Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 137/2026 z dnia 21 wrzesnia 2026 roku
w sprawie zasadnosci wydawania zgdd na refundacje leku RADICUT
Oral Suspension 2.1%, (edaravone) we wskazaniu: stwardnienie
zanikowe boczne

Rada Przejrzystosci uznaje za niezasadne wydawanie zgdd na refundacje leku
RADICUT Oral Suspension 2.1% (edaravone), zawiesina doustna 105 mg/5 mi,
we wskazaniu: stwardnienie zanikowe boczne.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Dotyczy wyrazenia opinii w sprawie zasadnosci wydawania zgody na refundacje
produktu leczniczego RADICUT Oral Suspension 2.1%, Edaravone, zawiesina
doustna 105 mg/5 ml we wskazaniu: stwardnienie zanikowe boczne.

W zleceniu MZ nie doprecyzowano, czy wnioskowany import docelowy
ma charakter jednorazowy, czy tez planowane jest jego cykliczne powtarzanie;
jakie produkty lecznicze pacjent przyjmuje obecnie lub przyjmowat dotychczas
w leczeniu przedmiotowej choroby oraz czy wszystkie dostepne i uzasadnione
klinicznie opcje terapeutyczne zostaty juz wyczerpane, a takze z jakich wzgledow
rozwazane jest zastosowanie postaci doustnej produktu leczniczego zamiast
postaci dozylnej, w szczegdlnosci czy wystepujq przeciwwskazania, ograniczenia
lub trudnosci zwigzane z podawaniem leku drogq dozylng.

Substancja czynna edarawon (edaravonum), ale w innej postaci tj. roztworu do
wstrzykiwan byta przedmiotem wczesniejszych ocen AOTMIT w leczeniu
stwardnienia zanikowego bocznego (ALS). W 2017, 2021 i 2025 stanowisko Rady
Przejrzystosci i rekomendacja Prezesa AOTMIT byty negatywne.

Argumentami przemawiajgcymi za negatywnq opinig byt brak dowodow
skutecznosci klinicznej we wnioskowanym wskazaniu, petnej dfugotrwatej
analizy bezpieczeristwa oraz niepewnosc¢ oszacowania wptywu refundacji leku na
bud:zet.
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Obecna ocena dotyczy innej postaci farmaceutycznej produktu Radicut,
tj. zawiesina doustna.

Produkt leczniczy RADICUT Oral Suspension 2.1% nie jest dopuszczony do obrotu
na terytorium Rzeczpospolitej Polskiej. W Japonii preparat RADICUT Oral
Suspension 2,1% (edarawon) uzyskat pozwolenie na dopuszczenie do obrotu 23
grudnia 2022 r. w leczeniu pacjentow z ALS. Doustna postac¢ edarawonu jako
Radicava ORS (edaravone oral suspension), zostata takze zatwierdzona przez
FDA w 2022 r. do leczenia dorostych pacjentow z ALS, jako alternatywa
dla wczesniej zatwierdzonej postaci dozylne;.

W Polsce w leczeniu stwardnienia zanikowego bocznego refundowany jest
obecnie jeden produkt leczniczy zawierajqcy riluzol — Riluzol PMCS — dostepny
w ramach wykazu Al lekdw refundowanych dostepnych w aptece na recepte.
Riluzol stanowi standard farmakologicznego leczenia ALS i jest jedyng
powszechnie dostepnq oraz refundowanq terapiq modyfikujgcq przebieg
choroby.

Dowody naukowe

Dostepne dowody naukowe dotyczqce zastosowania produktu RADICUT Oral
Suspension 2.1% w leczeniu stwardnienia zanikowego bocznego obejmujq
badanie biorownowaznosci przeprowadzone z udziatem zdrowych ochotnikow
(Shimizu 2021), badanie | fazy oceniajgce parametry farmakokinetyczne
i bezpieczenstwo doustnej zawiesiny edarawonu u pacjentow z ALS, w tym
po podaniu  doustnym oraz przez zgtebnik PEG (Shimizu 2023),
dwa jednoramienne  badania  kliniczne  dotyczqce  dfugoterminowego
bezpieczenstwa i tolerancji leczenia (MT-1186-A01/Genge 2023 oraz badanie
przedfuzone MT-1186-A03/Genge 2025), a takze analize skutecznosci
z wykorzystaniem zewnetrznej historycznej grupy kontrolnej z bazy PRO-ACT
dopasowanej metodq propensity score matching (Takahashi 2025). W ramach
dodatkowych danych uwzgledniono przeglgd systematyczny dotyczqcy
edarawonu, obejmujgcy gtownie postac dozylng (Nourelden 2023), analize
zgtoszen zdarzen niepozgdanych z bazy FAERS porownujgcq postac doustng
i dozylng (Ge 2026) oraz informacje dotyczgce bezpieczerstwa na podstawie
dokumentu informacyjnego dla pacjentow. Nie odnaleziono randomizowanych
badarn klinicznych z grupq kontrolng oceniajgcych skutecznosc i bezpieczeristwo
doustnej postaci edarawonu u pacjentow z ALS.

