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W sprawie oceny zasadnosci finansowania ze Srodkéw publicznych,
w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowych, leku
Revolade (eltrombopag) we wskazaniu: wtérna matoptytkowosé
u pacjentéw po przeszczepieniu nerki

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne finansowanie ze srodkow publicznych,
w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowych, leku Revolade
(eltrombopag), tabletki 25 mg, we wskazaniu: wtorna matoptytkowosc
u pacjentow po przeszczepieniu nerki.

Uzasadnienie

Istotnosc stanu kliniczneqgo, ktoreqo dotyczy wniosek

Matoptytkowosci nalezq do najczesciej wystepujgcych skaz krwotocznych,
choroba charakteryzuje sie obnizonym poziomem ptytek we krwi, co moze
prowadzi¢c do samoistnych  krwawien. Rozpoznanie ICD-10 D69.5
(matoptytkowosc¢ wtdrna) jest rozpoznaniem nieprecyzyjnym i obejmuje szereg
stanow, w ktorych matoptytkowosc¢ jest skutkiem lub powiktaniem innych
chorob (np. matoptytkowos¢ polekowa, poinfekcyjna, poheparynowa,
noworodkowa, w przebiegu uszkodzenia szpiku, w przebiegu chtoniakow,
potransfuzyjna).

Doktadna diagnoza wnioskowanego przypadku dotyczy autoimmunologicznej
matoptytkowosci opornej na kortykoterapie i immunosupresje, u pacjenta
po transplantacji nerki, z niewydolnosciq nerek na podfozu genetycznego
zespotu Schimke (ICD — 10 D 69.5).

Skutecznos¢ kliniczna i praktyczna

Do analizy gtownej witgczono jeden opis przypadku pacjenta z
matoptytkowosciq wtdrnq po przeszczepieniu nerki. W publikacji przedstawiono
opis pacjenta z niewydolnoscig nerek zwiqzang z zespotem Schimke (SIOD, ang.
Schimke immuno-osseous-dysplasia), ktory po dwdch latach po transplantacji
nerki rozwingt sie w ostrqg matoptytkowos¢ immunologicznq i zostat skutecznie
leczcony za pomocq kombinacji plazmaferezy i agonisty receptora
trombopoetyny (eltrombopag — ELT).

Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

ul. Karolkowa 30, 01-207 Warszawa tel. +48 22 376 78 00 fax +48 22 376 78 01
NIP 525-23-47-183 REGON 140278400

e-mail: sekretariat@aotmit.gov.pl

www.aotmit.gov.pl




Opinia Rady Przejrzystosci AOTMIT nr 202/2018 z dnia 6 sierpnia 2018 r.

Poczgtkowa dawka ELT wynosita 25 mg/dobe (okoto 1 mg/kg mc.), przez 10 dni
terapii nie odnotowano wzrostu liczby ptytek krwi, wiec zdecydowano sie
na podwojenie dawki do 50 mg/dobe (okoto 2 mg/kg mc.). Po 4 dniach
od zwiekszenia dawki ELT odnotowano znaczqcy wzrost liczby pfytek krwi.
Zaprzestano wykonywania zabiegow plazmaferezy, po stwierdzeniu braku
przeciwciat przeciwptytkowych. Dawke ELT zredukowano do 25 mg/dobe,
terapie kontynuowano do 44 dnia. Farmakoterapii zaprzestano, gdy liczba
ptytek osiggneta 433 000/ul. Liczba ptytek krwi pozostawata w normie przez 4
miesigce okresu obserwacji. Przez 8 miesiecy od terapii nie odnotowano
nawrotu matoptytkowosci.

Bezpieczenstwo stosowania

W  jedynej publikacji wtqgczonej do analizy gtownej (opis przypadku)
nie odnoszono sie do kwestii bezpieczenstwa stosowania eltrombopagu.

Informacje z analizy dodatkowej sugerujg, Ze eltrombopag jest dobrze
tolerowany.

Relacja korzysci zdrowotnych do ryzyka stosowania

Relacja korzysci zdrowotnych do ryzyka stosowania zostata oceniona przez EMA
na etapie rejestracji. W zwiqgzku z faktem, ze lek zarejestrowano
w ww. wskazaniach, mozna wnioskowac, Ze relacja ta jest pozytywna.

Konkurencyjnosc¢ cenowa

Whnioskowana 3-miesieczna terapia eltrombopagiem, dzienna dawka to 3
tabletki o mocy 25 mg (84 tabletek po 25 mg, co nie jest spdjne
Z przedstawionymi zatozeniami — stosujqc 3 tabletki dziennie, ilos¢ 84 tabletek
wystarczy na 28 dni terapii (liczba tabletek na 90 dni — 3 miesigce — to 270
tabletek). Koszt trzech miesiecy terapii oszacowano na _ netto
(_ uwzgledniajgc cene hurtowq brutto).

