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W sprawie oceny zasadnosci finansowania ze Srodkéw publicznych,
w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowych, leku
Rydapt (midostaurin) we wskazaniu: agresywna mastocytoza
z obecnoscig mutacji cKIT D816V (ICD10: C96.2)

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne finansowanie ze srodkow publicznych,
w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowych, leku Rydapt
(midostaurin), kapsutki miekkie d 25 mg, we wskazaniu: agresywna
mastocytoza z obecnosciqg mutacji cKIT D816V (ICD10: C96.2).

Uzasadnienie

Istotnosc stanu kliniczneqgo, ktoreqo dotyczy wniosek

Agresywna mastocytoza uktadowa (Aggressive systemic mastocytosis — ASM)
to ciezka posta¢ mastocytozy uktadowej. Mastocytoza jest chorobq rzadkg.
W Duriskim badaniu kohortowym chorobowos¢ mastocytozy oceniono na 9,50/
100 000 mieszkancow. Brak jest doktadnych danych epidemiologicznych
dotyczgcych zachorowalnosci i chorobowosci zwigzanej z réznymi fenotypami
mastocytozy. W réznych badaniach wskazuje sie, iz agresywna postac choroby
dotyczy 2-12% pacjentow.

Wedtug orpha.net agresywna mastocytoza dotyczy mniej niz 10% pacjentow
Z mastocytozq, a jej rozpowszechnienie szacuje sie na 1/400 000 do 1/250 000
0s0b.

Rokowanie w agresywnej mastocytozie jest negatywne. Sredni czas przezycia
szacowany jest na 3,5 roku. U czesci pacjentow wystepuje szybka progresja
choroby i zgon w okresie 12-24 miesiecy.

Skutecznosc¢ kliniczna i praktyczna

Produkt leczniczy Rydapt zarejestrowany jest we wskazaniu agresywna
mastocytoza ukfadowa. Wnioskowane wskazanie obejmuje natomiast jedynie
pacjentow z agresywnqg mastocytozq uktadowq z mutacjg cKIT D816V.
W zwigzku z powyzszym analizowane wskazanie jest wezsze od wskazania
zarejestrowanego. Skutecznosc produktu leczniczego Rydapt
we wnioskowanym wskazaniu zostata wykazana w wysokiej jakosci badaniach,
ktore byty podstawq jego rejestracji.
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Bezpieczenstwo stosowania

Dziatania niepozqdane opisane w Charakterystyce Produktu Leczniczego sq
znane, i obejmujg wystepujgce bardzo czesto: bol gfowy, zawroty gfowy,
zakazenie uktadu moczowego, zakazenie gornych drdg oddechowych, dusznosc,
kaszel, wysiek optucnowy, krwawienie z nosa, nudnosci, wymioty, biegunka,
zaparcie, obrzek obwodowy, uczucie zmeczenia, gorgczka. Nie odnaleziono
zadnych komunikatow bezpieczenistwa dotyczgcych produktu leczniczego
Rydapt.

Relacja korzysci zdrowotnych do ryzyka stosowania

Wskazanie, ktdorego dotyczy wniosek miesci sie w obrebie wskazania
rejestracyjnego produktu leczniczego Rydapt. W zwigzku z powyzszym stosunek
korzysci do ryzyka stosowania leku zostat oceniony przez EMA jako pozytywny.

Analiza ogdlnej odpowiedzi na leczenie przedstawiona w oparciu o kryteria
Miedzynarodowej Grupy Roboczej — Badan i Leczenia Nowotworow
Mieloproliferacyjnych — Europejskiej Sieci Osrodkow Zajmujqcych sie
Mastocytozq (IWG-MRT-ECNM) dostarczyta dowodow potwierdzajgcych
skutecznos¢ midostauryny i wykazata, Zze midostauryna zapewnia korzysci
kliniczne pacjentom, ktorzy wuzyskali odpowiedz na leczenie. Profil
bezpieczenstwa midostauryny zostat uznany za akceptowalny ze wzgledu
na ciezkosc¢ choroby i obserwowane korzysci.

Konkurencyjnosc¢ cenowa

Nie zidentyfikowano alternatywnych technologii, ktore mozna stosowac
we wnioskowanym wskazaniu, w sytuacji wyczerpania innych mozliwych
do zastosowania w tym wskazaniu dostepnych technologii medycznych
finansowanych ze srodkow publicznych. Stqd nalezy uznac, iz komparatorem
dla wnioskowanej technologii jest najlepsza dostepna terapia wspomagajqca.

Wptyw na wydatki podmiotu zobowigzaneqo do finansowania S$wiadczen
ze srodkow publicznych i swiadczeniobiorcow

Ze wzgledu na brak danych epidemiologicznych dla Polski, duze rozbieznosci
w dostepnych publikacjach dotyczqce rozpowszechnienia agresywnej postaci
choroby oraz brak informacji od ekspertow, ktorzy w praktyce klinicznej
stosowaliby lek Rydapt, wyliczenia wptywu na wydatki podmiotu
zobowiqzanego do finansowania swiadczen ze Srodkéw publicznych
i Swiadczeniobiorcow mogqg byc¢ obarczone duzym btedem.

Alternatywna technologia medyczna, w rozumieniu ustawy o swiadczeniach,
oraz jej efektywnosc kliniczna i bezpieczeristwo stosowania

Biorgc pod uwage wytyczne kliniczne jako potencjalne alternatywne
technologie dla terapii midostauryng w populacji pacjentow z ASM z mutacjq
cKIT D816V mozna wskazac przede wszystkim kladrybine oraz interferon alfa,
a takze polichemioterapie, ktdore obecnie sq refundowane w ramach katalogu
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chemioterapii we wskazaniu okreslanym kodem ICD-10 C96.2. W zwiqgzku
Z powyzszym, nie mogq one stanowic¢ komparatora dla terapii ratunkowe;.

Nalezy rowniez zauwazyc, iz przeszczepienie alloSCT rowniez nie zostafo
uwzglednione jako komparator dla analizowanej technologii, ze wzgledu
na fakt, iz jedynie czes¢ mtodszych pacjentow moze zosta¢ poddana tego typu
zabiegom, a takze fakt, iz przeprowadzenie przeszczepienia wymaga
odnalezienia odpowiedniego dawcy. Stqd dostepnos¢ do tego typu terapii
dla wielu pacjentdw jest ograniczona.

W zwigzku z powyiszym jako komparator dla midostauryny stosowanej
u pacjentow z agresywnq mastocytozqg w ramach ratunkowego dostepu
do technologii lekowych przyjeto najlepszq terapie wspomagajgcq, obejmujgcg
leczenie objawowe.

Tryb wydania opinii
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