Dostepne dane naukowe wskazujq, ze doustna postac edarawonu umozliwia
uzyskanie catkowitej ekspozycji ogdlnoustrojowej porownywalnej z postacig
dozylnqg oraz charakteryzuje sie profilem bezpieczeristwa zasadniczo zgodnym
z dotychczas znanym profilem edarawonu i przebiegiem ALS. Dane kliniczne
dotyczgce skutecznosci doustnego edarawonu majq jednak ograniczong
wiarygodnosé, poniewaz nie pochodzq z randomizowanych badan
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kontrolowanych, a gtédwne badania kliniczne byty ukierunkowane przede
wszystkim na ocene bezpieczenstwa i tolerancji leczenia.
Whioskowanie o skutecznosci opiera sie gtdwnie na analizie z historyczng grupg
kontrolng, obarczonej ryzykiem bfedu selekcji, wpfywu niezmierzonych
czynnikow  zakfdcajgcych oraz ograniczonej pordwnywalnosci populacji.
Dodatkowe dane z przeglqdu Nourelden 2023 dotyczq przede wszystkim dozylnej
postaci edarawonu, dlatego mogqg miec jedynie pomocnicze znaczenie dla oceny
postaci doustnej; jednoczesnie wskazujg, ze w wiekszosci badan edarawon
stosowano tgcznie z riluzolem.

W analizie Takahashi 2025 skutecznos¢ doustnego edarawonu oceniano
z wykorzystaniem zewnetrznej historycznej grupy kontrolnej z bazy PRO-ACT,
dopasowanej metodq PSM. W grupie leczonej doustnym edarawonem
obserwowano dtuisze przezycie oraz mniejsze pogorszenie sprawnosci
funkcjonalnej ocenianej w skali ALSFRS-R w pordwnaniu z historyczng grupq
kontrolng. W analizie obejmujqcej 78 pacjentow ryzyko zgonu byfo nizsze o 84%
(HR=0,16; 95% Cl: 0,04-0,56), natomiast w analizie post hoc obejmujqcej szerszq
populacje 210 pacjentow - o 66% (HR=0,34;, 95% Cl: 0,22-0,52).
Odnotowano rowniez istotnie mniejsze pogorszenie wyniku ALSFRS-R po 48
tygodniach obserwacji. Wyniki te mogq wskazywacé na potencjalnqg korzysc
kliniczng zwiqgzang ze stosowaniem doustnego edarawonu, jednak ze wzgledu na
brak randomizacji, wykorzystanie historycznej zewnetrznej grupy kontrolnej,
mozliwe roznice w standardzie opieki i populacjach oraz ryzyko wptywu
niekontrolowanych czynnikow zaktdcajgcych nie pozwalajg na jednoznaczne
potwierdzenie zwiqzku przyczynowego miedzy leczeniem a obserwowanymi
efektami.

Wytyczne kliniczne:

Sposrdod czterech zidentyfikowanych dokumentow w trzech rekomenduje
sie lub dopuszcza mozliwos¢ zastosowania edarawonu u wybranych pacjentow
Z ALS (JSN 2026, PACTALS 2025, GSN 2023), gtownie w kontekscie potencjalnego
spowolnienia pogorszenia funkcjonalnego. W jednym dokumencie (EAN 2024)
nie rekomenduje sie stosowania edarawonu poza badaniami klinicznymi,
wskazujgc na ograniczong jakosc¢ dostepnych dowoddw naukowych.

Problem ekonomiczny

Oszacowany roczny koszt stosowania produktu RADICUT® Oral Suspension 2,1%
u jednego pacjenta z perspektywy ptatnika publicznego wynosi okofo 50 tys. PLN.

Liczebnos¢ populacji docelowej oszacowana na podstawie danych z NFZ
dotyczqcych liczby refundowanych opakowan riluzolu w 2024 r oszacowano
na okoto 1 421 pacjentow. Przy zatozeniu, ze edarawon otrzymywatoby 87%
populacji obecnie leczonej riluzolem (1236 pacjentow), catkowity koszt dla
ptatnika publicznego wyniostby okoto 62 min PLN rocznie. Natomiast przy
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zatoZzeniu objecia leczeniem catej populacji stosujgcej riluzol (1 421 pacjentdow),
catkowity koszt wynidstby okoto 71 min PLN rocznie.

Przedstawione oszacowania majq charakter poglgdowy. Ograniczenia analizy
wynikajq z przyjecia ceny produktu leczniczego obowiqzujgcej w japonskim
systemie NHI, braku uwzglednienia ewentualnych rdznic mechanizmow
finansowania, marz, sposobu rozliczania swiadczern i potencjalnych
instrumentow dzielenia ryzyka, ktore mogtyby wpfywac na rzeczywisty koszt
dla ptatnika publicznego.

Niepewnosc¢ dotyczy rowniez oszacowania liczebnosci populacji docelowej.
Dodatkowo w analizie zatozono ciggte stosowanie leku zgodnie ze schematem
dawkowania, bez uwzglednienia przerw w leczeniu, zmiennej adherencji,
zgonow, rozpoczynania lub zakoniczenia terapii w trakcie roku ani pacjentow,
ktdrzy potencjalnie mogliby kwalifikowac sie do leczenia edarawonem, ale nie
stosujq riluzolu.

Dodatkowo nie podano kosztow inkrementalnych zwigzanych z zamiang jednego
refundowanego leku (riluzol) na lek wnioskowany.

Gtowne argumenty decyzji

e Niska jakos¢ badar naukowych ze wzgledu na brak badan randomizowanych
i bezposrednio porownujgcych skutecznosc i bezpieczenstwo z refundowanym
komparatorem.

e Trudny do oszacowania wptyw na budzet ptfatnika w zwiqzku z brakiem
kryteriow dostepu do leku i nieznang liczebnoscig populacji docelowe;.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 31h ust. 2 w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 1 ustawy z 27 sierpnia 2004 r.
o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2025 r. poz. 1461) oraz
wzw. zart. 39 ust. 3 ustawy z 12 maja 2011 r. o refundacji lekow, Srodkéw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2026 r. poz. 253), z uwzglednieniem raportu
nr: DWOK.414.5.2026 ,RADICUT Oral Suspension 2.1%, (Edaravone), zawiesina doustna we wskazaniu:
stwardnienie zanikowe boczne”; data ukonczenia: 17.09.2026 r.



