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RAPORT DE EVALUARE A TEHNOLOGIILOR MEDICALE

DCI: CAPLACIZUMABUM

INDICATIA: Tratamentul adultilor care manifesta un episod de purpura trombocitopenica
trombotica dobandita (PTTd), in asociere cu plasmafereza si tratament imunosupresor

Data depunerii dosarului 09.05.2019
Numar dosar 22973
PUNCTAI: 65
T
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1. DATE GENERALE
1.1. DCI: Caplacizumabum
1.2. DC: Cablivi 10 mg pulbere si solvent pentru solutie injectabila
1.3 Cod ATC: BO1AX07
1.4. Data eliberarii APP: 31.08.2018

1.5. Detinatorul APP: Ablynx NV-Belgia
1.6. Tip DCI: orfana
1.7. Forma farmaceutica, concentratia, calea de administrare, marimea ambalajului

Forma farmaceutica pulbere si solvent pentru solutie injectabila

Concentratie 10 mg
Calea de administrare = Prima doza :administrare intravenoasa;dozele ulterioare:administrare
subcutanata
Marimea ambalajului -1 flac+1 seringa preumpluta cu solv.+1 adaptor +2 tampoane

-ambalaj multiplu cu 7x1 flac.+7x1 seringi preumplute cu solv.+7x1
adaptoare+14 (7x2)tampoane
- ambalaj multiplu cu 7 kituri (1 flac.+1seringa preumpluta cu solv.+1 adaptor +2

tampoane)

1.8. Pret (lei)
CABLIVI 10 mg 1 flac+1 seringa preumpluta cu solv.+1 adaptor +2 tampoane

‘ Pretul cu amanuntul pe ambalaj 23462.91 Lei
Pretul cu amanuntul pe unitatea terapeutica 23462.91 Lei

CABLIVI 10 mg ambalaj multiplu cu 7x1 flac.+7x1 seringi preumplute cu solv.+7x1 adaptoare+14 (7x2)tampoane;
CABLIVI 10 mg ambalaj multiplu cu 7 kituri (1 flac.+1seringa preumpluta cu solv.+1 adaptor +2 tampoane)

Pretul cu amanuntul pe ambalaj 162643,07 Lei
Pretul cu amanuntul pe unitatea terapeutica 23234,72 Lei
T o w TR G
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1.9. Indicatia terapeutica si doza de administrare conform RCP Cablivi

Indicatie terapeutica Doza recomandata Durata medie a

tratamentului
conform RCP

Cablivi este indicat pentru  Prima doza 65 zile
tratamentul adultilor care
manifesta un episod de  Injectie intravenoasa cu caplacizumab 10 mg,

purpura trombocitopenica
trombotica dobandita
(PTTd), in asociere cu
plasmafereza si tratament
imunosupresor.

administrata Tnainte de plasmafereza.
Doze ulterioare

Administrare subcutanata zilnica de caplacizumab 10
mg dupa incheierea fiecarei sedinte de plasmafereza,
pe toata durata plasmaferezei administrate zilnic,
urmata de o injectie subcutanata cu caplacizumab 10
mg administrata zilnic timp de 30 zile dupa oprirea
plasmaferezei efectuate zilnic.

Daca la incheierea acestei perioade exista dovezi ca
boala imunologica nu s-a remis, se recomanda
optimizarea tratamentului imunosupresor si
continuarea administrarii subcutanate zilnice de
caplacizumab 10 mg pana la remiterea semnelor bolii
imunologice preexistente (de exemplu,normalizarea
constanta a nivelului activitatii ADAMTS13 (Proteina
de clivaj al Factorului von Willebrand)).

n cadrul programului de dezvoltare clinica,
caplacizumabul a fost administrat zilnic timp de pana
la 65 zile. Nu sunt disponibile date privind repetarea
tratamentului cu caplacizumab.

