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W sprawie
Rekomendacji nr 86/2019z dnia 17 pazdziernika 2019r. Prezesa Agencji Oceny
Technologii Medycznych i Taryfikacji w sprawie objeciarefundacja produktu
leczniczego Kalydeco (iwakaftor) w ramach programu lekowego: ,,L.eczenie
mukowiscydozy (ICD-10 E84)”

WyzZej wymienieni sygnatariusze niniejszego dokumentu pragng ztozy¢ sprzeciw wobec
rekomendacji Prezesa AOTMIT dotyczacej objecia refundacja leku Kalydeco (iwafaktor)
w ramach programu lekowego: ,,Leczenie mukowiscydozy (ICD-10 E84)”, w ktorej to Prezes
Agencji, bioragc pod uwage stanowisko Rady Przejrzystosci, dostepne dowody naukowe
1 wyniki analiz farmakoekonomicznych oraz wytyczne krajowe 1 miedzynarodowe stwierdza,
ze finansowanie ze $§rodkow publicznych ocenianej technologii medycznej jest niezasadne.
Nalezy podkresli¢, ze rekomendacja Prezesa AOTMIT stoi w sprzecznosci ze stanowiskiem
Rady Przejrzystosci, ktora na posiedzeniu w dn. 14.10.2019 uznata za zasadne objecie
refundacja ww. leku wskazujac, ze w badaniach wykazano, ze lek Kalydeco ,,skutecznie
poprawia czynno$¢ phuc oraz zmniejsza czestos¢ i czas trwania zaostrzen choroby oskrzelowo-
ptucnej. (...) Stosowanie Kalydeco poprawia takze wyniki w innych badanych punktach
koncowych, takich jak stezenie chlorkéw w pocie, masa ciata i wzrost oraz parametry
funkcjonowania trzustki”.

Wyzej wymienieni sygnatariusze niniejszego dokumentu rekomenduja Ministerstwu Zdrowia
objecie refundacja leku Kalydeco (iwafaktor) 1 jednoczesnie apeluja do podmiotu
odpowiedzialnego firmy Vertex o obnizenie jego ceny oraz ustalenie w trakcie negocjacji
z Ministerstwem Zdrowia instrumentdéw dzielenia ryzyka, ktore pozwolg na udostepnienie ww.
technologii medycznej pacjentom z Polski.

Odnoszac si¢ do argumentow Prezesa AOTMIT pragniemy jednoczesnie zlozy¢ nastgpujace
wyjasnienia:

1. Kalydeco (Iwakaftor) jest lekiem o udowodnionej skutecznosci w leczeniu chorych
z wybranymi mutacjami bramkowania genu CFTR. Jest on lekiem innowacyjnym dziatajacym
na mechanizmy bedace przyczynag mukowiscydozy. Dowodem na to sg wyniki badan
klinicznych, w ktérych dowiedziono, ze stosowanie Kalydeco pozwala na poprawe funkcji
phuc, zmniejszenie czestosci zaostrzen choroby oskrzelowo-ptucnej, a takze na zwigkszenie



masy ciata 1 wzrostu oraz poprawe¢ parametrow funkcjonowania trzustki. Wskaznikami
o najwiekszym znaczeniu rokowniczym w mukowiscydozie, pozwalajacymi na okre$lenie
stopnia uszkodzenia ukladu oddechowego sa w pierwszej kolejnosci wartosci badan
spirometrycznych — szczegolnie FEV1 (nat¢zona objetos¢ wydechowa pierwszosekundowa,
ang. forced expiratory volume in 1 second). W kazdym randomizowanym, podwdjnie
za$lepionym badaniu klinicznym z uzyciem Kalydeco wykazano wzrost o co najmniej 10
punktow procentowych wartosci FEV1 oraz utrzymanie funkcji pluc w okresie obserwacji.
W praktyce klinicznej pacjenci z mukowiscydozg nie mieli dotgd mozliwosci uzyskania takiej
poprawy w zakresie parametrow funkcji pluc przy zastosowaniu najlepszej dostepnej terapii
podtrzymujacej i przy optymalnej opiece nad pacjentem. Odnoszac si¢ do watpliwosci Prezesa
AOTMIT jaka réznica w wyniku ppFEV1 stanowi zmiang istotng klinicznie pragniemy
wyjasni¢, ze w przypadku mukowiscydozy za sukces terapeutyczny uznajemy utrzymanie
funkcji pluc na niezmienionym poziomie lub przynajmniej zahamowanie tempa spadku
wartos$ci spirometrycznych. Poprawa funkcji ptuc, wyrazona przez co najmniej 10% wzrost
warto$ci wskaznikdéw spirometrycznych $wiadczy o wyjatkowo wysokiej skutecznosci leku.
Wszystkie badania kliniczne lekéw majacych wplyw na stan uktadu oddechowego chorych na
mukowiscydoze opieraja si¢ na pomiarach spirometrii, a gldwnym kryterium skutecznosci
badanej substancji jest wskaznik FEV1. W oparciu o ten wskaznik wykazano skuteczno$¢ m.in.
takich lekow jak: dornaza alfa, sol hipertoniczna, czy antybiotykéw wziewnych (kolistyna,
tobramycyna, aztreonam, lewofloksacyna, amikacyna).

