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Rekomendacja nr 135/2026
z dnia 11 wrzes$nia 2026 r.
Prezesa Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji
w sprawie objecia refundacja produktu leczniczego Ultomiris (rawulizumab)
w ramach programu lekowego:
B.138.FM ,Leczenie pacjentow ze spektrum zapalenia nerwéw wzrokowych
i rdzenia kregowego (NMOSD) (ICD-10: G36.0)”

Prezes Agencji nie rekomenduje objecia refundacjg produktu leczniczego Ultomiris (rawulizumab)
w ramach programu lekowego: B.138.FM ,Leczenie pacjentéw ze spektrum zapalenia nerwoéw
wzrokowych i rdzenia kregowego (NMOSD) (ICD-10: G36.0)".

Uzasadnienie

Ocena dotyczy zasadnosci finansowania ze $rodkéw publicznych produktu leczniczego Ultomiris
(rawulizumab) w ramach programu lekowego: B.138.FM, w leczeniu dorostych pacjentéw z choroba ze
spektrum zapalenia nerwéw wzrokowych i rdzenia kregowego (NMQOSD), z obecnoscig przeciwciat
przeciwko akwaporynie 4, w przypadku niepowodzenia leczenia satralizumabem (SAT) lub braku
mozliwosci jego zastosowania.

Aktualnie w analizowanym wskazaniu stosuje sie standardowe leczenie immunosupresyjne (IST)
(obejmujace glikokortykosteroidy, mykofenolan mofetylu, azatiopryne), a takze immunoglobuliny oraz
finansowany w ramach RDTL rytuksymab.

Zgodnie z odnalezionymi wytycznymi, we wnioskowanym wskazaniu zaleca sie zastosowanie
dtugoterminowej immunoterapii, w szczegélnosci przeciwciat monoklonalnych. W przypadku
nieskutecznosci leczenia jednym przeciwciatem monoklonalnym rekomenduje sie zmiane terapii na inne
przeciwciato monoklonalne, preferencyjnie o odmiennym mechanizmie dziatania.

Ocene skutecznosci i bezpieczenstwa rawulizumabu (RAW) oparto gtownie na wynikach badania
CHAMPION-NMOSD oraz niewielkiego badania obserwacyjnego Sato 2025. W badaniu CHAMPION-
NMOSD wykazano przewage RAW nad placebo w zakresie ryzyka wystgpienia rzutu choroby. U zadnego
pacjenta leczonego RAW nie odnotowano potwierdzonego rzutu, podczas gdy w zewnetrznej kohorcie
placebo rzuty wystapity u 42,6% chorych. Wykazano rowniez istotne statystycznie (IS) réznice na korzysc
RAW w zakresie rocznej czestosci rzutow (ARR), w tym ARR wymagajacych hospitalizacji, oraz
sprawnosci chodu ocenianej w skali HAI. Nie stwierdzono natomiast IS réznic w zakresie progresji
niepetnosprawnosci mierzonej skalg EDSS ani jakosci zycia. W badaniu Sato 2025 po leczeniu RAW
wiekszo$¢ pacjentéw pozostawata wolna od rzutéow, przy jednoczesnej redukcji dawki
glikokortykosteroidéw oraz stabilizacji lub poprawie stanu klinicznego.

Rawulizumab w badaniach wykazywat akceptowalny profil bezpieczenstwa. Wiekszo$é pacjentow
doswiadczyta zdarzen niepozadanych, gtéwnie o nasileniu umiarkowanym i tagodnym.

Wyniki analizy klinicznej nalezy jednak interpretowac z ostroznoécig ze wzgledu na nieuwzglednienie
wszystkich istotnych komparatoréw, brak badan przeprowadzonych w populacji w petni odpowiadajacej
kryteriom proponowanego programu lekowego oraz znacznie ograniczong jakos¢ dostepnych dowodow
klinicznych, zwtaszcza dla pacjentéw po niepowodzeniu terapii SAT.

W ocenie ekonomicznej wykazano, ze w ocenianym wskazaniu Ultomiris jest technologia i wigze
sie z wiekszymi efektami zdrowotnymi wzgledem IST. Oszacowane wartos$ci ICUR znajduja sie powyzej
progu optacalnosci.

