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z dnia 11 wrzesnia 2026 .
Prezesa Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji
w sprawie objecia refundacja produktu leczniczego
Aspaveli (pegcetakoplan) w ramach programu lekowego
,Leczenie pacjentow z glomerulopatia C3 (C3G) lub pierwotnym btoniasto-
rozplemowym ktebuszkowym zapaleniem nerek zwigzanym z dysregulacja
dopetniacza (IC-MPGN) (ICD-10: N03.5, NO5.5)"

Prezes Agencji rekomenduje objecie refundacjg produktu leczniczego Aspaveli (pegcetakoplan)
w ramach proponowanego programu lekowego ,Leczenie pacjentéow z glomerulopatia C3 (C3G) lub
pierwotnym btoniasto-rozplemowym ktebuszkowym zapaleniem nerek zwigzanym z dysregulacjg
dopetniacza (IC-MPGN) (ICD-10:N03.5,N05.5) pod warunkiem dalszego pogtebienia zaproponowanego
RSS, zabezpieczenia maksymalnych wydatkéw ptatnika w horyzoncie obowigzywania pierwszej decyzji
refundacyjnej do wysokosci wariantu minimalnego przedstawionej analizy, zabezpieczenia dostepnosci
whioskowanej technologii dla oszacowanej wielkosci populacji, a takze zwrotu 100% kwot refundacji
produktu leczniczego Aspaveli w przypadku chorych, u ktérych nie wykazano poprawy Kklinicznej
rozumiane] jako redukcja biatkomoczu mierzonego wskaznikiem UPCR 2>50% przy réwnoczesnym
spadku eGFR maksymalnie o 15% wzgledem wartos$ci poczatkowej po 26 tyg. od podania pierwszej
dawki leku.

Uzasadnienie

Whioskowane wskazanie obejmuje stosowanie pegcetakoplanu we wskazaniu: leczenie pacjentéw
w wieku 212 lat z glomerulopatia C3 (C3G) lub pierwotnym btoniasto-rozplemowym ktebuszkowym
zapaleniem nerek z kompleksami immunologicznymi (IC-MPGN), w skojarzeniu z inhibitorem ukfadu
renina-angiotensyna (RAS), chyba Ze leczenie inhibitorem RAS nie jest tolerowane Ilub jest
przeciwwskazane; w ramach proponowanego, nowego programu lekowego.

W rekomendacji wzieto pod uwage, ze w analizowanej populacji wystepuje niezaspokojona potrzeba
zdrowotna, choroby nalezg do rzadkich, a dostepne mozliwosci terapeutyczne po niepowodzeniu lub
w przypadku przeciwwskazan do standardowego leczenia wspomagajgcego sg ograniczone.

Zgodnie z aktualnymi wytycznymi klinicznymi w analizowanej populacji zaleca sie stosowanie lekéw
nefroprotekcyjnych z grupy inhibitorow uktadu renina-angiotensyna (RAS), terapii immunosupresyjnych,
glikokortykosteroidéw lub udziat w badaniu klinicznym. W wytycznych podkresla sie role inhibitorow
dopetniacza C3 w modyfikacji przebiegu choroby, w tym mozliwym zahamowaniu postepujgcej
niewydolnosci nerek zwigzanej z nagromadzeniem ztogéw w ktebuszkach nerkowych. Nalezy zwréci¢
uwage, ze analizowane dokumenty zostaty opublikowane przed date rejestracji ocenianej technologii
przez EMA.

W analizie klinicznej uwzgledniono dwa badania randomizowane, w ktérych przedstawiono dane
dotyczace skutecznosci pegcetakoplanu w populacji z C3G oraz IC-MPGN. Wskazano na znaczace
réznice na korzys$¢ ocenianej interwencji w zakresie redukcji biatkomoczu, utrzymania funkcji nerek
mierzonej wskaznikiem eGFR oraz innych markeréw choroby, nie przedstawiono réwnocze$nie wptywu
ocenianej technologii na twarde punkty koncowe - przezycie catkowite, przezycie wolne
od transplantacji, czas do dializoterapii itp., co ogranicza mozliwos¢ wnioskowania o skutecznosci
dtugoterminowej ocenianej technologii. Nie stwierdzono istotnych réznic w zakresie wystepowania
zdarzen niepozadanych, a w przypadku wybranych zdarzen niepozadanych przedstawione wyniki sg
watpliwe (liczniej raportowane wystapienia bdlu/obrzeku w miejscu infuzji/iniekcji w ramieniu placebo).

