Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 28/2020 z dnia 20 kwietnia 2020 roku
w sprawie zasadnosci wydawania zgdd na refundacje leku
Calcort (deflazakort) we wskazaniach: dystrofia miesniowa typu
Beckera, neuropatia nerwéw obwodowych, zespét Ormonda, zespot
Sjogrena, zespot Churga-Strauss, zespot antyfosfolipidowy

Rada Przejrzystosci uznaje za niezasadne wydawanie zgod na refundacje leku
Calcort (deflazakort), tabletki a 6 mg i 30 mg, we wskazaniach: dystrofia
miesniowa typu Beckera, neuropatia nerwow obwodowych, zespdt Ormonda,
zespot Sjogrena, zespot Churga-Strauss, zespot antyfosfolipidowy.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Zgodnie ze zleceniem Ministra Zdrowia oceniany produkt leczniczy ma byc
sprowadzany z zagranicy zgodnie z art. 4 ustawy z dnia 6 wrzesnia 2001 r. Prawo
farmaceutyczne (Dz.U. z 2019 r., poz. 499 z pdZn. zm.).

Wg danych otrzymanych z MZ dotyczqce importu docelowego produktu
leczniczego Calcort (deflazakort) we wskazaniu zespdét Ormonda oraz zespot
Sjogrena w okresie lipiec 2016 — styczen 2019 sprowadzono tqgcznie 27 opakowan
produktu leczniczego Calcort na tgcznq kwote 2 842,20 zt netto. Dla pozostatych
wskazan, tj. dystrofia miesniowa typu Beckera, neuropatia nerwow
obwodowych, zespot Churga-Strauss oraz zespot antyfosfolipidowy MZ
nie wydat, zadnej zgody na refundacje leku Calcort.

Rada Przejrzystosci (w stanowiskach nr 74/2013 oraz 95 /2016) uznata
za niezasadne wydanie zgody na refundacje produktu Calcort (deflazakort)
w czesci z powyzszych wskazan (dystrofia miesniowa, zespoét Ormonda), z uwagi
na brak dostatecznych danych pochodzqcych z badan naukowych.
We wskazaniach neuropatia nerwow obwodowych, zespdt Sjogrena, zespot
Churga-Strauss oraz zespot antyfosfolipidowy produkt leczniczy Calcort
nie podlegat ocenie Agencji.

Dowody naukowe

W rekomendacjach i wytycznych klinicznych brak informacji dotyczgcych
deflazacortu jako zalecanego w ocenianych wskazaniach. W przypadku zespotu
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Ormonda, zespofu Sjogrena, zespotu Churga-Strauss oraz zespotfu
antyfosfolipidowego odnoszq sie ogdlnie do stosowania glikokortykosteroiddw.

Zasadniczo brak badan dotyczgcych stosowania deflazacortu w przedmiotowych
wskazaniach. Zdaniem autorow publikacji Angelini 20149 sterydy sq najbardziej
odpowiednim dostepnym leczeniem dystrofii miesniowej typu Beckera. Z tresci
publikacji wynika, ze dfugotrwate leczenie deflazakortem (w trybie
»przerywanym”) zastosowano u 2 pacjentéw, u ktorych uzyskano wstepng
poprawe, a nastepnie stabilizacje stanu pacjenta, z zachowaniem funkcji miesni
i przedtuzeniem zdolnosci chodzenia. Oczekuje sie, Ze terapia deflazakortem
utrzyma site miesni koriczyn gdrnych i opoZni pogorszenie czynnosci ukfadu
oddechowego i serca.

W opinii Konsultanta Krajowego w dz. Reumatologii, w przypadku zespotu
Ormonda, zespofu Sjogrena, zespotu Churga-Strauss oraz zespotfu
antyfosfolipidowego ,,w Polsce stosujemy w leczeniu wyzej wymienionych chordob
prednizon i metyloprednizolon, duzo rzadziej prednizolon. Uznaje sie, ze Calcort
ma mniejszy wptyw na wystepowanie niektorych dziatan niepozqgdanych
np. z przewodu pokarmowego czy na gospodarke weglowodanowq.
Niestety badania przeprowadzone z tym lekiem sq na matych grupach i sq one
nieliczne. Na dzien dzisiejszy nie ma wielu badan, ktore wykazywatyby
zdecydowangq wyzZszosc tego leku nad prednizonem lub metyloprednizonem”.

Problem ekonomiczny

Z uwagi na brak doktadnych danych o populacji docelowej, niemozliwe jest
oszacowanie wptywu sfinansowania przedmiotowej technologii w ramach
importu docelowego na wydatki podmiotu zobowiqgzanego do finansowania
Swiadczen ze Srodkow publicznych i swiadczeniobiorcow.

Gtowne argumenty decyzji

Wg ekspertdw nie jest to lek, ktory bedzie powszechnie stosowany. Trudno ocenic
ilu chorych bedzie tym lekiem leczonych. Nie przeprowadzono wielu badan
klinicznych z Calcortem. Brak jest istotnych, nowych dowoddw naukowych oraz
rekomendacji towarzystw naukowych uzasadniajgcych zmiane wczesniejszego
negatywnego stanowiska Radly.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 31h ust. 2 w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 1 ustawy z 27 sierpnia 2004 r.
o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2019 r., poz. 1373 z pdin.
zm.) oraz w zw. z art. 39 ust. 3 ustawy z 12 maja 2011 r. o refundacji lekdw, srodkéw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2019 r., poz. 784 z pdéin. zm.),
z uwzglednieniem opracowania nr: 0T.4311.4.2019b ,,Calcort (deflazakort) we wskazaniach: dystrofia miesniowa
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typu Beckera, neuropatia nerwéw obwodowych, zespét Ormonda, zespot Sjogrena, zesp6t Churga-Strauss, zespot
antyfosfolipidowy”, data ukonczenia: 15 kwietnia 2020.



