Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

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

Rada Przejrzystosci uznaje za niezasadne objecie refundacjg produktu

leczniczego:

e Aspaveli (pegcetacoplanum), roztwor do infuzji 54 mg/ml, 1 fiol,
GTIN: 07350031443950,

e Aspaveli (pegcetacoplanum), roztwér do infuzji 54 mg/ml, 8 fiol.,
GTIN: 07350031443967,

w ramach programu lekowego , Leczenie pacjentow z glomerulopatiq C3 (C3G)
lub pierwotnym bfoniasto-rozplemowym ktebuszkowym zapaleniem nerek
zwigzanym z dysregulacjq dopetniacza (IC MPGN) (ICD-10: N03.5, NO5.5)”.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Przedmiotem zlecenia Ministra Zdrowia jest ocena zasadnosci objecia refundacjq
produktu leczniczego Aspaveli (pegcetacoplanum) we wskazaniu: leczenie
pacjentow w wieku 212 lat z glomerulopatiq C3 (C3G) lub pierwotnym btoniasto-
rozplemowym  ktebuszkowym  zapaleniem  nerek z  kompleksami
immunologicznymi (IC-MPGN), w skojarzeniu z inhibitorem uktfadu renina-
angiotensyna (RAS), chyba ze leczenie inhibitorem RAS nie jest tolerowane
lub jest przeciwwskazane, w ramach nowego programu lekowego , Leczenie
pacjentow z glomerulopatiq C3 (C3G) lub pierwotnym btoniasto-rozplemowym
ktebuszkowym zapaleniem nerek zwigzanym z dysregulacjq dopetniacza
(IC-MPGN). Wnioskowane wskazanie refundacyjne jest zgodne ze wskazaniem
rejestracyjnym. Produkt Aspaveli zostat dopuszczony do obrotu przez EMA dnia
13.12.2021 r, natomiast wnioskowane wskazanie zostato zatwierdzone dnia
15.01.2026 r. Produkt Aspaveli uzyskat status leku sierocego.

Substancjg czynnqg produktu leczniczego Aspaveli jest pegcetakoplan, ktory jest
inhibitorem dopetniacza C3. Podawany jest 2 razy w tygodniu w postaci infuzji
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podskornej za pomocqg strzykawkowej pompy infuzyjnej lub umieszczonego
na ciele systemu do podawania leku.

Glomerulopatia C3 (C3G) oraz pierwotne bfoniasto-rozplemowe ktebuszkowe
zapalenie nerek z kompleksami immunologicznymi (IC-MPGN) sq ultrarzadkimi,
postepujgcymi chorobami nerek zwigzanymi z nieprawidfowq aktywacjq uktadu
dopetniacza. Obraz kliniczny obejmuje biatkomocz, krwinkomocz i stopniowe
pogarszanie funkcji nerek. Choroby mogq prowadzi¢c do schytkowej
niewydolnosci  nerek,  dializoterapii  lub  przeszczepienia;  nawroty
po transplantacji sq czeste. Eksperci kliniczni oceniajq, ze liczba chorych z C3G
wynosi od kilkudziesieciu do ok. 100 osob, a z IC-MPGN ok. 40-60 osdb. Standard
leczenia obejmuje terapie nefroprotekcyjnqg (w tym inhibitory uktadu renina-
angiotensyna-aldosteron), immunosupresje oraz nowe terapie ukierunkowane
na hamowanie uktadu dopetniacza.

Za komparatory dla wnioskowanej technologii uznano leczenie standardowe/
leczenie wspomagajgce (SoC/BSC), co odzwierciedla aktualng praktyke kliniczng
i refundacyjng w Polsce.

Produkt Aspaveli byt juz oceniany przez AOTMIT. Rada Przejrzystosci
w stanowisku nr 38/2023 z 3 kwietnia 2023 r. uznata za zasadne objecie
refundacjq leku Aspaveli w ramach programu lekowego B.96 dotyczgcego
leczenia nocnej napadowej hemoglobinurii (PNH); produkt ten jest obecnie
refundowany w powyzszym programie.

Dowody naukowe

Ocena skutecznosci klinicznej pegcetakoplanu (PEG) opiera sie przede wszystkim
na wynikach badania Ill fazy, RCT VALIANT (N=124), obejmujgcego pacjentow
z C3G lub pierwotnym IC-MPGN w wieku =12 lat. W badaniu wykazano istotng
statystycznie przewage PEG + SoC nad placebo (PLC) + SoC w zakresie
pierwszorzedowego punktu kornicowego, tj. redukcji biatkomoczu mierzonego
wskaznikiem UPCR po 26 tyg. leczenia (réznica wzgledna 68,1% [95%Cl: 57,3;
76,2] p<0,001). Odnotowano sredni spadek biatkomoczu ok. 67% w grupie PEG +
SoC vs 3% w grupie PLC + SoC. Korzysci obserwowano rowniez dla kluczowych
drugorzedowych punktéw koncowych, w tym ztozonego punktu koricowego
nerkowego (49% vs 3%; RR=14,4 [95%CI: 3,7, 56,9] p<0,001) oraz odsetka
pacjentow osiggajgcych >250% redukcje UPCR (60% vs 5%; RR=12,0 [95%CI: 4;
36,1] p<0,001). W obserwacji 52-tygodniowej utrzymywata sie redukcja
biatkomoczu oraz wzgledna stabilizacja funkcji nerek, jednak faza przedtuzona
miata charakter otwarty.

