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Prezesa Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji
w sprawie objecia refundacja produktu leczniczego
Vyvgart (efgartigimod alfa) w ramach programu lekowego
B.157 ,Leczenie chorych z uogélniong postacia miastenii (G.70.0)"

Prezes Agencji rekomenduje objecie refundacjg produktu leczniczego Vyvgart (efgartigimod alfa)
do podania podskornego w programie lekowym B.157 ,Leczenie chorych z uogélniong postacig miastenii
(G.70.0)", pod warunkiem zastosowania instrumentu dzielenia ryzyka zapewniajagcego warunki
finansowania co najmniej nie mniej korzystne niz warunki obowigzujace obecnie dla produktu Vyvgart
w postaci dozylnej.

Uzasadnienie

Ocena dotyczy objecia refundacjg produktu leczniczego Vyvgart (efgartigimod alfa) w postaci roztworu
do wstrzykiwan podskornych (SC) w amputkostrzykawce, w ramach programu lekowego B.157 ,Leczenie
chorych z uogdlniong postacig miastenii (G.70.0)". W programie refundowana jest obecnie postac
dozylna tego leku. Wnioskowane wskazanie obejmuje leczenie uzupetniajagce do standardowej terapii
dorostych pacjentow z uogdlniong miastenig rzekomoporazng (gMG) z obecnoscig przeciwciat przeciw
receptorowi acetylocholiny. Kryteria kwalifikacji pacjentéw do leczenia EFG SC s3 takie same jak
w przypadku postaci dozylnej efgartigimodu (EFG V).

Wytyczne uwzgledniajg EFG SC jako alternatywna postaé efgartigimodu alfa, stosowang w tej samej
populacji i na tym samym etapie leczenia co EFG |V, nie wskazujac przewagi klinicznej zadnej z drég
podania.

Whioskodawca jako komparator dla ocenianej technologii wskazat efgartigimod alfa podawany dozylnie
(EFG 1V), rawulizumab (RAW) i rozanoliksyzumab (ROZ). Wybor uznano za niepetny - za komparator
nalezy réwniez uznaé rytuksymab, a takze zilukoplan, ktéry w przypadku objecia refundacjg moze
stanowi¢ alternatywng terapie podskérna.

Analize kliniczna dla EFG SC oparto gtéwnie na badaniu RCT ADAPT-SC bezposrednio poréwnujacym
EFG SC z refundowang postaciag dozylng EFG IV oraz wynikach badania obserwacyjnego ADAPT-SC+,
badan efektywnosci praktycznej i opracowania wtérnego. W badaniu ADAPT-SC wykazano nie mniejsza
skutecznos¢ EFG SC wzgledem EFG |V oraz poréwnywalne wyniki w zakresie wiekszosci ocenianych
punktéw koncowych. Z uwagi na brak badan bezposrednio poréwnujacych EFG SC z RAW i ROZ ocene
wzgledem tych komparatoréw oparto na podwdéjnych poréwnaniach posrednich, ktére wskazywaty
na przewage EFG SC dla czesci punktéw koncowych ocenianych skalami MG-ADL i/lub QMG. Gtéwne
ograniczenia analizy klinicznej obejmuja brak badan dla wnioskowanej formulacji w amputkostrzykawce,
brak bezposrednich poréwnan z RAW i ROZ oraz nieuwzglednienie RTX i ZILU jako komparatoréw.

Bezpieczenstwo EFG SC oceniono gtéwnie w badaniu ADAPT-SC. W poréwnaniu z EFG IV czesciej
obserwowano reakcje w miejscu wstrzykniecia i inne zdarzenia zwigzane z leczeniem, natomiast
nie wykazano réznic w zakresie wiekszosci pozostatych parametrow bezpieczenstwa, w tym powaznych
zdarzen niepozadanych i zgondéw. Najczestszymi dziataniami niepozadanymi byty tfagodne Iub
umiarkowane reakcje w miejscu wstrzykniecia. Zgodnie z ChPL najczesciej wystepuja réwniez zakazenia
goérnych drég oddechowych i uktadu moczowego, a profil bezpieczenstwa EFG SC jest zgodny z profilem
postaci dozylnej.

