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Protokot z posiedzenia
Rady Przejrzystosci 35/2026
w dniu 24 sierpnia 2026 roku
w formie wideokonferencji

Matgorzata Bata otworzyta posiedzenie o godzinie 09:58.

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

7 0s6b):

1. Artur Bachta

2. Matgorzata Bata

3. Matgorzata Dziedziak
4. Pawet Grzesiewski

5. Marcin Kotakowski

6. Marcin Lipowski

7. Ewa Obuchowicz

8. Anna Socha-Banasiak
9. Matgorzata Sznitowska
10. Aleksandra Zasada

Proponowany porzgdek obrad:

1. Omodwienie powigzan branzowych i ustalenie ewentualnych konfliktow intereséw
cztonkédw Rady. Omdwienie i przyjecie porzgdku obrad Rady.

2. Przygotowanie stanowiska w sprawie zakwalifikowania $wiadczenia opieki
zdrowotnej Oznaczenie IGFBP3 - biatko wigzgce IGF-1 jaoko S$wiadczenia
gwarantowanego.

3. Przygotowanie stanowiska w sprawie zakwalifikowania $wiadczenia opieki
zdrowotnej Oznaczenie osmolalnosci moczu jako $wiadczenia gwarantowanego.

4. Przygotowanie stanowiska w sprawie usuniecia Swiadczenia opieki zdrowotnej
Oznaczanie przeciwciat przeciwko gliadynie (ICD-92 N81; N83).

5. Przygotowanie stanowiska w sprawie oceny leku Triplixam (perindoprilum
argininum + indapamidum + amlodipinum) we wskazaniu: leczenie substytucyjne
nadci$nienia tetniczego samoistnego, u pacjentdw, u ktérych uzyskano kontrole
ci$nienia podczas stosowania peryndoprylu i indapamidu w produkcie ztozonym
oraz amlodypiny w oddzielnym preparacie, w takich samych dawkach
jak w produkcie leczniczym Triplixam.

6. Przygotowanie stanowiska w sprawie oceny leku Tibsovo (ivosidenibum) w ramach
programu lekowego B.5. ,Leczenie chorych na raka wagtrobowokomdrkowego
ul. Przeskok 2, 00-032 Warszawa Elektroniczna skrzynka podawcza: tel. +48 22 101 46 QO www.aotm.gov.pl
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(ICD-10: C22.0) lub raka drog zétciowych (ICD-10: C22.1, C23, C24.0, C24.1, C24.8,
C24.9)".

7. Przygotowanie stanowiska w sprawie zbadania zasadnosci wydawania zgdd
na refundacje produktu leczniczego Lyfnua we wskazaniu: przewlekty kaszel
w przypadku nieskutecznosci i/lub nietolerancji dostepnych na polskim rynku
alternatywnych technologii lekowych.

8. Przygotowanie opinii o projekcie programu polityki zdrowotne] jednostki
samorzgdu terytorialnego ,,Program polityki zdrowotnhej w zakresie rehabilitacji
leczniczej mieszkancodw gminy Prazmow na lata 2027-2029".

9. Przygotowanie opinii o projekcie programu polityki zdrowotne] jednostki
samorzqgdu terytorialnego ,,Program polityki zdrowotnej w zakresie rehabilitacji
leczniczej mieszkancow gminy Brochdw na lata 2026-2029".

10. Przygotowanie opinii o projekcie programu polityki zdrowotnej jednostki
samorzqgdu terytorialnego ,,Program polityki zdrowotnej z zakresu wczesnego
wykrywania wad wzroku u dzieci z powiatu leszczynskiego 2027-2029".

11. Przygotowanie opinii w sprawie substanciji czynne] pemetreksed we wskazaniu
pozarejestracyjnym: w skojarzeniu z karboplatyng U chorych
na radiojodoopornego raka zréznicowanego tarczycy w  stadium
zaawansowanym po wyczerpaniu mozliwosci leczenia inhibitorami  kinaz
tyrozynowych.

12. Przygotowanie opinii w sprawie substancji czynnej toksyna botulinowa typu A
(produkt leczniczy Xeomin) we wskazaniu pozarejestracyjnym: dystonia krtaniowa
oraz dystonia twarzy.

13. Zakonczenie posiedzenia.
Ad 1. Zaden z cztonkdw Rady nie zadeklarowat konfliktu interesdw.
Rada 10 gtosami ,,za"” zaakceptowata proponowany porzgdek obrad.

Ad 2. Analityk Agencji przedstawit prezentacje dot. kwalifikacji $wiadczenia
Oznaczenie IGFBP3 - biatko wigzgce IGF-1.

Gtos zabraty Aleksandra Zasada i Anna Socha-Banasiak.

Projekt stanowiska Rady przygotowaty i przedstawity Anna Socha-Banasiak
i Matgorzata Dziedziak.

Matgorzata Dziedziak i Anna Socha-Banasiak doprecyzowaty tfreS¢ uchwaty, po czym
Prowadzgca zarzqdzita gtosowanie, w wyniku ktérego Rada 10 gtosami
»Za" uchwalita pozytywne stanowisko (zatgcznik nr 1 do protokotu).

Ad 3. Anadlityk Agencji przedstawit prezentacje dot. kwalifikacji $wiadczenia
Oznaczenie osmolalnosci moczu.

We wstepnej dyskusji uczestniczyty: Matgorzata Sznitowska, Anna Socha-Banasiak
i Matgorzata Bata.

Projekt stanowiska Rady przygotowaty Matgorzata Dziedziak i Anna Socha-Banasiak,
a przedstawita Matgorzata Dziedziak.
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Rada doprecyzowata fre$¢ uchwaty, w czym udziat wzieli: Matgorzata Bata,
Matgorzata Dziedziak, Anna Socha-Banasiak, Marcin Kotakowski
i Matgorzata Sznitowska.

Prowadzgca zarzgdzita gtosowanie, w wyniku ktérego Rada 10 gtosami
,Za" uchwalita negatywne stanowisko (zatgcznik nr 2 do protokotu).

Ad 4. Andlityk Agencji przedstawit prezentacje dot. usuniecia S$wiadczenia
Oznaczanie przeciwciat przeciwko gliadynie.

Projekt stanowiska Rady przygotowata i przedstawita Ewa Obuchowicz.

W dyskusji uczestniczyli: Matgorzata Bata, Marcin Kotakowski, Ewa Obuchowicz
i Anna Socha-Banasiak.

Prowadzgca doprecyzowata tres¢ uchwaty, po czym zarzqdzita gtosowanie,
wwyniku ktérego Rada 10 gtosami ,za” uchwalita pozytywne stanowisko
(zatgcznik nr 3 do protokotu).

Ad 5. Analityk Agencji omowit najwazniejsze informacje z raportu dot. leku Triplixam.

Projekt stanowiska Rady przygotowali Matgorzata Sznitowska i Artur Bachta,
a przedstawita Matgorzata Sznitowska.

W dyskusji uczestniczyli: Matgorzata Bata, Matgorzata Sznitowska i Marcin Kotakowski.

Matgorzata Bata i Matgorzata Sznitowska doprecyzowaty tre$¢ uchwaty, po czym
Prowadzgca zarzgdzita gtosowanie, w wyniku ktérego Rada 10 gtosami
»Za" uchwalita pozytywne stanowisko (zatgcznik nr 4 do protokotu).

Ad 6. Analityk Agenciji zaprezentowat najwazniejsze dane z raportu dot. leku Tibsovo.

W dyskusji udziat wzieli: Matgorzata Sznitowska, Matgorzata Bata, Marcin Kotakowski
i Artur Bachta.

Projekt stanowiska Rady przygotowali Artur Bachta i Matgorzata Sznitowska,
a przedstawit Artur Bachta.

Prowadzgca doprecyzowata tre§¢ uchwaty, po czym zarzqdzita gtosowanie,
w wyniku ktérego Rada 10 gtosami ,,za” uchwalita negatywne stanowisko (zatgcznik
nr 5 do protokotu).

Ad 7. Analityk Agencji zaprezentowat dane z raportu dot. produktu leczniczego
Lyfnua.

W dyskusji udziat wzieli: Matgorzata Sznitowska, Marcin Lipowski, Marcin Kotakowski,
Matgorzata Bata i Ewa Obuchowicz.

Projekt stanowiska Rady przygotowata i przedstawita Aleksandra Zasada.

Rada doprecyzowata tre$¢ uchwaty, w czym udziat wzieli: Matgorzata Batq,
Matgorzata Sznitowska, Marcin Kotakowski i Aleksandra Zasada.

Prowadzgca zarzqdzita gtosowanie, w wyniku kférego Rada 10 gtosami
,Za" uchwalita negatywne stanowisko (zatgcznik nr 6 do protokotu).
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Ad 8. Analityk Agencji omowit program polityki zdrowotnej gminy Prazmdow z zakresu

rehabilitacji lecznicze;.
Gtos zabraty Ewa Obuchowicz i Matgorzata Dziedziak.
Projekt opinii Rady przygotowat i przedstawit Pawet Grzesiewski.

Matgorzata Bata i Marcin Kotakowski doprecyzowali tre$¢ uchwaty, po czym
Prowadzgca zarzgdzita gtosowanie, w wyniku ktérego Rada 10 gtosami
,Za" uchwalita pozytywnq opinie (zatgcznik nr 7 do protokotu).

Ad 9. Analityk Agencji omowit program polityki zdrowotnej gminy Brochdw z zakresu
rehabilitacji lecznicze;.

Projekt opinii Rady przygotowat i przedstawit Pawet Grzesiewski.

W zwigzku z brakiem gtoséw w dyskusji, Prowadzgca zarzgdzita gtosowanie, w wyniku
ktorego Rada 10 gtosami ,za” uchwalita pozytywng opinie (zatgcznik
nr 8 do protokotu).

Ad 10. Analityk Agencji omowit program polityki zdrowotnej powiatu leszczynskiego
z zakresu okulistyki.

W dyskusji udziat wzieli: Matgorzata Sznitowska, Matgorzata Bata, Marcin Kotakowski
i Ewa Obuchowicz.

Projekt opinii Rady przygotowata i przedstawita Aleksandra Zasada.

W zwigzku z brakiem gtosow w dyskusji Prowadzqgca zarzgdzita gtosowanie, w wyniku
ktorego Rada 10 gtosami ,za” uchwalita negatywng opinie (zatgcznik
nr 9 do protokotu).

Ad 11. Analityk Agencji podsumowat raport dot. substancji czynnej pemetreksed
we wskazaniu pozarejestracyjnym.

Projekt opinii Rady przygotowat i przedstawit Marcin Kotakowski.

Rada doprecyzowata fre$¢ uchwaty, w czym udziat wazieli: Matgorzata Bata,
Matgorzata Dziedziak i Marcin Kotakowski.

Prowadzgca zarzgdzita gtosowanie, w wyniku ktérego Rada 10 gtosami
,Za" uchwalita pozytywnqg opinie (zatgcznik nr 10 do protokotu).

Ad 12. Analityk Agencji podsumowat raport dot. produkiu leczniczego Xeomin
we wskazaniu pozarejestracyjnym.

Projekt opinii Rady przygotowat i przedstawit Marcin Lipowski.

Prowadzgca doprecyzowata tre$¢ uchwaty, po czym zarzqdzita gtosowanie,
w wyniku ktérego Rada 10 gtosami ,,za” uchwalita pozytywng opinie (zatgcznik
nr 11 do protokotu).

Ad 13. Prowadzgca zakonczyta posiedzenie o godzinie 14:04.
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Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 118/2026 z dnia 24 sierpnia 2026 roku
w sprawie zasadnosci kwalifikacji Swiadczenia opieki zdrowotnej
,0znaczenie IGFBP-3 — biatko wigzgce IGF-1" jako Swiadczenia
gwarantowanego

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne zakwalifikowanie swiadczenia opieki
zdrowotnej ,0Oznaczenie IGFBP-3 — biatko wiqgzqce IGF-1” jako swiadczenia
gwarantowanego z zakresu ambulatoryjnej opieki specjalistyczne;.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Celem opinii jest ocena zasadnosci zakwalifikowania swiadczenia opieki
zdrowotnej ,,Oznaczenie IGFBP-3 — biatko wigzgce IGF-1” jako Swiadczenia
gwarantowanego z zakresu ambulatoryjnej opieki specjalistycznej (AOS) u dzieci
z zaburzeniami wzrastania. Populacje docelowqg stanowiq dzieci i mfodziez
wymagajgce  diagnostyki lub  monitorowania  zaburzern  wzrastania,
w szczegdlnosci pacjenci z niskorostosciq, zaburzeniami osi GH (ang. growth
hormone) — IGF-1 (ang. Insulin-like growth factor 1), urodzeni jako SGA
(ang. Small for Gestational Age), z ciezkim pierwotnym niedoborem IGF-1 oraz
wybranymi zespotami genetycznymi przebiegajgcymi z niedoborem wzrostu.
Populacja obejmuje rowniez pacjentow leczonych GH lub rekombinowanym
IGF-1 oraz osoby wymagajgce monitorowania przebiegu choroby i skutecznosci
leczenia.

Oznaczenie IGFBP-3 jest powszechnie stosowane w praktyce klinicznej oraz
znajduje  odzwierciedlenie w  aktualnych standardach postepowania
diagnostycznego w analizowanych wskazaniach.

IGFBP-3 stanowi marker funkcjonowania osi GH-IGF-1 i jest oceniany tgcznie
z IGF-1 oraz obrazem klinicznym pacjenta. Umozliwia réznicowanie niedoboru
GH od innych przyczyn niskorostosci spowodowanej chorobami przewlektymi,
niedozywieniem lub zaburzeniami metabolicznymi. Badanie jest obecnie
wykorzystywane w procesie diagnostyki, kwalifikacji do leczenia oraz
monitorowania terapii GH w programach lekowych ujetych w koszyku swiadczen
gwarantowanych z zakresu lecznictwa szpitalnego (LSZ).

ul. Przeskok 2, 00-032 Warszawa Elektroniczna skrzynka podawcza: tel. +48 22 101 46 QO www.aotm.gov.pl
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Zaburzenia wzrastania u dzieci i mftodziezy stanowiq niejednorodnqg grupe
schorzen o zréznicowanej etiologii, obejmujgcej m.in. zaburzenia hormonalne,
choroby genetyczne, choroby przewlekte oraz niedozywienie. Diagnostyka opiera
sie  na  kompleksowej ocenie tempa  wzrastania,  parametrow
antropometrycznych, potencjatu genetycznego oraz wynikow badan
laboratoryjnych, hormonalnych, obrazowych i genetycznych, co pozwala
na réznicowanie  wariantow  prawidfowego  wzrastania od  standw
patologicznych. Kluczowq role w regulacji wzrastania odgrywa os hormon
wzrostu GH-IGF-1, a jednym z jej istotnych markerow jest biatko wiqzgce IGF-1
(IGFBP-3). Oznaczenie |IGFBP-3 moze stanowi¢ pomocnicze badanie
w diagnostyce zaburzen osi GH—-IGF-1 oraz, w wybranych przypadkach, wspierac
monitorowanie leczenia GH, przy czym podstawowym markerem biochemicznym
wykorzystywanym do oceny odpowiedzi na leczenie, przestrzegania zalecen
i ryzyka nadmiernej dawki GH jest IGF-1. Wczesne rozpoznanie i wdrozenie
odpowiedniego leczenia mogq zwiekszac szanse na poprawe tempa wzrastania
i osiggniecie mozliwie optymalnego wzrostu koricowego, przy czym efekty terapii
zalezq m.in. od przyczyny zaburzenia, wieku rozpoczecia leczenia, potencjatu
genetycznego, zaawansowania wieku kostnego oraz odpowiedzi na terapie.

Badanie obejmujgce oznaczenie poziomu IGFBP-3 byto przedmiotem
wczesniejszych analiz AOTMIT przeprowadzonych w ramach projektu Ministra
Zdrowia ,,Odwrécona Piramida Swiadczer’”. W opracowaniach z 2025 r.,
dotyczgcych analizy proponowanych nowych swiadczen z zakresu diagnostyki
i leczenia chordb uktadu dokrewnego w ramach AQOS, wskazano na zasadnos¢
uwzglednienia tego badania w dalszym procesie opiniowania i poddanie ocenie
zasadnosci jego wfgczenia do wykazu sSwiadczen gwarantowanych w ramach
AOS, zgodnie z zatozeniami projektu ,,0dwrdcona Piramida Swiadczer”.

