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Rekomendacja nr 90/2024
z dnia 6 wrzesnia 2024 r.
Prezesa Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikac;ji
w sprawie zasadnosci wydawania zgody na refundacje
produktu Ferriprox (deferypron) we wskazaniu:

neurodegeneracja z odktadaniem zelaza w mozgu

Prezes Agencji rekomenduje wydawanie zgdd na refundacje produktu Ferriprox (deferypron)
we wskazaniu neurodegeneracja z odktadaniem zelaza w mozgu.

Uzasadnienie rekomendacji

Produkt leczniczy Ferriprox (deferypron) byt juz przedmiotem oceny Agencji i uzyskat
pozytywng rekomendacje wydang w 2018 r. dla wskazania neurodegeneracja z odktadaniem
zelaza w médzgu.

W analizie klinicznej, bedacej aktualizacja poprzedniego opracowania (raport
0T.4311.30.2018), uwzgledniono dwa nowe badania, w tym jedno badanie z randomizacja
(Klopstock 2019) i jedno badanie jednoramienne (Romano 2022).

Whioski ptynace z przeprowadzone] analizy wskazujg m.in. na istotne zmniejszenie ilosci
zelaza w zwojach podstawy mézgu po zastosowaniu deferypronu w poréwnaniu do placebo.
Nie wykazano natomiast znamiennej réznicy pomiedzy grupami w zakresie I-rzedowego
punktu koncowego tj. postepu choroby ocenianego jako zmiana wg skali BAD. Z kolei
w badaniu jednoramiennym kliniczna ocena neurologiczna podczas wizyty kontrolnej
potwierdzita poprawe lub stabilnos¢ choroby u potowy pacjentéw (5/10).

Uwzgledniajgc otrzymane od Ministra Zdrowia (MZ) dane dotyczgce importu omawianej
technologii szacuje sie, ze wielko$¢ populacji docelowej nie powinna by¢ wyzsza niz kilka oséb
rocznie (w 2023 r. Ferriprox sprowadzono dla 1 pacjenta), a roczny budzet zwigzany
z finansowaniem leku utrzyma sie na zblizonym poziomie (ok. 6,5 tys. zt / pacjenta).

W zwigzku z powyiszym, zebrane w procesie oceny informacje uznano za wystarczajgce,
by uzasadni¢ dalsze wydawanie zgdéd na refundacje produktu leczniczego Ferriprox
(deferypron) w ocenianym wskazaniu.
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Przedmiot wniosku

Zlecenie Ministra Zdrowia dotyczy oceny zasadnosci wydawania zgdd na refundacje produktu
leczniczego Ferriprox (deferipronum), tabletki 4 500 mg, we wskazaniu: neurodegeneracja
z odkfadaniem zelaza w mézgu.

Problem zdrowotny

Neurodegeneracja z akumulacjg zelaza (ang. neurodegeneration with brain iron accumulation; NBIA)
to szeroka grupa choréb, gtéwnie pozapiramidowych, charakteryzujgcych sie nadmiernym
odktadaniem zelaza w mdzgu (gtdwnie w jgdrach podkorowych: gatkach bladych, czesci siateczkowatej
istoty czarnej, pragzkowiach oraz jagdrach zebatych mdézdzku). Wszystkie dotychczas opisane zespoty
NBIA s3 dziedziczone autosomalnie recesywnie. Ze wzgledu na dominujgce objawy, niiejsze schorzenie
jest przewaznie klasyfikowane jako choroba neurologiczna. Neurozwyrodnienie zwigzane z kinazg
pantotenianu (ang. panthotenate kinase associated neurodegeneration, PKAN) jest najczestszym
zespotem NBIA (>50% przypadkdw). Za jego przyczyne uznaje sie mutacje w genie kodujgcym kinaze
pantotenianu 2 (PANK2), znajdujgcym sie na chromosomie 20p13. Enzym ten bierze udziat w
biosyntezie koenzymu A niezbednego do metabolizmu kwasdéw ttuszczowych, syntezy lipidéw waznych
dla stabilnosci bton komdrkowych oraz proceséw beta-oksydacji kwasow ttuszczowych. Konsekwencjg
jego braku sg zaburzenia energetyczne komorek, zwiekszenie produkcji wolnych rodnikéw, odktadanie
sie L-cysteiny chelatujgcej zelazo.