Przyjmujgc zaktadanqg ilos¢ 84 tabletek, Sredni koszt za opakowanie leku
zawierajqce 28 tabletek, oszacowano na _ netto. Zgodnie
z Obwieszczeniem Ministra Zdrowia z dnia 29 czerwca 2018 r. w sprawie
wykazu  refundowanych lekéw, Srodkow  spozywczych  specjalnego
przeznaczenia Zzywieniowego oraz wyrobow medycznych na dzien 1 lipca 2018
r., cena hurtowa brutto za 1 opakowanie leku Revolade (eltrombopag), 28
tabletek po 25 mg wynosi 4 505,53 zt. Zatem przyjmujqc zuZycie leku w ilosci 84
tabletek (3 opakowania) oraz cene za opakowanie z Obwieszczenia Ministra

Zdrowia mozna oszacowac koszt terapii eltrombopagiem na F

Nalezy zwrdci¢ uwage, ze w zastosowaniu produktu leczniczego Revolade
we wskazaniu anemia aplastyczna postac¢ ciezka (ICD10: D61.3), w ramach
ratunkowego dostepu do technologii lekowych, we wniosku otrzymanym
od Ministra Zdrowia cena netto za opakowanie 28 tabletek @ 25 mg wynosi
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' i jest tym samym _ Warto podkreslic,
ze o

ena leku jest zblizona do ceny zaproponowanej we wniosku
refundacyjnym dotyczqcym stosowania produktu leczniczego Revolade
w ramach programu lekowego: , Leczenie pediatrycznych chorych na przewlektg
pierwotng matoptytkowos¢ immunologiczng (ICD-10 D69.3)

Wptyw na wydatki podmiotu zobowigzaneqgo do finansowania sSwiadczen
ze srodkow publicznych i Swiadczeniobiorcow

Koszt netto 3 miesiecznej terapii produktem leczniczym Revolade na jednego
pacjenta wynosi _ Ze wzgledu na brak danych umozliwiajgcych
szczegotowe oszacowanie wielkosci populacji docelowej, odstgpiono
od oszacowania wydatkdw ptatnika publicznego zwigzanych z refundacjg
produktu Revolade we wnioskowanym wskazaniu.

Maksymalne koszty, zaktadajgc maksymalne dawkowanie i stosowanie leku
przez okres petnego roku, zwigzane z rocznqg terapiq jednego pacjenta
oszacowano na brutto. Nalezy podkreslic, ze jest to wariant
skrajnie konserwatywny i z duzym prawdopodobieristwem przeszacowany.

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

Komparatorem dla ocenianej interwencji jest agonista trombopoetyny — Nplate
(romiplostym), dla ktorego odnalezione wytyczne kliniczne, mogq stawiac
go na rowni z eltrombopagiem. Lek ten nie jest refundowany w Polsce.

Jednak nalezy zwrdci¢ uwage, ze zgodnie z ChPL Nplate, w przypadku pacjentow
Z zaburzeniami czynnosci nerek nie przeprowadzono Zzadnych badan klinicznych,
i w zwiqgzku z tym nalezy zachowac ostroznosc stosujqc lek u takich pacjentow.

Gtowne argumenty decyzji

Produkt leczniczy Revolade (eltrombopag) jest przeznczony dla pacjenta
po transplantacji nerki, w ramach ratunkowego dostepu do terapii lekowych
we wskazaniu wtorna matoptytkowosc¢ (ICD10: D69.5), doktadna diagnoza:
autoimmunologiczna matoptytkowosc oporna na kortykoterapie
i immunosupresje.

Dodatkowo zawarto informacje, iz pacjent jest w przewlektej immunosupresji
leczony glikokortykosteroidami oraz cyklosporynqg, ponadto stosowano
immunoglobuliny oraz plazmaferezy. Rytuksymab jest przeciwwskazany —
zgodnie z ChPL stosowanie jest przeciwwskazane w stanach obnizonej
odpornosci.

Zgodnie z opinig Konsultanta Krajowego w dziedzinie onkologii i hematologii
dzieciecej pacjent z wtorng matoptytkowosciq nie miesci sie w populacji
chorych, dla ktorych dedykowane sq programy lekowe dotyczqgce
matoptytkowosci pierwotnej, w ramach ktorych eltrombopag jest refundowany
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ze srodkow publicznych — ,Leczenie dorostych chorych na pierwotng
matoptytkowos¢ immunologiczng (ICD-10 D69.3)” zatqcznik B.97 do
Obwieszczenia Ministra Zdrowia oraz ,Leczenie pediatrycznych chorych na
przewlektq pierwotng matoptytkowos¢ immunologicznqg (ICD-10 D69.3)”
zatfqcznik B.98 do Obwieszczenia Ministra Zdrowia.

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 2017 r., poz. 1938 z pdzn. zm.), z uwzglednieniem
opracowania w sprawie zasadnosci finansowania ze Srodkéw publicznych, nr 0T.422.29.2018, ,Revolade
(eltrombopag) we wskazaniu: wtérna matoptytkowos¢ u pacjentédw po przeszczepieniu nerki. Opracowanie w
sprawie zasadnosci finansowania ze srodkéw publicznych”. Data ukoriczenia: 1 sierpnia 2018 r.
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KARTA NIEJAWNOSCI

Dane zakreslone kolorem czarnym stanowiq informacje publiczne podlegajgce wytqczeniu ze wzgledu
na tajemnice przedsiebiorcy (Novartis Europharm Limited).

Zakres wyfqgczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem Novartis Europharm Limited o zakresie
tajemnicy przedsiebiorcy.

Podstawa prawna wytgczenia jawnosci: art. 5 ust.2 ustawy z dnia 6 wrzesnia 2001 r. o dostepie do
informacji publicznej (Dz. U. z 2016, poz.1764 z pézn. 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 pézn. zm.)

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

Podmiot, w interesie ktérego dokonano wyfqgczenia jawnosci: Novartis Europharm Limited.



