




















Produkt leczniczy Ultomiris® (rawulizumab) w /eczeniu doroslych pacjent6w z uog6/nionq miasteniq {gMG), u kt6rych 

wyst(tpujq przeciwciala przeciw receptorowi acety/ocholiny - ana/iza kliniczna 

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 doroslych pacjent6w 

z uog6Inionq miasteniq (ang. generalized myasthenia gravis, gMG), u kt6rych wystE:pUjq przeciwcia/a przeciw receptorowi 

acetylocholiny (ang. anti-acetylcholine receptor, AChR) , spe/niajqcych kryteria 

do proponowanego programu lekowego [14]. 

Analiza efektywnosci klinicznej (AKL) dla produktu leczniczego Ultomiris® zosta/a 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, dotyczqcym niezgodnosci analiz przed/oionych w ramach wniosku 

o objE:cie refundacjq produktu leczniczego Ultomiris® w gMG (minimalne wymagania, MW) [26] oraz obejmuje 

aktualizacjEl przeprowadzonego przeglqdu systematycznego oraz uwzglE:dnienie nowych dowod6w opublikowanych po 

dacie zloienia wniosku, a takie aktualizacji wzglE:dem aktualnego na dzien uzupe/nienia wymagan minimalnych 

Obwieszczenia MZ w sprawie wykazu refundowanych lek6w, srodk6w spoiywczych specjalnego przeznaczenia 

iywieniowego oraz wyrob6w medycznych, obowiqzujqcego w momencie skladania uzupelnien [17] oraz 

dodatkowych niezgodnosci wskazanych przez analityk6w AOTMiT w ramach Minimalnych Wymagan (tj. weryfikacja oraz 

modyfikacjEl bezposrednich lqczy do internetowych ir6de/ danych oraz element6w cytowania potrzebnych do 

jednoznacznego zidentyfikowania ir6d/a). 

Oceniana interwencja jest aktualnie refundowana w ramach programu B.157 [17] w populacji doroslych pacjent6w 

z uog6Inionq miasteniq (seropozytywn<j z MG-AOL 2:5 pkt.), u kt6rych objawy utrudniajqce codzienne funkcjonowanie 

utrzymujq siE: (MGFA.2:lla), pomimo wczesniejszego leczenia immunosupresyjnego (kortykosteroidami i niesteroidowej 

immunosupresji) oraz zastosowania terapii ratunkowej z uwagi na ciE:ikie zaostrzenie lub przelom miasteniczny 

jedynie niewielkq grupEl pacjent6w w bardzo zaawansowanym stadium choroby. Obecne ograniczenia uniemoiliwiaj<j wielu 

pacjentom dostE:P do nowoczesnej terapii, kt6ra moie w istotny spos6b poprawic jakosc iycia oraz ograniczyc potrzebE: 

hospitalizacji i stosowania innych, mniej skutecznych metod leczenia. Umoiliwienie szerszego dostE:PU do nowych, 

zarejestrowanych w Unii Europejskiej terapii gMG bE:dzie realizacjq priorytetowego traktowania chor6b rzadkich 

i neurologicznych w Polsce [19]. 

Komparatorem dla produktu leczniczego Ultomiris® jest terapia standardowa (ang. standard of care, SoC) obejmujqca 

zastosowanie: inhibitor6w cholinesterazy, glikokortykosteroid6w (GKS), niesteroidowych terapii immunosupresyjnych 

(m.in.: azatiopryna, takrolimus, cyklofosfamid, cyklosporyna, metotreksat, mykofenolan mofetylu lub rytuksymab) oraz 

w przypadku pogorszenia lek6w ratunkowych (immunoglobuliny doiylne, wymiana osocza). W odpowiedzi na minimalne 

wymagania wyb6r komparatora zostal przeanalizowany powt6rnie oraz przedstawiono wyjasnienie, dlaczego rytuksymab 

nie stanowi adekwatnego bezposredniego komparatora dla rawulizumabu. W zwiqzku z czym, nie zosta/ uwzglE:dniony 

w analizach jako oddzielny komparator, a jedynie jako element SoC. 

Maj<jc na uwadze wnioskowane wskazanie, wytyczne postE:powania terapeutycznego, praktykE: klinicznq, opcje 

terapeutyczne refundowane obecnie w populacji docelowej (na dzien zloienia wniosku), jak r6wniei dostE:pne dowody 

naukowe w analizie efektywnosci klinicznej, w ramach niniejszego dokumentu uwzglE:dniono: 

• Bezposrednie por6wnanie RAV+SoC z PLC+SoC w leczeniu doros/ych pacjent6w z uog61nionq miasteni<l, u kt6rych

wystE:pUjq przeciwcia/a przeciw receptorowi acetylocholiny - badanie CHAMPION MG.

Ponadto, w ramach analizy dodatkowej uwzglE:dniono dane post-hoc do badania CHAMPION MG analizujqce efektywnosc 

klinicznq RAV+SoC vs PLC+SoC w subpopulacji pacjent6w ze wzglE:du na: (1) zastosowanie wczesniejszego leczenia 

doiylnymi immunoglobulinami (Bril 2023) [35]; (2) czas od diagnozy gMG do momentu wlqczenia do badania (Howard 2024) 

[33]. 

Natomiast celem przedstawienia dlugoterminowych danych dotyczqcych efektywnosci klinicznej rawulizumabu (RAV+SoC), 

autorzy przeglqdu uwzglE:dnili wyniki przedluionego badania CHAMPION OLE, w kt6rym wszyscy pacjenci po zakonczeniu 

11 


















































































































































































































































































































































































































































































































