
 

 

 

 

 

 

 

 

 

 
 
 

Abecma (idekabtagen wikleucel) 
w ramach programu lekowego  

„Leczenie chorych na szpiczaka plazmocytowego  
(ICD-10 C90.0)” 

Analiza weryfikacyjna 

nr OT.423.1.27.2025 
 

 

 

 

 

 

 

Data ukończenia: 16.07.2025 r. 



Abecma (idekabtagen wikleucel) OT.423.1.27.2025
 

 
Analiza weryfikacyjna Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji 2/74 

KARTA NIEJAWNOŚCI 

Dane zakreślone kolorem żółtym stanowią informacje publiczne podlegające wyłączeniu ze względu 
na tajemnicę przedsiębiorcy (Bristol-Myers Squibb Polska sp. z o.o.). 

Zakres wyłączenia jawności: dane objęte oświadczeniem o zakresie tajemnicy przedsiębiorcy. 
Podstawa prawna wyłączenia jawności: art. 5 ust. 2 ustawy z dnia 6 września 2001 r. o dostępie do informacji 
publicznej (Dz. U. z 2022r., poz.902 ) w zw. z art. 11 ust. 2 ustawy z dnia 16 kwietnia 1993 r. o zwalczaniu nieuczciwej 
konkurencji (Dz. U. z 2022 r., poz. 1233), art.. 35 ust. 4a - 4b ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji leków, 
środków spożywczych specjalnego przeznaczenia żywieniowego oraz wyrobów medycznych (Dz. U. z 2023 r., poz. 
826 z późn. zm.)1) i art. 35a ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji leków, środków spożywczych specjalnego 
przeznaczenia żywieniowego oraz wyrobów medycznych (Dz. U. z 2023 r., poz. 826 z późn. zm.). 

Organ dokonujący wyłączenia jawności: Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji. 

Podmiot, w interesie którego dokonano wyłączenia jawności: Bristol-Myers Squibb Polska sp. z o.o. 

Dane zakreślone kolorem czarnym stanowią informacje publiczne podlegające wyłączeniu ze względu 
na tajemnicę przedsiębiorców (Kite Pharma EU B.V., Novartis Europharm Limited, Amgen Europe B.V., 
Janssen-Cilag International N.V., Bristol-Myers Squibb Pharma EEIG, Pfizer Europe MA EEIG, Sanofi 
Winthrop Industrie, Takeda Pharma A/S). 

Zakres wyłączenia jawności: dane objęte oświadczeniem o zakresie tajemnicy przedsiębiorcy 

Podstawa prawna wyłączenia jawności: art. 5 ust. 2 ustawy z dnia 6 września 2001 r. o dostępie do informacji 
publicznej (Dz. U. z 2022 r., poz.902) w zw. z art. 11 ust. 2 ustawy z dnia 16 kwietnia 1993 r. o zwalczaniu nieuczciwej 
konkurencji (Dz. U. z 2022 r., poz. 1233) i , art.. 35 ust. 4a - 4b ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji leków, 
środków spożywczych specjalnego przeznaczenia żywieniowego oraz wyrobów medycznych (Dz. U. z 2023 r., poz. 
826 z późn. zm.)1) i art. 35a ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji leków, środków spożywczych specjalnego 
przeznaczenia żywieniowego oraz wyrobów medycznych (Dz. U. z 2023 r., poz. 826 z późn. zm.). 

Organ dokonujący wyłączenia jawności: Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji 

Podmiot, w interesie którego dokonano wyłączenia jawności: Kite Pharma EU B.V., Novartis Europharm Limited, 
Amgen Europe B.V., Janssen-Cilag International N.V., Bristol-Myers Squibb Pharma EEIG, Pfizer Europe MA EEIG, 
Sanofi Winthrop Industrie, Takeda Pharma A/S. 

Dane zakreślone kolorem szarym stanowią informacje publiczne podlegające wyłączeniu ze względu 
na tajemnicę przedsiębiorców (nie dotyczy) 

Zakres wyłączenia jawności: dane objęte oświadczeniem o zakresie tajemnicy przedsiębiorcy 

Podstawa prawna wyłączenia jawności: art. 5 ust. 2 ustawy z dnia 6 września 2001 r. o dostępie do informacji 
publicznej (Dz. U. z 2022 r., poz.902) w zw. z art. 11 ust. 2 ustawy z dnia 16 kwietnia 1993 r. o zwalczaniu nieuczciwej 
konkurencji (Dz. U. z 2022 r., poz. 1233) i , art.. 35 ust. 4a - 4b ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji leków, 
środków spożywczych specjalnego przeznaczenia żywieniowego oraz wyrobów medycznych (Dz. U. z 2023 r., poz. 
826 z późn. zm.)1) i art. 35a ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji leków, środków spożywczych specjalnego 
przeznaczenia żywieniowego oraz wyrobów medycznych (Dz. U. z 2023 r., poz. 826 z późn. zm.). 

Organ dokonujący wyłączenia jawności: Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji 

Podmiot, w interesie którego dokonano wyłączenia jawności: nie dotyczy 

Dane zakreślone kolorem czerwonym stanowią informacje publiczne podlegające wyłączeniu ze względu 
na prywatność osoby fizycznej. 

Zakres wyłączenia jawności: dane osobowe. 

Podstawa prawna wyłączenia jawności: art. 5 ust.1 ustawy z dnia 6 września 2001 r. o dostępie do informacji 
publicznej (Dz. U. z 2022 r., poz. 902) w zw. z rozporządzeniem Parlamentu Europejskiego i Rady (UE) 2016/679 z dnia 
27 kwietnia 2016 r. w sprawie ochrony osób fizycznych w związku z przetwarzaniem danych osobowych i w sprawie 
swobodnego przepływu takich danych oraz uchylenia dyrektywy 95/46/WE (ogólne rozporządzenie o ochronie danych) 
(Dz. U. UE.L. z 2016 r.119.1) 

Organ dokonujący wyłączenia jawności: Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji. 

Podmiot, w interesie którego dokonano wyłączenia jawności: osoba fizyczna 
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1. Informacje o wniosku 

Data (DD.MM.RRRR) i znak pisma z Ministerstwa Zdrowia 
przekazującego kopię wniosku wraz z analizami  

31.03.2025 r. 

PLR.4500.161.2025.17.PRU 

Przedmiot wniosku (art. 24 ust. 1 ustawy o refundacji) – wniosek o: 
• objęcie refundacją i ustalenie urzędowej ceny zbytu leku  

Wnioskowana technologia: 
• Abecma (idekabtagen wikleucel), dyspersja do infuzji, 260 – 500 x 106 komórek, 1 worek, 

GTIN 08027950801800 

Wnioskowana kategoria dostępności refundacyjnej (zgodnie z wnioskiem i art. 6 ust. 1 ustawy o refundacji): 
• lek stosowany w ramach programu lekowego 

Deklarowany poziom odpłatności: 
• bezpłatnie 

Proponowana cena zbytu netto:   

•    zł 

Czy wniosek obejmuje instrumenty dzielenia ryzyka? 
 X TAK _ NIE 

Analizy załączone do wniosku: 
 analiza kliniczna 
 analiza ekonomiczna 
 analiza wpływu na budżet podmiotu zobowiązanego do finansowania świadczeń 

ze środków publicznych 
 analiza problemu decyzyjnego  

Wnioskodawca: 
Bristol-Myers Squibb Polska sp. z o.o. 
Al. Armii Ludowej 26 
00-609 Warszawa  
Polska 
Podmiot odpowiedzialny: 
Bristol-Myers Squibb Pharma EEIG 
Plaza 254 
Blanchardstown Corporate Park 2 
Dublin 15, D15 T867 
Irlandia 
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2. Przedmiot i historia zlecenia 

2.1. Korespondencja w sprawie 
Pismem z dnia 31.03.2025 r., znak PLR.4500.161.2025.17.PRU (data wpływu do AOTMiT 22.04.2025 r.), Minister 
Zdrowia zlecił przygotowanie analizy weryfikacyjnej AOTMiT, stanowiska Rady Przejrzystości oraz rekomendacji 
Prezesa AOTMiT na zasadzie art. 35 ust. 1 ustawy z dnia 12.05.2011 r. o refundacji leków, środków spożywczych 
specjalnego przeznaczenia oraz wyrobów medycznych (Dz. U. z 2024 r. poz. 930, z późn. zm.) w przedmiocie 
objęcia refundacją produktu leczniczego Abecma (idekabtagen wikleucel), dyspersja do infuzji, 260 – 500 x 106 

komórek, 1 worek, GTIN 08027950801800 w ramach programu lekowego B.54 „Leczenie chorych na  szpiczaka 
plazmocytowego (ICD-10 C90.0)”. 

Analizy załączone do wniosku nie spełniały wymagań zawartych w rozporządzeniu ws. minimalnych wymagań, 
o czym wnioskodawca został poinformowany przez Agencję pismem z dnia 08.05.2025 r. (dostarczenie 
wnioskodawcy 08.05.2025 r.), znak OT.423.1.27.2025.11.AlK. Wnioskodawca przekazał uzupełnienia 
w dniu 17.06.2025 r. 

2.2. Kompletność dokumentacji 
Zweryfikowane przez analityków Agencji zostały następujące analizy: 

• Abecma (idekabtagen wikleucel) w leczeniu chorych na opornego lub nawrotowego szpiczaka 
plazmocytowego, u których stosowano wcześniej co najmniej dwie metody leczenia, w tym lek 
immunomodulujący, inhibitor proteasomu i przeciwciało anty-CD38, i wykazano progresję choroby podczas 
ostatnio stosowanego leczenia. Analiza problemu decyzyjnego. Wersja 1.0. Aestimo, Kraków, 2025 

• Abecma (idekabtagen wikleucel) w leczeniu chorych na opornego lub nawrotowego szpiczaka 
plazmocytowego, u których stosowano wcześniej co najmniej dwie metody leczenia, w tym lek 
immunomodulujący, inhibitor proteasomu i przeciwciało anty-CD38, i wykazano progresję choroby podczas 
ostatnio stosowanego leczenia. Analiza kliniczna. Wersja 1.0. Aestimo, Kraków, 2025 

• Abecma (idekabtagen wikleucel) w leczeniu chorych na opornego lub nawrotowego szpiczaka 
plazmocytowego, u których stosowano wcześniej co najmniej dwie metody leczenia, w tym lek 
immunomodulujący, inhibitor proteasomu i przeciwciało anty-CD38, i wykazano progresję choroby podczas 
ostatnio stosowanego leczenia. Analiza ekonomiczna. Wersja 1.0. Aestimo, Kraków, 2025 

• Abecma (idekabtagen wikleucel) w leczeniu chorych na opornego lub nawrotowego szpiczaka 
plazmocytowego, u których stosowano wcześniej co najmniej dwie metody leczenia, w tym lek 
immunomodulujący, inhibitor proteasomu i przeciwciało anty-CD38, i wykazano progresję choroby podczas 
ostatnio stosowanego leczenia. Analiza wpływu na budżet płatnika. Wersja 1.0. Aestimo, Kraków, 2025 

• Odpowiedzi na uwagi do analiz HTA względem wymagań określonych w rozporządzeniu Ministra Zdrowia 
z dnia 24 października 2023 r., przekazanych w piśmie Prezesa AOTMiT nr OT.423.1.27.2025.11.AlK z dnia 
8 maja 2025 r. 
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3.2. Problem zdrowotny 
Szpiczak mnogi (ICD-10: C90.0)  

Szpiczak komórek plazmocytowych (ang. plasma cell myeloma) (ICD-11: 2A83.1)  

Definicja 
Szpiczak plazmocytowy (ang. plasma cell myeloma, PCM), szpiczak mnogi (ang. multiple myeloma, MM) 
to przebiegająca wieloetapowo choroba nowotworowa charakteryzująca się niekontrolowaną, wieloogniskową 
proliferacją i gromadzeniem monoklonalnych plazmocytów w szpiku, wytwarzających monoklonalną 
immunoglobulinę lub same monoklonalne łańcuchy lekkie immunoglobulin (tzw. białko M) i powodujących 
uszkodzenia narządowe. Etiologia choroby jest nieznana. Mediana wieku zachorowań wynosi 70 lat.  

Epidemiologia  
Szpiczak plazmocytowy stanowi ~1% wszystkich nowotworów złośliwych i ~14% nowotworów układu 
krwiotwórczego. Zapadalność roczna w Europie wynosi 4,5–6/100 000, szczyt zachorowań przypada 
na 7. dekadę życia (mediana wieku 70 lat). Według Polskiego Towarzystwa Onkologii Klinicznej (PTOK 2020), 
w Polsce stwierdza się ponad 1500 nowych zachorowań na MM rocznie, jednak liczba ta jest prawdopodobnie 
niedoszacowana. 