W ramach oceny ekonomicznej przeprowadzono analize minimalizacji kosztéw (CMA) z perspektywy
ptatnika publicznego, w 2-letnim horyzoncie czasowym. Zgodnie z oszacowaniami wnioskodawcy
stosowanie EFG SC w wariancie z RSS wiaze sie z nizszymi kosztami terapii w poréwnaniu z EFG IV, RAW
oraz ROZ.
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Wyniki analizy wptywu na budzet wnioskodawcy wskazuja, Ze objecie refundacja produktu leczniczego
Vyvgart SC w wariancie z RSS spowoduje obnizenie wydatkow ptatnika publicznego o ok.
w | roku oraz o ok. w |l roku refundaciji.

Biorac pod uwage porownywalng skutecznos¢ kliniczng podskérnej i dozylnej postaci efgartigimodu alfa,
mozliwos$¢ ograniczenia obcigzen systemowych zwigzanych z koniecznoscig podawania leku w placéwce
leczniczej oraz wyniki analiz wskazujgce na prognozowane oszczednosci dla ptatnika po uwzglednieniu
RSS, a takze pozytywne warunkowo stanowisko Rady Przejrzystosci, Prezes Agencji uznaje finansowanie
produktu leczniczego Vyvgart (efgartigimod alfa) SC za zasadne pod warunkiem okreslonym w sentencji.

Przedmiot wniosku

Zlecenie Ministra Zdrowia dotyczy oceny zasadnosci finansowania ze $rodkéw publicznych produktu
leczniczego:

— Vyvgart (efgartigimod alfa), roztwér do wstrzykiwan w amputko-strzykawce, 1000 mg, 1 amp.-
strzyk., 5 ml, GTIN: 041501973025083, proponowana cena zbytu netto:

w programie lekowym B.157 ,Leczenie chorych z uogdlniong postacig miastenii (ICD-10: G70.0)".

Proponowana odptatnos¢ i kategoria dostepnosci refundacyjnej: bezptatnie, lek ma by¢ stosowany
w programie lekowym, w ramach nowej grupy limitowe;j.

Problem zdrowotny

Miastenia (MG, ang. myasthenia gravis) - ICD-10: G70.0 - jest nabyta chorobg autoimmunologiczna
z grupy choréb nerwowo-miesniowych, charakteryzujacg sie obecnoscig autoprzeciwciat przeciwko
strukturom ztacza nerwowo-miesniowego, przede wszystkim receptorowi acetylocholiny (AChR, ok. 85%
przypadkéw), rzadziej kinazie tyrozynowej MuSK (ok. 10% przypadkdw), a sporadycznie biatku LRP4 oraz
innym antygenom.

Rozpoznanie opiera sie przede wszystkim na potwierdzeniu obecnosci swoistych autoprzeciwciat
(anty AChR, anty MuSK, anty LRP4). Obraz kliniczny cechuje sie zmiennym nasileniem objawéw oraz
mozliwos$cia wystagpienia choroby w kazdym wieku. Miastenii mogg towarzyszy¢ okresy zaostrzen
objawdéw znacznie utrudniajace pacjentom codzienne funkcjonowanie, ktére jednoczesnie bez
odpowiedniej interwencji i leczenia moga prowadzi¢ do przetomu miastenicznego, bedacego stanem
zagrozenia zycia.

Miastenia jest chorobg rzadky o czestosci wystepowania od 15 do 475 przypadkéw/mlIn oraz rocznej
zapadalnosci  2,3-61,3 przypadkdw/min (w zaleznoéci od potozenia geograficznego). Szczyty
zachorowan obserwuje sie przed 40. r.z. (gtdwnie u kobiet) oraz po 60. r.z. (czesciej u mezczyzn).

Wedtug danych CeZ (Centrum e-Zdrowia) dla 2024 i 2025 roku liczba dorostych pacjentéw
z rozpoznaniem ICD-10: G70.0 (miastenia) wynosita odpowiednio 5 164 i 5 792 pacjentéw, natomiast
zapadalno$c¢ (liczba nowych pacjentéw z tym rozpoznaniem) wynosita odpowiednio 1 643 i 1 817
pacjentow. W 2024 r. (uruchomienie programul) liczba pacjentéw leczonych w PL B.157 wyniosta tacznie
16 pacjentéw (5 - efgartigimodem, 11 - rytuksymabem), natomiast w 2025 r. byto to 160 pacjentow
(44 - efgartigimodem, 87 - rytuksymabem, 29 - rawulizumabem).