Grupe speciale de pacienti
Insuficientd renald: Nu este necesara ajustarea dozei la pacientii cu insuficienta renald.

Insuficientd hepaticd: Nu este necesara ajustarea dozei la pacientii cu insuficienta hepatica. Pentru informatii speciale la pacientii cu
insuficientd hepatica severa,

Vidrstnici: Desi experienta privind utilizarea caplacizumabului la varstnici este limitatd, nu exista dovezi care sd sugereze ca sunt necesare
ajustarea dozei sau precautii speciale la pacientii varstnici
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Copii si adolescenti: Siguranta si eficacitatea caplacizumabului la copii si adolescenti nu au fost inca stabilite. Nu sunt disponibile date.

2. DECIZIA DE MENTINERE A STATUTULUI DE MEDICAMENT ORFAN PENTRU CAPLACIZUMABUM
ACORDATA DE COMITETUL PENTRU PRODUSE MEDICAMENTOASE ORFANE, DIN CADRUL AGENTIEI
EUROPENE A MEDICAMENTULUI

Statutul de medicament orfan pentru medicamentului cu DCI Caplacizumab a fost acordat companiei
ABLYNX NV- BELGIA (EU/3/09/629) de catre Comisia Europeana la data de 30 Aprilie 2009, pentru tratamentul
purpurei trombocitopenica tromboticd dobandita (PTTd).

La momentul acordarii statutului de orfan, purpura trombocitopenica trombotica dobandita afecta intre 2.2
si 2.9 la 10,000 de persoane din Uniunea Europeana (UE). Aceasta este echivalentul unui numar de 111,000 pana la
150,000 de persoane si este sub statutul de orfan, care este de 5 pacienti din 10.000 de locuitori, unul din criteriile
indeplinite pentru acordarea statutului de medicament orfan. Acest lucru se bazeaza pe informatiile furnizate de
sponsor si pe cunostintele Comitetului pentru produse medicamentoase orfane (COMP).

La momentul depunerii dosarului, pentru PTTd nu au existat metode satisfacatoare de tratament. Terapia
standard consta in plasmafereza, o procedura care ajuta la restabilirea enzimei inactivate din sange prin inlocuirea
plasmei pacientului (partea lichida a sangelui) cu plasma de la un donator.

S-au furnizat suficiente informatii pentru a arata ca acest medicament ar putea avea un beneficiu
semnificativ pentru pacienti datorita modului in care se asteapta ca medicamentul sa functioneze. Aceasta ar putea
reduce necesitatea plasmaferezei. Aceasta ipoteza va trebui confirmata in momentul autorizarii de punere pe piat3,
pentru a mentine statutul de orfan.

La momentul depunerii cererii de acordarea a statutului de orfan, s-a incheiat un studiu clinic la voluntari
sanatosi si mai multe studii clinice au fost planuite.

La momentul depunerii cererii de acordarea a statutului de orfan, acest medicament nu a fost autorizat
peste tot in UE pentru PTTd sau desemnat ca medicament medicament orfan in alta parte pentru acesta indicatie.

in conformitate cu Regulamentul (CE) nr. 141/2000 din 16 decembrie 1999, COMP a adoptat, la 4 martie
2009, un aviz pozitiv prin care recomanda acordarea acestei desemnari.

Avizele privind desemnarile medicamentelor orfane se bazeaza pe urmatoarele trei criterii:

i.gravitatea afectiunii;

ii.existenta unor metode alternative de diagnosticare, prevenire sau tratament;

iii.fie raritatea starii (care afecteaza cel mult 5 din 10000 de persoane din UE), fie rentabilitatea insuficientd a

investitiilor.
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Medicamentele orfane desemnate sunt produse care sunt inca in curs de investigare si sunt considerate a fi
desemnate ca fiind orfane pe baza activitatii potentiale. Un aviz cu desemnare orfana nu este o autorizatie de
punere pe piatd. In consecintd, demonstrarea calitatii, sigurantei si eficacititii este necesara fnainte de acordarea
unei autorizatii de introducere pe piata pentru un produs.

