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Rekomendacja nr 60/2025 z dnia 14 maja 2025 r.
Prezesa Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji
w sprawie oceny leku Livmarli (maraliksybat) w ramach nowego programu
lekowego ,Leczenie chorych z zespotem Alagille’a (ICD-10 Q44.7)”

Prezes Agencji nie rekomenduje objecia refundacjg produktu leczniczego Livmarli (maraliksybat)
w ramach nowego programu lekowego , Leczenie chorych z zespotem Alagille’a (ICD-10 Q44.7)".

Uzasadnienie rekomendacji

Problem decyzyjny dotyczy rozwazenia zasadnosci wprowadzenia do refundacji nowego programu
lekowego [PL], wiasciwego do leczenia chorych z zespotem Alagille’a [ALGS]. Zespdt ten charakteryzuje
sie przewlektym zastojem zdtci spowodowanym zmniejszeniem liczby miedzyzrazikowych przewoddéw
26fciowych. Oceniang technologie stanowi maraliksybat [MAR], zmniejszajgcy wychwyt zwrotny
kwasow zétciowych, nasilajgc w ten sposdb ich wydalanie z organizmu przez jelito grube. Populacje
docelowg stanowig pacjenci od 6. miesigca zycia, u ktdrych wystepuje wysoki poziom kwaséw
26fciowych w surowicy oraz trudny w opanowaniu $wiad. Istotne kryterium kwalifikacji stanowi
udokumentowany brak skutecznosci stosowanego uprzednio kwasu ursodeoksycholowego
oraz ryfampicyny przez co najmniej 3 miesigce. W latach 2023-2024 trzech pacjentéw skorzystato
z MAR w ramach procedury ratunkowego dostepu do technologii lekowych [RDTL] za kwote refundacji
przekraczajacg 2,5 min zt. Aktualnie pacjenci mogg korzysta¢ z leczenia objawowego — kwasu
ursodeoksycholowego, ryfampicyny naltreksonu, sertraliny, zywic. W przypadku $wigdu opornego
na leczenie farmakologiczne zalecane sg matoinwazyjne interwencje chirurgiczne, ktére sg dostepne
w ramach istniejgcych produktédw rozliczeniowych. Majgc na wzgledzie powyzsze wskazuje sie,
ze populacja docelowa ma dostepne leczenie objawowe, przy czym brak jest w dalszym ciggu leczenia
przyczynowego, przez co potrzeby zdrowotne pozostajg niezaspokojone.

Ocena skutecznosci klinicznej i bezpieczenstwa stosowania wnioskowanej technologii opiera sie
na bezposrednim poréwnaniu w RCT wzgledem PLC. Biorgc pod uwage dostepne dane mozna przyjaé,
ze MAR moze dostarcza¢ dodatkowych efektéw zdrowotnych wzgledem zmniejszenia stezenia kwaséw
26tciowych oraz nasilenia $wigdu. Jako gtéwne ograniczenie nalezy wskaza¢ brak poréwnan
z aktywnym komparatorem.

Analiza uzytecznosci kosztéw dostarczona przez wnioskodawce wskazuje na brak efektywnosci
kosztowej, kilkunastokrotnie przekroczony prdog optacalnosci. Nalezy réwniez mie¢ na uwadze
wskazane ograniczenia metodologiczne przeprowadzonej analizy. Wydatki ptfatnika publicznego
w ciggu pierwszych dwéch lat obowigzywania decyzji ulegtyby wzrostowi o ponad zt.

W dokumencie CADTH 2024 zawarto warunki, zgodnie z ktérymi refundacja jest udzielana wytacznie
po obnizeniu kosztow leku oraz udowodnionej 6-miesiecznej odpowiedzi w zakresie odczuwanego
Swigdu. Leczenie bedzie przerwane w przypadku wykonania interwencji chirurgicznych. W projekcie
dokumentu (NICE 2024) zwrécono uwage na zastrzezenia zwigzane ze skutecznoscig oraz szacunkami
efektywnosci kosztowej.

