Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji
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Protokot z posiedzenia
Rady Przejrzystosci 10/2025
w dniuv 10 marca 2025 roku
w formie wideokonferencji

Matgorzata Bata otworzyta posiedzenie o godzinie 10:13.

Cztonkowie Rady Przejrzystosci (Rada) obecni przy rozpoczeciu posiedzenia (kworum

7 0s6b):

Matgorzata Bata
Andrzej Dgbrowski
Matgorzata Dziedziak
Katarzyna Galas
Marcin Kotakowski
Marcin Lipowski

Ewa Obuchowicz
Tomasz Pasierski
Aleksandra Zasada

VWO NOO AN =

Proponowany porzgdek obrad:

1. Omdwienie powigzan branzowych i ustalenie ewentualnych konfliktéw intereséw
cztonkéw Rady. Omowienie i przyjecie porzgdku obrad Rady.

2. Przygotowanie opinii o projekcie programu polityki zdrowotne] jednostki
samorzgdu terytorialnego ,,Program profilaktyki i wczesnego wykrywania
wad wzroku dla ucznidw klas Il szkdt podstawowych zlokalizowanych na terenie
miasta Bedzin na lata 2025-2027".

3. Przygotowanie opini w sprawie kontynuacji refundacji we wskazaniach
pozarejestracyjnych dla produktéw leczniczych zawierajgcych substancje czynng
prednisolonum we wskazaniu: autoimmunizacyjne zapalenie trzustki u dzieci
do 18 roku zycia; eozynofilowe zapalenie jelit.

4. Przygotowanie opinii w sprawie kontynuacji refundacji we wskazaniach
pozarejestracyjnych dla produktéw leczniczych zawierajgcych substancje czynng
posaconazolum we wskazaniu: ostra biataczka limfoblastyczna wysokiego ryzyka
U dzieci ponizej 18 r.z.; nawrdt ostrej biataczki limfoblastycznej u dzieci ponizej
18 r.z.; nawrdt ostrej biataczki szpikowej u dzieci ponizej 18 r.z.
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5. Przygotowanie opinii w sprawie kontynuacji refundacji we wskazaniach
pozarejestracyjnych dla produktéw leczniczych zawierajgcych substancje czynng
sirolimus we wskazaniu: zespdt Klippela-Trénaunaya.

6. Przygotowanie opinii w sprawie kontynuacji refundacji we wskazaniach
pozarejestracyjnych dla produktéw leczniczych zawierajgcych substancje czynng
tacrolimusum we wskazaniu: miastenia.

7. Lakonczenie posiedzenia.

Ad 1. Zaden z cztonkdw Rady nie zadeklarowat konfliktu intereséw. Rada jednogtosnie
(? gtosdéw ,,za") przyjeta porzgdek obrad.

Ad 2. Analityk Agencji strescit projekt programu polityki zdrowotnej dot. wykrywania
wad wzroku dla ucznidw klas Il szkét podstawowych na terenie miasta Bedzin,
a projekt opinii przedstawita Ewa Obuchowicz.

W doprecyzowaniu tresci opinii udziat wzieli: Aleksandra Zasada, Matgorzata Bata,
Andrzej Dgbrowski, Marcin Kotakowski i Ewa Obuchowicz.

Prowadzgca zarzgdzita gtosowanie, w wyniku ktérego Rada jednogtosnie
(9 gtosdw ,,za"”) uchwalita pozytywnq opinie (zatgcznik nr 1 do protokotu).

Ad 3. Andrzej Dgbrowski przedstawit projekt opinii dotyczgcy substancji czynnej
prednisolonum we wskazaniach pozarejestracyjnych.

Prowadzgca zarzgdzita gtosowanie, w wyniku ktérego Rada jednogtosnie
(9 gtoséw ,,za™) uchwalita pozytywng opinie (zatgcznik nr 2 do protokotu).

Ad 4. Projekt opinii dotyczqgcy substanciji czynnej posaconazolum we wskazaniach
pozarejestracyjnych przedstawita Aleksandra Zasada.

Prowadzgca zarzgdzita gtosowanie, w wyniku ktérego Rada jednogtosnie
(? gtoséw ,,za™) uchwalita pozytywng opinie (zatgcznik nr 3 do protokotu).

Ad 5. Marcin Kotakowski przedstawit projekt opinii dotyczqcy substancji czynnej
sirolimus we wskazaniach pozarejestracyjnych.

