Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 201/2025 z dnia 17 listopada 2025 roku
w sprawie wprowadzenia produktu leczniczego Hemlibra
(emicizumab) do programu polityki zdrowotnej ,,Narodowy Program
Leczenia Chorych Na Hemofilie i Pokrewne Skazy Krwotoczne na lata
2024-2028”

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne wprowadzenie produktu leczniczego:

e Hemlibra (emicizumab), roztwor do wstrzykiwan, 30 mg/ml, 1 fiol. 0,4 ml,
GTIN: 07613326059008;

e Hemlibra (emicizumab), roztwdr do wstrzykiwan, 30 mg/ml, 1, fiol. 1 ml,
GTIN:07613326004756;

e Hemlibra (emicizumab), roztwdr do wstrzykiwan, 150 mg/ml, 1, fiol. 0,4 ml,
GTIN:07613326004442;

e Hemlibra (emicizumab), roztwor do wstrzykiwan, 150 mg/ml, 1, fiol. 0,7 ml,
GTIN: 07613326004534;

e Hemlibra (emicizumab), roztwor do wstrzykiwan, 150 mg/ml, 1, fiol. 1 mi,
GTIN:07613326004763;

do modutu programu polityki zdrowotnej ,,Narodowy Program Leczenia Chorych
Na Hemofilie i Pokrewne Skazy Krwotoczne na lata 2024-2028" we wskazaniu:
dla pacjentow z ciezkg lub umiarkowang postaciq hemofilii A bez inhibitora,
pod warunkiem zrownania kosztow terapii profilaktycznej z kosztami terapii
profilaktycznej preparatami czynnika VIII.

Problem zdrowotny

Hemofilia A to genetyczna choroba krwi, wynikajgca z mutacji genu F8, czego
skutkiem jest niedobdr Ilub brak czynnika VIII (FVIIl). Choroba objawia sie
predyspozycjqg do krwawien samoistnych i pourazowych.

Szacuje sie, ze czestos¢ wystepowania hemofilii A wynosi okofo 1 na 10 000
urodzen ptci meskiej. Wedtug danych NFZ liczba pacjentéw z rozpoznaniem
ICD-10 D.66 (dziedziczny niedobdr czynnika VIII) w ostatnich latach w Polsce
utrzymywata sie na zblizonym poziomie, z niewielkq tendencjq wzrostowq.
W 2024 roku w populacji dorostych byto 1 613 osob z hemofilig A.
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Klasyfikuje sie trzy gtowne postacie choroby:

e ciezka: < 1 % FVIIl—ryzyko samoistnych krwawien do stawow i miesni, czasem
krwotokdow wewngtrzczaszkowych;

e umiarkowana: 1-5 % — krwawienia pourazowe;

e tagodna: 5-40 % — gtdwnie po urazach.

Rokowanie poprawito sie dzieki profilaktyce i terapii substytucyjnej.

Gtowne objawy hemofilii to samoistne, czesto bolesne krwawienia do stawdw

(ok. 70-80 %), miesni (ok.10-20 %) oraz rzadziej do osrodkowego uktadu

nerwowego czy narzqgdow. U niemowlqt pierwsze, przedfuzone krwawienia

pojawiajq sie juz po szczepieniach, pdzniej typowo krwawienia stawowe

(po 1 roku Zycia).

Objawy skazy krwotocznej ujawniajq sie zwykle na przetomie 1. i 2. roku Zycia.

Ciezka hemofilia A czesto ujawnia sie w pierwszych miesigcach Zycia, podczas

gdy tagodna lub umiarkowana postac choroby zwykle pojawia sie pdzniej

w dziecinstwie lub okresie dojrzewania, czesto przypadkowo lub po urazie.

Wsrod powiktan dfugoterminowych wymienia sie: artropatie, przewlekty bol,

zakazenia wirusowe zwiqzane ze stosowaniem sktadnikow krwi, guz rzekomy,

pogorszenie jakosci Zycia.

Profilaktyka i leczenie

Podstawq leczenia pacjentow hemofiliG A jest profilaktyka czynnikowa,
polegajgca na regularnym podawaniu preparatow czynnika VIIl. Prowadzi
to do duzego spadku liczby krwawien, zmniejszenia hospitalizacji oraz poprawy
funkcji stawow i jakosci zycia.

W leczeniu na Zzqdanie, stosowanym w ostrych epizodach krwawien — dozylnie
podaje sie koncentraty czynnika VI, czesto z dodatkiem kwasu
traneksamowego.

Emicizumab  jest = humanizowanym  przeciwciatem  monoklonalnym,
zmodyfikowanqg immunoglobuling G4 (lgG4) o budowie bispecyficznego
przeciwciata. Emicizumab stanowi tgcznik pomiedzy aktywowanym czynnikiem
IX a czynnikiem X, w celu odtworzenia czynnosci brakujgcego FVllla, ktory jest
niezbedny dla skutecznej hemostazy.

