Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 78/2016 z dnia 1 sierpnia 2016 roku
w sprawie oceny leku Jakavi (ruksolitynib) kod EAN: 5909991053789,
w ramach programu lekowego , Leczenie mielofibrozy pierwotnej
oraz mielofibrozy wtdrnej w przebiegu czerwienicy prawdziwe;j
i nadptytkowosci samoistnej, ICD-10 D47.4”

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne objecie refundacjq produktu leczniczego
Jakavi (ruksolitynib), tabl., 15 mg, 56 szt., kod EAN: 5909991053789, w ramach
programu lekowego ,Leczenie mielofibrozy pierwotnej oraz mielofibrozy
wtornej w przebiegu czerwienicy prawdziwej i nadptytkowosci samoistnej, ICD-
10 D47.4”,w ramach odrebnej grupy limitowej, jako leku dostepnego
bezptatnie, pod warunkiem przyjecia instrumentu podziatu kosztow ryzyka,
ktdry zapewni osiggniecie przyjetego progu efektywnosci kosztowej.

Uzasadnienie

Mielofibroza jest chorobq o bardzo ztym rokowaniu, na ktorg nie ma obecnie
znanego, skutecznego leczenia. Dowody kliniczne umiarkowanej jakosci
(badania COMFORT-1 i COMFORT-2) wskazujq, ze ruksolitynib jest lekiem o
duzej skutecznosci w leczeniu splenomegalii zwigzanej z mielofibrozq, a takze
przyczynia sie do zmniejszenia niektdorych objawow towarzyszqcych
mielofibrozie. Lek jest rekomendowany przez ekspertow, jest refundowany w
prawie wszystkich krajach europejskich. W badaniach dokumentujgcych
skutecznos¢ kliniczng nie wykazano wpfywu pozytywnego na przezycie
catkowite, co moze wynikac z oczekiwanego czasu przezycia okoto 10 lat. Brak
jest opublikowanych w formie petnotekstowej danych dotyczqcych parametrow
o kluczowym znaczeniu, takich jak wptyw na wtdknienie szpiku oraz obraz krwi.
Rowniez wyniki dotyczqce jakosci zZycia sq stabej jakosci. Profil bezpieczernstwa
leku nalezy uznac za akceptowalny. Zdaniem jednego z polskich ekspertow
grupa chorych, ktorzy spetniajg kryteria wigczenia do programu, nie ma innych
opcji leczniczych.

Watpliwos¢ budzi tytut zaproponowanego programu lekowego ”Leczenie
mielofibrozy pierwotnej oraz mielofibrozy wtornej w przebiegqu czerwienicy
prawdziwej i nadptytkowosci samoistnej, ICD-10 D47.4”, gdzie jednoznacznie
wskazany zostat kod ICD-10, w ramach ktérego ma byc¢ rozliczane oceniane
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Swiadczenie. Niemozliwe jest jednak zidentyfikowanie swiadczen aktualnie
finansowanych w kodzie ICD-10 D47.4, poniewaZz kod ten nie istnieje w
klasyfikacji ICD-10 obowiqzujgcej obecnie w Polsce. Wprowadzenie programu
lekowego, ktory ma byc rozliczany w ramach nieistniejgcego w Polsce kodu ICD-
10 D47.4, wiqze sie z trudnosciami dla NFZ, jednakze zarzqdzanie przedmiotowq
klasyfikacjg pozostaje poza wfasciwosciq Prezesa Narodowego Funduszu
Zdrowia i nalezy do Centrum Systemdw Informacyjnych Ochrony Zdrowia.

Niezbyt mocne dowody naukowe dotyczgce stopnia skutecznosci ruksolitynib
pozostajqg w razqcej dysproporcji z jego cenq. Problem nieakceptowalnego
wspofczynnika kosztow-efektywnosci wymieniany jest przez autorow
zagranicznych rekomendacji refundacyjnych. Wedftug informacji
przedstawionych przez wnioskodawce produkt leczniczy Jakavi jest finansowany
w 24 krajach UE i EFTA, w tym w 5 krajach o zblizonym do Polski poziomie PKB
per capita. W 9 krajach (Wtochy, Stowacja, Stowenia, Rumunia, Litwa, Irlandia,
Holandia, Francja iButgaria) stosowane sq instrumenty podziatu ryzyka.
Instrumenty zaproponowane przez wnioskodawce nie sq wystarczajgce.

Przewodniczacy Rady Przejrzystosci
prof. Tomasz Pasierski

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt. 2 ustawy o refundacji lekédw, srodkéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2015 r., poz. 345 z pdin. zm.),
z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji nr
0T.4351.22.2016 ,Whnioski o objecie refundacjg i ustalenie urzedowej ceny zbytu lekéw Jakavi (ruksolitynib) w
ramach programu lekowego: ,Leczenie mielofibrozy pierwotnej oraz mielofibrozy wtdérnej w przebiegu
czerwienicy prawdziwej i nadptytkowosci samoistnej, ICD-10 D47.4””. Data ukonczenia: 22 lipca 2016 r.