W doprecyzowaniu tresci opinii uczestniczyli: Marcin Kotakowski, Tomasz Pasierski
i Matgorzata Bata.

Prowadzgca zarzgdzita gtosowanie, w wyniku ktérego Rada jednogtosnie
(9 gtoséw ,,za™) uchwalita pozytywng opinie (zatgcznik nr 4 do protokotu).

Ad 6. Projekt opinii dotyczqgcy substancji czynnej tacrolimusum we wskazaniach
pozarejestracyjnych przedstawita Katarzyna Galaos.

W doprecyzowaniu tresci opinii udziat wzieli: Matgorzata Bata, Tomasz Pasierski
i Aleksandra Zasada.

Prowadzgca zarzgdzita gtosowanie, w wyniku kiférego Rada jednogtosnie
(9 gtoséw ,,za™) uchwalita pozytywng opinie (zatgcznik nr 5 do protokotu).

Ad 7. Prowadzgca zakohczyta posiedzenie o godzinie 10:53.
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Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 38/2025 z dnia 10 marca 2025 roku
o projekcie programu ,,Program profilaktyki i wczesnego wykrywania
wad wzroku dla ucznidéw klas Il szkét podstawowych zlokalizowanych
na terenie miasta Bedzin na lata 2025-2027"

Rada Przejrzystosci pozytywnie opiniuje projekt programu polityki zdrowotnej
,Program profilaktyki i wczesnego wykrywania wad wzroku dla uczniow klas Il
szkot podstawowych zlokalizowanych na terenie miasta Bedzin na lata
2025-2027".

Uzasadnienie

Program polityki zdrowotnej zaplanowany do realizacji przez gmine Bedzin
zaktada przeprowadzenie badan przesiewowych w kierunku wad wzroku u dzieci
w wieku 9-10 lat, a takze zorganizowanie dziatann edukacyjnych
dla ich rodzicow/opiekundw prawnych oraz pedagogow i wychowawcow klas Ill.
Program, ktory zaplanowano na lata 2025-2027 ma zosta¢ sfinansowany
z budzetu gminy Bedzin. Wnioskodawca wtasciwie uzasadnit potrzebe realizacji
programu. Przedstawit charakterystyke wad wzroku u dzieci i mozliwosci
postepowania terapeutycznego. Powotujgc sie na dane Gfownego Urzedu
Statystycznego (GUS), wnioskodawca wskazat, ze wsrdd dzieci miedzy 2 a 14 r.z.
problemy ze wzrokiem ma 659 na 1000 dzieci. Autorzy projektu nie przedstawili
danych lokalnych dotyczqcych wystepowania wad wzroku u dzieci z uwagi
na brak takich danych w ogdlnodostepnych bazach statystycznych. Natomiast
odniesli sie do sytuacji epidemiologicznej w wojewddztwie slgskim,
przedstawiajgc informacje z dokumentu Regionalna Polityka Zdrowia
Wojewddztwa Slgskiego 2030. Dane te wskazujqg, ze wsréd mieszkancéw
wojewodztwa slgskiego najczesciej wystepujgcq grupq schorzen oka jest
zez i niedowidzenie — ze wzgledu na zapadalnos¢ w przeliczeniu na 100 tys.
ludnosci wojewddztwo slgskie zajmuje drugie miejsce w kraju. Wczesne
wykrywanie u dzieci wad wzroku i ich korygowanie powinno zapewnic
prawidtowy rozwdj psychoruchowy dzieci.

W 2022 r. Prezes AOTMIT wydat opinie warunkowo pozytywngq dla podobnego
projektu programu gminy Bedzin — ,Program profilaktyki i wczesnego
wykrywania wad wzroku dla uczniow klas Ill szkot podstawowych
zlokalizowanych na terenie miasta Bedzin na lata 2022-2024”. W obecnej wersji
projektu wnioskodawca uwzglednit zgfoszone uwagi Prezesa Agendji,
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a przedstawiony raport koricowy z poprzedniej edycji programu wskazat na jego
dobre efekty. Wnioskodawca wskazaf, ze realizator programu wybrany zostanie
w drodze konkursu ofert, co jest zgodne z zapisami ustawowymi.

Gtownym celem programu jest zwiekszenie skutecznosci wczesnego wykrywania

zaburzen wzroku u niezdiagnozowanych wczesniej uczniow klas Il szkot

podstawowych. Badania przesiewowe zostanq wykonane u minimum 70% dzieci.