In 19 iulie 2018, COMP a reevaluat statutul de medicament orfan concluzionand mentinerea Cablivi in

Registrul Comunitar al Medicamentelor Orfane. (EU/3/09/629).

3. Dovezi clinice (eficacitate si siguranta)

Eficacitatea si siguranta caplacizumab la adultii care manifesta un episod de PTTd au fost stabilite in cadrul a
2 studii clinice randomizate, controlate: studiul de faza 3 ALX0681-C301 ,,HERCULES”, precum si in studiul de faza Il
ALX-0681-2.1/10 , TITAN”.

Studiul ALX0681-C301

in cadrul acestui studiu clinic dublu-orb, controlat cu placebo, pacientii care au manifestat un episod de
PTTd au fost randomizati in raport de 1:1 pentru a li se administra caplacizumab sau placebo, in plus fata de
plasmafereza efectuatd zilnic si tratamentul imunosupresor. In cadrul studiului, pacientilor li s-a administrat o
singura injectie intravenoasa in bolus cu caplacizumab 10 mg sau placebo inainte de prima sedinta de plasmafereza
din studiu. Aceasta a fost urmata de injectii subcutanate zilnice cu caplacizumab 10 mg sau placebo dupa incheierea
fiecarei sedinte de plasmafereza, pe durata perioadei in care plasmafereza a fost efectuata zilnic si timp de 30 de zile
ulterior. Daca la incheierea acestei perioade de tratament au existat dovezi de activitate persistenta a bolii
preexistente (indicand un risc iminent de recidiva), tratamentul a putut fi prelungit saptamanal, timp de maximum 4
saptdmani, simultan cu optimizarea tratamentului imunosupresor. In cazul aparitiei recidivei pe parcursul
tratamentului cu medicamentul de studiu, pacientii au fost transferati la tratamentul cu caplacizumab in regim
deschis. Acestia au fost tratati din nou, pe durata plasmaferezei zilnice si timp de 30 de zile ulterior. Daca la
incheierea acestei perioade de tratament au existat dovezi de activitate continua a bolii preexistente, tratamentul in
regim deschis cu caplacizumab a putut fi prelungit saptamanal, timp de maximum 4 saptamani, simultan cu
optimizarea tratamentului imunosupresor. Pacientii au fost urmariti timp de 1 luna dupa intreruperea tratamentului.
Tn cazul recidivei aparute pe durata perioadei de urmarire (adicd dupa oprirea tratamentului cu toate medicamentele
administrate Tn cadrul studiului), nu s-a reinitiat administrarea medicamentului de studiu, recidiva urmand sa fie
tratata conform standardului de ingrijire.

n cadrul acestui studiu clinic, au fost randomizati 145 de pacienti care au manifestat un episod de PTTd (72

n grupul cu administrare de caplacizumab si 73 in grupul cu administrare de placebo).

~4
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Varsta pacientilor a variat de la 18 la 79 de ani, cu o medie de 46 de ani. Jumatate dintre pacienti
manifestasera primul lor episod de PTTd. Caracteristicile initiale ale bolii au fost cele tipice PTTd.

Durata mediana a tratamentului cu caplacizumab in perioada administrarii dublu-orb a fost de 35 de zile.

Tratamentul cu caplacizumab a determinat o reducere semnificativa statistic a intervalului de timp pana la
obtinerea raspunsului la tratament exprimat ca numar de trombocite (p<0,01).

Pacientii tratati cu caplacizumab au prezentat o probabilitate de 1,55 mai mare de a obtine raspunsul
exprimat ca numar de trombocite Th orice moment, comparativ cu pacientii din grupul cu administrare de placebo.

