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Rekomendacja nr 163/2024
z dnia 30 grudnia 2024 r.
Prezesa Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

w sprawie zasadnosci wydawania zgod na refundacje
produktu leczniczego Dezacor (deflazakort)
we wskazaniu: dystrofia miesniowa Duchenne’a w populac;ji
pacjentow pediatrycznych

Prezes Agencji rekomenduje wydawanie zgdd na refundacje produktu leczniczego Dezacor
(deflazakort) we wskazaniu dystrofia miesniowa Duchenne’a.

Uzasadnienie rekomendacji

Produkt leczniczy Dezacor (deflazakort) w tozsamym wskazaniu tj.: dystrofia miesniowa
Duchenne’a (DMD) w populacji pediatrycznej byty przedmiotem oceny Agencji w 2021 r.
i uzyskat pozytywng rekomendacje Prezesa nr 106/2021. W rekomendac;ji wskazywano m.in.:
na istotnosé stanu klinicznego oraz mozliwos¢ zaspokojenia potrzeb zdrowotnych pacjentow.

Z wytycznych klinicznych wynika, ze ztoty standard farmakoterapii DMD stanowig
glikokortykosteroidy (prednizon, prednizolon, deflazakort), a leczenie DMD koncentruje sie
na zmniejszaniu objawow choroby. Farmakoterapia glikokortykosteroidami w ocenianym
wskazaniu nie jest ujeta na obwieszczeniu Ministra Zdrowia, natomiast cze$¢ pacjentéw
z DMD (z mutacjg nonsensowng) leczona jest atalurenem w ramach programu lekowego
B.130.

Przeprowadzono aktualizacje wyszukiwania w zakresie istnienia nowych dowoddéw
naukowych oraz wytycznych klinicznych zgodnie z analizowanym problemem decyzyjnym
wzgledem poprzedniej rekomendac;ji.

W ramach aktualizacji przeglagdu dowoddw naukowych zidentyfikowano dwa randomizowane
badania kliniczne (Guglieri 2022, Reddy 2022) oraz trzy mataanalizy wynikow badan
pierwotnych (Shieh 2021, McDonald 2023, Landfeldt 2024a) i jeden przeglad systematyczny
(Landfeldt 2024b). Wyniki badania Guglieri 2022 wskazujg na poréwnywalng skutecznosé
deflazakortu i prednizonu stosowanych codziennie dla zbiorczego punku koricowego
(obejmowat: predkos¢ podnoszenia sie z pozycji lezgcej; wymuszong pojemnos¢ zyciowga
(FVC); ogdlne zadowolenie uczestnika lub rodzica z leczenia). Wyniki metaanaliz natomiast
sugerujg, ze pacjenci leczeni deflazakortem w poréwnaniu z leczonymi prednizonem
doswiadczali istotnie wolniejszego pogarszania sie parametrow oceniajacych ich zdolnosci
motoryczne (dystans przebyty w trakcie 6 minut, czas wchodzenia/schodzenia na 4 stopnie
(Shieh 2021, McDonald 2023); wynik w skali NSAA (McDonald 2023); utrata mozliwosci

ul. Przeskok 2, 00-032 Warszawa ‘ tel. +48 22101 46 00 | www.aotmit.gov.pl
NIP 525-23-47-183 REGON 140278400 fax +48 22 46 88 555 email: sekretariat@aotm.gov.pl



Rekomendacja nr 163/2024 Prezesa AOTMIT z dnia 30 grudnia 2024 r.

chodzenia (Landfeldt 2024a)). W ocenie autoréw przegladu Lanfeldt 2024b stosowanie
glikokortykoidow (defazakort, prednizon lub prednizolon) wigze sie z poprawg frakgcji
wyrzutowej i nizszym ryzykiem kardiomiopatii, dysfunkcji komor i smiertelnosci zwigzanej
z niewydolnoscig serca. W analizie bezpieczeristwa uzyskane wyniki dla deflazakortu wskazuja
na istotnie statystyczny mniejszy przyrost masy ciata ale bardziej spowolniony wzrost
pacjentéw niz w przypadku prednizonu stosowanego codziennie (Guglieri 2022). Wymienione
powyzej badania charakteryzyjg sie w wiekszosci krétkimi okresami obserwacji, szerszg niz
oceniana populacjg pacjentow, a takze brakiem danym w zakresie jakosci zycia czy przezycia
catokoiwtego, co stanowi ograniczenie wnioskowania.

