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Prezesa Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji
w sprawie zasadnosci wydawania zgod na refundacje produktu leczniczego
Opzelura (ruksolitynib) we wskazaniu: bielactwo nabyte

Prezes Agencji rekomenduje objecie refundacja produktu leczniczego Opzelura (ruksolitynib)
we wskazaniu: bielactwo nabyte.

Uzasadnienie

Ocena dotyczy zbadania zasadnosci wydawania zgdéd na refundacje w ramach importu docelowego
produktu leczniczego Opzelura (ruksolitynib), krem 15 mg/g, we wskazaniu: bielactwo nabyte
na potrzeby indywidualnego pacjenta w oparciu o zatagczong informacje z dokumentacji medycznej
pacjenta. Biorac pod uwage powyzsze, przedmiotem oceny Agencji byta dtugoterminowa kontynuacja
stosowania ruksolitynibu, u pacjentéw z bielactwem nabytym obejmujacym gtéwnie skoére twarzy,
u ktérych stosowane miejscowo kortykosteroidy i inhibitory kalcyneuryny oraz fototerapia UVB
sg niewystarczajace lub nieodpowiednie.

W przypadku wnioskowanego wskazania, nalezy uznac, ze wyczerpano wszystkie mozliwe opcje leczenia
refundowane przez ptatnika publicznego.

Produkt leczniczy Opzelura jest zarejestrowany przez European Medicines Agency (EMA) do stosowania
w leczeniu niesegmentowego bielactwa z zajeciem twarzy u dorostych i mtodziezy od 12. roku zycia.
Ze wzgledu na niedostepnosé w krajowym obrocie jest sprowadzany z zagranicy zgodnie z art. 4 ustawy
z dnia 6 wrzesnia 2001 r. Prawo farmaceutyczne (Dz. U. z 2025 r. poz. 750, z pézn. zm.). W 2025 r.
produkt leczniczy Opzelura byt sprowadzony w ramach importu docelowego dla 3 pacjentéw, jednak
bez zgody na refundacje.

Produkt leczniczy Opzelura byt przedmiotem oceny Agencji w leczeniu bielactwa nabytego w 2024 roku
(zlecenie nr 9/2024). Oceniane wskazanie byto szersze niz wskazanie aktualnie oceniane i nie byto
zawezone w sposob, jak przedstawiono powyzej. Wsrdd argumentow negatywnej rekomendacji Prezesa
z 2024 r. wskazano m.in. brak danych dotyczacych oceny skutecznosci leku wzgledem nosnika kremu
w dtuzszym okresie obserwacji niz 24 tygodnie, brak bezposredniego odniesienia w wytycznych
klinicznych do wnioskowanej substancji czynnej, a takze wysoki koszt leczenia oraz duzg niepewnos¢
dotyczaca wielkosci populacji docelowej i rzeczywistego zuzycia leku, przektadajaca sie na znaczna
niepewnos¢ oszacowan wptywu na budzet ptatnika publicznego.

W ramach aktualizacji oceny odnaleziono dowody naukowe wskazujace na skutecznos¢ ocenianej terapii
w dtuzszym horyzoncie czasowym (dostepne dane dla okresu obserwacji do 156 tygodni,
brak poréwnania z nosnikiem) i akceptowalny profil bezpieczenstwa bez nowych sygnatow
bezpieczeristwa. Ponadto terapia jest zalecana w najnowszych wytycznych klinicznych. Amerykanski
konsensus ekspertéw Renert-Yuval 2024 wskazuje, ze miejscowe inhibitory JAK moga by¢ rozwazane
jako leczenie pierwszego lub drugiego rzutu. Kanadyjski konsensus ekspertéw Prajapati 2025 wsrdd
strategii repigmentacji i/lub stabilizacji choroby wsréd zalecanego leczenia miejscowego wskazuje
inhibitory JAK (w tym ruksolitynib), ktore mozna rozwazy¢ jako monoterapie pierwszego rzutu w leczeniu
kazdej postaci bielactwa (poziom zgodnosci: 100%).