Pierwsze objawy, w zaleznosci od typu NBIA, mogg pojawic sie w dziecinstwie, nawet do 4 dekady
zycia. W obrazie klinicznym wyrdznia sie:

e postac¢ klasyczng - pierwsze objawy wystepujg przed 6. rokiem zycia (90%), dominuje
sztywnos¢ miesniowa, pierwszymi objawami moga by¢ zaburzenia chodu, ,niezdarnos¢”
ruchéw, stopniowo rozwija sie ciezka dystonia uogdlniona, poza tym stwierdza sie
zwyrodnienie barwnikowe siatkdwki oraz akantocyty w rozmazie krwi;

e postacie pdznodzieciece - rozwijajg sie w 2. dekadzie zycia (13-14. r.z.), zwykle pierwszymi
objawami sg zaburzenia mowy oraz zaburzenia psychiczne, zaburzenia ruchowe sg mniej
nasilone, jednak na skutek zespotu pozapiramidowo-piramidowego dochodzi do utraty
mozliwosci chodzenia w ciggu 15-40 lat;

e postacie atypowe — wystepujg w wieku dorostym (>20 r.z.), cechujg sie przedtuzonym
przebiegiem oraz szerokim spektrum ruchéw mimowolnych (ale dystonia jest wiodgcym
objawem), wystepujg bardzo rzadko.

W przypadku osdb z klasyczng postacig choroby, okres przezycia moze wynosi¢ od jednego do kilku lat.
U wiekszosci pacjentow z postacig atypowa, choroba postepuje powoli przez kilka, a nawet
kilkadziesiat lat.

Szacowana czestos$¢ wystepowania NBIA wynosi 1-3 na 1 000 000.

Alternatywna technologia medyczna

W zleceniu MZ nie wskazano innych produktéw leczniczych lub $srodkéw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego sprowadzanych zza granicy w analizowanym wskazaniu.

Odnaleziony konsensus postepowania klinicznego (Wilson 2021), wéréd metod leczenia odnosi sie
do srodkéw chelatujacych zelazo, rehabilitacji oraz leczenia objawowego (m.in. S$rodkéw
przeciwdrgawkowych w przypadku wystgpienia napaddw padaczkowych, leczenia bezsennosci).

Ankietowany ekspert kliniczny wskazat, ze nie istnieje leczenie przyczynowe o udowodnionym efekcie
spowalniajgcym naturalny rozwéj choroby, dostepne jest jedynie leczenie pozwalajgce ograniczac
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objawy oraz poprawia¢ komfort funkcjonowania pacjentéw (np. leczenie spastycznosci, napaddéw
padaczkowych, ruchow mimowolnych, bélu, zaburzen neuropsychiatrycznych, postepowanie
w zaburzeniach potykania).

Autorzy opisanego w niniejszym raporcie badania Romano 2022 wskazuja, iz deferypron wybrany
zostat jako interwencja, poniewaz jest to jedyny s$rodek chelatujgcy zelazo, majgcy zdolnosc
do przekraczania bariery krew-mozg.

Opis wnioskowanego $wiadczenia

Produkt leczniczy Ferriprox jest lekiem zawierajgcym substancje czynng deferypron (3-hydroksy-1,2-
dimetylopirydyn-4-on), ktdra taczy sie z jonami zelaza w stosunku molowym 3:1. Dzieki temu zmniejsza
stezenie zelaza we krwi oraz zapobiega jego odktadaniu sie w tkankach.

