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Rekomendacja nr 54/2026
z dnia 30 kwietnia 2026 r.

Prezesa Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji
w sprawie zasadno$ci wydawania zgody na refundacje
produktu leczniczego Redemplo (plozasiran)
we wskazaniu: zespdt rodzinnej chylomikronemii

Prezes Agencji nie rekomenduje wydawania zgdd na refundacje produktu leczniczego Redemplo
(plozasiran) we wskazaniu: zespét rodzinnej chylomikronemii.

Uzasadnienie rekomendacji

Produkt leczniczy Redemplo (plozasiran) zostat zatwierdzony przez Agencje FDA (Food and Drug
Administration) w listopadzie 2025 r. do stosowania jako uzupetnienie diety w celu obnizenia stezenia
tréjglicerydéw u dorostych pacjentdéw z zespotem rodzinnej chylomikronemii (FCS). Nalezy przy tym
podkresli¢, ze oceniany produkt leczniczy nie posiada centralnego pozwolenia na dopuszczenie
do obrotu na terenie Unii Europejskiej wydanego przez Europejskg Agencje Lekow (EMA).

Wedtug odnalezionych wytycznych klinicznych kluczowg role w postepowaniu medycznym
u pacjentdw z FCS odgrywa dieta niskottuszczowa. W najnowszych rekomendacjach wskazywane
sg takze nowe leki, w tym leki ukierunkowane na apolipoproteine C-lll, takie jak wolanesorsen
olezarseni plozasiran. Obecnie zadna z tych substancji nie jest terapig refundowang w Polsce. Niemniegj
olezarsen byt juz przedmiotem oceny Agencji i znalazt sie w najnowszym wykazie technologii lekowych
o wysokim poziomie innowacyjnosci.

W analizie klinicznej, na podstawie badania z randomizacjg PALISADE stwierdzono skutecznos¢
plozasiranu w zakresie obnizania stezenia tréjglicerydéw na czczo (po 10 mies. wzgledem wartosci
poczatkowych) u pacjentéw z rodzinng chylomikronemia oporng na standardowg terapie. Zwraca
sie jednak uwage na okres obserwacji badania, w ktérym faza zaslepiona trwata 12 miesiecy, natomiast
dane z dwuletniej, otwartej (OLE) fazy przedtuzonej byty dostepne dla pierwszego roku stosowania
leczenia. W zwigzku z powyiszym dane na temat dtugoterminowej oceny skutecznosci
i bezpieczenstwa leczenia plozasiranem pozostajg ograniczone.

Zgodnie z opinig ankietowanego eksperta oraz dostepnymi danymi Narodowego Funduszu Zdrowia,
taczna liczba oséb (dzieci i dorosli) z analizowanym schorzeniem miesci sie w zakresie od 200 do 400
chorych. Niepewne jest jednak ilu pacjentéw zastosowatoby oceniang terapie w ramach procedury
importu docelowego. Wedtug przeprowadzonych oszacowan wtasnych, orientacyjny roczny koszt
netto analizowanej interwencji w przeliczeniu na 1 pacjenta moze wynosi¢ ok. 216 tys. PLN.

Po uwzglednieniu zebranych w procesie oceny informacji, w tym niepewnosci co do dtugoterminowych
skutkow terapii, ograniczonych danych dotyczacych kosztéw leku przy jednoczesnym braku centralnej
rejestracji EMA i potencjalnej dostepnosci leczenia alternatywnego w ramach TLI, a takze negatywne;j
opinii Rady Przejrzystosci, wydawanie zgdd na refundacje produktu leczniczego Redemplo (plozasiran)
uznaje sie obecnie za nieuzasadnione.

Przedmiot wniosku

Zlecenie Ministra Zdrowia dotyczy oceny zasadnosci wydawania zgdd na refundacje produktu
leczniczego Redemplo (plozasiran) we wskazaniu: zesp6t rodzinnej chylomikronemii, na podstawie
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art. 39 ust. 3 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekdw, srodkéw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz.U. z 2026 r., poz. 253).

Problem zdrowotny

Zespot rodzinnej chylomikronemii (ang. familial chylomicronemia syndrome, FCS) to rzadka choroba
dziedziczona autosomalnie recesywnie, ujawniajaca sie w dziecinstwie i charakteryzujgca ciezka
hipertriglicerydemia — stezenie triglicerydow (TG) przekracza 10 mmol/I (>885 mg/dl).

Szacuje sie, ze na swiecie FCS wystepuje z czestoscig od 1 do 13 przypadkdédw na milion osob.
Alternatywna technologia medyczna

Zgodnie z aktualnym Obwieszczeniem MZ w ocenianym wskazaniu nie sg refundowane zadne produkty
lecznicze. Niemniej w 2026 roku Agencja oceniata lek Tryngolza (olezarsen) bedacy podobnie
jak plozasiran inhibitorem APOC-III, we wskazaniu zarejestrowanym przez EMA, tj.: do stosowania jako
uzupetnienie diety u pacjentdw dorostych w leczeniu genetycznie potwierdzonego zespotu rodzinnej
chylomkronemii (ang. familial chylomicronemia syndrome, FCS). Produkt Tryngolza zostat
uwzgledniony w wykazie technologii lekowych o wysokim poziomie innowacyjnosci (TLI), wydanym
przez AOTMIT w marcu biezgcego roku, azatem trwa proces umozliwiajgcy objecie refundacja
olezarsenu w ramach programu lekowego dedykowanego pacjentom z zespotem rodzinnej
chylomkronemii.

