Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 86/2026 z dnia 6 lipca 2026 roku
w sprawie zasadnosci wydawania zgdd na refundacje leku
Iwilfin (eflornithine) we wskazaniu: redukcja ryzyka nawrotu
kolejnego neuroblastoma u pacjenta w remisji

Rada Przejrzystosci uznaje za niezasadne wydawanie zgod na refundacje leku
Iwilfin (eflornithine), tabletki, we wskazaniu: redukcja ryzyka nawrotu kolejnego
neuroblastoma (4 stadium zaawansowania) u pacjenta w  remisji,
odpowiadajgcego na wczesniejsze leczenie.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Przedmiotem zlecenia Ministra Zdrowia jest ocena zasadnosci refundacji,
w ramach importu docelowego, produktu leczniczego Iwilfin we wskazaniu:
redukcja ryzyka nawrotu kolejnego neuroblastoma (4. stadium zaawansowania)
u pacjenta w remisji, odpowiadajgcego na wczesniejsze leczenie.

Przedmiotowy wniosek stanowi ponowng prosbe o finansowanie ze srodkow
publicznych produktu leczniczego Iwilfin. Poprzedni wniosek, ztozony dla tego
samego pacjenta, byt opiniowany przez Rade Przejrzystosci dnia 3 lutego 2026 r.
(SRP nr 18/2026). Wowczas Rada przyjeta stanowisko negatywne, ktdrego
gtownymi argumentami byty: brak wysokiej jakosci danych naukowych
potwierdzajgcych skutecznosc¢ terapii, wqtpliwy profil bezpieczeristwa oraz
bardzo wysoki koszt terapii.

Do aktualnego wniosku zatqczono dodatkowo dwie opinie ekspertow
(tj. Konsultantéow, Krajowego i Wojewddzkiego, w dziedzinie Onkologii
i Hematologii Dzieciecej), ktorzy uwazajq za zasadne zastosowanie produktu
Iwilfin u pacjenta wskazanego we wniosku. Ponadto, przedstawiono dwa opisy
historii leczenia przedmiotowego pacjenta. Odnoszgc sie do powyzszego nalezy
podkreslic, Zze decyzje o finansowaniu technologii medycznej w ramach importu
docelowego obowiqzujq przez 3 lata i obejmujg wszystkich pacjentow
ze wskazaniem  zgodnym z  wnioskowanym. W  opinii  ekspertow
(raport nr: OTAD.4211.2.025), liczebnos¢ populacji docelowej wynosi okofo
10 pacjentow rocznie.

Neuroblastoma jest ztosliwym nowotworem, ktory objawia sie guzem
lub masami guzowatymi w obrebie jamy brzusznej, wokot rdzenia kregowego,
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klatki piersiowej, szyi lub miednicy. Jest to jeden z najczestszych nowotworow
u dzieci (stanowi ok. 5-7% wszystkich nowotwordw). W Polsce rozpoznaje
sie rocznie okotfo 60-70 nowych zachorowan.

Ocenianym wskazaniem jest redukcja ryzyka nawrotu kolejnego neuroblastoma
(4 stadium zaawansowania) u pacjenta w remisji, odpowiadajgcego
na wczesniejsze leczenie. Jedynym lekiem dla tego wskazania, wymienionym
w wytycznych NCCN 2025, jest eflornityna (DFMO). Aktualnie nie sq dostepne
alternatywne technologie medyczne dla eflornityny w leczeniu podtrzymujgcym
nawrotowego neuroblastoma w remisji.

Produkt leczniczy Iwilfin (eflornithine) nie jest dopuszczony do obrotu w Polsce.
Ponadto, lek ten nie zostat zarejestrowany przez EMA, ktora uznata, ze nie mozna
wykazac jego skutecznosci ze wzgledu na ograniczenia badania klinicznego
NMTRC003/NCT02395666, niejasnosci zwigzane z jego przeprowadzeniem
i wynikami. EMA miata tez wgtpliwosci co do jakosci i wytwarzania leku.

Dowody naukowe

Dane dotyczqce stosowania leku Iwilfin opierajq sie na wynikach jednego
badania pierwotnego NMTRC003 (Oesterheld 2023 i Duke 2024), w ktorym
oceniano skutecznosci | bezpieczenstwo leczenia DFMO jako terapii
podtrzymujgcej w neuroblastoma wysokiego ryzyka, wzgledem historycznej
grupy kontrolnej. Wykazano IS réznice na korzys¢ DFMO wzgledem braku terapii
(historyczna grupa kontrolna) dla EFS i OS. Stosowanie leku Iwilfin (eflornithine)
wiqgze sie z ryzykiem wystgpienia powiktan, takich jak utrata stuchu, zapalenie
ucha srodkowego, gorgczka, zapalenie ptuc oraz biegunka.

Nie odnaleziono nowych wytycznych klinicznych wzgledem opinii z lutego
br. Jedynie wytyczne NCCN 2025 uwzgledniajg oceniang technologie medyczng.
Panel NCCN ds. nerwiaka niedojrzatego sugeruje, aby lekarze omawiali
z pacjentami i ich rodzinami eflornityne jako opcje terapii kontynuacyjnej
(zalecenie kategorii 2B). Organizacja SIOPEN popiera stosowanie eflornityny
zgodhnie z rejestracjq FDA oraz w ramach programu szybkiego dostepu (EAP) tam,
gdzie jest on dostepny, a rownoczesnie zobowigzuje sie do gromadzenia danych
dotyczqcych skutecznosci i bezpieczeristwa w ramach badania HR-NBL2.

Ankietowani przez Agencje eksperci nie przedstawili jednoznacznego stanowiska
na temat stosowania eflornityny. Zwrdcili uwage, ze aktualnie nie sq dostepne
inne leki mozliwe do zastosowania w ocenianym wskazaniu. Jednoczesnie
podkreslili brak wysokiej jakosci dowoddow potwierdzajgcych skutecznosc
eflornityny we wnioskowanej populacji pacjentow oraz bardzo wysokie koszty
terapii.

Problem ekonomiczny

Oceniany produkt nie byt wczesniej sprowadzany do Polski w ramach importu
docelowego. Prognozowane wydatki na finansowanie produktu leczniczego
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Iwilfin w ramach importu docelowego wynoszq rocznie dla 1 pacjenta
od 0,6 min PLN do 1,2 min PLN (w zaleznosci od przyjetego dawkowania).

Podsumowujgc, od wydania poprzedniej opinii Rady Przejrzystosci (3 lutego br.)
nie pojawity sie nowe dowody naukowe wskazujgce na koniecznos¢ zmiany
dotychczasowego wnioskowania Radly.

Gtowne argumenty decyzji:

e Niskiej jakosci dane naukowe nt. skutecznosci terapii;
o  Watpliwy profil bezpieczeristwa;
e Bardzo wysoki koszt terapii.

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
wzw. zart. 39 ust. 3 ustawy z 12 maja 2011 r. o refundacji lekdw, srodkéw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobdéw medycznych (Dz. U. z 2026 r. poz. 253), z uwzglednieniem
opracowania nr: OTAD.414.3.2026 ,Iwilfin (eflornithine) we wskazaniu: redukcja ryzyka nawrotu kolejnego
nauroblastoma (4 stadium zaawansowania) u pacjenta w remisji, odpowiadajgcego na wczesniejsze leczenie”;
data ukonczenia: 1 lipiec 2026 r.