Tratamentul cu caplacizumab a determinat o reducere cu 74% a elementelor criteriului compus de evaluare,
procentajul de pacienti al caror deces a fost corelat cu PTTd (0/72; placebo 3/73), exacerbarea PTTd (3/72; placebo
28/73) sau minimum un eveniment tromboembolic major pe parcursul tratamentului cu medicamentul de studiu
(6/72; placebo 6/73) (p<0,0001).

Tn grupul cu administrare de caplacizumab nu au existat decese, iar in grupul cu administrare de placebo au
existat 3 decese pe parcursul perioadei de tratament cu medicamentul de studiu. Proportia de pacienti cu o recidiva
a PTTd (exacerbare sau recadere) pe parcursul intregii perioade a studiului (inclusiv perioada de urmarire, cu durata
de 28 de zile, dupa oprirea tratamentului cu medicament de studiu) a fost cu 67% mai scazuta in grupul de tratament
cu caplacizumab (9/72; recadere 6/72), in comparatie cu grupul in care s-a administrat placebo (28/73; recadere
0/73) (p<0,001). Niciun pacient tratat cu caplacizumab (0/72) nu a fost refractar la tratament (definit drept absenta
dublarii numarului de trombocite dupa 4 zile de tratament standard si LDH crescutd) in comparatie cu trei pacienti la
care s-a administrat placebo (3/73). Tratamentul cu caplacizumab a determinat scdderea numarului mediu de zile cu
plasmafereza, a volumului de plasma utilizata, a duratei medii de spitalizare in sectia de terapie intensiva, precum si

scaderea duratei medii de spitalizare pe parcursul perioadei de tratament cu medicamentul de studiu.

Placebo Caplacizumab

Durata de administrare a plasmaferezei (zile) N 73 71
Valoarea 9,4 (0,81) 5,8 (0,51)
medie
(ES)

Volumul total de plasma utilizata (litri) N 73 71
Valoarea 35,93 (4,17) 21,33 (1,62)
medie
(ES)

Durata spitalizarii (zile) N 73 71
Valoarea 14,4 (1,22) 9,9 (0,70)
medie
(ES)

Durata spitalizarii in sectia de terapie N 27 28

intensivi, exprimati in zile Valoarea 9,7 (2,12) 3,4 (0,40)
medie
(ES)

N: numarul de pacienti evaluati; ES: Eroare standard

~4
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n studiile clinice, Cablivi a demonstrat un profil de sigurants gestionabil, in concordant3 cu mecanismul sdu

de actiune. Cele mai frecvente reactii adverse raportate au fost epistaxis (sdngerare nazald), cefalee si sangerari

gingivale.

STUDIU DESIGN STATUS POPULATIE
CLINIC
TITAN!- FAZA I, Incheiat 75
2 ORB, Adulti cu un episode
DESIGN PARALEL, acut de PTTd
RANDOMIZAT,
CONTROLAT CcuU
PLACEBO
HERCUL FAZA II, Incheiat 145
=< DUBLU ORB, Adulti diagnosticati
CONTROLAT CuU cu PTTd
PLACEBO,
RANDOMIZAT in PTTd
FAZA I, In desfasurare Pacientii care au
HERCUL desf fentii
3 (] Pacientii au cate 2 vizite Q32020 participat la studiul
E> (long- anuale pentru 3 ani HERCULES
term consecutivi (inrolare optionala)
follow-up)

Foarte important, tratamentul cu Cablivi a dus la:

O rezolutie mai rapida a episodului PTTd acut, care a fost demonstrata prin reducerea semnificativa a
consumului de plasma (5,8 vs 9,4 zile) (p = 0,0001) si a duratei de sedere in ATI (3,4 vs 9,7 zile) (p =
0,0098) si spitalizare (9,9 vs 14,4 zile) (p = 0,0025) fatd de monoterapia cu plasma si terapia
imunosupresoare.