Opis wnioskowanego $wiadczenia

Produkt leczniczy Redemplo (plozasiran) jest wskazany do stosowania jako uzupetnienie diety w celu
obnizenia stezenia tréjglicerydéw u dorostych pacjentdw z zespotem rodzinnej chylomikronemii (FCS).

Plozasiran jest matym interferujgcym RNA (siRNA) ukierunkowanym na apolipoproteine C-1ll (apoC-Ill).
Ocena skutecznosci (klinicznej oraz praktycznej) i bezpieczenstwa

W analizie klinicznej uwzgledniono jedno badanie zrandomizacjg Ill fazy PALISADE, w ktorym
porownano plozasiran (PLO) z placebo (PLC) w leczeniu 75 dorostych pacjentéw z rodzinng
chylomikronemig oporng na standardowg terapie. Pierwszorzedowym punktem koricowym badania
byta ocena sredniej zmiany stezenia tréjglicerydéw na czczo po 10 miesigcach wzgledem wartosci
poczatkowe;.

Do analizy wtgczono ponadto przeglad systematyczny z metaanaliza obejmujacy ocene sutecznosci
i bezpieczenstwa leczenia plozasiranem pacjentéw z zaburzeniami dyslipidemicznymi (Sydhom 2025).

Szczegétowe podsumowanie przeprowadzonego wyszukiwania i wyniki wiaczonych badan
przedstawiono w raporcie analitycznym.

Skutecznosc i bezpieczeristwo

Zgodnie z wynikami badania PALISADE wsrdd pacjentéw zaobserwowano zmniejszenie stezenia
tréjgliceryddw na czczo po 10 miesigcach wzgledem wartosci wyjsciowej:

e 080%w grupie PLO 25 mg;

e 0 78% w grupie PLO 50 mg;

e 0 17% w grupie PLC (nie podano informacji na temat istotnosci statystycznej wynikow).
Wyniki dotyczgce kluczowych drugorzedowych punktéw koncowych (Sredniej zmiany stezenia
tréjglicerydéw i apolipoproteiny C-Ill w 10 i 12 mies. oraz czestosSci zapalenia trzustki) wskazywaty

na istotng korzys¢ u pacjentéw, ktorzy otrzymywali kwartalne dawki 25 mg lub 50 mg plozasiranu
w poréwnaniu z grupg placebo.

W przedtuzonej fazie badania OLE, w ocenie jakosci zycia (wg EORTC-QLQ-C30, PAN-26 i EQ-5D-5L)
wiekszos$¢ domen objawdw poprawita sie, niektdre z klinicznie istotnymi wynikami > -10 punktow, tj.:

e znaczaca poprawa apetytu: -15,9 (p < 0,05),
e bezsennosc¢: -16,8, (p < 0,05).
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Wyniki domen funkcjonalnych réwniez poprawity sie, niektdre z klinicznie istotnymi wynikami > +10
punktow, w zakresie:

e funkcji petnienia roli spotecznej, +14,8 (p < 0,05),
e funkcji emocjonalnej, +11,8 (p < 0,05),
e satysfakcji z opieki zdrowotnej, +14,7 (brak informacji o wartosci p).

Ponadto, w grupie pacjentdw stosujgcych plozasiran w porédwnaniu do placebo wykazano istotng
kliniczng poprawe w zakresie ocen: utraty apetytu, bezsennosci, funkcjonowania poznawczego,
funkcjonowania emocjonalnego oraz funkcjonowania w rolach spotecznych (nominalne wartosci
p<0,05).

Najczesciej wystepujacymi zdarzeniami niepozgdanymi w grupach stosujgcych plozasiran byty: bél
brzucha, COVID-19, niezyt nosogardta, bdl gtowy, nudnosci, infekcje gérnych drég oddechowych
oraz biegunka. Zdarzenia niepozadane wsrdd pacjentéw w obu grupach stosujgcych plozasiran byty
podobne do tych w grupie placebo, z wyjgtkiem czestosci wystepowania COVID-19 (choroba
zdiagnozowana u 5 pacjentéw w grupie PLO 25 mg i u 7 pacjentéw w grupie PLO 50 mg, w poréwnaniu
z brakiem przypadkdéw w grupie placebo).

Wyniki przegladu systematycznego Sydhom 2025 zawierajgcego metaanalize 4 badan RCT (w tym
badanie PALISADE) sgspdjne z kierunkiem wnioskowania z badania PALISADE. W grupie PLO
obserwowano IS zmniejszenie stezenia tréjglicerydéw: PLO vs. PLC po 24 tyg.: MD= -53,2 [95%Cl:
-7,17; -49,26], p<0,00001, PLO vs. PLC na koniec badania: MD= -53,00, [95%Cl: -60,51; -45,50],
p<0,00001.