Szacunkowa cena netto sprzedazy do apteki, zawierajaca marze hurtowa, produktu leczniczego Opzelura,
ruksolitynib, krem 15 mg/g, tuba 100 g, wynosi ok. 4 057,76 PLN. Roczny koszt leczenia jednego
pacjenta to ok. 9,0 tys. PLN w wariancie minimalnym, zaktadajacym zuzycie 200 g, ok. 74,2 tys. PLN
w wariancie zaktadajgcym zuzycie 1 653 g (zuzycie oszacowane na podstawie badania klinicznego).

Zdaniem ekspertéw ruksolitynib moze stanowié¢ warto$ciowag opcje terapeutyczng u pacjentow
z bielactwem niesegmentalnym, szczegdlnie w przypadku zajecia twarzy oraz niesatysfakcjonujacej
odpowiedzi na dotychczasowe leczenie.
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Uwzgledniajgc wnioski ptyngce z przeprowadzonych analiz, wytyczne kliniczne, dtugoterminowe
dowody skutecznosci i bezpieczenstwa, wyczerpanie dostepnych refundowanych opcji terapeutycznych
oraz niewielka liczebno$¢ populacji, ktérej miataby dotyczy¢ refundacja, wedtug informacji przekazanych
przez Ministra Zdrowia, finansowanie produktu leczniczego Opzelura we wnioskowanym wskazaniu
uznaje sie za zasadne.

Przedmiot wniosku

Zlecenie Ministra Zdrowia dotyczy oceny zasadnosci wydawania zgdédd na refundacje produktu
leczniczego Opzelura (ruksolitynib) we wskazaniu: bielactwo nabyte na potrzeby indywidualnego
pacjenta w oparciu o zataczona informacje z dokumentacji medycznej pacjenta. Bioragc pod uwage
powyzsze, przedmiotem oceny Agencji byta dtugoterminowa kontynuacja stosowania ruksolitynibu,
u pacjentow z bielactwem nabytym obejmujacym gtéwnie skére twarzy, u ktérych stosowane miejscowo
kortykosteroidy i inhibitory kalcyneuryny oraz fototerapia UVB s3g niewystarczajace lub nieodpowiednie.

Produkt leczniczy Opzelura jest zarejestrowany przez European Medicines Agency (EMA) do stosowania
w leczeniu niesegmentowego bielactwa z zajeciem twarzy u dorostych i mtodziezy od 12. roku zycia.
Ze wzgledu na niedostepnos$¢ w krajowym obrocie jest sprowadzany z zagranicy zgodnie z art. 4 ustawy
z dnia 6 wrzeénia 2001 r. Prawo farmaceutyczne (Dz. U. z 2025 r. poz. 750, z pézn. zm.). W 2025 r.
produkt leczniczy Opzelura byt sprowadzony w ramach importu docelowego dla 3 pacjentow, jednak
bez zgody na refundacje.

Problem zdrowotny

Bielactwo nabyte (ang. vitiligo) jest ogdlnoustrojowa, idiopatyczng chorobg skoéry, charakteryzujaca sie
wystepowaniem ostro odgraniczonych, odbarwionych plam spowodowanych utratg lub uszkodzeniem
funkcji melanocytéw. Wsréd postaci klinicznych wyrdznia sie: bielactwo segmentalne (ang. segmental
vitiligo, SV), bielactwo niesegmentalne (ang. non-segmental vitiligo, NSV) oraz bielactwo
niesklasyfikowane.

Najczesciej wystepuje typ niesegmentalny (85-90%), ktéry moze rozpoczaé sie w dziecinstwie,
ale czesciej pojawia sie w wieku dorostym. Charakteryzuje sie dodatnim wywiadem osobniczym
i rodzinnym w kierunku zaburzen autoimmunologicznych. Zmiany bielacze wystepujg gtownie
w miejscach urazu (objaw Koebnera). Leczenie chirurgiczne w tym typie bielactwa cechuje sie niewielka
skutecznoscia, czeste sa tez nawroty choroby (PTDerm 2019).