Prezes Agencji, uwzgledniajgc Stanowisko Rady Przejrzystosci, majgc na uwadze wszystkie powyzisze
aspekty, jednak w szczegdlnosci daleki brak efektywnosci kosztowej oraz wysokie koszty leczenia,
uwaza za niezasadne finansowanie maraliksybatu.
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Przedmiot wniosku

Zlecenie Ministra Zdrowia dotyczy oceny zasadnosci finansowania ze s$rodkdw publicznych
produktu leczniczego: Livmarli  (maraliksybat), roztwér doustny, 9,5 mg/ml, 30 ml,
GTIN: 08720696500012, cena zbytu netto: zt; w ramach nowego programu lekowego
»Leczenie chorych z zespotem Alagille’a (ICD-10 Q44.7)”. Proponowana odptatnosé: bezptatnie,
w nowej grupie limitowe].

Problem zdrowotny

Zespot  Alagille’a (ICD-10: Q44.7) jest rzadko wystepujgcym, wrodzonym, zespotem,
ktory charakteryzuje sie przewlekta cholestazg (in. zastd] zdtci) wewnatrzwatrobowa. Jest ona
spowodowana zmniejszeniem liczby miedzyzrazikowych przewoddéw zétciowych. Przebieg ALGS jest
zrdéznicowany, nawet u bedacych nosicielami identycznej mutacji cztonkéw tej samej rodziny.
U noworodkéw ALGS moze objawia¢ sie przedtuzajacg sie zottaczkg. W przebiegu wystepujg
nieprawidtowosci w budowie serca. Cholestaza objawia sie sprzezong hiperbilirubinemis,
hepatosplenomegalig, hipercholesterolemig, hipertriglicerydemia i koagulopatig. W przebiegu ALGS
mogg wystgpic Swiad i kepki zétte (xanthomas).

Swiad skéry w przebiegu choréb watroby u dzieci jest jednym z objawéw towarzyszacych cholestazie
watrobowej. Swigd moze mieé rézne nasilenie — od niewielkiego, wystepujacego tylko okresowo,
po uporczywy, utrudniajgcy funkcjonowanie dziecka. Nasilony $wigd skéry moze obnizy¢ jakos¢ zycia
— prowadzi¢ do bezsennosci, zaburzen koncentracji, stabych wynikéw w szkole, zanizonej samooceny.
Rokowanie zazwyczaj jest pomyslne. Choroba stabilizuje sie miedzy 4. a 10. rokiem zycia.

W latach 2022-2024 w bazach ptatnika publicznego odnotowywano po okoto 200 pacjentéw rocznie
z rozpoznaniami ICD-10 wskazujgcymi na ALGS (Q44.7).

Alternatywna technologia medyczna

Biorgc pod uwage wytyczne kliniczne oraz technologie lekowe aktualnie finansowane ze srodkdéw
publicznych, komparatorem dla wnioskowanej technologii jest najlepsza terapia podtrzymujgca [BSC]
uwzgledniajgca zastosowanie lekdw wptywajgcych na fagodzenie objawdw choroby.

Whioskodawca jako BSC stosowane najczesciej wymienit m.in. kwas ursodeoksycholowy i ryfampicyne,
rzadziej cholestyramine, naltrekson oraz sertraline.

Wybdér komparatora dokonany przez wnioskodawce uznano za zasadny, niemniej wskazane przyktady
budzg zastrzezenia, ze wzgledu na fakt, ze jedno z kryteriéw wtaczenia do proponowanego PL stanowi
udokumentowana nieskutecznos¢ stosowania kwasu ursodeoksycholowego i ryfampicyny.

Dodatkowo nalezy wskazaé, ze zgodnie z wytycznymi w grupach pacjentéw z trudnym do opanowania
Swigdem towarzyszagcym cholestazie watrobowej wskazuje sie interwencje chirurgiczne. Celem
interwencji jest mechaniczne usprawnienie odptywu zdtci. W ciezkich przypadkach moze by¢
rozwazane przeszczepienie watroby.

Opis wnioskowanego swiadczenia

Maraliksybat jest odwracalnym inhibitorem transportera kwasow zétciowych jelita kretego (IBAT).
Zmniejsza wchtanianie zwrotne kwaséw zétciowych z koncowego odcinka jelita kretego i zmniejsza
stezenie kwasow zétciowych w surowicy.

Zgodnie z Charakterystykg Produktu Leczniczego (ChPL), Livmarli jest wskazany do stosowania
w leczeniu $swigdu w przebiegu cholestazy u pacjentéw z ALGS w wieku 2 miesiecy i starszych.
W zwigzku z czym, wnioskowane wskazanie zawiera sie we wskazaniu rejestracyjnym.