Wyniki analizy wptywu na budzet wnioskodawcy wskazuja na znaczny wzrost wydatkéow ptatnika

publicznego o ok. w | roku refundacji i w |l roku refundacji w wariancie
z RSS.
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Uwzgledniajac wyniki przeprowadzonych analiz, w szczegdlnosci bardzo ograniczone dowody dotyczace
skutecznosci terapii w ocenianej populacji pacjentow z NMOSD, brak efektywnosci kosztowe] oraz
przewidywany wysoki wptyw na budzet ptatnika publicznego, a takze przychylajac sie do negatywnego
stanowiska Rady Przejrzystosci, Prezes Agencji uznaje finansowanie produktu leczniczego Ultomiris
(rawulizumab) we wnioskowanym wskazaniu za niezasadne.

Przedmiot wniosku

Zlecenie Ministra Zdrowia dotyczy oceny zasadnosci finansowania ze srodkéw publicznych produktow
leczniczych:

¢ Ultomiris (ravulizumabum), koncentrat do sporzadzania roztworu do infuzji, 1100 mg, 1 fiol. 11
ml, GTIN: 05391527740162, proponowana cena zbytu netto: ;

¢ Ultomiris (ravulizumabum), koncentrat do sporzadzania roztworu do infuzji, 300 mg, 1 fiol. 3 ml,
GTIN: 05391527740179, proponowana cena zbytu netto: ;

wydawanych bezptatnie w programie lekowym B.138.FM ,Leczenie pacjentéw ze spektrum zapalenia
nerwéw wzrokowych i rdzenia kregowego (NMOSD) (ICD-10: G36.0)" w ramach istniejacej grupy
limitowej, 1285.0, Rawulizumab.

Problem zdrowotny

Choroby ze spektrum zapalenia nerwow wzrokowych i rdzenia kregowego (NMOSD) s3 rzadkimi,
powaznymi schorzeniami autoimmunologicznymi osrodkowego uktadu nerwowego (OUN). U ponad 80%
pacjentow wykrywa sie przeciwciata przeciwko akwaporynie-4 (AQP4-IgG), ktore odgrywaja istotng role
w patogenezie choroby. NMOSD najczesciej wystepuje u kobiet okoto 40. roku zycia. Choroba
charakteryzuje sie rzutami zapalenia nerwu wzrokowego oraz rdzenia kregowego, prowadzacymi do
postepu trwatej i nieodwracalnej niepetnosprawnosci. Objawy choroby obejmujg m.in. zaburzenia
widzenia, porazenia mies$ni oraz zaburzenia czynnosci jelit i pecherza. U pacjentéw z dodatnim wynikiem
AQP4-IgG choroba ma zazwyczaj przebieg nawrotowy, obserwowany w okoto 80-90% przypadkéw.
NMOSD wiaze sie réowniez ze zwiekszonym ryzykiem zgonu, a po 5 latach od rozpoznania u 60-70%
pacjentow wystepuje ograniczenie widzenia w co najmniej jednym oku. Podstawowym celem leczenia
jest zapobieganie nawrotom choroby, poniewaz kazdy kolejny rzut przyczynia sie do pogtebiania
niepetnosprawnosci oraz pogorszenia jakosci zycia.

W Polsce liczbe chorych szacuje sie na okoto 200-500 osdb, a liczbe nowych zachorowanh na okoto 10-40
przypadkdéw rocznie.

Alternatywna technologia medyczna

Whioskodawca jako komparator dla ocenianej technologii wskazat standardowe leczenie
immunosupresyjne (IST) obejmujace glikokortykosteroidy, mykofenolan mofetylu, azatiopryne.

WYybér uznaje sie za zasadny, ale niepetny. W ocenianym wskazaniu, w przypadku nieskutecznosci
leczenia immunosupresyjnego lub wystepowania przeciwwskazan do jego zastosowania, dostepne sa
immunoglobuliny w ramach programu lekowego B.67, a w ramach RDTL finansowany jest rytuksymab.

