Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

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 uogdélniong postacig miastenii
(ICD-10: G70.0)”

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne objecie refundacjg produktu leczniczego
Vyvgart (efgartigimod alfa), roztwdr do wstrzykiwan w amputko-strzykawce,
1000 mg, 1 amp.-strzyk., GTIN: 04150197302503, w ramach programu lekowego
B.157 ,Leczenie chorych z uogdlnionq postaciq miastenii (ICD-10: G70.0)”,
w ramach istniejgcej grupy limitowej i wydawanie go bezptatnie, pod warunkiem
pogftebienia instrumentu dzielenia ryzyka.

Rada nie zgtasza uwag do projektu programu lekowego.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Zarejestrowane wskazanie dla produktu leczniczego Vyvgart obejmuje leczenie
uzupetniajgce do standardowej terapii dorostych pacjentéow z uogdlniong
miasteniq rzekomoporazng (ang. generalized myasthenia gravis, gMG),
u ktorych  stwierdzono obecnos¢  przeciwciat przeciwko receptorowi
acetylocholiny (ang. acetylcholine receptor, AChR). Proponowany program
lekowy wprowadza dodatkowe kryteria kwalifikacji, co zaweza populacje
pacjentow wzgledem wskazania rejestracyjnego. Nalezy jednak zauwazyc,
ze ztoZzony wniosek dotyczy dodania efgartigimodu alfa (EFG) w postaci roztworu
do wstrzykiwan podskornych (SC) w amputkostrzykawce do programu lekowego
B.157. Obecnie w programie refundowana jest postac dozylna (IV) tego leku.

Dowody naukowe
EFG IV z EFG SC

Wykazano, Ze terapia EFG SC nie jest istotnie gorsza od terapii EFG |IV.
Pierwszorzedowy punkt koricowy badania ADAPT-SC, tj. zmiana catkowitego
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stezenia 1gG wzgledem wartosci wyjsciowej w 4. tygodniu, zostat osiggniety.
Nie odnotowano istotnej statystycznie roznicy pomiedzy
EFG SC i EFG IV w zakresie zmiany od wartosci wyjsciowej wynikow ciezkosci
choroby w skali MG-ADL do 10. tygodnia badania. Klinicznie istotng poprawe
(22 pkt w skali MG-ADL) obserwowano w cafym okresie obserwadji,
tj. do 10 tyg. dla EFG SC i EFG IV. Nie wykazano istotnej statystycznie roZnicy
w zakresie zmiany od wartosci wyjsciowej wynikow ciezkosci choroby w skali
QMG w trakcie obserwacji, z wyjgtkiem 3. tygodnia, w ktorym wykazano istotng
statystycznie przewage EFG SC. Klinicznie istotng poprawe (23 punkty w skali
QMG) obserwowano po tygodniu oraz dwdch od pierwszego podania
odpowiednio w ramieniu EFG SC i EFG IV. CMI utrzymywata sie
do 8. tyg. wigcznie. Nie odnotowano istotnej statystycznie rozZnicy pomiedzy
EFG SCi EFG IV w zakresie odsetka pacjentow AChR-Ab+ osiggajgcych odpowiedz
w skali MG-ADL, QMG do 10. tygodnia analizy oraz osiggajgcych
MSE w dowolnym punkcie czasowym.

EFG SCvs. RAW

W przeprowadzonym porownaniu posrednim metodqg Buchera wykazano istotng
statystycznie rdznice na korzys¢ EFG SC wzgledem RAW w zakresie zmian
wartosci w skali MG-ADL i QMG w 4. tygodniu. Nie odnotowano istotnej
statystycznie roznicy pomiedzy porownywanymi interwencjami w 10. tygodniu
analizy.

EFG SCvs. ROZ

W przeprowadzonym porownaniu posrednim metodq Buchera wykazano istotng
statystycznie réznice na korzys¢ EFG SC wzgledem ROZ w zakresie zmian wartosci
w skali QMG w 4./6. tygodniu analizy oraz odsetka pacjentow z poprawg
catkowitego wyniku w skali QMG o co najmniej 3 punkty wzgledem wartosci
wyjsciowej w 4./6. tygodniu analizy. Nie wykazano istotnej statystycznie roznicy
dla punktow koricowych zwiqzanych z ocenq w skali MG-ADL.

Analiza bezpieczeristwa

EFG IV vs. EFG SC

Wykazano istotne statystycznie rdznice na niekorzys¢ EFG SC wzgledem
EFG IV w zakresie zdarzen niepoZzqdanych zwigzanych z leczeniem (TEAE),
miejscowych reakcji w miejscu wstrzykniecia (ISR), wysypki w miejscu
wstrzykniecia, zaostrzen objawow miastenii i rumienia w miejscu wstrzykniecia.
Nie odnotowano istotnych statystycznie rdznic miedzy ramionami badania
w zakresie pozostatych punktow koricowych zwiqgzanych z bezpieczeristwem.
Zdarzenia niepozgdane odnotowano u 67,3% pacjentow w ramieniu
EFG SCi50,9% w ramieniu EFG IV. W badaniu nie odnotowano zadnego zgonu.
Odnotowano 2 zdarzenia niepozgdane prowadzqgce do przerwania stosowania
EFG SC. Najczestsze zdarzenia niepozqdane u pacjentow przyjmujqgcych
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EFG SC to miejscowe reakcje w miejscu wstrzykniecia (38,2%,; miaty wytqcznie
nasilenie tagodne lub umiarkowane).
Wytyczne kliniczne