Zgodnie z oszacowaniami wptywu na budzet sredni roczny koszt terapii jednego pacjenta
wynosi 1191,90 zt., natomiast roczny koszt terapii populacji wskazanej w zleceniu MZ
(22 pacjentow) to 26 221,82 zt. Nalezy podkresli¢, ze powyzsze obliczenia majg jedynie
wartos¢ pogladowg z uwagi przede wszystkim na niepewnos¢ w zakresie liczebnosci populacji
i schematu dawkowania.

Biorgc pod uwage powyisze, a takze Stanowisko Rady Przejrzystosci Prezes Agencji
podtrzymuje wnioskowanie dotyczgce zasadnosci refundacji ocenianego produktu leczniczego
w ramach importu docelowego i rekomenduje jak w sentenc;ji.

Przedmiot wniosku

Zlecenie Ministra Zdrowia dotyczy oceny zasadnosci wydawania zgdd na refundacje produktu
leczniczego Dezacor (deflazakort) we wskazaniu: dystrofia miesniowa Duchenne’a, na podstawie art.
39 ust. 3 ustawy zdnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, srodkdéw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz.U. z 2024 r., poz. 930, z pdzn. zm.).

Problem zdrowotny

Dystrofia miesniowa typu Duchenne'a (DMD) jest chorobg genetyczng spowodowang mutacjg genu
kodujgcego dystrofine, czyli biatka niezbednego do prawidtowej czynnosci wtdkna miesniowego.
Ze wzgledu na dziedziczenie w sposdb recesywny sprzezony z chromosomem X, DMD wystepuje
gtéwnie u chtopcéw. DMD objawia sie opdZnionym rozwojem ruchowym we wczesnym dziecinstwie
(2.-5. r.z.) i prowadzi do obnizenia sprawnosci fizycznej, az do utraty mozliwosci samodzielnego
poruszania sie (okoto 10 r.z.). Ponadto w przebiegu DMD obserwuje sie m.in. uposledzenie rozwoju
umystowego (ok. 50% przypadkéw), wczesng osteoporoze, problemy kardiologiczne (niewydolnos$¢
serca) oraz oddechowe (wymagana nieinwazyjna wentylacja, ktdra z czasem moze staé sie inwazyjna).

Wiekszos¢é chorych na DMD umiera okoto 20 roku zycia. Najczestszg przyczyng zgonu jest niewydolnos¢
oddechowa (ok. 40%), a nastepnie niewydolnos$¢ serca, wtérna do postepujgcej kardiomiopatii (10-
40%). Czesto$¢ wystepowania dystrofii miesniowej typu Duchenne'a wynosi ok. 1/3500-6000
chtopcow.

Wedtug danych NFZ w 2023 r. liczba pacjentéw (unikalne numery PESEL) z rozpoznaniem ICD-10 G71.0
wynosita 3 425 osob (dorosli i dzieci). Ponadto warto dodaé, ze w ramach programu lekowego B.130
,Leczenie chorych z dystrofig miesniowg Duchenne’a spowodowang mutacjg honsensowng w genie
dystrofiny (ICD-10: G71.0)” w ww. okresie leczonych byto 23 pacjentdw (kryterium wtgczenia
do programu lekowego B.130 stanowi obecno$¢ mutacji nonsensownej w genie dystrofiny, a wiec
moze z niego skorzystac jedynie 10-15% populacji z DMD).

Alternatywna technologia medyczna
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Wytyczne w leczeniu dystrofii miesniowej typu Duchenne'a wskazujg na mozliwo$¢ zastosowania
glikokortykosteroidéw (prednizon, prednizolon, deflazakort).