Opis wnioskowanego swiadczenia

Rawulizumab jest przeciwciatem monoklonalnym 1gG2/4K, ktére w sposéb swoisty wigze sie z biatkiem
C5 dopetniacza, hamujac w ten sposob jego rozktad na sktadniki C5a (prozapalna anafilatoksyna) i C5b
(podjednostka inicjujgca powstanie kompleksu atakujacego btone) i zapobiegajac wytwarzaniu C5b-9.
Rawulizumab nie wptywa na wczesniejsze etapy aktywacji dopetniacza, ktére majg zasadnicze znaczenie
dla opsonizacji drobnoustrojow i usuwania komplekséw immunologicznych.

Zgodnie z Charakterystyka Produktu Leczniczego (ChPL), Ultomiris jest wskazany do stosowania
w leczeniu:

¢ napadowej nocnej hemoglobinurii (PNH, ang. paroxysmal nocturnal haemoglobinuria);

e atypowego zespotu hemolityczno-mocznicowego (aHUS, ang. atypical haemolytic uremic
syndrome);
¢ uogodlnionej miastenii (gMG, ang. generalised myasthenia gravis);

e choroby ze spektrum zapalenia nerwéw wzrokowych i rdzenia kregowego (NMOSD, ang.
neuromyelitis optica spectrum disorder) u dorostych pacjentéw z dodatnim wynikiem badania na
obecnos¢ przeciwciat przeciw akwaporynie 4 (AQP4, ang. aquaporin-4).
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Whioskowane wskazanie refundacyjne jest wezsze od wskazania zarejestrowanego, obejmuje pacjentéw
z NMOSD po niepowodzeniu leczenia satralizumabem lub w przypadku braku mozliwosci jego
zastosowania, po spetnieniu dodatkowych kryteriow kwalifikacji do programu lekowego.

Ocena skutecznosci (klinicznej oraz praktycznej) i bezpieczenstwa
Do przegladu systematycznego wnioskodawcy wtgczono

2 badania pierwotne:

- CHAMPION-NMOSD - badanie jednoramienne poréwnujgce RAW=IST z zewnetrzng
grupg kontrolng PLCIST z RCT PREVENT w populacji dorostych zNMOSD AQP4-1gG+;
wskazane przez wnioskodawce jako reprezentatywne dla populacji docelowej, w ktérej
zastosowanie satralizumabu nie jest mozliwe;

- Sato 2025 (abstrakt konferencyjny i plakat) - jednoramienne badanie obserwacyjne
wskazane przez wnioskodawce jako reprezentatywne dla populacji docelowej w
przypadku niepowodzenia terapii SAT.

e 3 opisy przypadkow stosowania RAW u pacjentéw wczesniej leczonych SAT (Amano 2025,
Jacob 2025, Takahashi 2025).

e opracowania wtérne - w opinii Agencji nie spetniajg predefiniowanych przez wnioskodawce
kryteriow wtaczenia, jednak w zwigzku ze stanowiskiem Agencji o zasadnosci uwzglednienia
rytuksymabu jako komparatora zdecydowano o wyodrebnieniu z nich wynikéw poréwnan
posrednich RAW wzgledem rytuksymabu (RTX) (Clardy 2024, Makkawi 2024, John 2025) oraz
dodatkowo ze zidentyfikowanej przez analitykéw analizy sieciowej Barzegar 2026.

Skutecznos¢
Skutecznos¢ kliniczna: RAW vs. placebo

W badaniu CHAMPION-NMOSD u zadnego z 58 pacjentéw leczonych rawulizumabem nie wystgpit
potwierdzony rzut choroby, wobec 20 z 47 pacjentow w zewnetrznej grupie kontrolnej (42,6%;
[HR=0,014 (95%Cl: 0,000; 0,103); p<0,0001]). Istotne statystycznie réznice na korzy$s¢ RAW wykazano
niezaleznie od stosowania dodatkowego leczenia immunosupresyjnego oraz wczesniejszej terapii
rytuksymabem.