O proportie semnificativ redusa a pacientilor care sufera de exacerbari ale PTTd (4,2% fata de 38,4%, p
<0,0001)

Prevenirea bolii refractare (0% fata de 4,2%, p = 0,0572)

O tendinta de reducere a mortalitatii: un pacient (1,4%) a decedat in grupul Cablivi® (in timpul perioadei
de urmarire fara tratament, considerata a nu avea legatura cu medicamentul de studiu) si trei (4,1%) in
tratamentul de plasmaferezd si cu imunosupresoare in monoterapie. in studiul TITAN nu au fost
raportate decese in grupul Cablivi, in timp ce au fost raportate 2 decese in grupul de tratament cu
plasmafereza si terapie imunosupresoare. O analiza integratda a datelor aratda ca Cablivi reduce
semnificativ rata mortalitatii asociate PTT-ului fatda de plasmafereza si terapia imunosupresoare in
monoterapie (p = 0,0477).

Un impact pozitiv asupra normalizarii markerilor de afectare a organelor (lactat dehidrogenaza,
troponinad | cardiaca si creatinina serica).
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4. GENERALITATI PRIVIND BOALA PTTd

Purpura trombocitopenica trombotica dobandita (PTTd) este o boalad ultra-rara, amenintatoare de viata, o
tulburare autoimuna de coagulare a sangelui, care se dezvolta de obicei la adultii cu varste cuprinse intre 30 si 50 de
ani, dar poate debuta (rar) si in copilarie sau adolescenta. PTTd este de 2 ori mai frecventa la femei decat la barbati,
iar parcursul sdu clinic este caracterizat de o tendinta recidivanta. Boala se caracterizeaza prin formarea complexa a
cheagurilor in vasele mici de sange din organism, ceea ce duce la trombocitopenie severa (numar foarte mic de
trombocite), anemie hemolitica microangiopatica (distrugerea si scaderea numarului de celule rosii din sange),
ischemie tisulara si disfunctia organelor (implicand frecvent creierul, inima si rinichii), provocand moarte precoce sau
complicatii pe termen lung, precum: deficit cognitiv, depresie, hipertensiune arteriala si o speranta a vietii redusa.

PTTd este cauzatd de o deficientda severa a metaloproteazei ADAMTS13 ca urmare a prezentei
autoanticorpilor inhibitori. Scaderea activitatii ADAMTS13 duce la o acumulare a multimerilor factorului von
Willebrand care se leaga de trombocite si induc agregarea plachetara. PTTd poate fi acuta idiopatica, sau poate
aparea ca urmare a tratamentului cu medicamente (contraceptive orale, ticlopidina, ciclosporind, mitomicina C si
altele), dupa transplantul maduvei osoase, sau ca rezultat al LES (lupus eritematos sistemic), sarcind sau infectii’.
Sunt frecvent observate manifestari prodromale nespecifice, urmate de simptome clinice precum: anemie
microangiopatica, purpura trombocitopenica, anomalii neurologice, febra.

Scopul crucial al tratamentului in timpul episoadelor acute de PTTd este controlul rapid al trombozei
microvasculare, reflectat de un timp rapid de normalizare plachetara, limitand ischemia tisulara care poate provoca
disfunctii ale organelor, evenimente ischemice acute, invaliditate pe termen lung si deces.

in prezent nu existd tratamente autorizate pentru tratamentul PTTd si, in ciuda plasmaferezei si a
imunosupresiei, ce dureaza zile sau saptamani pana la controlul bolii, pacientii raman la risc pentru complicatii
trombotice, recidive si o ratd a mortalitatii de pana la 20% , cele mai multe decese aparand in 30 de zile de la
diagnostic.

17% dintre pacienti nu rdaspund la plasmafereza si imunosupresoare, iar in acest grup refractar rata
mortalitatii este de aproximativ 40%.