Dowody naukowe

W systematycznym przeglgdzie pismiennictwa (2015-2026) zidentyfikowano
1 przeglgd systematyczny z metaanalizg (Shen 2015) oraz 2 retrospektywne
badania obserwacyjne (Asik 2022 i Xia 2023).

Wyniki wskazujg, ze oznaczenie IGFBP-3 jest przydatnym biomarkerem
w diagnostyce zaburzen wzrastania i monitorowaniu odpowiedzi na leczenie GH,
natomiast jego wartos¢ diagnostyczna w przypadku zastosowania jako
samodzielnego parametru pozostaje ograniczona i uzasadnia stosowanie tego
badania jako elementu uzupetniajgcego, a nie zastepujgcego referencyjne testy
diagnostyczne.

Miedzynarodowe wytyczne kliniczne wskazujg, Zze w procesie diagnostycznym
oznaczenie IGFBP-3 powinno by¢ wykonywane tgcznie z oznaczeniem IGF-1.
Dostepne Zrddta potwierdzajq, ze IGFBP-3 nie jest samodzielnym badaniem
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referencyjnym ani niezbednym elementem diagnostyki kazdego dziecka
Z zaburzeniami wzrastania.

Wytyczne kliniczne podkreslajg, ze IGFBP-3 moze dostarcza¢ dodatkowych
informacji diagnostycznych u dzieci ponizej 3. roku Zycia (IGGC 2026),
by¢ pomocny w diagnostyce niskorostosci u pacjentow urodzonych jako zbyt
matych w stosunku do wieku cigzowego (ang. small for gestational age, SGA)
Z niskim stezeniem IGF-1 (ICG 2023) oraz wspierac¢ roznicowanie okreslonych
zaburzen osi GH-IGF-1, ale nie stanowi samodzielnego kryterium rozpoznawania
tej choroby (BSPED 2025). W wiekszosci wytycznych nie rekomenduje
sie rutynowego oznaczania IGFBP-3 w monitorowaniu leczenia GH, wskazujgc
IGF-1 jako podstawowy marker monitorowania leczenia GH. Wyjqgtek stanowiq
wybrane jednostki chorobowe, takie jak zespot Silvera—Russella (ESPE 2017) oraz
zespot Pradera—Williego (BSPED 2023), w ktdrych oznaczenie IGFBP-3 moze
dostarczac informacji uzupetniajgcych, zwtaszcza przy interpretacji stezenia
IGF-1 lub nietypowej odpowiedzi na leczenie. Nie oznacza to jednak, ze IGFBP-3
zastepuje IGF-1 jako podstawowy marker monitorowania terapii GH.

Opinie ekspertow byty zgodne co do zasadnosci finansowania oznaczenia
IGFBP-3 w ramach AOS we wnioskowanych wskazaniach. Podkreslono,
ze badanie stanowi istotny element diagnostyki i monitorowania zaburzen
osi GH-IGF-1, wspiera rdznicowanie przyczyn zaburzenn wzrastania oraz
kwalifikacje i ocene skutecznosci leczenia GH. Eksperci wskazali, ze brak
dedykowanego kodu ICD-9 i mozliwosci rozliczania Swiadczenia w ramach
AOS ogranicza dostep do badania i prowadzi do koniecznosci hospitalizacji
lub finansowania go przez pacjentow. Wykonywanie swiadczenia w ramach
AOS mogtoby skroci¢ proces diagnostyczny, ograniczy¢ liczbe hospitalizacji
diagnostycznych oraz usprawni¢ opieke zgodnie z zatozeniami projektu
,0dwrdécona Piramida Swiadczer”, przy zachowaniu interpretacji wynikow
tgcznie z oznaczeniem IGF-1 i obrazem klinicznym pacjenta.

Informacje dotyczqce oznaczenia IGFBP-3 zidentyfikowano w 8 krajach.
W przypadku oznaczenia stezenia IGFBP-3 informacje o finansowaniu badania
zidentyfikowano w Wielkiej Brytanii, Niemczech, Wtoszech, Czechach, Szwajcarii,
Chorwacji oraz USA, przy czym w Wielkiej Brytanii potwierdzono dostepnosc
badania w ramach NHS bez wskazania odrebnego mechanizmu jego
finansowania. Natomiast w USA wykazano mozliwos¢ kodowania badania,
bez potwierdzenia automatycznego pokrycia jego kosztu przez Medicare,
Medicaid Ilub ptatnikow prywatnych. W wiekszosci analizowanych krajow
badanie jest uwzglednione w publicznie finansowanej diagnostyce laboratoryjnej
realizowanej w AOS Ilub w systemach rozliczen obejmujgcych zaréwno
Swiadczenia ambulatoryjne, jak i szpitalne. Wyjgtek stanowi Belgia, w ktorej
odnaleziono bezposredni dowod braku refundacji oznaczenia IGFBP-3 w ramach
publicznego systemu ubezpieczenia zdrowotnego.
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Problem ekonomiczny

Koszt realizacji sSwiadczenia oznaczenie |IGFBP3 — biatko wigZzqce IGF-1
oszacowano na podstawie danych o jednostkowych kosztach wytworzenia
procedur medycznych przekazanych przez swiadczeniodawcow, analizy
dostepnych na rynku cennikow komercyjnych oraz informacji dotyczgcych
warunkow realizacji Swiadczenia zawartych w KSOZ.

W oparciu o przeprowadzong analize zaproponowano wycene swiadczenia
na poziomie 111 PLN, co przy wartosci punktu rozliczeniowego wynoszqcej
1,86 PLN odpowiada 60 punktom.

Wyniki analizy wskazujq, Ze szacowana liczba pacjentow w latach 2027-2029
w wariancie podstawowym analizy wynosi w 1. roku: 1 913, 2. roku: 2 105,
3. roku: 2 297. Szacowana liczba badan w latach 2027-2029 w wariancie
podstawowym wynosiw 1. roku: 5739, 2. roku: 6 315, 3. roku: 6 891. Szacowane
catkowite koszty w latach 2027-2029 w wariancie podstawowym wynoszq
w 1. roku: 637 029 PLN, 2. roku: 700 965 PLN, 3. roku: 764 901 PLN.

Gtowne argumenty decyzji:

e Badanie diagnostyczne zgodne z powszechng praktykq klinicznq oraz
rekomendacjami, wykorzystywane w diagnostyce i monitorowaniu zaburzen
wzrastania u dzieci, stanowigce uzupetnienie wzgledem oznaczenia IGF-1.

e Wiqgczenie oznaczenia IGFBP-3 do katalogu swiadczern gwarantowanych
z zakresu AOS jest zgodne z zatozeniami projektu ,Odwrdocona Piramida
Swiadczen”.

e Akceptowalny wptyw na wydatki dla ptatnika publicznego.

e Finansowanie badania w AOS pozytywnie wptynie na skrocenie czasu procesu
diagnostycznego oraz ograniczy potrzebe hospitalizacji diagnostycznych.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 31c ust. 6 w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 1 ustawy z 27 sierpnia 2004 r.
o Swiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze Srodkéw publicznych (Dz. U. z 2025 r. poz. 1461),
z uwzglednieniem raportu: nr: DMiOSZ.4100.4.2026 ,Oznaczenie IGFBP-3 — biatko wigzace IGF-1”; data
ukonczenia: 19.08.2026 r.



Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 119/2026 z dnia 24 sierpnia 2026 roku
w sprawie zasadnosci kwalifikacji Swiadczenia opieki zdrowotnej
,0znaczenie osmolalnosci moczu” jako Swiadczenia gwarantowanego

Rada Przejrzystosci uznaje za niezasadne zakwalifikowanie swiadczenia opieki
zdrowotnej ,,Oznaczenie osmolalnosci moczu” jako odrebnego sSwiadczenia
gwarantowanego z zakresu ambulatoryjnej opieki specjalistycznej.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Celem opinii jest ocena zasadnosci zakwalifikowania sSwiadczenia opieki
zdrowotnej pn. oznaczenie osmolalnosci moczu jako swiadczenia
gwarantowanego z zakresu ambulatoryjnej opieki specjalistycznej (AOS)
w populacji pacjentow z zakresu endokrynologii i diabetologii dzieciecej
z zaburzeniami rownowagi wodno-elektrolitowej, obejmujgcej rozpoznania
ICD-10: D44.3, E10.1-E10.9, E11.1-E11.9, E13.1, E14, E22.2, E23.0, E23.2, E23.6,
E26.0, E26.1, E26.8, E26.9, E27.1, E27.2, E27.3, E27.4, E27.9, E31.0, E34.3, E34.8,
E34.9, E86, E87.0, E87.1, E87.7, E87.8, E89.3, N17, N18.1-N18.9, N25.1, N39.8,
R35, R63.1, R73.9. Populacje docelowq stanowiq dzieci i mtodziez wymagajgca
diagnostyki lub monitorowania zaburzern gospodarki wodno-elektrolitowej,
w szczegolnosci dzieci z podejrzeniem moczowki prostej, poliurig, polidypsjq oraz
zaburzeniami stezenia sodu. Populacja obejmuje rdéwniez pacjentow
zrozpoznanqg moczowkq prostq wymagajgcych monitorowania leczenia oraz
dzieci z chorobami nerek i innymi schorzeniami przebiegajgcymi z zaburzeniami
zdolnosci zageszczania moczu.

Oznaczenie osmolalnosci moczu stanowi podstawowy element diagnostyki
roznicowej tych schorzen, umozliwia ocene zdolnosci nerek do zageszczania
moczu, co pozwala na szybkie rdoznicowanie miedzy pierwotnq polidypsjgq,
niedoborem wazopresyny, diurezq osmotyczng, a zaburzeniami cewek
nerkowych. W wiekszosci przypadkow oznaczenie osmolalnosci moczu, czesto
w pofgczeniu z oznaczeniem osmolalnosci surowicy oraz stezeniem sodu,
umozliwia postawienie wstepnego rozpoznania i kwalifikacje do dalszej
diagnostyki bez koniecznosci hospitalizacji. U wielu pacjentow oznaczenie
osmolalnosci moczu pozwala unikng¢ WDT wykonywanego w warunkach
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szpitalnych, ktory jest badaniem obcigZzajgcym i wymaga catodobowego nadzoru
medycznego.

Obecnie w rozporzqdzeniu Ministra Zdrowia z dnia 6 listopada 2013 r. w sprawie
Swiadczen gwarantowanych z zakresu ambulatoryjnej opieki specjalistycznej
(Dz.U.2016 poz. 357 z pdin. zm.) w zatgczniku nr 2 ,wykaz sSwiadczen
gwarantowanych w przypadku badan diagnostycznych oraz warunki
ich realizacji” w sekcji E. Chemia kliniczna znajduje sie swiadczenie N25
Osmolarnosc.

Osmolarnos¢ i osmolalnos¢ jako parametry opisujgce stezenie czgstek
osmotycznie czynnych w roztworze sq wartosciami pokrewnymi, lecz
nie sq tozsame:

» osmolalnos¢ — okresla liczbe osmoli przypadajgcych na kilogram
rozpuszczalnika i jest wyrazana w mOsm/kg H20, natomiast

» osmolarnos¢ — okresla liczbe osmoli zawartych w litrze roztworu i wyrazana
jest w mOsm/L.

Z fizjologicznego punktu widzenia bardziej miarodajnym parametrem jest
osmolalnosé, odnoszqca sie do liczby rozpuszczonych czgsteczek w przeliczeniu
na mase wody (mOsm/kg H20), ktéra determinuje przemieszczanie sie wody
pomiedzy przestrzeniq wewngtrz- i zewngtrzkomorkowq. Odniesienie
do kilograma wody (osmolalnos¢, mOsm/kg H20) ma istotne znaczenie,
poniewaz w przeciwienstwie do osmolarnosci wyrazanej w mOsm/L, nie jest
zalezne od objetosci roztworu ani jego zawartosci wody, co pozwala na bardziej
miarodajne pordwnywanie roztwordw o roznym sktadzie i zawartosci wody.
Z tego wzgledu stosowanie osmolalnosci (mOsm/kg H20) zamiast osmolarnosci
(mOsm/L) jest preferowane w praktyce klinicznej, poniewaz pozwala unikngc
niejednoznacznosci podczas porownywania roztworow o roznej zawartosci
wody. Osmolalnos¢ odnosi sie do masy rozpuszczalnika, nie zalezy od zmian
objetosci wywotanych wahaniami temperatury czy cisnienia. Z tego wzgledu jest
uznawana za doktadniejszy parametr oceny wfasciwosci osmotycznych pfynow
ustrojowych. Osmolalnos¢ nalezy do wtasciwosci koligatywnych roztworow,
co oznacza, Ze zalezy od catkowitej liczby czgstek rozpuszczonych, a nie od ich
rodzaju, masy czy wtasciwosci chemicznych. W praktyce laboratoryjnej
najczesciej oznacza sie i raportuje osmolalnos¢ moczu, ktorg mozna wyznaczac
bezposrednio przy uZyciu osmometrow, najczesciej metodq obnizenia
temperatury krzepniecia. Natomiast osmolarnosc¢ jest najczesciej wartosciq
obliczang na podstawie stezen substancji osmotycznie czynnych, gtdwnie sodu,
mocznika i glukozy.

Badanie obejmujgce oznaczenie osmolalnosci moczu byto przedmiotem
wczesniejszych analiz AOTMIT przeprowadzonych w ramach projektu Ministra
Zdrowia ,,Odwrécona Piramida Swiadczer’”. W opracowaniach z 2025 r.,
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dotyczqcych nowych swiadczen z zakresu diagnostyki i leczenia chordb uktadu
dokrewnego w ramach AOS, oceniono zasadnosc¢ ich finansowania w oparciu
o analize wytycznych klinicznych, dostepnosci swiadczern gwarantowanych oraz
obowiqzujgcych zasad finansowania. Wyniki analiz wskazaty na zasadnosc
uwzglednienia tego badania w dalszym procesie opiniowania i poddanie ocenie
zasadnosci jego wiqczenia do wykazu swiadczern gwarantowanych w ramach
AOS, zgodnie z zatozeniami projektu ,,0dwrdécona Piramida Swiadczen”.

Dowody naukowe

W ramach systematycznego przeglqdu baz informacji medycznej, ograniczonego
do lat 2015-2026, odnaleziono 1 retrospektywne badanie obserwacyjne (Sousa
2025), oceniajgce wartosc diagnostyczng osmolalnosci moczu u dzieci i mfodziezy
Z podejrzeniem zespotu poliurii-polidypsji.

Wyniki badania Sousa 2025 wskazujqg, Zze oznaczenie osmolalnosci moczu
stanowi wartosciowy element diagnostyki zespotu poliurii—polidypsji u dzieci
i mtodziezy. Odpowiednio dobrane wartosci odciecia wyjsciowej oraz
maksymalnej osmolalnosci moczu uzyskaty wysokie parametry diagnostyczne,
umozliwiajgc ~ rdéznicowanie  zaburzen wydzielania  lub  dziatania
argininowazopresyny od pierwotnej polidypsji. Ponadto wykazano, ze wyjsciowa
osmolalnos¢ moczu >279 mOsm/kg H,O oraz maksymalna osmolalnos¢ moczu
>533 mOsm/kg H.O mogqg wiarygodnie wykluczy¢ zaburzenia wydzielania
lub dziatania argininowazopresyny, co moze potencjalnie ograniczyc¢ koniecznos¢
wykonywania petnego WDT lub umozliwic¢ jego wczesniejsze zakoriczenie.

