Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 20/2019 z dnia 1 kwietnia 2019 roku
w sprawie oceny leku Omnitrope (somatropinum) w ramach
programu lekowego , Leczenie ciezkiego niedoboru hormonu wzrostu
u dorostych oraz mtodziezy po zakoniczeniu terapii promujgcej
wzrastanie (ICD-10 E23.0)"

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne objecie refundacjq produktu leczniczego:

« Omnitrope (somatropinum), roztwor do wstrzykiwai, 5 mg/1,5 ml,
5 wktadow 1,5 ml, kod EAN: 5909990050161,

« Omnitrope (somatropinum), roztwor do wstrzykiwan, 10 mg/1,5 ml,
5 wktadow 1,5 ml, kod EAN: 5909990072897,

w ramach programu lekowego: ,Leczenie ciezkiego niedoboru hormonu
wzrostu u dorostych oraz mfodziezy po zakonczeniu terapii promujgcej
wzrastanie (ICD-10 E23.0)”, w ramach istniejgcej grupy limitowej, i wydawanie
go bezpftatnie.

Rada Przejrzystosci uwaza instrument dzielenia ryzyka za niewystarczajgcy i,
wobec istotnego zwiekszenia populacji, wskazuje, ze powinien byc
on pogftebiony. Ponadto, Rada uwaza, ZzZe somatropina powinna by¢ kupowana
w ramach istniejqcych przetargow na somatropine dla dzieci.

Rada uwaza, Ze kwalifikacje do programu lekowego powinien wykonywac
zespot koordynujgcy, podobnie jak w programach dla dzieci. Nalezy tez
zapewnic¢ wspotprace osrodkow leczgcych dzieci i mtodziez oraz dorostych.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Whnioskowany program obejmuje leczenie dorostych pacjentow z ciezkim
niedoborem hormonu wzrostu oraz mtodziezy po zakonczeniu terapii
promujqcej wzrastanie. Zarejestrowane wskazanie leku Omnitrope obejmuje
m.in.:

« leczenie niemowlqt, dzieci i mfodziezy z zaburzeniami wzrostu wynikajgcymi
Z niedostatecznego wydzielania hormonu wzrostu,

« terapie zastepczq pacjentow dorostych ze znacznym niedoborem hormonu
wzrostu,
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e pacjentow, u ktdorych poczgtek choroby wystgpit w wieku dorostym,
zwigzany z niedoborami wielu hormondow w nastepstwie rozpoznanej
patologii podwzgorzowej lub przysadkowej i u ktorych wystepuje niedobdr
przynajmniej jednego hormonu przysadkowego niebedgcego prolaktyng,

« dorostych pacjentow u ktdrych poczqtek choroby wystgpit w dzieciristwie,
w nastepstwie przyczyn wrodzonych, genetycznych, nabytych lub
idiopatycznych. U pacjentow tych nalezy przeprowadzi¢ ponowng ocene
zdolnosci wydzielania hormonu wzrostu po ukoriczeniu procesu wzrastania.

Obecnie lek Omnitrope jest refundowany ale w ramach programdw lekowych
dotyczqcych populacji pediatrycznej (B.19.; B.38.; B.41.; B.42 i B.64).

Nie jest jasne dlaczego wnioskodawca wnioskuje o 3-letni okres refundacji,
poniewaz, wg zapisow ustawy o refundacji, pierwsza decyzja refundacyjna
w nowym wskazaniu przyznawana jest na okres 2 lat. W ocenianym wskazaniu
nie ma obecnie refundowanych zadnych produktdow leczniczych.

Whnioskodawca zwraca sie o zakwalifikowanie produktu leczniczego Omnitrope
do grupy limitowej 1077.0 Somatropinum, w ktdrej obecnie znajdujq sie
preparaty somatropiny refundowane w ramach innych programow lekowych.

Dowody naukowe

W 2014 roku oceniano lek Omnitrope w ramach programu lekowego , leczenie
hormonem wzrostu niskorostych dzieci urodzonych jako zbyt matfe
w poréwnaniu do czasu trwania cigzy (SGA/IUGR; ICD-10 R 62.9)”. Lek otrzymat
wtedy pozytywnq rekomendacje zardowno Rady Przejrzystosci jak i Prezesa
AOTM. W wuzasadnieniu stwierdzono, ze skutecznos¢ i bezpieczenstwo
ocenianego leku zastaty udowodnione w licznych badaniach naukowych,
a odnalezione wytyczne kliniczne oraz opinie ekspertow klinicznych zalecajg
stosowanie wnioskowanej technologii.