Przedstawiony przez wnioskodawce cel gfdwny wydaje sie mozZliwy

do osiggniecia za pomocq dziatarn zaplanowanych w programie na lata

2025-2027. W ramach uzasadnienia dla przyjetej wartosci docelowej

wnioskodawca powofat sie na wartos¢ pochodzqcq z raportu koricowego

poprzedniego programu zrealizowanego w latach 2022-2024, w ktorym
zgtaszalnosc¢ do badania wynosita 68,54%. W projekcie przedstawiono jeden cel
szczegotowy, ktorym bedzie uzyskanie lub utrzymanie wysokiego poziomu wiedzy
wsrod swiadczeniobiorcow w zakresie profilaktyki wystepowania wad wzroku,
ich konsekwencji oraz potrzeby wczesnego diagnozowania i leczenia. Cel jest
mozliwy do osiggniecia w efekcie zaplanowanych dziatan edukacyjnych. Poziom
wiedzy zostanie zweryfikowany na podstawie dobrze przygotowanych pre- i post-
testow wiedzy. Wnioskodawca na podstawie programu zrealizowanego w latach

2022-2024 przyjgt, zZe min. 75% poprawnych odpowiedzi w tescie bedzie

oznaczato wysoki poziom wiedzy. Whnioskodawca prawidfowo zaplanowat

2 mierniki efektywnosci:

e odsetek liczby dzieci, u ktorych zdiagnozowano wade wzroku w ramach
przeprowadzonych badan wzgledem wszystkich przebadanych dzieci (miernik
odnosi sie co celu gtdwnego);

e odsetek odbiorcow akcji edukacyjnej, u ktorych w post-tescie odnotowano
wysoki poziom wiedzy (min. 75% poprawnych odpowiedzi), wzgledem
wszystkich swiadczeniobiorcow, ktorzy wypetnili pre-test (miernik odnosi sie
do celu szczegdtowego).

Populacje docelowg programu stanowiq dzieci w wieku 9-10 lat
w poszczegdlnych latach realizacji programu, uczeszczajgce do klas Il szkot
podstawowych, zameldowane na terenie miasta Bedzin. Liczebnos¢ grupy
docelowej oszacowano na 420 dzieci w roku szkolnym 2025/2026, 519 dzieci
w roku szkolnym 2026/2027 oraz 493 dzieci w roku szkolnym 2027/2028. Dane
przedstawione przez wnioskodawce sq zblizone do informacji zamieszczonych
na stronie internetowej GUS. Kryterium wiqczenia do programu bedzie pisemna
zgoda rodzicow/opiekunéw prawnych dziecka na przeprowadzenie badania.
Kryteria wyfgczenia na tym etapie to: zdiagnozowana wada wzroku,
pozostawanie dziecka pod opiekq poradni okulistycznej dla dzieci,
nieprawidfowosci rozwojowe oraz brak pisemnej zgody rodzica/opiekuna
prawnego. Dodatkowo, dziataniami edukacyjnymi wnioskodawca planuje objgc
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ok. 1432 rodzicow/opiekundéw prawnych dzieci oraz pedagogow i wychowawcow
klas IlI.

W programie zaplanowano dziatania rekrutacyjne, edukacyjne oraz badania
przesiewowe. Spotkania edukacyjne dla rodzicow i opiekundw prawnych dzieci,
pedagogow oraz wychowawcow bedq prowadzone przez lekarza okuliste,
optometryste, pielegniarke, specjaliste ds. zdrowia publicznego lub innq osobe
posiadajgcq odpowiednie kwalifikacje w zakresie akcji informacyjno-
edukacyjnej. Spotkania edukacyjne, ktorych tematyka zostata przez
wnioskodawce wilasciwie  przedstawiona  zostanqg  przeprowadzone
z odpowiednim wyprzedzeniem przed rozpoczeciem badan przesiewowych
(uwaga: wnioskodawca nie okreslit czasu trwania edukacji). Do materiatow
skierowanych do rodzicow i opiekunow prawnych dotgczony zostanie formularz
zgody na badanie dziecka.

