Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 170/2021 z dnia 15 listopada 2021 roku
w sprawie refundacji lekdw zawierajgcych substancje czynng
mycophenolas mofetil w zakresie wskazan do stosowania
lub dawkowania, lub sposobu podawania odmiennych niz okreslone
w Charakterystyce Produktu Leczniczego

Rada Przejrzystosci uwaza za zasadng kontynuacje refundacji lekow
zawierajgcych substancje czynng mycophenolas mofetil we wskazaniach
pozarejestracyjnych: steroidozalezny zespdt nerczycowy, steroidooporny zespot
nerczycowy, cyklosporynozalezny zespot nerczycowy, nefropatia toczniowa,
zapalenie naczyn, nefropatia IgA, toczern rumieniowaty uktadowy, twardzina
uktadowa, stan po przeszczepie konriczyny, rogowki, tkanek Ilub komorek,
neuropatia zapalna oraz miopatia zapalna.

Uzasadnienie

W badaniach dla wskazania zespot nerczycowy wskazano na porownywalng
skutecznos¢ mykofenolanu mofetylu (MMF) oraz innych stosowanych
w tej chorobie lekow immunosupresyjnych. Ze wzgledu na rdznice w profilu
bezpieczenstwa, lek moze byc¢ przydatny u niektorych pacjentow z zespofem
nerczycowym.

W nefropatii IgA MMF takze moze byc alternatywq dla glikokortykosteroidow
(GSK) lub moze by¢ stosowany, gdy choroba postepuje, pomimo leczenia GSK.
Niektdrzy zaczynajq od stosowania MMF u chorych duzego ryzyka, w przypadku
wspotwystepujgcego biatkomoczu i krwinkomoczu. Jednoczesne stosowanie
MMF moze pozwoli¢ na zmniejszenie dawki GSK.

W  zapaleniach naczyn MMF moZze by¢ jednqg =z opcji leczenia
immunosupresyjnego. Moze rowniez byc¢ alternatywq dla cyklofosfamidu,
w zapaleniu naczyn z przeciwciatami ANCA.

W nefropatii toczniowej i toczniu rumieniowatym uktadowym MMF moze
byc lepszym wyborem dla pacjentow mtodych oraz chorych z obnizeniem
C3 dopetniacza w surowicy krwi.

W twardzinie uktadowej wykazano, ze MMF jest, obok cyklofosfamidu, najlepszq
terapiq i moze byc¢ preferowanq opcje leczenia, z uwagi na profil bezpieczenstwa.
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Terapia MMF jest leczeniem z wyboru w uposledzeniu funkcji ptuc i zapobieganiu
pogorszeniu choroby.

Po przeszczepieniu narzqdow oraz komdrek macierzystych uktadu
krwiotwdrczego (HSCT) MMF jest powszechnie stosowany. Jest szczegdlnie
przydatny w zapobieganiu chorobie przeszczep przeciwko gospodarzowi
po allotransplantacji HSCT.

Podsumowujqc, odnalezione opracowania wtdrne i pierwotne sugerujg,
ze MIMIF jest terapiq skuteczng i bezpieczng w leczeniu: zespotu nerczycowego,
nefropatii IgA, zapalenia naczyn, nefropatii toczniowej, tocznia rumieniowatego
uktadowego, twardziny uktadowej i stanu po przeszczepie narzqddw i tkanek.
Nie odnaleziono dowodow na skutecznos¢ | bezpieczeristwo ocenianej
interwencji w cyklosporyno-zaleznym zespole nerczycowym oraz w neuropatii
i miopatii zapalnej, jednak MMF jest brany pod uwage w przypadkach tych
choréb opornych na standardowe leczenie (Up-to-Date in Medicine).
W cyklosporyno-zaleznym zespole nerczycowym MMF moze zmniejszac
zapotrzebowanie na GSK | nie jest nefrotoksyczny, w przeciwienstwie
do cyklosporyny. W miopatii zapalnej MMF jest wskazany w przypadkach
opornych na metotreksat lub azatiopryne oraz u chorych z towarzyszgcg
srodmigzszowgq chorobg ptuc.

Poprzednia opinia Rady nr 343/2018 z dnia 20.12.2018 r. dot. stosowania MMF
w powyzszych wskazaniach byta rowniez pozytywna.

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 40 ustawy o refundacji lekow, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2021 r., poz. 523), w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 5 ustawy
z 27 sierpnia 2004 r. o swiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U.z2021r,,
poz. 1285 z pdzn. zm.), z uwzglednieniem opracowania na potrzeby oceny zasadnosci dalszego finansowania
lekdw zawierajgcych dang substancje czynng we wskazaniach innych niz wymienione w Charakterystyce
Produktu Leczniczego nr: 0T.4221.28.2021 (Aneks do opracowania nr: 0T.4321.18.2018) ,,Mykofenolan mofetylu
we wskazaniach: innych niz okreslone w ChPL”. Data ukonczenia: 10 listopada 2021 r.