Alternatywna technologia medyczna

Whioskodawca jako komparator dla ocenianej technologii wskazat efgartigimod alfa podawany dozylnie
(EFG IV), rawulizumab (RAW) i rozanoliksyzumab (ROZ). Wybor komparatora uznano za zasadny, jednak
niepetny. W opinii Agencji za komparator nalezy réwniez uznac rytuksymab, ktéry zgodnie z wytycznymi
klinicznymi i zapisami programu lekowego B.157 moze by¢ stosowany we wnioskowanej populacji.
Nalezy takze mie¢ na uwadze niedawng pozytywna rekomendacje Prezesa Agencji dla zilukoplanu (ZILU),
ktéry podobnie jak EFG SC, jest lekiem podawanym podskdrnie i w przypadku objecia refundacjg moze
stanowic¢ istotng alternatywe terapeutyczna.

Opis wnioskowanego $wiadczenia

Efgartigimod alfa jest zmodyfikowanym fragmentem przeciwciata 1gG1, ktéry poprzez wiazanie
z receptorem FcRn obniza stezenie krazacych przeciwciat 1gG, w tym patogennych autoprzeciwciat,
nie wptywajac na poziom innych immunoglobulin ani albumin. W miastenii ogranicza dziatanie
autoprzeciwciat 1gG przeciwko AChR, MuSK i LRP4, ktére odpowiadajg za zaburzenia przekaznictwa
nerwowo-miesniowego.

Zgodnie z Charakterystyka Produktu Leczniczego (ChPL) produkt leczniczy Vyvgart w postaci roztworu
do wstrzykiwan jest zarejestrowany we wskazaniach do stosowania w:
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e leczeniu uzupetniajagcym do standardowej terapii dorostych pacjentéw z uogdélniong miastenia
rzekomoporazng (gMG), u ktérych stwierdzono obecno$¢ przeciwciat przeciwko receptorowi
acetylocholiny (AChR);

e monoterapii w leczeniu dorostych pacjentéw z postepujacg lub nawracajaca aktywng przewlekta
zapalng polineuropatiag demielinizacyjng (CIDP) po wczesniejszym leczeniu kortykosteroidami lub
immunoglobulinami.

Whioskowane wskazanie refundacyjne jest zawezone wzgledem wskazania rejestracyjnego poprzez
kryteria kwalifikacji do programu lekowego. Aktualnie w programie B.157 refundowana jest postac
dozylna (IV) leku Vyvgart we wskazaniu odpowiadajacym obecnie ocenianemu.

Ocena skutecznosci (klinicznej oraz praktycznej) i bezpieczenstwa

Do analizy skutecznoéci i bezpieczenstwa witaczono jedno badanie RCT ADAPT-SC bezposrednio
poréwnujace EFG IV z EFG SC (non inferiority; Howard 2024, Van Doorn 2024), jedno badanie
obserwacyjne ADAPT-SC+ (Howard 2024, abstrakty: Vu 2025, Cortes 2024, De Bleecker 2024b,
Howard 2025, Van Doorn 2024, Sanka 2026, Meisel 2025), jedno opracowanie wtérne (Smith 2024),
oraz badania efektywnosci praktycznej.

Nie odnaleziono badan pierwotnych oceniajacych skutecznosc i bezpieczenstwo stosowania EFG SC
w poréownaniu do RAW lub ROZ. W celu przeprowadzenia poréwnania posredniego wtaczono:
e 2 RCT poréwnujace EFG IV vs. PLC: ADAPT (Howard 2021) i Howard 2019 - wykorzystane na
uzytek poréwnania posredniego EFG IV vs. RAW i EFG IV vs. ROZ,
e 1 RCT porownujace RAW vs. PLC: CHAMPION MG (publikacja Vu 2022) - wykorzystane na
uzytek poréwnania posredniego EFG IV vs. RAW,
e 1 RCT poréwnujace ROZ vs. PLC: MycarinG (publikacje: Bril 2023 z korekts, Habib 2024) -
wykorzystane na uzytek poréwnania posredniego EFG IV vs. ROZ.