Obraz kliniczny, przebieg naturalny, powikłania  
Klinicznie najbardziej typową prezentację MM stanowią bóle kostne, które są obecne u około 70% chorych 
w momencie rozpoznania. Spośród innych objawów najczęściej występują: niedokrwistość (ok. 60% chorych), 
niewydolność nerek (ok. 20%), hiperkalcemia (ok. 13%) oraz nawrotowe zakażenia bakteryjne i wirusowe (nawet 
do 10-krotnie częściej niż w populacji ogólnej). Wśród powikłań szpiczaka mnogiego, można wyróżnić 
niewydolność nerek, która dotyczy około 20% nowo rozpoznanych pacjentów i około 50% pacjentów w ciągu 
całego przebiegu klinicznego choroby. Polineuropatia występuje u około 13% chorych w okresie rozpoznania 
MM oraz u około 81% pacjentów z nawrotową lub oporną postacią choroby. Do częstych powikłań należą również 
powikłania zakrzepowo-zatorowe, w tym zagrażająca życiu zatorowość płucna. Częstymi powikłaniami 
MM są również powikłania kostne oraz hiperkalcemia. Hiperkalcemia diagnozowana jest u ok. 20–40% osób 
chorujących na szpiczaka mnogiego.  

Rokowanie  
Leczenie umożliwia uzyskanie remisji i wydłużenie przeżycia. W większości przypadków choroba postępuje lub 
nawraca po kolejnych liniach leczenia. Najczęstszą przyczyną zgonu są zakażenia. Mediana czasu przeżycia 
chorych z objawową, postępującą postacią choroby wynosi 5–7 lat. 
Źródło: AWA Elrexfio (WS.423.3.2024) 
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4.1.3.2. Ocena jakości badań włączonych do przeglądu wnioskodawcy 

Ocena jakości badań pierwotnych  
Wnioskodawca dokonał oceny wiarygodności oraz jakości metodologicznej otwartego RCT KarMMa-3 zgodnie 
z Cochrane RoB2. Dla ocenianych punktów końcowych, ryzyko błędu systematycznego w danym badaniu 
oceniano ogółem jako niskie. Natomiast należy mieć na uwadze, że ww. RCT miało charakter otwarty a brak 
zaślepienia w kontekście subiektywnych punktów końcowych jak np. HRQoL czy zdarzenia niepożądane, mógł 
mieć wpływ na ich wyniki. Mimo to pierwszorzędowy punkt końcowy, tj. PFS był oceniany przez niezależnych, 
zaślepionych recenzentów, co może ograniczać wpływ ww. ograniczenia. 

W przypadku pozostałych badań pierwotnych opisanych przez wnioskodawcę, szczegółową ocenę ich jakości 
uwzględniono w AKL wnioskodawcy rozdz. 19.9.  

Ograniczenia jakości badań według wnioskodawcy 

• dla badania KarMMa-3:  

o badanie otwarte, prowadzone bez zaślepienia (zarówno pacjenci, jak i badacze wiedzieli, jaki 
rodzaj leczenia otrzymują; co mogło wpłynąć na ocenę skuteczności i bezpieczeństwa terapii, 
zwłaszcza w przypadku subiektywnych punktów końcowych jak jakość życia, bezpieczeństwo);  

o możliwość zastosowania terapii pomostowej (pacjenci randomizowani do grupy otrzymującej ide-
cel mogli wymagać terapii pomostowej w trakcie procesu wytwarzania ide-cel, a jej skuteczność 
mogła różnić się między pacjentami, co mogło również wpłynąć na wyniki badania; ponadto 
protokół wymagał 14-dniowego okresu wypłukiwania (washout) między terapią pomostową 
a chemioterapią limfodeplecyjną, co stanowiło dodatkowe wyzwanie w przypadku pacjentów 
z szybko postępującą chorobą); 

o możliwość zmiany interwencji w grupie SoC (chorzy z tej grupy po wystąpieniu potwierdzonej 
przez IRC progresji choroby mogli otrzymać ide-cel, co może utrudniać interpretację wyników 
dotyczących całkowitego przeżycia oraz zaniżać wielkość efektu względem komparatora); 

o brak końcowych wyników analizy przeżycia całkowitego, ponieważ uniemożliwia ostateczne 
wnioskowanie na ten temat względnego efektu między ocenianymi interwencjami;   

• dla badania KarMMa: 

o przeprowadzone w schemacie jednoramiennym (bez grupy kontrolnej i bez zaślepienia); 
o podstawową analizę skuteczności ide-cel przeprowadzono w populacji pacjentów, którzy 

otrzymali leczenie ide-cel (n=128, tj. 91,4% chorych w badaniu), a analizę pierwszorzędowego 
punktu końcowego (ORR) przedstawiono dla wszystkich 140 chorych włączonych do badania; 

o w protokole badania KarMMa dopuszczano stosowanie ide-cel w następujących dawkach 
docelowych: 150 × 106, 300 × 106 oraz 450 × 106 komórek CAR-T we wlewie., natomiast dawka 
docelowa równa 150 × 106 komórek CAR-T nie jest objęta zakresem dawki dopuszczalnym 
zgodnie z ChPL (należy jednak zaznaczyć, że taką dawkę otrzymało jedynie 4/128 [3,1%] 
pacjentów); 

o część danych uwzględnionych w analizie zaczerpnięto z doniesień konferencyjnych (dodatkowe 
dane dla analizy pierwotnej i wyniki analiz, przeprowadzonych przy dłuższych okresach 
obserwacji); 

o zgodnie z protokołem badania, w razie potrzeby, dopuszczano stosowanie leczenie 
pomostowego (taką terapię zastosowano u 88% pacjentów włączonych do badania; stosowano 
różne grupy leków;  skuteczność terapii pomostowej mogła różnić się między pacjentami, 
co mogło wpłynąć na wyniki badania) a dodatkowo wymagano 14-dniowego okresu wypłukiwania 
pomiędzy terapią pomostową a chemioterapią limfodeplecyjną, co stanowiło wyzwanie 
w przypadku pacjentów z szybko postępującą chorobą; 

• dla porównań pośrednich ide-cel vs SoC (analizy Jagannath 2021, Maciel 2024, Shah 2022a): 

o badanie KarMMa-RW, wykorzystane w analizach Jagannath 2021 i Maciel 2024, zostało 
zaprojektowane w taki sposób, aby charakterystyka ocenianej populacji była zbliżona do cech 
pacjentów z badania KarMMa, dlatego też charakterystyka populacji w badaniu KarMMa-RW 
może nie odzwierciedlać w pełni rzeczywistej praktyki klinicznej leczenia standardowego RRMM; 

o w analizie Shah 2022a w porównaniu uwzględniono badania KarMMa i MAMMOTH, ale kryteria 
selekcji do badań nie były w pełni zgodne; 
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o w badaniach KarMMa-RW i MAMMOTH, dane dotyczące niektórych charakterystyk leczonych 
pacjentów raportowano w bardzo ograniczonym zakresie, co uniemożliwiało porównanie i 
skorygowanie prowadzonych analiz o te czynniki i stwarzało ryzyko zakłócenia uzyskanych 
oszacowań;  

o w obu badaniach RWE uwzględnionych w analizach Jagannath 2021, Maciel 2024, Shah 2022a 
– KarMMa-RW i MAMMOTH pacjenci stosowali wiele różnorodnych terapii, co odzwierciedla brak 
jednego uznanego schematu leczenia RRMM, stosowanego w praktyce klinicznej; ponadto, 
w obu przypadkach nie wymieniono wszystkich terapii stosowanych przez analizowanych 
pacjentów, a jedynie te, które były stosowane najczęściej; 

o ze względu na metodykę badań KarMMa-RW i MAMMOTH (badania retrospektywne, 
prowadzone w oparciu o dane zaczerpnięte z rejestrów danych medycznych), ograniczona była 
możliwość oceny odpowiedzi na leczenie; 

o w części analizowanych badań uwzględniono dane z stosunkowo krótkiego okresu obserwacji 
(szczególnie w badaniu KarMMa – mediana 10,2 mies.);   

o definicje punktów końcowych w porównywanych badaniach, uwzględnionych w analizach 
Jagannath 2021, Maciel 2024, Shah 2022a, w większości przypadków były zgodne, ale w analizie 
Shah 2022a, wykorzystującej wyniki badań KarMMa i MAMMOTH obserwowano pewne 
rozbieżności pomiędzy analizowanymi badaniami dot. definicji OS; 

o dostępność jedynie zagregowanych, opublikowanych danych dla jednego z porównywanych 
badań MAMMOTH (w analizie Shah 2022a), chociaż większą wiarygodność zapewniają analizy 
wykorzystujące wyłącznie indywidualne dane pacjentów; 

• dla porównania pośredniego ide-cel vs teklistamab (analiza BMS 2022): 

o nieopublikowane dane dostarczone przez Zleceniodawcę; 
            

         
           

 

• dla badań efektywności praktycznej (RWE): 

o opierają się na danych zebranych retrospektywnie (z baz danych, rejestrów szpitalnych, 
elektronicznych kart pacjentów), co zwiększa ryzyko błędu selekcji i niekompletności danych 
a także utrudnia ocenę heterogeniczności włączonej populacji; 

o mogły uwzględniać powtarzających się pacjentów (badania prowadzone w tych samych 
ośrodkach); 

o brak szczegółowych kryteriów selekcji w badaniach RWE uniemożliwia pełne porównanie badań 
między sobą oraz ocenę, czy włączana populacja spełnia kryteria włączenia do programu 
lekowego;  

o dane z FAERS, wykorzystane w badaniu Gong 2024, pochodzą z systemu spontanicznych 
zgłoszeń, co oznacza, że nie można na ich podstawie wyciągać jednoznacznych wniosków na 
temat związku przyczynowo skutkowego między lekiem a działaniem niepożądanym; nie jest 
wiec możliwe ustalenie, czy stosowane leczenie było bezpośrednią przyczyną wystąpienia AEs, 
czy może do jego wystąpienia przyczyniły się jakieś indywidualne cechy kliniczne pacjenta (np. 
choroby towarzyszące lub stosowane leczenie dodatkowe). 

Ograniczenia syntezy według wnioskodawcy 

• „W ramach przeglądu systematycznego zidentyfikowano jedno badanie z randomizacją KarMMa-3, które 
bezpośrednio porównywało ide-cel z terapią standardową (SoC), w ramach której podawano jeden z 
pięciu wybranych wcześniej schematów: DPd, DVd, IRd, EloPd, Kd, była to jednak poprawnie 
zaprojektowana, odpowiednio duża, międzynarodowa próba kliniczna o wysokiej jakości. W badaniu 
zaprezentowano porównanie ide-cel ogółem z terapią standardową według uznania badacza, na 
podstawie indywidualnego stanu pacjenta i wcześniejszej historii leczenia, a nie z poszczególnymi 
schematami takiego leczenia, schematy wchodzące w grupę SoC odpowiadają natomiast wytycznym 
klinicznym i polskim warunkom refundacyjnym. 

• Odnaleziono dodatkowo porównania pośrednie korygowane charakterystykami wyjściowymi MAIC (ang. 
matching adjusted indirect comparison) dla ide-cel vs SoC (Jagannath 2021, Maciel 2024, Shah 2022a, 
materiały nieopublikowane od firmy). Ze względu na dużą liczbę potencjalnych komparatorów 
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wchodzących w zakres leczenia standardowego, pomimo dostępności wiarygodnego RCT, opisano 
również te wyniki. Metoda MAIC pozwala na bardziej wiarygodne porównanie pośrednie wybranych 
interwencji, gdyż umożliwia zmniejszenie różnic pomiędzy porównywanymi grupami w istotnych 
charakterystykach wejściowych, mających duży wpływ na analizowany efekt. 

• Odnaleziono także 2 badania bez randomizacji: jedno z nich było eksperymentalną próbą fazy 1, CRB-
401, oceniającą pojedyncze podanie ide-cel w różnych dawkach oraz wstępny profil toksyczności 
immunoterapii komórkowej ukierunkowanej na BCMA u pacjentów z rrMM, natomiast drugie, KarMMa, 
jednoramiennym eksperymentalnym badaniem fazy 2, mającym na celu potwierdzenie skuteczności i 
bezpieczeństwa ide-cel u pacjentów z rrMM. 

• Nie odnaleziono badań umożliwiających bezpośrednie porównanie ide-cel vs teklistamabem 
(przeciwciało bispecyficzne), dostępna była natomiast niepublikowana analiza MAIC prezentująca takie 
porównanie oraz ocena porównawcza na podstawie danych RWE, potwierdzająca te wyniki”. 