W badaniu wykazano takze istotng statystycznie przewage RAW=IST wzgledem PLC*IST w zakresie
rocznej czestosci rzutéw choroby (ARR) oraz ARR rzutéw wymagajacych hospitalizacji (p<0,0001),
a takze w zakresie klinicznie istotnego pogorszenia sprawnosci chodu ocenianego skalg HAI [RR=0,15
(95% Cl: 0,03; 0,63); NNT=6] oraz zmiany wyniku HAI wzgledem wartosci wyjsciowej [MD=-0,60 (95%
Cl: -1,09; -0,11)].

Nie wykazano natomiast istotnych réznic w zakresie pogorszenia wyniku EDSS ani jakosci zycia
ocenianej za pomoca EQ-5D i EQ VAS (Pittock 2023).

W obserwacji dtugoterminowej obejmujacej 189,7 pacjentolat nie odnotowano Zadnego
potwierdzonego rzutu u 58 pacjentéw leczonych RAW, a u 63% chorych stosujgcych leczenie
immunosupresyjne zmniejszono dawke lub zakonczono stosowanie co najmniej jednego leku
immunosupresyjnego (Pittock 2026).

Skuteczno$¢ praktyczna RAW (Sato 2025)

10 z 11 pacjentéw pozostato wolnych od rzutu w okresie leczenia RAW trwajgcego 26 miesiecy,
a u jednego chorego rzut wystapit po 2 miesigcach od zmiany terapii (ARR=0,09). Po 12 miesigcach
terapii wykazano istotne statystycznie zmniejszenie sredniej dobowej dawki glikokortykosteroidéw
27,15 do 4,15 mg/dobe (p<0,01). U Zadnego pacjenta nie odnotowano pogorszenia wyniku EDSS;
u dwéch chorych wynik ulegt poprawie, a u 9 pozostat stabilny. Poprawe nasilenia bélu oraz jakosci zycia
odnotowano u 2 pacjentow.

Badania wtérne RAW vs. RTX

Zgodnie z rankingiem SUCRA, w populacji pacjentéw seropozytywnych, RAW osiagnat najwyzsze
prawdopodobienstwo, ze jest interwencjg najskuteczniejszg w zakresie wydtuzenia czasu do pierwszego
rzutu NMOSD [HR=0,00 (95% CI: 0,00; 0,00), SUCRA 0,92], natomiast RTX zajat druga pozycje
w rankingu [HR=0,00 (95% ClI: 0,00; 0,02), SUCRA 0,90] (metaanaliza sieciowa John 2025).
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W metaanalizie sieciowej Barzegar 2026 nie wykazano istotnej statystycznie réznicy pomiedzy RAW
i RTX w zakresie czasu do pierwszego rzutu choroby zaréwno w analizie obejmujacej monoterapie [RTX
vs. RAW HR=3,33 (95%Cl: 0,13; 83,16)], jak i terapie skojarzone [RTX vs. RAW HR=5,00 (95%Cl: 0,25;
101,01)]. RAW osiagnat najwyzsze prawdopodobienstwo, ze jest interwencjg najskuteczniejszg w
zakresie wydtuzenia czasu do pierwszego rzutu NMOSD, a RTX zajat trzecig pozycje w rankingu, zaréwno
w analizie obejmujacej terapie skojarzone (odpowiednio p=0,927 i p=0,618), jak i w analizie obejmujacej
monoterapie (odpowiednio p=0,868 i p=0,677) (Barzegar 2026).

Bezpieczenstwo

W badaniu CHAMPION-NMOSD zdarzenia niepozadane zaistniate w trakcie leczenia wystapity u 91,4%
pacjentow w fazie podstawowej oraz u 94,8% w fazie podstawowej i przedtuzonej (LTE), a zdarzenia
uznane za zwigzane z leczeniem RAW odpowiednio u 44,8% i 46,6% pacjentéow. Ciezkie zdarzenia
niepozadane odnotowano u 15,5% i 27,6% pacjentéw.

Najczesciej wystepujace zdarzenia niepozadane (faza podstawowa/faza podstawowa i LTE) obejmowaty:
COVID-19 (24,1%/48,3%), bol gtowy (24,1%/32,8%) oraz zakazenie drog moczowych (10,3%/17,2%).
U dwdch zaszczepionych pacjentow wystapity zakazenia meningokokowe, oba w fazie podstawowej;
w fazie LTE nie odnotowano nowych przypadkéw. Odnotowano jeden zgon, uznany za niezwigzany
z leczeniem RAW.

