Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 154/2025 z dnia 27 pazdziernika 2025 roku
w sprawie zasadnosci wydawania zgdd na refundacje leku Ospolot
(sultiam) we wskazaniach: padaczka, padaczka lekooporna, padaczka
lekooporna w przebiegu zespotu Retta

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne wydawanie zgdd na refundacje leku
Ospolot (sultiam), tabletki, we wskazaniach: padaczka, padaczka lekooporna,
padaczka lekooporna w przebiegu zespotu Retta.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Opinia dotyczy zasadnosci wydawania zgod na refundacje w ramach importu
docelowego produktu leczniczego Opsolot (sultiam) we wskazaniach: padaczka,
padaczka lekooporna, padaczka lekooporna w przebiegu zespotu Retta.

Padaczka (ICD-10: G40) jest przewlektq chorobq mozgu cechujgcq sie trwaftq
skfonnosciq do wystepowania napadow padaczkowych nieprowokowanych
lub odruchowych. Napad padaczkowy jest skutkiem wystgpienia przemijajgcej,
nieprawidtowej, nadmiernej Ilub synchronicznej czynnosci komdrek mdzgu,
co prowadzi do pojawienia sie stereotypowych epizodow o nagfym poczqtku,
w czasie ktorych mogqg wystepowac zaburzenia Swiadomosci, zachowania,
emocji, czynnosci ruchowych, czuciowych lub wegetatywnych, dostrzegane przez
chorego lub jego otoczenie. U ~30% chorych wystepuje jednak padaczka
lekooporna. Zespot Retta jest zaburzeniem dziedziczonym z pfciqg o charakterze
dominujgcym. Najczesciej zwiqzany jest z mutacjq genu MECP2 znajdujqgcego sie
na chromosomie X. Mutacje genu MECP2 | obnizenie aktywnosci biologicznej
prowadzi do zaburzen w rozwoju mozgowia. Konsekwencjq tych zaburzen mogg
by¢ zmiany neurologiczne oraz deficyty w aspekcie funkcji poznawczych oraz
wykonawczych. Nastepstwami opornej padaczki mogq byc dysfunkcje i utrata
niezaleznosci, zaburzenie funkcji intelektualnych oraz wieksza mozliwosc
wystqgpienia objawdéw nueurotoksycznych. Smiertelnos¢ chorych na padaczke jest
2-4 razy wieksza niz w populacji ogdlnej. Przyczyng zgonu moze byc¢ bezposrednio
napad padaczkowy, zwtaszcza stan padaczkowy (10%), wypadek i obrazenia
ciata zwiqzane z napadem (5%), samobdjstwo (7-22%) lub brak uchwytnego
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powodu — tzw. nagty nieoczekiwany zgon chorego na padaczke (ok. 10%).
Najwieksze ryzyko zgonu jest u chorych z nieopanowanymi napadami.

Lek Ospolot w przedmiotowych wskazaniach byt wczesniej przedmiotem oceny
w Agencji w ramach importu docelowego w 2019 r. oraz 2022 r. — wydano
pozytywne stanowiska oraz Rekomendacje dla wydawania zgdd dla refundacji
powyzszego preparatu (odpowiednio nr: 40/2019 oraz 38/2018; 81/2022 oraz
84/2018).

Dowody naukowe

Od czasu ostatniej decyzji RP odnaleziono 2 badania retrospektywne kohortowe
(Caraballo 2023 oraz Laliberté 2024) dotyczgce analizowanego zagadnienia.
Powyzsze publikacje dotyczq dowoddw nizszej jakosci niz te poprzednio oceniane
przez Agencje.

W zadnych odnalezionych wytycznych klinicznych sultiam nie zostat wymieniony
jako opcja terapeutyczna.

Problem ekonomiczny

Refundacja preparatu w ramach importu docelowego wigze sie z akceptowalnym
wzrostem wydatkow dla ptatnika publicznego.

Gtowne argumenty decyzji

e Brak podstaw do zmiany wczesniejszej decyzji Rady Przejrzystosci.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 31h ust. 2 w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 1 ustawy z 27 sierpnia 2004 r.
o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 146) oraz
wzw. z art. 39 ust. 3 ustawy z 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, Srodkéw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz.U. z 2025 r. poz. 907), z uwzglednieniem
opracowania na potrzeby oceny zasadnosci wydawania zgody na refundacje nr: DPL.4211.2.2025 (Aneks
do opracowania nr: 0T.4211.8.2022) ,Ospolot we wskazaniach: padaczka, padaczka lekooporna, padaczka
lekooporna w przebiegu zespotu Retta”, data ukoiczenia: 22 pazdziernik 2025 r.



