Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 97/2026 z dnia 20 lipca 2026 roku
w sprawie oceny leku u Imaavy (nipokalimab) w ramach programu
lekowego B.157 ,Leczenie chorych z uogdélniong postacig miastenii
(ICD-10: G70.0)”

Rada Przejrzystosci uznaje za niezasadne objecie refundacjq produktu
leczniczego:
e Imaavy (nipokalimab), koncentrat do sporzqdzania roztworu do infuzji,

185 mg/ml, 1 fiol. 1,62 ml, kod GTIN: 05413868126808,
e Imaavy (nipokalimab), koncentrat do sporzqdzania roztworu do infuzji,
185 mg/ml, 1 fiol. 6,5 ml, GTIN: 05413868126792,

w ramach programu lekowego ,,B.157 , Leczenie chorych z uogodlnionq postaciq
miastenii (ICD-10: G70.0)”.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Miastenia (MG, ang. myasthenia gravis) (ICD-10 G70.0) jest przewlektg, chorobg
nerwowo-miesniowq charakteryzujgca sie zmeczeniowym ostabieniem miesni
Z powodu patogennego zaburzenia przekaZnictwa cholinergicznego. U okoto 95%
chorych na MG stwierdza sie obecnos¢ patogennych autoprzeciwciat klasy
IgG skierowanych przeciw biatkom ztqgcza nerwowomiesniowego, tj. AChR — 85%
chorych; MuSK — ok. 8% chorych; LRP4 — ok. 1-2% chorych.

W 2019 r. czestos¢ wystepowania MG w Polsce wynosita 2,36/100 000. Wedtug
danych CeZ w latach 2021-2025 liczba dorostych pacjentow z rozpoznaniem
ICD-10: G70.0 (miastenia) miescita sie w zakresie od 3 423 do 5 796 pacjentow,
natomiast populacja mfodziezy w przedziale wiekowym 212 <18 lat wyniosta
48 osob w 2025 r. W opinii ekspertow obecna liczba chorych dorostych
z gMG wynosi ok. 9 500-12 000, natomiast liczba chorych powyzej 12 r.z. wynosi
ok. 3-9% populacji MG. W 2025 r. liczba pacjentow objetych programem
lekowym B.157 wyniosta tqcznie 160 osob.
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Nipokalimab to ludzkie monoklonalne przeciwciatfo IgG1, ktdre specyficznie wigze
sie z miejscem wiqzania fragmentu IgG Fc, co skutkuje redukcjq krgzgcych IgG.
Data wydania pierwszego pozwolenia na dopuszczenie do obrotu Imaavy
to 28 listopada 2025 r. Nipokalimab stosowany jest w terapii dodanej
do standardowej terapii w leczeniu uogdlnionej miastenii (gMG) u dorostych
i mtodziezy w wieku 12 lat i starszych, u ktdrych stwierdzono obecnosc
przeciwciat przeciwko receptorowi acetylocholiny (AChR, ang. acetylcholine
receptor) lub przeciwko specyficznej dla miesni kinazie tyrozynowej (MuSK,
ang. muscle, skeletal, receptor tyrosine kinase). Wnioskowane wskazanie jest
zgodne z zapisami ChPL Imaavy. Populacja docelowa jest dodatkowo zawezona
wzgledem wskazania rejestracyjnego zapisami wnioskowanego programu
lekowego.

Dowody naukowe

Jako komparatory dla nipokalimabu u dorostych pacjentow z przeciwciatami
anty-AChR nalezy przyjg¢ efgartigimod alfa (EFG), rawulizumab (RAW) oraz
rytuksymab (RTX). Terapia standardowa (SoC, ang. standard of care) zostata
wskazana jako komparator w populacji mftodziezy od 12 r.z., dorostych
z dodatnim wynikiem na obecnosc¢ przeciwciat anty-MuSK lub w przypadku
nieskutecznosci, wystgpienia istotnych dziatan niepozgdanych
lub przeciwwskazan do stosowania rytuksymabu. Od 1 lipca 2026 r. w programie
lekowym B.157 w populacji dorostych z dodatnim wynikiem na obecnosc
przeciwciat anty-MuSK, refundowany jest produkt leczniczy Rystiggo
(ROZ - rozanoliksyzumab), w zwiqzku z powyzszym SoC nie jest wfasciwym
komparatorem u pacjentow dorostych z MuSK+. Wybor SoC jako komparatora
uznano za zasadny w populacji mtodziezy od 12 r.z.