W badaniu Sato 2025 nie zaobserwowano powaznych zdarzen niepozadanych, a zdarzenia zwigzane
z leczeniem RAW stwierdzono u 2 z 11 pacjentow.

Ograniczenia

Gtéwnymi ograniczeniami analizy klinicznej sg: nieuwzglednienie przez wnioskodawce rytuksymabu
i immunoglobulin jako komparatoréw oraz brak badan przeprowadzonych w populacji w petni zgodnej
z wnioskowang. Badanie CHAMPION-NMOSD miato charakter otwarty, bez randomizacji
i réwnoczesnej grupy kontrolnej, a poréwnanie przeprowadzono wzgledem zewnetrznej kohorty placebo
z innego badania. Dodatkowo cze$¢ pacjentéw w grupie kontrolnej otrzymywata wytacznie placebo (bez
IST), a miedzy poréwnywanymi grupami wystepowaty réznice w wyjsciowej charakterystyce klinicznej.
W odniesieniu do populacji po niepowodzeniu terapii SAT dostepne byty jedynie dane z matego,
nieopublikowanego badania obserwacyjnego Sato 2025, prowadzonego w populacji japoriskiej, w ktérym
tylko 4 z 11 pacjentéw zmienito terapie z SAT na RAW z powodu wystgpienia rzutu choroby. Powyzsze
w bardzo duzym stopniu ogranicza mozliwos¢ wnioskowania o efektywnosci klinicznej ocenianej
technologii.

Propozycje instrumentow dzielenia ryzyka

Whioskodawca zaproponowat mechanizm dzielenia ryzyka (RSS, ang. risk sharing scheme),

Ocena ekonomiczna, w tym stosunek kosztow do uzyskiwanych efektéw zdrowotnych

Whioskodawca  przeprowadzit  analize  kosztow-uzytecznosci  (CUA)  wzgledem  leczenia
immunosupresyjnego, tj. azatiopryny, mykofenolanu mofetylu i prednizolonu (IST, ang.
immunosuppressive therapy), w dozywotnim (54-letnim) horyzoncie czasowym, w dwdch réwnolegtych
wariantach z podziatem na subpopulacje. Pierwszy wariant dotyczy pacjentéw po niepowodzeniu
leczenia satralizumabem, ktérych w kolejnej linii leczono rawulizumabem. Drugi wariant obejmuje
pacjentow niekwalifikujgcych sie do rozpoczecia leczenia satralizumabem.

Wariant pierwszy

Zgodnie z oszacowaniami wnioskodawcy, stosowanie RAW w miejsce IST u pacjentéw po
niepowodzeniu leczenia satralizumabem i wigze sie z wiekszymi efektami zdrowotnymi.
Oszacowany ICUR z perspektywy NFZ w wariancie z RSS wynidst ok. PLN/QALY oraz ok. 1,7 min
PLN/QALY w wariancie bez RSS. Warto$ci te znajduja sie powyzej progu optacalnosci, o ktérym mowa
w ustawie o refundacji.

Wariant drugi
Zgodnie z oszacowaniami wnioskodawcy, w przypadku pacjentéw, ktérzy nie kwalifikujg sie do leczenia
satralizumabem, stosowanie RAW w miejsce IST i wiagze sie z wiekszymi efektami
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zdrowotnymi. Oszacowany ICUR z perspektywy NFZ w wariancie z RSS wynidst ok. PLN/QALY
oraz ok. 2,6 min PLN/QALY w wariancie bez RSS. Wartosci te znajduja sie powyzej progu optacalnosci,
o ktéorym mowa w ustawie o refundacji.

Ceny progowe ocenianego produktu leczniczego Ultomiris wynoszg w wariancie pierwszym:
dla opakowania 1100 mg: , dla opakowania 300 mg: , @ w wariancie drugim:
(Ultomiris 1100 mg) oraz (Ultomiris 300 mg).