W pierwszym etapie dokonano poréwnania EFG IV z RAW/ROZ poprzez wspolny komparator - PLC,
nastepnie przeprowadzono poréwnanie EFG SC z RAW/ROZ, wykorzystujac jako wspdélny komparator
EFGIV.

Skutecznosc
EFG SC vs. EFG IV

W badaniu ADAPT-SC wykazano, ze efgartigimod podawany podskdrnie spetnit kryterium nie mniejszej
skutecznosci wzgledem postaci dozylnej, osiggajac pierwszorzedowy punkt koricowy dotyczacy redukcji
stezenia 1gG w 4. tygodniu leczenia [MD -4,50 (-8,53; -0,47), p=0,031]. Nie stwierdzono istotnych
statystycznie (IS) réznic pomiedzy grupami w zakresie zmian nasilenia objawdw ocenianych w skali
MG-ADL ani wiekszosci wynikéw skali QMG. Jedynie w 3. tygodniu obserwacji odnotowano przewage
EFG SC w zakresie QMG. Klinicznie istotng poprawe w skali QMG (>3 pkt) obserwowano w obu
ramionach badania w ciggu 1-2 tygodni od rozpoczecia terapii, a efekt utrzymywat sie do 8. tygodnia
obserwacji. Odsetki pacjentéw uzyskujgcych odpowiedz kliniczng w skalach MG-ADL i QMG oraz
osiagajacych MSE (ang. minimal symptom expression) byty poréwnywalne w obu ramionach badania.

EFG SC vs. RAW

W poréwnaniu posrednim przeprowadzonym metoda Buchera wykazano przewage EFG SC nad
rawulizumabem pod wzgledem zmian wynikow MG-ADL [MD -2,24 (-3,93; -0,55), p=0,0092] i QMG
[MD -4,31 (-6,78; -1,84), p=0,0006] w 4. tygodniu obserwacji. W dtuzszym okresie - 10 tygodni - nie
stwierdzono juz IS réznic.

EFG SC vs. ROZ

Wyniki poréwnania posredniego wskazaty na korzystniejsze efekty terapii EFG SC w zakresie zmian
wynikéw w skali QMG (MD -3,05 (-5,76; -0,34), p=0,0272) oraz poprawy o co najmniej 3 punkty
wzgledem wartosci wyjsciowej QMG w 4./6. tygodniu leczenia (OR 9,10 (2,02; 41,00), p=0,0040, RD
0,46 (0,17; 0,75), p=0,0016). Jednoczesnie nie wykazano istotnych statystycznie réznic pomiedzy
poréwnywanymi interwencjami dla punktéw korncowych ocenianych przy uzyciu skali MG-ADL.
Badania wtérne (Smith 2024)

W analizie wrazliwosci EFG SC wykazat najwyzsze prawdopodobieristwo bycia najskuteczniejszym
leczeniem w uzyskaniu = 3-punktowej redukcji w skali QMG (68%) oraz = 5-punktowej redukcji w skali
MG-ADL (85%). Wartosci SUCRA dla EFG SC byty najwyzsze w przypadku: = 3-punktowej poprawy
w QMG (93%) oraz = 5-punktowej poprawy w MG-ADL (97%).
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Bezpieczenstwo

Profil bezpieczenstwa EFG SC oceniono gtéwnie na podstawie badania ADAPT-SC. W poréwnaniu
z postacig dozylng czesSciej obserwowano zdarzenia niepozadane zwigzane z leczeniem oraz reakcje
w miejscu wstrzykniecia, w tym rumien i wysypke. Nie wykazano istotnych réznic w zakresie powaznych
zdarzen niepozadanych, ciezkich zakazen, przerwania leczenia z powodu dziatan niepozadanych ani
zgondw. Zdarzenia niepozadane wystgpity u 67,3% pacjentéw leczonych EFG SC i 50,9% pacjentéw
otrzymujacych EFG IV. Najczestszymi dziataniami niepozadanymi byty reakcje w miejscu wstrzykniecia
(38,2%), ktore miaty wytacznie nasilenie tagodne lub umiarkowane i nie prowadzity do przerwania terapii.
Ze wzgledu na réznice metodologiczne i odmienny okres obserwacji nie przeprowadzono formalnych
poréwnan z rawulizumabem (RAW) i rozanoliksyzumabem (ROZ). Odsetek pacjentéw zgtaszajacych
zdarzenia niepozadane wynosit 67,3% dla EFG SC, 90,7% dla RAW i 81,0% dla ROZ, natomiast powazne
zdarzenia niepozadane odnotowano odpowiednio u 14,5%, 23,3% i 8,6% pacjentow. Zgony wystgpity
wytacznie w grupie RAW (2,3%).