Oznaczenie osmolalnosci moczu stanowi badanie laboratoryjne powszechnie
wykorzystywane w  praktyce klinicznej. Jego zastosowanie znajduje
odzwierciedlenie w aktualnych krajowych i miedzynarodowych wytycznych
postepowania klinicznego, w ktdrych jest rekomendowane jako element
diagnostyki zaburzen gospodarki wodno-elektrolitowej. Wytyczne rekomendujq
jednoczesng ocene osmolalnosci moczu i surowicy jako element podstawowej
diagnostyki dzieci z poliurig i polidypsjqg (PTMR 2019, PES 2020, ERKNet/ESPN
2025). Podkreslajqg rowniez znaczenie tego badania zaréowno w kwalifikacji
do dalszej diagnostyki, jak i interpretacji wynikow testu odwodnieniowego (WDT)
oraz testu z desmopresyng (PTMR 2019, ERKNet/ESPN 2025). Oznaczenie
osmolalnosci moczu po podaniu desmopresyny, interpretowane tgcznie z diurezq
i innymi parametrami klinicznymi, umozliwia ocene zdolnosci zageszczania
moczu, ocene odpowiedzi na desmopresyne oraz wspomaga roznicowanie
moczowki prostej osrodkowej i nerkopochodnej (PTMR 2019, ERKNet/ESPN
2025).

Problem ekonomiczny

Koszt realizacji sSwiadczenia oznaczenie osmolalnosci moczu oszacowano
na podstawie danych o jednostkowych kosztach wytworzenia procedur
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medycznych przekazanych przez swiadczeniodawcow, analizy dostepnych
na rynku cennikow komercyjnych oraz informacji dotyczqcych warunkow
realizacji Swiadczenia zawartych w KSOZ.

W kontekscie znacznego podobieristwa obu badan pod wzgledem zastosowan
klinicznych oraz praktyki ich wykorzystania swiadczenie dostepne w wykazie
AOS: N25 Osmolarnos¢ stanowit potencjalny punkt odniesienia dla wyceny oraz
zasadnosci uwzglednienia w jego zakresie rowniez oznaczenia osmolalnosci,
bez ograniczania procedury do okreslonego materiatu biologicznego.

W oparciu o przeprowadzong analize zaproponowano wycene swiadczenia
oznaczenie osmolalnosci moczu na poziomie 19 zi, co przy wartosci punktu
rozliczeniowego wynoszqcej 1,86 zt odpowiada 10 punktom.

Analiza wptywu na budzet zostata przeprowadzona z perspektywy ptatnika
publicznego w 3-letnim horyzoncie czasowym (lata 2027-2029) i przedstawia
koszty zwiqzane z wprowadzeniem wnioskowanego swiadczenia do koszyka
swiadczen gwarantowanych w AOS. Szacowana liczba pacjentow w latach 2027-
2029 w wariancie podstawowym analizy wynosi w 1. roku: 19 945, 2. roku:
21194, 3. roku: 22 442. Szacowana liczba badan w latach 2027-2029
w wariancie podstawowym wynosi w 1. roku: 79 780, 2. roku: 84 776, 3. roku:
89 768. Szacowane catkowite koszty w latach 2027-2029 w wariancie
podstawowym wynoszq w 1. roku: 1515 820 PLN, 2. roku: 1 610 744 PLN, 3. roku:
1705592 PLN. Przedstawione koszty nie stanowiq kosztu inkrementalnego.

Glowne argumenty decyzji:

e Badanie to jest mozliwe do wykonania w ramach istniejgcej procedury ICD-9
N25;

e 7 uwagi na podobng wartos¢ kliniczng oznaczenia osmolalnosci
i osmolarnosci zasadne wydaje sie potfqgczenie tych dwoch procedur w ramach
funkcjonujgcego i finansowanego jednego kodu ICD-9 N25;

e Osmolalnosc¢ to najczesciej stosowany w praktyce parametr diagnostyczny.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 31c ust. 6 w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 1 ustawy z 27 sierpnia 2004 r.
o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2025 r. poz. 1461),
z uwzglednieniem raportu nr: DMi0SZ.4100.4.2026 ,Oznaczenie osmolalnosci moczu”; data ukonczenia:
19.08.2026r.
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Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 120/2026 z dnia 24 sierpnia 2026 roku
W sprawie usuniecia swiadczenia opieki zdrowotnej
,0znaczanie przeciwciat przeciwko gliadynie (ICD-9 N81; N83)”
z wykazu swiadczen gwarantowanych

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne usuniecie swiadczenia opieki zdrowotnej
,0znaczanie przeciwciat przeciwko gliadynie (ICD-9 N81; N83)” z wykazu
Swiadczen gwarantowanych z zakresu ambulatoryjnej opieki specjalistycznej.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Celem opinii jest ocena zasadnosci usuniecia swiadczenia opieki zdrowotnej
oznaczanie przeciwciat przeciwko natywnej gliadynie klasy 1gG (IgG-AGA) oraz
IgA (IgA-AGA) (ICD-9 N81; N83) z wykazu Swiadczen gwarantowanych z zakresu

ambulatoryjnej opieki specjalistycznej (AOS) i rozpatrzenie klinicznych,
organizacyjnych i systemowych konsekwencji ich usuniecia z wykazu swiadczen
gwarantowanych.

Oznaczanie IgG-AGA oraz IgA-AGA (ICD-9 N81; N83) byto elementem diagnostyki
i monitorowania celiakii w ramach ambulatoryjnej opieki specjalistycznej.
Celiakia (ICD-10: K90.0) jest przewlektq chorobq uwarunkowanq genetycznie
o podfozu autoimmunologicznym. W wyniku spozywania glutenu, dochodzi
do aktywacji procesow autoimmunizacyjnych, ktore skutkujq produkcjq
swoistych przeciwciat przeciwko transglutaminazie tkankowej2 (TG2)
i deamidowanym peptydom gliadyny (DGP). Proces ten wywotuje
autoimmunologiczng reakcje zapalng w jelicie cienkim, prowadzqcq do zaniku
kosmkow btony sluzowej i uszkodzenia struktury jelita. Obraz kliniczny celiakii jest
zroznicowany, mogq wystepowac zarowno symptomy ze stronu ukfadu
pokarmowego, jak i pozajelitowe. Nierozpoznana lub nieleczona celiakia moze
prowadzic¢ do licznych powiktan dotyczqcych réznych narzqdow. U pacjentow
stosowana jest dieta bezglutenowa.

Konieczna jest zatem wtasciwa diagnostyka celiakii, a takze monitorowanie
skutecznosci stosowania diety bezglutenowej. Diagnostyka obejmuje badania
serologiczne - oznaczanie w surowicy krwi IgA-TG2 lub IgG-TG2; lub IgG-DGP

ul. Przeskok 2, 00-032 Warszawa Elektroniczna skrzynka podawcza: tel. +48 22 101 46 QO www.aotm.gov.pl
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lub IgG-EMA (przeciwciata endomyzjalne) i badania histologiczne wycinkow
z dwunastnicy.

Obecnie w ramach diagnostyki i monitorowania celiakii w AOS jako swiadczenia
gwarantowane ujete sq nastepujgce procedury ICD-9:

e [85 Immunoglobuliny A (IgA),

e N79 Przeciwciata przeciw endomysium (IgG-EMA),

e N81 Przeciwciata przeciw gliadynie klasy 1gG (IgG-AGA),
e N83 Przeciwciata przeciw gliadynie klasy IgA (IgA-AGA).

W przypadku oznaczen zalecanych zgodnie z aktualnymi wytycznymi klinicznymi
prezes AOTMIT w dn. 26 listopada 2025 r. wydat rekomendacje (nr 184/2025)
dla zakwalifikowania do wykazu swiadczen gwarantowanych w ramach
AOS oznaczenia przeciwciat IgA-TG2 i IgG-TG2 w diagnostyce celiakii oraz
monitorowaniu skutecznosci diety bezglutenowej, przy jednoczesnym braku
rekomendacji dla ich stosowania jako badan przesiewowych w grupach ryzyka.
Oznaczenia IgG-DGP nie sq aktualnie finansowane ze srodkow publicznych.

Dowody naukowe

Przeciwciata przeciwko natywnej gliadynie (AGA) byty jednymi z pierwszych
markerdw serologicznych wykorzystywanych w diagnostyce celiakii, ale z uwagi
na nizszq czutosc i swoistos¢ w porownaniu z nowszymi testami od ponad dekady
ich oznaczanie nie jest juz zalecane.

Aktualne wytyczne kliniczne (National Institute for Health and Care Excellence
2015 (NICE), European Society Paediatric Gastroenterology, Hepatology and
Nutrition 2020 (ESPGHAN), American College of Gastroenterology 2023 (ACG),
European Society for Study of Coeliac Disease 2025 (ESsCD) wskazujg,
ze pierwszym krokiem w diagnostyce celiakii u 0séb z podejrzeniem choroby
(objawy kliniczne Ilub przedmiotowe) jako badanie przesiewowe powinno
by¢ wykonane oznaczenie przeciwciat IgA-TG2 oraz stezenia catkowitego IgA
w surowicy krwi. W przypadku niedoboru IgA, zalecane jest oznaczenie
przeciwciat w klasie 1gG: 1gG-TG2 Ilub 1gG-DGP (ESsCD 2025, ACG 2023)
lub IgG-EMA (ESPGHAN 2020, NICE 2015).

Zgodnie z opiniq ekspertow oznaczenia anty-AGA nie sq rekomendowane
w diagnostyce celiakii, majq nizszq wartos¢ diagnostyczng niz oznaczenia
anty TG2 oraz wiqzq sie z ryzykiem wynikow fatszywie dodatnich.

W Anglii, Francji, Portugalii, Australii oraz Chorwacji finansowane sq badania
zgodne z kryteriami diagnostycznymi celiakii tj. anty-TG2 i anty-EMA, a w Anglii
i Portugalii takze anty-DGP.
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Problem ekonomiczny

W latach 2022-2025 tqczna liczba wykonanych procedur N81 oraz N83 wynosita
53 138. W wyniku usuniecia procedur N81 oraz N83 z wykazu swiadczen
gwarantowanych  oszczednosci  ptatnika  publicznego  wynosityby  od
ok. 771 tys. zt. do ok. 1,14 min zt w zaleznosci od analizowanego wariantu
(wariant A — 13 285 procedur rocznie, obejmuje Sredniqg liczbe procedur
sprawozdanych w latach 2022-2025; wariant B — 17 557 procedur w pierwszym
roku, 19 664 procedur w drugim roku, obejmuje prognozowangq liczbe procedur).
W przypadku zastgpienia procedur N81 oraz N83 oznaczeniami przeciwciat
przeciwko TG-2 (w obu klasach), z uwagi na wyziszq wycene procedury,
szacowane koszty ptatnika wzrostyby w zaleznosci od analizowanego wariantu
o ok. 478 tys. zt (wariant A) do ok. 708 tys. zt (wariant B).

Gtowne argumenty decyzji:

e Dostosowanie wykazu swiadczen do aktualnych rekomendacji klinicznych;
e FEliminacja badan o niskiej wartosci diagnostycznej;

e Usuniecie procedur N81 i N83 moze przyczyni¢ sie do ujednolicenia
diagnostyki celiakii;

e Brak istotnego wptywu na wydatki ptatnika publicznego.

Uwaga Rady

Oznaczanie przeciwciat (IgA-TG2, 1gG-TG2) zostafto zarekomendowane
do zakwalifikowania do wykazu swiadczern gwarantowanych w ramach AOS.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 31h ust. 2 pkt 1 w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 1 ustawy z 27 sierpnia 2004 r.
o Swiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze $rodkéw publicznych (Dz. U. z 2025 r., poz. 1461),
z uwzglednieniem raportu nr: DOZKiWJ.4102.1.2026; data ukorczenia: 19.08.2026 .
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Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 121/2026 z dnia 24 sierpnia 2026 roku
w sprawie oceny leku Triplixam (peryndopryl+indapamid
+amlodypina) we wskazaniu: leczenie substytucyjne nadcisnienia
tetniczego samoistnego

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne objecie refundacjq produktu leczniczego:
e Triplixam (perindoprilum argininum + indapamidum + amlodipinum), tabletki
powlekane, 5 mg + 1,25 mg + 5 mg, 30 tabl, GTIN: 05901571320038,

e Triplixam (perindoprilum argininum + indapamidum + amlodipinum), tabletki
powlekane, 5 mg + 1,25 mg + 10 mg, 30 tabl., GTIN: 05901571320069,

e Triplixam (perindoprilum argininum + indapamidum + amlodipinum), tabletki
powlekane, 10 mg + 2,5 mg + 5 mg, 30 tabl., GTIN: 05901571320090,

e Triplixam (perindoprilum argininum + indapamidum + amlodipinum), tabletki

powlekane, 10 mg + 2,5 mg + 10 mg, 30 tabl., GTIN: 05901571320120,
we wskazaniu: terapia substytucyjna w leczeniu nadcisnienia tetniczego
samoistnego, u dorostych pacjentow, u ktorych uzyskano kontrole cisnienia
podczas stosowania peryndoprylu i indapamidu w produkcie ztozonym oraz
amlodypiny w oddzielnym preparacie, w takich samych dawkach, jako leku
dostepnego w aptece na recepte, w ramach istniejgcej grupy limitowej
i wydawanie go za odptatnosciq 30%, pod warunkiem zaproponowania
instrumentu dzielenia ryzyka zabezpieczajgcego wydatki budzetu ptatnika
publicznego np. w postaci CAP.

Uzasadnienie

Triplixam to lek trdjsktadnikowy, stanowiqgcy tzw. single-pill combination (SPC),
stosowany u pacjentow z nadcisnieniem tetniczym (NT). Peryndopryl (PER) jest
inhibitorem enzymu konwertujgcego angiotensyne, indapamid (IND)
ma dziatanie moczopedne, amlodypina (AML) jest antagonistq wapnia. Pierwsze
pozwolenie na dopuszczenie do obrotu wydano w roku 2014. Przedmiotowe
wnioski dotyczqg objecia refundacjq produktow leczniczych Triplixam
we wszystkich zarejestrowanych wskazaniach.

Triplixam jest przeznaczony dla o0sob juz odpowiednio kontrolowanych
za pomocq peryndoprylu z indapamidem oraz amlodypiny stosowanej oddzielnie.
Zasadniczqg oczekiwang korzysciq jest zmniejszenie liczby przyjmowanych

ul. Przeskok 2, 00-032 Warszawa Elektroniczna skrzynka podawcza: tel. +48 22 101 46 QO www.aotm.gov.pl
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tabletek bez pogorszenia skutecznosci terapii. Jako komparator Wnioskodawca
wskazat: peryndopryl i indapamid w produkcie ztozonym oraz amlodypine
w oddzielnym preparacie, w dawkach takich jak w produkcie leczniczym
Triplixam.

Liczba pacjentow z nadcisnieniem tetniczym (NT) w Polsce wynosi okofo 11
miliondw i utrzymuje sie na statym poziomie. W 2021 r. najwiecej pacjentow
stosowato leki w monoterapii — 54%, natomiast leki zftozone zawierajgce dwie
substancje czynne w postaci SPC (single-pill combination) — 30%.

Dowody naukowe

W ramach przeglgdu systematycznego nie odnaleziono badan oceniajgcych
skutecznosc i bezpieczeristwo, spetniajgcych kryteria wigczenia odpowiadajgcych
zarejestrowanemu  wskazaniu.  Wszystkie  dowody na  skutecznosc
i bezpieczenstwo odnoszq sie do populacji pacjentow z NT niekontrolowanym
na terapii dwusktadnikowej lub monoterapii.

Dowody naukowe odnoszq sie przede wszystkim do wynikow badan
farmakokinetycznych. Udokumentowano biorownowaznos¢ farmakokinetyczng
produktu testowego w roznych dawkach i produktdow referencyjnych w dawkach
odpowiednich: PER 5/IND 1,25 + AML 5; PER 10/IND 2,5 + AML 5, PER 10/IND 2,5
+AML 10.

Opublikowane dowody z rzeczywistej praktyki klinicznej (RWE) potwierdzajg
wyzsze wskazZniki patient’s adherence, gdy leki stosowane sq w pojedynczej
tabletce.