Zgodnie z przeprowadzong analiza ekonomiczng wnioskowana interwencja jest drozsza i skuteczniejsza
od aktualnie stosowanych terapii. Ponadto, wyniki analizy wptywu na budzet w wariancie podstawowym

ul. Przeskok 2, 00-032 Warszawa tel. +48 22 101 46 00 www.aotmit.gov.pl
NIP 525-23-47-183 REGON 140278400 fax +48 22 46 88 555 ‘ email: sekretariat@aotm.gov.pl



Rekomendacja nr 137/2026 Prezesa AOTMIT z dnia 11 wrzesnia 2026r.

wskazujg na znaczny wzrost wydatkow ptatnika publicznego zwigzanych z refundacjg produktu
leczniczego Aspaveli (pegcetakoplan) o ok. PLN w pierwszym roku i ok. PLN w drugim
roku refundacji. W przypadku analizy wptywu na budzet nalezy szczegdlnie podkreslié niepewnos¢
zwigzang z rzeczywistym kosztem terapii, realnym niedoszacowaniem liczebnosci populacji docelowej, a
takze na niedostateczng deklaracje dostaw produktu, ktéra nie zaspokaja potrzeb refundacyjnych dla
minimalnego wariantu oszacowan.

Bioragc pod uwage wnioski ptyngce z przeprowadzonych analiz, niezaspokojong potrzebe zdrowotng,
ograniczenia analizy klinicznej i ekonomicznej, znaczna niepewno$¢ dotyczacg wielkosci populacji
docelowej, niedostateczng deklaracje dostaw wnioskowanego produktu, szacowane znaczne obcigzenie
budzetu ptatnika publicznego oraz Stanowisko wydane przez Rade Przejrzystosci, finansowanie
ocenianej technologii we wnioskowanym wskazaniu uznaje sie za zasadne wytacznie po spetnieniu
dodatkowych warunkéw opisanych jak w sentenciji.

Przedmiot wniosku

Zlecenie Ministra Zdrowia dotyczy oceny zasadnosci finansowania ze $rodkéw publicznych produktéw
leczniczych:

e Aspaveli (pegcetakoplan), roztwér do infuzji, 54 mg/ml, 1 fiol., GTIN 07350031443950; cena zbytu
netto: PLN;

e Aspaveli (pegcetakoplan), roztwér do infuzji, 54 mg/ml, 8 fiol., GTIN 07350031443967 ;cena zbytu
netto: PLN.

Proponowana odptatno$¢ i kategoria dostepnosci refundacyjnej: bezptatnie wramach programu
lekowego, w istniejacej grupie limitowe] (1286.0, Pegcetakoplan).

Problem zdrowotny

Glomerulopatia C3 (C3G) oraz pierwotne btoniasto-rozplemowe kiebuszkowe zapalenie nerek
z kompleksami immunologicznymi  (IC-MPGN) s3 postepujgcymi chorobami nerek zwigzanymi
z nieprawidtowa aktywacjg uktadu dopetniacza. W C3G dominujg ztogi sktadowej C3 dopetniacza
w ktebuszkach nerkowych, natomiast w IC-MPGN oprécz ztogéw C3 obecne s3 réwniez ztogi
immunoglobulin. Choroby te prowadza do przewlektego uszkodzenia nerek, objawiajgcego sie m.in.
biatkomoczem, krwinkomoczem oraz stopniowym pogarszaniem funkcji nerek.