5. EVALUARI INTERNATIONALE

Tratamentul standard actual pentru PTTd este plasmafereza si terapia imunosupresoare, care de obicei
necesita spitalizare indelungata. Plasmafereza si terapia imunosupresoare poate dura 2 sdptamani sau mai mult;
Tratamentul de lungd duratd poate duce Ila complicatii care afecteaza 24-87% dintre pacienti.
17% dintre pacienti sunt refractari la plasmafereza si tratamentul cu imunosupresoare; Acesti pacienti necesita
intensificarea terapiei imunosupresive.

Cablivi (caplacizumab) este primul tratament specific aprobat de EMA pentru adultii care se confrunta cu un
episod de purpura trombotica trombocitopenica dobandita (PTTd).
Cablivi, nanoorganismele bivalente anti-von-Willebrand (vVWF), blocheaza interactiunea multimerilor ultralargi
WEF cu plachete si, prin urmare, limiteaza aderenta plachetara, formarea si acumularea ulterioara a micro-cheagurilor
care provoacd trombocitopenie severa, ischemia tisulara si disfunctia organelor 1n  PTTd.

~4
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Cablivi este primul medicament care primeste aprobarea EMA si primul tratament terapeutic specific pentru
tratamentul adultilor care sufera de un episod de purpura tromboticd trombocitopenica (PTTd), in combinatie cu
plasmafereza si imunosupresia.

Aprobarea Cablivi in UE se bazeaza pe un program robust de studii clinice, alcatuit din doua studii randomizate,
controlate, de Faza Il TITAN si de faza Il HERCULES, la 220 de pacienti adulti cu PTTd. Aceste studii au demonstrat ca
Cablivi, reduce semnificativ timpul a normalizarea plachetara, reduce morbiditatea asociata cu PTT prin scaderea
semnificativa a riscului de exacerbari a PTT si a utilizarii resurselor medicale, comparativ cu plasmafereza si terapia
cu imunosupresoare. in plus, a existat o tendintd de scidere a mortalittii.

Evaluarile internationale din Franta, Marea Britanie si Germania pentru DCI Caplacizumab cu indicatia ,,
Tratamentul adultilor care manifesta un episod de purpura trombocitopenica trombotica dobandita (PTTd), in
asociere cu plasmafereza si tratament imunosupresor, sunt listate in tabelul urmator:

Autoritatea de Data Referinta Concluzii raport
evaluare a
tehnologiilor
medicale
HAS 20 Oct  https://www.has- Avand in vedere impactul

2018 sante.fr/portail/jcms/c_2883446/fr  bugetar limitat, HAS a decis in
/decision-n2018-0170/dc/seesp- data de 10 octombrie 2018, sa nu
du-10-octobre-2018-du-college- efectueze evaluarea medico
de-la-haute-autorite-de-sante- economica. A medicamentului
constatant-l-absence-d-impact- Cablivi.
significatif-du-produit-cablivi-
caplacizumab-sur-les-depenses-
de-l-assurance-maladie

NICE Nu a fost publicat raportul,
https://www.nice.org.uk/guidance/indevelopment/gid-tal0361