Problem ekonomiczny

Wedtug danych otrzymanych z NFZ w 2018r., liczba osob powyzej 18 roku zycia
ze zdiagnozowangq niedoczynnosciq przysadki wyniosta ponad 2700. Rowniez
czes¢ pacjentow w wieku ponizej 18 lat moze stanowic¢ oceniang populacje
docelowgq, poniewaz np. w ramach programu lekowego B.19 pacjenci z CO-GHD
mogq byc¢ leczeni tylko do osiggniecia wieku kostnego (16-letniego dla
dziewczynek i 18-letniego dla chtopcéw). Nalezy jednak wzigc¢ pod uwage, ze nie
wszyscy pacjenci z rozpoznaniem E23.0 bedq sie kwalifikowali
do wnioskowanego programu lekowego (np. pacjenci z niewielkim niedoborem
hormonu wzrostu lub ze wspdtistniejgcq chorobqg nowotworowgq). Niestety,
na podstawie danych uzyskanych od NFZ nie jest mozliwe wiarygodne
oszacowanie populacji, ktora bedzie sie kwalifikowaé do proponowanego
programu lekowego.
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W toku pracy nad zleceniem otrzymano réowniez opinie 2 ekspertow klinicznych,
ktorzy oszacowali populacje docelowq na okoto 4000 osob.

Prognozowane wydatki NFZ zwigzane z objeciem refundacjq leku Omnitrope
to ok. zt w pierwszym roku analizy, ok. zt w drugim roku
i ok. zt w trzecim roku refundacji uwzgledniajgc RSS. W przypadku
nieuwzglednienia RSS wydatki inkrementalne NFZ wynikajgce z objecia
refundacjg wnioskowanego leku wyniosq odpowiednio zt, zt
i zt.

Gltowne argumenty decyzji

Wg ekspertow, obecnie w Polsce nie sq stosowane zadne opcje terapeutyczne
w analizowanym wskazaniu. Jednoczesnie, gtownym problemem jest brak
jednoznacznie okreslonych standardow diagnostyki, kwalifikacji do terapii
i monitorowania leczenia ciezkiego GHD.

Wobec powyziszego, celowe jest zapewnienie centralnego zakupu preparatow
hormonu wzrostu oraz zorganizowanie trybu kwalifikacji dla osob dorostych,
podobnie jak ma to obecnie miejsce w przypadku leczenia dzieci. Jako grupe
pacjentow, ktora moze odnies¢ najwiekszq korzys¢ z wprowadzenia refundacji
ocenianej technologii, eksperci uznali mtfode osoby doroste i mfodziez
z niedoborem hormonu wzrostu rozpoznanym w dziecinstwie, u ktorych leczenie
we wnioskowanym programie lekowym bedzie podjete w krotkim czasie
po zakoriczeniu terapii promujgcej wzrastanie.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt. 2 ustawy z 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, srodkdéw
spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2016 r., poz. 1536
z pézn. zm.), z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji
nr: 0T.4331.4.2019 ,Whniosek o objecie refundacjg leku Omnitrope (somatropina) we wskazaniu: »Leczenie
ciezkiego niedoboru hormonu wzrostu u dorostych oraz mtodziezy po zakonczeniu terapii promujacej
wzrastanie (ICD-10: E23.0)«”. Data ukonczenia: 21 marca 2019.



KARTA NIEJAWNOSCI

Dane zakreslone kolorem Zoltym stanowiq informacje publiczne podlegajqce wylgczeniu ze
wzgledu na tajemnice przedsigbiorcy (Sandoz Polska Sp. z o.0.).

Zakres wylgczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem (Sandoz Polska Sp. z o.0.)
o zakresie tajemnicy przedsigbiorcy.

Podstawa prawna wylgczenia jawnosci: art. 5 ust. 2 ustawy z dnia 6 wrzesnia 2001 r.
o dostepie do informacji publicznej (Dz. U. z 2016 r., poz.1764 z pozn. zm. ) w zw. z art.
11 ust. 4 ustawy z dnia 16 kwietnia 1993 r. o zwalczaniu nieuczciwej konkurencji (Dz. U.
z2018 r., poz. 419).

Organ dokonujgcy wylgczenia jawnosci: Agencja Oceny Technologii Medycznych
i Taryfikacji.

Podmiot w interesie ktorego dokonano wylqczenia jawnosci: (Sandoz Polska Sp. z
0.0.).