Dowody naukowe

Dane pochodzgce z badan HAVEN 3, 4 i 6 oraz dokumentu EMA z 2019 roku
wskazujq, ze roczny wskaznik wszystkich krwawien u chorych stosujgcych
emicizumab, w ramach profilaktyki, byt o kilkadziesigt procent nizszy
niz w przypadku profilaktyki prowadzonej z zastosowaniem czynnika VIII.
Przedstawiono dowody wskazujgce na poprawe jakosci zycia u pacjentow
stosujgcych emicizumab.
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Analizy ekonomiczne

Przy uwzglednieniu ceny leku proponowanej przez Podmiot Odpowiedzialny,
szacunkowy koszt terapii profilaktycznej przy zastosowaniu emicizumabu jest
kilkukrotnie wyzszy od terapii preparatami czynnika VII|.

Wptyw na budzet ptatnika publicznego

Wedtug oszacowan Agencji, objecie refundacjq wnioskowanej technologii
medycznej w populacji wnioskowanej bedzie zwiqzane ze

obowiqzywania decyzji w wariancie z uwzglednieniem
RSS.
Rekomendacje refundacyjne dotyczgce ocenianej technologii medycznej
Odnaleziono pie¢ rekomendacji pozytywnych (HAS 2019, HAS 2023, TLV 2018,
TLV 2022, PHARMAC 2023), trzy rekomendacje pozytywne warunkowo
(CADTH 2020, ZIN 2020, ZIN 2023), rekomendacje negatywnq (TLV 2019) oraz
dwie negatywne oceny korzysci przeprowadzone przez IQWIG (IQWIG 2019,
IQWIG 2023).
Ogodtem, trzy sposrod odnalezionych ocen dotyczyty hemofilii A z inhibitorami
czynnika VI, siedem ocen dotyczyfto ciezkiej hemofilii A bez inhibitorow czynnika
VIII, zas trzy oceny — umiarkowanej hemofilii A z ciezkim fenotypem krwawienia.
W przypadku trzech rekomendacji podano, ze dotyczg stosowania emicizumabu
we wszystkich przedziatach wiekowych, w pozostatych osmiu nie odniesiono sie
osobno do tej kwestii.
W rekomendacjach pozytywnych warunkowo zaleca sie, aby koszty leczenia
emicizumabem nie przekraczaty kosztow leczenia profilaktycznego czynnikiem
Vill.

Glowne argumenty decyzji:

e Dowody naukowe wskazujq na rowne, jak profilaktyki czynnikiem VI,
korzysci profilaktycznego stosowania emicizumabu u chorych na hemofilie A;

e Na korzys¢ emicizumabu przemawia sposob jego dawkowania — podskornie,
jeden raz w tygodniu, a nawet jeden raz na 2 lub 4 tygodnie, co stanowi
alternatywe dla chorych, ktorzy nie mogq przyimowac preparatow dozylnie;

e Terapia jest wyjgtkowo droga; koszt profilaktycznej terapii emicizumabem
jest kilkukrotnie wyzZszy od kosztu profilaktyki preparatami czynnika VIII.
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Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 31s ust. 6 pkt 4 ustawy z 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki zdrowotnej
finansowanych ze s$rodkéw publicznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 146), z uwzglednieniem opracowania
nr: DAS.422.2.3.2025 ,,Ocena zasadnosci wigczenia produktu leczniczego Hemlibra (emicizumab) do modutu
programu polityki zdrowotnej »Narodowy Program Leczenia Chorych na Hemofilie i Pokrewne Skazy Krwotoczne
na lata 2024-2028« we wskazaniu: dla pacjentéw z ciezkg lub umiarkowanga postacig hemofilii A bez inhibitora,
wraz ze wskazaniem kryteriow wiaczenia (w przypadku zasadnosci wtgczenia)”, data ukoniczenia: 7 listopada
2025r.

Inne wykorzystane zrodta danych:

1. Opinie przedstawiciela pacjentéw i eksperta przedstawione w trakcie posiedzenia Rady Przejrzystosci.



KARTA NIEJAWNOSCI

Dane zakre$lone kolorem z6ftym stanowig informacje publiczne podlegajgce wytgczeniu ze wzgledu na tajemnice
przedsiebiorcy (Roche Polska Sp. z 0.0.).

Zakres wylaczenia jawnosci: dane objete o$wiadczeniem o zakresie tajemnicy przedsiebiorcy.

Podstawa prawna wyfgczenia jawnosci: art. 5 ust. 2 ustawy z dnia 6 wrzes$nia 2001 r. o dostepie
do informacji publicznej (Dz. U. z 2022 r., p0z.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 lekéw, Srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow
medycznych (Dz.U. z 2025 r., poz. 907) i art. 35a ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekow, $rodkow
spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz.U. z 2025 r., poz.
907).

Organ dokonujgcy wytaczenia jawnosci: Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji.

Podmiot, w interesie ktérego dokonano wyfgczenia jawnosci: Roche Polska Sp. z o.0.