Komentarz analityków Agencji 
Istotnym ograniczeniem analizy klinicznej jest wskazany również przez wnioskodawcę brak porównania 
bezpośredniego terapii ide-cel wraz z wszystkimi refundowanymi technologiami opcjonalnymi, tj. teklistamabem 
(tecli) w populacji z RRMM. Wnioskodawca przeprowadził porównanie pośrednie MAIC celem oceny skuteczności 
i bezpieczeństwa ww. terapii, jednak trzeba mieć na uwadze, że tego rodzaju porównania zawsze wiążą się niższą 
wiarygodnością uzyskanych wyników. Wynika to z samej metodyki oraz heterogeniczności uwzględnionych prób 
klinicznych. Wnioskodawca opracował je na podstawie różnych źródeł informacji (badania jednoramienne), które 
mają bezpośredni wpływ na uzyskiwane wyniki, przez co analiza porównawcza charakteryzuje się niskim 
poziomem wiarygodności. Uzupełnia jednak ww. dane o wyniki rzeczywistej praktyki klinicznej w postaci badania 
RWE Song 2024, gdzie dokonano porównania skuteczności praktycznej i bezpieczeństwa terapii CAR-T vs tecli. 
Należy mieć jednak na uwadze, że ww. RWE zostało opublikowane w formie abstraktu konferencyjnego 
i dotyczyło nie tylko wnioskowanej terapii ide-cel, (n=277) ale również innej terapii CAR-T, mianowicie 
ciltakabtagenu autoleucelu (cilta-cel, n=114). Zgodnie z treścią analizowanego przez wnioskodawcę abstraktu 
można wywnioskować, że w badaniu przeprowadzano też analizy w podgrupach pacjentów, gdzie w zakresie 
przeżycia całkowitego (OS) wyniki były bardziej korzystne dla cilta-cel niż wnioskowanej terapii ide-cel 
w porównaniu do tecli.  

W zakresie porównania ide-cel z leczeniem standardowym (SoC) przedstawiono analizy dotyczące różnych 
schematów terapeutycznych. Odnaleziono jedno RCT KarMMa-3 porównujące bezpośrednio ide-cel z SoC (tj. 5 
schematami leczenia RRMM: DPd, DVd, IRd, Kd oraz EloPd. Jedynie schemat DPd, tj. daratumumab, 
pomalidomid i deksametazon nie odzwierciedla aktualnych warunków refundacyjnych w Polsce. Dodatkowo 
wnioskodawca przedstawia 3 porównania pośrednie (Jagannath 2021, Maciel 2024, Shah 2022a), które mają 
uzupełnić ww. porównanie ide-cel vs SoC o dane w zakresie innych schematów terapeutycznych niż 
uwzględnione w RCT KarMMa-3. Mając na uwadze szeroki wachlarz opcji terapeutycznych uwzględnionych po 
stronie komparatora SoC (np. 94 różnych schematów leczenia w Jagannath 2021/Maciel 2024, gdzie do 
najczęstszych należały schematy nierefundowane w Polsce), utrudnione jest wnioskowanie w zakresie 
porównania ide-cel z wszystkimi możliwymi schematami terapeutycznymi w Polsce. Wspomniane wcześniej RCT 
nie uwzględnia wszystkich możliwych opcji, natomiast porównania pośrednie wskazują na rozproszenie 
schematów, co może wskazywać na brak wystandaryzowanego leczenia we wnioskowanej populacji. Ponadto 
wspomniane porównania pośrednie (Jagannath 2021, Maciel 2024, Shah 2022a) charakteryzują się 
wątpliwościami metodologicznymi w zakresie uwzględnionych w nim badań. Jagannath 2021 to syntetyczne 
porównanie pośrednie, odbiega istotnie od klasycznych porównań pośrednich jak MAIC czy Bucher mając na 
uwadze, że tylko jedno z ramion (ide-cel) pochodzi z badania klinicznego KarMMa a drugie ramię (KarMMa-RW) 
pochodzi z wielu źródeł i nie stanowi wspólnego ramienia kontrolnego (ramię syntetyczne oparte na danych 
rzeczywistych, z wagowaniem IPTW, ang. inverse probability treatment weighting). Z kolei Shah 2022a to 
porównanie pośrednie metodą MAIC, które było obarczone błędami wynikającymi z różnic w populacjach 
pacjentów i metodologii badań źródłowych(dostępność danych indywidualnych pacjentów [IPD] była ograniczona, 
wystąpiły różnice w definicjach punktów końcowych i metodach oceny odpowiedzi między badaniami co mogło 
wpłynąć na porównywalność wyników). W ramach porównania Maciel 2024 zastosowano Multilevel Network 
Meta-Regression (ML-NMR), tj. rozszerzenie metaanalizy sieciowej, jednak podobnie jak wspomniane wyżej 
porównania pośrednie, wyniki tego rodzaju analiz powinny być interpretowane z odpowiednią ostrożnością ze 
względu na złożoność metody i pewne ograniczenia (np. wymóg dostępności danych IPD, założenie wspólnych 
modyfikatorów efektu – SEM).  
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4.2.  Wyniki analizy skuteczności i bezpieczeństwa 

4.2.1. Wyniki przeglądu systematycznego wnioskodawcy  

W ramach przeglądu systematycznego wnioskodawcy, oprócz niżej opisanych badań pierwotnych, tj. RCT 
KarMMa-3 (dla porównania ide-cel vs SoC), 24 badań efektywności praktycznej (RWE) i 4 porównań pośrednich 
(dla ide-cel vs SoC: Jagannath 2021, Maciel 2024 i Shah 2022a; dla ide-cel vs tecli: BMS 2022), włączono również 
13 przeglądów systematycznych (Akhtar 2024, Chitkara 2024, Cardos dos Santos 2024, Davis 2022, Han 2024, 
Hu 2023, Kazzi 2023, Liang 2024, Mazetto 2024, Midha 2023, Pereira 2024, Peery 2024 i Zhang 2021) 
wskazujących na istotną skuteczność i akceptowalny profil bezpieczeństwa terapii anty-BCMA CAR-T (w tym ide-
cel) u pacjentów z RRMM.  

Wnioskodawca przedstawia również wyniki badań jednoramiennych, jak opisane w rozdz. 4.1.3.1 niniejszej AWA, 
badanie KarMMa i CRB-401. Wyniki pozostają spójne z niżej opisanymi badaniami, w szczególności RCT, 
wskazując na wysoki odsetek odpowiedzi na leczenie i akceptowalny profil bezpieczeństwa interwencji pomimo 
licznych przypadków zespołu uwalniania cytokin (CRS, głównie o łagodnym/umiarkowanym przebiegu). 
Szczegółowe wyniki w zakresie ww. opracowań wtórnych, jak i badań jednoramiennych znajdują się w AKL 
wnioskodawcy – odpowiednio w rozdz. 3, 6 i 7.  

4.2.1.1. Wyniki analizy skuteczności ide-cel vs leczenie standardowe  

Poniżej przedstawiono kluczowe wyniki analizy skuteczności klinicznej w oparciu o randomizowane badanie 3 
fazy z grupą kontrolną o akronimie KarMMa-3 (NCT03651128), którego celem było porównanie skuteczności 
klinicznej i bezpieczeństwa ide-cel (n=254) z leczeniem standardowym (SoC; n=132) u pacjentów z RRMM, którzy 
otrzymali wcześniej ≥ 2 schematy leczenia (maks. 4), w tym lek immunomodulujący, inhibitor proteasomu 
i przeciwciało anty-CD38, i u których wykazano progresję choroby pomimo ww. leczenia.  

W związku z szerokim wachlarzem schematów leczenia standardowego, wnioskodawca przedstawił dodatkowo 
wyniki pochodzące z trzech porównań pośrednich uwzględniających ide-cel oraz SoC. Wyniki te omówiono 
w rozdz. 4.2.1.3 niniejszej AWA.  

RCT KarMMa-3  
Rekrutacja do badania KarMMa-3 trwała od maja 2019 r. do kwietnia 2022 r. (49 ośrodków, 12 krajów). Łącznie 
254 pacjentów spełniających kryteria włączenia zostało losowo przydzielonych do grupy interwencji ide-cel i 132 
chorych do grupy SoC (populacja ITT).  

W grupie ide-cel (n=254) pacjenci zostali wcześniej poddani leukaferezie (pobranie komórek krwi obwodowej 
zawierających limfocyty T, n=249), część z nich otrzymała również leczenie pomostowe (n=213), a następnie na 
5 dni przed wlewem ide-cel otrzymali CTH limfodeplecyjną (n=227, celem redukcji liczby limfocytów T, aby ułatwić 
przyjęcie komórek CAR-T). Do wlewu ide-cel zakwalifikowało się ostatecznie 225 pacjentów z ww. 
zrandomizowanej grupy. Ośrodki realizujące badanie zapewniały dostęp do tocilizumabu w przypadku 
wystąpienia ewentualnych zdarzeń niepożądanych wynikających z zastosowania CAR-T, tj. zespołu uwalniania 
cytokin (CRS).   

W grupie kontrolnej SoC (n=132), ostatecznie do leczenia zakwalifikowano 126 osób a pacjenci otrzymywali 5 
różnych schematów leczenia, tj. daratumumab, pomalidomid i deksametazon (DPd; n=41); daratumumab, 
bortezomib i deksametazon (DVd; n=7); iksazomib, lenalidomid i deksametazon (IRd; n=20); karfilzomib 
i deksametazon (Kd; n=28) oraz elotuzumab, pomalidomid i deksametazon (EloPd; n=30). Jedynie schemat 
trójlekowy DPd (n=41) nie znajduje się obecnie wśród refundowanych opcji leczenia w Polsce.  

Pierwszorzędowy punkt końcowy badania stanowił czas przeżycia wolnego od progresji choroby (PFS) oceniany 
przez niezależny komitet (IRC). Wśród kluczowych drugorzędowych punktów końcowych analizowano m.in. 
odsetek odpowiedzi obiektywnej (ORR, w tym odsetek całkowitych odpowiedzi – CR), całkowity czas przeżycia 
(OS), jakość życia zależną od zdrowia (HRQoL) oraz profil bezpieczeństwa (zdarzenia niepożądane, AEs).  

Ocenę skuteczności klinicznej ide-cel przeprowadzono zarówno w populacji ITT (podejście konserwatywne), jak 
i mITT (pacjenci z populacji ITT, którzy otrzymali jakiekolwiek leczenie w ramach badania) oraz populacji możliwej 
do oceny skuteczności (ang. efficacy evaluable, tzw. populacji leczonej, obejmującej pacjentów ITT, którzy 
otrzymali jakiekolwiek leczenie w ramach badania i przeszli co najmniej 1 ocenę skuteczności po leczeniu). Ocenę 
bezpieczeństwa ide-cel przeprowadzono natomiast wśród pacjentów, którzy otrzymali co najmniej 1 dawkę 
badanego leczenia. 
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Wyniki w zakresie skuteczności klinicznej przedstawiono z datą odcięcia 18.04.2022 r. dla analizy przejściowej 
(ang. interim analysis) – mediana obserwacji 18,6 mies. (Rodriguez‑Otero 2023) oraz z datą odcięcia 28.04.2023 
r. dla analizy końcowej – mediana obserwacji 30,9 mies. (Ailawadhi 2024).  

Wyniki dotyczące analizy bezpieczeństwa przedstawiono dla ww. okresów obserwacji, ale też dla mediany 24,1 
mies. w ramach dodatkowej oceny bezpieczeństwa ide-cel (ab. konf. Baz 2023).  

Charakterystyka populacji  
Wśród populacji ITT, dane wyjściowe były dobrze zbalansowane między analizowanymi grupami. Mediana wieku 
włączonej populacji wynosiła 63 lata a blisko 60% pacjentów stanowiły osoby poniżej 65 r.ż. Większość badanych 
stanowili mężczyźni (ok. 60%) a grupą dominującą byli pacjenci pochodzenia kaukaskiego (68% w grupie ide-cel 
i 59% w grupie SoC). Duże obciążenie/masę szpiczaka stwierdzono u prawie jednej trzecie włączonej populacji 
(28% w grupie ide-cel i 26% w grupie SoC).  

Mediana liczby wcześniejszych schematów leczenia wyniosła 3 w obu grupach. Ponad 80% pacjentów było 
wcześniej poddanych auto-HSCT, 66% miało jedno przeszczepienie, a ok. 20% więcej niż jedną procedurę. 
Radioterapię stosowano u 35% pacjentów. Wśród 90% pacjentów wykazano chorobę oporną na leki 
immunomodulujące, u ok. 74% chorobę oporną na inhibitory proteasomu i wśród 95% chorobę oporną na 
daratumumab. Blisko 66-67% badanych miało chorobę oporną na trzy klasy leków.  