Ocena skutecznosci (klinicznej oraz praktycznej) i bezpieczeristwa

Oceniono skutecznos¢ i bezpieczernistwo MAR w leczeniu pacjentow ze wskazaniem okreslonym jak
we wniosku wzgledem placebo w poréwnaniu bezposrednim — badanie ICONIC. Badanie, w ktérym
randomizowana byta faza wycofania leczenia, czyli wszyscy pacjenci przez 18 tyg. otrzymywali
oceniang interwencje, nastepnie na 4 tyg. losowo rozdzielono pacjentow do dwdch grup
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(MAR-MAR 13 pacjentéw; MAR-PLC 16 pacjentéw). W zwigzku z czym, badanie ocenia de facto skutki
odstawienia MAR, u pacjentéw odpowiadajacych na tg terapie, posrednia ocena skutecznosci.

Wtaczone do analizy RCT zostato ocenione przez wnioskodawce jako niosgce niskie ryzyko btedu
systematycznego wg narzedzia RoB2 Cochrane.

Zgodnie z proponowanym opisem programu lekowego skuteczno$¢ leczenia oceniana jest
na podstawie zmiany ocenianej po 6 miesigcach leczenia (24 tyg.) w zakresie:

e stezenia kwasdw zotciowych w surowicy (o 70% lub osiggniecia <70 umol/l),

e oceny $wigdu (0 50% [ObsRO] lub 1 pkt. [ItchRO(Obs)] oraz 1 pkt. w skali Whitingtona).
Szczegbtowe opisy badan zostaty przedstawione w Analizie Klinicznej wnioskodawcy oraz w Analizie
Weryfikacyjnej Agencji.

Skutecznos¢
Zmiana poziomu kwasdéw z6tciowych w surowicy (22 tydz. obserwacji)

e MAR-MAR wyjs$ciowo 318 umol/l; zmiana -105 umol/l; redukcja o 67%;
e MAR-PLC wyjséciowo 250 umol/I; zmiana +6 pumol/l; wzrost o 2%;
o pordéwnanie (faza randomizowana): -114 (95% ClI: -213; -15) umol/I.
Zmiana poziomu nasilenia $wigdu oceniana w skali tchRO(Obs)* (22 tydz. obserwacji)
e MAR-MAR wyjsciowo 2,9 pkt.; redukcja o -2,2 pkt.;
e MAR-PLC wyjsciowo 2,9 pkt.; redukcja o -0,3 pkt.;
o pordéwnanie (faza randomizowana): -2 (95% Cl: -3; -1) pkt.
Odpowiedz na leczenie, definiowana jako obnizenie o 1 pkt wyniku w skali ItchRO lub co najmniej 70%
redukcja stezenia kwasow zétciowych w surowicy lub osiggniecie stezenia ponizej wartosci 70 umol/I
zostata osiaggnieta przez 61,5% pacjentow w grupie MAR-MAR. Badanie ICONIC nie oceniato zmiany
w skali Whitingtona.

Wyniki dla pozostatych punktéw korncowych zostaty przedstawione w Analizie Weryfikacyjnej Agencji.

Bezpieczeristwo

Odsetek pacjentow, u ktdrych wystgpito >1 zdarzenie niepozgdane zwigzane z leczeniem w grupie
MAR-MAR wynidst 54%, a w MAR-PLC 75%, réznica nie byta istotna statystycznie RR 0,72 (0,37; 1,24).
Zaburzenia zotgdkowo-jelitowe, w tym biegunka, bél brzucha i wymioty oraz zapalenie nosogardta byty
najczestszymi zdarzeniami niepozadanymi wystepujgcymi z podobng czestoscia w obu grupach.
Czesciej wystepujgcymi zdarzeniami w grupie MAR-MAR wzgledem MAR-PLC byty zapalenie gérnych
drég oddechowych (15% vs 0%), natomiast gorgczka i objawy s$wigdu wystepowaty rzadziej
(odpowiednio 0% vs 13% i 8% vs 31%).

Dodatkowa analiza skutecznosci i bezpieczeristwa
ChPL Livmarli

Profil bezpieczenstwa maraliksybatu jest spdjny we wszystkich wskazaniach i grupach wiekowych.
Najczesciej wystepujgcymi dziataniami niepozgdanymi u pacjentéow z ALGS w wieku >12 miesiecy byta
biegunka (36,0%), a nastepnie bdl brzucha (29,1%). Najczesciej wystepujgcym dziataniem u pacjentéw
w wieku ponizej 12 miesiecy byta biegunka (20,0%).