W tresci projektu wnioskodawca przedstawit wfasciwie charakterystyke
personelu, sprzetu i warunkow lokalowych w ktorych bedg realizowane badania
przesiewowe. Podsumowaniem badania bedzie postawienie diagnozy, a w razie
potrzeby skierowanie do dalszej diagnostyki i leczenia w poradni okulistycznej.
Badania przesiewowe w kierunku wad wzroku znajdujq sie w wykazie swiadczen
gwarantowanych z zakresu podstawowej opieki zdrowotnej, ale na terenie
Bedzina zaden podmiot nie realizuje Swiadczen w zakresie okulistyki dla dzieci.
Zgodnie z przyjetymi zatoZzeniami realizator programu powinien dqzyc
do zapewnienia odpowiednich warunkow do przeprowadzenia badan oraz
edukacji przede wszystkim w warunkach szkolnych. Realizator bedzie rowniez
zobowigzany do prowadzenia dokumentacji medycznej, zarowno w formie
papierowej, jak i elektronicznej oraz do sporzgdzania okresowych sprawozdan,
a takze sprawozdania koricowego z realizacji programu. Kampanie promocyjng
programu bedzie prowadzit organizator programu — Urzqd Miejski w Bedzinie,
a takze realizator programu na terenie szkot. Projekt programu zaktada
przeprowadzenie jego monitorowania w oparciu o analize sprawozdan
okresowych, ktdre bedq uwzgledniaty prawidtowo zaplanowane wskazniki
dotyczgce badanej populacji i badan przesiewowych oraz w oparciu o dobrze
opracowanq anonimowq ankiete satysfakcji oceniajgcq jakosc¢ swiadczen.

Po zakonriczeniu realizacji programu zostanie przeprowadzona jego ewaluacja,
ktora bedzie opierata sie zasadniczo na analizie 2 wskaZznikow, takich jak:
liczba/odsetek dzieci skierowanych do dalszej diagnostyki” oraz ,procentowy
wzrost/spadek w poziomie wiedzy, ktory nastqpit u uczestnikow akcji
edukacyjnych (przeprowadzenie pre-testu i post-testu)”. Istotnym elementem
ewaluacji bedzie réwniez poréwnanie stanu sprzed wprowadzenia dziatan
w ramach programu ze stanem po jego zakoriczeniu.

Budzet programu zostat poprawnie zaplanowany. Wnioskodawca przedstawit
w projekcie szacunkowe koszty jednostkowe, koszty roczne realizacji programu,
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koszt catkowity oraz zrddto finansowania. Catkowity koszt PPZ zostat oszacowany
na 141 480 zi, ktory ma byc¢ pokryty z budzetu gminy Bedzin.

Gtowne arqgumenty decyzji:

e wnioskodawca przedstawit uzasadniony i wfasciwie opracowany program
polityki zdrowotnej;

e na terenie Bedzina Zaden podmiot nie realizuje Swiadczen w zakresie
okulistyki dla dzieci;

e dobre efekty podobnego programu polityki zdrowotnej zrealizowanego
w Bedzinie w latach 2022-2024, podsumowane w raporcie koricowym.

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 48a ust. 8 pkt 3, w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 3 ustawy z 27 sierpnia 2004 r.
o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 146),
z uwzglednieniem raportu nr: OT.431.2.2025 ,Program profilaktyki i wczesnego wykrywania wad wzroku
dla uczniéw klas Il szkét podstawowych zlokalizowanych na terenie miasta Bedzin na lata 2025-2027”; data
ukoriczenia marzec 2025 oraz Aneksu ,,Programy z zakresu profilaktyki i korekcji wad wzroku oraz choréb oczu
u dzieci — wspdlne podstawy oceny” z czerwca 2022 r.
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Opinia Rady Przejrzystosci
nr 39/2025 z dnia 10 marca 2025 roku
w sprawie objecia refundacjg lekdw zawierajgcych substancje czynng
prednisolonum w zakresie wskazan do stosowania lub dawkowania,
lub sposobu podawania odmiennych niz okreslone w Charakterystyce
Produktu Leczniczego tj. autoimmunizacyjne zapalenie trzustki
u dzieci do 18 roku zycia; eozynofilowe zapalenie jelit
u dzieci do 18 roku zycia

Rada Przejrzystosci uwaza za zasadng kontynuacje refundacji lekow
zawierajgcych  substancje  czynnq  prednisolonum  we  wskazaniach
pozarejestracyjnych:

e gutoimmunizacyjne zapalenie trzustki u dzieci do 18 roku zycia;
e eozynofilowe zapalenie jelit u dzieci do 18 roku Zycia.
Uzasadnienie

Wymieniona substancja czynna byta wielokrotnie pozytywnie opiniowana przez
Rade Przejrzystosci — w latach 2013, 2016, 2018 i 2022. Opinie Rady pozostajg
spojne w tym zakresie i jednoznacznie rekomendujq finansowanie ww. substancji
czynnej.