Skuteczność kliniczna 
Pierwszorzędowy punkt końcowy – PFS  

Analiza końcowa przeżycia wolnego od progresji choroby (PFS) w populacji ITT (mediana obserwacji: 30,9 mies.) 
wykazała 51% istotną statystycznie redukcję ryzyka progresji lub zgonu u chorych leczonych ide-cel 
względem SoC (HR=0,49; 95%CI: 0,38; 0,63; p<0,0001). Redukcja ta została podtrzymana z analizy 
przejściowej (interim, mediana obserwacji: 18,6 mies.) w tożsamej populacji. Mediana PFS w grupie ide-cel 
wynosiła 13,8 mies. (95%CI: 11,8; 16,1) a dla grupy kontrolnej SoC - 4,4 mies. (95%CI: 3,4; 5,8). Wyniki te były 
istotne statystycznie. Wskaźnik 18-mies. PFS wyniósł 41% dla grupy ide-cel vs 19% dla grupy kontrolnej SoC.  

W populacji leczonej, tj. obejmującej pacjentów ITT, którzy otrzymali jakiekolwiek leczenie w ramach badania 
i przeszli co najmniej jedną ocenę skuteczności po leczeniu, wyniki w zakresie redukcji ryzyka progresji lub zgonu 
u chorych leczonych ide-cel względem SoC były bardziej korzystne niż w populacji ITT (HR=0,43; 95%CI: 0,34; 
0,55). Mediana PFS w grupie ide-cel wyniosła 15,7 mies. (95%CI: 12,5; 18,9) vs 4,4 mies. (95%CI: 3,4; 5,8) 
w grupie SoC.  

Nie analizowano PFS w podziale na podgrupy leczenia w ramach SoC. Przedstawiono natomiast wyniki dla 
podgrup zdefiniowanych na podstawie wieku, pochodzenia, liczby poprzednich schematów leczenia lub 
obecności/braku wysokiego ryzyka nieprawidłowości cytogenetycznych, choroby pozaszpikowej, dużego 
obciążenia guzem lub statusu oporności na leczenie 3 klasami leków. Korzyści w zakresie PFS w wyniku terapii 
ide-cel były spójnie obserwowane we wszystkich wstępnie określonych podgrupach (wyniki nieistotne 
statystycznie były spowodowane głównie małą liczebnością próby badawczej).  

Szczegółowe wyniki znajdują się na rysunku poniżej.  

 
Rysunek 1. Zestawienie wyników PFS dla porównania ide-cel vs SoC w RCT KarMMa-3 (analiza interim i końcowa) 
Wykres pochodzi z AKL wnioskodawcy, rozdz. 5.4.1. BIRC, niezależny komitet; CI, przedział ufności; HR, hazard względny; ITT, analiza 

zgodna z zamiarem leczenia; PFS, przeżycie wolne od progresji choroby 
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PFS, populacja leczona 0,43 (0,34; 0,55) 
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Przeżycie całkowite (OS) 

Przeżycie całkowite (OS) zgodnie z analizą hierarchiczną badania było analizowane dopiero po wykazaniu 
istotnych różnic dla PFS i ORR. RCT KarMMa-3 nie zostało zaprojektowane celem dostarczenia ostatecznych 
wniosków w zakresie OS. W momencie analizy przejściowej (interim; mediana obs. 18,6 mies.) ocena OS nie 
była możliwa ze względu na niedojrzałość zgromadzonych danych.  

Stosowną ocenę przeprowadzono dopiero przy medianie obs. 30,9 mies., gdzie nie wykazano istotnych 
statystycznie różnic między grupami w ryzyku zgonu (HR=1,01; 95%CI: 0,73; 1,40) w populacji ITT. 
Mediana OS wyniosła wtedy 41,4 mies. (95%CI: 30,9; n/o) w grupie ide-cel vs 37,9 mies. (95%CI: 23,4; n/o) w 
grupie SoC Analiza ta była jednak zakłócona przez cross-over pacjentów z grupy SoC (po wystąpieniu 
potwierdzonej progresji choroby) do terapii ide-cel. W momencie odcięcia danych blisko 56% (74/132) pacjentów 
z grupy SoC otrzymało ide-cel jako kolejną terapię (cross-over) po potwierdzonej przez niezależną komisję 
progresji choroby (u części pacjentów już 2,9 mies. od randomizacji). 

Z kolei, analiza OS w populacji leczonej (bez dopasowania na cross-over) wykazała korzystny dla ide-cel trend 
w wydłużaniu życia względem SoC, gdzie HR wyniósł 0,83 (95%CI: 0,58; 1,18). Jednak mediana OS w obu 
przypadkach nie została osiągnięta a wynik nie był istotny statystycznie.  

Szczegóły przedstawia rysunek poniżej.  

 
Rysunek 3. Zestawienie wyników OS dla porównania ide-cel vs SoC w RCT KarMMa-3 (analiza końcowa) 

Wykres pochodzi z AKL wnioskodawcy, rozdz. 5.4.2. BIRC, niezależny komitet; CI, przedział ufności; HR, hazard względny; ITT, analiza 
zgodna z zamiarem leczenia; OS, przeżycie całkowite  

Model Weibulla to elastyczny model przeżycia umożliwiający opis i ekstrapolację krzywej OS przy zmiennym ryzyku zgonu w czasie. Model 
RPSFT szacuje efekt leczenia na OS, przywracając hipotetyczny czas przeżycia, jaki miałby miejsce bez zmiany leczenia (cross-over), 

zakładając, że leczenie opóźnia zdarzenie bez zmiany jego kolejności. Metoda IPCW koryguje analizę OS za pomocą ważenia obserwacji 
tak, aby skompensować wpływ zmiany leczenia (cross-over), traktując ją jako formę cenzorowania danych. 

Jakość życia (HRQoL) 

Ocena jakości życia została przedstawiona w oparciu o kwestionariusz EORTC QLQ-C30 i moduł specyficzny dla 
szpiczaka mnogiego EORTC QLQ-MY20 oraz 5-punktową skalę EQ-5D-5L. W RCT KarMMa-3 oceniano 
wszystkie domeny EORTC QLQ-C30, EORTC QLQ-MY20 i EQ-5D-5L, natomiast 9 z nich zostało uznanych za 
najbardziej istotne klinicznie dla pacjenta i wybranych jako główne domeny oceny HRQoL. Domeny te to: 1)  GHS-
QoL [ogólny stan zdrowia/jakość życia], 2) funkcjonowanie fizyczne, 3) funkcjonowanie poznawcze, 4) zmęczenie, 
5) ból (pochodzące z EORTC QLQ-C30); 6) objawy choroby i 7) skutki uboczne leczenia (pochodzące z EORTC 
QLQ-MY20) oraz 8) index score [wynik indeksu użyteczności zdrowotnej] i 9) EQ-5D-VAS [wpływ na 
samopoczucie pacjenta] (pochodzące z EQ-5D-5L). Domeny te zostały wybrane do oceny wpływu leczenia 
u pacjentów z RRMM ze względu na ich znaczenie dla pacjentów ze szpiczakiem mnogim i reakcję na leczenie, 
natomiast domena – funkcjonowanie poznawcze – do oceny potencjalnego wpływu neurotoksyczności związanej 
z leczeniem ide-cel. Poniżej przedstawiono wyniki dla ww. kluczowych domen w kontekście jakości życia.  

Odnotowano istotną statystycznie i klinicznie poprawę w kluczowych domenach dot. jakości życia pacjentów z 
RRMM, z wyjątkiem domeny dot. objawów choroby i skutków ubocznych leczenia (wg EORTC QLQ-MY20) oraz 
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Shah 2022a, mediana OS nie została osiągnięta w grupie ide-cel a w grupie SoC wyniosła 9,9 mies.. Uzyskane 
wyniki wskazywały jednak na istotną przewagę terapii ide-cel nad SoC w zakresie OS, gdzie HR w analizie 
skorygowanej (MAIC) wyniósł 0,37 (95% CI: 0,25; 0,56).  

Wyniki dla punktu końcowego PFS zostały przedstawione w ramach porównań pośrednich Jagannath 2021 
i Shah 2022a. W obu przypadkach wyniki wskazywały na istotną przewagę terapii ide-cel vs SoC w zakresie PFS. 

W analizie Jagannath 2021, mediana PFS wyniosła 11,6 mies. w grupie ide-cel vs 3,5 mies. w grupie SoC, 
a pacjenci leczeni ide-cel mieli znacznie dłuższe PFS w porównaniu do grupy kontrolnej, HR=0,54 (95%CI: 0,38; 
0,76), p=0,0004. W ramach porównania Shah 2022a, mediana PFS wyniosła 8,9 mies. w grupie ide-cel (wynik 
po dopasowaniu) i vs 3,4 mies. w grupie SoC. Uzyskane wyniki w ramach analizy skorygowanej (MAIC) 
wskazywały na istotną przewagę terapii ide-cel vs SoC w odniesieniu do PFS, HR=0,50 (95% CI: 0,36; 0,70). 

Szczegółowe informacje znajdują się w AKL wnioskodawcy – rozdz. 8.4.2 i 8.4.3.  

Podsumowanie 

Przedstawione porównania pośrednie różniły się metodyką i oceną/definicją poszczególnych punktów końcowych 
(od niezakotwiczonego porównania pośredniego Jagannath 2021 z użyciem metody IPTW, przez porównanie 
pośrednie z dostosowaniem populacyjnym typu ML-NMR, po analizę MAIC – Shah 2022a). Wyniki w zakresie 
analizowanych punktów końcowych jak osiągnięcie ORR czy wskaźniki przeżycia – OS i PFS wskazywały jednak 
na istotną korzyść terapii ide-cel vs SoC. Mimo to należy podkreślić pewne ograniczenia ww. analiz pośrednich, 
tj. ryzyko błędu publikacji (selekcja tylko badań z dostępem do danych / bardziej pozytywnych wyników) czy 
różnego poziomu wiarygodności / jakości włączonych badań (dane RWE porównywane z badaniem klinicznym 
bez grupy kontrolnej, porównania niezakotwiczone).  

4.2.1.4. Wyniki porównania pośredniego MAIC dla ide-cel vs teklistamab 

            
                

      

              
              

             
               

              
                 

              

            
                 

 

           

             
              

               
      

              
                

   

             
              

 







Abecma (idekabtagen wikleucel) OT.423.1.27.2025
 

 
Analiza weryfikacyjna Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji 43/74 

(ICANS, z ang. immune effector cell-associated neurotoxicity syndrome). Wyniki tego badania zostały opisane na 
podstawie abstraktu konferencyjnego i były ekstrahowane tylko dla kohorty otrzymującej ide-cel i tecli.  

Analiza Song 2024 dla porównania ide-cel vs tecli, objęła po 214 pacjentów w każdej z porównywanych grup. 
W grupie ide-cel odnotowano 23 zgony, podczas gdy w grupie tecli 48 zgonów. Ryzyko zgonu było istotnie 
niższe w grupie ide-cel niż w grupie kontrolnej, HR = 0,329 (95%CI: 0,197; 0,550). Wśród leczonych ide-cel 
zaobserwowano więcej przypadków CRS niż w grupie leczonej tecli (odpowiednio 74 vs 59), jednak nie 
przekładało się to na istotne statystycznie różnice pomiędzy interwencjami, HR = 1,204 (95% CI: 0,853; 1,701). 
Ryzyko występowania ICANS również było zbliżone w obu porównywanych grupach chorych (24 vs 27), 
HR=0,758 (95%CI: 0,432; 1,330). 
Pozostałe 23 badania RWE miały charakter głównie retrospektywny (USA: Akhtar 2024a, Ferreri 2023, Hansen 
2023, Hashmi 2024, Khouri 2024, Sidana 2024, Zanwar 2024, Dima 2024, Kalariya 2024, Lee 2023, Karschnia 
2023, Logue 2022, Wesson 2024, Gong 2024; Niemcy: Fischer 2024, Kirchberg 2024, Richardson 2025; 
Niemcy/USA: Frenking 2024; USA/Europa: Gagelmann 2024; Francja: FENIX – Caillot 2024, Ferment 2024; 
Szwajcaria: Sanoyan 2023), za wyjątkiem prospektywnego badania Oswald 2023 oceniającego HrQoL na terenie 
USA. Dane pochodziły z różnych źródeł, w tym rejestrów krajowych, konsorcjów oraz baz danych poszczególnych 
ośrodków medycznych, m.in. międzynarodowego centrum transplantacji krwi i szpiku CIBMTR w USA 
zbierającego dane z ponad 300 ośrodków z całego świata. W większości były to badania wieloośrodkowe. Nie 
wprowadzono grupy kontrolnej, wszystkie badania dot. głównie oceny terapii ide-cel. Jedynie w czterech 
badaniach zaprezentowano wyniki w zakresie zgłaszanych działań niepożądanych podczas stosowania ide-cel, 
cilta-cel (Gagelmann 2024, Karschnia 2023 i Richardson 2025) oraz tecli (Gong 2024). Okres obserwacji 
pacjentów w poszczególnych badaniach był bardzo zróżnicowany (od ok. 100 dni do ponad 18 mies.). Niektóre 
badania, szczególnie te w USA, obejmowały te same ośrodki. Charakteryzowały się też zróżnicowanymi celami,  
skupiając się na różnych aspektach terapii ide-cel u pacjentów z RRMM (głównie jednak ocena skuteczności i 
bezpieczeństwa terapii). Analizowane badania różniły się też pod względem ocenianej liczebności populacji, od 
16 (Szwajcaria: Sanoyan 2023) do nawet 821 pacjentów (w amerykańskim Akhtar 2024a). Głównie badania 
realizowane w USA charakteryzowały się większą populacją niż pozostałe. Profil demograficzny/kliniczny 
badanych był zbliżony, większość uczestników stanowili chorzy pochodzenia kaukaskiego z ECOG 0-1 (jednak 
nawet do 19% chorych było w cięższym stanie – ECOG ≥2). 