Zgodnie z Charakterystykg Produktu Leczniczego (ChPL) produkt Ferriprox wskazany jest:

e w leczeniu nadmiaru zelaza u pacjentdw z talasemig typu major, u ktérych obecne leczenie
srodkami chelatujgcym jest niewystarczajgce lub istniejg ku niemu przeciwwskazania;

e w leczeniu pacjentéw z talasemig typu major, u ktérych monoterapia innym $rodkiem
chelatujacym zelazo jest nieskuteczna lub gdy zapobieganie zagrazajgcym zyciu skutkom
przetadowania zelazem (gtdéwnie przetadowania miesnia sercowego) lub ich leczenie uzasadnia
szybka lub intensywng korekte.

Whnioskowane wskazanie nie zawiera sie we wskazaniach rejestracyjnych ocenianego leku, co oznacza
stosowanie go poza wskazaniami rejestracyjnymi (off-label).

Produkt leczniczy Ferriprox byt przedmiotem oceny Agencji w 2018 roku i uzyskat pozytywng opinie
zarowno Rady Przejrzystosci, jak i rekomendacje Prezesa Agencji.

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 wynikow dotyczqcych skutecznosci i bezpieczeristwa nowej terapii
wzgledem terapii juz dostepnych w leczeniu danego problemu zdrowotnego.

Na podstawie powyzszego ocena skutecznosci i bezpieczenstwa pozwala na uzyskanie odpowiedzi
na pytanie o wielkos¢ efektu zdrowotnego (zaréwno w zakresie skutecznosci, jak i bezpieczenstwa),
ktorego nalezy oczekiwa¢ wzgledem nowej terapii w porédwnaniu do innych rozwazanych opcji
terapeutycznych.

W analizie klinicznej, bedacej aktualizacjg poprzedniego opracowania, uwzgledniono dwa badania,
w tym jedno badanie z randomizacjg (Klopstock 2019) i jedno badanie prospektywne jednoramienne
(Romano 2022).

Celem badania Klopstock 2019 byfa ocena skutecznosci i bezpieczenstwa deferypronu w leczeniu
neurodegeneracji zwigzanej z kinazg pantotenianowg (PKAN). Do badania wigczono 88 pacjentow.
Faza randomizowana trwata 18 miesiecy, a faza przedtuzona (otwarta) kolejne 18 miesiecy (n=68).

Badanie Romano 2022 miato na celu ocene dtugoterminowej skutecznosci i bezpieczenstwa
deferypronu w leczeniu chorych z neurodegeneracjg zwigzang z akumulacjg zelaza w mdzgu (NBIA).
Do badania wtaczono 10 pacjentéw. Sredni czas obserwacji w badaniu wynosit 5,5 roku (+ 2,3).
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Poprzednig ocene produktu leczniczego Ferriprox (deferypron) przeprowadzono w oparciu o trzy
jednoramienne badania pilotazowe (Rohani 2017, Cossuu 2014, Abruzzese 2011, Zorzi 2011) —
szczegoty w raporcie Agencji nr 0T.4311.30.2018.

Skutecznos¢ kliniczna

Klopstock 2019

Nie wykazano istotnych statystycznie réznic pomiedzy deferypronem a placebo w zakresie progres;ji
choroby ocenianej w skali BAD! oraz w zakresie zmiany w skali PGI- 1> (pierwszorzedowe punkty
koncowe).

Analiza podgrup wskazata, ze u pacjentéw z atypowa postacig PKAN progresja objawdw klinicznych
u pacjentdw leczonych deferypronem postepowata wolniej niz w grupie placebo (réznica pomiedzy
grupami wyniosta 2,19 pkt [95% Cl: -4,00; -0,38], p=0,019.) Nie wykazano znamiennych rdznic dla tego
poréwnania w podgrupie pacjentéw z klasycznym PKAN.

Koncentracja zelaza w zwojach podstawy mdzgu mierzona w obrazowaniu MRI-R2 w stosunku
do wartosci wyjsciowych w grupie leczonej deferypronem byta istotnie statystycznie (IS) nizsza (-
35,6 Hz (95% Cl: -44,8; -26,3), p<0,0001), zas w grupie otrzymujgcej placebo nie ulegta istotnej zmianie.
W zakresie rozwoju kognitywnego mierzonego wg skali WeeFIM wystapita IS rdéznica na korzysc
deferypronu (6,30 pkt, p=0,032).