Aktualne dowody naukowe oraz wytyczne miedzynarodowych organizacji
medycznych (np. Joint ESPGHAN/NASPGHAN Guidelines on Childhood
Eosinophilic Gastrointestinal Disorders Beyond Eosinophilic Esophagitis 2023;

Guidelines for the diagnosis and management of pancreatitis in children —
BSPGHAN Pancreatitis Guidance v1.0; January 2024) wskazujg na kliniczng
zasadnosc¢ stosowania produktow leczniczych zawierajgcych ww. substancje
czynng w wymienionych powyzej jednostkach chorobowych — pomimo nie ujecia
jej we wskazaniach rejestracyjnych.
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Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 40 ustawy o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 930 z pdin. zm.),
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. z 2024 r., poz. 146).
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Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 40/2025 z dnia 10 marca 2025 roku
w sprawie objecia refundacjg lekdw zawierajgcych substancje czynng
posaconazolum 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  czynnqg  posaconazolum  we  wskazaniach
pozarejestracyjnych: C.0.14.b., tj.

e ostra biataczka limfoblastyczna wysokiego ryzyka u dzieci ponizej 18 r.z.;
e nawrdt ostrej biataczki limfoblastycznej u dzieci ponizej 18 r.z.;

e nawrot ostrej biataczki szpikowej u dzieci ponizej 18 r.z.

Uzasadnienie

Substancja czynna posoconazolum w ww. wskazaniach byta przedmiotem oceny
Rady Przejrzystosci w 2019 roku i w 2022 roku i otrzymata pozytywne opinie Rady
(opinia nr 178/2019 z dnia 17 czerwca 2019 roku oraz opinia nr 58/2022 z dnia
25 kwietnia 2022 roku).

W wyniku przeszukania nie zidentyfikowano zadnych nowych aktualizacji
wytycznych klinicznych. Zidentyfikowano dodatkowgq publikacje
zrekomendacjami Niemieckiego Towarzystwa Hematologii i Onkologii
Medycznej (DGHO) (2023), w ktorej rekomenduje sie stosowanie posaconazolum
w zapobieganiu inwazyjnym zakazeniom grzybiczym u pacjentow leczonych
m.in. z powodu ostrej biataczki limfoblastycznej.

Badania naukowe zidentyfikowane w ramach przeszukiwania aktualizacyjnego
potwierdzajg zasadnosc stosowania posaconazolum w zapobieganiu zakazeniom
grzybiczym u pacjentow <18 r.z. ze zdiagnozowanq ostrq biataczkg
limfoblastyczng lub nawrotowq ostrq biataczkq limfoblastyczng lub szpikowq.

Gtowne arqumenty decyzji:

e wytyczne kliniczne miedzynarodowych towarzystw naukowych;
e zaktualizowane dowody naukowe potwierdzajq wczesniejsze wnioskowanie
Rady.
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Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 40 ustawy o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 930 z pdin. zm.),
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. z 2024 r., poz. 146).
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Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr41/2025 z dnia 10 marca 2025 roku
w sprawie objecia refundacjg lekdw zawierajgcych substancje czynng
sirolimusum w zakresie wskazan do stosowania lub dawkowania,
lub sposobu podawania odmiennych niz okreslone w Charakterystyce
Produktu Leczniczego, tj. zespot Klippela-Trénaunaya

Rada Przejrzystosci uwaza za zasadng kontynuacje refundacji lekow
zawierajgcych substancje czynnq sirolimusum we wskazaniu pozarejestracyjnym:
zespot Klippela-Trénaunaya.

Uzasadnienie

Zespot Klippela-Trénaunaya (KTS, ang. Klippel-Trénaunay syndrome) stanowi
grupe malformacji naczyniowych obejmujqcych triade objawdw podstawowych,
takich jak przerost kosci i tkanek miekkich (zlokalizowany najczesciej w obrebie
koriczyny dolnej), rozlegte Zylaki, zwykle jednej koriczyny oraz malformacje
naczyn chfonnych, znamiona naczyniowe (naczyniaki), zlokalizowane zazwyczaj
na skorze konczyny, ktorej dotyczy wada. Nie ma on wydzielonej grupy w ramach
ICD-10.

