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Rekomendacja nr 207/2025
z dnia 29 grudnia 2025 r.
Prezesa Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji
w sprawie objecia refundacjg produktu leczniczego Carvykti (cyltakabtagen
autoleucel) w ramach programu lekowego B.54. , Leczenie chorych na
szpiczaka plazmocytowego (ICD-10: C90.0)”

Prezes Agencji rekomenduje objecie refundacjg produktu leczniczego Carvykti w programie lekowym
B.54. ,Leczenie chorych na szpiczaka plazmocytowego (ICD-10: C90.0)”, bezptatnie dla pacjenta,
w ramach nowej grupy limitowej, pod warunkiem dalszego obnizenia ceny oraz rozszerzenia
instrumentéw dzielenia ryzyka poprzez:

Uzasadnienie

Ocena dotyczy wtaczenia produktu leczniczego Carvykti (cyltakabtagen autoleucel) do programu
lekowego B.54 w leczeniu dorostych pacjentéw z szpiczakiem plazmocytowym, ktérzy stosowali
uprzednio jedng albo dwie linie leczenia szpiczaka plazmocytowego, w tym zawierajgce lek
immunomodulujacy i inhibitor proteasomu, a w trakcie ostatniego leczenia lub po jego zakonczeniu
nastgpita progresja choroby oraz wystgpita opornosc na leczenie lenalidomidem.

Aktualnie we wnioskowanym wskazaniu refundowane sg rézne schematy leczenia w ramach programu
lekowego B.54 i katalogu chemioterapii.

Zgodnie z wytycznymi w ocenianym wskazaniu preferowane sg trdjlekowe schematy terapeutyczne
zawierajgce przeciwciata anty-CD38 (izatuksymab lub daratumumab) w potaczeniu z karfilzomibem
i deksametazonem (IsakKD, DKd) ze wzgledu na ich wyzszg skutecznos$¢ wzgledem (réwniez zalecanych)
terapii, takich jak PVd, DVd oraz Kd. Zgodnie z polskimi zaleceniami, terapia CILTA-CEL jest uznawana
za najskuteczniejszg w ocenianej populacji pacjentéw, a jej zastosowanie rekomendujg réwniez
wytyczne NCCN 2025 oraz EHA 2025.

Ocene skutecznosci i bezpieczenstwa terapii CILTA-CEL oparto na wynikach badania CARTITUDE-4
(vs PVd/DPd) oraz wynikach poréwnan posrednich (vs EloPd, IsaPd, DVd, Kd, Pd, IDE-CEL). Wyniki
analizy klinicznej wskazujg, ze terapia CILTA-CEL wykazuje istotne statystycznie korzysci wzgledem
wszystkich uwzglednionych opcji terapeutycznych m.in. w zakresie przezycia wolnego od progresji
choroby, przezycia catkowitego, odpowiedzi na leczenie oraz jakosci zycia.

Wyniki analizy bezpieczenstwa wskazujg, ze na brak istotnych réznic miedzy CILTA-CEL a PVd/DPd
w zakresie ryzyka TEAE (w tym 3.—4. stopnia), TRAE i SAE (w tym 3.—4. stopnia) w badaniu CARTITUDE-
4. Stosowanie CILTA-CEL wigzato sie natomiast z IS wzrostem ryzyka wystgpienia poszczegdlnych SAE
tj. m.in. zaburzenia uktadu nerwowego, zespét uwalniania cytokin (CRS), porazenie nerwu twarzowego.
W pordwnaniach posrednich z innymi schematami (EloPd, IsaPd, DVd, Kd, Pd) TEAE wystepowaty
u wszystkich pacjentow leczonych CILTA-CEL, natomiast dla komparatoréw czestos¢ wystepowania
(w zaleznosci od badania) wyniosta od 93 do 100%. SAE wystapity u 44% pacjentéw stosujgcych CILTA-
CEL w porédwnaniu do 37-77% pacjentéw stosujgcych komparatory.
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U pacjentéw stosujacych terapie CAR-T obserwowano typowy dla tego rodzaju terapii: CRS,
neurotoksycznosé¢ i zespdt neurotoksycznosci zwigzanej z komérkami efektorowymi uktadu
odpornosciowego (ICANS) — wiekszo$¢ w stopniu tagodnym.