Zgodnie z ChPL najczestszymi dziataniami niepozadanymi EFG SC s3 reakcje w miejscu wstrzykniecia
(33%), zakazenia gornych drog oddechowych (10,7%) oraz zakazenia uktadu moczowego (9,5%). Ogdlny
profil bezpieczehstwa postaci podskérnej jest zgodny ze znanym profilem bezpieczenstwa efgartigimodu
podawanego dozylnie. Produkt leczniczy Vyvgart objety jest dodatkowym monitorowaniem
bezpieczenstwa.

Ograniczenia

Gtéwnymi ograniczeniami analizy klinicznej sa: brak badan dotyczacych wnioskowanej formulacji
w amputkostrzykawce, nieuwzglednienie wszystkich istotnych komparatorow (RTX, ZILU) oraz brak
bezposrednich poréwnan EFG SC z RAW i ROZ.

Szczegbtowe ograniczenia zostaty przedstawione w Analizie weryfikacyjnej.

Propozycje instrumentéw dzielenia ryzyka
Zaproponowano instrument dzielenia ryzyka (RSS)

Ocena ekonomiczna, w tym stosunek kosztéw do uzyskiwanych efektéw zdrowotnych

Whioskodawca przeprowadzit analize minimalizacji kosztow (CMA) dla poréwnania efgartigimodu alfa
w postaci podskérnej (EFG SC) z efgartigimodem alfa podawanym dozylnie (EFG IV), rawulizumabem
(RAW) oraz rozanoliksyzumabem (ROZ), z perspektywy ptatnika publicznego (NFZ), uznanej za tozsama
z perspektywa wspdlng, w 2-letnim horyzoncie czasowym.

Zgodnie z oszacowaniami wnioskodawcy:

e wporéwnaniu z EFG IV catkowity-koszt terapii EFG SC jest wyzszy o ok. W wariancie
bez RSS, natomiast nizszy o ok. w wariancie z RSS;

e w poréwnaniu z RAW catkowity koszt terapii EFG SC jest wyzszy o ok. w wariancie
bez RSS, natomiast nizszy o ok. w wariancie z RSS;

e w poréwnaniu z ROZ catkowity koszt terapii EFG SC jest nizszy o ok. W wariancie
bez RSS oraz o ok. w wariancie z RSS.
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Ograniczenia

Gtéwnymi ograniczeniami analizy ekonomicznej s3g: zastosowanie analizy minimalizacji kosztéw mimo
niepewnosci dotyczacej réwnorzednosci efektéow klinicznych ocenianych terapii, nieuwzglednienie
w analizach wszystkich technologii alternatywnych oraz przyjecie jednakowego zatozenia dotyczacego
prawdopodobienstwa przerwania leczenia dla wszystkich uwzglednionych komparatoréw. Pozostate
ograniczenia przedstawiono w Analizie weryfikacyjnej.

Obliczenia wtasne Agencji

Wskazanie czy zachodza okolicznosci, o ktérych mowa w art. 13 ust. 3 ustawy z dnia 12 maja 2011 r.
o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw
medycznych (Dz.U. z 2025 r. poz. 907, z p6zn. zm.)

W zwigzku z brakiem randomizowanych badan klinicznych wykazujacych wyzsza skutecznosé technologii
whnioskowanej od technologii dotychczas refundowanych w danym wskazaniu zachodza okolicznosci
art. 13 ust. 3 ustawy o refundacji.

Whioskodawca oszacowat warto$¢ urzedowej ceny zbytu netto produktu leczniczego EFG SC, przy
ktérej koszt jego stosowania nie jest wyzszy od kosztu stosowania refundowanej technologii
o najkorzystniejszym wspoétczynniku uzyskiwanych efektéw zdrowotnych do kosztéw ich uzyskania,
tj. EFG IV. Ceny te zostaty skorygowane przez Agencje o zastosowanie realnej ceny EFG IV i wynosza:

Obliczenia wtasne Agencji

Ocena wptywu na system ochrony zdrowia, w tym wptywu na budzet ptatnika publicznego

Analiza wptywu na budzet zostata przeprowadzona w 2-letnim horyzoncie czasowym z perspektywy
ptatnika publicznego (NFZ), tozsamej ze wspdlna.