C3GilC-MPGN naleza do choréb ultrarzadkich. Szacuje sie, ze roczna zapadalno$¢ na C3G wynosi okoto
0,3-1 przypadku na milion mieszkancéw, natomiast na IC-MPGN okoto 0,9-2 przypadkéw na milion
mieszkancéw. Chorobowosé obu schorzen jest nizsza niz 5 przypadkéw na 10 000 oséb, co spetnia
kryteria choroby rzadkiej. Dane dotyczace Polski s ograniczone - eksperci kliniczni oceniaja, ze liczba
chorych z C3G wynosi od kilkudziesieciu do okoto 100 osdb, a z IC-MPGN okoto 40-60 oséb.

Rokowanie jest niekorzystne. Choroby maja charakter przewlekty i postepujacy, a znaczna czesé
pacjentow rozwija schytkowa niewydolnosé¢ nerek wymagajaca dializoterapii lub przeszczepienia nerki.
Szacuje sie, ze okoto 30-50% pacjentéw osigga schytkowag niewydolno$¢ nerek w ciggu 10 lat od
rozpoznania, przy czym w przypadku C3G progresja moze wystgpi¢ u 30-50% dorostych i nawet 70%
dzieci. Nawroty choroby po przeszczepieniu nerkisg czeste.

Alternatywna technologia medyczna

Biorac pod uwage technologie aktualnie finansowane ze $rodkéw publicznych, jako komparator
dla wnioskowanej terapii wskazano leczenie standardowe (SoC, ang. standard of care), obejmujace
stosowanie inhibitorow RAS (RASI), glikokortykosteroidow (GKS), lekéw cytotoksycznych, inhibitoréw
SGLT2 (SGLT2i) i/lub refundowanych lekéw immunosupresyjnych (np. mykofenolan mofetylu).

Wybér komparatora uznano za wtasciwy.

Opis wnioskowanego $wiadczenia

Pegcetakoplan (PEG) jest symetryczng czasteczka ztozong z dwdch identycznych pentadekapeptydow
zwigzanych kowalentnie z kofcami liniowej czasteczki glikolu polietylenowego o masie czgsteczkowej
40 kDa. Fragmenty peptydowe wigzg sie ze sktadowg biatka dopetniacza C3 i jego fragmentem
aktywacyjnym C3b i wywierajg silne dziatanie hamujgce na kaskade dopetniacza. Fragment PEG o masie
czasteczkowej 40 kDa zwieksza rozpuszczalnosé¢ i wydtuza czas obecnos$ci produktu leczniczego
W organizmie po jego podaniu. Poprzez hamowanie C3 pegcetakoplan bezposrednio przeciwdziata
nieprawidtowej aktywacji C3 i modyfikuje chorobe podstawowa poprzez zmniejszenie nadmiernego
odktadania sie produktéw rozktadu C3 w ktebuszkach nerkowych. Poprzez ukierunkowanie na C3b
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pegcetakoplan hamuje réwniez aktywnos¢ konwertazy C3 szlaku alternatywnego (AP) poprzez
dodatkowy mechanizm dziatania w kaskadzie dopetniacza. Zapobiega to dodatkowo odktadaniu sie
produktéw rozktadu C3 w ktebuszkach nerkowych.

Zgodnie z Charakterystyka Produktu Leczniczego (ChPL), produkt Aspaveli jest wskazany m.in.
w leczeniu pacjentéw dorostych i mtodziezy w wieku od 12 do 17 lat z glomerulopatia C3
(ang. C3 glomerulopathy, C3G) lub pierwotnym btoniasto-rozplemowym ktebuszkowym zapaleniem
nerek z kompleksami immunologicznymi (ang. immune-complex membranoproliferative glomerulonephritis,
IC-MPGN) w skojarzeniu z inhibitorem ukfadu renina-angiotensyna (ang. renin-angiotensin system, RAS),
z wyjatkiem przypadkéw, w ktorych leczenie inhibitorem RAS nie jest tolerowane Iub jest
przeciwwskazane. Powyzsze wskazanie jest jednym ze wskazan rejestracyjnych leku (rejestracja
w ocenianym wskazaniu - 15.01.2026r.).