W ocenie ekonomicznej wykazano, ze stosowanie leku Carvykti wzgledem obecnie refundowanych
komparatoréw jest drozsze i skuteczniejsze. Wartosci ICUR dla pordéwnania z wiekszoscig
komparatoréw przekraczajg prog optacalnosci. Wyjatek stanowi poréwnanie z IsaPd oraz idekabtagen
wikleucel (IDE-CEL) —dla obu tych opcji wartosci ICUR (w wariancie z RSS) sg ponizej progu optacalnosci,
przy czym IDE-CEL nie jest obecnie refundowany (w procesie oceny).

Wyniki analizy wptywu na budzet wnioskodawcy wskazujg na znaczny wzrost wydatkéw ptatnika
publicznego o ok. wl rokui w |l roku refundacji w wariancie z RSS.

Majac na uwadze potencjalne korzysci kliniczne wynikajgce ze stosowania terapii, a jednoczesnie brak
efektywnosci kosztowej w poréwnaniu z wiekszoscia komparatoréw oraz prawdopodobne bardzo
wysokie obcigzenie budzetu ptatnika publicznego, przy jednoczesnej niepewnosci dotyczgcej liczebnosci
populacji docelowej, uwzgledniajgc Stanowisko Rady Przejrzystosci, Prezes Agencji rekomenduje
finansowanie produktu leczniczego Carvykti na warunkach okreslonych w sentencji.

Przedmiot wniosku

Zlecenie Ministra Zdrowia dotyczy oceny zasadnosci finansowania ze srodkéw publicznych produktu
leczniczego Carvykti (cyltakabtagen autoleucel), dyspersja do infuzji, 3,2 x 1076 - 1,0 x 10"8 komoérek,
1 worek, GTIN: 05413868121568, cena zbytu netto: , wydawanego bezptatnie
w programie lekowym B.54, w nowej grupie limitowej.

Problem zdrowotny

Szpiczak plazmocytowy (ang. plasma cell myeloma, PCM), inaczej szpiczak mnogi (ang. multiple myeloma,
MM), to przebiegajgca wieloetapowo choroba nowotworowa charakteryzujgca sie niekontrolowang,
wieloogniskowa proliferacjg i gromadzeniem monoklonalnych plazmocytéw w szpiku, wytwarzajgcych
monoklonalng immunoglobuline lub same monoklonalne tancuchy lekkie immunoglobulin (tzw. biatko
M) i powodujacych uszkodzenia narzgdowe. Etiologia choroby jest nieznana.

Leczenie umozliwia uzyskanie remisji i wydtuzenie przezycia. W wiekszosci przypadkéw choroba
postepuje lub nawraca po kolejnych liniach leczenia. Najczestszg przyczyng zgonu sg zakazenia.
Mediana czasu przezycia chorych z objawowa, postepujgcy postacig choroby wynosi 5-7 lat.

PCM stanowi ok. 1% wszystkich nowotwordw ztosliwych i ok. 14% nowotwordéw uktadu krwiotwodrczego.
Zapadalnos$¢ roczna w Europie wynosi 4,5-6/100 000, szczyt zachorowan przypada na 7. dekade zycia
(mediana wieku 70 lat). Wedtug Polskiego Towarzystwa Onkologii Klinicznej (2020), w Polsce stwierdza
sie ponad 1500 nowych zachorowan rocznie, jednak liczba ta jest prawdopodobnie niedoszacowana.
Zgodnie z danymi NFZ, w programie lekowym B.54. ,Leczenie chorych na szpiczaka plazmocytowego
(ICD-10: C90.0)” leczonych byto 2 416 pacjentéw w 2023 roku oraz 3 984 pacjentéw w 2024 roku.

Alternatywna technologia medyczna
Whioskodawca jako komparatory dla ocenianej technologii wskazat:

e schematy stosowane w ramach programu lekowego B.54:
— DVd (daratumumab + bortezomib + deksametazon),
— EloPd (elotuzumab + pomalidomid + deksametazon),
— IsaPd (izatuksymab + pomalidomid + deksametazon),
— Kd (karfilzomib + deksametazon) oraz
e schematy refundowane w ramach katalogu chemioterapii:
— PVd (pomalidomid, bortezomib, deksametazon),
— Pd (pomalidomid, deksametazon),
— PCd (pomalidomid, cyklfosfamid, deksametazon).