Oszacowano liczbe pacjentéw stosujgcych wnioskowang technologie w scenariuszu nowym na

Wyniki analizy z perspektywy NFZ wskazujg, ze objecie refundacjg produktu leczniczego Vyvgart SC
spowoduje:

e obnizenie wydatkow ptatnika publicznego w wariancie z RSS:

- w | roku refundacji,

- w Il roku refundaciji;
e wzrost wydatkéw ptatnika publicznego w wariancie bez RSS:

- oo0k. 11,54 min PLN ( ) w | roku refundacji,

- 0o0k. 46,78 min PLN ( ) w Il roku refundacji

Prognozowane oszczednosci w wariancie z RSS wynikajg przede wszystkim z nizszych kosztow
farmakoterapii EFG SC w poréwnaniu z EFG |V, co jest zwigzane m.in. z zaleznym od masy ciata zuzyciem
fiolek w terapii dozylnej. Dodatkowym czynnikiem generujacym oszczednosci sa nizsze koszty podania
leku w postaci podskérnej, przy zatozeniu samodzielnego wykonywania iniekcji przez pacjentéw lub ich
opiekunéw od drugiego podania w drugim cyklu leczenia.

Sktadowa kosztu stanowiaca kwote refundacji wnioskowanego produktu leczniczego w wariancie
podstawowym analizy z RSS wynosi ok. w | roku oraz w I roku refundaciji.

Ograniczenia

Gtéwnymi ograniczeniami analizy wptywu na budzet s3: niepewno$¢ oszacowan populacji docelowej,
wynikajgca z oparcia analiz na liczbie pacjentéw leczonych dozylng postacig efgartigimodu alfa mimo
przestanek wskazujgcych na wieksza populacje kwalifikujgca sie do leczenia, oraz zatozenia dotyczace
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zmian udziatéw rynkowych, zgodnie z ktérymi EFG SC bedzie przejmowat pacjentéw wytacznie od EFG
IV, podczas gdy zasadne wydaje sie takze uwzglednienie przejecia czesci udziatéw innych terapii
dostepnych w programie ze wzgledu na potencjalne preferencje pacjentéw dla podskoérnej formy
podawania leku. Ograniczenie stanowig roéwniez: ograniczony zakres analizy wrazliwosci
nieuwzgledniajacy (zadeklarowanych przez wnioskodawce) scenariuszy dotyczacych

oraz alternatywnych sposobéw podawania EFG SC.

Uwagi do proponowanego instrumentu dzielenia ryzyka

Uwagi do programu lekowego
Uwagi do programu lekowego przedstawiono w Analizie weryfikacyjnej.

Omowienie rozwigzan proponowanych w analizie racjonalizacyjne;j
Nie dotyczy.
Oméwienie rekomendacji wydawanych w odniesieniu do ocenianej technologii

Rekomendacje kliniczne

Odnaleziono dziewie¢ zagranicznych konsensuséw ekspertéow dotyczacych leczenia miastenii, w tym gMG
u pacjentéw z dodatnim wynikiem badania na obecnos¢ przeciwciat przeciwko receptorowi acetylocholiny.
W pieciu dokumentach (ABN 2025, SSN 2024, AWMF 2024, PNS 2026, Fionda 2026) uwzgledniono
efgartigimod alfa podawany podskérnie (EFG SC), jednak zalecenia ograniczajg sie do uwzglednienia
dostepnych schematéw dawkowania. EFG SC i EFG IV sa w nich traktowane jako réwnowazne postacie
tego samego leku, stosowane w tej samej populacji pacjentéw i zajmujgce to samo miejsce w Sciezce
terapeutycznej, bez wskazania przewagi klinicznej ktérejkolwiek z nich.