W zakresie bezpieczenstwa leczenia wsrdd pacjentow otrzymujacych plozasiran czesciej wystepowaty
zdarzenia niepozgdane ogdtem, bdle gtowy oraz wzrost poziomu HbA1C.

Ograniczenia

Gtéwnymi ograniczeniami badania PALISADE jest mata populacja pacjentéw leczonych PLO oraz krotki
okres obserwacji (faza zaslepiona 12 miesiecy, faza przedtuzona badania 2 lata, ale dostepne sg wyniki
dla 1 roku obserwacji fazy przedtuzonej). Nalezy tez zauwaziyé, ze Redemplo jest lekiem
zarejstrowanym jako uzupetnienie diety w celu zmniejszenia stezenia trojglicerydédw u dorostych
pacjentéw z zespotem rodzinnej chylomikronemii, natomiast do badania PALISADE wit3gczano
pacjentéw z FCS oporng na standardowg terapie obnizajgcg poziom lipidow i udokumentowang
historig poziomu tréjgliceryddw na czczo powyzej 1000 mg/dL przynajmniej trzykrotnie.

Ocena ekonomiczna, w tym szacunek kosztéow do uzyskiwanych efektow zdrowotnych
Szacowany koszt netto za opakowanie wg danych internetowych (ze strony internetowej drugs.com)
wynosi ok. 53 966,81 PLN za opakowanie Redemplo 25 mg.

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. 2025 r., poz. 907 z péin. zm.)

Nie dotyczy.
Ocena wptywu na system ochrony zdrowia, w tym wptywu na budzet ptatnika publicznego

Biorac pod uwage opinie eskperta i dane NFZ liczba pacjentéw z analizowanym schorzeniem miesci
sie w zakresie od ok. 200 do ok. 400 pacjentéw. Natomiast zgodnie z informacjami zawartymi
w otrzymanym zleceniu dotychczas do MZ wptynagt 1 wniosek dotyczgcy importu analizowanej
technologii medycznej.

Roczny koszt ocenianej interwencji (tylko koszty leku) w przeliczeniu na 1 pacjenta oszacowano
na kwote 215 867,24 PLN.

Gtéwnym ograniczeniem analizy jest niepewnos$¢ co do liczby pacjentéw, ktérzy beda stosowac
oceniany produkt. Ponadto, nie jest pewny czas stosowania leku oraz jego koszt za opakowanie.
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Oszacowany koszt terapii nie uwzglednia podatku VAT (8%) ani marzy hurtowej (10%). Wobec tego
moze by¢ on wyzszy o ok 20%.

Uwagi do proponowanego instrumentu dzielenia ryzyka

Nie dotyczy.

Uwagi do zapiséw programu lekowego

Nie dotyczy.

Omodwienie rozwigzan proponowanych w analizie racjonalizacyjnej

Nie dotyczy.

Omodwienie rekomendacji wydawanych w innych krajach w odniesieniu do ocenianej
technologii

W odnalezionych wytycznych polskich i zagranicznych (PTL 2021, ESC/EAS 2025, NLA 2025
i NLA/ASPC 2025) zalecane jest, aby leczenie zespotu rodzinnej chylomikronemii (FCS) opierato
sie przede wszystkim na restrykcyjnej diecie ubogottuszczowej (ttuszcze <10-15%), abstynencji
od alkoholu, ograniczeniu spozycia cukrow prostych i redukcji masy ciata w przypadku nadwagi.

W czesci wytycznych wymieniane s3: wolanesorsen, olezarsen i plozasiran jako nowe mozliwosci
terapeutyczne w FCS.

Podstawa przygotowania rekomendacji

Rekomendacja zostata przygotowana na podstawie zlecenia Ministra Zdrowia z dnia 6 lutego 2025 (znak pisma:
PLD.45340.164.2026.1.KB), odnosnie przygotowania rekomendacji Prezesa w sprawie zasadnosci wydawania zgody
na refundacje produktu leczniczego Redemplo (plozasiran) we wskazaniu: zespét rodzinnej chylomikronemii, na podstawie
art. 39 ust. 3 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekdw, Srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. 2026 r., poz. 253), po uzyskaniu Stanowiska Rady Przejrzystosci nr 50/2026
z dnia 20 kwietnia 2026 roku w sprawie zasadnosci wydawania zgdéd na refundacje produktu leczniczego Redemplo
(plozasiran) we wskazaniu: zespét rodzinnej chylomikronemii.

PiSmiennictwo

1. Raport nr OTOW.414.1.2026. Redemplo (plozasiran) we wskazaniu: zespdt rodzinnej chylomikronemii.
2. Stanowisko Rady Przejrzystosci nr 50/2026 z dnia 20 kwietnia 2026 roku w sprawie zasadnosci wydawania zgdd
na refundacje leku Redemplo (plozasiran) we wskazaniu: zesp6t rodzinnej chylomikronemii.