W obwieszczeniu Ministra Zdrowia z dnia 18.12.2024 roku w sprawie wykazu refundowanych lekéw,
Srodkdow spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych
na 1 stycznia 2025 r. w ramach:

e refundacji aptecznej brak jest produktéw, dla ktérych we wskazaniu refundacyjnym zapisano
dystrofia mie$niowa typu Duchenne'a;

e programu lekowego B.130 ,Leczenie chorych z dystrofiag miesniowg Duchenne’a spowodowang
mutacjg nonsensowng w genie dystrofiny (ICD-10: G71.0)” finansowany jest ataluren (produkt
leczniczy Translarna).

W wyniku oceny zasadnosci wydawania zgdd na refundacje w tym wskazaniu Prezes Agencji w 2024 r.
wydat pozytywng rekomendacje dla leku Calcort (deflazakort), rowniez Rada Przejrzystosci pozytywnie
wypowiedziata sie w przedmiotowym zakresie.

Opis wnioskowanego $wiadczenia

Deflazakort, substancja czynna leku Calcort, jest pochodng prednizolonu. Wykazuje dziatanie
przeciwzapalne i immunosupresyjne.

Zakres wskazan rejestracyjnych leku Calcort nie obejmuje DMD, a zatem wnioskowane wskazanie
nalezy traktowac jako wskazanie pozarejestracyjne (ang. off-label use).

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

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

W wyniku przeprowadzonego wyszukiwania dowoddéw naukowych stanowigcego aktualizacje
wzgledem poprzedniej rekomendaciji tj. nr 106/2021 odnaleziono i wigczono do analizy:

e Guglieri 2022 — randomizowane badanie kliniczne podwadjnie zaslepione, prowadzone w trybie
grup rownolegtych, ktérego celem byta ocena skutecznosci i bezpieczenistwa trzech najczesciej
stosowanych schematéw terapii glikokortykosteroidami u chtopcéw (wiek 4-7 lat) z dystrofig
Duchenne’al. taczna liczba pacjentéw N=196 (w tym: codziennie prednizon n=65; codziennie
deflazakort n=65; przerywany prednizon n=66). Okres obserwacji 3 lata w zakresie oceny
skutecznosci; 36 tygodni dla oceny bezpieczenstwa;

e Reddy 2022 - randomizowane badanie kliniczne majgce na celu ocene, czy deflazakort w nizszej
dawce (0,45 mg/kg/dobe) jest nie gorszy niz deflazakort w dawce standardowej (0,9 mg/kg/ dobe)
z zakresie skuteczno$ci i bezpieczefistwa u pacjentéw? z dystrofig miesniowa Duchenne’a. Liczba
pacjentdow N=97. Okres obserwacji 24 tygodnie. Z uwagi na fakt, ze badanie dotyczy jedynie

1 wiek 4-7 lat nieleczeni wczesniej glikokortykosteroidem.
2 wiek 2 5 lat nowo zdiagnozowani.
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poréwnywania deflazakortu w réznych dawkach wyniki w zakresie skutecznosci nie zostaty ujete
W niniejszej rekomendacji natomiast sg dostepne w raporcie analitycznym;

e Shieh 2021 - metaanaliza majaca na celu pordwnanie skutecznosci deflazakortu
i prednizonu/prednizolonu w zapewnianiu klinicznie istotnych opdinien w utracie kamieni
milowych w rozwoju fizycznym u pacjentdw pediatrycznych z dystrofig miesniowg Duchenne’a
z mutacjg nonsensowng. Populacja deflazakort n=70, prednizon / prednizolon n=84. Okres
obserwacji: 48 tygodni;

e McDonald 2023 — metaanaliza majaca na celu ocene stosowania kortykosteroidéw w zaleznosci
od wieku i progresji choroby u pacjentéw pediatrycznych z DMD. Populacja: deflazakort: N=127,
prednizon: N=104. Okres obserwacji: 48 tygodni;