Whioskodawca uwzglednit rowniez inng terapie CAR-T tj. idekabtagen wikleucel (IDE-CEL), ktora byta
oceniana przez AOTMIT w lipcu 2025 roku w populacji pacjentéw leczonych 22 wczesniejszymi liniami
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leczenia. Niniejsza ocena Carvykti obejmuje z kolei populacje pacjentéw leczonych uprzednio jedng lub
dwoma liniami leczenia. W zwigzku z powyzszym, ze wzgledu na czeSciowg zgodnos¢ populacji
docelowych obu terapii (w odniesieniu do pacjentéw w 3. linii leczenia), terapia IDE-CEL, pomimo
braku refundacji, stanowi potencjalny komparator dla CILTA-CEL.

Wybdr komparatoréw uznaje sie za zasadny.
Opis wnioskowanego swiadczenia

CARVYKTI to ukierunkowana na BCMA, genetycznie zmodyfikowana autologiczna immunoterapia
limfocytami T, ktdéra polega na przeprogramowaniu wtasnych limfocytéow T pacjenta za pomoca
transgenu kodujgcego chimeryczny receptor antygenowy (CAR), ktdry identyfikuje i eliminuje komérki
wykazujgce ekspresje BCMA. BCMA ulega ekspresji przede wszystkim na powierzchni komérek linii B
szpiczaka mnogiego, a takze komdrek B i komdrek plazmatycznych w péznym stadium rozwoju. Biatko
CAR w produkcie CARVYKTI zawiera dwie pojedyncze domeny przeciwciat ukierunkowanych na BCMA,
zaprojektowane tak, aby zapewni¢ wysoky reaktywnos¢ przeciwko ludzkiej BCMA, domene
ko-stymulacyjng 4-1BB i cytoplazmatyczng domene sygnalizacji CD3-zeta. Po zwigzaniu sie
z komodrkami wykazujacymi ekspresje BCMA, CAR promuje aktywacje limfocytéw T, ekspansje
i eliminacje komdrek docelowych. Terapia polega na podaniu jednej dawki leku w formie infuzji.

Zgodnie z Charakterystykg Produktu Leczniczego (ChPL) Carvykti jest wskazany do leczenia dorostych
pacjentédw z nawrotowym i opornym na leczenie PCM, u ktérych stosowano co najmniej jedng
wczesniejszg terapie, w tym lek immunomodulujacy i inhibitor proteasomu oraz u ktérych stwierdza
sie progresje choroby w trakcie ostatniej metody leczenia i sg oporni na leczenie lenalidomidem.

Whnioskowane wskazanie refundacyjne jest zgodne z zarejestrowanym.
Ocena skutecznosci (klinicznej oraz praktycznej) i bezpieczenstwa

Do przegladu wiaczono 1 badanie z randomizacjg (lll fazy, otwarte, hipoteza superiority)
— CARTITUDE-4 — poréwnujgce CILTA-CEL z jednym ze schematow wybranych przez lekarza tj. PVd
i DPd. W wyniku przegladu nie odnaleziono badan bezposrednio poréwnujgcych CILTA-CEL
z pozostatymi komparatorami, w zwigzku z tym przedstawiono wyniki 5 poréwnan posrednich, ktérych
szczegOty przedstawiono w analizie weryfikacyjnej i analizach wnioskodawcy.

Skutecznosé
CARTITUDE-4: CILTA-CEL vs PVd/DPd

Wyniki badania CARTITUDE-4 wskazujg, ze przy medianie okresu obserwacji wynoszgcej
ok. 34 miesigce stosowanie terapii CILTA-CEL w poréwnaniu z PVd/DPd:

¢ IS zmniejszato ryzyko wystapienia progresji choroby (PFS; o 71%) — mediana PFS w grupie CILTA-CEL
nie zostata osiggnieta, w grupie PVd/DPd wyniosta 11,8 miesiecy;

¢ IS zmniejszato ryzyko zgonu (o 45%);