Skutecznosc¢ kliniczng NIP wzgledem RAW i EFG oceniono na podstawie
porownarn posrednich przedstawionych w publikacji Jacob 2026 i udostepnionych
przez wnioskodawce (dane nieopublikowane). W populacji AChR+ wyniki analizy
MAIC wskazujg na IS i istotng klinicznie roznice na korzys¢ NIP w pordwnaniu
do EFG w zakresie sredniej redukcji wyniku w skali MG-ADL wzgledem wartosci
wyjsciowej od 8. (p<0,001) do 24. tygodnia (p=0,012) terapii.

Skutecznos¢ NIP vs. ROZ oraz
NIP vs. RTX oceniono na podstawie przeglgddw systematycznych wiqgczonych
do AKL wnioskodawcy oraz danych udostepnionych przez wnioskodawce.
W populacji AChR+ Musk+ wykazano IS rdznice na korzys¢ NIP w porédwnaniu
do ROZ w zakresie sredniej redukcji wyniku w skali MG-ADL wzgledem wartosci
wyjsciowej w 1. (p=0.001) oraz 10, 12 i 14. tygodniu obserwacji (p<0.001) —
analiza MAIC, opracowania wtdrne.
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Wyniki badania jednoramiennego Vibrance-mg wykazaty w populacji
pediatrycznej klinicznie istotnq redukcje wyniku MG-ADL i QMG wzgledem
wartosci poczqtkowych w 4. tygodniu badania utrzymujqcq sie do 24. tygodnia
obserwacji.

Gtownym ograniczeniem analizy klinicznej jest brak badan pierwotnych
oceniajgcych skutecznos¢ i bezpieczeristwo stosowania NIP w poréwnaniu
do EFGi RAW, brak badarn przeprowadzonych w specyficznie zdefiniowanej
populacji chorych spetniajqgcych kryteria wtgczenia do programu lekowego oraz
nieuwzglednienie RTX jako komparatora. Nie odnaleziono opublikowanych
badan rzeczywistej praktyki klinicznej. Ocena skutecznosci i bezpieczeristwa
NIP wzgledem analizowanych komparatorow opiera sie na wynikach porownan
posrednich. Wyniki w zakresie skutecznosci i bezpieczeristwa NIP w populacji
pediatrycznej opierajq sie na jednym badaniu jednoramiennym, tj. Vibrance-mag,
ktdre jest nadal w trakcie realizacji, a dostepne wyniki nie zostaty opublikowane
w publikacjach petnotekstowych i dotyczq niewielkiej liczby chorych (N=7), przy
czym wsrod tych 7 chorych nie byto chorych rasy biatej oraz MuSK+.

Zdarzenia niepozgdane ogodtem (AEs), zdarzenia niepozgdane zwigzane
z leczeniem (TEAEs) oraz ciezkie zdarzenia niepozgdane (SAEs) wystepowaty
odpowiednio u okofo 90%, 42% i 29% pacjentow (Katzberg 2025). Wyniki
bezpieczerstwa (Vivacity-MG3) wskazujq, Zze nie stwierdzono IS rdznic miedzy
ramionami badania pod wzgledem czestosci wystepowania zdarzen
niepozgdanych podczas leczenia NIP i komparatorami. W badaniu
jednoramiennym Vibrance-mg TEAEs ogdfem odnotowano u pieciu pacjentow
pediatrycznych uczestniczqcych w badaniu (71,4%), natomiast TEAEs zwigzane
zleczeniem wystgpity u dwodch pacjentow (28,6%). Whnioskodawca
nie przedstawit wynikow ogdlnych zgtoszenn dziatan niepozgdanych leku
dla wyszukiwania w bazach EudraViligance, VigiAccess oraz FAERS.

Wytyczne kliniczne

Odnaleziono siedem zagranicznych konsensusow ekspertow dotyczqcych
leczenia miastenii (Fionda 2026, PNS 2026, ABN 2025, HNS 2025, AWMF 2024,
De Bleecker 2024, Gilhus 2024). Wiekszos¢ odnalezionych konsensusow
ekspertow (5 z 7) zostata opublikowana przed datq dopuszczenia do obrotu
produktu leczniczego Imaavy na terenie Unii Europejskiej. Antagonisci receptora
FcRn (aFcRn) powinny byc¢ stosowane przede wszystkim w sytuacjach klinicznych
wymagajgcych wysokiej skutecznosci terapii oraz szybkiej poprawy stanu
klinicznego. W przypadku antagonistow receptora FcRn nipokalimab wymieniany
jest jako jeden z lekow ocenianych w badaniach klinicznych w porownaniu
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ze standardowym leczeniem u pacjentow z przeciwciatami anty-AChR, jak i anty-
MuSK (Fionda 2026, ABN 2025, Gilhus 2024). Brakuje jednak badar bezposrednio
porownujgcych poszczegodlne terapie antagonistow receptora FcRn, jak rowniez
danych poréwnujgcych je z innymi terapiami celowanymi (ABN 2025).