Ograniczenia oceny klinicznej

o Jako gtdwne ograniczenie analizy klinicznej nalezy wskazaé brak bezposrednich poréwnan
z aktywnym komparatorem rozumianym jako inne leczenie farmakologiczne dotychczas nie
wykorzystywane lub alternatywne postepowanie niefarmakologiczne, rozumiane jako
chirurgiczne interwencje majgce na celu usprawnienie odptywu zéfci. Badanie ICONIC byto

1 Skala oceny nasilenia $wigdu dokonywana przez obserwatora. Wynik punktowy w skali miesci sie w przedziale od 0 do 4, gdzie ,,0” oznacza
»W ogdle nie swedzi”; ,1” oznacza ,tagodne nasilenie”; ,2” oznacza ,umiarkowane nasilenie”; ,3” oznacza ,ciezkie nasilenie” a ,4” oznacza
,bardzo ciezkie nasilenie swedzenia”.
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analizg wytacznie 4 tyg. zaprzestania stosowania MAR, ktérego skutecznos¢ i tolerancja
rozwineta sie w poprzedzajgcym okresie 18 tygodni, w zwigzku z czym wnioskowanie
o wzglednej skutecznosci jest ograniczone.

e Brak jest dostepnych dowoddow wyzszej wiarygodnosci/jakosci dotyczacych skutecznosci
i bezpieczenstwa pacjentéw w wieku 6-12 mies. i powyzej 18 roku zycia. Do RCT ICONIC
wtaczono pacjentéw w wieku od 12 m.z. do 18 r.z.

e Brak danych dtugookresowych uniemozliwia ocene utrzymywania sie skutecznosci jak réwniez
bezpieczenstwa terapii, co ma szczegélne znaczenie w przypadku analizowanego problemu
zdrowotnego jakim jest ALGS. Ponadto, zgodnie z literaturg przebieg choroby stabilizuje sie
okoto 10 r.z., w zwigzku z czym nie jest jasne jak dtugo powinna by¢ prowadzona terapia
i w jakich warunkach klinicznych mozna podja¢ decyzje o stopniowym wycofaniu leczenia.

e Brak danych dotyczacych wptywu prowadzonej terapii na istotne klinicznie punkty koricowe,
takie jak przezycie pacjentdéw, ryzyka koniecznosci wykonania przeszczepienia watroby,
czy podjecia dodatkowych interwencji.

Propozycje instrumentow dzielenia ryzyka
Zaproponowano instrument dzielenia ryzyka.

Ocena ekonomiczna, w tym szacunek kosztéw do uzyskiwanych efektéw zdrowotnych

Whnioskodawca przeprowadzit analize uzytecznosci kosztéw (CUA) w dozywotnim horyzoncie
czasowym (95 lat), z perspektywy ptatnika publicznego, czyli Narodowego Funduszu Zdrowia [NFZ]
oraz wspélnej wzgledem BSC. Uwzgledniono koszty lekow i ich podania, monitorowania oraz koszty
leczenia zdarzen niepozadanych.

Wyniki analizy podstawowej bez uwzglednienia uzytecznosci opiekundéw

Oszacowano, ze z uwzglednieniem RSS, z perspektywy ptfatnika, stosowanie MAR jest nieefektywne
kosztowo, drozisze iskuteczniejsze wzgledem BSC: +1,38 QALY; ICUR zt/QALY; progowa
CZN: zt. W analizie probabilistycznej odsetek prawdopodobieristwa efektywnosci kosztowej
wzgledem BSC wynidst %.

Ograniczenia oceny ekonomicznej

e Analiza podstawowa wnioskodawcy zaktadata uwzglednienie uzytecznosci opiekundéw co nie
znajduje uzasadnienia w aktualnej interpretacji progu uzytecznosci kosztowej. W zwigzku
z czym wyniki wariantu analizy wrazliwosci potraktowano jako podstawowe.

e Istotnym ograniczeniem analizy ekonomicznej s3 dane wejsciowe dotyczace skutecznosci
klinicznej, ktore pochodzg z badania ICONIC i ich ekstrapolacja na zdecydowanie dtuzszy okres.
W modelu wykorzystano réwniez inne zrédta danych dotyczgcych wybranych ryzyk zwigzanych
z wystgpieniem zdarzen lub stanéw zdrowia, co stanowi ograniczenie wnioskowania.

e Zidentyfikowano zastrzezenia dotyczgce konstrukcji modelu przedstawionego przez
whnioskodawce, w szczegdlnosci niekonserwatywnych zatozen.