W analizowanych badaniach potwierdzono istotną skuteczność terapii ide-cel u chorych z RRMM, gdzie 
odsetek ORR wynosił 69-93% a całkowitą odpowiedź osiągnęło 33-48% badanych (w zależności od badania). 
Mediana PFS wahała się między 5,3 a 14,8 mies., przy czym PFS było krótsze u osób z chorobą pozaszpikową 
i ze wczesną progresją (już do 3 mies. po wlewie ide-cel). Mediana OS wynosiła od 12,5 mies. do 26,9 mies. i 
podobnie jak w przypadku PFS była krótsza u pacjentów z chorobą pozaszpikową i wczesną progresją.  

Profil bezpieczeństwa ide-cel był ogółem akceptowalny. CRS podobnie jak w przypadku innych badań 
pierwotnych i opracowań wtórnych był charakterystycznym działaniem niepożądanym terapii CAR-T (ide-
cel; 81-96% badanych), ale przypadki ciężkie były rzadko zgłaszane (<8%). Częstym działaniem 
niepożądanym była również neurotoksyczność (12,5-28%), jednak podobnie jak CRS, przypadki o nasileniu ≥3 
st. były rzadkie (<6%). 
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obejmowały migotanie przedsionków, zespół przesiąkania włośniczek, niedociśnienie tętnicze, niedotlenienie 
i limfohistiocytozę hemofagocytarną/zespół aktywacji makrofagów. 

Spośród 409 pacjentów 59,7% podano tocilizumab (37,2% podano 1 dawkę, a 22,5% podano >1 dawkę) 
w ramach leczenia CRS. 22,7% pacjentów przyjęło ≥1 dawkę kortykosteroidów w ramach leczenia ww. CRS. 
Spośród 92 osób w badaniach KarMMa i CRB-401, którzy otrzymali dawkę docelową 450 × 106 limfocytów T 
z ekspresją receptora CAR, 54,3% podano tocilizumab, a 22,8% podano ≥1 dawkę kortykosteroidów w ramach 
leczenia CRS. Spośród 225 pacjentów w badaniu KarMMa-3, którzy otrzymali infuzję produktu Abecma, 71,6% 
pacjentów otrzymało tocilizumab, a 28,4% otrzymało ≥1 dawkę kortykosteroidów w ramach leczenia CRS.  

Neurologiczne działania niepożądane, w tym ICANS  

Według zbiorczych danych z badań, w których uczestniczyło 409 pacjentów, niezależnie od przypisania przez 
badacza neurotoksyczności, najczęstszymi działaniami niepożądanymi o charakterze neurologicznym albo 
psychicznym (≥5%) były: ból głowy (22,5%), zawroty głowy (12,5%), splątanie (11,0%), bezsenność (10,3%), 
niepokój (5,9%), drżenie (5,6%) i senność (5,6%). Innymi neurologicznymi działaniami niepożądanymi, które 
występowały rzadziej i zostały uznane za klinicznie istotne, były encefalopatia (3,4%) i afazja (2,9%). 

Neurotoksyczność stwierdzona przez badaczy wystąpiła u 57 (16,1%) z 353 pacjentów, którym podano produkt 
Abecma, w tym neurotoksyczność stopnia 3. lub 4. wystąpiła u 3,1% pacjentów (bez zdarzeń stopnia 5.); 
stwierdzenie neurotoksyczności stanowiło główną metodę oceny neurotoksyczności związanej z limfocytami 
T z ekspresją receptora CAR w badaniach KarMMa i KarMMa-3.  

Gorączka neutropeniczna i zakażenia  

Według zbiorczych danych z badań, zakażenia wystąpiły u 62,8% pacjentów. Zakażenia stopnia 3. albo 
4. wystąpiły u 23,2% pacjentów. Zakażenia stopnia 3. albo 4. wywołane nieswoistym patogenem wystąpiły 
u 15,2% pacjentów, zakażenia wirusowe – u 7,6%, zakażenia bakteryjne – u 4,6%, a zakażenia grzybicze – 
u 1,2% pacjentów. Zakończone zgonem zakażenia wywołane nieswoistym patogenem zgłoszono u 2,0% 
pacjentów, natomiast zakończone zgonem zakażenia grzybicze albo wirusowe albo bakteryjne  zgłoszono u <1% 
pacjentów. Po podaniu infuzji produktu Abecma u 10,8% pacjentów stwierdzono gorączkę neutropeniczną 
(stopnia 3. lub 4.). Gorączka neutropeniczna mogła występować jednocześnie z CRS.  

Utrzymująca się cytopenia  

U pacjentów po chemioterapii limfodeplecyjnej i podaniu infuzji produktu Abecma mogą wystąpić utrzymujące się 
cytopenie.  

Hipogammaglobulinemia 

Według zbiorczych danych z badań, hipogammaglobulinemię zgłoszono u 13,7% pacjentów leczonych produktem 
Abecma, przy czym mediana czasu do jej wystąpienia wynosiła 90 dni (zakres: 1-326 dni). 

Immunogenność  

Produkt Abecma może powodować wytwarzanie przeciwciał przeciwko receptorom CAR. Według zbiorczych 
danych pochodzących z badań KarMMa, CRB-401 i KarMMa-3 wynik badania na obecność przeciwciał przeciwko 
receptorom CAR przeprowadzonego przed podaniem infuzji był pozytywny u 3,2% pacjentów, a po podaniu infuzji 
przeciwciała te wykryto u 56,2% pacjentów. Nie ma dowodów wskazujących na to, że obecność przeciwciał 
przeciwko receptorom CAR przed podaniem infuzji albo po jej podaniu ma wpływ na namnażanie komórek, 
bezpieczeństwo stosowania i skuteczność produktu Abecma. 

Specjalne ostrzeżenia i środki ostrożności dotyczące stosowania  

Choroba szybko postępująca 

Przed kwalifikacją pacjentów do leczenia produktem Abecma lekarze powinni wziąć pod uwagę wpływ 
nieprawidłowości cytogenetycznych wysokiego ryzyka, stopnia 3. w zrewidowanej skali ISS (Revised International 
Staging System, R-ISS), obecność pozaszpikowej plazmocytomy lub dużą masę nowotworu, szczególnie 
u pacjentów z szybko postępującą chorobą, mogącą mieć wpływ na możliwość otrzymania infuzji limfocytów 
T z ekspresją CAR we właściwym czasie. U tych pacjentów szczególnie ważna może być optymalizacja terapii 
pomostowej. Niektórzy pacjenci mogą nie odnieść korzyści z leczenia produktem Abecma ze względu na 
potencjalne zwiększone ryzyko przedwczesnej śmierci. 

Powody opóźnienia leczenia 

Ze względu na ryzyko związane z leczeniem produktem Abecma należy opóźnić podanie infuzji o maksymalnie 
7 dni w przypadku występowania u pacjenta któregokolwiek z poniższych stanów: 
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• nieustępujące ciężkie zdarzenia niepożądane (w szczególności dot. płuc, serca albo niedociśnienie 
tętnicze), w tym ciężkie działania niepożądane występujące po uprzednim zastosowaniu chemioterapii; 

• czynne zakażenia albo choroby zapalne (w tym zapalenie płuc, zapalenie mięśnia sercowego albo 
zapalenie wątroby); 

• czynna choroba przeszczep przeciwko gospodarzowi (ang. graft-versus-host disease, GVHD). 

Choroby ośrodkowego układu nerwowego (OUN) 

Brak doświadczenia w zakresie stosowania produktu Abecma u pacjentów z zajęciem OUN przez szpiczaka oraz 
innymi występującymi wcześniej, klinicznie istotnymi chorobami w obrębie OUN. 

Przebyte w przeszłości allogeniczne przeszczepienie komórek macierzystych (allo-SCT) 

Nie zaleca się podawania produktu Abecma pacjentom w ciągu 4 mies. po allo-SCT ze względu na potencjalne 
ryzyko zaostrzenia choroby. Leukaferezę na potrzeby wytwarzania produktu Abecma należy przeprowadzić po 
upływie co najmniej 12 tyg. od allo-SCT. 

Wcześniejsze leczenie produktami skierowanymi przeciwko BCMA (ang. B-cell Maturation Antigen) 

Doświadczenie w zakresie stosowania produktu Abecma u pacjentów wcześniej leczonych produktami 
ukierunkowanymi na BCMA jest ograniczone. 

Zespół uwalniania cytokin (CRS) 

Po podaniu infuzji produktu Abecma występowały przypadki CRS, w tym reakcje prowadzące do zgonu albo 
zagrażające życiu. U niemal wszystkich pacjentów wystąpił w pewnym stopniu CRS.  

Przed rozpoczęciem infuzji produktu Abecma w ośrodku musi znajdować się i być dostępna do podania 1 dawka 
tocilizumabu dla każdego pacjenta. Ośrodek leczniczy musi być w stanie uzyskać dostęp do dodatkowej dawki 
tocilizumabu w ciągu 8 godzin po podaniu każdej poprzedniej dawki. W wyjątkowym wypadku, kiedy tocilizumab 
nie jest dostępny z powodu niedoboru wymienionego w katalogu braków EMA, ośrodek leczniczy musi mieć 
dostęp do odpowiednich alternatywnych środków zamiast tocilizumabu do leczenia CRS. Przez pierwsze 10 dni 
po podaniu infuzji produktu Abecma pacjentów należy monitorować w wykwalifikowanym ośrodku leczniczym, 
czy nie występują u nich objawy przedmiotowe i podmiotowe CRS. Po upływie pierwszych 10 dni od podania 
infuzji pacjenta należy monitorować zgodnie z zaleceniami lekarza. Należy zalecić pacjentom, aby przez co 
najmniej 4 tyg. po infuzji przebywali w pobliżu (w odległości maks. 2 godz. podróży) wykwalifikowanego ośrodka 
leczniczego i aby w razie wystąpienia w dowolnym momencie objawów przedmiotowych lub podmiotowych CRS 
natychmiast wezwali pomoc medyczną. 

U pacjentów, u których wystąpił CRS, należy uważnie monitorować czynność serca i narządów do momentu 
ustąpienia objawów. W przypadku ciężkiego albo zagrażającego życiu CRS należy rozważyć monitorowanie na 
oddziale intensywnej terapii i leczenie wspomagające. 

Neurologiczne działania niepożądane 

Po zastosowaniu leczenia produktem Abecma występowały działania neurotoksyczne, takie jak afazja, 
encefalopatia i zespół neurotoksyczności związanej z komórkami efektorowymi układu odpornościowego 
(ang. immune effector cell-associated neurotoxicity syndrome, ICANS), które mogą być ciężkie lub zagrażać 
życiu. 

(…)Przez pierwsze 10 dni po podaniu infuzji produktu Abecma pacjentów należy monitorować 
w wykwalifikowanym ośrodku leczniczym, czy nie występują u nich objawy przedmiotowe i podmiotowe 
neurotoksyczności. Po upływie pierwszych 10 dni od podania infuzji pacjenta należy monitorować zgodnie 
z zaleceniami lekarza. Należy zalecić pacjentom, aby przez co najmniej 4 tyg. po podaniu infuzji przebywali 
w pobliżu (w odległości maks. 2 godz. podróży) wykwalifikowanego ośrodka leczniczego i aby w razie wystąpienia 
w dowolnym momencie objawów przedmiotowych lub podmiotowych neurotoksyczności natychmiast wezwali 
pomoc medyczną. 

