Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

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

Rada Przejrzystosci uznaje za niezasadne wydawanie zgdd na refundacje leku
Redemplo (plozasiran), iniekcje 25 mg/0,5ml, we wskazaniu: zespdt rodzinnej
chylomikronemii.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Zespot rodzinnej chylomikronemii (ang. familial chylomicronemia syndrome, FCS)
to rzadka choroba dziedziczona autosomalnie recesywnie, ujawniajgca
sie juz w dziecinstwie i charakteryzujgca sie ciezkq hipertriglicerydemiq —
stezenie triglicerydow (TG) przekracza 10 mmol/l (>885 mg/dI).
Szacuje sie, ze na swiecie FCS wystepuje z czestoscig od 1 do 13 przypadkow
na milion osob. W obrazie klinicznym charakterystyczne sq takie objawy
jak nawracajgce ostre zapalenia trzustki, napadowe bdle brzucha, Zoftaki
guzkowe lub grudkowe na powierzchni skory oraz lipemia siatkowki.

Mo:zliwosci skutecznego leczenia FCS sq ograniczone. Podstawe postepowania
stanowi stosowanie skrajnie restrykcyjnej diety niskottuszczowej oraz catkowita
abstynencja od alkoholu. Pacjenci czesto przyjmujq rozne leki tagodzqce bol i inne
objawy choroby. Osoby stosujgce diete niskottuszczcowqg wymagajq
suplementacji niezbednych nienasyconych kwasow ttuszczowych (linolowego
i alfa-linolenowego) oraz witamin rozpuszczalnych w ttuszczach (A, D, E i K).
Dodatkowo, w leczeniu mogg byc stosowane preparaty obnizajgce cholesterol,
takie jak fibraty, kwas nikotynowy czy statyny, jednak ich skutecznos¢ w FCS
jest ograniczona. W Europie dostepny jest rowniez lek Waylivra (wolanesorsen)
oraz Tryngolza (olezarsen), bedqce oligonukleotydami hamujgcymi synteze
apoproteiny Clll, wspomajgcymi diete u pacjentow z FCS.
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Dowody naukowe

Plozasiran jest matym interferujgcym RNA (siRNA) sprzezonym z ligandem
zawierajgcym 3 N-acetylogalaktozaminy (GalNAc), ktdry degraduje mRNA apoC-
Ill poprzez mechanizm interferencji RNA, co skutkuje zmniejszeniem poziomu
biatka apoC-lll w waqtrobie i surowicy. Redukcja biatka apoC-lll prowadzi
do zwiekszonego usuwania trojgliceryddw z surowicy.

Wytyczne polskich i zagranicznych towarzystw naukowych zgodnie zalecajg,
aby leczenie zespotu rodzinnej chylomikronemii (FCS) opierato sie przede
wszystkim na bardzo restrykcyjnej diecie ubogottuszczowej (ttuszcze <10-15%),
catkowitej abstynencji od alkoholu oraz ograniczeniu spozycia cukrow prostych
i redukcji masy ciata w przypadku nadwagi. Kluczowe znaczenie ma edukacja
pacjenta i wsparcie dietetyczne, a takze regularna aktywnosc¢ fizyczna.
Wytyczne NLA i ASPC (opublikowane po dacie rejestracji ocenianej technologii),
wskazujq plozasiran jako jedng z mozliwych do zastosowania opcji
terapeutycznych, zwtaszcza u pacjentow z FCS lub przewlektq chylomikronemiq
z cechami ,,alarmowymi”.

W analizie dowodow naukowych pod uwage brano dwie publikacje: wynikow
badania PALISADE pordéwnujgcego plozasiran z placebo w leczeniu dorostych
pacjentow z FCS oporna na standardowq terapie oraz jeden przeglgd
systematyczny (Sydhom 2025) porownujqcy plozasiran z placebo u pacjentow
z réznymi zaburzeniami dyslipidemicznymi.

W badaniu PALISADE w 10 miesigcu obserwacji stwierdzono wzgledne
zmniejszenie poziomu trojglicerydow na czczo w poréwnaniu do wartosci
wyjsciowej o ok. 80% u pacjentow przyjmujqcych plozasiran (w poréwnaniu
z17% w grupie placebo) i IS 83% redukcje ryzyka rozwoju ostrego zapalenia
trzustki w poréownaniu z placebo. Pacjenci w badaniu mieli podobng odpowiedz
na plozasiran niezaleznie od potwierdzonych cech genetycznych FCS.
Ryzyko wystgpienia dziatan niepozgdanych byto podobne we wszystkich grupach
badania. W przeglgdzie systematycznym Sydhom 2025 zaobserwowano znaczng
heterogenicznos¢ w wielu wynikach, gfownie ze wzgledu na zmiennosc
w populacjach badawczych, dawkowaniu i schematach podawania leku.

Problem ekonomiczny

Whnioskowana populacja jest trudna do oszacowania. Biorgc pod uwage
dostepnq opinie eksperta oraz dane NFZ mozna przypuszczac, ze wnioskowana
populacja bedzie wynosi¢ ok. 200-400 pacjentow. Na podstawie przyjetych
zatozen oszacowany roczny koszty ocenianej interwencji dla jednego pacjenta
wyniost ok. 216 000 zt. Nalezy jednak podkreslic, ze powyzZsze oszacowanie
nie uwzglednia podatku VAT ani marzy hurtowej, nie jest takze znany
czas leczenia lekiem Redemplo.
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Z uwagi na ograniczone dane zarowno dotyczqgce liczebnosci populacji jak i ceny
leku oraz ograniczenie wskazan tylko do populacji dorostej, niemozZliwe
jest wiarygodne oszacowanie rocznych wydatkow ptatnika publicznego
obejmujqcych catq wnioskowanq populacje.

Nie odnaleziono rekomendacji dotyczqcych finansowania wnioskowanego leku
winnych krajach. Odnaleziono informacje, ze brytyjska agencja NICE
oraz kanadyjska agencja CDA-CMC procedujq aktualnie ocene plozasiranu
w leczeniu FCS.

Gtowne argumenty decyzji

e Brak danych naukowych dotyczgcych dtugoterminowej skutecznosci leczenia;

e Brak danych umoZliwiajgcych wiarygodne oszacowanie kosztow terapii
dla ptatnika, bardzo wysokie koszty rocznej terapii na pacjenta;

e Brak wytycznych dotyczqcych  kryteriow wigczenia do leczenia
i schematu/czasu trwania leczenia w zaleznosci od efektow.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 31h ust. 2 w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 1 ustawy z 27 sierpnia 2004 r.
o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze $rodkéw publicznych (Dz. U. z 2025 r. poz. 1461)
oraz w zw. z art. 39 ust. 3 ustawy z 12 maja 2011 r. o refundacji lekow, srodkédw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2025 r. poz. 907 z pézn. zm.), z uwzglednieniem
opracowania na potrzeby oceny zasadnosci wydawania zgody na refundacje nr: OTOW.414.1.2026 ,,Redemplo
(plozasiran) we wskazaniu: zesp6t rodzinnej chylomikronemii”, data ukonczenia: 17 kwietnia 2026 r.