e landfeldt 2024a — przeglad systematyczny z metaanalizg (wtgczono 45 badarn) majacy na celu
opisanie czynnikdw predykcyjnych utraty zdolnosci chodzenia w dystrofii mie$niowej Duchenne’a3.
W badaniu poréwnywano deflazakort/prednizon/prednizolon vs brak leczenia;

e landfeldt 2024b — przeglad systematyczny (wtgczono 33 badania obejmujgce 9 232 pacjentow)
majgcy na celu opisanie czynnikdw predykcyjnych choroby serca w dystrofii mie$niowej
Duchenne’a w populacji pacjentéw pediatrycznych i dorostych.

Wczesniejszg ocene produktu leczniczego Dezacor (deflazakort) przeprowadzono w 2021 r. w oparciu
o przeglad systematyczny badan RCT z metaanalizg Matthews 2016 oraz metaanalize badan RCT bez
przegladu systematycznego McDonald 2020. Szczegdty w rekomendacji nr 106/2021 oraz w raporcie
analitycznym.

Skutecznos¢

Guglieri 2022 (deflazakort vs prednizon (stosowane codziennie); deflazakort codziennie vs prednizon
przerywany; RCT)

Wyniki badania dla ztozonego punktu koricowego* wykazujg w przypadku poréwnania: deflazakort
vs prednizon (stosowane codziennie) brak istotnych statystycznie rdznic, natomiast dla deflazakort
codziennie vs prednizon przerywany raportowano istotng statystycznie réznice na korzys$¢ ocenianej
technologii p=0,017.

Shieh 2021 (deflazakort vs prednizon/prednizolon; metaanaliza)

Wyniki metaanalizy wykazaty istotng statystycznie przewage deflazakortu nad prednizonem/
prednizolonem dla nastepujgcych punktéw korcowych:

e test bMWD (dystans 6-min. marszu) zmiana po 48 tyg. mierzona jako $rednia rdznica najmniejszych
kwadratow w tescie (MD) [metr]: 39,54, [95% Cl: 13,80; 65,29], p=0,0026;

e test wchodzenia na 4 schody zmiana po 48 tyg. MD [sekundy]: 39,54, 95% Cl: (13,80; 65,29),
p=0,0026;

e test schodzenia z 4 schodéw zmiana po 48 tyg. MD [sekundy]: 2,38, 95%CI (0,31; 4,46), p=0,0244.

Nie odnotowano rdznic istotnych statystycznie w przypadku test chodzenia/ biegania na dystansie 10
metrow.

W ocenie autoréw metaanalizy deflazakort w poréwnaniu z prednizonem/prednizolonem u pacjentéow
z dystrofig miesniowa Duchenne'a i mutacja nonsensowng zapewnia klinicznie istotne opdzZnienia
w utracie kamieni milowych dotyczacych rozwoju fizycznego w ciggu 48 tygodni.

3 dorodli i dzieci leczeni glikokortykosteroidami

4 obejmowat 3 punkty koricowe: predkos$¢ podnoszenia sie z pozycji lezacej (rise from the floor velocity (i rise/seconds)),
wymuszona pojemnos$¢ zyciowa (FVC) - maksymalna pojemnos$¢ wydechowa pacjenta (orced vital capacity (in liters)),
ogdlne zadowolenie uczestnika lub rodzica z leczenia mierzone za pomocy kwestionariusza satysfakcji z leczenia
w przypadku lekéw (TSQM; zakres punktacji od 0 do 100)
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McDonald 2023 (deflazakort vs prednizon)

