Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 61/2026 z dnia 11 maja 2026 roku
w sprawie oceny leku Wainzua (eplontersen) w ramach programu
lekowego B.170. , Leczenie dorostych pacjentdéw z polineuropatia
w | lub Il stadium zaawansowania w przebiegu dziedziczne;j
amyloidozy transtyretynowej (ICD-10: E85.1)”

Rada Przejrzystosci uznaje za niezasadne objecie refundacjq produktu
leczniczego Wainzua (eplontersen), roztwdr do wstrzykiwan we wstrzykiwaczu,
45 mg, 1 wstrzykiwacz, GTIN: 05000456084918 w ramach programu lekowego
B.170. ,Leczenie dorostych pacjentow z polineuropatiq w | lub Il stadium
zaawansowania w przebiegu dziedzicznej amyloidozy transtyretynowej (ICD-10:
E85.1)".

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Ocena dotyczy objecia refundacjq produktu leczniczego Wainzua (eplontersen)
we wskazaniu leczenie dorostych pacjentdow z polineuropatiq w I lub Il stadium
zaawansowania w przebiegu dziedzicznej amyloidozy transtyretynowej (ICD-10:
E85.1).

Eplontersen powoduje degradacje mRNA transtyretyny (TTR) i w efekcie hamuje
jej synteze w wagqtrobie, co skutkuje znacznym zmniejszeniem steZenia
zmutowanego biatka TTR i biatka TTR. Jest stosowany w leczeniu dziedzicznej
amyloidozy transtyretynowej u dorostych pacjentow z polineuropatiq w | lub Il
stopniu zaawansowania. Produkt leczniczy Wainzua (eplontersen) zostat
dopuszczony do obrotu w UE, 6 marca 2025 r. Whnioskowane wskazanie
refundacyjne dla produktu leczniczego Wainzua jest zgodne ze wskazaniem
rejestracyjnym. Lek podawany jest podskornie co 4 tygodnie. Do programu
lekowego B.170 sq kwalifikowane osoby w wieku 18 lat lub wiecej z rozpoznang
dziedzicznqg postaciq amyloidozy transtyretynowej (ATTR) potwierdzong
wynikiem badania genetycznego i stwierdzong polineuropatiq w | lub Il stadium
zaawansowania. Kryteria wfqczenia do programu lekowego B.170 dla leku
eplontersen sq takie same, jak dla leku aktualnie refundowanego w ramach tego
programu tj. wutrisyranu.
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Dziedziczna amyloidoza transtyretynowa (hATTR) nalezy do chordb rzadkich.
Dziedziczna amyloidoza transtyretynowa z polineuropatiq (hATTR-PN) to ciezka,
heterogenna choroba wielouktadowa z dominujgcym uszkodzeniem
obwodowego uktadu nerwowego, spowodowana mutacjami w genie kodujgcym
tarnstyretyne (TTR). Na skutek polineuropatii dochodzi do ostabienia i zaniku
miesni koriczyn, utraty mozliwosci chodzenia, az do catkowitego unieruchomienia
chorego. Choroba prowadzi do przedwczesnego zgonu. W terapii polineuropatii
w | i Il stadium zaawansowania w przebiegu hATTR podstawq jest leczenie
majgce na celu modyfikacje przebiegu choroby polegajgce na stosowaniu
stabilizatorow transtyretyny (tafamidis, diflunizal) lub lekow wyciszajgcych
gen TTR (wutrisyran, patisyran, inotersen, eplontersen) Sposrod wymienionych
lekéw, w programie lekowym B.170. refundowany jest tylko produkt leczniczy
Amvuttra (wutrisyran) od kwietnia 2025 roku. Zgodnie z danymi NFZ,
w 2025 roku lekiem tym w programie lekowym B.170. leczonych byto
6 pacjentow z hATTR-PN w | lub Il stadium zaawansowania.

MZ zwrdcito sie z prosbg o przeanalizowanie zasadnosci implementacji ogdlnego
zapisu o mozliwosci leczenia amyloidozy jedynie w monoterapii ,,W ramach
programow lekowych dedykowanych amyloidozie transtyretynowej finansuje
sie terapie jednym lekiem (monoterapia)”.

Dowody naukowe

Gtownym ograniczeniem analizy klinicznej jest brak badan bezposrednio
porownujgcych eplontersen z komparatorem aktualnie refundowanym
w ramach programu lekowego B.170. tj. wutrisyranem.

Analize oparto na porownaniu posrednim eplontersenu (badanie RCT NEURO-
TTRansform) i wutrisyranu (badanie RCT HELIOS-A). Badania charakteryzujq
sie umiarkowanq jakosciq i zostaty przeprowadzone na nielicznej grupie
pacjentow (ok. 100 w kazdym badaniu). Nie wykazano istotnych roéznic
w skutecznosci terapeutycznej lekow w zakresie oceny nasilenia neutropatii
wedtug skalimNIS+7, stezenia TTR w surowicy w stanie stacjonarnym, oceny
ogdlnej niepetnosprawnosci wedtug skali R-ODS, oceny stanu odzywienia wedfug
mBMI oraz oceny predkosci chodu wedtug 10-MWT. Nie wykazano istotnych
statystycznie roznic w wystepowaniu ciezkich zdarzen niepozqdanych, zdarzen
niepozgdanych o duzym nasileniu oraz zdarzen niepozqdanych prowadzqcych
do przerwania leczenia. Ze wzgledu na brak pordwnania bezposredniego,
wnioskowanie o braku réznic ma wartosc ograniczonaq.