Utrzymujące się cytopenie 

Po chemioterapii limfodeplecyjnej i podaniu infuzji produktu Abecma u pacjentów mogą wystąpić utrzymujące się 
cytopenie. Przed podaniem i po podaniu infuzji produktu Abecma należy monitorować liczbę krwinek. Cytopenie 
należy leczyć z zastosowaniem mieloidalnego czynnika wzrostu i przetoczeń krwi zgodnie z wytycznymi 
obowiązującymi w danej placówce. 
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Zakażenia i gorączka neutropeniczna 

Produktu Abecma nie należy podawać pacjentom z czynnymi zakażeniami ani chorobami zapalnymi. Po przyjęciu 
produktu Abecma u pacjentów występowały ciężkie zakażenia, w tym zakażenia zagrażające życiu albo 
prowadzące do zgonu. Przed podaniem i po podaniu infuzji produktu Abecma należy monitorować pacjentów pod 
kątem objawów podmiotowych i przedmiotowych zakażenia i wdrożyć odpowiednie leczenie. Należy podawać 
leki przeciwdrobnoustrojowe w ramach profilaktyki, zapobiegania lub w celu leczenia zgodnie z wytycznymi 
obowiązującymi w danej placówce. Po podaniu infuzji produktu Abecma u pacjentów obserwowano gorączkę 
neutropeniczną, która może występować jednocześnie z CRS. W razie wystąpienia gorączki neutropenicznej 
należy przeprowadzić ocenę zakażenia i zastosować leczenie antybiotykami o szerokim spektrum działania, 
płynoterapię oraz inne metody leczenia wspomagającego według wskazań medycznych. 

Reaktywacja zakażenia wirusowego 

Po podaniu produktu Abecma występowały przypadki zakażenia cytomegalowirusem (CMV) prowadzącego do 
zapalenia płuc i zgonu. Pacjentów należy monitorować pod kątem zakażenia CMV i leczyć zgodnie z wytycznymi 
klinicznymi. U pacjentów leczonych produktami leczniczymi skierowanymi przeciwko komórkom plazmatycznym 
może wystąpić reaktywacja zakażenia wirusem HBV, prowadząca w niektórych przypadkach do piorunującego 
zapalenia wątroby, niewydolności wątroby i zgonu. Przed pobraniem komórek w celu wytworzenia produktu 
należy przeprowadzić badania przesiewowe w kierunku zakażenia CMV, zakażenia HBV, czynnego zakażenia 
HIV i czynnego zakażenia HCV. 

Hipogammaglobulinemia 

U pacjentów leczonych produktem Abecma może wystąpić aplazja komórek plazmatycznych 
i hipogammaglobulinemia. Po zastosowaniu leczenia ww. produktem należy kontrolować stężenie 
immunoglobulin (Ig) i wdrożyć postępowanie zgodne z wytycznymi obowiązującymi w danej placówce, w tym 
środki ostrożności w celu zapobiegania zakażeniom, profilaktykę antybiotykową albo przeciwwirusową i leczenie 
przetoczeniami Ig. 

Wtórne nowotwory złośliwe, w tym pochodzące z limfocytów T 

U pacjentów leczonych produktem Abecma mogą wystąpić wtórne nowotwory złośliwe. (…) Pacjentów należy 
monitorować pod kątem wystąpienia nowotworów wtórnych przez całe życie. W razie wystąpienia nowotworu 
wtórnego z limfocytów T należy skontaktować się z podmiotem odpowiedzialnym w celu uzyskania instrukcji 
dotyczących pobrania próbek guza do badań. 

Reakcje nadwrażliwości 

Podczas infuzji produktu Abecma mogą wystąpić reakcje alergiczne. Ciężkie reakcje nadwrażliwości, w tym 
anafilaksja, mogą być spowodowane dimetylosulfotlenkiem (DMSO), substancją pomocniczą obecną w Abecma. 
Należy uważnie obserwować pacjentów, którzy wcześniej nie byli narażeni na DMSO. Należy monitorować 
parametry życiowe (ciśnienie tętnicze, częstość akcji serca i saturację) oraz występowanie wszelkich objawów 
przed rozpoczęciem infuzji, co około 10 min w czasie infuzji oraz co godz. przez 3 godz. po infuzji. 

Ocena bezpieczeństwa na podstawie URPL, EMA i FDA 

W ramach wyszukiwania informacji dot. bezpieczeństwa produktu leczniczego Abecma przejrzano strony 
internetowe instytucji URPL, EMA oraz FDA. 

Zarówno komunikaty URPL, EMA, jak i FDA o bezpieczeństwie stosowania CAR-T, w tym produktu leczniczego 
Abecma wskazują na szczególną potrzebę dożywotniego monitorowania pacjentów pod kątem przypadków 
wtórnych nowotworów złośliwych.  

Dodatkowo, w komunikacie FDA1 z 26.06.2024 r. dot. strategii oceny i łagodzenia ryzyka REMS (tj. programu 
bezpieczeństwa wymaganego dla niektórych leków, oceniającego czy korzyści płynące ze stosowania leku 
przewyższają ryzyko), podano, że ze względu na ryzyko wystąpienia CRS i toksyczności neurologicznej aktualnie 
zatwierdzone CAR-T skierowane przeciwko BCMA lub CD19 (tj. produkt Abecma) są dostępne wyłącznie 
w ramach ograniczonego programu. Jego  celem jest ograniczenie ryzyka CRS i toksyczności neurologicznych 
poprzez zapewnienie, że ośrodki wdrażające leczenie m.in. produktem Abecma są specjalnie certyfikowane 
i mają natychmiastowy dostęp na miejscu do tocilizumabu (≥2 dawki tocilizumabu dostępne na miejscu dla 
każdego pacjenta przed infuzją CAR-T).  

 
1 FDA 26.06.2024. Risk Evaluation and Mitigation Strategies (REMS) for Autologous Chimeric Antigen Receptor (CAR) T cell Immunotherapies 
Modified to Minimize Burden on Healthcare Delivery Systemhttps://www.fda.gov/vaccines-blood-biologics/safety-availability-biologics/risk-
evaluation-and-mitigation-strategies-rems-autologous-chimeric-antigen-receptor-car-t-cell [dostęp 30.05.2025] 
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5.3.1. Ocena założeń i struktury modelu wnioskodawcy 

Technika analityczna, wybór komparatorów, założenia i struktura modelu prawidłowe. 

Głównym ograniczeniem analizy wskazanym przez wnioskodawcę było oparcie modelowania efektów SoC na 
schematach stosowanych w dostępnym badaniu rejestracyjnym, mimo że polski program lekowy przewiduje też 
inne schematy leczenia, a jeden ze schematów stosowanych w badaniu (udział ponad 30%) nie jest refundowany 
w Polsce. W analizie kosztów uwzględniono schematy refundowane stosowane w badaniu klinicznym. Założenie 
było testowane w ramach analizy wrażliwości. Inne ograniczenia wskazane przez wnioskodawcę dotyczyły 
modelowania kosztów terapii pomostowej (stosowanej pomiędzy leukaferezą, a podaniem wnioskowanej terapii) 
oraz kosztów pomalidomidu. Wskazane ograniczenia mają jednak niewielki wpływ na wyniki modelowania. 

Należy zwrócić uwagę, że w analizie ekonomicznej nie uwzględniono teklistamabu jako części składowej SoC. 
Teklistamab został uwzględniony w analizie klinicznej wnioskodawcy, natomiast w analizie wpływu na budżet 
przyjęto, że ide-cel nie będzie zastępował tej terapii. Wnioskodawca wskazuje, że teklistamab jest stosowany 
w czwartej linii leczenia, gdzie z kolei stosowanie ide-cel będzie ograniczone. Teklistamab został uwzględniony 
w modelowaniu dalszych linii leczenia. Analitycy Agencji przyjmują wyjaśnienia wnioskodawcy. 

5.3.2. Ocena danych wejściowych do modelu 

Dane wejściowe prawidłowe. Nie zidentyfikowano ograniczeń/błędów, które wpływają na wiarygodność 
przedstawionych przez wnioskodawcę wyników. 

5.3.3. Ocena walidacji 

Wnioskodawca zadeklarował przeprowadzenie walidacji wewnętrznej. Analitycy Agencji zweryfikowali 
przedstawione w raporcie wyniki. W toku weryfikacji poprawności obliczeniowej załączonego modelu analitycy 
Agencji nie zidentyfikowali błędów w formułach użytych w modelu. 

W ramach walidacji zewnętrznej wnioskodawca porównał wyniki modelowania OS i PFS w ramieniu SoC 
z wynikami badani Mateos 2022. Odnotowano różnice w wynikach na korzyść modelu wnioskodawcy, co może 
oznaczać ewentualne zawyżenie efektów SoC. 

Wnioskodawca odnalazł cztery inne analiz ekonomiczne, w których modelowano terapię Ide-cel. Mając na 
uwadze różnice w założeniach odnalezionych analiz, wyniki wydają się w wystarczającym stopniu zbieżne. 

5.3.4. Obliczenia własne Agencji 
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6. Ocena analizy wpływu na budżet

Wyniki przedstawione w niniejszym rozdziale zostały zweryfikowane przez analityków Agencji. O ile nie wskazano 
inaczej w odpowiedniej części, przedstawione wyniki są zgodne z wersją elektroniczną analizy wpływu na budżet 
i modelem wnioskodawcy.  

6.1. Przedstawienie metodyki analizy wpływu na budżet wnioskodawcy 

6.1.1. Opis modelu wnioskodawcy 

Celem przeprowadzonej analizy było określenie prawdopodobnych wydatków podmiotu zobowiązanego do 
finansowania świadczeń ze środków publicznych (Narodowy Fundusz Zdrowia, NFZ) w przypadku podjęcia 
decyzji o objęciu refundacją produktu leczniczego Abecma (idekabtagen wikleucel) w leczeniu dorosłych 
pacjentów z nawrotowym i opornym na leczenie szpiczakiem mnogim, u których stosowano wcześniej co najmniej 
dwie metody leczenia, w tym lek immunomodulujący, inhibitor proteasomu i przeciwciało anty-CD38, i wykazano 
progresję choroby podczas ostatnio stosowanego leczenia. Lek miałby być refundowany w ramach 
proponowanego programu lekowego B.54. „Leczenie chorych na szpiczaka plazmocytowego (ICD-10: C90.0)”. 
W analizie przyjęto 2-letni horyzont czasowy przyjmując, że wnioskowany program lekowy będzie objęty 
refundacją począwszy od 1 stycznia 2026 roku. Horyzont analizy obejmuje zatem lata kalendarzowe 2026-2027, 
w tym przedział czasowy od 1 stycznia 2026 r. do 31 grudnia 2027 r. 

6.1.2. Dane wejściowe do modelu 

Populacja 
Populacja docelowa dla terapii idekabtagenem wikleucelu została oszacowana    

      

Udziały 
              

           
      

        

            
          

           
           

Koszty 
W analizie wpływu na budżet uwzględniono następujące kategorie bezpośrednich kosztów medycznych: 

• koszty porównywanych interwencji (ide-cel, SoC),

• koszty podania leków,

• koszty diagnostyki i monitorowania leczenia,

• koszty dalszych linii leczenia,

• koszty leczenia zdarzeń niepożądanych

• koszty opieki terminalnej.
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6.3.1. Ocena modelu wnioskodawcy 

W ramach walidacji wewnętrznej dostarczonego przez wnioskodawcę arkusza kalkulacyjnego analitycy Agencji 
zweryfikowali, czy wartości wejściowe i założenia dotyczące sposobu i poziomu finansowania świadczeń są 
zgodne z aktualnym stanem faktycznym. Sprawdzono również, czy wartości wejściowe w arkuszu są zgodne 
z wartościami zawartymi w opisie analizy wpływu na budżet i/lub w uzupełnieniu analiz. Poprawność działania 
modelu sprawdzono m.in. testując działanie zawartych sekwencji obliczeń oraz wprowadzając wartości zerowe. 
Nie odnaleziono błędów uniemożliwiających działanie modelu. 

Ograniczenia: 

Wszelkie ograniczenia modelu ekonomicznego stanowią jednocześnie ograniczenia analizy wpływu na budżet 
płatnika publicznego. Oszacowanie kosztów w analizie wpływu na budżet oparto o obliczenia przeprowadzone w 
ramach AE, przy czym w analizie ekonomicznej uwzględniono wyłącznie schematy wykorzystane w badaniu 
KarMMa-3 będące jednocześnie refundowane w Polsce (DVd, IRd, Kd, EloPd), z tego względu konieczne było 
uwzględnienie pozostałych schematów refundowanych w ramach programu lekowego B.54 (Pd, KRd, Tec, IsaPd, 
PVd). W obliczeniach Wnioskodawca przyjął jednakowe krzywe PFS, OS i ToT dla wszystkich terapii, 
analogicznie jak w AE, co może mieć wpływ na dokładność przeprowadzonych obliczeń. 