Wyniki fazy rozszerzonej badania po kolejnych 18 miesigcach (36 miesiecy od rozpoczecia badania),
w ktérej wszyscy pacjenci otrzymywali deferypron wskazuja, iz wyniki uzyskane w skali BAD s3 lepsze
podczas terapii deferypronem niz podczas terapii placebo (réznica w punktacji uzyskanej w grupie
placebo-deferypron byta IS na korzys¢ deferypronu, zas w grupie deferypron-deferypron nie ulegta IS
zmianie). Srednia liczba punktéw w skali PGI-I byta poréwnywalna w obu grupach.

Romano 2022

Wyniki raportowane dla 10 chorych wigczonych do badania wskazaty, iz u 8/10 pacjentéw
zaobserwowano ujemng korelacje miedzy parametrem R2 (zmienno$¢ przecigzenia zelazem oceniana
w badaniu MR) a uptywem czasu (R2 malato z uptywem czasu), u 2 chorych przecigzenie zelazem byto
stabilne w catym okresie badania, z ujemnym wspdtczynnikiem korelacji, ktéry nie osiggnat poziomu
istotnosci. Niezalezna kliniczna ocena neurologiczna podczas wizyt kontrolnych potwierdzita poprawe
u 1 pacjenta oraz stabilizacje kliniczng choroby u 4 i pogorszenie stanu u 5 chorych.

Bezpieczeristwo

Klopstock 2019

W ciggu 18 miesiecy obserwacji, jakiekolwiek zdarzenia niepozgdane (AEs) wystgpity u prawie
wszystkich (57/58) pacjentéw leczonych deferypronem i u wszystkich (30/30) pacjentéw
otrzymujacych placebo.

W grupie leczonej deferypronem IS czesciej wystgpita anemia (21% vs 0%, p=0,007). Nie obserwowano
IS réznic pomiedzy grupami w odniesieniu do pozostatych AEs.

W zadnej z badanych grup nie odnotowano zgonu, epizodéw agranulocytozy, ciezkiej neutropenii,
a przypadki tagodnej neutropenii wystgpity z pordwnywalng czestosciag w obu badanych grupach
(9% vs 7%).

1 BAD - Skala Barry-Albright Dystonia, narzedzie uzywane do oceny ciezkoéci dystonii w o$miu regionach ciata: oczy, usta,
szyja, tutdw oraz kazda koriczyna gérna i dolna. Skala generuje indywidualne wyniki dla kazdego regionu oraz catkowity wynik,
ktéry moze wynosi¢ od 0 (najlepszy) do 32 (najgorszy)

2 PGI- | the Patient Global Impression of Improvement scale, skala majaca na celu ocene poprawy objawéw raportowanej
przez pacjenta
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W ciggu 36 miesiecy obserwacji odnotowano dwa zgony, spowodowane aspiracjg ptucng (u jednego
chorego z powodu zapalenia ptuc i wielonarzagdowej niewydolnosci, u drugiego z powodu wymiotéw
podczas snu).

U zadnego z pacjentdw nie wystgpita neutropenia w okresie badania. Do najczesciej wystepujgcych
zdarzen niepozadanych nalezaty: dystonia u 40/68 (59%), gorgczka u 23/68 (34%), bdl gtowy u 20/68
(29%), zmniejszenie stezenia ferrytyny osoczowej u 18/68 (27%) pacjentow.