¢ ISzwiekszato prawdopodobienstwo ogdlnej odpowiedzi na leczenie (ORR; 85% vs 67%) — mediana czasu
trwania odpowiedzi dla CILTA-CEL nie zostata osiggnieta, w grupie PVd/DPd wyniosta ok. 19 mies.;

o IS zwiekszato prawdopodobienstwo catkowitej ,, rygorystycznej” odpowiedzi (sCR; 69% vs 18%);

e |S zwiekszato prawdopodobienstwa otrzymania wyniku bedacego ponizej progu minimalnej
choroby resztkowej (MRD), co wigze sie z poprawg wynikow leczenia pacjentéw;

e |S poprawiato jakos$¢ zycia pacjentéw wzgledem wartosci wyjsciowych w globalnej ocenie stanu
zdrowia oraz w obszarach funkcjonowania fizycznego, emocjonalnego i spotecznego; w domenach
objawowych zaobserwowano IS zmniejszenie nasilenie zmeczenia i bélu; stosowanie CILTA-CEL IS
wydtuzyto takze czas do pogorszenia nasilenia objawow.

Poréwnania posrednie: CILTA-CEL vs schematy EloPd, IsaPd, DVd, Kd i Pd
Wyniki poréwnan posrednich CILTA-CEL z komparatorami wykazaty:

¢ IS wydtuzenie mediany PFS w porédwnaniu z EloPd, IsaPd, DVd, Kd i Pd (mediana nie osiggnieta vs
ok. 8-11 mies.; redukcja ryzyka progresji o ok. 62% — 80% vs komparatory);
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¢ IS redukcje ryzyka zgonu w poréwnaniu ze wszystkimi schematami (od 52% vs EloPd do 69% vs Pd);

¢ IS zwiekszenie szansy uzyskania ORR, w tym co najmniej catkowitej oraz co najmniej bardzo dobrej
odpowiedzi na leczenie w stosunku do EloPd i IsaPd; IS zwiekszenie szansy na uzyskanie ORR i co
najmniej catkowitej odpowiedzi na leczenie wzgledem Pd; IS zwiekszenie szansy co najmniej
catkowitej odpowiedzi i co najmniej bardzo dobrej odpowiedzi wzgledem DVd i Kd.

Sposréd analizowanych terapii najwiekszg poprawe jakosci zycia w zakresie globalnego stanu zdrowia

wzgledem wartosci wyjsciowej odnotowano dla CILTA-CEL. Poprawe obserwowano rowniez w przypadku

IsaPd i DVd, natomiast schematy PVd, Kd i Pd utrzymywaty wyniki na stabilnym poziomie.

CARTITUDE-4, KarMMa-3 (poréwnanie posrednie): CILTA-CEL vs IDE-CEL

Wyniki poréwnania posredniego (MAIC) wykazaty IS przewage CILTA-CEL w zakresie:

* PFS (58% redukcji ryzyka wystgpienia progresji choroby);
e OS (zmniejszenie ryzyka zgonu o 42%);

e prawdopodobienstwa uzyskania ORR, co najmniej bardzo dobrej odpowiedzi na leczenie (=VGPR)
oraz co najmniej catkowitej odpowiedzi na leczenie (>CR) —CILTA-CEL: 87%, IDE-CEL: 71%.

Bezpieczerstwo
CARTITUDE-4: CILTA-CEL vs PVd/DPd

W badaniu CARTITUDE-4 nie wykazano IS réznic pomiedzy terapig CILTA-CEL i PVd/DPd w zakresie ryzyka
wystgpienia zdarzen niepozadanych zaistniatych w trakcie leczenia niezaleznie od stopnia i 3—4. stopnia
(TEAE; ang. treatment-emergent adverse events), TEAE 3—4. stopnia, zdarzen niepozadanych uznanych
za zwigzane z leczeniem (TRAE, ang. treatment-related Adverse Events) i ciezkich zdarzen niepozadanych
(SAE; ang. Serious adverse events), w tym 3—4 stopnia. Stosowanie CILTA-CEL vs PVd/DPd wigzato sie
natomiast z IS wzrostem ryzyka wystgpienia poszczegdlnych SAE tj. zaburzenia uktadu nerwowego,
zespdt uwalniania cytokin, porazenie nerwu twarzowego, biegunka oraz zaburzenia ukfadu
immunologicznego. Ww. zdarzenia odnotowano u kilku procent pacjentéw leczonych CILTA-CEL.