6.3.2. Wyniki analiz wrażliwości 

Analizę wrażliwości przeprowadzono dla parametrów, które w największym stopniu obarczone są niepewnością 
i mają potencjalnie największy wpływ na wyniki. Przeprowadzono 12 scenariuszów. Analiza wrażliwości 
potwierdziła stabilność wyników analizy podstawowej. Maksymalna zmiana w wynikach wpływu na budżet to ok. 
2% wzrostu/obniżenia wydatków względem wariantu podstawowego. 

6.3.3. Obliczenia własne Agencji 
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7. Uwagi do zapisów programu lekowego 

W związku z brakiem odpowiedzi ekspertów klinicznych, nie zgłoszono żadnych uwag do treści propozycji 
programu lekowego. 
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10. Kluczowe informacje i wnioski 

Przedmiot wniosku 
Pismem z dnia 31.03.2025 r., znak PLR.4500.161.2025.17.PRU (data wpływu do AOTMiT 22.04.2025 r.), Minister 
Zdrowia zlecił przygotowanie analizy weryfikacyjnej AOTMiT, stanowiska Rady Przejrzystości oraz rekomendacji 
Prezesa AOTMiT na zasadzie art. 35 ust. 1 ustawy z dnia 12.05.2011 r. o refundacji leków, środków spożywczych 
specjalnego przeznaczenia oraz wyrobów medycznych (Dz. U. z 2024 r. poz. 930, z późn. zm.) w przedmiocie 
objęcia refundacją produktu leczniczego Abecma (idekabtagen wikleucel), dyspersja do infuzji, 260 – 500 x 106 
komórek, 1 worek, GTIN 08027950801800 w ramach programu lekowego B.54 „Leczenie chorych na  szpiczaka 
plazmocytowego (ICD-10 C90.0)”. 

Alternatywne technologie medyczne 
Zgodnie z aktualną praktyką kliniczną, komparatorem dla wnioskowanej interwencji w analizowanym wskazaniu 
w leczeniu chorych na opornego/nawrotowego szpiczaka plazmocytowego (RRMM), na dzień złożenia wniosku, 
są terapie będące standardowym leczeniem przeciwszpiczakowym (ang, standard of care, SoC), tj. w ramach 
programu lekowego B.54: schematy trójlekowe (DVd, daratumumab + bortezomib + deksametazon; DRd, 
daratumumab + lenalidomid + deksametazon; EloPd, elotuzumab + pomalidomid + deksametazon; IRd, 
iksazomib + lenalidomid + deksametazon; IsaPd, izatuksymab + pomalidomid + deksametazon; KRd, karfilzomib 
+ lenalidomid + deksametazon), schemat dwulekowy (Kd, karfilzomib + deksametazon) i monoterapia 
teklistamabem (tecli) oraz schematy przeciwszpiczakowe refundowane w ramach katalogu chemioterapii.  

Należy podkreślić, że od kwietnia 2025 r. we wnioskowanym wskazaniu finansowane są również monoterapie – 
elranatamab (Elra) oraz talkwetamab (Tal). Obie technologie, podobnie jak wskazany przez wnioskodawcę 
teklistamab, refundowane są od 4. linii leczenia szpiczaka plazmocytowego. 

Skuteczność kliniczna i bezpieczeństwo 

W ramach przeglądu systematycznego wnioskodawcy dla skuteczności i bezpieczeństwa terapii CAR-T – 
idekabtagenu wikleucelu (ide-cel) włączono: RCT KarMMa-3 (dla porównania bezpośredniego ide-cel vs SoC), 
badania jednoramienne KarMMa i CRB-401, 24 badania efektywności praktycznej (RWE) oraz opracowania 
wtórne, tj. 4 porównania pośrednie (dla ide-cel vs SoC: Jagannath 2021, Maciel 2024 i Shah 2022a; dla ide-cel 
vs tecli: BMS 2022) i 13 przeglądów systematycznych (Akhtar 2024, Chitkara 2024, Cardos dos Santos 2024, 
Davis 2022, Han 2024, Hu 2023, Kazzi 2023, Liang 2024, Mazetto 2024, Midha 2023, Pereira 2024, Peery 2024 
i Zhang 2021) u pacjentów z RRMM. 

Zarówno wyniki badań jednoramiennych (KarMMa i CRB-401), jak i wyniki przeglądów systematycznych 
pozostają spójne z niżej opisanymi badaniami, w szczególności RCT, wskazując na wysoki odsetek odpowiedzi 
na leczenie i akceptowalny profil bezpieczeństwa interwencji pomimo licznych przypadków zespołu uwalniania 
cytokin (CRS, głównie o łagodnym/umiarkowanym przebiegu). 

Porównanie ide-cel vs leczenie standardowe 
Dla porównania wnioskowanej interwencji ide-cel z komparatorem w postaci leczenia standardowego (SoC) 
uwzględniono randomizowane badanie 3 fazy z grupą kontrolną, tj. RCT KarMMa-3 (NCT03651128), u pacjentów 
z RRMM, którzy otrzymali wcześniej ≥ 2 schematy leczenia (maks. 4), w tym lek immunomodulujący (IMiD), 
inhibitor proteasomu (PI) i przeciwciało anty-CD38, i u których wykazano progresję choroby pomimo ww. leczenia. 
W związku z szerokim wachlarzem schematów leczenia standardowego, wnioskodawca przedstawił dodatkowo 
wyniki pochodzące z 3 porównań pośrednich uwzględniających ide-cel oraz SoC (Jagannath 2021, Maciel 2024 
i Shah 2022a). W żadnej z analiz nie odnotowano wyników w podziale na szczegółowe schematy leczenia 
w ramach SoC.  

RCT KarMMa-3 

Populację ITT w RCT KarMMa-3 stanowiło 254 pacjentów w grupie ide-cel i 132 chorych w grupie SoC. Dane 
wyjściowe były dobrze zbalansowane między analizowanymi grupami. Większość badanych stanowili mężczyźni 
(ok. 60%) a grupą dominującą byli pacjenci pochodzenia kaukaskiego. Wśród 90% pacjentów wykazano chorobę 
oporną na IMiD, u ok. 74% chorobę oporną na PI i wśród 95% chorobę oporną na daratumumab. 

Do wlewu ide-cel zakwalifikowało się ostatecznie 225 pacjentów z ww. zrandomizowanej grupy. Ośrodki 
realizujące badanie zapewniały stały dostęp do tocilizumabu. Do SoC zakwalifikowano ostatecznie 126 osób a 
pacjenci otrzymywali 5 różnych schematów leczenia, tj. daratumumab, pomalidomid i deksametazon (DPd; n=41); 
daratumumab, bortezomib i deksametazon (DVd; n=7); iksazomib, lenalidomid i deksametazon (IRd; n=20); 
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karfilzomib i deksametazon (Kd; n=28) oraz elotuzumab, pomalidomid i deksametazon (EloPd; n=30). Jedynie 
ww. schemat trójlekowy DPd (n=41) nie znajduje się obecnie wśród refundowanych opcji leczenia w Polsce. 

Ryzyko błędu systematycznego w badaniu KarMMa-3  zgodnie z Cochrane RoB2 oceniano ogółem jako niskie 
pomimo otwartego charakteru (pierwszorzędowy punkt końcowy oceniany przez zaślepioną komisję – BICR).   

Skuteczność kliniczna 

Analiza końcowa przeżycia wolnego od progresji choroby (PFS) wg niezależnego, zaślepionego komitetu (BIRC) 
jako pierwszorzędowego punktu końcowego badania, w populacji ITT (mediana obserwacji: 30,9 mies.), wykazała 
51% istotną statystycznie redukcję ryzyka progresji lub zgonu u chorych leczonych ide-cel względem SoC 
(HR=0,49; 95%CI: 0,38; 0,63; p<0,0001). Istotna statystycznie mediana PFS w grupie ide-cel wynosiła 13,8 mies. 
(95%CI: 11,8; 16,1) a dla grupy kontrolnej SoC - 4,4 mies. (95%CI: 3,4; 5,8). Wskaźnik 18-mies. PFS wyniósł 
41% dla grupy ide-cel vs 19% dla grupy kontrolnej SoC. Zbliżone wyniki wykazano dla populacji leczonej, 
obejmującej pacjentów ITT, którzy otrzymali jakiekolwiek leczenie w ramach badania i przeszli co najmniej jedną 
ocenę skuteczności po leczeniu (tzw. efficacy evaluable).  

W przypadku przeżycia całkowitego (OS; mediana obserwacji: 30,9 mies.) nie wykazano istotnych statystycznie 
różnic między grupami w ryzyku zgonu (HR=1,01; 95%CI: 0,73; 1,40) w populacji ITT. Mediana OS wyniosła 
wtedy 41,4 mies. (95%CI: 30,9; n/o) w grupie ide-cel vs 37,9 mies. (95%CI: 23,4; n/o) w grupie SoC. Jednak 
trzeba mieć na uwadze, że badanie RCT KarMMa-3 nie zostało zaprojektowane celem dostarczenia ostatecznych 
wniosków w zakresie OS a analiza ta była zakłócona przez cross-over pacjentów z grupy SoC (po wystąpieniu 
potwierdzonej progresji choroby) do terapii ide-cel (blisko 56% pacjentów).  

W zakresie punktów końcowych dot. odpowiedzi na leczenie w ocenie BIRC, wykazano, że pacjenci w grupie ide-
cel mieli ponad 3 razy większe szanse na osiągnięcie obiektywnej odpowiedzi na leczenie (ORR; populacja ITT) 
vs SoC zarówno w krótszym (mediana 18,6 mies.; OR=3,47 [95%CI: 2,24; 5,39], p<0,001), jak i dłuższym okresie 
obserwacji (mediana 30,9 mies.; OR=3,44 [95%CI: 2,20; 5,40], p<0,05). Dla dłuższego okresu obserwacji 
mediana czasu trwania odpowiedzi (DOR) w grupie ide-cel vs SoC wyniosła odpowiednio 16,6 mies. vs  9,7 mies. 

W zakresie poprawy jakości życia pacjentów, w grupie ide-cel stwierdzono krótszy czas do klinicznie istotnej 
poprawy vs SoC w większości kluczowych domen oceny kwestionariuszowej. Odsetek pacjentów uzyskujących 
potwierdzoną poprawę był większy w grupie ide-cel niż w grupie SoC we wszystkich domenach EORTC QLQ-
C30 i QLQ-MY20 oraz wyniku indeksu EQ-5D i EQ-5D-VAS (z wyjątkiem wyniku indeksu użyteczności zdrowotnej 
wg EQ-5D-5L).  

Bezpieczeństwo 

Zgodnie z RCT KarMMa-3, ogólny profil bezpieczeństwa ide-cel wydaje się być akceptowalny, jednak mając na 
uwadze zdarzenia niepożądane (AEs) takie jak zespół uwalniania cytokin (CRS) czy neurotoksyczności, terapia 
ta może wymagać dokładnego monitorowania pacjentów i dostępności doświadczonego zespołu w ośrodkach 
prowadzących leczenie. 

Wśród najczęściej zgłaszanych AEs ide-cel vs SoC odnotowano zaburzenia hematologiczne (głównie 
neutropenia, niedokrwistość), zaburzenia żołądkowo-jelitowe (głównie nudności, biegunki), infekcje oraz 
charakterystyczne dla terapii CAR-T– CRS i neurotoksyczności (ICANS). Zarówno CRS, jak i ICANS są 
charakterystyczne dla terapii CAR-T, potwierdzając unikalny profil toksyczności tej interwencji.  

Ciężkie AEs były istotnie częstsze w grupie ide-cel względem SoC (52% vs 38%; p = 0,0157) w krótszym okresie 
obserwacji, natomiast różnice te zminimalizowały się w dłuższym okresie obserwacji i nie osiągnęły istotności 
statystycznej (47% vs 41%, p>0,05).  

Zgony nie różniły się istotnie między grupami, niezależnie od długości obserwacji a najczęstszą przyczyną była 
progresja choroby (ok. 17%). 