SMC Nu a fost publicat raportul.
G-BA 22- https://www.g- Accesibil doar in limba germana
Mar- ba.de/downloads/39-261-
2019 3726/2019-03-22 AM-RL- Beneficiul aditional al
XII Caplacizumab D-387.pdf medicamentelor orfane este
considerat dovedit prin emiterea
autorizatiei de punere pe piata
de catre EMA in baza celor 2
studii TITAN si HERCULES. Decizia
de compensare a fost adoptata si
publicata in 22 martie 2019
IQWIG 02 lan  https://www.igwig.de/en/projects- Raportul a fost publicat in
results/projects/health- 02.01.2019. In conformitate cu
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https://www.has-sante.fr/portail/jcms/c_2883446/fr/decision-n2018-0170/dc/seesp-du-10-octobre-2018-du-college-de-la-haute-autorite-de-sante-constatant-l-absence-d-impact-significatif-du-produit-cablivi-caplacizumab-sur-les-depenses-de-l-assurance-maladie
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https://www.has-sante.fr/portail/jcms/c_2883446/fr/decision-n2018-0170/dc/seesp-du-10-octobre-2018-du-college-de-la-haute-autorite-de-sante-constatant-l-absence-d-impact-significatif-du-produit-cablivi-caplacizumab-sur-les-depenses-de-l-assurance-maladie
https://www.has-sante.fr/portail/jcms/c_2883446/fr/decision-n2018-0170/dc/seesp-du-10-octobre-2018-du-college-de-la-haute-autorite-de-sante-constatant-l-absence-d-impact-significatif-du-produit-cablivi-caplacizumab-sur-les-depenses-de-l-assurance-maladie
https://www.has-sante.fr/portail/jcms/c_2883446/fr/decision-n2018-0170/dc/seesp-du-10-octobre-2018-du-college-de-la-haute-autorite-de-sante-constatant-l-absence-d-impact-significatif-du-produit-cablivi-caplacizumab-sur-les-depenses-de-l-assurance-maladie
https://www.has-sante.fr/portail/jcms/c_2883446/fr/decision-n2018-0170/dc/seesp-du-10-octobre-2018-du-college-de-la-haute-autorite-de-sante-constatant-l-absence-d-impact-significatif-du-produit-cablivi-caplacizumab-sur-les-depenses-de-l-assurance-maladie
https://www.has-sante.fr/portail/jcms/c_2883446/fr/decision-n2018-0170/dc/seesp-du-10-octobre-2018-du-college-de-la-haute-autorite-de-sante-constatant-l-absence-d-impact-significatif-du-produit-cablivi-caplacizumab-sur-les-depenses-de-l-assurance-maladie
https://www.has-sante.fr/portail/jcms/c_2883446/fr/decision-n2018-0170/dc/seesp-du-10-octobre-2018-du-college-de-la-haute-autorite-de-sante-constatant-l-absence-d-impact-significatif-du-produit-cablivi-caplacizumab-sur-les-depenses-de-l-assurance-maladie
https://www.nice.org.uk/guidance/indevelopment/gid-ta10361
https://www.g-ba.de/downloads/39-261-3726/2019-03-22_AM-RL-XII_Caplacizumab_D-387.pdf
https://www.g-ba.de/downloads/39-261-3726/2019-03-22_AM-RL-XII_Caplacizumab_D-387.pdf
https://www.g-ba.de/downloads/39-261-3726/2019-03-22_AM-RL-XII_Caplacizumab_D-387.pdf
https://www.g-ba.de/downloads/39-261-3726/2019-03-22_AM-RL-XII_Caplacizumab_D-387.pdf
https://www.iqwig.de/en/projects-results/projects/health-economic/g18-17-caplacizumab-acquired-thrombotic-thrombocytopenic-purpura-assessment-according-to-35a-para-1-sentence-11-social-code-book-v.10611.html
https://www.iqwig.de/en/projects-results/projects/health-economic/g18-17-caplacizumab-acquired-thrombotic-thrombocytopenic-purpura-assessment-according-to-35a-para-1-sentence-11-social-code-book-v.10611.html
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economic/g18-17-caplacizumab-
acquired-thrombotic-
thrombocytopenic-purpura-
assessment-according-to-35a-
para-1-sentence-11-social-code-
book-v.10611.html

Tel: +4021-317.11.00
Fax: +4021-316.34.97

www.anm.ro

prevederile Art 35a (para. 1,
alin11) din Social Code Book V,
beneficiul aditional al
medicamentelor orfane este
considerat dovedit prin emiterea
autorizatiei de punere pe piata
de catre EMA.Pentru raportul
Caplacizumab 1QWiG a evaluat
doar informatiile referitoare la
numarul de pacienti si costurile
tratamentului. Dupa evaluarea
IQWiG , G-BA aproba beneficiul

aditional al produsului.