Ograniczenia

Do gtéwnych ograniczen analizy ekonomicznej naleza: nieuwzglednienie czesci istotnych komparatoréw
(rytuksymabu i immunoglobulin), wykorzystanie do modelowania danych opartych na bardzo ograniczonej
bazie dowodowej dla pacjentéow po niepowodzeniu leczenia SAT, przyjecie zatozen mogacych nie
odzwierciedla¢ rzeczywistej populacji docelowej i przebiegu choroby, w tym niespdjnosci dotyczace
wyjsciowych wartosci EDSS, oraz nieobjecie modelem wszystkich mozliwych stanéw zdrowia.

Pozostate ograniczenia przedstawiono w analizie weryfikacyjnej Agencji.

Wskazanie czy zachodzg okolicznosci, o ktérych mowa w art. 13 ust. 3 ustawy z dnia 12 maja 2011 r.
o refundacji lekow, srodkoéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow
medycznych (Dz. U. z 2026 r. poz. 253)

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.

Wedtug oszacowan wtasnych Agencji wartos¢ ceny zbytu netto produktu leczniczego Ultomiris, przy
ktérej koszt jego stosowania nie jest wyzszy od kosztu stosowania refundowanej technologii
o najkorzystniejszym wspotczynniku uzyskiwanych efektéw zdrowotnych do kosztéw ich uzyskania, tj.
leczenia immunosupresyjnego obejmujgcego azatiopryne, mykofenolan mofetylu i prednizolon, wynosi
6 152,50 PLN za opakowanie 1100 mg. Szacunki dotyczg stosowania dawki podtrzymujacej i nie
uwzgledniajg podawania dawki nasycajacej.

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

Analize wptywu na budzet przeprowadzono w 2-letnim horyzoncie czasowym z perspektywy ptatnika
publicznego (NFZ), tozsamej z perspektywa wspdlna.

Oszacowano liczbe pacjentéw stosujagcych wnioskowang technologie w scenariuszu nowym
na w | roku refundacji oraz w Il roku refundacii.

Wyniki analizy wskazuja, ze objecie refundacjg produktu leczniczego Ultomiris w ocenianym wskazaniu
spowoduje wzrost wydatkéw ptatnika publicznego o:

- bez uwzglednienia RSS:

e ok. 25,47 min PLN w | roku refundaciji,

e ok. 42,86 min PLN w Il roku refundaciji;
- z uwzglednieniem RSS:

e ok. w | roku refundacji,

e ok. w Il roku refundaciji.

Ograniczenia

Gtéwnymi ograniczeniami analizy wptywu na budzet sg niepewnos$é¢ zwigzana z oszacowaniem liczby
pacjentow niekwalifikujagcych sie do leczenia satralizumabem oraz nieuwzglednienie wszystkich
technologii opcjonalnych, w szczegdélnosci rytuksymabu i immunoglobulin.

Pozostate ograniczenia przedstawiono w analizie weryfikacyjnej Agencji.

Uwagi do proponowanego instrumentu dzielenia ryzyka

Uwagi do programu lekowego

Zlecenie MZ obejmowato prosbe o odniesienie sie do rozbieznosci w wartosciach EDSS pomiedzy
kryteriami kwalifikacji do leczenia RAW i SAT oraz o ocene potencjalnego wptywu usuniecia
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podrozdziatu ,Kryteria uniemozliwiajagce wtgczenie do programu” i przeniesienia zawartych w nim
wymagan do kryteriow kwalifikacji.

Ankietowani przez Agencje eksperci opowiedzieli sie za utrzymaniem mozliwosci leczenia
rawulizumabem pacjentow z EDSS < 7,0 oraz za przeniesieniem ,kryteriow uniemozliwiajacych
witaczenie do programu” do kryteriow kwalifikacji. Wedtug ekspertow zmiana ta nie powinna istotnie
wptynaé na liczebno$¢ populacji objetej programem lub moze prowadzi¢ jedynie do jej nieznacznego
zwiekszenia. Analitycy Agencji zwrdcili uwage, ze usuniecie szczegdétowych kryteriow wykluczenia
i zastgpienie ich odniesieniem do zapisow ChPL moze rozszerzy¢ populacje kwalifikujgcg sie do
programu. Jednoczesnie podkreslono brak danych pozwalajgcych ocenié rzeczywistg skale tego wptywu
oraz niepewno$¢ wynikajagca z ograniczonych dowoddéw dotyczacych czesci chorych dotychczas
wytaczanych z leczenia.

