Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 28/2026 z dnia 2 marca 2026 roku
w sprawie oceny leku Beyonttra (acoramidisum) w ramach programu
lekowego B.162. ,Leczenie pacjentow z kardiomiopatia
(ICD-10: ES5, 142.1)”

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne objecie refundacjq produktu leczniczego
Beyonttra (acoramidisum), tabletki powlekane, 356 mg, 120 sztuk,
GTIN 04057598029926, we wskazaniu: leczenie dorostych pacjentow
z kardiomiopatiq w przebiegu amyloidozy transtyretynowej w I-1l klasie NYHA,
w ramach programu lekowego B.162. ,Leczenie pacjentow z kardiomiopatig
(ICD-10: E85, 142.1)”, w ramach istniejgcej grupy limitowej i wydawanie
go bezpftatnie.

Rada Przejrzystosci nie zgtasza uwag do propozycji instrumentu dzielenia ryzyka.

Rada nie zgtasza uwag do projektu programu lekowego.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Amyloidoza transtyretynowa serca (ATTR-CM) to infiltracyjna postac
kardiomiopatii  wywotana odktadaniem sie w miesniu  sercowym
nierozpuszczalnych wtdokien amyloidowych powstajgcych z nieprawidfowo
zZmienionej transtyretyny (TTR). ATTR-CM jest chorobq rzadkqg, w Polsce
rozpoznawanq z istotnym opdznieniem z powodu nieswoistych objawdw oraz
ograniczonej swiadomosci diagnostycznej. W populacji polskiej choroba jest
niedoszacowana; dotyczy najczesciej meziczyzn po 60.-70. r.z., ale wystepuje
rowniez postac dziedziczna.

Nieleczcona ATTR-CM cechuje sie niekorzystnym rokowaniem, a mediana
przezycia w objawowej fazie niewydolnosci serca wynosi 2-3,5 roku. Wczesne
rozpoznanie i wdrozenie leczenia (szczegdlnie NYHA I-ll) pozwala spowolnic
progresje choroby, poprawic jakosc Zycia i zmniejszyc¢ ryzyko zgonu. Nowe terapie
dodatkowo zwiekszajg potencjat dfugoterminowej stabilizacji choroby.
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Aktualnie podstawgq terapii przyczynowej jest tafamidis (stabilizator tetrameru
TTR), ktory redukuje smiertelnosc i hospitalizacje kardiologiczne, szczegdlnie jesli
leczenie rozpocznie sie we wczesnych klasach NYHA. Dostepne sq takze nowe
terapie: akoramidis oraz wutrisyran (RNAi), z potwierdzonq skutecznoscig
w badaniach klinicznych. Leczenie objawowe obejmuje gtownie diuretyki petlowe
i optymalizacje stylu Zycia.

Akoramidis jest specyficznym stabilizatorem TTR, chronigcy przed chorobg
wariant genetyczny (T119M) poprzez tworzenie wiqgzani wodorowych
z sgsiadujgcymi resztami seryny w obu miejscach wigzania tyroksyny
w tetramerze.

Dowody naukowe

Kluczowe wyniki analizy skutecznosci klinicznej i bezpieczenstwa akoramidisu
wzgledem aktualnego komparatora, tj. tafamidisu w ramach leczenia dorostych
chorych z kardiomiopatiq w przebiegu amyloidozy transtyretynowej (ATTR-CM)
zostaty przygotowane w oparciu o poréownanie posrednie metodq Buchera
na podstawie RCT ATTRibute-CM (dla akoramidis vs placebo) i RCT ATTR-ACT
(dla tafamidis [wyniki dla potgczonych dawek] vs placebo).

W hierarchicznej ocenie skutecznosci obejmujqcej zgony z dowolnej przyczyny
oraz hospitalizacje z przyczyn sercowo-naczyniowych, analiza metodq Buchera
wykazata wynik nieistotny statystycznie (WR=0,88; 95%Cl: 0,58, 1,33, p=0,5527),
co wskazuje na brak przewagi ktorejkolwiek terapii. Rowniez osobne porownania
dla zgonow (OR=1,23; 95%Cl: 0,70, 2,18, p=0,4734) oraz dla hospitalizacji
sercowo-naczyniowych (OR=0,68; 95%Cl: 0,40; 1,15, p=0,1508) nie wykazaty
istotnych rdznic. W zakresie funkcjonalnosci, w posrednim porownaniu wynik
testu 6-minutowego marszu (6-MWT) byt na korzys¢ dla tafamidisu, wskazujgc
na lepszq tolerancje wysitku (LSMD=-36,08; 95%Cl: -62,00; -10,16; p=0,0064).
Natomiast jakos¢ zycia mierzona kwestionariuszem KCCQ-OS nie rdznita sie
istotnie pomiedzy terapiami (LSMD=-3,71; 95%Cl: -9,47; 2,05, p=0,2066).