Oprocz poprawy funkcji ptuc w badaniach wykazano réwniez istotne statystycznie zmiany
w innych wskaznikach majacych wplyw na dtugo$¢ zycia chorych, tj. zwigkszenie masy ciata,
wzrost wartosci wspotczynnika z-score dla stosunku BMI i wieku, wzrost warto$ci
wspolczynnika z-score dla stosunku masy ciata i wieku oraz wzrost bezwzglednej warto$ci
BMI, obnizenie st¢zenia chlotkow w pocie, a takze zmniejszenie o 61-66%
prawdopodobienstwa wystapienia zaostrzen, co moze wplyna¢ znaczaco na obnizenie kosztow
hospitalizacji 1 ogélnych kosztow leczenia choroby.

2. Nie zgadzamy si¢ ze stwierdzeniem Prezesa AOTMIiT, ze w zadnym kraju o zblizonym do
Polski PKB Kalydeco nie jest finansowany ze §rodkéw publicznych. Zgodnie z najnowszymi
danymi Kalydeco jest obecnie finansowany ze §rodkoéw publicznych w 26 krajach na §wiecie,
w tym refundowany w 21 krajach (Australii, Anglii, Szkocji, Irlandii, Walii, Irlandii P6tnocne;,
Danii, Niemczech, Austrii, Szwajcarii, Francji, Wloszech, Hiszpanii, Belgii, Holandii,
Luksemburgu, Izraelu, Stowenii, Czechach, Kanadzie i Stanach Zjednoczonych), natomiast w
5 krajach (Rumunii, Wegrzech, Szwecji, Portugalii, Norwegii) jest finansowany ze §rodkow
publicznych i dostepny dla pacjentdéw w ramach innych metod finansowania. Przed podjeciem
decyzji o finansowaniu terapii ze Srodkéw publicznych w wielu innych krajach Unii
Europejskiej lek Kalydeco otrzymal rekomendacj¢ pozytywna lub pozytywna warunkows.
Przyktadowo pozytywne rekomendacje wydaty m. in. agencje HAS (Francja), G-BA (Niemcy)
czy AWMSG (Walia). W rekomendacjach zagranicznych agencji HTA facznie 11 z 15
rekomendacji byto pozytywnych lub pozytywnych warunkowo.

3. Dane dotyczace ceny leku oraz zaproponowanych przez podmiot odpowiedzialny
instrumentow dzielenia ryzyka nie zostaty ujawnione, dlatego nie jesteSmy w stanie odnies¢ si¢
do analiz farmakoekonomicznych bedacych podstawg rekomendacji Prezesa AOTMiT oraz
stanowiska Rady Przejrzysto$ci w tym zakresie. Prosimy jednakze Ministra Zdrowia o wzigcie



pod uwagge, ze kryteria oceny lekow stosowanych w chorobach powszechnych nie sg adekwatne
dla lekéw stosowanych w chorobach rzadkich, przez co pacjenci w chorobach rzadkich nie
majg rownych szans w dostepie do innowacyjnych technologii medycznych.
Pragniemy zaznaczy¢, ze mutacje genu CFTR bedace wskazaniem do leczenia Kalydeco
wystepuja w polskiej populacji bardzo rzadko. Wedlug danych Polskiego Towarzystwa
Mukowiscydozy, jak réwniez danych osrodka wykonujacego badania molekularne dla
noworodkow poddawanych przesiewowi W Kierunku mukowiscydozy, szacunkowa liczba
chorych, ktérzy moga by¢ adresatami programu to zaledwie okoto 10 oséb. Koszt realizacji
programu lekowego dla tak matej grupy pacjentow nie bedzie zatem duzym obcigzeniem dla
budzetu przeznaczonego na refundacjg.

Iwakaftor jest uznawany za przetom w leczeniu mukowiscydozy i rekomendowany w leczeniu
mukowiscydozy przez wszystkie migdzynarodowe standardy leczenia mukowiscydozy. Jest
lekiem innowacyjnym 1 wysoce skutecznym, umozliwiajacym leczenie przyczynowe
mukowiscydozy, dlatego silnie rekomendujemy objecie finansowaniem ze $rodkéw
publicznych tej technologii medycznej.
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