Pozostate uwagi do programu lekowego zostaty przedstawione w Analizie weryfikacyjne;j.

Omowienie rozwigzan proponowanych w analizie racjonalizacyjne;j

Nie dotyczy.

Omowienie rekomendacji wydawanych w odniesieniu do ocenianej technologii
Rekomendacje kliniczne

Odnaleziono cztery dokumenty dotyczace leczenia pacjentéw z NMOSD z obecnoscia przeciwciat
anty-AQP4 (AQP4-1gG+): (PTN 2025, NEMOS 2024, konsensusy ekspertow: MENACTRIMS 2026,
SNS 2025).

Odnalezione wytyczne s3 spdéjne co do zasadnosci jak najwczesniejszego wdrozenia dtugoterminowe;j
immunoterapii u pacjentéw z NMOSD AQP4-1gG+, ze wzgledu na wysokie ryzyko nieodwracalnych
deficytdw neurologicznych zwigzanych z kolejnymi rzutami choroby.

W leczeniu dtugoterminowym rekomendowane s3a przeciwciata monoklonalne, w tym inhibitory
dopetniacza (ekulizumab, rawulizumab), terapie ukierunkowane na limfocyty B (rytuksymab,
inebilizumab) oraz inhibitory szlaku IL-6 (satralizumab, tocilizumab). Rawulizumab uwzgledniono
w wytycznych zagranicznych, jednak nie zostat wymieniony w wytycznych PTN 2025. Wiekszos¢
dokumentéw wskazuje przeciwciata monoklonalne jako preferowane opcje leczenia dtugoterminowego,
jednoczesnie w wytycznych  NEMOS 2024 podkre$la sie brak dowodédw wysokiej jakosci
potwierdzajagcych przewage ktérejkolwiek z tych terapii nad pozostatymi. Polskie wytyczne PTN 2025
jako mozliwe leczenie pierwszego rzutu wymieniaja ekulizumab, inebilizumab i satralizumab.

Klasyczne leki immunosupresyjne, takie jak azatiopryna, mykofenolan mofetylu i doustne
glikokortykosteroidy, sg obecnie traktowane gtéwnie jako leczenie alternatywne lub drugiego wyboru.
NEMOS 2024 dopuszcza rowniez stosowanie IVIg w wybranych sytuacjach klinicznych.

W przypadku niepowodzenia leczenia klasycznymi lekami immunosupresyjnymi zaleca sie zmiane terapii
na przeciwciato monoklonalne, natomiast w przypadku nieskutecznosci leczenia przeciwciatem
monoklonalnym zaleca sie zastosowanie innego przeciwciata monoklonalnego, preferencyjnie
o odmiennym mechanizmie dziatania (NEMOS 2024, MENACTRIMS 2026).

Rekomendacje refundacyjne

Odnaleziono 11 dokumentéw dotyczacych ocen i/lub rekomendacji refundacyjnych rawulizumabu
w leczeniu NMOSD:

. trzy rekomendacje pozytywne (ZIN 2025, PBAC 2024, HAS 2023b);

o jedna rekomendacje pozytywna warunkowo (CDA-AMC 2024);

o trzy rekomendacje negatywne (Medicinraddets 2026, G-BA 2023, HAS 2023a);

o jedno zalecenie przeprowadzenia petnej oceny HTA (NCPE 2025);

. trzy komunikaty o braku mozliwosci dokonania oceny (SMC 2024, AWTTC 2023, NICE 2023).