Z kolei, wyniki porownania bezposredniego akoramidisu z placebo na podstawie
RCT ATTRibute-CM (okres obserwacji: 30 mies.) wykazujq istotng statystycznie
przewage w zakresie wiekszosci analizowanych punktow koricowych.
W hierarchicznej ocenie skutecznosci obejmujgcej zgony z dowolnej przyczyny,
hospitalizacje z przyczyn sercowo-naczyniowych, NT-proBNP oraz test 6-MWT,
stwierdzono istotng statystycznie przewage akoramidisu (WR=1,8; 95%CI: 1,4;
2,2; p<0,001). Akoramidis poprawiat takze wydolnos¢ wysitkowqg mierzongq
6- MWT (LSMD=39,60; 95%CI: 21,10, 58,20; p<0,001) oraz jakos¢ Zzycia
pacjentow zgodnie z KCCQ-OS (LSMD =9,94; 95%Cl: 5,97; 13,91, p<0,001).

W analizie bezpieczeristwa zgodnie z wynikami pordwnan posrednich metodg
Buchera, oba oceniane leki wykazaty ogdlnie porownywalny profil ryzyka,
natomiast rdzni sie charakterem obserwowanych zdarzen niepozqgdanych
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zaistniatych w trakcie leczenia (TEAEs). Akoramidis charakteryzowat sie rzadziej
wystepujgcymi zaburzeniami serca (OR=0,56; 95%Cl: 0,33; 0,96, p=0,0348),
natomiast tafamidis, korzystniejszym profilem dotyczqcym zaburzen
zotgdkowo+jelitowych i neurologicznych. W grupie akoramidisu czesciej
obserwowano biegunke (OR=3,29; 95%Cl: 1,50; 7,22; p=0,003), zaburzenia
uktadu nerwowego (OR=1,77; 95%Cl: 1,06; 2,95, p=0,0279), dne moczanowq
(OR=2,34; 95%Cl: 1,05; 5,23, p=0,0376) oraz zaburzenia nerek i drdg moczowych
(OR=1,83; 95%Cl: 1,07; 3,11; p=0,0264).

Wytyczne kliniczne

Akoramidis jest zalecany jako jedna z alternatywnych terapii w amerykariskich
wytycznych ACC z roku 2025 oraz w wytycznych iCARDIO z 2025 roku. W polskich
wytycznych PTK z roku 2023 jest podany jako ewentualna alternatywa dopiero
w trakcie badan klinicznych.

Problem ekonomiczny

Zgodnie z o0szacowaniami wnioskodawcy, objecie refundacjg produktu
leczniczego Beyonttra w wariancie podstawowym spowoduje wydatkow
NFZ w wariancie z RSS o w Il roku refundacji.

Rekomendacje refundacyjne

Odnaleziono siedem rekomendacji refundacyjnych dla przedmiotowego
wskazania: pozytywnq francuskq HAS 2025 oraz warunkowo pozytywne:
hiszpariskq CIMP 2025, duriskq Medicinradet 2025, firiskq Kela 2025, szwedzkq
TLV 2025, niderlandzkq ZN 2025, angielskq NICE 2026, portugalskq Infarmed
2026 | norweskq Nye Metoder 2026, a takze dokument G-Ba 2025
dot. dodatkowej korzysci klinicznej wnioskowanego leku.
W ww. rekomendacjach wskazuje sie na porownywalny Ilub réwnowazny
do tafamidisu profil skutecznosci i bezpieczeristwa akoramidisu oraz zapewniane
przez ten lek czesciowe zaspokojenie potrzeby medycznej.

Gtowne argumenty decyzji

e Wyniki badan klinicznych wskazujgce na podobny profil bezpieczernstwa
i skutecznosci do refundowanego juz komparatora (tafamidisu);

e Neutralny wobec leczenia tafamidisem wptyw na budzet pfatnika;

o Wytyczne towarzystw naukowych.
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Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt. 2 ustawy o refundacji lekow, srodkéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2025 r. poz. 907 z pdzn. zm.),
w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 2 ustawy z 27 sierpnia 2004 r. o Swiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych
ze Srodkéw publicznych (Dz. U. z 2025 r.,, poz. 1461), z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej
nr: OTAP.423.2.4.2025 ,Whniosek o objecie refundacjg leku Beyonttra (akoramidis) we wskazaniu leczenie
dorostych pacjentéw z kardiomiopatig w przebiegu amyloidozy transtyretynowej, w ramach programu lekowego
B.162 »Leczenie pacjentdw z kardiomiopatia (ICD-10: E85, 142.1)«”, data ukonczenia: 17.02.2026 r.

Inne wykorzystane zrodta danych:

1. Opinia przedstawiciela pacjentow przedstawiona w trakcie posiedzenia Rady Przejrzystosci.



KARTA NIEJAWNOSCI

Dane zakreslone kolorem Zoltym stanowiq informacje publiczne podlegajqce wylqczeniu
ze wzgledu na tajemnice przedsiebiorcy Bayer sp. z o. o.

Zakres wylqczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem (Bayer sp. z 0. 0.) o zakresie
tajemnicy przedsiebiorcy.

Podstawa prawna wylgczenia jawnosci: art. 5 ust. 2 ustawy z dnia 6 wrzesnia 2001 r.
o dostepie 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 i art. 35a ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekow,
srodkow spozZywczych specjalnego przeznaczenia zZywieniowego oraz wyrobow
medycznych (Dz. U. z 2025 r. poz. 907 z pozn. zm.).

Organ dokonujgcy wylgczenia jawnosci: Agencja Oceny Technologii Medycznych
i Taryfikacji.
Podmiot w interesie ktorego dokonano wylqczenia jawnosci: Bayer sp. z o. o.