Ocena skutecznosci (klinicznej oraz praktycznej) i bezpieczenstwa

Uwzgledniono dwa badania kliniczne: 1) randomizowane, wieloosrodkowe, podwdjnie zaslepione
badanie fazy lll VALIANT (wraz z faza przedtuzong), w ktérym oceniono stosowanie pegcetakoplanu
(PEG) skojarzonego z opieka standardowa (SoC) wzgledem placebo (PLC) skojarzonego z SoC, w populacji
pacjentow w wieku od 12 lat, z aktywnym C3G lub pierwotnym IC-MPGN, bez lub po przeszczepieniu
nerki; 2) randomizowane; wieloosrodkowe, otwarte badanie eksploracyjne fazy Il NOBLE (wraz z faza
przedtuzong), w ktérym oceniono stosowanie PEG skojarzonego z SoC wzgledem SoC, w populacji
pacjentow w wieku od 18 lat, z aktywnym C3G lub pierwotnym IC-MPGN, po przeszczepieniu nerki.

Do analizy klinicznej wtaczono ponadto badanie rzeczywistej praktyki klinicznej (Bassanese 2026),
a takze 12 badan o nizszej wiarygodnosci, w tym opisy przypadkéw.

Nie zidentyfikowano przegladéw systematycznych lub metaanaliz odpowiadajgcych problemowi
decyzyjnemu.

Szczegdtowe opisy i wyniki wigczonych do AKL badanh przedstawiono w Analizie Weryfikacyjnej Agencji
(AWA) i dokumentacji Wnioskodawcy.

Skutecznosc

Zgodnie z wynikami badania VALIANT (N=124) w poréwnaniach PEG+SoC vs PLC+SoC stwierdzono

(RW - redukcja wzgledna, RR - ryzyko wzgledne, MD - réznica $rednich, LSMD - rdéznica $rednich

mierzona metoda najmniejszych kwadratow) istotne statystycznie (IS) roznice na korzy$¢ PEG w zakresie:

e zmiany wskaZznika biatko/kreatynina w moczu (UPCR) po 26 tyg. (pierwszorzedowy PK):
RW=68,1% (95%Cl. 57,3%; 76,2%) wzgledem wartosci wyjsciowych, MD=-1,143 (95%Cl:-1,436;
-0,85) g/8g;

® ziozonego nerkowego punktu korcowego (redukcja UPCR 250% oraz stabilizacja eGFR
[£15% redukcji]) po 26 tyg.: RR=14,4 (95%Cl: 3,7; 56,9);

® osiggniecia 250% redukcji UPCR po 26 tyg.: RR=12,0 (95%Cl: 4,0; 36,1);

e zmiany eGFR po 26 tyg.: LSMD=6,3 ml/min/1,73m2(95%Cl: 0,5; 12,1);

e redukcji odktadania sktadowej C3c dopetniacza w ktebuszkach nerkowych o 22 rzedy wielkosci:
RR=6,2 (95%Cl: 2,4; 15,9).

Nie wykazano IS réznic w zakresie jakos$ci zycia uwarunkowanej stanem zdrowia, mierzonej
kwestionariuszami FACIT-F oraz KDQoL.

Zgodnie z wynikami eksploracyjnego badania NOBLE (N=13) w poréwnaniu PEG+SoC vs SoC
stwierdzono:

e redukcje barwienia C3c w biopsji przeszczepionej nerki:

o po 12tyg.o 21 rzad wielkosci u 8z 10 chorych io 22 rzedy wielkosci u 5 z 10 pacjentéw wzgledem
1 z 3 chorych w ramieniu SoC;

o po 52 tyg, stwierdzono utrzymanie redukcji barwienia w populacji stosujacej PEG+SoC, natomiast
po zmianie leczenia z SoC na PEG+SoC u 2 z 3 pacjentéw takze wystgpita redukcja barwienia C3c
o 22 rzedy wielkoSci;

e utrzymanie wartosci eGFR (spadek o mniej niz 25% wzgledem wartosci wyjsciowej) po 52 tyg.
u 7 z10 chorych stosujacych PEG+SoC oraz u 2 z 3 chorych, ktérzy zmienili leczenie z SoC na
PEG+SoC po 12 tyg.
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® redukcje mediany wskaznika UPCR po 12 tyg. o0 54% w ramieniu PEG+SoC vs 1,3% w ramieniu SoC.