W grupie CILTA-CEL u 76% chorych odnotowano wystgpienie zespotu uwalniania cytokin (CRS; ang.
Cytokine Release Syndrome), typowego dla tego rodzaju leczenia. W wiekszosci przypadkow nasilenie
byto tagodne. U odpowiednio 20% i 5% pacjentéw leczonych CILTA-CEL odnotowano wystepowanie
innych TEAE specyficznych dla terapii CAR-T, tj. neurotoksycznosci oraz zespotu neurotoksycznosci
zwigzanego z komdrkami efektorowymi uktadu odpornosciowego (ICANS; ang. immune effector cell-
associated neurotoxicity syndrome), wraz z objawami towarzyszgcymi. Zdarzenia te wystepowaty
gtéwnie w fagodnym stopniu.

Pordwnania posrednie: CILTA-CEL vs schematy EloPd, IsaPd, DVd, Kd i Pd

Jakiekolwiek TEAE odnotowano u wszystkich pacjentow leczonych CILTA-CEL. W przypadku
komparatorow TEAE, niezaleznie od stopnia nasilenia, wystgpito u 93%—-100% pacjentéw. SAE
stwierdzono u 44% pacjentdw leczonych CILTA-CEL, natomiast w grupach komparatoréw w zaleznosci
od badania od 37% do 77%. Najczesciej wystepujacymi TEAE 3.-4. stopnia w grupie CILTA-CEL byty
zaburzenia hematologiczne, w tym neutropenia (90%), trombocytopenia (41%), niedokrwistos$¢ (36%)
oraz limfopenia (21%). W grupach komparatoréw zdarzenia hematologiczne o nasileniu >3. stopnia
wystepowaty maksymalnie u nieco ponad potowy badanych. U pacjentéw leczonych CILTA-CEL
obserwowano réwniez typowe dla terapii CAR-T przypadki CRS, neurotoksycznosci oraz ICANS.

CARTITUDE-4, KarMMa-3 (poréwnanie posrednie): CILTA-CEL vs IDE-CEL

TEAE (w tym TEAE 3—4. stopnia), SAE oraz TRAE wystepowaty z podobng czestoscig w grupie CILTA-CEL
i IDE-CEL. W obu przypadkach najczesciej odnotowywano hematologiczne zdarzenia niepozgdane
o nasileniu 3-4. stopnia. U pacjentéow leczonych CILTA-CEL znacznie rzadziej raportowano
niedokrwisto$¢ i limfopenie, natomiast czesciej wystepowata neutropenia. Pozostate zdarzenia 3—4
stopnia wystepowaty z podobng czestoscig w grupach CILTA-CEL i IDE-CEL. Typowe dla terapii CAR-T
przypadki CRS wystepowaty u mniejszego odsetka pacjentéw leczonych CILTA-CEL w poréwnaniu z IDE-
CEL. Neurotoksycznos¢ oraz przypadki zespotu neurotoksycznosci zwigzanej z ICANS o nasileniu 3—4
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stopnia odnotowano odpowiednio u 3% i <1% pacjentéw leczonych CILTA-CEL, natomiast w grupie IDE-
CEL taczna czestosc neurotoksycznosci i ICANS wyniosta 3%.

Ograniczenia

Kluczowe ograniczenia obejmujg brak bezposrednich poréwnan z wiekszoscia komparatoréw;
rozbieznosci pomiedzy populacjg badania CARTITUDE-4 (2—4. linia leczenia; 73% pacjentéw w 2 i 3. linii),
a populacjg docelowa (2-3. linia), mogaca wptywac¢ na ekstrapolacje wynikéw, mimo ze analizy
warstwowe nie wykazaty istotnych interakcji; niedojrzate dane kliniczne pochodzace z badania
CARTITUDE-4 (badanie w toku); przyjecie zatozen o potencjalnej réwnowaznosci skutecznosci
w przypadku schematu PCd; brak danych dotyczacych bezpieczenstwa dla poréwnanie terapii CILTA-CEL
z PVd; brak danych efektywnosci praktycznej.

Pozostate ograniczenia zostaty przedstawione w Analizie Weryfikacyjne;j.

Propozycje instrumentow dzielenia ryzyka

Zaproponowano mechanizm dzielenia ryzyka

Ocena ekonomiczna, w tym szacunek kosztow do uzyskiwanych efektéw zdrowotnych
Przeprowadzono analize kosztow-uzytecznosci (CUA) pordwnujgc CILTA-CEL z 7 terapiami
refundowanymi

e od 2. linii DVd, Kd, PVd, PCd, Pd;

e od 3. linii EloPd, IsaPd.
Analize przeprowadzono zperspektywy NFZ oraz wspolnej obejmujgcej dodatkowo
Swiadczeniobiorce. Przyjeto dozywotni horyzont czasowy (40-letni).

