





























Produkt leczniczy Ultomiris® (rawulizumab) w leczeniu dorostych pacjentow z uogdlniong miasteniq (gMG), u ktorych
wystepujq przeciwciata przeciw receptorowi acetylocholiny _— analiza kliniczna
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PODSUMOWANIE

Cel analizy

Celem analizy jest ocena efektywnosci klinicznej produktu leczniczego Ultomiris® (substancja czynna: rawulizumab, RAV)
jako terapii dodatkowej do standardowego leczenia (ang. standard of care, SoC) w populacji dorostych pacjentéw
z uogdlniong miastenia (ang. generalized myasthenia gravis, gMG), u ktérych wystepujg przeciwciata przeciw receptorowi

acetylocholiny (ang. anti-acetylcholine receptor, AChR)_, spetniajgcych kryteria

do proponowanego programu lekowego [14].

Analiza efektywnosci klinicznej (AKL) dla produktu leczniczego Ultomiris® zostala opracowana w grudniu 2025 r.
Aktualizacje AKL przeprowadzono w maju 2026 roku. Stanowi ona odpowiedi na informacje zawarte w pismie
Ministerstwa Zdrowia DOWM.4131.5.2026.2.KGr, dotyczacym niezgodnosci analiz przedioionych w ramach wniosku
o objecie refundacjg produktu leczniczego Ultomiris® w gMG (minimalne wymagania, MW) [26] oraz obejmuje
aktualizacje przeprowadzonego przegladu systematycznego oraz uwzglednienie nowych dowodéw opublikowanych po
dacie ztozenia wniosku, a takze aktualizacji wzgledem aktualnego na dziern uzupelnienia wymagan minimalnych
Obwieszczenia MZ w sprawie wykazu refundowanych lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia
iywieniowego oraz wyrobéw medycznych, obowigzujgcego w momencie skladania uzupeiniern [17] oraz
dodatkowych niezgodnosci wskazanych przez analitykéw AOTMIT w ramach Minimalnych Wymagan (tj. weryfikacja oraz
modyfikacje bezposrednich taczy do internetowych irddet danych oraz elementéw cytowania potrzebnych do
jednoznacznego zidentyfikowania zrédta).

Oceniana interwencja jest aktualnie refundowana w ramach programu B.157 [17] w populacji dorostych pacjentow
z uogdiniong miastenig (seropozytywng z MG-ADL 25 pkt.), u ktérych objawy utrudniajace codzienne funkcjonowanie

utrzymujg sie (MGFA2lla), pomimo wczesniejszego leczenia immunosupresyjnego (kortykosteroidami i niesteroidowej

nie sa obecnie objete leczeniem rawulizumabem w ramach istniejgcego programu lekowego

Niniejsza analiza dotyczy

Aktualne kryteria refundacyjne rawulizumabu obejmuj:
jedynie niewielkg grupe pacjentéw w bardzo zaawansowanym stadium choroby. Obecne ograniczenia uniemozliwiajg wielu

pacjentom dostep do nowoczesnej terapii, ktéra moze w istotny sposéb poprawié jakos¢ Zycia oraz ograniczyé potizebe
hospitalizacji i stosowania innych, mniej skutecznych metod leczenia. Umozliwienie szerszego dostepu do nowych,
zarejestrowanych w Unii Europejskiej terapii gMG bedzie realizacja priorytetowego traktowania choréb rzadkich
i neurologicznych w Polsce [19].

Komparatorem dla produktu leczniczego Ultomiris® jest terapia standardowa (ang. standard of care, SoC) obejmujaca
zastosowanie: inhibitoréw cholinesterazy, glikokortykosteroidéw (GKS), niesteroidowych terapii immunosupresyjnych
(m.in.: azatiopryna, takrolimus, cyklofosfamid, cyklosporyna, metotreksat, mykofenolan mofetylu lub rytuksymab) oraz
w przypadku pogorszenia lekdw ratunkowych (immunoglobuliny dozylne, wymiana osocza). W odpowiedzi na minimalne
wymagania wybor komparatora zostat przeanalizowany powtdrnie oraz przedstawiono wyjasnienie, dlaczego rytuksymab
nie stanowi adekwatnego bezposredniego komparatora dla rawulizumabu. W zwigzku z czym, nie zostal uwzgledniony
w analizach jako oddzielny komparator, a jedynie jako element SoC.

Majac na uwadze wnioskowane wskazanie, wytyczne postepowania terapeutycznego, praktyke kliniczng, opcje
terapeutyczne refundowane obecnie w populacji docelowej (na dzien zloienia wniosku), jak réwniez dostepne dowody
naukowe w analizie efektywnosci klinicznej, w ramach niniejszego dokumentu uwzgledniono:

= Bezposrednie poréwnanie RAV+SoC z PLC+SoC w leczeniu dorostych pacjentéw z uogdlniong miastenia, u ktérych
wystepujg przeciwciata przeciw receptorowi acetylocholiny — badanie CHAMPION MG.

Ponadto, w ramach analizy dodatkowej uwzgledniono dane post-hoc do badania CHAMPION MG analizujace efektywnosé
kliniczng RAV+SoC vs PLC+SoC w subpopulacji pacjentéw ze wzgledu na: (1) zastosowanie wczesniejszego leczenia
dozylnymiimmunoglobulinami (Bril 2023) [35]; (2) czas od diagnozy gMG do momentu wigczenia do badania (Howard 2024)
[33].

Natomiast celem przedstawienia dtugoterminowych danych dotyczgcych efektywnosci klinicznej rawulizumabu (RAV+SoC),
autorzy przegladu uwzglednili wyniki przedtuzonego badania CHAMPION OLE, w ktérym wszyscy pacjenci po zakornczeniu
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