Alternatywna technologia medyczna

W przypadku ocenianego wskazania, tj. dtugoterminowej kontynuacji stosowania ruksolitynibu,
u pacjentow z bielactwem nabytym obejmujgcym gtéwnie skére twarzy, u ktérych stosowane miejscowo
kortykosteroidy i inhibitory kalcyneuryny oraz fototerapia UVB s3 niewystarczajace lub nieodpowiednie,
nalezy uznac, ze wyczerpano wszystkie mozliwe opcje leczenia refundowane przez ptatnika publicznego.

Opis wnioskowanego swiadczenia

Produkt leczniczy Opzelura dostepny jest w postaci kremu. Jeden gram kremu zawiera 15 mg
ruksolitynibu (w postaci fosforanu). Ruksolitynib jest inhibitorem kinazy Janusowej (JAK) z wybiorczoscia
wzgledem izoform JAK1 i JAK2.

Zalecana dawka to cienka warstwa kremu naktadana dwa razy na dobe na odbarwione obszary skéry
maksymalnie do 10% powierzchni ciata (ang. body surface area, BSA), przy zachowaniu minimum
8-godzinnego odstepu pomiedzy dwoma zastosowaniami ruksolitynibu w kremie. Ruksolitynib nalezy
stosowad na najmniejszym niezbednym obszarze skéry. Nie nalezy stosowad wiecej niz dwdch tub
o wadze 100 gramdéw na miesigc.

Wedtug Charakterystyki Produktu Leczniczego (ChPL) osiggniecie zadowalajacej repigmentacji moze
wymagac leczenia dtuzszego niz przez 24 tygodnie. Jezeli w 52 tygodniu wystepuje mniej niz 25%
repigmentacji w obszarach leczonych, nalezy rozwazy¢ przerwanie leczenia. Po uzyskaniu zadowalajace;j
repigmentacji leczenie na tych obszarach mozna przerwac. Jesli odbarwienie wystapi ponownie
po przerwaniu leczenia, leczenie mozna wznowic na obszarach zajetych przez chorobe.

Ocena skutecznosci (klinicznej oraz praktycznej) i bezpieczenstwa

W raporcie z 2024 r. ocena skutecznosci klinicznej i bezpieczenstwa przeprowadzona byta na podstawie
wynikéw badan RCT poréwnujacych stosowanie ruksolitynibu (RUX) z nosnikiem kremu (VEH):
NCT03099304 (Rosmarin 2020), NCT04052425 (TRuE-V1), NCT04057573 (TRUE-V2), NCT04530344
(TRUE-V LTE) - kontynuacja badan TRUE-V1 i TRUE-V2 (dane z clinicaltrials.gov). Na potrzeby niniejszej
oceny w ramach aktualizacji przegladu pismiennictwa odnaleziono:
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- trzy publikacje przedstawiajace wyniki fazy przedtuzonej badan: NCT03099304 (Harris 2024);
NCT04530344: TRuE-V1 (Harris 2025), TRUE-V2 (Harris 2026);

- zbiorczg analize dotyczacy bezpieczenstwa ruksolitynibu opartg na danych z badarh TRuE-V1, TRUE-V2
oraz TRuE-V LTE (Rosmarin 2025);

- analize post hoc badah TRUE-V1 i TRUE-V2 (Seneschal 2025).
Skutecznosc

Wyniki z otwartej fazy badania RCT NCT03099304 (od 52. do 156 tyg.) przedstawione w publikacji
Harris 2024 wykazaty, ze w podgrupie pacjentéw randomizowanych do leczenia ruksolitynibem odsetek
pacjentéw osiggajacych odpowiedzZ oceniang przy pomocy skal F-VASI - Facial Vitiligo Area Scoring Index
(wskaznik nasilenia bielactwa w obrebie twarzy) i T-VASI - Total Vitiligo Area Scoring Index (wskaznik
nasilenia bielactwa dla catego ciata) wzrastat wraz z czasem trwania leczenia. Po 156 tygodniach odsetek
pacjentéw osiggajacych F-VASI50, F-VASI75 i F-VASI90 wynosit odpowiednio 100,0%, 88,9% i 66,7%
(vs 57,6%, 51,5% i 33,3% w 52. tygodniu), natomiast dla T-VASI50 i T-VASI75 wynosit odpowiednio
77,8%133,3% (vs 36,4% i 12,1% w 52. tygodniu).

