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STANOWISKO POLSKIEGO TOWARZYSTWA IMIUKOWISCYDOZY W SPRAWIE REFUNDAC)I
PRODUKTU LECZNICZEGO KAFTRIO (IWAKAFTOR + TEZAKAFTOR + ELEKSAKAFTOR) |
KALYDECO (IWAKAFTOR)

W odpowiedzi na Stanowisko Rady Przejrzystosci nr 116/2024 z dnia 28 pazdziernika 2024
roku w sprawie oceny leku Kaftrio (ivacaftorum + tezacaftorum +elexacaftorum - ETI) w
ramach programu lekowego B.112 ,Leczenie chorych na mukowiscydoze (ICD-10: E84)”,
Polskie Towarzystwo Mukowiscydozy wskazuje, ze przedmiotowe stanowisko w kwestii
merytorycznej jest btedne i niespdjne z wnioskami zawartymi w Analizie efektywnosci
klinicznej opublikowanej w kwietniu 2024.

"Dostepne dowody naukowe - badania RCT, badania jednoramienne i poréwnanie
posrednie, wskazujg na wyzszg skutecznosc terapii ETI we wnioskowanej populacji w
poréwnaniu z leczeniem iwakaftorem, lumakaforem/iwakaftorem,
tezakaftorem/iwakaftorem + iwakaftor lub standardowe leczenie, przy zachowaniu
akceptowalnego profilu bezpieczenstwa. Pomimo réznorodnosci analiz, biorgc pod uwage
grupy wiekowe, genotypy i komparatory, wyniki sg spéjne, wzajemnie sie uzupetniajg i
potwierdzaja, ze efekt tréjlekowej modulacji F508del-CFTR jest na tyle duzy, ze wystarcza
obecnos¢ tylko pojedynczej mutacji F508del by osiggngé¢ oczekiwang korzys$¢ kliniczna.
Wykazano catosciowq poprawe stanu klinicznego pacjentéw, zaréwno w odniesieniu do
poprawy jakosci zycia (wynik w domenie oddechowej kwestionariusza CFQ-R) i zmniejszenia
czestosci zaostrzen ptucnych, jak réwniez w zakresie wiarygodnych, istotnych predyktoréw
$Smiertelnosci - poprawy czynnosci ptuc wyrazonej zwiekszeniem wartosci ppFEV:.
Stosowanie terapii tréjsktadnikowej prowadzito ponadto do istotnego obnizenia stezenia
jonow chlorkowych w pocie. Leczenie ETI doprowadzito do poprawy wskaznika klirensu
ptucnego. Analizowane badania wykazaty utrzymywanie sie efektu terapeutycznego w
czasie."

PTM wskazuje, ze dane literaturowe i obserwacje kliniczne (w tym polskie) potwierdzajg
rowniez znaczacy i szybki spadek ilosci transplantacji ptuc u chorych z mukowiscydozg po
wprowadzeniu ETI na rynek oraz redukcje $miertelnosci. Przyktadowo, we Francji przed 2020
roku corocznie transplantacje ptuc przeprowadzano u okoto 80 pacjentéw z mukowiscydozg,
a w 2021 roku juz tylko 8 (10-krotona redukcja). Smiertelnoéé w tym okresie spadta z okoto
20 przypadkdéw/rok, do 16 przypadkéw w 2020 roku i 3 przypadkéw w pierwszych 6
miesigcach 2021 roku. Podobnie optymistyczne dane pochodzg z polskich osrodkow
transplantacji ptuc (Poltransplant), CFF Foundation oraz Europejskiego Rejestru
Mukowiscydozy (w Polsce 10 zgondéw w 2022 roku vs 2 zgodny w roku 2023).

PTM ma $wiadomos$¢ wysokiego kosztu leczenia terapig ETI i trudno$ci decyzji w kwestii
refundacyjnej. Jednak wobec istotnego pozytywnego efektu zdrowotnego u chorych na
mukowiscydoze, ETI powinno zostac objete refundacjg od 2 roku zycia zgodnie z zakresem
rejestracji terapii lekowej.
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