Porównania pośrednie – Jagannath 2021, Maciel 2024 i Shah 2022a 

Zarówno porównanie pośrednie Jagannath 2021, Maciel 2024, jak i Shah 2022a wykorzystywało dane z badania 
klinicznego, bez grupy kontrolnej KarMMa (dla ide-cel) oraz dane z jednego z badań obserwacyjnych (RWE) 
oceniających różnorodne schematy SoC stosowane w praktyce klinicznej: KarMMa-RW (Jagannath 2021, Maciel 
2024) lub MAMMOTH (Shah 2022a). Duża różnorodność terapii stosowanych w praktyce klinicznej w populacji 
pacjentów z RRMM, może wskazywać na brak jednego uznanego standardu postępowania dla tej grupy chorych. 
W ramach ww. porównań przeprowadzono ocenę punktów końcowych dot. odpowiedzi na leczenie (ORR czy 
DOR) i wskaźników przeżycia (PFS, OS). W ramach analizy Maciel 2024 wyciągnięto jedynie dane dla OS. 

Przedstawione porównania pośrednie różniły się metodyką i oceną/definicją poszczególnych punktów końcowych 
(od niezakotwiczonego porównania pośredniego Jagannath 2021 z użyciem metody IPTW, przez porównanie 
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pośrednie z dostosowaniem populacyjnym typu ML-NMR, po analizę MAIC – Shah 2022a). Wyniki w zakresie 
analizowanych punktów końcowych jak osiągnięcie ORR (np. RR=2,4; 95%CI: 1,7; 3,3, p<0,0001 w Jagannath 
2021) czy wskaźniki przeżycia – OS (np. HR=0,45; 95%CI: 0,28; 0,71; p=0,0006 w Jagannath 2021)  i PFS (np. 
HR=0,54; 95%CI: 0,38; 0,76, p=0,0004 w Jagannath 202) wskazywały jednak na istotną korzyść terapii ide-cel 
vs SoC. Mimo to należy podkreślić pewne ograniczenia ww. analiz pośrednich, tj. ryzyko błędu publikacji (selekcja 
tylko badań z dostępem do danych / bardziej pozytywnych wyników) czy różnego poziomu wiarygodności / jakości 
włączonych badań (dane RWE porównywane z badaniem klinicznym bez grupy kontrolnej, porównania 
niezakotwiczone). 

Porównanie ide-cel vs teklistamab  
Celem porównania wnioskowanej technologii ide-cel z teklistamabem (tecli) w populacji z RRMM wykorzystano 
nieopublikowane porównanie pośrednie MAIC wnioskodawcy (BMS 2022).       

               
               

           

               
              

              
            
       

Skuteczność praktyczna ide-cel 
Do analizy klinicznej wnioskodawcy włączono 24 badania obserwacyjne w kierunku oceny skuteczności 
praktycznej ide-cel, a jedno z nich Song 2024 dotyczyło porównania skuteczności i bezpieczeństwa terapii CAR-
T (n=391; w tym ide-cel n=277) z teklistamabem (tecli, n=458).  

Analiza Song 2024 dla porównania ide-cel vs tecli, objęła po 214 pacjentów w każdej z porównywanych grup. W 
grupie ide-cel odnotowano 23 zgony, podczas gdy w grupie tecli 48 zgonów. Ryzyko zgonu było istotnie niższe 
w grupie ide-cel niż w grupie kontrolnej, HR = 0,329 (95%CI: 0,197; 0,550). Wśród leczonych ide-cel 
zaobserwowano więcej przypadków CRS niż w grupie leczonej tecli (odpowiednio 74 vs 59), jednak nie 
przekładało się to na istotne statystycznie różnice pomiędzy interwencjami, HR = 1,204 (95% CI: 0,853; 1,701). 
Ryzyko występowania ICANS również było zbliżone w obu porównywanych grupach chorych (24 vs 27), 
HR=0,758 (95%CI: 0,432; 1,330). Należy zaznaczyć, że wyniki te zostały opisane na podstawie dostępnego 
abstraktu konferencyjnego a nie pełnego tekstu publikacji.  

Pozostałe 23 badania RWE miały charakter głównie retrospektywny (USA: Akhtar 2024a, Ferreri 2023, Hansen 
2023, Hashmi 2024, Khouri 2024, Sidana 2024, Zanwar 2024, Dima 2024, Kalariya 2024, Lee 2023, Karschnia 
2023, Logue 2022, Wesson 2024, Gong 2024; Niemcy: Fischer 2024, Kirchberg 2024, Richardson 2025; 
Niemcy/USA: Frenking 2024; USA/Europa: Gagelmann 2024; Francja: FENIX – Caillot 2024, Ferment 2024; 
Szwajcaria: Sanoyan 2023), za wyjątkiem prospektywnego badania Oswald 2023 oceniającego jakość życia 
pacjentów leczonych ide-cel na terenie USA. 

W analizowanych badaniach potwierdzono istotną skuteczność terapii ide-cel u chorych z RRMM, gdzie odsetek 
ORR wynosił 69-93% a całkowitą odpowiedź osiągnęło 33-48% badanych (w zależności od badania). Mediana 
PFS wahała się między 5,3 a 14,8 mies., przy czym PFS było krótsze u osób z chorobą pozaszpikową i ze 
wczesną progresją (już do 3 mies. po wlewie ide-cel). Mediana OS wynosiła od 12,5 mies. do 26,9 mies. 
i podobnie jak w przypadku PFS była krótsza u pacjentów z chorobą pozaszpikową i wczesną progresją.  

Profil bezpieczeństwa ide-cel był ogółem akceptowalny. CRS podobnie jak w przypadku innych badań 
pierwotnych i opracowań wtórnych był charakterystycznym działaniem niepożądanym terapii CAR-T (ide-cel; 81-
96% badanych), ale przypadki ciężkie były rzadko zgłaszane (<8%). Częstym działaniem niepożądanym była 
również neurotoksyczność (12,5-28%), jednak podobnie jak CRS, przypadki o nasileniu ≥3 st. były rzadkie (<6%). 

Aktualne wytyczne praktyki klinicznej we wnioskowanym wskazaniu  
Odnaleziono wytyczne polskie PGSz 2025, brytyjskie BSH 2021, NCCN 2025 (USA), europejskie EHA-ESMO 
2021 oraz międzynarodowe IMWG z lat 2021 i 2024.Za standard postępowania w przypadku wnioskowanego 
wskazania wytyczne wskazują stosowanie schematów opartych na lenalidomidzie. Chorym ze szpiczakiem 
opornym lub nawrotowym, którzy otrzymali min. dwie linie obejmujące lek immunomodulujący, inhibitor 
proteasomu i przeciwciało anty-CD38 i u których wykazano progresję choroby podczas ostatnio stosowanego 
leczenia, zaleca się zastosowanie schematów trójlekowych i dwulekowych zawierających m.in. pomalidomid, 
karfilzomib, bortezomib, iksazomib, daratumumab, izatuksymab i elotuzumab, w zależności od wcześniej 
stosowanego leczenia, jego tolerancji oraz oporności szpiczaka na poszczególne klasy leków. Odnalezione 
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wytyczne wskazują na możliwość zastosowania we wnioskowanym wskazaniu idekabtagenu wikleucelu w trzeciej 
lub czwartej linii leczenia, jeśli pozwala na to stan kliniczny pacjenta. Podanie CAR-T powinno być 
przeprowadzone w akredytowanym ośrodku. Dotychczas nie ustalono konsensusu dot. miejsca terapii CAR-T w 
leczeniu szpiczaka plazmocytowego. 

Należy mieć na uwadze, że w dn. 18.08.2021 EMA wydała decyzję o dopuszczeniu do obrotu wnioskowanej 
terapii. W związku z powyższym wytyczne opublikowane wcześniej nie uwzględniały idekabtagenu wikleucelu 
jako rekomendowanego leczenia.  
Stosunek kosztów do uzyskiwanych efektów zdrowotnych 
Stosowanie Ide-cel w miejsce SoC jest droższe i wiąże się z większymi efektami zdrowotnymi. Oszacowany ICUR 
wyniósł 368 tys. zł bez uwzględniania zaproponowanego RSS      . Aktualna wysokość progu 
użyteczności kosztowej to 217 641 zł/QALY. 

Progowa cena zbytu netto leku Abecma, przy której koszt uzyskania dodatkowego roku życia skorygowanego 
o jakość oszacowany w analizie podstawowej, jest równy wysokości progu, o którym mowa w art. 12 pkt 13 i art. 
19 ust. 2 pkt 7 ustawy, wynosi    Wnioskowana cena zbytu netto wynosi      

                
      

Wnioskodawca przedstawił badanie RCT dowodzące wyższości wnioskowanej terapii, zatem nie zachodzą 
okoliczności opisane w art. 13 ust. 3 UoR. 

Wnioskodawca przedstawił deterministyczną i probabilistyczną analizę wrażliwości. Analiza wrażliwości 
prawidłowa, wyniki stabilne. 

W analizie deterministycznej przetestowano m.in. alternatywne wartości użyteczności, stopy dyskontowe, czy 
charakterystyki pacjentów. W wariancie bez uwzględniania RSS w żadnym scenariuszu nie doszło do zmiany 
wnioskowania. Po uwzględnieniu RSS do zmiany wnioskowania doszło     

        W analizie probabilistycznej 
prawdopodobieństwo użyteczności kosztowej wynosi <1% bez uwzględniania zaproponowanego RSS i   

 . 

                
             

                   
                  

         

Wpływ na budżet płatnika publicznego 
Celem przeprowadzonej analizy było określenie prawdopodobnych wydatków podmiotu zobowiązanego do 
finansowania świadczeń ze środków publicznych (Narodowy Fundusz Zdrowia, NFZ) w przypadku podjęcia 
decyzji o objęciu refundacją produktu leczniczego Abecma (idekabtagen wikleucel) w leczeniu dorosłych 
pacjentów z nawrotowym i opornym na leczenie szpiczakiem mnogim, u których stosowano wcześniej co najmniej 
dwie metody leczenia, w tym lek immunomodulujący, inhibitor proteasomu i przeciwciało anty-CD38, i wykazano 
progresję choroby podczas ostatnio stosowanego leczenia. Lek miałby być refundowany w ramach 
proponowanego programu lekowego B.54. „Leczenie chorych na szpiczaka plazmocytowego (ICD-10: C90.0)”. 
W analizie przyjęto 2-letni horyzont czasowy przyjmując, że wnioskowany program lekowy będzie objęty 
refundacją począwszy od 1 stycznia 2026 roku.  

Zgodnie z oszacowaniami wnioskodawcy objęcie refundacją produktu leczniczego Abecma spowoduje  
                        wzrost wydatków 

NFZ o 83,7 mln zł w I roku i o 134,5 mln w II roku refundacji w wariancie bez RSS.    
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Rekomendacje refundacyjne dotyczące ocenianej technologii medycznej 
Odnaleziono pięć dokumentów w zakresie refundacji wnioskowanej technologii, tj. HAS 2024 (Francja), NICE 
2023 (UK), CDA-AMC 2021 (Kanada), Zorginstituut Nederland 2025 (Holandia) oraz G-Ba 2024 (Niemcy).  

Tylko francuska rekomendacja (HAS 2024) była pozytywna, choć zwrócono uwagę, że Abecma (idekabtagen 
wikleucel) oferuje niewielką, dodaną wartość kliniczną (ASMR IV) w porównaniu do innych dostępnych terapii. 
Negatywne rekomendacje G-Ba 2024, Zorginstituut Nederland 2025 oraz CDA-AMC 2021 wynikały głównie 
z ograniczonych dowodów na skuteczność.  

Lek Abecma pierwotnie był wskazany w leczeniu pacjentów z nawrotowym i opornym na leczenie szpiczakiem 
plazmocytowym (RRMM), którzy otrzymali ≥3 wcześniejsze terapie, w tym środek immunomodulujący (IMiD), 
inhibitor proteasomów (PI) oraz przeciwciało anty-CD38 i u których nastąpiła progresja choroby. W marcu 2024 
roku Komisja Europejska złagodziła wskazanie terapeutyczne na ≥2 wcześniejsze terapie RRMM. W związku 
z powyższym część rekomendacji odnosi się do pierwszego, węższego wskazania dla leku Abecma. 

Uwagi do programu lekowego  
W związku z brakiem odpowiedzi ekspertów klinicznych, nie zgłoszono żadnych uwag do treści propozycji 
programu lekowego.  
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11. Wykaz niezgodności analiz względem wymagań minimalnych 
Ostatecznie zweryfikowane analizy zgodne z wymaganiami minimalnymi. 



Abecma (idekabtagen wikleucel) OT.423.1.27.2025
 

 
Analiza weryfikacyjna Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji 67/74 

12. Wykaz niezgodności analiz względem wytycznych HTA 
Ostatecznie zweryfikowane analizy zgodne z wytycznymi HTA AOTMiT 2016. 
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