Wyniki metaanalizy wykazaty przewage deflazakortu nad prednizonem dla nastepujacych punktéw
koncowych:

e test 6MWD zmiana po 48 tyg. skorygowane $rednie zmiany od wartosci bazowej (adjusted mean
changes from baseline) i rdznica pomiedzy grupami [metr]=37,59 (95% CI 19,29; 55,88), p<0,01.
W publikacji wskazano, ze rdznica byta istotna klinicznie;

e punktacja w skali NSAA: catkowity wynik NSAA®: -1,99 deflazakort vs -3,55 prednizon; rdznica

miedzy grupami: 1,56, p<0,05; zlinearyzowany wynik NSAA: -3,70 deflazakort vs -8,20 prednizon;
réznica miedzy grupami: 4,50; p<0,05;

e test wchodzenia na 4 schody zmiana po 48 tyg. [sek.]: deflazakort: 1,38 vs prednizon: 3,28; réznica
miedzy grupami: -1,90 s (nie oceniano czy réznica byta istotna statystycznie);

e test schodzenia z 4 schodéw zmiana po 48 tyg. [sek.]: deflazakort: 1,38 vs prednizon: 3,28; rdznica
miedzy grupami: -2,34 (nie oceniano czy réznica byta istotna statystycznie).

Nie odnotowano réznic istotnych statystycznie w przypadku punktu koficowego podnoszenie sie
z pozycji lezace;.

W ocenie autordw metaanalizy: codziennie stosowany deflazacort przynidst wieksze korzysci niz
codziennie stosowany prednizon, szczegdlnie u pacjentéw starszych i tych w bardziej zaawansowanym
stadium choroby (srednia wieku (SD) pacjentéw: 9,46 (1,97)).

Landfeldt 2024a

Na podstawie wynikdéw z przegladu systematycznego po wykluczeniu badan z jakimkolwiek btedem
systematycznym dla poréwnania deflazakort vs prednizon/ prednizolon w zakresie utraty mozliwosci
chodzenia Agencja oszacowata wartos¢ parametru HR=0,49 [95% Cl: 0,34; 0,71].

W ocenie autordw przeglagdu systematycznego u pacjentdow leczonych glikokortykosteroidem
w poréwnaniu do pacjentdow nieleczonych wystepuje mniejsze ryzyko utraty chodzenia o 50%.
Wyniki dla poszczegdlnych poréwnan deflazakort/prednizon/prednizolon vs brak leczenia ujete
sg W raporcie analitycznym.

Landfeldt 2024b

W ocenie autoréw odnaleziono wysokiej jakosci dowody na to, ze glikokortykoidy (defazakort)
sg istotnie zwigzane z zachowaniem frakcji wyrzutowej lewej komory i poprawa frakcji skracania, oraz
niskiej jakosci dowody na to, ze glikokortykoidy (defazakort, prednizon i/lub prednizolon) s3 zwigzane
z poprawg frakcji wyrzutowe] i nizszym ryzykiem kardiomiopatii, dysfunkcji komér i smiertelnosci
zwigzanej z niewydolnoscig serca.

Bezpieczeristwo

Guglieri 2022 (deflazakort vs prednizon (stosowane codziennie); deflazakort codziennie vs prednizon
przerywany; RCT)

Istotne statystycznie rdznice odnotowano w 36 tygodniu dla punktu koicowego:

e przyrost masy ciata dla poréwnania prednizon vs delfazakort (stosowane codziennie) 2,6 kg [98,3%
Cl: 0,2; 5,0], p=0,01; deflazakort codziennie vs prednizon przerywany : -3,1 kg, [98,3% Cl: -5,5;
-0,71, p=0,002;

5 North Star Ambulatory Assessment, 17-elementowa skala, ktéra ocenia wykonanie réznych umiejetnosci funkcjonalnych
u pacjentow z dystrofig miesniowg Duchenne’a w skali od 0 (niezdolny), 1 (ukoriczone samodzielnie, ale z modyfikacjami) i
2 (ukonczone bez modyfikacji)
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e spowolnienie wzrostu prednizon vs deflazakort (stosowane codziennie): 2,3 cm, 98,3%: (0,7; 3,9),
p<0,001; deflazakort codziennie vs przerywany prednizon -8,1 cm, 98,3% Cl (-9,7; -6,4), p<0,001.