Nalezy podkresli¢, ze zadna z organizacji nie analizowata stosowania RAW we wskazaniu zgodnym
z wnioskowanym (tj. po niepowodzeniu leczenia satralizumabem lub w przypadku braku mozliwosci jego
zastosowania). Wiekszos$¢ organizacji HTA oceniata rawulizumab w populacji dorostych pacjentéw
z NMOSD i z obecnoscig przeciwciat przeciwko AQP4. Czes$¢ ocen dotyczyta bardziej zawezonych
populacji, obejmujacych pacjentéw po niepowodzeniu leczenia immunosupresyjnego lub rytuksymabem
(HAS 2023b, PBAC 2024, Medicinradet 2026).

W uzasadnieniach pozytywnych stanowisk podkre$lano przede wszystkim skutecznos¢ RAW
w ograniczaniu ryzyka nawrotéw choroby, niezaspokojong potrzebe zdrowotng oraz poréwnywalng



Rekomendacja nr 135/2026 Prezesa AOTMIT z dnia 11 wrzesnia 2026 .

skutecznos¢ wzgledem innych terapii stosowanych w NMOSD, w tym ekulizumabu, satralizumabu
i inebilizumabu (ZIN 2025, CDA-AMC 2024, HAS 2023b, PBAC 2024). W czesci ocen wskazywano
ponadto na konieczno$¢ zapewnienia neutralnosci kosztowej dla ptatnika lub obnizenia ceny leku
(ZIN 2025, CDA-AMC 2024).

Argumentami uzasadniajgcymi stanowiska negatywne byty: niewykazanie dodatkowej korzysci ze
stosowania RAW wzgledem odpowiednich terapii poréwnawczych, tj. leczenia immunosupresyjnego
(Medicinradets 2026), ekulizumabu (HAS 2023a, G-BA 2023) i satralizumabu (G-BA 2023), brak badan
bezposrednio porownujacych RAW z komparatorami, tj. ekulizumabem i satralizumabem (G-BA 2023),
brak zaspokojenia potrzeby zdrowotnej (HAS 2023a) oraz wysoka cena leku (Medicinradets 2026).

Wedtug informacji przedstawionych przez wnioskodawce (stan na 07.08.2026 r.) produkt leczniczy
Ultomiris we wskazaniu NMOSD jest refundowany w 11 krajach UE i EFTA na 30 wskazanych.

Zakres refundowanych
wskazan rézni sie miedzy krajami, jednak w zadnym z analizowanych panstw nie jest ono tozsame
Z obecnie ocenianym.

Podstawa przygotowania rekomendacji

Rekomendacja zostata przygotowana na podstawie zlecenia z dnia 08.05.2026 r. Ministra Zdrowia (znak pisma:
PLR.4500.187.2026.12.JWI, PLR.4500.188.2026.12.JWI) dotyczacego przygotowania rekomendacji Prezesa
w sprawie objecia refundacja produktu leczniczego Ultomiris, Ravulizumabum, w ramach programu lekowego
B.138.FM. LECZENIE PACJENTOW ZE SPEKTRUM ZAPALENIA NERWOW WZROKOWYCH | RDZENIA
KREGOWEGO (NMOSD) (ICD-10: G36.0), na podstawie art. 35 ust. 1 ustawy z dnia 12 maja 2011 roku o refundacji
lekow, Srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2026
r. poz. 253), po uzyskaniu stanowiska Rady Przejrzystosci nr 129/2026.

Z upowaznienia Prezesa
Dr n. med. Przemystaw Rzodkiewicz
ZASTEPCA PREZESA
/dokument podpisany elektronicznie/

Pismiennictwo
1. Stanowisko Rady Przejrzystosci nr 129/2026 z dnia 7 wrzes$nia 2026 roku w sprawie oceny leku Ultomiris

(ravulizumabum) w ramach programu lekowego B.138.FM. ,Leczenie pacjentéw ze spektrum zapalenia
nerwéw wzrokowych i rdzenia kregowego (NMOSD) (ICD-10: G36.0)"

2. Wnhniosek o objecie refundacja leku Ultomiris (rawulizumab) w ramach programu lekowego: B.138.FM
,Leczenie pacjentéw ze spektrum zapalenia nerwéw wzrokowych i rdzenia kregowego (NMQOSD) (ICD-10:
G36.0)". Analiza weryfikacyjna DOWM.4131.8.2026. Data ukonczenia: 26.08.2026 r.



