiczne
zapalenie wqtroby.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Zarowno Rada Przejrzystosci, jak i Prezes Agencji uznali za niezasadne
wydawanie zgdd na refundacje leku Calcort (deflazakort), tabletki 6 mg,
we wskazaniu zespot nerczycowy w opiniach przedstawionych w roku 2013, 2020
i 2023 oraz autoimmunologiczne zapalenie wgtroby w 2020 r.

Obecne stanowisko Rady Przejrzystosci oparte jest o zaktualizowane dane
w zakresie istnienia nowych wytycznych praktyki klinicznej oraz nowych
dowoddw naukowych dotyczqcych skutecznosci i bezpieczenstwa 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 wzmoZong
przepuszczalnoscig 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.
Autoimmunologiczne zapalenie wgtroby (AlIH, ang. autoimmune hepatitis) jest
przewlektym, nieustepujgcym samoistnie, procesem martwiczo-zapalnym tkanki
wqtrobowej o nieznanej etiologii, zlokalizowanym gtédwnie w okolicy
okofowrotnej zrazika, zwigzanym ze zwiekszonym stezeniem gamma-globulin
w osoczu i obecnosciq krqzqcych autoprzeciwciat tkankowych.
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Dowody naukowe

Wszystkie rekomendacje (potudniowokoreariskie KASL z 2022 r., francuskie
HAS z 2022 r., amerykariskie AASLD z 2019 r.) leczenia autoimmunologicznego
zapalenia wgtroby oraz rekomendacje dla wskazania zespdt nerczycowy
(amerykariskie KDOQI z 2023 r.) zalecajg zastosowanie w obu jednostkach
chorobowych  prednizonu/prednizolonu  lub  ogdlnie  kortykosteroiddow
bez wskazywania konkretnej substancji czynnej. W odnalezionych wytycznych
brak jest odniesienia do stosowania deflazakortu w analizowanych wskazaniach.

W przypadku wytycznych leczenia autoimmunologicznego zapalenia wgqtroby
odnalezionych w poprzednim raporcie Agencji z 2020 r. wiekszos¢ dokumentow
nie odniosta sie do stosowania deflazakortu w ramach terapii GKS, jedynie
brytyjskie wytyczne BSG z 2010 r. wskazujq, ze ,u pacjentow, u ktorych
nie uzyskano catkowitej biochemicznej lub histologicznej remisji po zastosowaniu
prednizolonu | azatiopryny mozna rowniez wyprobowac cyklosporyne,
budezonid, deflazakort, takrolimus lub cyklofosfamid, chociaz ich skutecznos¢
jest stabo udokumentowana (11-3/C2)”. Natomiast w odniesieniu do wytycznych
leczenia zespotfu nerczycowego odnalezionych na potrzeby oceny Agencji
w 2023 r., wszystkie rekomendacje zalecaty leczenie dzieci doustnym
prednizonem/prednizolonem, zaréwno w pierwotnym, jak i nawracajgcym
zespole nerczycowym. Jedynie autorzy wytycznych IPNA 2022 wskazali,
Ze obecnie nie ma wystarczajgcych danych, aby zalecic¢ stosowanie deflazakortu
zamiast prednizonu w leczeniu zespofu nerczycowego.

W wyniku wyszukiwania nie odnaleziono nowych dowoddéw naukowych
opublikowanych po dacie ostatnich ocen przeprowadzonych w Agencji.

Problem ekonomiczny

Szacunkowa cena netto sprzedazy produktu leczniczego Calcort (deflazakort),
tabletki 6 mg do apteki wynosi 110,36 zt za 100 tabletek, zawierajgca marze
hurtowq. Lek wydawany jest pacjentom po uiszczeniu opfaty ryczaftowej
w wysokosci 3,20 zt/opak (art. 6 ust. 6 ustawy o refundacji). W okresie 01.2023-
02.2024 wydano zgody na refundacje w sumie 8 opakowan po 100 tabletek
produktu leczniczego Calcort dla dwoch pacjentow z zespotem nerczycowym oraz
15 opakowan dla jednego pacjenta z autoimmunologicznym zapaleniem
wqtroby. Kwota, na jakq wydano ww. zgody na refundacje wynosi 2 538,28 zt.

Oszacowana kosztochtonnosc terapii, zaleznie od wskazania, wynosi 247,21 zt
za miesigc terapii dawkq 40 mg deflazakortu. W analizowanych wskazaniach,
wynikajgcych ze zlecenia, koszt miesieczny terapii w zespole nerczycowym
wynosi 255-382 zt za cykl terapii (8-12 tygodni), natomiast w przypadku
autoimmunologicznego zapalenia wgqtroby — 600-2000 zt, w zaleznosci
od populacji (odpowiednio dzieci i dorosli).
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Gtowne arqgumenty decyzji

1. Brak dowodow naukowych wskazujgcych na wyzszq skutecznosc i tym samym
uzasadniajgcych stosowanie Calcortu (deflazakortu) zamiast innych
glikokortykosteroidow  we  wskazaniu  zespdt  nerczycowy  oraz
autoimmunologiczne zapalenie wqtroby (prednizon/prednizolon, prednizon
z azatioprynq).

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

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 $rodkéw publicznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 146) oraz
wzw. zart. 39 ust. 3 ustawy z 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2023 r., poz. 826 z pdin. zm.),
z uwzglednieniem opracowania na potrzeby oceny zasadnosci dalszego wydawania zgody na refundacje
nr: 0T.4211.3.2024 ,Calcort (deflazakort) we wskazaniach: zespot nerczycowy, autoimmunologiczne zapalenie
watroby”, Data ukonczenia: 25 marca 2024 r.