ChPL Ferriprox

Najczestszymi dziataniami niepozgdanymi zgtaszanymi w czasie stosowania deferypronu w badaniach
klinicznych byty nudnosci, wymioty, bdle brzucha i przebarwienie moczu, ktére odnotowano u ponad
10% pacjentéw. Najciezszym dziataniem niepozgdanym odnotowanym w badaniach klinicznych
z zastosowaniem deferypronu byta agranulocytoza, okreslana jako bezwzgledna liczba granulocytéw
obojetnochtonnych wynoszaca ponizej 0,5x109/I, ktéra wystgpita u okoto 1% pacjentéw. Lzejsze
przypadki neutropenii stwierdzano u okoto 5% pacjentéw.

Nalezy wskaza¢, ze bezpieczenstwo leku sprawdzano w populacji pacjentéw z talasemia.Ograniczenia
analizy

Dowody w postaci badania RCT dostepne sg jedynie dla jednego podtypu choroby tj. populacji
pacjentéw z PKAN. Brak jest jednak danych o wysokiej wiarygodnosci dla catej populacji wnioskowane;j
- szerszej niz analizowana we wtgczonym badaniu RCT (Klopstock 2019).

Wiaczone do analizy badanie prospektywne (Romano 2022) dostarcza natomiast danych na temat
leczenia niewielkiej liczby pacjentow (10 pacjentdw, z czego 4 pacjentéw miato PKAN, a 6 miato inny
podtyp choroby).

Propozycje instrumentow dzielenia ryzyka

Nie dotyczy.

Ocena ekonomiczna, w tym szacunek kosztéow do uzyskiwanych efektow zdrowotnych

Ocena ekonomiczna polega na oszacowaniu i zestawieniu kosztéw i efektow zdrowotnych, jakie mogq
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 dotyczgcych kosztow i efektow zwigzanych z zastosowaniem nowej terapii
i porownanie 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 poréwnaniu 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 wiqgzac 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 190 380 PLN/QALY.

WskaZnik kosztow-efektow zdrowotnych nie szacuje i nie wyznacza wartosci Zycia, pozwala jedynie
oceni¢ i m. in. na tej podstawie dokona¢ wyboru terapii zwigzanej z potencjalnie najlepszym
wykorzystaniem aktualnie dostepnych zasobow.
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Zgodnie z danymi przekazanymi przez Ministerstwo Zdrowia, w 2023 roku roku pozytywnie
rozpatrzono jeden wniosek na refundacje produktu Ferriprox (deferypron) dotyczacy jednego
pacjenta. Sprowadzono 6 opakowan leku za tgczng kwote 6 588,27 zt (roczny koszt na pacjenta).

Szacowana cena® za opakowanie produktu Ferriprox (deferypron) wynosi: 1 062,19 z+.W zleceniu MZ
nie wskazano innych produktéw leczniczych lub srodkdw spozywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego sprowadzanych zza granicy w analizowanym wskazaniu.

Zgodnie z Charakterystyka Produktu Leczniczego Ferriprox, deferypron dawkuje sie w zaleznosci
od masy ciatfa, tym samym koszt miesiecznej i rocznej terapii bedzie indywidualny dla pacjenta.

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. 2024 r., poz. 930 z p6zn. zm.)

Jezeli analiza kliniczna wnioskodawcy nie zawiera randomizowanych badan klinicznych dowodzgcych
wyzZszosci 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.

Nie dotyczy.

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 wydatkéw
zwigzanych z finansowaniem nowej terapii ze srodkow publicznych.

Szacunki dotyczgce wydatkow zwigzanych z nowgq terapiq (scenariusz ,jutro”) sqg 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 srodkow na leczenie danego problemu zdrowotnego, czy tez wigze sie z uzyskaniem
oszczednosci w budzecie 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 swiadczern (szczegdlnie
w kontekscie dostosowania do wymogow realizacji nowej terapii) oraz na dostepnosc innych swiadczen
opieki zdrowotnej.

Na podstawie danych MZ przyjeto, ze wielkos¢ populacji docelowe] nie bedzie wyzsza niz kilka oséb
rocznie (w 2023 r. lek sprowadzono dla 1 pacjenta, wg danych zpoprzedniego raportu
0T.4311.30.2018 w latach 2016-2018 dla facznie 11 pacjentéw).