W badaniu nie oceniano jakosci zycia zwigzanej ze zdrowiem.

Bezpieczenstwo

W badaniu VALIANT w okresie obserwacji 26 tyg. nie stwierdzono IS réznic w czestosci wystepowania
zdarzen niepozadanych podczas leczenia (TEAEs), zdarzen niepozadanych zwigzanych z leczeniem
(TRAES), ciezkich TEAEs. Nie stwierdzono zgondéw z powodu zdarzen niepozadanych zwigzanych
z leczeniem. W okresie fazy przedtuzonej zgtoszono 4 przypadki zakazen wywotanych przez bakterie
otoczkowe, wtym jeden przypadek pneumokokowego zapalenia ptuc. Do najczesciej raportowanych
zdarzen niepozadanych w ramieniu PEG+SoC nalezaty - goraczka (19%), zapalenie jamy nosowej i gardtfa
(18%), bdl gtowy (13%), nudnosci (10%), kaszel (10%), grypa (10%).

W badaniu NOBLE zdarzenia TRAEs stwierdzono u 3 z 10 pacjentéw leczonych PEG+SoC, w tym
neutropenie, biegunke, wysypke i obrzek w miejscu podania, grype i ostre uszkodzenie nerek.

Zgodnie z ChPL najczestszymi zgtaszanymi dziataniami niepozadanymi u pacjentéw z C3G lub
pierwotnym IC-MPGN leczonych pegcetakoplanem s3 reakcje w miejscu infuzji (33%) i infekcje gornych
drég oddechowych (33%). Najciezszymi dziataniami niepozadanymi s ostre uszkodzenie nerek (13%)
i zapalenie ptuc (9%).

Dane rzeczywistej praktyki klinicznej

Wyniki badania RWE Bassanese 2026 (N=25), przeprowadzone gtéwnie w populacji mtodziezy i mtodych
dorostych opornych na wczesniejsze leczenie immunosupresyjne, wskazuja na poréwnywalng
skutecznos$¢ terapii wzgledem obserwacji z badania VALIANT: stwierdzono redukcje biatkomoczu
$rednio o 71% wzgledem wartosci poczatkowych (w tym remisje u 3 chorych), poprawe eGFR
0 12 ml/min/1,73m2 po 6 mies. i stabilizacje eGFR po 12 mies. Podczas 222 pacjento-miesiecy ekspozycji
stwierdzono dwa zdarzenia niepozadane potencjalnie zwigzane z leczeniem (zapalenie ptuc iréza skory).
Nie stwierdzono zakazen wywotanych przez bakterie otoczkowe ani ciezkich TRAEs.

Ograniczenia

Gtéwnym ograniczeniem analizy jest fakt,iz badanie VALIANT nie dostarcza informacji o wptywie terapii
na twarde punkty koncowe, np. przezycie catkowite, przezycie wolne od transplantacji. Dane
o skutecznosci poréwnawczej dla surogatowych punktéw korncowych, dostepne sa dla krétkiego okresu
obserwacji (26 tyg.), po ktorym nastgpita zmiana leczenia na PEG+SoC. Podobne ograniczenia zwigzane
sg z badaniem NOBLE, a dodatkowo niewielka préba i krotki okres analizy poréwnawczej ograniczajg
mozliwos¢ wnioskowania o skutecznos$ci dtugoterminowej. Dodatkowym ograniczeniem jest brak
zaslepienia danych w obserwacji dtugoterminowej oraz analiza post-hoc, co ogranicza wiarygodnos¢
formutowania jednoznacznych wnioskéw przyczynowo-skutkowych. Dowody z rzeczywistej praktyki
klinicznej pochodzg z niewielkich préb przeprowadzonych w heterogenicznych populacjach.

Pozostate ograniczenia zostaty przedstawione w Analizie Weryfikacyjne;j.

Propozycje instrumentéw dzielenia ryzyka
Zaproponowano instrument dzielenia ryzyka (RSS).



Rekomendacja nr 137/2026 Prezesa AOTMIT z dnia 11 wrzesnia 2026r.