W badaniu Borghi 2023 (158 o0s.) odsetek pacjentow przestrzegajgcych zalecen
terapeutycznych byt istotnie wyzszy w przypadku stosowania preparatu
ztozonego PER/IND/AML w jednej tabletce niz w przypadku stosowania
skojarzenia PER/IND + AML (75,3% vs 44,3%; p<0,05). Mniejszy byt odsetek
pacjentéow czesciowo przestrzegajgcych zalecenn terapeutycznych (10,1%
vs 38,0%, p<0,001) lub stabo przestrzegajgcych zalecern (14,6% vs 17,7%;
p<0,001).

Badanie Snyman 2024 objeto 12 150 os. w kohorcie jednotabletkowej i 6 105 os.
w kohorcie wielotabletkowej. Odsetek pacjentow z prawidfowgqg adherencjg
byt istotnie wiekszy w kohorcie jednotabletkowej (59,9% vs 26,9%; p < 0,001).
Odnotowano mniejszy odsetek pacjentow nieprzestrzegajgcych leczenia (20,8%
vs 54,0% vs;, p < 0,001). Natomiast podobne wartosci obserwowano
w odniesieniu do czesciowego przestrzegania leczenia (19% w obu kohortach).
Po pierwszym roku obserwacji wskaznik smiertelnosci byt nizszy w kohorcie
jednotabletkowej (29,9 na 1000 osobo-lat, Sredni okres obserwacji 1,6 + 0,9 roku)
niz w kohorcie wielotabletkowej (33,7 na 1000 osobo-lat, sredni okres obserwacji
3,3 + 2,3 roku) (p < 0,05). U pacjentéw, ktorym przepisano leczenie w postaci
pojedynczej tabletki odnotowano nizszq czestos¢ wystepowania ztoZonego
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punktu koncowego obejmujgcego zgon oraz zdarzenia sercowo-naczyniowe
(105,8 vs 139,0 na 1000 osobo-lat; p < 0,001).

Wytyczne kliniczne

W wytycznych wskazano, ze po niepowodzeniu terapii dwulekowej stosuje
sie terapie trojlekowq, najczesciej sktadajgcq sie z: inhibitora ACE/ARB + CCB +
diuretyk tiazydowy/diuretyk tiazydopodobny. Do takiego skojarzenia nalezy
oceniany produkt leczniczy Triplixam. We wszystkich odnalezionych wytycznych
klinicznych (polskie PTNT/PTK 2024, europejskie ESH 2024 oraz ESC 2024
i amerykarniskie 2025) znajduje sie zalecenie przyjmowania terapii w postaci
preparatow ztozonych (SPC).

Problem ekonomiczny

Whnioskodawca nie zaproponowat instrumentu dzielenia ryzyka.

Gtownymi ograniczeniami analizy ekonomicznej sq niepewnosc¢ dotyczqca
objecia produktu leczniczego Triplixam czesciq D2 Wykazu oraz niepewnosc
dotyczqca kwalifikacji do grupy limitowej. Witqczenie leku do nowej grupy
limitowej oraz decyzja o wiqczeniu na czes¢ D2 Wykazu wiqzato sie ze znacznq
zmiang kosztow inkrementalnych (od -69,6% do -148,8%) w tym, zmiang
wnioskowania wzgledem scenariusza podstawowego (tj. dodatkowe koszty NFZ
zamiast oszczednosci).

Finansowanie produktu leczniczego Triplixam w ramach grupy limitowej 44.0
»Inhibitory konwertazy angiotensyny — produkty jednosktadnikowe i ztoZzone”,
przy zatozeniu refundacji w wykazie A1 bez uwzglednienia wykazu D2, wedtug
Whnioskodawcy bedzie generowad oszczednosci z perspektywy ptatnika
publicznego: 7,2 min PLN w 1. roku; 10,1 min PLN w 2. roku oraz wzrost kosztow
ponoszonych przez pacjentow: od 25,07 PLN do 31,99 PLN miesiecznie,
w zaleznosci od prezentacji produktu leczniczego. Najmniejsze oszczednosci
odnotowano w scenariuszu zaktadajgcym utworzenie nowej grupy limitowe;.
Oszczednosci NFZ wynosity od 0,8 min PLN do 9,1 min PLN w 1. roku oraz od
1,1 min PLN do 12,7 min PLN w 2. roku analizy.

Obliczenia wtasne Analitykow Agencji wptywajg na zmiane wnioskowania
zaprezentowanego przez Whnioskodawce w wariancie analizy podstawowej
uwzgledniajgcej wykaz D2 (65+). W przypadku podjecia decyzji przez Ministra
Zdrowia o refundacji w grupie limitowej 44.0 uwzgledniajgc przeptyw populacji
pacjentow stosujqcych aktualnie lek poza refundacjq oszczednosci publicznego
ptatnika bedq na poziomie 1,1 - 3,3 min PLN w I roku. Natomiast w Il roku analizy
w zaleznosci od wariantu, mogq to byc¢ oszczednosci rzedu 0,2 - 3,4 min PLN.
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Oznacza to zmniejszenie oszczednosci po stronie NFZ o 6,1 min PLN w | roku
i09,9minPLN w Il roku.

Oszczednosci z perspektywy NFZ wynikajg z nieuwzglednienia produktu
leczniczego Triplixam w czesci D2 Wykazu, podczas gdy technologie alternatywne
sq obecnie dostepne w ramach tego wykazu. Wyniki obliczern wtasnych
analitykdw Agencji wskazujg na wysokq wrazliwos¢ na zatozenie dotyczqce
objecia ocenianej technologii wykazem D2 (65+). Przyjecie tego zatozenia
powoduje zmiane szacowanego wplywu na budzet publicznego ptatnika
z oszczednosci w kierunku dodatkowych kosztow wynoszqcych ok. 23,1 —
26,8 min PLN w | roku oraz do ok. 37,9 — 43,3 min PLN w Il roku. Stanowi
to dodatkowe obcigzenie budzetu NFZ wzgledem wariantu podstawowego
027,2min PLN w | roku oraz 43,9 min PLN w Il roku.

W przypadku analizy wtqczenia do grupy limitowej 36.0 oraz uwzglednienia
w ramach komparatora kosztow innych potgczen peryndopryl, indapamidu
i amlodypina niz wskazanych w ChPL Triplixam nie odnotowano zmiany
wnioskowania, a réznice w kosztach inkrementalnych nie przekraczaty 20%.

Rekomendacje refundacyjne

Odnaleziono jednq pozytywng rekomendacje refundacyjng HAS 2024 dla leku
ztozonego Triplixam. Wskazano w niej, ze potgczenie trojlekowe w jednej tabletce
przynosi istotng korzys¢ kliniczng wynikajgcqg ze stosowania leku, ale brak jest
dodatkowej korzysci klinicznej wzgledem technologii opcjonalnych.

Triplixam jest finansowany w UE i EFTA (na 30 wskazanych).

Gtowne argumenty decyzji:

o Wyizisze wskazniki przestrzegania zalecen farmakoterapeutycznych przez
pacjentow i korzysci kliniczne,

e Leczenie zgodne z aktualnymi wytycznymi klinicznymi,

o W przypadku wprowadzenia preparatu na liste D2 znacznemu zwiekszeniu
ulegng wydatki ptatnika publicznego.
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Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt. 2 ustawy o refundacji lekow, srodkéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2026 r. poz. 253), w zw. z art. 31s
ust. 6 pkt 2 ustawy z 27 sierpnia 2004 r. o Swiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw
publicznych (Dz. U. z 2025 r., poz. 1461), z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej nr: O TAP.4130.9.2026
»Whniosek o objecie refundacjg leku Triplixam (peryndopryl+indapamid+amlodypina) we wskazaniu: leczenie
substytucyjne nadcisnienia tetniczego samoistnego, u pacjentéw, u ktérych uzyskano kontrole cisnienia podczas
stosowania peryndoprylu i indapamidu w produkcie ztozonym oraz amlodypiny w oddzielnym preparacie,
w takich samych dawkach jak w produkcie leczniczym Triplixam”; data ukoriczenia: 11 sierpnia 2026 r.



KARTA NIEJAWNOSCI

Dane zakreslone kolorem Zoltym stanowiq informacje publiczne podlegajqce wylqczeniu
ze wzgledu na tajemnice przedsiebiorcy (ANPHARM Przedsigbiorstwo Farmaceutyczne S.A.).

Zakres wylgczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem ANPHARM Przedsigbiorstwo
Farmaceutyczne S.A. o zakresie tajemnicy przedsiebiorcy.

Podstawa prawna wylgczenia jawnosci: art. 5 ust. 2 ustawy z dnia 6 wrzesnia 2001 r.
o dostepie do informacji publicznej (Dz. U. z 2022r., poz. 902 ) w zw. z art. 11 ust. 2 ustawy
z dnia 16 kwietnia 1993 r. o zwalczaniu nieuczciwej konkurencji (Dz. U. z 2022 r., poz.
1233), art. 35 ust. 4a - 4b i art. 35a ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekow,
srodkow  spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow
medycznych (Dz. U. z 2025 r. poz. 907 z pozn. zm.).

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

Podmiot w interesie ktorego dokonano wylgczenia jawnosci: ANPHARM
Przedsigbiorstwo Farmaceutyczne S.A.



Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 122/2026 z dnia 24 sierpnia 2026 roku
w sprawie oceny leku Tibsovo (iwosydenib) w ramach programu
lekowego B.5 , Leczenie chorych na raka watrobowokomorkowego
(ICD-10: C22.0) lub raka drog zétciowych (ICD-10: C22.1, C23, C24.0,
C24.1, C24.8, C24.9)"”

Rada Przejrzystosci uznaje za niezasadne objecie refundacjq produktu
leczniczego Tibsovo (ivosidenibum), tabletki powlekane, 250 mg, 60 tabl., GTIN:
03664898120737, w ramach programu lekowego B.5 , Leczenie chorych na raka
wgqgtrobowokomorkowego (ICD-10: C22.0) lub raka drog Zdétfciowych (ICD-10:
C22.1, C23, C24.0, C24.1, C24.8, C24.9)”, na zaproponowanych warunkach.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Rak drdg Zotfciowych (CCA) stanowi drugi co do czestosci wystepowania
pierwotny nowotwor ztosliwy wqtroby, natomiast mutacje gendw IDH nalezg
do najczesciej spotykanych aberracji genetycznych u chorych na CCA (ok. 10-20%
wszystkich zachorowan). Zapadalnos¢ na CCA charakteryzuje sie istotnym
zroznicowaniem geograficznym, w Polsce nowotwor ten odpowiada za okoto 1%
wszystkich zachorowan onkologicznych i 2,5% zgonow nowotworowych.

Iwosydenib jest inhibitorem zmutowanej dehydrogenazy izocytrynianowej
1(IDH1). Zmutowany IDH1 przeksztatca alfa ketoglutaran (a-KG)
w 2-hydroksyglutaran (2-HG), ktory blokuje roznicowanie komorkowe oraz
sprzyja nowotworzeniu zarowno w nowotworach hematologicznych,
jak i niehematologicznych. Mechanizm dziatania iwosydenibu poza jego
zdolnoscig do zmniejszania stezenia 2-HG i przywracania rdznicowania
komodrkowego nie jest w pefni poznany we wszystkich wskazaniach.

W 2024 roku lek Tibsovo byt poddany ocenie w Agencji jako technologia lekowa
o0 wysokim poziomie innowacyjnosci (TLI) we wskazaniu leczenie przerzutowego
raka drdég zotciowych, z mutacjq IDHI1, jednak ostatecznie nie znalazt
sie na wykazie TLI.

Dowody naukowe

Brak jest randomizowanego badania bezposrednio  poréwnujgcego
whnioskowanq technologie z przyjetym komparatorem tj. terapiq w schemacie

ul. Przeskok 2, 00-032 Warszawa Elektroniczna skrzynka podawcza: tel. +48 22 101 46 QO www.aotm.gov.pl
NIP 525-23-47-183 REGON 140278400 /AOTMIT_ePUAP/SkrytkaESP email: sekretariati@aotm.gov.pl
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FOLFOX. Dostepne sq jedynie wyniki badania obserwacyjnego (z retrospektywng
analizg danych zbieranych prospektywnie) z historyczng grupg kontrolng - Niger
2025. Obserwowane grupy byty relatywnie niewielkie, tj. grupa badana
obejmowata 20 pacjentow a kontrolna 41 pacjentow (przy czym nie wszyscy
pacjenci w tej grupie leczeni byli schematem FOLFOX).

W badaniu tym dla wnioskowanej terapii wykazano istotne wydtuzenie przezycia
wolnego bez progresji (PFS) odpowiednio 6,9 mies. vs 2,1 mies. oraz istotne
wydtuzZenie przezycia catkowitego (0S) odpowiednio 15,9 mies. vs 9,0 mies.

Dodatkowo dostepne sq wyniki trzech badan retrospektywnych obserwacyjnych
jednoramiennych, oraz wyniki badania rejestracyjnego pordownujgcego
wnioskowanq technologie z placebo.

Wytyczne kliniczne

Aktualne wytyczne leczenia dorostych pacjentow z miejscowo zaawansowanym
lub przerzutowym rakiem drog zotciowych w Il i kolejnych liniach leczenia
zalecajg schemat FOLFOX (ktdry obejmuje oksaliplatyne, 5-fluorouracyl oraz
leukoworyne, podawane w dawkach dostosowanych do aktualnego stanu
chorego) a w niektorych przypadkach schemat FOLFIRI, natomiast w celu
stosowania terapii celowanej pacjenci powinni przejs¢ profilowanie molekularne.
W omawianym wskazaniu, tj. po potwierdzeniu mutacji IDH1, rekomendowang
terapiq jest leczenie iwosydenibem.

Problem ekonomiczny

W celu wyznaczenia kosztow i efektow zdrowotnych wykonano model
farmakoekonomiczny, oparty na parametrach OS i PFS wyznaczonych
na podstawie danych z badania typu RWE - Niger 2025.

Zgodnie z oszacowaniami stosowanie iwosydenibu w miejsce schematu FOLFOX
jest drozsze i skuteczniejsze. Oszacowany ICUR dla pordwnania iwosydenib
vs FOLFOX wynidst 997 072,89 PLN/QALY w wariancie bez RSS. Oszacowany ICUR
dla pordéwnania iwosydenib vs FOLFOX wynidst

w wariancie z RSS. Wartos¢ ta znajduje sie powyzej progu optacalnosci o ktorym
mowa w ustawie o refundacji.

Catkowite koszty refundacji terapii w populacji docelowej w wariancie

Z RSS wiqzac sie bedg i wyniosg
wlrokui w Il roku analizy.

Rekomendacje refundacyjne

Dostepnych jest 5 rekomendacji finansowych pozytywnych (w tym 2 warunkowo)
i 2 rekomendacje negatywne dotyczqcych stosowania Tibsovo (iwosydenib)
we wskazaniu: miejscowo zaawansowany lub przerzutowy rak drog zotciowych
zmutacjqg IDH1 po co najmniej jednym wczesSniejszym leczeniu systemowym.
W rekomendacjach pozytywnych zwraca sie gtownie uwage na korzysci kliniczne
wzgledem schematu FOLFOX W rekomendacjach negatywnych zwraca
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sie gfdownie uwage na wysokie koszty terapii i jakos¢ dowodow klinicznych.
Tibsovo refundowany w 17 krajach UE i EFTA w przedmiotowym wskazaniu.

Gtowne argumenty decyzji:

e Niska jakos¢ dowoddw naukowych - brak randomizowanego badania
bezposrednio porownujgcego wnioskowang technologie z komparatorem;

z

e Niewielka dodatkowa korzys¢ kliniczna u  pacjentow  leczonych
we wnioskowanym wskazaniu;

e Wysokie koszty leczenia w poréwnaniu z terapiq standardowq niecelowang
tj. schematem FOLFOX.