W analizie obejmujacej pacjentéw, ktérzy osiagneli odpowiedz F-VASI?0 w 52. tygodniu leczenia,
wykazano, ze kontynuacja leczenia ruksolitynibem prowadzita do utrzymania repigmentacji
do 104. tygodnia. Odpowiedz F-VASI75 utrzymato 69% pacjentéw kontynuujacych leczenie oraz 39%
pacjentéow, ktorzy odstawili lek. Odpowiedz F-VASI?0 utrzymata sie odpowiednio u 62% i 21%
pacjentéw. Nawrét choroby odnotowano u 15% pacjentéw kontynuujacych leczenie oraz u 29%
pacjentéw, ktorzy je przerwali (Harris 2026).

Zbiorcza analiza post hoc badan TRUE-V1/TRUE-V przedstawiona w publikacji Seneschal 2025 wykazata,
ze w 52. tygodniu F-VASI75 osiggneto 176/350 pacjentow (50,3%) leczonych ruksolitynibem
od poczatku przez 52 tygodnie i 46/163 pacjentow (28,2%) stosujacych ruksolitynib przez 28 tygodni
po przejéciu z grupy kontrolnej. Odpowiedz obserwowano w wiekszosci analizowanych podgrup.
Podczas ekspozycji na ruksolitynib do 52 tygodni TEAE wystgpity u 332/637 pacjentow (52,1%), a TRAE
u 87/637 (13,7%).

Bezpieczenstwo

Zgodnie z wynikami otwartej fazy badania RCT NCT03099304 (okres obserwacji: do 156 tyg. leczenia +
do 6 miesiecy po jego zakonczeniu) przedstawionymi w publikacji Harris 2024, nie zidentyfikowano
nowych sygnatow bezpieczenstwa ani ciezkich zdarzen niepozadanych zwigzanych z leczeniem.
Najczesciej zgtaszanymi zdarzeniami niepozadanymi byty zapalenie zatok oraz tradzik, przy czym
zdarzenia zwiazane z leczeniem miaty wytacznie tagodne lub umiarkowane nasilenie. Nie obserwowano
wzrostu czestosci zdarzen niepozadanych wraz z wydtuzeniem czasu obserwacji ani klinicznie istotnych
zmian parametrow hematologicznych.

Wyniki z przedtuzonej fazy badan TRUE-V1/TRuEvV2 (okres obserwacji: do 104 tyg. leczenia + 30 dni
po jego zakonczeniu), przedstawione w publikacji Harris 2026, wskazuja, ze profil bezpieczenstwa byt
poréwnywalny w grupie pacjentéw otrzymujacych ruksolitynib od poczatku badan fazy Ill i w grupie
pacjentéw, ktérzy poczatkowo randomizowani byli do ramienia kontrolnego (nosnik kremu), a nastepnie
otrzymywali ruksolitynib w ramach fazy przedtuzonej badania (Harris 2025), a czesto$¢ zdarzen
niepozadanych byta poréwnywalna miedzy grupa kontynuujacg leczenie a grupa, w ktérej
leczenie odstawiono.

Zbiorcza analiza bezpieczenstwa badan TRUE-V1, TRUE-V2 i TRUE-V LTE skorygowana o czas ekspozycji
(EAIR), przedstawiona w publikacji Rosmarin 2025, nie wykazata zwiekszonego ogdlnego ryzyka
wystepowania zdarzen niepozadanych, zdarzen zwigzanych z leczeniem ani ciezkich zdarzen
niepozadanych u pacjentéw otrzymujacych ruksolitynib w poréwnaniu z grupa nos$nika. Nie odnotowano
ciezkich zdarzen niepozadanych zwiazanych z leczeniem ani zgonéw. Czestosc¢ reakcji w miejscu aplikacji
byta poréwnywalna pomiedzy grupami po uwzglednieniu czasu ekspozycji, cho¢ u pacjentéw leczonych
ruksolitynibem czesciej obserwowano tradzik w miejscu aplikacji.

Zgodnie z informacjami przedstawionymi w ChPL Opzelura najczestszym dziataniem niepozadanym jest
tradzik w miejscu stosowania (5,8% w bielactwie).