Problem ekonomiczny

Zaproponowano mechanizm dzielenia ryzyka,

Zgodnie z oszacowaniami wnioskodawcy NIP+SoC

natomiast w wariancie bez RSS
oszacowany ICUR z perspektywy NFZ wyniost ok 72,8 min PLN/QALY.
Stosowanie NIP+SoC w miejsce RAW+SoC jest
efektami zdrowotnymi. Oszacowany ICUR z perspektywy NFZ w wariancie z RSS
wyniost ok. PLN/QALY oraz 56,2 min PLN/QALY w wariancie bez RSS.

Gtownym ograniczeniem analizy jest nieuwzglednienie rytuksymabu jako
komparatora w populacji dorostych AChR+ oraz brak mozliwosci zweryfikowania
uwzglednionych przez wnioskodawce wartosci uZytecznosci. Dodatkowo
wnioskodawca nie przedstawit wynikow analizy ekonomicznej z podziatem
na populacje pediatrycznqg i dorostych, pomimo zwrdcenia uwagi na te kwestie
w pismie dotyczgcym wymagan minimalnych.

Rekomendacje refundacyjne

Zidentyfikowano jednq negatywnqg rekomendacje (CDA-AMC 2026) oraz
rekomendacje G-BA modwigcq o braku dodatkowej korzysci klinicznej
nipokalimabu wzgledem wfasciwych terapii poréownawczych w Zadnej
z analizowanych populacji (G-BA 2026). Odnaleziono rdwniez informacje
o trwajgcej ocenie NICE. Lek Imaavy (stan na 19.05.2026 r.) jest refundowany
w trzech krajach UE (Niemcy, Luksemburg, Szwajcaria).

Gtowne argumenty decyzji
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e niski poziom dowodow naukowych i niepewnosc¢ wartosci klinicznej,

e ograniczona dostepnos¢ danych dla wybranych grup pacjentow (mftodziez,
pacjenci z przeciwciatami anty-MuSK),

e brak wiarygodnych poréwnarn z dostepnymi komparatorami,

e wysokie koszty terapii,

e brak pozytywnych rekomendacji refundacyjnych innych agencji.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt. 2 ustawy o refundacji lekow, sSrodkéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobdw medycznych (Dz. U. z 2026 r. poz. 253),
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: DOWM.4131.6.2026 ,Wniosek o objecie refundacja leku Imaavy (nipokalimab) w ramach programu lekowego
B.157 »Leczenie chorych z uogdlniona postacig miastenii (ICD-10: G70.0)«”, data ukoriczenia: 09.07.2026 r.

Inne wykorzystane zrédta danych:

1. Opinia eksperta przedstawiona w trakcie posiedzenia Rady Przejrzystosci.



KARTA NIEJAWNOSCI

Dane zakreslone kolorem Zoltym stanowiq informacje publiczne podlegajqce wylqczeniu
ze wzgledu na tajemnice przedsigbiorcy (Janssen-Cilag Polska Sp. z o.0.).

Zakres wylqczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem Janssen-Cilag Polska Sp. z o.0.
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: Janssen-Cilag Polska Sp. z
0.0.

Dane zakreslone kolorem czarnym stanowiq informacje publiczne podlegajgce wylgczeniu
ze wzgledu na tajemnice przedsiebiorcow (Medison Pharma Sp. z o.0., Alexion Europe SAS).

Zakres wylgczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem Medison Pharma Sp. z o.o.,
Alexion Europe SAS o zakresie tajemnicy przedsiebiorcy.

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 wylgczenia jawnosci: Agencja Oceny Technologii Medycznych
i Taryfikacji.

Podmiot w interesie ktorego dokonano wylgczenia jawnosci: Medison Pharma Sp. z o.o.,
Alexion Europe SAS.

Dane zakreslone kolorem szarym stanowiq informacje publiczne podlegajgce wylgczeniu
ze wzgledu na tajemnice przedsigbiorcow (Medison Pharma Sp. z o.0., Alexion Europe SAS).

Zakres wylgczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem Medison Pharma Sp. z o.o.,
Alexion Europe SAS 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 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: Medison Pharma Sp. z o.o.,
Alexion Europe SAS.