Ocena ekonomiczna, w tym szacunek kosztéw do uzyskiwanych efektéw zdrowotnych

W ramach oceny optacalnoéci przeprowadzono analize kosztéw-uzytecznosci (CUA). Ponizej

przedstawiono wyniki z perspektywy ptatnika publicznego (NFZ). Przyjeto dozywotni horyzont czasowy

analizy.

Oszacowany przez wnioskodawce inkrementalny wspotczynnik kosztéw-uzytecznosci (ICUR) wynidst
PLN/QALY w wariancie z RSS oraz 3711 391 PLN/QALY w wariancie bez RSS. Oszacowane

wartosci znajdujg sie powyzej obowigzujagcego progu optacalnosci (244 821 PLN/QALY).

Dla przedstawionych wspétczynnikéw ICUR progowa cena zbytu netto wynosi PLN/opak.

1 fiolka oraz PLN/opak. 8 fiolek. Oszacowane progowe CZN sa nizsze od cen proponowanych.

Ograniczenia

Gtéwnymi ograniczeniami analizy ekonomicznej s3: ekstrapolacja dtugoterminowa na podstawie

krétkiego okresu obserwacji, przyjete zatozenia o skutecznosci terapii (w tym wptywie na twarde punkty

konicowe), bezpieczenstwie, kosztach itrwatosci efektéow klinicznych, a takze niepewno$¢ dotyczaca

parametryzacji modelu, w tym zatozenia zwigzane z efektem unikniecia dializoterapii i transplantacji

nerki, okreslone na podstawie zréznicowanych zagranicznych Zrédet.

Szczegdlng uwage zwraca sie na wariant analizy wrazliwosci, w ktérym nie uwzgledniono dodatkowego

efektu klinicznego zwigzanego z ,zaoszczedzong nerka” (DSA 68), w ktorym wspdtczynnik ICUR jest

wzgledem wariantu podstawowego ( PLN/QALY w wariancie z RSS), co

wskazuje na wysoka niepewnos$¢ zwigzang z powyzszym zatozeniem.

Obliczenia wtasne Agencji

Analitycy Agencji przeprowadzili dodatkowe obliczenia z zastosowaniem zaktualizowanych danych

kosztowych oraz zmodyfikowali czes¢ parametréw farmakoekonomicznych. Wnioskowanie

o efektywnosci kosztowej nie ulegto zmianie, ICUR w wariancie z RSS wzgledem

wartosci przedstawionej przez wnioskodawce.

Wskazanie czy zachodza okolicznosci, o ktérych mowa w art. 13 ust. 3 ustawy z dnia 12 maja 2011r.
o refundacji lekéw, srodkow spozywczych specjalnego przeznaczenia Zzywieniowego oraz wyrobow
medycznych (Dz.U. 22026 r. poz. 253, z pé6zn. zm.).

W ocenie Agencji nie zachodzg okolicznosci art. 13 ust. 3 ustawy o refundacji.

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

Analiza wptywu na budzet zostata przeprowadzona w dwuletnim horyzoncie czasowym z perspektywy
ptatnika publicznego (NFZ).

Oszacowano liczbe pacjentéw stosujgcych wnioskowang technologie w scenariuszu nowym
na (min. ; maks. ) pacjentéw w | roku oraz (min.  ; maks. ) pacjentow w Il roku
refundaciji.

Wyniki analizy wskazujg, ze objecie refundacjg leku Aspaveli (pegcetakoplan) spowoduje wzrost
wydatkéw ptatnika publicznego o:

® bez uwzglednienia RSS:
o ok. 73,6 min PLN w | roku refundacji;
o ok.263,6 min PLN w Il roku refundacji;

® zuwzglednieniem RSS:

o ok. PLN (min. PLN; maks. PLN) w | roku refundacji;

o ok. PLN (min. PLN; maks. PLN) w Il roku refundacji;
Sktadowa kosztu, stanowigca kwote refundacji produktu leczniczego Aspaveli (pegcetakoplan),
w wariancie z RSS wynosi PLN w I roku oraz PLN w Il roku analizy (tacznie
ok. PLN).

