Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 139/2024 z dnia 2 grudnia 2024 roku
w sprawie zasadnosci wydawania zgdd na refundacje leku Proglicem
w wielu wskazaniach

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne wydawanie zgdd na refundacje leku
Proglicem we wskazaniach:

e insulinoma,

e hipoglikemia hiperinsulinemiczna,

e hiperinsulinizm wrodzony,

e zespot hipoglikemia — hiperamonemia,
e zespot MEN2,

e hipoglikemia nieokreslona,

e inne hipoglikemie.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Stezenie glukozy we krwi zylnej nizsze od 70 mg/dl czesto powoduje patologiczne
objawy kliniczne. Przy znaczniejszym spadku glikemii lub jego dfuzszym trwaniu
pojawic sie moze utrata swiadomosci (spigczka) oraz wiele zagrazajgcych Zyciu
uszkodzen mozgu i innych narzqddw. W warunkach fizjologicznych hipoglikemii
towarzyszy niskie stezenie insuliny, w w/w chorobach stezenie insuliny
jest prawidfowe Ilub podwyzszone. Proglicem (diazoksyd) jest pochodng
benzotiodiazyny, stosowany w leczeniu hipoglikemii. W wyniku oddziatywania
na kanaty wrazliwe na jony potasu w btonie komdrkowej komorek 8 zapobiega
ich zamknieciu i hamuje wydzielanie insuliny.

Dowody naukowe

Od roku 2021 opublikowano nastepujgce badania: Melikyan 2023, NeoGluCO
(Laing 2024), Chandran 2023, Sharma 2022, Clemente 2023, Pasquini 2022,
Aftab 2023 oraz dotyczqce bezpieczenstwa leku: Malhotra 2023, Chandran 2022
(hirsutyzm typu lanugo, DKA, hiperosmolarna spigczka nieketonowa,
hipernatremia, nadcisnienie ptucne u noworodkow, wysiek osierdziowy, byc
moze martwicze zapalenie jelit). Badania te dotyczyty populacji pediatrycznej:
noworodkdw, niemowlgt i dzieci starszych. Ogdlnie badania te wskazujg
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na wyziszq skutecznos¢ diazoksydu podawanego w niskich dawkach
(2do 5mg/kg masy ciata) we wczesnym etapie choroby u noworodkow
wzgledem placebo. W przypadku wskazania CHI odpowiedZz na leczenie
jest zalezna od obecnosci mutacji w genach ABCC8 i KCNJ11. W przypadku
ich obecnosci prawdopodobieristwo odpowiedzi jest nizsze — 32% vs 88%
bez mutacji.

Wytyczne kliniczne: De Leon 2024 (miedzynarodowe) — celem utrzymania
normoglikemii  wskazana jest infuzja glukozy, nastepnie diazoksyd,
Shaikh 2023 (GB) — glukagon, diazoksyd w | linii, oktreotyd w Il linii,
QCG 2023 (Australia) — glukagon, hydrokortyzon, diazoksyd w dawce 2-5 mg/kg
co8-12 godz., SE 2024 (GB)—akarboza, diazoksyd. Poprzednio publikowane dane
dotyczyty dawek 5-20 mg/kg/dobe.

Aktualne zlecenie nie obejmuje zespofu Beckwitha-Wiedemanna, poniewaz
nie ztoZzono wniosku o refundacje w w/w wskazaniu.

Problem ekonomiczny

Koszt produktu leczniczego Proglicem 25 mg wynosi 217,86 zt, po odjeciu opfaty
pacjenta 3,20 zt wyniesie 214,66 zt. Dawka 100 mg odpowiednio 644,93 zt
i 641,73 zt. W 2023 r. Proglicem w dawce 25 mg zrefundowano u 43 chorych
na sume 122 357,10 zt, a w dawce 100 mg u 44 pacjentow na sume
171 342,36 zt. Zgodnie z danymi z MZ tgczny koszt ptatnika dla 87 pacjentow
wyniostw 2023 r. 293 699,45 zt w w/w wskazaniach.

Oceniany produkt leczniczy jest stosowany w rdoznych wskazaniach w populacji
pediatrycznej i dorostych co przektada sie na jego rozne dawkowanie, czas
stosowania jest indywidualny w zaleznosci od stanu klinicznego chorego,
skutecznosci leku, objawow ubocznych.

Gtowny argument decyzji

Dowody naukowe i wytyczne kliniczne potwierdzajq dotychczasowe
wnioskowanie Rady Przejrzystosci.

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 lekow, Srodkéw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 930 z pdin. zm.),
z uwzglednieniem opracowania na potrzeby oceny zasadnosci wydawania zgody na refundacje
nr: 0T.4211.29.2024 ,Proglicem (diazoksyd) we wskazaniach: insulinoma, hipoglikemia hiperinsulinomiczna,
hiperinsulinizm wrodzony, zesp6t hipoglikemia — hiperamonemia, zesp6t MEN2, hipoglikemia nieokreslona, inne
hipoglikemie”; data ukonczenia: 28 listopada 2024 r.