Odnaleziono dziewie¢ zagranicznych konsensusow ekspertow dotyczqcych
leczenia miastenii, w tym gMG u pacjentéw z dodatnim wynikiem badania
na obecnos¢ przeciwciat przeciwko receptorowi acetylocholiny (ABN 2025,
HNS 2025, SSN 2024, AWMEF 2024, PNS 2026, SANEM 2025, De Bleecker 2024a,
Fionda 2026, Gilhus 2024).

Ze wzgledu na fakt, ze efgartigimod alfa jest juz obecnie refundowany w ramach
programu lekowego B.157, a przedmiot niniejszego zlecenia dotyczy wyfqcznie
rozszerzenia zakresu refundacji o dodatkowq droge podania, odnalezione
wytyczne przeanalizowano w kontekscie informacji dotyczqcych efgartigimodu
alfa SC.

Pie¢ wytycznych (ABN 2025, SSN 2024, AWMEF 2024, PNS 2026, Fionda 2026)
odnosi sie do efgartigimodu alfa SC, przy czym zawarte w nich informacje dotyczg
wyfqcznie dostepnych schematow dawkowania. W wytycznych praktyki
klinicznej EFG SC i EFG IV sq przedstawiane jako dwie postacie EFG, stosowane
w tej samej populacji i zajmujgce to samo miejsce w sciezce leczenia. Wytyczne
nie wskazujg na przewage klinicznq EFG SC lub EFG IV.

Problem ekonomiczny

Zgodnie z oszacowaniami wnioskodawcy objecie refundacjg produktu
leczniczego Vyvgart S.C. w amputkostrzykawce w wariancie podstawowym
bedzie wiqgzato sie

w wariancie z RSS oraz wzrostem
wydatkow NFZ o ok. 11,54 min PLN w | roku i o ok. 46,78 min PLN w Il roku
refundacji w wariancie bez RSS.

Rekomendacje refundacyjne

Zidentyfikowano cztery rekomendacje pozytywne dotyczqce podskornej postaci
efgartigimodu alfa w leczeniu gMG. Dotyczyty one rozszerzenia istniejgcej
refundacji efgartigimodu alfa o posta¢ podskornqg w formie roztworu
do wstrzykiwan w fiolce (HAS 2024, PBAC 2025) i roztworu do wstrzykiwan
w amputkostrzykawce (HAS 2025, PBAC 2026). Ponadto zidentyfikowano
trzy rekomendacje dotyczqce efgartigimodu alfa w postaci dozylnej i podskdrnej
(oceniano objecie finansowaniem publicznym efgartigimodu alfa niezaleznie
od drogi podania) w leczeniu gMG: dwie rekomendacje negatywne (NICE 2025,
NT-radets 2024) oraz jedng rekomendacje pozytywnq warunkowq (Infarmed
2026).

W pozytywnych rekomendacjach zwraca sie gtdwnie uwage na réwnowaznosc
terapeutycznq  postaci  podskornych  efgartigimodu alfa (w fiolce
i amputkostrzykawce) wzgledem postaci dozylnej (PBAC 2025, PBAC 2026) oraz
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korzys¢ terapeutyczng postaci podskornych, jednak nie wykazano dodatkowej
korzysci terapeutycznej w porownaniu z wczesniej dostepnymi postaciami tego
samego leku (HAS 2024, HAS 2025).

W rekomendacji pozytywnej warunkowo zwraca sie uwage na koniecznos¢
wynegocjowania korzystniejszych warunkow finansowania (Infarmed 2026).
W negatywnych rekomendacjach wskazano, ze terapia jest nieefektywna
kosztowo (NICE 2025, NT-radets 2024).

Gtowne argumenty decyzji

e  Woyniki badan klinicznych oraz zalecenia i wytyczne towarzystw naukowych;
e Pozytywne decyzje refundacyjne w innych krajach UE.

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.4131.7.2026 ,,Wniosek o objecie refundacjq leku Vyvgart (efgartigimod alfa SC) w ramach programu

lekowego B.157 »leczenie chorych z uogdlniong postacig miastenii (ICD-10: G70.0)«”, data ukonczenia:
03.09.2026 .



KARTA NIEJAWNOSCI

Dane zakreslone kolorem Zoltym stanowiq informacje publiczne podlegajqce wylqczeniu
ze wzgledu na tajemnice przedsigbiorcy (Medison Pharma Sp. z o.0.).

Zakres wylqczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem Medison Pharma Sp. z o0.0. 0o
zakresie tajemnicy przedsiebiorcy.

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 wylqczenia jawnosci: Medison Pharma Sp. z o.o.