Nie odnotowano rdéznic istotnych statystycznie pomiedzy grupami dla punktéw korcowych:
zachowanie, zmiana cisnienia krwi, zmiana wyniku echokardiografii.

Do najczesciej wystepujacych zdarzen niepozgadanych we wszystkich grupach nalezaty: nieprawidtowe
zachowanie, zakazenie gérnych drég oddechowych, wymioty.

Reddy 2022

Wiekszo$¢ zgtaszanych zdarzen niepozgdanych zwigzanych z leczeniem (TEAE) miata nasilenie
od tagodnego do umiarkowanego i byta poréwnywalna miedzy dwiema grupami interwencyjnymi
(deflakort w rdéznych dawkach) podczas obu wizyt kontrolnych. Najczesciej wystepujgce TEAE
w 24, tygodniu: nieprawidtowe zachowanie, kaszel, goraczka, przyrost masy ciata.

Shieh 2021 (deflazakort vs prednizon/prednizolon; metaanaliza)

W ocenie autoréw metaanalizy leczenie deflazakortem i prednizonem/ prednizolonem w ciggu 48-tyg.
badania byto ogdlnie dobrze tolerowane, a wiekszos$¢ zdarzen niepozgdanych miata nasilenie
od tagodnego do umiarkowanego.

Ograniczenia

Do najwazniejszych ograniczen wptywajgcych na wiarygodnosé wnioskowania nalezg nastepujgce
kwestie:

e krotki okres obserwacji (24 i 48 tygodni) ktéry uniemozliwia okreslenie dtugofalowego wptywu
stosowania sterydow na pacjentéw (McDonald 2023, Reddy 2022, Shieh 2021);

e dwa sposrdd opisanych badan poza populacjg pediatryczng obejmowaty réwniez dorostych
pacjentéw z dystrofig miesniowg Duchenne’a (Landfeldt 2024a, Landfeldt 2024b);

e inny cel badawczy, nie dotyczacy bezposrednio oceny skutecznosci i bezpieczeristwa stosowania
glikokortykosteroidéw w poréwnaniu z brakiem leczenia (Landefldt 20244, Landfeldt 2024b);

e w dwdch badaniach populacje badang stanowili pacjenci z grup placebo z badani klinicznych
majgcych na celu ocene innych lekéw (McDonald 2023, Shieh 2021);

¢ analizowane punkty koricowe nie dotyczg przezycia catkowitego i jakosci zycia pacjentéw, ktérych
ocena z uwagi na przebieg kliniczny choroby wydaje sie byé pozgdana.

Propozycje instrumentdéw dzielenia ryzyka
Nie dotyczy.
Ocena ekonomiczna, w tym szacunek kosztéw 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 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 wiqgze sie
z wyzszym kosztem w poréwnaniu do terapii juz refundowanych.

Uzyskane wyniki wskaznika kosztow-efektow zdrowotnych porownuje sie z tzw. progiem optacalnosci,
czyli wynikiem, ktory sygnalizuje, ze przy zasobnosci naszego kraju (wyrazonej w PKB) maksymalny
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koszt nowej terapii, ktora ma wigzac 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 217 641 zt (3 x 72 547 z1).

WskazZnik 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.

Zgodnie z informacjami przekazanymi przez Ministerstwo Zdrowia, w 2023 r. w ramach importu
docelowego, rozpatrzono pozytywnie 33 wnioskéw (22 pacjentdéw) na tgcznie 342 opakowan produktu
leczniczego Dezacor za kwote ok. 23 433,84 zt netto.

Szacunkowa cena netto sprzedazy do apteki ocenianego leku, zawierajaca marze hurtowa, wynosi
68,52 zt za 1 opakowanie (butelka 13 ml) (dane nt. ceny produktu leczniczego pochodzg z raportu
z ZSMOPL).

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 2024 r. poz. 930, z pézn. 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 sposob, aby koszt stosowania leku
wnioskowanego do objecia refundacjq nie byt wyiszy niz koszt technologii medycznej
o najkorzystniejszym wspdtczynniku uzyskiwanych efektdw zdrowotnych do kosztdw 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 wydatkdéw
zwigzanych z finansowaniem nowej terapii ze srodkéw publicznych.