6. RAMBURSAREA MEDICAMENTULUI IN STATELE MEMBRE ALE UNIUNII EUROPENE

Medicamentul caplacizumab este rambursat in 3 state membre ale Uniunii Europene: Austria, Danemarca si

Germania.

7. PUNCTAJ

Criterii de evaluare

Nr. puncte

Tratamentul, prevenirea sau diagnosticarea unor afectiuni care nu afecteazd 55
mai mult de 5 din 10 000 de persoane din UE sau care pun in pericol viata, sunt
cronic debilitante sau reprezintd afectiuni grave si cronice ale organismului. Tn
plus pentru aceste boli nu existd nici o metodd satisfdcdtoare de diagnosticare,
prevenire sau tratament autorizatd in UE sau, dacd aceastd metodd existd,
medicamentul aduce un beneficiu terapeutic semnificativ celor care suferd de

aceastd actiune.

Statutul de compensare al medicamentului cu DCI caplacizumab in statele membre 10

Total Punctaj

8. CONCLuzIl

ale UE — 3 tari
65

Conform O.M.S. 387/2015 care modificd si completeaza O.M.S. 861/2014 privind aprobarea criteriilor si
metodologiei de evaluare a tehnologiilor medicale, medicamentul cu DCI caplacizumab intruneste, pentru indicatia

,, tratamentul adultilor care manifestd un episod de purpurd trombocitopenicd tromboticd dobdnditd (PTTd), in

asociere cu plasmafereza si tratament imunosupresor,, punctajul de admitere conditionata in Lista care cuprinde


https://www.iqwig.de/en/projects-results/projects/health-economic/g18-17-caplacizumab-acquired-thrombotic-thrombocytopenic-purpura-assessment-according-to-35a-para-1-sentence-11-social-code-book-v.10611.html
https://www.iqwig.de/en/projects-results/projects/health-economic/g18-17-caplacizumab-acquired-thrombotic-thrombocytopenic-purpura-assessment-according-to-35a-para-1-sentence-11-social-code-book-v.10611.html
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https://www.iqwig.de/en/projects-results/projects/health-economic/g18-17-caplacizumab-acquired-thrombotic-thrombocytopenic-purpura-assessment-according-to-35a-para-1-sentence-11-social-code-book-v.10611.html
https://www.iqwig.de/en/projects-results/projects/health-economic/g18-17-caplacizumab-acquired-thrombotic-thrombocytopenic-purpura-assessment-according-to-35a-para-1-sentence-11-social-code-book-v.10611.html
https://www.iqwig.de/en/projects-results/projects/health-economic/g18-17-caplacizumab-acquired-thrombotic-thrombocytopenic-purpura-assessment-according-to-35a-para-1-sentence-11-social-code-book-v.10611.html

st s a 2)1,»

MINISTERUL SANATATII
%3, AGENTIA NATIONALA A MEDICAMENTULUI
¥ //) SIA DISPOZITIVELOR MEDICALE DIN ROMANIA
é Str. Av. Sanatescu nr. 48, Sector 1, 011478 Bucuresti
= Tel: +4021-317.11.00
%, Fax: +4021-316.34.97
WWWw.anm.ro

? M@*‘

“p arpnpos

% A

% anmDMR &
denumirile comune internationale corespunzdtoare medicamentelor de care beneficiazd asiguratii, cu sau fdrd
contributie personald, pe bazd de prescriptie medicald, in sistemul de asigurdri sociale de sdndtate.

9. RECOMANDARI

Recomandam elaborarea protocolului terapeutic pentru medicamentul cu DCl caplacizumab cu
indicatia ,, tratamentul adultilor care manifesta un episod de purpura trombocitopenica trombotica dobandita
(PTTd), in asociere cu plasmafereza si tratament imunosupresor ".
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