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 wyrobdéw
medycznych (Dz. U. z 2024 r. poz. 930 z p6zn. zm.)

Nie zachodzg okolicznosci opisane w art. 13 ust. 3 ustawy o refundacji.
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Ocena wptywu na system ochrony zdrowia, w tym wptywu na budzet ptatnika publicznego

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 ekonomicznej.

Whioskodawca oszacowat liczbe pacjentdw stosujgcych wnioskowang technologie w scenariuszu
nowym na:

. (MIN: ; MAX: ) pacjentow w | roku,
° (MIN: ; MAX: ) pacjentéw w Il roku.

Wyniki analizy podstawowej wnioskodawcy z RSS wskazujg, ze objecie refundacjg produktu leczniczego
Livmarli moze wigzac sie ze zwiekszeniem wydatkow ptatnika:

e 0 min zt w | roku;
e 0O min zt w Il roku.
Koszty leku w wariancie prawdopodobnym wyniosg min zti mlin zt odpowiednio w | i Il roku.

Wyniki analizy wrazliwosci przeprowadzonej w 100 scenariuszach nie miaty istotnego wptywu
na wyniki. Najwyzszy wptyw miaty zatozenia dotyczace liczebnosci populacji docelowej oraz zatozenia
dotyczace prawdopodobienstwa uzyskania odpowiedzi w grupie wnioskowanej technologii (parametr
wptywajgcy na odsetek pacjentéw kontynuujgcych leczenie).

Ograniczenia oceny wptywu na budzet

Parametrem charakteryzujgcym sie najwiekszym zakresem niepewnosci jest liczebno$¢ populacji
docelowej. W zwigzku z faktem, ze bytby to pierwszy program dla populacji z okreslonym wskazaniem
ograniczone jest rowniez wnioskowanie o mozliwym tempie penetracji populacji przez MAR.

Uwagi do proponowanego instrumentu dzielenia ryzyka

Ze wzgledu na fakt nieefektywnosci kosztowej proponowany instrument podziatu ryzyka nalezy uznac
za niewystarczajgcy. Dodatkowo zwraca sie uwage na niepewnos¢ zwigzang ze spodziewang wielkoscig
populacji, co mogtoby zosta¢ zaadresowane przez podjecie mechanizmu dzielenia ryzyka
zabezpieczajgcego maksymalne wydatki pfatnika z tytutu ocenianej technologii.

Uwagi do programu lekowego

Pomimo braku jednoznacznych dowoddéw do rozwazenia przez szersze grono ekspertow powinna by¢
poddana mozliwos¢ wytaczenia leczenia u pacjentéow, u ktorych pomimo spetniania kryteriow
skutecznosci, naturalny przebieg choroby wygasza wystepujace objawy swigdu w przebiegu ALGS.
Podobng praktyke zaobserwowano w przypadku leczenia pacjentow z PNH lub aHUS,
gdzie poczatkowe zatozenie dotyczgce przewlektej, dozywotniej inhibicji uktadu dopetniacza okazato
sie by¢ niekonieczne u wszystkich pacjentéw. Po kilku latach funkcjonowania programu dopuszczono
mozliwosé przerwania lub catkowitego odstawienia leczenia pod warunkiem dalszego monitorowania
stanu pacjenta. Dodatkowo, wobec braku danych klinicznych zasadne bytoby cykliczne monitorowanie
skutecznosci terapii na rzecz proponowanej punktowej weryfikacji po pierwszych 6 miesigcach. Wobec
braku danych klinicznych uzasadniajgcych monitorowanie pacjentéw w oparciu o skale Whitingtona
brak mozliwosci poréwnania uzyskiwanych wynikéw przez polskich pacjentéw z innymi. Pozostate
uwagi zostaty przedstawione w Analizie Weryfikacyjnej.

Omowienie rozwigzan proponowanych w analizie racjonalizacyjnej
Nie dotyczy.



Rekomendacja nr 60/2025 Prezesa AOTMIT z dnia 14 maja 2025 r.