Uwaga Rady

Obecnie dostepne dane naukowe nie pozwalajq jednoznacznie stwierdzi¢
przewagi klinicznej iwosydenibu nad standardowo stosowanymi metodami
leczenia, a koszt wnioskowanej terapii jest zbyt wysoki wzgledem potencjalnie
osigganych korzysci zdrowotnych.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt. 2 ustawy o refundacji lekédw, Srodkéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobdw medycznych (Dz. U. z 2026 r. poz. 253), w zw. z art. 31s
ust. 6 pkt 2 ustawy z 27 sierpnia 2004 r. o Swiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw
publicznych (Dz. U. z 2025 r., poz. 1461), z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej nr: OTAD.4131.11.2026
»Whniosek o refundacjg leku Tibsovo (iwosydenib) w ramach programu lekowego B.5 »Leczenie chorych na raka
watrobowokomadrkowego (ICD-10: C22.0) lub raka drég zétciowych (ICD-10: C22.1, C23, C24.0, C24.1, C24.8,
C24.9)«”; data ukonczenia: 12 sierpnia 2026 r.



KARTA NIEJAWNOSCI

Dane zakreslone kolorem Zoltym stanowiq informacje publiczne podlegajqce wylqczeniu
ze wzgledu na tajemnice przedsigbiorcy Servier Polska Sp. z o.o.

Zakres wylgczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem (Servier Polska Sp. z o.0.).
o zakresie tajemnicy przedsigbiorcy.

Podstawa prawna wylgczenia jawnosci: art. 5 ust. 2 ustawy z dnia 6 wrzesnia 2001 r.
o dostepie do informacji publicznej (Dz. U. z 2022r., poz. 902 ) w zw. z art. 11 ust. 2 ustawy
z dnia 16 kwietnia 1993 r. o zwalczaniu nieuczciwej konkurencji (Dz. U. z 2022 r., poz.
1233), art. 35 ust. 4a - 4b i art. 35a ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekow,
srodkow  spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow
medycznych (Dz. U. z 2025 r. poz. 907 z pozn. zm.).

Organ dokonujgcy wylgczenia jawnosci: Agencja Oceny Technologii Medycznych
i Taryfikacji.
Podmiot w interesie ktorego dokonano wylgczenia jawnosci: (Servier Polska Sp. z o.0.).



Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 123/2026 z dnia 24 sierpnia 2026 roku
w sprawie zasadnosci wydawania zgdd na refundacje leku
Lyfnua (gefapiksant) we wskazaniu: przewlekty kaszel w przypadku
nieskutecznosci i/lub nietolerancji dostepnych na polskim
rynku alternatywnych technologii lekowych

Rada Przejrzystosci uznaje za niezasadne wydawanie zgod na refundacje leku
Lyfnua (gefapiksant), tabletki powlekane, we wskazaniu: przewlekty kaszel w
przypadku nieskutecznosci i/lub nietolerancji dostepnych na polskim rynku
alternatywnych technologii lekowych.

Problem decyzyjny

Produkt leczniczy Lyfnua jest dopuszczony do obrotu na terytorium
Rzeczpospolitej Polskiej w procedurze centralnej, jednak ze wzgledu
na niedostepnos¢ w krajowym obrocie ma zosta¢ sprowadzony z zagranicy
zgodnie z art. 4 ustawy z dnia 6 wrzesnia 2001 r. Prawo farmaceutyczne
(Dz. U. 22026 r. poz. 612).

Gefapiksant jest selektywnym antagonistq receptora P2X3. Gefapiksant
wykazuje rowniez aktywnos¢ wobec podtypu receptora P2X2/3. Receptory P2X3
sq kanatami jonowymi bramkowanymi ATP wystepujgcymi na witoknach
czuciowych C nerwu bftednego w drogach oddechowych. Wtdkna
C sq aktywowane w odpowiedzi na stan zapalny lub dziatanie chemicznych
substancji draznigcych. W warunkach stanu zapalnego ATP jest uwalniany
z komorek btony sluzowej drog oddechowych. Wigzanie pozakomdrkowego
ATP z receptorami P2X3 jest odczuwane przez witdkna C jako sygnat uszkodzenia.
Aktywacja widkien C, odbierana przez pacjenta jako pilna potrzeba kaszlu,
wyzwala odruch kaszlowy. Zablokowanie sygnalizacji ATP przy udziale
receptorow P2X3 zmniejsza nadmiernq aktywacje nerwu czuciowego oraz
nadmierny kaszel indukowane przez pozakomdrkowy ATP.

Lek zostat zarejestrowany w procedurze centralnej 15.09.2023 r. Poza
gefapiksantem brak jest zarejestrowanych technologii w przedmiotowym
wskazaniu.
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Dowody naukowe

Ocene skutecznosci i bezpieczeristwa stosowania gefapiksantu przeprowadzono
na podstawie 2 gtdwnych badan rejestracyjnych RCT z grupq kontrolng placebo:
COUGH-1 oraz COUGH-2, przeprowadzonych wedtug zblizonego projektu
badania oraz badania RCT z grupg kontrolng placebo P043, stanowiqgcego
badanie wspierajgce dla gtownych badarn rejestracyjnych.

Skutecznos¢

W badaniach COUGH-1 i COUGH-2 u pacjentow leczonych gefapiksantem
podawanym w dawce 45 mg dwa razy na dobe wykazano zmniejszenie czestosci
kaszlu w okresie 24 godzin w porownaniu z pacjentami otrzymujgcymi placebo.
W pierwszym badaniu po 12 tyg. leczenia szacowana wzgledna redukcja (ERR)
czestotliwosci kaszlu w ciggu 24 godzin w poréwnaniu z placebo wyniosta
-18,52% (p=0,036), z kolei w drugim badaniu po 24 tyg. leczenia: -13,29%
(p=0,048). W badaniu COUGH-1 oraz COUGH-2 grupa przyjmujgca gefapiksant
odnotowata redukcje liczby epizodow kaszlu na godzine w stanie czuwania
w stosunku do placebo. ERR wynidst odpowiednio -18,33% (p=0,040) oraz
-14,31% (p=0,038) w badaniu COUGH-1 i COUGH-2.

W Zadnym z badan nie wykazano istotnych statystycznie (IS) rdznic miedzy
grupami w zakresie odsetka pacjentdow, ktorzy osiggneli 230% redukcje
czestotliwosci kaszlu w ciggu 24 godzin wzgledem wartosci wyjsciowej (COUGH-
1: szacowany OR=1,26; p=0,277;, COUGH-2: szacowany OR=1,35; p=0,06).

W badaniach COUGH-1 i COUGH-2 odsetek pacjentow z 230 mm redukcjq wyniku
nasilenia kaszlu w skali VAS w stosunku do wartosci wyjsciowej, byt wyzszy
w grupie gefapiksantu niz w grupie placebo (odpowiednio: 39,1% vs 29,6% oraz
51,1% vs 40,3%). Roznice miedzy grupami byty IS, a szacowany OR wynidst
odpowiednio 1,53 (95% Cl: 1,03, 2,27) i 1,55 (95% Cl: 1,16, 2,07).

W 12. tygodniu badania COUGH-1 odsetek pacjentow, ktdrzy osiggneli
minimalng klinicznie istotnq poprawe jakosci zycia definiowanq jako 2>1,3-
punktowy wzrost catkowitego wyniku w kwestionariuszu Leicester Cough
Questionnaire (LCQ), byt nieznacznie wyziszy w grupie gefapiksantu (66,7%)
niz w grupie placebo (61,7%) (OR=1,26 (95% Cl:0,84;, 1,89)). W 24. tygodniu
badania COUGH-2 odsetek ten wynidst odpowiednio 75,7% w grupie
gefapiksantu oraz 68,1% w grupie placebo (OR=1,46; p=0,016).

W wspierajgcym badaniu P043 w 12. tygodniu odnotowano wiekszq poprawe
catkowitego wyniku LCQ w grupie gefapiksantu niz w grupie placebo (srednia
zmiana wzgledem wartosci wyjsciowej: 4,34 vs 3,59), a réznica miedzy grupami
byta IS (0,75, p=0,034).W zakresie sredniego tygodniowego wyniku nasilenia
kaszlu w skali VAS w 12. tygodniu odnotowano, iz srednia zmiana wzgledem
wartosci wyjsciowej w grupie gefapiksantu oraz placebo wyniosta odpowiednio -
31,79 oraz -24,87. Oszacowana rdoznica wyniosta -6,92 (95% Cl: -11,88; -1,97).
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W analizie eksploracyjnego punktu koricowego wykazano, ze gefapiksant wigzat
sie z wiekszym zmniejszeniem catkowitego wyniku w skali CSD w 12. tygodniu
od wartosci wyjsciowej w pordwnaniu z placebo (réznica: -0,47; 95% Cl: -0,88;
-0,06).

W analizie post hoc odsetek pacjentow osiggajgcych klinicznie istotng poprawe
catkowitego wyniku LCQ (21,3 punktu wzgledem wartosci wyjsciowej) byt wyzszy
w grupie gefapiksantu niz w grupie placebo (80,6% vs 67,4%; OR=2,01; 95% Cl:
1,21-3,32).

Bezpieczeristwo

W badaniach rejestracyjnych (COUGH-1 oraz COUGH-2) po 52 tygodniach
stosowania interwencji czestos¢ wystepowania AE byta wyisza w grupie
otrzymujqcej gefapiksant w poréwnaniu z placebo (88,9% vs 79,0%). Wiekszos¢
obserwowanych AE miata nasilenie tagodne lub umiarkowane. AE zwigzane
z leczeniem odnotowano u 68,8% pacjentow stosujqcych gefapiksant, natomiast
w grupie placebo u 20,4% chorych. AE zwiqzane z leczeniem prowadzgce
do przerwania leczenia zarejestrowano u 19,2% stosujgcych gefapiksant,
zas w populacji placebo u 3,1% pacjentow — zdarzenia te w grupie interwencji
zwigzane byty gtownie z zaburzeniami smaku. CzestoS¢ wystepowania ciezkich
TEAEs byta porownywalna w grupie gefapiksantu oraz placebo (5,6% vs 5,8%).
W grupie ocenianej interwencji nie odnotowano zgondw (vs 2 zgony w grupie
placebo). Do najczesciej zgtaszanych AE (>10%) w grupie gefapiksantu
w stosunku do placebo nalezaty: dysgeuzja (41,1% vs 5,3%), zapalenie
nosogardta (17,6% vs 17,9%), ageuzja (14,6% vs 0,9%), hypogeusia (10,7%
vs 0,6%) i zaburzenia smaku (8,9% vs 0,4%). Czestos¢ wystepowania bolu gtowy
byta taka sama w obu grupach (14,5%).

Zdarzenia niepozgdane zwigzane ze smakiem stanowity zdarzenia bedgce
przedmiotem szczegolnego zainteresowania ze wzgledu na przypuszczalny
mechanizm dziafania gefapiksantu. Wiekszos¢ z nich miata tagodne
lub umiarkowane nasilenie, a u 96% pacjentow ustqgpita w trakcie leczenia
lub po jego zakonrczeniu.

W badaniu P0O43 zdarzenia niepozgdane czesciej odnotowywano u pacjentow
leczonych gefapiksantem niz placebo (65,5% vs 43,1%), przy podobnej czestosci
ciezkich AE (<2%). Zdarzenia niepozgdane w grupie ocenianej interwencji
obejmowaty gfdwnie zaburzenia smaku. Przerwanie leczenia z powodu
AE zwiqzanych zterapiq czesciej odnotowywano w grupie gefapiksantu
niz placebo (8,7% vs 0,5%).

Gtowne ograniczenie niniejszej analizy stanowi fakt, Ze pomimo wykazania
istotnej statystycznie przewagi gefapiksantu nad placebo w zakresie redukcji
czestosci kaszlu, obserwowane rdznice miedzy grupami byty stosunkowo
niewielkie przy jednoczesnie wysokiej odpowiedzi na placebo. Do dodatkowych
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ograniczen nalezq brak badari porédwnawczych z aktywnym komparatorem,
znaczny odsetek brakujgcych danych po przerwaniu leczenia oraz mozliwosc
czesciowego odslepienia  uczestnikow badania zwigzana z czestym
wystepowaniem zaburzeri smaku w grupie gefapiksantu.

Wytyczne kliniczne

W wyniku przeprowadzonego wyszukiwania zidentyfikowano 3 dokumenty
wytycznych dotyczqce postepowania w przypadku przewlektego kaszlu:
wytyczne European Respiratory Society 2020 (ERS 2020), British Thoracic Society
2023 (BTS 2023) oraz interaktywne wytyczne American College of Chest
Physicians (ACCP). Wytyczne podkreslajqg znaczenie identyfikacji i leczenia
potencjalnych przyczyn przewlektego kaszlu, w tym chordéb wspdtistniejgcych,
ograniczenia narazenia na czynniki ryzyka oraz odstawienia lekow mogqcych
indukowac kaszel. W przypadku braku odpowiedzi na wdrozone leczenie
lub utrzymywania sie kaszlu o niewyjasnionej etiologii, rekomendowana
jest terapia lekami o efekcie przeciwkaszlowym wynikajgcym z mechanizmu
dziatania (gabapentyna, pregabalina; morfina, ew. amitryptylina i kodeina),
a takze terapia logopedycznq/fizjoterapia. Wytyczne ACCP oraz BTS 2023
wskazujq ponadto antagonistow receptora P2X3, w tym gefapiksant, jako jedng
Z nowych opcji terapeutycznych. Dodatkowo w czesci wytycznych wymieniono
krotkotrwatq antybiotykoterapie, nieopioidowe leki przeciwkaszlowe, wziewne
glikokortykosteroidy oraz leki prokinetyczne.

Zgodnie z Obwieszczeniem MZ z dnia 17 czerwca 2026 r. w sprawie wykazu
refundowanych lekow, srodkow spozywczych specjalnego przeznaczenia
Zywieniowego oraz wyrobow medycznych, aktualnie ze srodkow publicznych
nie sq refundowane zadne produkty lecznicze w ocenianym wskazaniu. Sposrod
terapii wskazywanych w wytycznych, jedynie kodeina posiada wskazanie
rejestracyjne obejmujgce leczenie suchego, uporczywego kaszlu, przy czym
nie jest ono w petni zbiezne z oceniang populacjq. Kodeina jest dostepna
wyfqcznie w preparatach ztoZzonych i nie podlega refundacji. Pozostate leki
sq dopuszczone do obrotu w Polsce, jednak nie sq zarejestrowane w leczeniu
przewlektego kaszlu, a ich stosowanie w tym wskazaniu ma charakter
pozarejestracyjny (off-label).

Swiadczenia z zakresu rehabilitacji pulmonologicznej, takze z wykorzystaniem
metod subterraneoterapii oraz rehabilitacji osob z dysfunkcjqg narzqdu stuchu
i mowy sq refundowane na podstawie Rozporzgdzenia Ministra Zdrowia z dnia
6 listopada 2013 r. (Dz. U. z 2013 r., poz. 1522 z pdzn. zm.) w sprawie Swiadczen
gwarantowanych z zakresu rehabilitacji leczniczej.



Stanowisko Rady Przejrzystosci AOTMIT nr 123/2026 z dnia 24.08.2026 r.

Problem ekonomiczny

Oszacowany koszt roczny produktu leczniczego Lyfnua na jednego pacjenta
wynosi ok. - (wariant podstawowy), przy zatozeniu kontynuacji leczenia
przez 12 miesiecy.

W wyniku wyszukiwania rekomendacji refundacyjnych dla gefapiksantu (Lyfnua)
w innych krajach odnaleziono jedynie informacje o zakonczeniu procesu oceny
przez NICE bez wydania rekomendacji.

Gtowne argumenty decyzji:

e Badania kliniczne wskazujgce na umiarkowang skutecznos¢ gefapiksantu w
porownaniu z placebo;

e Brak badan porédwnawczych z aktywnym komparatorem;
e Trudna do oszacowania wielkos¢ populacji;

e Brak rekomendacji refundacyjnych leku w innych krajach.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 31h ust. 2 w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 1 ustawy z 27 sierpnia 2004 r.
o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2025 r. poz. 1461) oraz
wzw. zart. 39 ust. 3 ustawy z 12 maja 2011 r. o refundacji lekow, srodkéw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2026 r. poz. 253), z uwzglednieniem
opracowania nr: OTLI.414.2.2026 ,Lyfnua (gefapiksant) we wskazaniu: przewlekly kaszel w przypadku
nieskutecznosci i/lub nietolerancji dostepnych na polskim rynku alternatywnych technologii lekowych”; data
ukonczenia: 20 sierpnia 2026 r.