Uzupetniajgcych danych dostarczyto RCT NOBLE (N=13) w populacji pacjentow
z nawrotem choroby po przeszczepieniu nerki. Zaobserwowano korzystny wptyw
PEG na parametry aktywnosci choroby, w tym redukcje odktadania ztogow C3c
w biopsji nerki oraz zmniejszenie biatkomoczu, jednak ze wzgledu na matg
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liczebnos¢ populacji, krotki okres randomizowanej obserwacji (12 tyg.) oraz jej
eksploracyjny charakter wyniki nalezy interpretowac ostroznie.

Dowodow z rzeczywistej praktyki klinicznej dostarczyto badanie obserwacyjne
Bassanese 2026 (N=25); jego wyniki potwierdzity obserwacje z ww. badan
randomizowanych.

Ocena bezpieczenstwa PEG opierata sie gtdwnie na wynikach RCT VALIANT oraz
uzupetniajgco RCT NOBLE. Wyniki tych badan wskazujq, ze stosowanie PEG + SoC
wiqze sie z akceptowalnym profilem bezpieczeristwa, bez wyraZznego zwiekszenia
ryzyka zdarzen niepozgdanych wzgledem standardowego postepowania.

Ograniczenia analizy wynikajq przede wszystkim z ultrarzadkiego charakteru C3G
i pierwotnego IC-MPGN, co przetozyto sie na niewielkq liczebnos¢ populacji
w dostepnych badaniach. Nie odnaleziono przeglgdow systematycznych
ani metaanaliz, zatem wnioskowanie oparto na badaniach pierwotnych. Nadal
brakuje dftugoterminowych badan kontrolowanych pozwalajgcych oceni¢ wptfyw
leczenia na twarde punkty koncowe, takie jak schytkowa niewydolnosc¢ nerek,
koniecznosc¢ dializoterapii, utrata przeszczepu czy smiertelnosc.

Wytyczne kliniczne

Aktualne wytyczne miedzynarodowe (KDIGO 2021 & ISN 2023) wskazujg,
Ze podstawq leczenia pacjentow z C3G i pierwotnym IC-MPGN pozostaje leczenie
nefroprotekcyjne obejmujqce inhibitory ukfadu renina-angiotensyna-aldosteron
oraz postepowanie spowalniajgce progresje przewlektej choroby nerek. Nowe
zalecenia eksperckie coraz szerzej uwzgledniajq inhibitory dopetniacza jako
terapie ukierunkowane na patomechanizm choroby (Noris 2024, Vivarelli 2022).

Problem ekonomiczny

Na podstawie przeprowadzonej analizy ekonomicznej stwierdzono, ze wartosc
ICUR w wariancie bez zastosowanego RSS wyniosta ok. 3,71 min PLN/QALY,
a w wariancie z RSS — . Wyniki analizy wptywu na budzet
wskazujq, ze finansowanie wnioskowanej technologii ze srodkdw publicznych
w ramach zatgczonego projektu programu lekowego bedzie generowac

w wariancie
z RSS. W wariancie bez RSS wzrost wydatkow oszacowano na 73,6 min PLN
w | roku oraz 263,6 min PLN w Il roku refundacji.

Rekomendacje refundacyjne

Odnaleziono szes¢ zagranicznych rekomendacji refundacyjnych dotyczqcych
PEG we wnioskowanym wskazaniu: dwie warunkowo pozytywne (CDA-AMC
2026, CIPM 2026), dwie negatywne (wstepna-NICE 2026 oraz Medicinradet
2026) oraz dwa stanowiska G-Ba 2026 wskazujgce na prawdopodobng
dodatkowq korzysc kliniczng o nieokreslonej wielkosci. Rekomendacje pozytywne
uzasadniono wykazang przewagq PEG + SoC nad PLC + SoC w zakresie redukcji
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biatkomoczu oraz potencjalnym wptywem na spowolnienie pogarszania funkcji
nerek, przy porownywalnym profilu bezpieczenstwa,; refundacje uzalezniono
m.in. od obnizenia ceny leku. Wstepna negatywna rekomendacja NICE byta
zwigzana przede wszystkim z niepewnosciq analizy ekonomicznej oraz
niekorzystnym stosunkiem kosztow do efektow zdrowotnych. Negatywng
rekomendacje duriskq wydano w oparciu o niepewne dfugoterminowe korzysci
kliniczne oraz nieakceptowalnq efektywnosc kosztowaq.

Produkt leczniczy Aspaveli w ocenianym wskazaniu jest finansowany w 5 krajach
UE i EFTA (Austria, Czechy, Stowenia, Islandia i Niemcy).

Gtowne argumenty decyzji:

e Brak kontrolowanych badar dtugoterminowych.
e Brak efektywnosci kosztowej.

e Bardzo wysoki koszt terapii.

e Finansowanie tylko w pieciu krajach UE i EFTA.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt. 2 ustawy o refundacji lekédw, Srodkéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2026 r. poz. 253), w zw. z art. 31s
ust. 6 pkt 2 ustawy z 27 sierpnia 2004 r. o Swiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw
publicznych (Dz. U. z 2025 r., poz. 1461), z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej nr: OTAP.4131.8.2026
»Whniosek o objecie refundacjg leku Aspaveli (pegcetakoplan) w ramach nowego programu lekowego »Leczenie
pacjentdw z glomerulopatia C3 lub pierwotnym btoniasto-rozplemowym ktebuszkowym zapaleniem nerek
zwigzanym z dysregulacja (ICD-10: N03.5, N05.5)«”, data ukoriczenia: 26.08.2026 r.



KARTA NIEJAWNOSCI

Dane zakreslone kolorem Zoltym stanowiq informacje publiczne podlegajqce wylqczeniu
ze wzgledu na tajemnice przedsigbiorcy (Swedish Orphan Biovitrum AB (publ)).

Zakres wylgczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem Swedish Orphan Biovitrum AB
(publ) o 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 wylgczenia jawnosci: Swedish Orphan Biovitrum
AB (publ).