Omoéwienie rekomendacji w odniesieniu do ocenianej technologii

W odnalezionych o$miu dokumentach wytycznych klinicznych w pierwszej linii leczenia wskazuje sie
najczesciej na zastosowanie cholestyraminy oraz kwasu ursodeoksycholowego. W kolejnych liniach
leczenia wymienia sie mozliwo$é stosowania: ryfampicyny, naltreksonu oraz sertraliny. W przypadku
niepowodzenia terapii lekowych wskazuje sie na mozliwos¢ przeprowadzenia zabiegdéw
odprowadzenia z6fci, a ostatecznie nieskutecznos¢ dostepnych metod leczenia intensywnego swigdu
skéry moze stanowi¢ wskazanie do przeszczepienia watroby. Niektore wytyczne wskazujg dodatkowo
na zastosowanie fototerapii UVA i UVB. W polskim opracowaniu wytycznych EASL 2025 wskazano
na mozliwos¢ witgczenia inhibitoréw IBAT (MAR i odewiksybatu). W dokumencie Dull 2018
zamieszczono informacje o wynikach MAR z badania Il fazy wskazujgc na poréwnywalny efekt
w redukgcji soli zétciowych i poziomu autotaksyny w pordwnaniu do placebo.

Odnaleziono pie¢ dokumentéw zagranicznych agencji HTA dotyczacych zasadnosci finansowania MAR.
W opinii francuskiego HAS 2023 wskazano, ze MAR moze stanowi¢ postep terapeutyczny.
W kanadyjskim dokumencie CADTH 2024 zawarto warunki, zgodnie z ktérymi refundacja jest udzielana
wyfacznie przy obnizeniu kosztéw leku oraz udowodnionej 6-miesiecznej odpowiedzi w zakresie
odczuwanego swigdu. Dodatkowo wskazano, ze leczenie bedzie przerwane jesli pacjent otrzyma
przeszczep watroby lub operacje odprowadzenia zéfci. Niemiecka instytucja odstgpita od oceny
ze wzgledu na status sierocy leku — specjalny tryb. W pozytywnym stanowisku niderlandzkiej instytucji
(ZIN 2024) réwniez zawarto kryterium oceny skutecznosci, weryfikowanego po 4 miesigcach.
W projekcie dokumentu brytyjskiej agencji (NICE 2024) zwrdcono uwage na zastrzezenia zwigzane
ze skutecznoscig kliniczng (nie jest jasne, jak skuteczny jest MAR w zmniejszaniu Swigdu w dtuzszej
perspektywie i czy pomoze pacjentom zy¢ dtuzej) oraz szacunkami efektywnosci kosztowej (powyzej
akceptowalnego zakresu).

Oceniana technologia jest w powszechnej refundacji w 4 na 30 wskazanych krajow UE i EFTA. Pomimo
pozytywnej rekomendacji ZIN, brak refundacji w Niderlandach.

ZASTEPCA PREZESA

Anna Kowalczuk
/dokument podpisany elektronicznie/

PiSmiennictwo

1. Stanowisko Rady Przejrzystosci nr 55/2025 z dnia 12 maja 2025 roku w sprawie oceny leku Livmarli
(maraliksybat) w ramach programu lekowego , Leczenie chorych z zespotem Alagille’a (ICD-10 Q44.7)".

2. Raport nr 0T.423.1.21.2025. Whniosek o objecie refundacjg leku Livmarli (maraliksybat) w ramach programu
lekowego , Leczenie chorych z zespotem Alagille’a (ICD-10 Q44.7)”; Analiza weryfikacyjna; Data ukorczenia:
30 kwietnia 2025 r.

Podstawa przygotowania rekomendacji

Rekomendacja zostata przygotowana na podstawie zlecenia Ministra Zdrowia z dnia 16 marca 2025 r. (znak pisma:
PLR.4500.2173.2024.29.DWI) w sprawie oceny leku: Livmarli (maraliksybat), roztwér doustny, 9,5 mg/ml, 30 ml, GTIN:
08720696500012; w ramach nowego programu lekowego ,Leczenie chorych z zespotem Alagille’a (ICD-10 Q44.7)",
na podstawie art. 35 ust 1. ustawy z dnia 12 maja 2011 roku o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobédw medycznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 930 z p6zn. zm.), po uzyskaniu Stanowiska
Rady Przejrzystosci.