Ograniczenia

W analizie podstawowej wielko$¢ populacji okreslono na podstawie opinii ekspertéw klinicznych,
atempo penetracji rynku na podstawie arbitralnych zatozen. Oszacowania analizy wptywu na budzet
przeprowadzono na podstawie zatozeh analizy ekonomicznej, stad wszelkie ograniczenia analizy
optacalnosci maja przetozenie na oszacowania BIA.
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Stwierdzono znaczne wahania oszacowan w zaleznosci od przyjetych zatozen o wielkosci populacji
docelowej, co stanowi gtéwna watpliwos¢ dotyczaca przeprowadzonej analizy wptywu na budzet.

Deklarowana wielko$s¢ dostaw produktu leczniczego nie zaspokaja zapotrzebowania w wariancie
minimalnym

Wymogiem pozytywnej decyzji refundacyjnej powinno by¢ zaspokojenie dostepnosci leku na
rynku w wielkosci co najmniej okreslonej dla wariantu minimalnego, a optymalnie - dla wariantu
maksymalnego okreslonego w analizie wptywu na budzet.

Obliczenia wtasne Agenciji
Nie dotyczy.

Uwagi do proponowanego instrumentu dzielenia ryzyka

Uwagi do programu lekowego
Sugeruje sie rozwazenie uwag zawartych w AWA.

Nalezy takze zwréci¢ uwage na proponowany zapis dotyczacy umozliwienia przerywania terapii
w przypadku jej skutecznosci (Monitorowanie leczenia oraz ocena skutecznosci leczenia, punkt 2.2.),
ktory nie jest zgodny z opisem produktu w ChPL, tj.: C3G i pierwotne IC-MPGN sq chorobami przewlektymi.
Nie zaleca sie przerwania stosowania tego produktu leczniczego, chyba ze istniejg wskazania kliniczne
do przerwania. Projekt gtéwnego badania (VALIANT) réwniez nie przewidywat przerywania leczenia
ze wzgledu na skutecznosé terapii.

Omowienie rozwigzan proponowanych w analizie racjonalizacyjnej
Nie dotyczy.

Omoéwienie rekomendacji wydawanych w odniesieniu do ocenianej technologii
Rekomendacje kliniczne

Uwzgledniono cztery dokumenty wytycznych klinicznych odnoszacych sie do wnioskowanego wskazania
- KDIGO 2021, ISN 2023 (miedzynarodowe), Noris 2024 (wtoskie) oraz Vivarelli 2022. W odnalezionych
dokumentach nie odniesiono sie wprost do pegcetakoplanu, prawdopodobnie ze wzgledu na niedawng
rejestracje w analizowanym wskazaniu.

Zgodnie z odnalezionymi rekomendacjami, w przypadku pacjentéw z C3G nalezy zapewnié¢ optymalng
kontrole ci$nienia tetniczego z zastosowaniem inhibitoréw RAS, kontrole gospodarki lipidowej, leczenie
immunosupresyjne  w przypadku umiarkowanego Ilub ciezkiego nasilenia choroby okreslonej
na podstawie biatkomoczu lub zmian proliferacyjnych w bioptacie. U pacjentéw z nieskutecznoscia
ww. terapii zaleca sie udziat pacjenta w badaniach klinicznych, w tym zwigzanych z uktadem dopetniacza.
W przypadku IC-MPGN zaleca sie zindywidualizowane podejscie na podstawie przyczyny choroby
odpowiedzialnej za zmiany histopatologiczne - w przypadku chorych z idiopatycznym IC-MPGN zaleca
sie stosowanie inhibitoréw RAS, a w przypadku postaci ciezkich - do leczenia nalezy dotaczy¢ GKS oraz
leki immunosupresyjne.

Rekomendacje refundacyjne

Odnaleziono cztery rekomendacje odnoszace sie do finansowania ocenianej technologii:
CDA-AMC 2025 (pozytywna warunkowo) CIMP 2026 (pozytywna warunkowo), NICE 2026 (negatywna)
oraz Medicinrddet 2026 (negatywna).