Zgodnie z oszacowaniami na podstawie modelu wnioskodawcy stosowanie CILTA-CEL w miejsce
komparatorow jest drozsze i skuteczniejsze. Oszacowany ICUR wynidst dla poréwnania CILTA-CEL vs:

e Pvd: w wariancie z RSS i 288 170 PLN/QALY w wariancie bez RSS;
o Kd: w wariancie z RSS i 273 747 PLN/QALY w wariancie bez RSS;

e DVd: w wariancie z RSS i 284 357 PLN/QALY w wariancie bez RSS;
e |saPd: w wariancie z RSS i 240 156 PLN/QALY w wariancie bez RSS;
e PCd: w wariancie z RSS i 310 377 PLN/QALY w wariancie bez RSS;
e Pd: w wariancie z RSS i 289 368 PLN/QALY w wariancie bez RSS;

e EloPd: w wariancie z RSS i 255 788 PLN/QALY w wariancie bez RSS.

Wartosci ICUR dla porédwnania CLITA-CEL vs IsaPd znajdujg sie ponizej progu optacalnosci. Dla
pozostatych poréwnan wartosci ICUR znajdujg sie powyzej progu (244 821 PLN/QALY).

Ceny progowe produktu leczniczego Carvykti wynoszg odpowiednio dla poréwnania CILTA-CEL vs:

e Pvd: ,
e Kd: ,

e Dvd: ,
e |[saPd: ,
e PCd: ,
e Pd: ,

e EloPd:

Dodatkowo w ramach analizy uzupetniajgcej wnioskodawca przeprowadzit poréwnanie z inng terapia
CAR-T tj. IDE-CEL, ktdra aktualnie nie jest refundowana przy czym jest obecnie w procesie oceny.
Zgodnie z oszacowaniami wnioskodawcy stosowanie CILTA-CEL w miejsce IDE-CEL (od 3. linii) jest
drozsze i skuteczniejsze. Oszacowany ICUR w wariancie z RSS wynidst i jest to
wartosé przyjetego progu opfacalnosci.
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Ograniczenia

Gtéwne ograniczenia analizy ekonomicznej wynikajg przede wszystkim z braku bezposrednich badan
poréwnawczych CILTA-CEL z wiekszoscig komparatoréow oraz réznic w charakterystyce populacji
i schematoéw leczenia badania CARTITUDE-4.

Obliczenia wtasne Agencji

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 wyrobéw
medycznych (Dz.U. z 2025 r. poz. 907, z pzn. zm.);

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

Analiza wptywu na budzet zostata przeprowadzona w dwuletnim horyzoncie czasowym z perspektywy
ptatnika publicznego (NFZ) oraz wspdlnej obejmujacej dodatkowo $swiadczeniobiorce.

Oszacowano liczbe pacjentéw stosujgcych wnioskowang technologie w scenariuszu nowym na
pacjentéw w | roku oraz pacjentéw w Il roku.

Wyniki analizy wskazujg, ze objecie refundacjg leku Carvykti spowoduje wzrost wydatkéw ptatnika
publicznego w wariancie z RSS o:

— w | roku refundacji
- w |l roku refundacji.

W wariancie bez RSS dodatkowe wydatki ptatnika publicznego wyniosg 87,84 min PLN i 158 min PLN
odpowiednio w | i Il roku.

Sktadowa kosztu, stanowigca kwote refundacji produktu leczniczego Carvykti w wariancie z RSS wynosi
w lrokui w |l roku analizy.

Ograniczenia

Najwazniejszym ograniczeniem przeprowadzonej analizy jest znaczna niepewnos¢ dotyczgca wielkosci
populacji docelowej. Jej oszacowanie oparto na wynikach badania ankietowego przeprowadzonego
wsrdd ekspertéw klinicznych wskazanych przez wnioskodawce. Mimo, ze liczba pacjentéw stosujgcych
CILTA-CEL zostata poddana analizie wrazliwosci, parametr ten nadal charakteryzuje sie duig
niepewnoscig. Ze wzgledu na wysokie koszty terapii, nawet niewielki wzrost liczby pacjentéw skutkuje
istotnym zwiekszeniem wydatkow.

