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Opinia Rady Przejrzystosci
nr 2/2019 z dnia 14 stycznia 2019 roku
w sprawie oceny zasadnosci finansowania ze srodkow publicznych,
w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowych,
leku Defitelio (defibrotide) we wskazaniu:
zwojak zarodkowy wspétczulny (ICD-10:C47)

Rada Przejrzystosci uznaje za niezasadne finansowanie ze srodkow publicznych,
w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowych, leku Defitelio
(defibrotide), koncentrat do sporzgdzania roztworu do infuzji ¢ 80 mg/mi,
we wskazaniu: zwojak zarodkowy wspotczulny (ICD-10:C47).

Uzasadnienie

Istotnosc stanu kliniczneqgo, ktoreqo dotyczy wniosek

Zwojak zarodkowy wspodfczulny jest najczestszym nowotworem wieku
dzieciecego. Mimo tego jest on chorobq rzadkq, w Polsce stwierdza sie rocznie
okoto 60-70 nowych zachorowan. Wiekszos¢ rozpoznan zwojaka stawianych
jest w IV stopniu zaawansowania choroby, w ktorym w ramach terapii
przeprowadza sie przeszczep macierzystych komdrek krwiotworczych (HSCT),
ktorego powiktaniem moze byc¢ choroba zarostowa :zyt wgtroby (VOD),
rozwijajgca sie u okoto 20% dzieci, u ktdrych przeprowadzono HSCT
(w szczegdlnych przypadkach odsetek ten wzrasta do 60%).

Skutecznosc¢ kliniczna i praktyczna

Whnioskowane wskazanie dotyczy stosowania leku u pacjentow pediatrycznych
w ramach profilaktyki VOD u pacjentow z rozpoznaniem zwojaka zarodkowego
wspodtczulnego, poddawanych auto-HSCT (rozpoznanie ,zwojak zarodkowy
wspofczulny” okreslone w zleceniu MZ zgodnie z ChPL nie stanowi per se
wskazania do stosowania defibrotydu). Lek jest zarejestrowany w leczeniu,
a nie profilaktyce VOD - zlecenie MZ dotyczy wskazania off-label.

Bezpieczenstwo stosowania

Akceptowalne.
Relacja korzysci zdrowotnych do ryzyka stosowania

Defitelio nie jest per se technologiqg ratujqgcq Zycie, a jedynie wspomaga HSCT.
Relacja korzysci do ryzyka jest trudna do oceny, gdyz opiera sie o jedno badanie
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randomizowane i przeglgdy systematyczne, ktdre nie wykazaty wptywu
tej technologii na przezycie.
Konkurencyjnos¢ cenowa

Nie do oceny z uwagi na brak alternatywy.

Wptyw na wydatki podmiotu zobowigzaneqo do finansowania sSwiadczen
ze srodkow publicznych i swiadczeniobiorcow

Przy szacowanej niewielkiej liczbie pacjentow, wynoszqcej 20-30 rocznie,
koszt technologii wyniesie rocznie.

Alternatywna technologia medyczna, w rozumieniu ustawy o sSwiadczeniach,
oraz jej efektywnosc kliniczna i bezpieczenstwo stosowania

Nie istnieje.
Glowne argumenty decyzji

Zgodnie z przedktadanym wnioskiem lek ma byc¢ stosowany profilaktycznie,
a nie leczniczo. Brak jest jednoznacznych dowodow  naukowych
potwierdzajgcych skutecznos¢ jego stosowania w tym wskazaniu. Defitelio
nie jest technologiq ratujgcq Zycie, a jedynie wspomaga HSCT.

Prof. IK dr n med. Piotr Szymariski

Wiceprzewodniczgcy Rady Przejrzystosci

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 31s ust. 6 pkt. 4 ustawy z 27 sierpnia 2004 r. o swiadczeniach opieki
zdrowotnej finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2018 r., poz. 1510, z pdzn. zm.), z uwzglednieniem
opracowania w sprawie zasadnosci finansowania ze srodkéw publicznych, nr: 0T.422.48.2018, ,Defitelio
(defibrotide) we wskazaniu: zwojak zarodkowy wspétczulny (ICD-10: C47))”, data ukonczenia: 10 stycznia
2019r.



KARTA NIEJAWNOSCI

Dane zakre$lone kolorem czarnym stanowig informacje publiczne podlegajgce wytgczeniu ze wzgledu
na tajemnice przedsiebiorcy (Gentium Srl).

Zakres wytaczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem Gentium Srl o zakresie tajemnicy
przedsiebiorcy.

Podstawa prawna wyfaczenia jawnosci: art. 5 ust.2 ustawy z dnia 6 wrzesnia 2001 r. o dostepie do
informacji publicznej (Dz. U. z 2016, poz.1764 z p6zn. zm.) w zw. z art. 11 ust. 4 ustawy z dnia 16
kwietnia 1993 r. o zwalczaniu nieuczciwej konkurencji (Dz. U. z 2003 r., Nr 153, poz. 1503 z p6zn. zm.)

Organ dokonujacy wytaczenia jawnosci:. Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikaciji.

Podmiot, w interesie ktérego dokonano wyfgczenia jawnosci: Gentium Srl