Rekomendacje refundacyjne
Odnaleziono 7 rekomendaciji refundacyjnych dotyczacych efgartigimodu alfa w leczeniu gMG:

e cztery pozytywne - dotyczace rozszerzenia istniejgcej refundacji leku o postaé podskérng
w formie roztworu do wstrzykiwan w fiolce (HAS 2024, PBAC 2025) i roztworu do wstrzykiwan
w amputkostrzykawce (HAS 2025, PBAC 2026);

e dwie negatywne, w ktérych oceniano objecie finansowaniem publicznym efgartigimodu alfa
niezaleznie od drogi podania (NICE 2025, NT-radets 2024),

e jedna pozytywna warunkowo, dotyczaca efgartigimodu alfa zaréwno w postaci dozylnej, jak
i podskodrnej (Infarmed 2026).

Francuska HAS wydata oceny pozytywne dla pacjentéw AChR+, u ktérych pomimo leczenia nadal
utrzymujg sie objawy choroby, jednoczesnie wydajac rekomendacje negatywne dla wszystkich
pozostatych sytuacji klinicznych objetych wskazaniem rejestracyjnym. W rekomendacjach pozytywnych
uznano korzys¢ terapeutyczng postaci podskérnych EFG, jednak nie wykazano dodatkowej korzysci
terapeutycznej w poréwnaniu z wczesniej dostepnymi postaciami tego samego leku (HAS 2024,
HAS 2025).

W pozytywnych australijskich rekomendacjach wskazano na réwnowazno$¢ terapeutyczng postaci
podskornych (w fiolce i amputkostrzykawce) wzgledem postaci dozylnej (PBAC 2024, PBAC 2025).
Warunkowo pozytywna portugalska rekomendacja dla efgartigimodu alfa zostata uzalezniona od
uzyskania korzystniejszych warunkow finansowania. Ocena opierata sie na danych dotyczacych postaci
dozylnej, natomiast rekomendacja objeta zaréwno posta¢ dozylna, jak i podskdrna (Infarmed 2026). Obie
oceny negatywne wskazywaty na nieefektywnosc kosztowa terapii efgartigimodem alfa. Szwedzka ocena
dotyczyta populacji zawezonej wzgledem wskazania rejestracyjnego, tj. pacjentéw, u ktérych
standardowe leczenie nie przynosi oczekiwanych efektow (NT-radets 2024). Ocena NICE zostata oparta
na danych dla postaci dozylnej; uznano, ze posta¢ podskérna nie wymaga odrebnej oceny ani
rekomendaciji, lecz zostanie uwzgledniona w tych samych wytycznych.

Wedtug informacji przedstawionych przez wnioskodawce Vyvgart SC (efgartigimod alfa) jest
finansowany (stan na 03.08.2026 r.) w szesciu krajach UE i EFTA (na 30 wskazanych), tj. w Austrii, Francji,
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Hiszpanii, Holandii, Niemczech oraz Wtoszech. We wszystkich krajach refundowane wskazanie jest
zgodne z ChPL. W Niemczech finansowanie ograniczone jest do pacjentéw
; we Francji i we Wtoszech - do pacjentow
; natomiast w Hiszpanii - do pacjentéw

Podstawa przygotowania rekomendacji

Rekomendacja zostata przygotowana na podstawie zlecenia z dnia 15.05.2026 r. Ministra Zdrowia (znak pisma:
PLR.4500.490.2026.14.JWI), dotyczacego przygotowania rekomendacji Prezesa w sprawie objecia refundacjg
produktu leczniczego Vyvgart (efgartigimod alfa) w ramach programu lekowego: B.157 ,Leczenie chorych
z uogolniong postacig miastenii (G.70.0)" na podstawie art. 35 ust 1. ustawy z dnia 12 maja 2011 roku o refundacji
lekdw, srodkow spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2026
r. poz. 253), po uzyskaniu stanowiska Rady Przejrzystosci nr 136/2026.

Pismiennictwo

1. Stanowisko Rady Przejrzystosci nr 136/2026 z dnia 14 wrzesnia 2026 roku w sprawie oceny leku Vyvgart
(efgartigimod alfa) w ramach programu lekowego B.157 ,Leczenie chorych z uogdlniong postacia miastenii
(ICD-10: G70.0)".

2. Wnhniosek o objecie refundacja leku Vyvgart (efgartigimod alfa SC) w ramach programu lekowego B.157
,Leczenie chorych z uogdlniong postacia miastenii (ICD-10: G70.0)" Analiza weryfikacyjna
nr DOWM.4131.7.2026. Data ukoriczenia 03.09.2026.