Ograniczenia

Gtéwnym ograniczeniem analizy jest znaczna utrata z obserwacji pacjentéw w najdtuzszym okresie
okresie follow-up (104 tygodnie i 156 tygodni), co zwieksza niepewnos$¢ wnioskow dotyczacych
dtugoterminowej skutecznodci i bezpieczenstwa terapii. Ponadto odnalezione dowody nie pozwalaja
na ocene, w jakim stopniu uczestnicy badan odpowiadajg wnioskowanej populacji pacjentéw, u ktérych
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wczesdniejsze leczenie miejscowymi inhibitorami kalcyneuryny, glikokortykosteroidami lub fototerapia
byty nieskuteczne lub nieodpowiednie.

Zdaniem ekspertow klinicznych ankietowanych przez Agencje ruksolitynib moze stanowi¢ wartosciowa
opcje terapeutyczng u pacjentéw z bielactwem niesegmentalnym, szczegdlnie w przypadku zajecia
twarzy oraz niesatysfakcjonujacej odpowiedzi na dotychczasowe leczenie. Osiggniecie
satysfakcjonujacej repigmentacji wymaga dtugotrwatego leczenia i odpowiednio dtugiej obserwacji

Propozycje instrumentéw dzielenia ryzyka

Nie dotyczy

Ocena ekonomiczna, w tym szacunek kosztéw do uzyskiwanych efektow zdrowotnych
Nie dotyczy

Wskazanie czy zachodzg okolicznosci, o ktérych mowa w art. 13 ust. 3 ustawy z dnia 12 maja 2011 r.
O refundacji lekow, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw
medycznych (Dz. U. z 2026 r. poz. 253, z p6zn. zm.).

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

Zgodnie z danymi otrzymanymi od Ministerstwa Zdrowia w 2025 r. wptynety tacznie 3 wnioski o wydanie
zgody na refundacje produktu leczniczego Opzelura we wskazaniu bielactwo nabyte. Whnioski te
dotyczyty 3 indywidualnych pacjentéw, ktérzy uzyskali zgode na sprowadzenie leku w tgcznej liczbie
8 opakowan. Nie wydano zgdd na refundacje.

Szacunkowa cena netto sprzedazy do apteki, zawierajgca marze hurtowa, produktu leczniczego Opzelura,
ruksolitynib, krem 15 mg/g, 1 tuba o poj. 100 g, wynosi ok. 4057,76 PLN. Roczny koszt leczenia jednego
pacjenta w wariancie minimalnym, zaktadajacycm zuzycie 200 g kremu (2 tuby), wynosi ok. 9,0 tys. PLN,
natomiast w wariancie zaktadajacym zuzycie 1 653 g kremu (zuzycie oszacowane na podstawie badania
klinicznego) - ok. 74,2 tys. PLN. W wariancie maksymalnym, przy zuzyciu 2 400 g kremu (24 tuby,
zgodnie z ograniczeniem z ChPL, wedtug ktérego nie nalezy stosowad wiecej niz dwéch tub o wadze
100 g na miesigc), roczny koszt leczenia jednego pacjenta wynosi ok. 107,6 tys. PLN. Jednak jest
towariant mato prawdopodobny bioragc pod uwage dane MZ o liczbie dotychczas
sprowadzonych opakowan.

Oszacowania ekspertow klinicznych dotyczace liczebnosci populacji docelowej sg rozbiezne. Eksperci
w oparciu o dane epidemiologiczne szacujg populacje pacjentoéw z bielactwem nabytym od 12 000
do 250 000 oséb. Zdaniem dwdch ekspertéw ruksolitynib mogtby byc¢ stosowany u ok. 5 000 pacjentow,
trzeci z ekspertow wskazuje na znacznie wiekszg liczebnos¢ populacji. Jednak nalezy zwréci¢ uwage,
ze zgodnie ze zleceniem Ministra Zdrowia zgoda na refundacje ma by¢ wydana na potrzeby
indywidualnego pacjenta. Ponadto biorgc pod uwage liczbe wnioskéw ztozonych w 2025 r. wydaje sie,
ze w przysztosci refundacja bedzie dotyczy¢ stosunkowo niewielkiej liczby pacjentow.