Przy zatozeniu, ze kwalifikacja do leczenia z uzyciem produktu Ferriprox nie ulegnie zmianie,
w przypadku utrzymania dostepnosci leku, koszty ponoszone przez ptatnika publicznego
najprawdopodobniej utrzymaja sie na zblizonym poziomie, ok. 6,5 tys. zt/pacjenta.

3 cena netto sprzedazy produktu do apteki, zawierajaca marze hurtowa



Rekomendacja nr 90/2024 Prezesa AOTMIT z dnia 6 wrzesnia 2024 r.

Powyzsze moze nie odzwierciedla¢ rzeczywistych wydatkéw ponoszonych przez ptatnika publicznego
z uwagi na niepewnosci wynikajgce ze sposobu dawkowania deferypronu uzaleznionego od masy ciata
pacjenta, ceny leku i liczebno$ci populacji docelowej.

Uwagi do proponowanego instrumentu dzielenia ryzyka

Nie dotyczy.

Uwagi do zapiséw programu lekowego

Nie dotyczy.

Omdwienie 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.

Nie dotyczy.

Omodwienie rekomendacji wydawanych w innych krajach w odniesieniu do ocenianej
technologii

Odnaleziono jeden dokument, konsensus ekspertéw Wilson 2021 dotyczacy leczenia neurodegeneracji
zwigzanej z biatkiem beta-propeller (BPAN). Autorzy wskazuja, iz z uwagi na bardzo ograniczone
doniesienia, brak danych dotyczacych skutecznosdci deferypronu oraz watpliwosci dotyczace
bezpieczenstwa, zastosowanie srodkéw chelatujacych zelazo nie jest zalecane u pacjentéw z BPAN
poza badaniami klinicznymi. Nie odnaleziono wytycznych klinicznych dotyczacych leczenia innych
podtypdw neurodegeneracji z odktadaniem zelaza w mézgu.

W raporcie nr 0OT.4311.30.2018 opisano publikacje Hogarth 2017, stanowigcg konsensus
postepowania w diagnostyce i leczeniu neurozwyrodnienia zwigzanego z kinazg pantotenianu (PKAN).
Odnosnie srodkdw chelatujacych zelazo wskazano na udowodniony spadek poziomu zelaza w mdzgu,
w gatkach bladych na podstawie badania MRI, jednak podkreslono brak przekonujgcych dowoddéw
w zakresie korzysci klinicznych (ocena neurologiczna; poprawa jakosci zycia i sprawnosci). Autorzy
zalecili u pacjentéw z PKAN suplementacje witaminy B5 oraz leczenie ukierunkowane na objawy
choroby.

Podstawa przygotowania rekomendacji

Rekomendacja zostata przygotowana na podstawie zlecenia Ministra Zdrowia (znak pisma:
PLD.45340.195.2024.6.KB), odnosnie przygotowania rekomendacji Prezesa w sprawie zasadnosci wydawania
zgody na refundacje produktu Ferriprox (deferypron) we wskazaniu neurodegeneracja z odktadaniem zelaza w
madzgu, na podstawie art. 39 ust. 3 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. 2024 r., poz. 930 z pdin. zm.),
po uzyskaniu Stanowiska Rady Przejrzystosci nr 87/2024 z dnia 2 wrze$nia 2024 roku w sprawie zasadnosci
wydawania zgdd na refundacje leku Ferriprox (deferipronum) we wskazaniu: neurodegeneracja z odktadaniem
zelaza w mézgu.
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Pi$miennictwo
1. Raportnr0T.4211.9.2024 Ferriprox (deferypron) we wskazaniu neurodegeneracja z odktadaniem zelaza
w mozgu
2. Stanowisko Rady Przejrzystosci nr 87/2024 z dnia 2 wrzesnia 2024 roku w sprawie zasadnosci
wydawania zgdd na refundacje leku Ferriprox (deferipronum) we wskazaniu: neurodegeneracja

z odktadaniem zelaza w moézgu