Ze wzgledu na to, Ze eplontersen zostat zarejestrowany przez EMA w marcu 2025
roku, a przez amerykanskie FDA w grudniu 2023 roku, rekomendacje
z poszczegdlnych regiondw opublikowane przed datq rejestracji leku
nie uwzgledniajq jego zastosowania w zaleceniach. Wytyczne amerykariskie
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Karam 2024 wskazujq na stosowanie terapii wyciszajgcych ekspresje genu TTR
jako leczenie pierwszej linii u pacjentow z ATTRv przebiegajqcq z polineuropatig,
w tym eplontersenu, bez rozrézniania preferencji miedzy poszczegdlnymi lekami.
Zgodnie z wytycznymi eplontersen jest stosowany w monoterapii u pacjentow
Z hATTR-PN.

Problem ekonomiczny

Wedfug  oszacowarn  wnioskodawcy w  wariancie  podstawowym,

z uwzglednieniem RSS, zastosowanie produktu leczniczego Wainzua

w porownaniu z terapiq lekiem Amvuttra prowadzi do obnizenia kosztow,

generujgc oszczednosci w wysokosci na rok. Wartosc¢ urzedowej ceny

zbytu produktu leczniczego Wainzua, przy ktorej koszt jego stosowania nie jest

wyzszy od kosztu stosowania refundowanej technologii opcjonalnej wynosi
Zdaniem Agencji

Wptyw na budzet ptatnika
Przewidywana liczba pacjentow w | i Il roku wyniesie odpowiednio
w grupie Wainzua i Amvuttra.

Wedtug oszacowan wnioskodawcy w wariancie z uwzglednieniem RSS,
wprowadzenie finansowania produktu leczniczego Wainzua w analizowanym
wskazaniu bedzie wigzato sie z oszczednosciami dla ptatnika publicznego
wynoszgcymi odpowiednio w I i Il roku analizy.
Natomiast

wprowadzenie refundacji
dla produktu leczniczego Wainzua bedzie

Rekomendacje refundacyjne

We wnioskowanym wskazaniu Wanizua (eplontersen) jest refundowany
w 6 na 30 krajow UE i EFTA. Odnaleziono 3 rekomendacje pozytywne warunkowo
tji. brytyjskg NICE 2024, kanadyjskq CDA-AMC 2024 oraz francuskq HAS
2025.Ponadto odnaleziono 2 niemieckie dokumenty IQWiG 2025 oraz GBA 2025,
w ktorych wskazano, ze dodatkowa korzys¢ eplontersenu w porownaniu
z wtasciwgq terapiq porownawczq nie zostata udowodniona.

Glowne argumenty decyzji:

w
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e Brak wysokiej jakosci badan bezposrednio porownujgcych skutecznosc
terapeutycznq i bezpieczeristwo stosowania leku Wainzua wzgledem obecnie
dostepnego komparatora;

e Dostepnos¢ nowoczesnego leczenia w programie lekowym B. 170.;

e  Wazrost wydatkdw pfatnika publicznego.

Uwaga do programu lekowego B.170:
Rada proponuje wprowadzenie do programu lekowego zapisu o mozliwosci
leczenia amyloidozy jedynie w monoterapii.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt. 2 ustawy o refundacji lekow, sSrodkéw 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 $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych
ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2025 r., poz. 1461), z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej
nr: OTAD.4131.5.2026 »Wniosek o objecie refundacja leku Wainzua (eplontersen) w ramach programu lekowego
B.170. ,Leczenie dorostych pacjentow z polineuropatia w | lub Il stadium zaawansowania w przebiegu
dziedzicznej amyloidozy transtyretynowej (ICD-10: E85.1)«”; data ukonczenia: 28 kwietnia 2026 r.



KARTA NIEJAWNOSCI

Dane zakreslone kolorem Zoltym stanowiq informacje publiczne podlegajqce wylqczeniu
ze wzgledu na tajemnice przedsigbiorcy AstraZeneca AB.

Zakres wylgczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem (AstraZeneca AB)
o zakresie tajemnicy przedsigbiorcy.

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  spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego 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 wylgczenia jawnosci: AstraZeneca AB.

Dane zakreslone kolorem czarnym stanowiq informacje publiczne podlegajgce wylgczeniu
ze wzgledu na tajemnice przedsiebiorcow Medison Pharma sp. z o.o.

Zakres wylgczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem (Medison Pharma sp. z o.0.)
o zakresie tajemnicy przedsigbiorcy.

Podstawa prawna wylqczenia jawnosci: art. 5 ust. 2 ustawy z dnia 6 wrzesnia 2001 r.
o dostepie 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 - 4bi 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 wylqczenia jawnosci: Agencja Oceny Technologii Medycznych
i Taryfikacji.
Podmiot w interesie ktorego dokonano wylgczenia jawnosci: Medison Pharma sp. z o.o.