Obliczenia wtasne Agencji
Nie dotyczy.
Uwagi do proponowanego instrumentu dzielenia ryzyka

Biorgc pod uwage wyniki AE i BIA, zaproponowany RSS jest niewystarczajgcy.



Rekomendacja nr 207/2025 Prezesa AOTMIT z dnia 29 grudnia 2025 r.

Uwagi do programu lekowego

Uwagi do programu lekowego zostaty przedstawione w Analizie Weryfikacyjnej.
Omowienie rozwigzan proponowanych w analizie racjonalizacyjnej

Nie dotyczy.

Omowienie rekomendacji wydawanych w odniesieniu do ocenianej technologii
Rekomendacje kliniczne

Odnaleziono 3 rekomendacje kliniczne odnoszace sie do wnioskowanego wskazania (PGSz 2025, NCCN
2025, EHA 2025) oraz 1 dotyczace wytacznie terapii CAR-T (MWG 2024). W wytycznych Polskiej Grupy
Szpiczakowej na rok 2025, w leczeniu pacjentéw z PCM opornym na lenalidomid, rekomenduje sie
stosowanie tréjlekowych schematéw terapeutycznych zawierajgcych przeciwciata anty-CD38
(izatuksymab lub daratumumab) w potaczeniu z karfilzomibem i deksametazonem (schematy IsakD
i DKd). Podkreslono, ze schematy te wykazujg wiekszg skutecznos¢ w poréwnaniu do alternatywnych,
réwniez zalecanych terapii, takich jak PVd, DVd oraz Kd. Ponadto, w ocenianej populacji pacjentéw za
najskuteczniejszg PGSz 2025 uznaje terapie CILTA-CEL. Zastosowanie CILTA-CEL w tej grupie pacjentéw
rekomendowane jest takze przez wytyczne NCCN 2025 oraz EHA 2025.

Rekomendacje refundacyjne

Odnaleziono pozytywng rekomendacje HAS 2025, pozytywng warunkowg rekomendacje CDA-AMC
2024 (jako warunek wskazano m.in. obnizenie kosztu terapii), pozytywng opinie IQWIG 2025, a takze
1 wstrzymang ocene NICE 2023 (z uwagi na brak dokumentacji dowodowej od producenta leku).
W rekomendacji HAS 2025 wskazano na konieczno$é pozyskania dodatkowych danych, celem
ograniczenia niepewnosci dotyczgcych dtugoterminowego profilu bezpieczenstwa terapii CAR-T.
Z kolei w opinii IQWIG 2025 wskazano, ze istotna dodatkowa korzy$¢ terapeutyczna zostata wykazana
wytacznie w populacji pacjentéw po 1 do 3 wczesniejszych liniach leczenia, dla ktérych odpowiednia
opcje terapeutyczng stanowig schematy DPd lub PVd.

Wedtug informacji przedstawionych przez wnioskodawce produkt leczniczy Carvykti w ocenianym
wskazaniu jest finansowany w 8 krajach UE i EFTA (na 30 wskazanych), a w

Podstawa przygotowania rekomendacji

Rekomendacja zostata przygotowana na podstawie zlecenia z dnia 23 wrzesnia 2025 r. Ministra Zdrowia (znak pisma:
PLR.4500.1831.2025.15.PRU), w sprawie przygotowania rekomendacji Prezesa dot. objecia refundacjg produktu leczniczego
Carvykti, w ramach programu lekowego B.54. ,Leczenie chorych na szpiczaka plazmocytowego (ICD-10: C90.0)” na podstawie art.
35 ust 1. ustawy z dnia 12 maja 2011 roku o refundacji lekdw, srodkdw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz
wyrobdw medycznych (Dz.U. z 2025 r. poz. 907, z pdzn. zm.), po uzyskaniu stanowiska Rady Przejrzystosci nr 191.

ZASTEPCA PREZESA

Anna Kowalczuk

/dokument podpisany elektronicznie/
PiSmiennictwo

1. Stanowisko Rady Przejrzystosci nr 191.
2.  Whniosek o objecie refundacjg leku Carvykti w ramach programu lekowego B.54. ,Leczenie chorych na szpiczaka
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