Szacunki dotyczqce wydatkdw 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 srodkow na leczenie danego problemu zdrowotnego, czy tez wigze sie z uzyskaniem
oszczednosci w budzecie ptatnika.

Ocena wpfywu na budiet 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;.

Na podstawie zlecenia MZ przyjeto zatozenia dotyczace liczebnosci populacji docelowej
(22 pacjentéw), ceny produktu leczniczego (68,52 zt netto za jedng butelke zawierajacg 13 ml.; cena
dla ptatnika 76,67 zt.), $redniej liczby opakowan przypadajgcej na rok terapii jednego pacjenta
(15,5 opakowania).

Uwzgledniajac powyzsze dane, sredni roczny koszt terapii jednego pacjenta ponoszony przez ptatnika
wynosi 1 191,90 zt., natomiast roczny koszt terapii zaktadanej populacji to 26 221,82 zt.
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Ograniczenia

Gtéwnym ograniczeniem analizy jest niepewnos¢ co do wielkosci populacji docelowej, schematu
dawkowania deflazakortu oraz rzeczywistego kosztu leku Dezacor sprowadzanego zza granicy.

Uwagi do proponowanego instrumentu dzielenia ryzyka

Nie dotyczy.

Uwagi do programu lekowego

Nie dotyczy.

Omadwienie rozwigzan proponowanych w analizie racjonalizacyjnej

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

W ramach aktualizacji wzgledem poprzedniej rekomendacji Prezesa Agencji tj. nr 106/2021
zidentyfikowano 2 dokumenty wytycznych: brytyjskie BTS 2024 oraz miedzynarodowe opracowane
przez ekspertéw z Peru Malaga 2024.

Odnalezione dokumenty zgodnie wskazujg, iz kortykosteroidy (deflazakort oraz prednizon)
sg standardem postepowania od najmtodszych lat u pacjentéw z dystrofig miesniowg Duchenne’a.

Powyzsze zalecenia sg zgodne z wytycznymi ujetymi w poprzednich rekomendacjach Prezesa.

Podstawa przygotowania rekomendacji

Rekomendacja zostata przygotowana na podstawie zlecenia z dnia 12.11.2024 r. Ministra Zdrowia (znak pisma:
PLD.45340.2397.2024.1.KB), odnos$nie przygotowania rekomendacji Prezesa w sprawie zasadnosci wydawania zgdd
na refundacje produktu leczniczego Dezacor (deflazakort), we wskazaniu: dystrofia miesniowa Duchenne’a w populacji
pacjentow pediatrycznych; na podstawie art. 39 ust. 3 ustawy z dnia 12 maja 2011 roku o refundacji lekéw, Srodkéw
spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2024 r. poz. 930, z pdzn. zm.),
po uzyskaniu Stanowiska Rady Przejrzystosci nr 156/2024 z dnia 23 grudnia 2024 roku w sprawie zasadnosci wydawania zgdd
na refundacje leku Dezacor (deflazakort) we wskazaniu: dystrofia miesniowa Duchenne’a

PREZES
Daniel Rutkowski

/dokument podpisany elektronicznie/
PiSmiennictwo

1. Stanowisko Rady Przejrzystosci nr 156/2024 z dnia 23 grudnia 2024 roku w sprawie zasadnosci wydawania zgdd
na refundacje leku Dezacor (deflazakort) we wskazaniu: dystrofia miesniowa Duchenne’a.

2. Raport nr 0T.4211.40.2024 (Aneks do opracowania nr: 0T.4311.26.2021) ,Dezacor (deflazakort) we wskazaniu:
dystrofia miesniowa Duchenne’a”. Opracowanie na potrzeby oceny zasadnosci wydawania zgody na refundacje.
Data ukorczenia opracowania: 19 grudnia 2024 r.