Postawienie diagnozy u chorych z zespotem Klippela-Trénaunaya wymaga
ztozonej diagnostyki, z wykorzystaniem ultrasonografii dopplerowskiej,
wenografii, arteriografii, spiralnej TK i angio-MR. U pacjentow ze zwiekszonym
ryzykiem przecigzenia objetosciowego serca oraz z licznymi przetokami nalezy
rozwazy¢ wykonanie badania echokardiograficznego. Diagnostyka pacjentow,
u ktorych wystepuje triada objawow KTS nie stwarza wiekszych problemow.
Wytyczne praktyki klinicznej, ktore postuzyty do wydania pozytywnych opinii
tak w roku 2019, jak i w roku 2022 sq nastepujgce: amerykanskie - Grupy
roboczej ds. zespotu Klippela-Trénaunaya z 2016 roku (KTS Working Group 2016),
europejskie - European Society for Vascular Surgery z 2015 roku (ESVS) oraz
miedzynarodowe - Internationa Union of Phebology (IUP). Jedynie rekomendacje
KTS Working Group 2016 odnoszq sie do leczenia KTS z zastosowaniem sirolimusu
i rekomendujq zastosowanie ocenianej interwencji w leczeniu rozlegtych
malformacji limfatycznych, nawracajgcych infekcji czy krwawienia z uktadu
pokarmowego w przebiegu KTS. Nalezy mie¢ na uwadze, Zze nie zostaty zmienione
i nadal obowiqzujq.
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Poza powyzej wskazanymi rekomendacjami pojawiajq sie rowniez publikacje
opisujgce stosowanie przedmiotowej technologii w leczeniu KTS.

Nalezy mie¢ na uwadze, ze te dowody majq bardzo niskq jakosc¢ jednak
sq wystarczajgce do wydania pozytywnej rekomendacji.

Gtowne arqumenty decyzji:

e aktualne rekomendacje;

e dowody naukowe, takie jak opisy przypadkdw i analizy efektow klinicznych
potwierdzajgce zasadnosc stosowania przedmiotowej technologii;

e niezaspokojona potrzeba medyczna;

e maty wplyw na budzet ptatnika publicznego.

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 40 ustawy o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 930 z pdéin. zm.),
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. 2 2024 r., poz. 146).



Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr42/2025 z dnia 10 marca 2025 roku
w sprawie objecia refundacjg lekdw zawierajgcych substancje czynng
tacrolimusum zakresie wskazan do stosowania lub dawkowania,
lub sposobu podawania odmiennych niz okreslone w Charakterystyce
Produktu Leczniczego, tj. miastenia

Rada Przejrzystosci uwaza za zasadng kontynuacje refundacji lekow
zawierajgcych  substancje  czynng tacrolimusum we wskazaniu
pozarejestracyjnym: miastenia.

Uzasadnienie

Leki zawierajgce substancje czynng tacrolimusum w praktyce klinicznej
sqg stosowane w miastenii, a ich obserwowana skutecznosc i akceptowalny profil
bezpieczenstwa pozwalaty na wydawanie przez Rade Przejrzystosci pozytywnych
opinii dotyczqcych refundacji w omawianym wskazaniu (opinia z dnia
17 czerwca 2019 r. o nr 182/2019 i z dnia 2 maja 2022 r. o nr 65/2022).
Dostepne dowody naukowe, w tym wyniki badan klinicznych opublikowanych
po wydaniu poprzedniej opinii, wskazujg na mozliwos¢ odniesienia korzysci
klinicznej ze stosowania takrolimusu u chorych z miasteniq (zaréowno u dzieci,
jak i dorostych pacjentow), w tym zasadnos¢ stosowania tacrolimusum jako
pierwszego wyboru wsrdod lekow immunosupresyjnych u pacjentow
Zle tolerujgcych inne substancje z tej grupy lekow (zgodnie z belgijskimi
rekomendacjami z 2024 r.).

Uwzgledniajgc przedstawione okolicznosci Rada uznaje, ze refundacja lekow
zawierajgcych substancje czynng tacrolimusum we wskazaniu
pozarejestracyjnym miastenia powinna by¢ kontynuowana.

Gtdwne arqumenty decyzji:

® sposob postepowania rekomendowany w wytycznych klinicznych;

e brak danych uzasadniajgcych zmiane poprzedniej decyzji Rady.
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Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 40 ustawy o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 930 z pdin. zm.),
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. z 2024 r., poz. 146).



