Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 7/2016 z dnia 18 stycznia 2016 roku
w sprawie oceny leku Vimizim (elosulfaza alfa) kod EAN:
5909991137632 we wskazaniu: leczenie mukopolisacharydozy
typu IVA (zesp6t Morquio A)

Rada Przejrzystosci nie uznaje za zasadne finansowanie ze srodkdéw publicznych
produktu leczniczego: Vimizim (elosulfaza alfa), koncentrat do sporzqdzania
roztworu do infuzji, 2 mg/kg masy ciata, 1 fiol. po 5 ml, kod EAN:
5909991137632, stosowanego w ramach przedktadanego programu lekowego
,Leczenie mukopolisacharydozy typu IV A (zespdt Morquio A) (ICD-10: E76.2).”

Uzasadnienie

Nieliczne, dobrej jakosci dowody naukowe wskazujq na skutecznosc elosulfazy
alfa w leczeniu mukopolisacharydozy typu IV A, jednak wytqcznie w odniesieniu
do wybranych zastepczych punktow koricowych, przede wszystkim odlegtfosci
przebytej w szesciominutowym tescie chodu (6 MWT), liczby schoddw pokonanej
w ciggu 3 minut (3MSCT), stezenia SK w moczu oraz niektorych wynikow badan
czynnosciowych uktadu oddechowego (FVC, MV/V).

Uzyskane dowody dotyczq obserwacji krotkoterminowych i nielicznych
obserwacji  srednioterminowych. Brak jest dobrej jakosci dowodow
wskazujgcych na skutecznos¢ elosulfazy alfa w odniesieniu do wyzej
wymienionych punktow koricowych w obserwacji dtugoterminowej. Dodatkowo
zarowno 6 MWT jak i 3MSCT nie zostaty wtasciwie zwalidowane w ocenianej
populacji. Brak jest jednoznacznych danych dotyczgcych wartosci progowych
dla  minimalnych istotnych klinicznie rdznic (MIKR) w wynikach wyzZej
wymienionych testow. W czesci badan majqcych na celu ocene MIKR dla 6MWT
w innych populacjach chorych, w tym z niewydolnosciq oddechowq, wartosci
te byly istotnie wyzsze od obserwowanych.

Brak jest dowodow naukowych pozwalajgcych oceni¢ wptyw elosulfazy alfa
na smiertelnos¢ w tej populacji chorych. Profil bezpieczeristwa stosowania leku
w obserwacji odlegtej nie jest udokumentowany.

Zapisy przedmiotowego programu lekowego sq w wielu miejscach niejasne
i nieprecyzyjne. W przedktadanym programie lekowym nie zdefiniowano
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Stanowisko Rady Przejrzystosci AOTMIT nr 7/2016 z dnia 18 stycznia 2016 r.

na przyktad jednoznacznie kryteriow nieskutecznosci lub niedostatecznej
skutecznosci leczenia, jasno okreslajgcych moment przerwania leczenia.
Kryteria takie powinny zostac scisle okreslone.

Finansowanie leku spowodowatoby bardzo wysokie obcigzenie dla ptatnika
publicznego. Wskazniki efektywnosci kosztowej leku przekraczajg o rzqd
wielkosci przyjete ustawowo wartosci progowe. Proponowany mechanizm
dzielenia ryzyka jest w tym zakresie nieskuteczny. Lek jest finansowany
z ograniczeniami w nielicznych krajach Unii Europejskiej, wyfgcznie o wysokim
PKB.

Przewodniczacy Rady Przejrzystosci
prof. Tomasz Pasierski
Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt. 2 ustawy o refundacji lekéw, srodkéow spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2015 r.,, poz. 345),
z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji nr AOTMIT-OT-
4351-44/2015 ,Wniosek o objecie refundacjg produktu leczniczego Vimizim (elosulfaza alfa) w ramach
programu lekowego: leczenie mukopolisacharydozy typu IV A (zespdét Morquio A) (ICD-10 E76.2)”. Data
ukonczenia: 7 styczen 2016r.