KARTA NIEJAWNOSCI

Dane zakreslone kolorem czarnym stanowiq informacje publiczne podlegajgce wylqczeniu
ze wzgledu na przedsigbiorcy: firm farmaceutycznych, ktorych dane m.in. o cenach lekow,
zawarte sq w bazie EURIPID.

Zakres wylqczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem (nie dotyczy) o zakresie
tajemnicy przedsigbiorcy.

Podstawa prawna wylqczenia jawnosci: art. 5 ust. 2 ustawy z dnia 6 wrzesnia 2001 r.
o dostepie do informacji publicznej (Dz. U. z 2022 r., poz.902) w zw. z art. 11 ust. 2 ustawy
z dnia 16 kwietnia 1993 r. o zwalczaniu nieuczciwej konkurencji (Dz. U. z 2022 r., poz.
1233) i, art. 35 ust. 4a - 4b i art. 35a ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekow,
srodkow  spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow
medycznych (Dz. U. z 2025 r. poz. 907 z pozn. zm.).

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

Podmiot w interesie ktorego dokonano wylqczenia jawnosci: firmy farmaceutyczne,
ktorych dane m.in o cenach lekow, zawarte sq w bazie EURIPID.



Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 121/2026 z dnia 24 sierpnia 2026 roku
o projekcie programu ,,Program polityki zdrowotnej w zakresie
rehabilitacji leczniczej mieszkarncow gminy Prazmoéw
na lata 2027-2029”

Rada Przejrzystosci pozytywnie opiniuje projekt programu polityki zdrowotnej
,Program polityki zdrowotnej w zakresie rehabilitacji leczniczej mieszkancow
gminy Prazmow na lata 2027-2029”, pod warunkiem uwzglednienia uwag Rady.

Uzasadnienie

Przedmiotem oceny jest projekt programu polityki zdrowotnej zaplanowany
do realizacji przez Gmine Prazmow: , Program polityki zdrowotnej w zakresie
rehabilitacji leczniczej mieszkaricow gminy Prazmow na lata 2027-2029”. Okres
realizacji programu zaplanowano na lata 2027-2029. tgczny szacowany koszt
programu planowany jest na poziomie 450 000 zt (150 000 zt rocznie). Program
ma zostac sfinansowany ze srodkow Gminy Prazmdw przy ewentualnym
dofinansowaniu ze srodkow NFZ.

Celem gtownym programu jest: ,zmniejszenie dolegliwosci bdlowych
o co najmniej minimalnqg istotnq klinicznie rdznice (14 mm) na skali VAS
u co najmniej 30% uczestnikow programu, dotknietych problemem urazow,
choréb obwodowego uktadu nerwowego lub chorob uktadu ruchu, poprzez
kompleksowe dziatania rehabilitacyjne prowadzone na terenie Gminy Prazmow
w latach 2027-2029”. Projekt PPZ zawiera takze 1 cel szczegotowy.

Program bedzie skierowany do mieszkaricow gminy Prazmow w wieku 40 lat
i wiecej, cierpigcych na choroby przewlekte lub zapalne uktadu ruchu, urazy
lub choroby obwodowego uktadu nerwowego. Liczebnos¢ populacji
kwalifikujgcej sie do udziatu w PPZ oszacowano na 700 0s6b rocznie. W zwigzku
z ograniczonymi mozliwosciami finansowymi Gminy, program corocznie obejmie
grupe ok. 170 0sob.

W zakresie zaplanowanych interwencji projekt PPZ zaktada przeprowadzenie:

o Wizyty fizjoterapeutycznej, w ramach ktorej przeprowadzona zostanie
kwalifikacja uczestnika do programu oraz zostanie ustalony indywidualny
plan rehabilitacyjny, dokonana ocena dolegliwosci bolowych w skali VAS,
a takze przeprowadzona kwalifikacja do dziatan edukacyjnych.
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e Indywidualnego planu rehabilitacyjnego — zabiegi zostanq wybrane w oparciu
o indywidualne wskazania pacjenta o tgcznej sumie 400 * 15 pkt na caty cykl
rehabilitacyjny, trwajgcy 10 dni. Wnioskodawca przestawit w projekcie
zabiegi, ktore bedg mogty wchodzi¢c w sktad indywidualnego planu
rehabilitacyjnego, tj. miedzy innymi zabiegi realizowane z bezposrednim
zaangazowaniem fizjoterapeuty 1:1 (36,49 pkt), zabiegi kinezyterapii
(8,55 pkt), czy tez ¢wiczenia grupowe ogdlnoustrojowe (3,21 pkt).

e Dziatan edukacyjnych — obejmujgcych jedno, 45-minutowe spotkanie,
w grupach liczgcych maksymalnie 25-oséb. Whnioskodawca przedstawit
tematyke spotkan, ktore bedq obejmowaty zagadnienia zwigzane z rolg diety
i suplementacji, znaczeniem aktywnosci fizycznej oraz ergonomii pracy
w profilaktyce wtornej chorob uktadu ruchu i urazow, a takze sposobami
zapobiegania wypadkom i zranieniom. Podczas zaje¢ podkreslona ma zostac
rowniez istotnosc prowadzenia zdrowego stylu zZycia oraz przedstawione majq
zosta¢ metody radzenia sobie ze stresem. Zaznaczono, ze u uczestnikow
dziatan edukacyjnych przeprowadzona zostanie ocena poziomu wiedzy
na podstawie pre-testu przed prelekcjq i post-testu po prelekcji.

W przypadku ukoriczenia petnego cyklu rehabilitacyjnego w ramach programu
pacjent otrzyma zalecenia dotyczqce dalszego postepowania oraz informacje
na temat mozliwosci kontynuowania rehabilitacji na rynku publicznym, zostanie
poproszony o wypetnienie krotkiej ankiety satysfakcji pacjenta, ktorej wyniki
bedg pomocne w ewaluacji programu. W przypadku nieukoriczenia petnego cyklu
rehabilitacyinego w ramach programu pacjent zostanie poinformowany
o negatywnych skutkach zdrowotnych zwigzanych z przerwaniem uczestnictwa
w programie oraz poinformowany o mozliwosci kontynuowania rehabilitacji
na rynku publicznym. Dopuszcza sie zakonczenie udziatu w programie na kazdym
jego etapie na zyczenie pacjenta.

W ramach programu zostanie przeprowadzona akcja informacyjna o programie
i 0 mozliwosci udziatu w nim.

W projekcie PPZ wnioskodawca opisat problem zdrowotny, ktérego dotyczy
planowany PPZ. Projekt posiada cel gtdwny oraz 1 cel szczegotowy. W ramach
projektu jego autor wskazat na kryteria wiqczenia do projektu, a takze kryteria
wytgczenia z programu. W projekcie programu zaproponowano 2 mierniki
efektywnosci. Projekt programu zaktada przeprowadzenie jego monitorowania
i ewaluacji.

Dokonujgc oceny projektu PPZ nalezy wskazaé, Ze zgodnie z definicjq
WHO rehabilitacja jest kompleksowym postepowaniem w odniesieniu do osob
niepetnosprawnych fizycznie i psychicznie, ktore ma na celu przywrocenie petnej
lub mozliwej do osiggniecia sprawnosci fizycznej i psychicznej, zdolnosci do pracy
i zarobkowania oraz zdolnosci do brania czynnego udziatu w zyciu spotecznym.
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Eksperci sq zgodni, ze istnieje zasadnosc¢ finansowania Programow Polityki
Zdrowotnej z zakresu rehabilitacji niepetnosprawnych i zagrozonych
niepetnosprawnosciq dorostych oraz dzieci i mftodziezy. Warunki realizacji
PPZ powinny by¢ zgodne z wymogami zawartymi w rozporzqdzeniu Ministra
Zdrowia w sprawie swiadczeri gwarantowanych z zakresu rehabilitacji leczniczej.
Eksperci potwierdzajq takze zasadnos¢ prowadzenie dziatari edukacyjnych
w ramach PPZ.

Nalezy wskazac, ze wszystkie zaplanowane przez wnioskodawce interwencje
fizykoterapeutyczne i kinezyterapeutyczne znajdujq sie w wykazie swiadczen
gwarantowanych z zakresu rehabilitacji leczniczej zgodnie z rozporzqdzeniem
Ministra Zdrowia zdnia 6 listopada 2013 r. w sprawie Swiadczen
gwarantowanych z zakresu rehabilitacji leczniczej. Zatem Interwencje
przewidziane projektem PPZ w tym zakresie sq zgodne z aktualng wiedzg
medycznq. Projekt PPZ przewiduje takze, ze realizator programu musi spetniac
wymogi lokalowe, sprzetowe i kadrowe, a takze zapewniac realizacje swiadczen
zdrowotnych zgodnie z przepisami rozporzqdzenia Ministra Zdrowia z dnia
6 listopada 2013 r. w sprawie swiadczen gwarantowanych z zakresu rehabilitacji
leczniczej, co jest zgodne z opiniami ekspertow.

Nalezy wskazac, ze zgodnie z odnalezionymi informacjami na terenie gminy
Prazmdw umowy z NFZ na realizacje swiadczen z zakresu rehabilitacji leczniczej
nie podpisano z zadnym swiadczeniodawcg.

W uzasadnieniu potrzeby wdrozenia opiniowanego projektu PPZ wnioskodawca
wskazat miedzy innymi, ze jest on odpowiedzig na niewystarczajgcq na terenie
ww. gminy dostepnos¢ do swiadczen zdrowotnych w rodzaju rehabilitacja
lecznicza finansowanych ze srodkow publicznych.

Jednoczesnie nalezy zaznaczyé, ze w latach 2020-2022 gmina Prazmow
realizowata program polityki zdrowotnej w zakresie rehabilitacji leczniczej,
a do AOTMIT zostat przekazany raport z realizacji ww. programu, z ktdrego
wynika, Ze realizacjg tego programu objeto 308 osob, 286 0sob (92,86%)
ukoriczyto peten cykl rehabilitacyjny, u 305 osdb (99,03%) uzyskano wzrost
poziomu wiedzy, natomiast u 293 osob (95,13%) doszto do zmniejszenia
dolegliwosci bolowych w skali VAS.

Uwagi Rady:

e Nie przedstawiono uzasadnienia dla przyjetej wartosci docelowej celu
gtownego oraz celu szczegotowego.

e W kryteriach wytqczenia wskazano korzystanie ze Swiadczen rehabilitacji
leczniczej finansowanych przez Gmine Prazmow, NFZ, ZUS, KRUS lub PFRON
Z powodu jednostek chorobowych objetych PPZ, w okresie 6 miesiecy przed
zgtoszeniem sie do programu, przy czym nie doprecyzowano, w jaki sposob
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ww. okolicznos¢ bedzie ustalana idokumentowana (np. oswiadczenie
uczestnika).

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 $rodkéw publicznych (Dz. U. z 2025 r. poz. 1461),
z uwzglednieniem raportu nr: DPPZ.451.49.2026 ,,Program polityki zdrowotnej w zakresie rehabilitacji leczniczej
mieszkancéw gminy Prazmdw na lata 2027-2029"realizowany przez: Gmine Prazmow; data ukonczenia: sierpien
2026 r. oraz Aneksu do raportéw szczegétowych: ,Programy z zakresu rehabilitacji niepetnosprawnych i
zagrozonych niepetnosprawnoscia dorostych oraz dzieci i mtodziezy — wspdlne podstawy oceny” z marca 2024 r.



Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 122/2026 z dnia 24 sierpnia 2026 roku
o projekcie programu ,,Program polityki zdrowotne;j
w zakresie rehabilitacji leczniczej mieszkancéw gminy Brochow
na lata 2026-2029”

Rada Przejrzystosci pozytywnie opiniuje projekt programu polityki zdrowotnej
,Program polityki zdrowotnej w zakresie rehabilitacji leczniczej mieszkancow
gminy Brochow na lata 2026-2029”, pod warunkiem uwzglednienia uwag Rady.

Uzasadnienie

Przedmiotem oceny jest projekt programu polityki zdrowotnej zaplanowany
do realizacji przez Gmine Brochdw: , Program polityki zdrowotnej w zakresie
rehabilitacji leczniczej mieszkaricow gminy Brochow na lata 2026-2029”.

Okres realizacji programu przewidziano na lata 2026-2029. Catkowite koszty
programu oszacowano na 735 000 zt. Program bedzie finansowany ze srodkow
wfasnych Gminy Brochow, z mozliwosciq uzyskania dofinansowania ze srodkow
Narodowego Funduszu Zdrowia.

Celem gtownym programu jest: ,zmniejszenie dolegliwosci bdlowych
o co najmniej minimalnqg istotnq klinicznie rdznice (14 mm) na skali VAS
u co najmniej 30% uczestnikow programu, dotknietych problemem urazow,
chorob obwodowego uktadu nerwowego lub chordob uktadu ruchu, poprzez
kompleksowe dziatania rehabilitacyjne prowadzone na terenie Gminy Brochow
w latach 2026-2029”. Projekt PPZ zawiera takze 1 cel szczegofowy.

Program bedzie skierowany do mieszkancow Gminy Brochow w wieku 18 lat
i wiecej, z rozpoznaniem choroby przewlektej lub zapalnej uktadu ruchu, urazu
lub choroby obwodowego uktadu nerwowego. Liczebnos¢ populacji
kwalifikujgcej sie do udziatu w programie oszacowano na okotfo 320 0s6b rocznie.
Whnioskodawca zaznaczyt jednak, ze ze wzgledu na ograniczenia finansowe,
gmina planuje objgc 650 oséb w trakcie trwania 4-letniego PPZ.

W zakresie zaplanowanych interwencji projekt PPZ zaktada przeprowadzenie:

o Wizyty fizjoterapeutycznej, w ramach ktorej przeprowadzona zostanie
kwalifikacja uczestnika do programu, zaplanowany zostanie indywidualny
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plan rehabilitacyjny, dokonana ocena dolegliwosci bolowych w skali VAS,
a takze przeprowadzona kwalifikacja do dziatan edukacyjnych.

e Indywidualnego planu rehabilitacyjnego — zabiegi zostanq wybrane w oparciu
o indywidualne wskazania pacjenta o fqgcznej sumie 500 + 15 pkt na caty cykl
rehabilitacyjny, trwajgcy 10 dni. Whnioskodawca przestawit w projekcie
zabiegi, ktore bedq mogty wchodzic w sktad indywidualnego planu
rehabilitacyjnego, tj. miedzy innymi zabiegi realizowane z bezposrednim
zaangazowaniem fizjoterapeuty 1:1 (36,49 pkt), zabiegi kinezyterapii
(8,55 pkt), czy tez ¢wiczenia grupowe ogdlnoustrojowe (3,21 pkt).

e Dziatan edukacyjnych —obejmujgcych tematyke: rola diety oraz suplementacji
diety, a takze aktywnosci fizycznej oraz ergonomii pracy w profilaktyce
wtornej choréb uktadu ruchu oraz urazow, zapobieganie wypadkom
i zranieniom, istotnosc¢ prowadzenia zdrowego trybu zycia i sposoby radzenia
sobie ze stresem. W projekcie zaplanowano badanie poziomu wiedzy
uczestnikow przy zastosowaniu opracowanego przez realizatora pre-testu
przed edukacjg oraz post-testu po edukacji, uwzgledniajgcego minimum
5 pytan zamknietych. Wnioskodawca zaznaczyt, ze interwencja ta obejmie
jedno spotkanie edukacyjne trwajgce 45 minut prowadzone przez lekarza,
pielegniarke, fizjoterapeute Ilub dietetyka, w grupach maksymalnie
25-o0sobowych.