Ograniczenia

Gtéwnym ograniczeniem analizy jest niepewnos$¢ co do wielkosci zuzycia ruksolitynibu u pacjenta,
co przektada sie naniepewnos$¢ dotyczaca catkowitych kosztéw terapii, a takze niepewnos¢
co do przysztej wielkosci populacji docelowej.

Uwagi do proponowanego instrumentu dzielenia ryzyka

Nie dotyczy.

Uwagi do programu lekowego

Nie dotyczy.

Omdwienie rozwigzan proponowanych w analizie racjonalizacyjnej

Nie dotyczy.

Oméwienie rekomendacji wydawanych w innych krajach w odniesieniu do ocenianej technologii
Rekomendacje kliniczne

Odnaleziono trzy wytyczne kliniczne opublikowane po dacie rejestracji produktu leczniczego Opzelura
i odnoszace sie do jego stosowania: uwzglednione w ocenie Agencji z 2024 r. miedzynarodowe wytyczne
International Vitiligo Task Force (IVTF) 2023 (cze$¢ 1 i czes¢ 2), a takze zalecenia odnalezione w ramach



Rekomendacja nr 138/2026 Prezesa AOTMIT z dnia 10 wrzesnia 2026 r.

aktualizacji poprzedniego opracowania: amerykanski konsensus ekspertéw Renert-Yuval 2024
i kanadyjski konsensus ekspertéw Prajapati 2025.

Wszystkie dokumenty wskazuja ruksolitynib w kremie jako uznang opcje leczenia bielactwa
niesegmentalnego, réznig sie jednak zakresem zalecen. Wytyczne IVTF 2023 uznajg ruksolitynib
za zatwierdzong terapie repigmentacyjna, natomiast w leczeniu podtrzymujgcym rekomendujg raczej
takrolimus lub miejscowe glikokortykosteroidy, podkreslajac brak danych dla ruksolitynibu. Konsensus
Renert-Yuval 2024 wskazuje miejscowe inhibitory JAK (w tym ruksolitynib) jako leczenie | lub Il rzutu
u pacjentow 212 r.z. oraz podkresla konieczno$¢ dtugotrwatej terapii (>12 miesiecy) dla uzyskania
maksymalnego efektu. Konsensus Prajapati 2025 dopuszcza inhibitory JAK jako monoterapie | rzutu
i zwraca uwage na potrzebe indywidualizacji leczenia oraz potencjalng role terapii podtrzymujace;j,
nie przedstawiajac jednak szczegétowych zasad dtugoterminowej kontynuacji leczenia ruksolitynibem.

Podstawa przygotowania rekomendacji

Rekomendacja zostata przygotowana na podstawie zlecenia Ministra Zdrowia z dnia 23.07.2026 r. (znak pisma:
PLD.45340.1609.2024.AK), dotyczacego przygotowania rekomendacji Prezesa w sprawie zasadnos$ci wydawania
zgbd na refundacje produktu leczniczego produktu leczniczego Opzelura, ruksolitynib, krem 15 mg/g, we wskazaniu:
bielactwo nabyte, na potrzeby indywidualnego pacjenta w oparciu o zataczong informacje z dokumentacji medycznej
pacjenta, na podstawie art. 39 ust. 3 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2026 r. poz. 253, z p6zn. zm.),
po uzyskaniu Stanowiska Rady Przejrzystosci nr 132/2026 z dnia 7 wrzesnia 2026 roku w sprawie zasadnosci
wydawania zgdd na refundacje leku Opzelura (ruksolitynib) we wskazaniu: bielactwo nabyte.

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

Pismiennictwo

1. Opracowanie nr DWOK.414.6.2026. Opzelura (ruksolitynib) we wskazaniu: bielactwo nabyte.
Opracowanie na potrzeby oceny zasadnosci wydawania zgody na refundacje. Data ukonczenia: 3 wrzesnia
2026r.

2. Stanowisko Rady Przejrzystoscinr 132/2026 z dnia 7 wrzesnia 2026 roku w sprawie zasadnosci wydawania
zgbd na refundacje leku Opzelura (ruksolitynib) we wskazaniu: bielactwo nabyte.