W rekomendacjach pozytywnych wskazuje sie na rzadkosc¢ i ciezko$¢ choroby oraz potencjalng wartosc
terapeutyczng leku, réwnoczes$nie zwracajgc uwage na wysokie koszty, co wymaga S$cistego
monitorowania, w tym czestszej oceny zasadnosci kontynuacji refundacji. W dokumencie NICE
(draft rekomendacji negatywnej) wskazuje sie na istotne ograniczenia modelu farmakoekonomicznego
oraz wysoki wspoétczynnik kosztu do efektu, znacznie przekraczajgcy prog optacalnosci dla systemu
brytyjskiego. Poddano réwniez w watpliwos¢ implementacje korzysci z zaoszczedzenia nerki
i przeszczepienia jej innemu pacjentowi. Podobne stanowisko zajeta duriska Medicinradet, wskazujac
na wysokie koszty ocenianej technologii i niepewnos¢ dtugoterminowych efektow.



Rekomendacja nr 137/2026 Prezesa AOTMIT z dnia 11 wrzesnia 2026r.

Odnaleziono réwniez oceny G-Ba 2026, w ktérych wskazano na prawdopodobng dodatkowg korzysé
kliniczng stosowania pegcetakoplanu w obu populacjach, o wielkos$ci niemozliwej do oszacowania - ze
wzgledu na jakos¢ dostarczonych dowodéw naukowych.

Wedtug informacji przedstawionych przez wnioskodawce produkt leczniczy Aspaveli (pegcetakoplan)
jest finansowany w 5 krajach UE i EFTA (na 30 wskazanych).

Podstawa przygotowania rekomendacji

Rekomendacja zostata przygotowana na podstawie zlecenia z dnia 30 czerwca 2026 r. Ministra Zdrowia (znak pisma:
PLR.4500.285.2026.16.ZLE i PLR.4500.286.2026.14.ZLE), w sprawie przygotowania rekomendacji Prezesa
w sprawie objecia refundacja produktu Aspaveli (pegcetakoplan) we wskazaniu: leczenie pacjentéw w wieku >12 lat
z glomerulopatig C3 (C3G) lub pierwotnym btoniasto-rozplemowym ktebuszkowym zapaleniem nerek zkompleksami
immunologicznymi (IC-MPGN), w skojarzeniu z inhibitorem uktadu renina-angiotensyna (RAS), chyba zZe leczenie
inhibitorem RAS nie jest tolerowane lub jest przeciwwskazane, w ramach nowego programu lekowego ,Leczenie
pacjentow z glomerulopatia C3 (C3G) lub pierwotnym btoniasto-rozplemowym ktebuszkowym zapaleniem nerek
zwigzanym z dysregulacja dopetniacza (IC-MPGN) (ICD-10: N03.5, NO5.5)..” napodstawie art. 35 ust 1. ustawy
zdnia 12 maja 2011 roku o refundacji lekdw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz
wyrobéw medycznych (Dz.U. z 2026 r. poz. 253, z pdzn. zm.), po uzyskaniu stanowiska Rady Przejrzystosci
nr 131/2026 z dnia 7 wrzesnia 2026 r.

Pismiennictwo

1. Stanowisko Rady Przejrzystosci nr 131/2026 z dnia 7 wrzesnia 2026 r. w sprawie oceny leku Aspaveli
(pegcetakoplan) w ramach programu lekowego ,Leczenie pacjentéw z glomerulopatig C3 (C3G) lub pierwotnym
btoniasto-rozplemowym ktebuszkowym zapaleniem nerek zwigzanym z dysregulacjg dopetniacza (IC MPGN)
(ICD-10: N03.5, N05.5)"

2. Whniosek o objecie refundacja leku Aspaveli (pegcetakoplan) w ramach nowego programu lekowego ,Leczenie
pacjentow z glomerulopatia C3 lub pierwotnym btoniasto-rozplemowym ktebuszkowym zapaleniem nerek
zwigzanym z dysregulacja (ICD-10: N03.5, NO5.5)". Analiza weryfikacyjna OTAP.4131.8.2026. Data ukonczenia:
26 sierpnia 2026 r.