W przypadku ukoriczenia petnego cyklu rehabilitacyjnego w ramach programu
pacjent otrzyma zalecenia dotyczqce dalszego postepowania oraz informacje
na temat mozliwosci kontynuowania rehabilitacji na rynku publicznym, zostanie
poproszony o wypetnienie krotkiej ankiety satysfakcji pacjenta, ktorej wyniki
bedq pomocne w ewaluacji programu. W przypadku nieukoriczenia petnego cyklu
rehabilitacyinego w ramach programu pacjent zostanie poinformowany
o negatywnych skutkach zdrowotnych zwiqzanych z przerwaniem uczestnictwa
w programie oraz poinformowany o mozliwosci kontynuowania rehabilitacji
na rynku publicznym. Dopuszcza sie zakoniczenie udziatu w programie na kazdym
jego etapie na zyczenie pacjenta.

W ramach programu zostanie przeprowadzona akcja informacyjna o programie
i 0 mozliwosci udziatu w nim.

W projekcie PPZ wnioskodawca opisat problem zdrowotny, ktérego dotyczy
planowany PPZ. Projekt posiada cel gtowny oraz 1 cel szczegétowy. W ramach
projektu jego autor wskazat na kryteria wiqczenia do projektu, a takze kryteria
wytgczenia z programu. W projekcie programu zaproponowano 2 mierniki
efektywnosci. Projekt programu zaktada przeprowadzenie jego monitorowania
i ewaluacji.
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Dokonujgc oceny projektu PPZ nalezy wskazac, ze zgodnie z definicig WHO
rehabilitacja jest kompleksowym postepowaniem w odniesieniu do 0sob
niepetnosprawnych fizycznie i psychicznie, ktore ma na celu przywrocenie petnej
lub mozliwej do osiggniecia sprawnosci fizycznej i psychicznej, zdolnosci do pracy
i zarobkowania oraz zdolnosci do brania czynnego udziatu w zyciu spotecznym.

Eksperci sq zgodni, Ze istnieje zasadnos¢ finansowania Programow Polityki
Zdrowotnej z zakresu rehabilitacji niepetnosprawnych | zagrozonych
niepetnosprawnosciq dorostych oraz dzieci i mftodziezy. Warunki realizacji
PPZ powinny by¢ zgodne z wymogami zawartymi w rozporzqdzeniu Ministra
Zdrowia w sprawie swiadczeri gwarantowanych z zakresu rehabilitacji leczniczej.
Eksperci potwierdzajq takze zasadnos¢ prowadzenie dziatari edukacyjnych
w ramach PPZ.

Nalezy wskazac, ze wszystkie zaplanowane przez wnioskodawce interwencje
fizykoterapeutyczne i kinezyterapeutyczne znajdujq sie w wykazie swiadczen
gwarantowanych z zakresu rehabilitacji leczniczej zgodnie z rozporzgdzeniem
Ministra Zdrowia zdnia 6 listopada 2013 r. w sprawie Swiadczen
gwarantowanych z zakresu rehabilitacji leczniczej. Zatem Interwencje
przewidziane projektem PPZ w tym zakresie sq zgodne z aktualng wiedzg
medyczngq. Projekt PPZ przewiduje takze, ze realizator programu musi spetniac
wymogi lokalowe, sprzetowe i kadrowe, a takze zapewniac realizacje swiadczen
zdrowotnych zgodnie z przepisami rozporzqdzenia Ministra Zdrowia z dnia
6 listopada 2013 r. w sprawie swiadczen gwarantowanych z zakresu rehabilitacji
leczniczej, co jest zgodne z opiniami ekspertow.

Nalezy wskazad, ze zgodnie z odnalezionymi informacjami na terenie gminy
Brochdw umowe z NFZ na realizacje swiadczen z zakresu rehabilitacji leczniczej
posiada tylko jeden swiadczeniodawca.

W uzasadnieniu potrzeby wdrozenia opiniowanego projektu PPZ wnioskodawca
wskazat miedzy innymi, ze jest on odpowiedziq na niewystarczajgcq na terenie
gminy dostepnosc¢ do swiadczen zdrowotnych w rodzaju rehabilitacja lecznicza
finansowanych ze srodkdw publicznych.

Uwagi Rady:

e Nie przedstawiono uzasadnienia dla przyjetej wartosci docelowej celu
gtownego oraz celu szczegotowego.

e W kryteriach wytqczenia wskazano korzystanie ze sSwiadczen rehabilitacji
leczniczej finansowanych przez Gmine Brochow, NFZ, ZUS, KRUS lub PFRON
Z powodu jednostek chorobowych objetych PPZ, w okresie 6 miesiecy przed
zgtoszeniem sie do programu, przy czym nie doprecyzowano, w jaki sposob
ww. okolicznos¢ bedzie ustalana idokumentowana (np. oswiadczenie
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uczestnika).

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 2025 r. poz. 1461),
z uwzglednieniem raportu nr: DPPZ.451.50.2026 ,,Program polityki zdrowotnej w zakresie rehabilitacji leczniczej
mieszkancéw gminy Brochdéw na lata 2026-2029”; data ukoriczenia: sierpien 2026 r. oraz Aneksu do raportéw
szczegdtowych: ,Programy z zakresu rehabilitacji niepetnosprawnych i zagrozonych niepetnosprawnoscia
dorostych oraz dzieci i mfodziezy — wspdlne podstawy oceny” z marca 2024 r.



Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 123/2026 z dnia 24 sierpnia 2026 roku
o projekcie programu ,,Program polityki zdrowotnej z zakresu
wczesnego wykrywania wad wzroku u dzieci z powiatu
leszczynskiego”

Rada Przejrzystosci negatywnie opiniuje projekt programu polityki zdrowotnej
,Program polityki zdrowotnej z zakresu wczesnego wykrywania wad wzroku
u dzieci z powiatu leszczyriskiego”.

Uzasadnienie

Przedmiotem oceny jest projekt programu polityki zdrowotnej zaplanowany
do realizacji przez Powiat Leszczynski, zaktadajgcy przeprowadzenie badan
przesiewowych w kierunku wad wzroku wsrod dzieci z Ill i VIl klas szkot
podstawowych. W ramach PPZ zaplanowano takze dziatania informacyjno-
edukacyjne dla dzieci ich rodzicow/opiekunow prawnych
oraz nauczycieli/wychowawcow. Program przewidziano na lata 2027-2029.
Roczny koszt PPZ zostat oszacowany na 120 450 zf. Program ma zostac
sfinansowany z budzetu Powiatu Leszczyriskiego.

Oceniany projekt dotyczy problemu zdrowotnego, jakim sq wady wzroku u dzieci.
Populacje docelowq stanowiq: uczniowie klas Ill oraz VIl szkét podstawowych
z terenu powiatu leszczyniskiego (ok. 1 435 w edycji 2026/2027, 1 401 w edycji
2027/2028, 1 426 w edycji 2028/2029) w przypadku badarn przesiewowych
i dziatan informacyjno-edukacyjnych, rodzice i opiekunowie prawni uczniow klas
Il oraz VIl szkdt podstawowych (ok. 3 000 o0sdb rocznie) w zakresie dziatan
informacyjno-edukacyjnych, oraz nauczyciele (100 osob rocznie) w zakresie
dziatan informacyjno-edukacyjnych. Planowana interwencja obejmuje dziatania
informacyjno-edukacyjne w postaci filmu edukacyjnego, e-dziennika, kampanii
w mediach spotecznosciowych, papierowych ulotek i plakatow, oraz badania
przesiewowe wzroku, w tym badanie ostrosci wzroku z uzyciem tablic Snellena
do dali i blizy, ocena potozenia gatek ocznych, ocena widzenia barw.

Oszacowane koszty jednostkowe obejmujq: koszt badania przesiewowego
w wysokosci 70 zt oraz koszty posrednie w wysokosci 20 000 zt (obejmujgce
koszty kampanii informacyjno-edukacyjnej, materiatow edukacyjnych, filmu
edukacyjnego, administracyjno-organizacyjne, monitorowania i ewaluacji).
Zrédta finansowania stanowi Powiat Leszczyriski.
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Whnioskodawca prawidtowo opisat problem zdrowotny oraz przedstawit dane
Swiatowej Organizacji Zdrowia (WHO) oraz dane krajowe na podstawie GUS.

W projekcie odniesiono sie do Map Potrzeb Zdrowotnych na lata 2022-2026
(MPZ). Podkreslono, ze choroby oka i jego przydatkow w 2021 r. w wojewddztwie
wielkopolskim znajdowaty sie na szostym miejscu pod wzgledem udzielonych
porad w ramach ambulatoryjnej opieki specjalistycznej, w populacji ponizej
18 r.z. Odnotowano 64 616 porad, w tym 41 863 porad w zakresie zaburzen
refrakcji i akomodacji, 9 357 porad zwigzanych z uposledzeniem widzenia oraz
5757 porad w przypadku innej postaci zeza. Warto zauwazy¢, ze w ramach MPZ
dostepne sq rowniez nowsze dane, pochodzgce z Bazy Analiz Systemowych
i WdroZeniowych (BASiW), ktore wskazujg, ze w 2024 roku w ramach poradni
okulistycznych dla dzieci, przeprowadzono 19 621 porad ukierunkowanych
na zaburzenia refrakcji i akomodacji, 1678 porad ukierunkowanych
na uposledzenie widzenia oraz 1376 porad w przypadku innych postaci zeza.
tgcznie, w ramach omawianej poradni, przeprowadzono 26 682 porad
ukierunkowanych na choroby oka i jego przydatkow. Warto podkreslic,
Ze zgodnie z informacjami zawartymi w MPZ na lata 2027-2031 w przypadku
wojewddztwa wielkopolskiego nie odniesiono sie do rekomendowanych
kierunkdw dziatan w zakresie przedmiotowego problemu zdrowotnego.

Whnioskodawca przedstawit referencje bibliograficzne i wykaz pismiennictwa
na podstawie ktorego opracowano projekt programu.

Uzasadnienie dla proponowanego programu stanowiq wytyczne Polskiego
Towarzystwa Okulistycznego i Polskiego Towarzystwa Pediatrycznego. Warto
zauwazyé, ze we wspomnianym obowiqgzujgcym stanowisku PTO/PTP 2020
towarzystwa wskazujg harmonogram badan  przesiewowych badan
okulistycznych u dzieci. Zgodnie z rekomendowanym harmonogramem |V.
badanie przesiewowe nalezy przeprowadzi¢ po ukoriczeniu 6. roku Zycia,
nie pdzniej niz do ukonczenia 7. roku Zycia wykonujgc badanie ostrosci wzroku,
test naprzemiennego zakrywania/odkrywania oczu oraz ocene widzenia barw.
Natomiast V. badanie przesiewowe nalezy przeprowadzic¢ po ukoriczeniu 12. roku
zycia, nie pozniej niz do ukonczenia 13. roku Zycia wykonujgc badanie ostrosci
wzroku oraz ocene widzenia barw. Biorgc od uwage powyzsze, zaplanowane
badania przesiewowe zostaty wybrane przez wnioskodawce prawidtowo,
jednakze zaplanowany w programie wiek populacji docelowej (9-10 lat i 14-15
lat) nie znajduje odzwierciedlenia w polskich wytycznych dla harmonogramu IV.
i V. przesiewowego badania okulistycznego u dzieci. NaleZzy rowniez zauwazyc,
ze badania przesiewowe w kierunku wad wzroku znajdujq sie w wykazie
Swiadczen gwarantowanych z zakresu podstawowej opieki zdrowotnej
realizowanych przez lekarzy i pielegniarki POZ oraz pielegniarki/higienistki
szkolne. Porada okulistyczna dla dzieci, w ramach ktorej mogq by¢ wykonane
inne testy przesiewowe znajduje sie w wykazie swiadczen gwarantowanych
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z zakresu AOS. W miescie Leszno funkcjonuje 1 podmiot leczniczy realizujgce
umowe z NFZ na swiadczenia w zakresie okulistyki dla dzieci. Nalezy podkreslic,
ze zaproponowane w PPZ badania diagnostyczne nie wykraczajq poza zakres
Swiadczen gwarantowanych.

Projekt programu zaktada przeprowadzenie jego monitorowania i ewaluacji.
Gtowne arqumenty decyzji:

Projekt wymaga poprawy zgodnie z uwagami zamieszczonymi w raporcie
analitycznym, w szczegdlnosci w zakresie:

e celu gtownego,

e formy weryfikacji wiedzy,

e miernikow efektywnosci,

e wieku populacji docelowej badan przesiewowych,
e dziatan edukacyjnych,

e budzetu.

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 Swiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze Srodkéw publicznych (Dz. U. z 2025 r. poz. 1461),
z uwzglednieniem raportu ,,Program polityki zdrowotnej z zakresu wczesnego wykrywania wad wzroku u dzieci
z powiatu leszczynskiego” realizowany przez: Powiat Leszczynski; data ukorczenia: sierpien 2026 r. oraz Aneksu
,Programy z zakresu profilaktyki i korekcji wad wzroku oraz choréb oczu u dzieci — wspdlne podstawy oceny”
z czerwca 2022 r.



Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 124/2026 z dnia 24 sierpnia 2026 roku
w sprawie objecia refundacjg lekdw zawierajgcych substancje czynng
pemetreksed w zakresie wskazan do stosowania lub dawkowania,
lub sposobu podawania odmiennych niz okreslone w Charakterystyce
Produktu Leczniczego tj. zréznicowany rak tarczycy

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne objecie refundacjq lekéw zawierajgcych
substancje czynnq pemetreksed, w zakresie wskazan do stosowania
lub dawkowania, Ilub sposobu podawania odmiennych niz okreslone
w Charakterystyce Produktu Leczniczego tj. zrdznicowany rak tarczycy
(brodawkowaty, pecherzykowy lub onkocytarny) V4 opornosciq
na jod promieniotwdrczy w  skojarzeniu z karboplatyng w chorobie
zaawansowanej: — progresja choroby po uprzedniej terapii z zastosowaniem
inhibitorow kinaz tyrozynowych w [ i Il linii.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Przedmiotem oceny Rady jest zasadnosci objecia refundacjq ze srodkow
publicznych lekow zawierajqcych substancje czynne:

* pemetreksed;

w zakresie wskazan do stosowania odmiennego niz okreslone w Charakterystyce
Produktu Leczniczego, tj.:

e zrdoznicowany rak tarczycy (brodawkowaty, pecherzykowy lub onkocytarny)
z opornosciq na jod promieniotwdrczy w skojarzeniu z karboplatyng w chorobie
zaawansowanej: — progresja choroby po uprzedniej terapii z zastosowaniem
inhibitorow kinaz tyrozynowych w | i Il linii. Poprzednia opinia RP i odniesienie
sie do jej uzasadnienia (w folderze poprzednie opinie/poprzednie materiaty).
Rak tarczycy jest nowotworem ztosliwym wywodzqgcym sie najczesciej z komorek
pecherzykowych  tarczycy Ilub znacznie rzadziej (~5%) z komdrek
C (okotopecherzykowych, wytwarzajgcych kalcytonine).

Objawy choroby nie sq charakterystyczne, a przebieg naturalny zalezy od typu
histologicznego raka. Wzrost rakdw zroznicowanych (DTC, ang. differentiated
thyroid carcinoma) jest zazwyczaj wolny, rzadko stwierdza sie szybki wzrost
guzka, jego wzmozong konsystencje, nieprzesuwalnos¢ wzgledem podfoza
lub chrypke (objaw naciekania nerwu krtaniowego wstecznego). Gwattowny,
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widoczny w badaniu przedmiotowym wzrost guzka, z rozlegtym naciekaniem
otaczajqgcych struktur, jest jednym z najbardziej charakterystycznych objawdw
anaplastycznej postaci — ATC (niezréznicowanego raka tarczycy). Rokowanie
w rakach zrdznicowanych tarczycy jest na ogot bardzo dobre, wyrazZnie lepsze
u chorych mtodszych (rozpoznanie raka <55. r.z.). Ryzyko wznowy po przebytym
leczeniu jest najwieksze w ciggu pierwszych 5 lat, jednak nalezy sie z nim liczy¢
przez cate zycie, dlatego chorzy mogq wymagac statej kontroli w osrodku
leczgcym, w pdzniejszym okresie co 5—-10 lat.

Obecnie stosuje sie ciggtqg stratyfikacje ryzyka, opartq na odpowiedzi
na zastosowane leczenie. Zastosowanie inhibitorow kinaz tyrozynowych (TKl)
wydtuza czas do progresji choroby.

To potgczenie w tym wskazaniu nie byto dotychczas przedmiotem oceny Rady.
Dowody naukowe

Przeanalizowano dwa retrospektywne badania obserwacyjne rzeczywistej
praktyki klinicznej — Lee 2024 i Boucai 2026.

W badaniu Lee 2024 korzysc kliniczng, definiowanq jako czesciowa odpowiedz
(PR) lub stabilizacja choroby (SD), uzyskano u 64% pacjentdow z rakiem tarczycy
oraz u 75% chorych ze zréznicowanym rakiem tarczycy (DTC). Mediana PFS
w populacji DTC wyniosta 29 miesiecy, wobec 13,8 miesigca w catej kohorcie.

W badaniu Boucai 2026, obejmujgcym chorych leczonych pemetreksedem (PEM)
w monoterapii lub w skojarzeniu z karboplatyng (Cb), wyniki byty korzystniejsze
u pacjentow z nowotworami innymi niz anaplastyczny rak tarczycy (ATC).
W tej grupie odsetek PR wynidst 45%, a korzysci klinicznej (PR/SD) 64%, wobec
odpowiednio 9% i 36% w ATC. Mediana PFS w catej populacji wyniosta 148 dni,
natomiast byta istotnie dtuzsza u pacjentow z nowotworami innymi niz ATC
niz w ATC (375 vs 32 dni; p=0,0064).

Profil bezpieczenistwa PEM+Cb oceniono jako wzglednie korzystny. Najczesciej
obserwowano mielosupresje, niedokrwistosc i leukopenie, a przerwanie leczenia
z powodu dziatan niepozgdanych byfto rzadkie. U czesci chorych mozliwe byto
stosowanie dobrze tolerowanej terapii podtrzymujqcej pemetreksedem. Jest
to zgodne z profilem bezpieczenstwa opisanym w ChPL Pemetrexed Accord,
w ktorym do najczestszych dziatarn niepozqdanych nalezq zaburzenia
hematologiczne oraz toksycznos¢ ze strony przewodu pokarmowego i bton
sluzowych.

Dostepne dane wskazujq, Ze pemetreksed z karboplatyng moze stanowic
potencjalng opcje ratunkowqg u pacjentow z zaawansowanym, opornym
na leczenie DTC, szczegdlnie po niepowodzeniu terapii ukierunkowanych
molekularnie. Sita tych wnioskow jest jednak ograniczona, poniewaz dane
pochodzq wytqcznie z niewielkich badan retrospektywnych RWE, obejmujgcych
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rowniez stosowanie PEM w monoterapii, bez potwierdzenia skutecznosci
skojarzenia PEM+Cb w badaniach o wyZszej wiarygodnosci.

Wytyczne NCCN z 2026 zawierajq bezposrednie odniesienie do schematu
karboplatyna—pemetreksed w leczeniu zréZznicowanego raka tarczycy opornego
na leczenie jodem promieniotwdrczym. Wytyczne NCCN 2026 wskazujq ten
schemat jako ,,opcje przydatnqg w wybranych sytuacjach klinicznych” — u chorych
Z progresjq choroby po wczesniejszym leczeniu. Z kolei wytyczne ASCO 2026
wskazujq, Ze u chorych z progresjq po terapiach ukierunkowanych molekularnie
i inhibitorach wielokinazowych mozna rozwazy¢ chemioterapie cytotoksyczng,
jednak zalecenie to oparto na dowodach niskiej jakosci i nadano mu warunkowgq
site rekomendacji. Zarowno wytyczne NIO 2022, jak i ESMO 2022 nie odnoszq
sie do mozliwosci stosowania pemetreksedu w skojarzeniu z karboplatyng.
Wytyczne NIO 2022 wskazujq jedynie na brak udokumentowanych naukowo
wskazan do chemioterapii w zréznicowanym raku tarczycy.

Gtowne argumenty decyzji:

e Brak opcji terapeutycznych po uprzedniej terapii z zastosowaniem inhibitorow
kinaz tyrozynowych w 1 i Il linii leczenia;

e Postepowanie zalecane w niektdrych wytycznych;

e Obiecujgce wyniki z praktyki klinicznej oparte jednak na matych grupach
pacjentow;

o Niski koszt terapii.

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 40 ustawy o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2026 r. poz. 253), w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 5 ustawy
z 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2025 r.
poz. 1461), z uwzglednieniem opracowania nr: DRTM.415.3.2026 ,Pemetreksed we wskazaniu: zréznicowany
rak tarczycy (brodawkowaty, pecherzykowy Ilub onkocytarny) z opornoscia na jod promieniotwdrczy
w skojarzeniu z karboplatyng w chorobie zaawansowanej: progresja choroby po uprzedniej terapii
z zastosowaniem inhibitoréw kinaz tyrozynowych w | i Il linii”; data ukonczenia: 19 sierpnia 2026 r.
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w sprawie objecia refundacjg lekdw zawierajgcych substancje czynng
toksyna botulinowa typu A (produkt leczniczy Xeomin) w zakresie
wskazan do stosowania lub dawkowania, lub sposobu podawania
odmiennych niz okreslone w Charakterystyce Produktu Leczniczego
tj. dystonia krtaniowa oraz dystonia twarzy

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne objecie refundacjq lekdw zawierajgcych
substancje czynng toksyna botulinowq typu A (produkt leczniczy Xeomin),
w zakresie wskazan do stosowania lub dawkowania, lub sposobu podawania
odmiennych niz okreslone w Charakterystyce Produktu Leczniczego tj. , dystonia
krtaniowa” oraz ,dystonia twarzy” w ramach programu lekowego
B.28. ,Leczenie dystonii ogniskowych ipofowiczego kurczu twarzy (ICD-10
G24.3,G24.4,G24.5, G 24.8, G 51.3)".

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Przedmiotem zlecenia Ministra Zdrowia jest ocena zasadnosci objecia refundacjq
produktu leczniczego Xeomin (toksyna botulinowa typu A) we wskazaniach
pozarejestracyjnych , dystonia krtaniowa” oraz , dystonia twarzy” w programie
lekowym B.28 Leczenie dystonii ogniskowych i potowiczego kurczu.

Dystonia krtaniowa (ang. laryngeal dystonia, LD) lub dysfonia spastyczna
(ang. spasmodic dysphonia) to schorzenie neurologiczne wptywajgce na gtos
i mowe. Zaburzenie dotyczy aferentnej i eferentnej kontroli miesni krtani podczas
fonacji.  Dystonie  ustno-zZuchwowq Ilub  oromandibularng  (OMD)
(ang. oromandibular dystonia), obok kurczu powiek i dystonii krtaniowo-
gardfowej, zalicza sie do grupy dystonii twarzowych. Jest to rzadkie zaburzenie
neurologiczne objawiajgce sie mimowolnymi, nadmiernymi skurczami miesni
w obrebie ust, zuchwy, jezyka i/lub dolnej czesci twarzy; moze miec istotny wptyw
na mowe, funkcje zucia i potykania, a czasem réwniez na wyraz twarzy.

Wszystkie trzy dostepne w Polsce preparaty toksyny botulinowej typu A,
tzn. Botox (onabotulinumtoxinA),  Dysport (abobotulinumtoxinA) oraz
Xeomin (incobotulinumtoxinA), majg ten sam mechanizm dziatania — dziatajg
poprzez blokowanie uwalniania acetylocholiny. Preparaty te rozniq sie budowg,
zawartoscig biatek, immunogennosciq oraz sposobem oznaczania aktywnosci.
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Preparat Xeomin zawiera wytgcznie oczyszczonq neurotoksyne bez biatek
kompleksujgcych, co moze wiqgzac¢ sie z mniejszym ryzykiem powstawania
przeciwciat neutralizujgcych.

Produkt leczniczy Xeomin (Botulinum A toxin a 100 j.) jest juz refundowany
w programie lekowym B.28 we wskazaniach: krecz karku, kurcz powiek,
potowiczy kurcz twarzy, dystonie zadaniowe (np. kurcz pisarski, kurcze
zawodowe). Pozostate preparaty zawierajgce toksyne botulinowq typu A
refundowane w programie B.28, tj. Dysport (abobotulinumtoxinA) i Botox
(onabotulinumtoxinA) oprocz wyzej wymienionych wskazan, refundowane
sq rowniez we wskazaniach dystonia krtaniowa i dystonia twarzy.

Dowody naukowe

Biorgc pod uwage wskazania, w ktdrych produkt leczniczy Xeomin jest juz
refundowany, w oparciu o wytyczne kliniczne przyjeto, ze zlecenie w zakresie
,dystonii twarzy” dotyczy dystonii ustno-zuchwowych.

Do analizy wtgczono cztery badania dotyczgce stosowania toksyny botulinowej
typu A w ocenianych wskazaniach. Tylko badanie Kohli 2022 bezposrednio
oceniafo skutecznos¢ i bezpieczeristwo incobotulinumtoxinA  (Xeomin)
u pacjentow z dystoniq krtaniowgq przywodzicieli. Pozostate badania obejmowaty
pacjentow leczonych toksynq botulinowgq typu A z powodu dystonii krtaniowej
lub ustno-Zzuchwowej, jednak nie przedstawiono w nich odrebnych wynikéw
dla incobotulinumtoxinA.

Prospektywne badanie Kohli 2022 obejmowato 16 pacjentow z dystoniq
krtaniowq przywodzicieli. Do analizy koricowej wiqgczono 9 chorych. W cafej
analizowanej populacji po leczeniu odnotowano zmniejszenie sredniego wyniku
Voice Handicap Index-10 (VHI-10) z 23,1 do 16,3 pkt oraz wzrost odsetka
prawidtowej funkcji gtosowej (PNF) z 66,1% do 89,4%, przy czym istotnosc
statystycznqg wykazano jedynie dla poprawy PNF (p=0,04). W podgrupie
pacjentow z wtornym brakiem odpowiedzi na wczesniejsze leczenie
onabotulinotxinA sredni PNF wzrést z 37,5% do 90% (p=0,0005).

W badaniu Schneider-Stickler 2026 analizq objeto 39/41 pacjentéw z dystoniq
krtaniowq. Po miesigcu od podania toksyny botulinowej typu A (Xeomin
otrzymato 25,6% pacjentow) stwierdzono istotne zmniejszenie liczby skurczéow
gtosowych z 50,7 do 9,9 (p<0,001), nasilenia napiecia gtosu z 7 do 2 pkt (p<0,001)
oraz wysitku fonacyjnego z 7,5 do 4,1 pkt (p<0,001). Wynik VHI-9i obnizyt sie z
23,5 do 14,7 pkt (p<0,001), a wynik kwestionariusza oceny uczestnictwa
komunikacyjnego (CPIB) wzrdst z 12,3 do 21,0 pkt (p<0,001), wskazujgc na
poprawe niepetnosprawnosci gtosowej i uczestnictwa komunikacyjnego. Istotng
poprawe odnotowano rowniez dla wskaznika jitter (12,9% vs 5,5%, p=0,002),
wskazZnika nasilenia dysfonii DSI (-10,5 vs -3,6; p=0,003) oraz szorstkosci gtosu
(p=0,047).
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Prospektywne badanie Page 2017 objeto 10 pacjentow z dystoniq ustno-
zuchwowgq i wspdtistniejgcq dyzartrig. W porownaniu z osobami zdrowymi chorzy
uzyskiwali istotnie gorsze wyniki jakosci Zycia zwiqzanej z komunikacjq; sredni
catkowity wynik ASHA QCL wynosit 4,17 vs 4,88 pkt w grupie kontrolnej
(p=0,001). Nie wykazano istotnych zmian jakosci Zycia po podaniu toksyny
botulinowej typu A (Botox lub Xeomin). Catkowity wynik ASHA QCL wynosit
4,28 pkt przed leczeniem | 4,17 pkt po leczeniu (p=0,347); podobnie
nie stwierdzono istotnych zmian w zakresie o0gdlnej jakosci Zycia ani
poszczegdlnych domen kwestionariusza.

Badanie Revuelta 2025 to retrospektywna analiza 6 pacjentow z dystoniq jezyka,
stanowigcq podtyp dystonii ustno-Zzuchwowej. Mediana subiektywnej poprawy
po leczeniu onabotulinotoxinA lub incobotulinotoxinA wynosita 60% (Q1-Q3:
12,5%-70%), natomiast mediana czasu utrzymywania sie efektu terapeutycznego
1,5 miesiqca (Q1-Q3: 0-2,5 miesigca).

Dziatania niepozqdane wystepujqg zwykle w pierwszym tygodniu po podaniu
i majq charakter przemijajgcy. Mogq by¢ zwiqgzane zarowno z procedurg
wstrzykniecia  (m.in.  bol, obrzek, rumien, krwiak,  krwawienie),
jak i farmakologicznym dziataniem toksyny botulinowej typu A, prowadzgcym
do miejscowego ostabienia miesni.

Ograniczeniami analizy klinicznej sq przede wszystkim jednoramienny
i obserwacyjny charakter wiekszosci badann oraz niewielka liczebnos¢
analizowanych populacji. Nalezy jednak podkreslic, ze oceniane wskazania
nalezq do wskazan ultrarzadkich.

Wszystkie odnalezione wytyczne (Manual of botulinum toxin therapy 2024,
konsensus Dressler 2021, Dystonia Society 2017, Krasnodebska 2025, AAO-HSFN
2018, AAOM 2018) sq zgodne co do tego, ze toksyna botulinowa stanowi
podstawowq metode leczenia dystonii ogniskowych, w tym dystonii ustno-
zuchwowej (OMD) i dystonii krtaniowej (dysfonii spastycznej). Leczenie powinno
by¢ indywidualizowane pod kgtem obrazu klinicznego, zajetych miesni oraz
potrzeb pacjenta.

Analiza wptywu na budzet

W wariancie podstawowym analizy, zaktadajgcym, Ze rozszerzenie wskazan
refundacyjnych produktu leczniczego Xeomin spowoduje przejecie czesci
udziatow pozostatych produktdow oraz dodatkowo wzrost populacji przyjmujqgcej
Xeomin o 5%, co daje sumarycznie wzrost liczby pacjentow leczonych produktem
leczniczym Xeomin o 230 osob, generowane sq dodatkowe wydatki dla NFZ
wynoszqce ok. 18,5 tys. PLN.

Dodatkowe informacje

Maksymalne dawki jednorazowe zaproponowane w zleceniu Ministra Zdrowia
dla preparatu Xeomin w dystonii krtaniowej i dystonii twarzy sq zgodne
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z dawkami stosowanymi w programie lekowym B.28 w przypadku preparatu
Botox. Wedfug wytycznych klinicznych, przyblizona zaleznos¢ miedzy dawkq
onabotulinumtoxinA i incobotulunumtoxinA wynosi 1:1. Zatem, w przypadku
zwiekszenia maksymalnych dawek dopuszczalnych w programie B.28
dla produktu leczniczego Xeomin, analogiczna zmiana musiataby tez dotyczyc
produktu Botox. Prawdopodobnie zweryfikowane musiatyby byc¢ tez dawki
dla produktu Dysport. Rada nie wnosi uwag do proponowanych dawek
jednorazowych produktu leczniczego Xeomin.

Gtowne argumenty decyzji:

e Zfoty standard w leczeniu objawowym dystonii ogniskowych;
e Pozytywne rekomendacje towarzystw naukowych;
e Prawdopodobny brak wptywu na wydatki ptatnika publicznego.

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 40 ustawy o refundacji lekdw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2026 r. poz. 253), w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 5 ustawy
z 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2025 r.
poz. 1461), z uwzglednieniem opracowania nr: DRTM.415.5.2026 ,Xeomin (toksyna botulinowa typu A)
we wskazaniu: ,,dystonia krtaniowa” oraz ,,dystonia twarzy” w ramach programu lekowego B.28 Leczenie dystonii
ogniskowych i potowiczego kurczu twarzy (ICD-10 G 24.3, G 24.4, G 24.5, G 24.8, G 51.3)”; data ukonczenia:
21.08.2026 .



