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LEKI SIEROCE 
(WSKAZANIA 

ONKOLOGICZNE)

Liczba leków potencjalnie podlegających ocenie AOTMiT 
w celu stworzenia wykazu leków o wysokim poziomie innowacyjności 
jako podstawy dla utworzenia listy MZ

leki zarejestrowane 
w 2020 roku

LEKI SIEROCE 
(WSKAZANIA 

NIEONKOLOGICZNE)

leki zarejestrowane 
w stosowane w chorobach 
rzadkich i onkologicznych**

 +22 nowych
 technologii  lekowych

*od 1 stycznia 2020 do 26 listopada 2020 roku
** nie przedstawiano w rozbiciu
na poszczególne technologie lekowe 

Nazwa 
handlowa

Nazwa 
międzynarodowa

Data 
rejestracji

Wskazanie
Status 
orphan

Populacja 
dzieci

Lek 
onkologiczny

1 Ayvakyt avapritinib 24.09.2020

Lek stosowany w leczeniu nowotworu 
podścieliskowego przewodu pokarmowego 
(gastrointestinal stromal tumour , GIST), 
którego nie można było usunąć chirurgicznie 
lub który rozprzestrzenił się na inne części ciała.

Tak Tak

2 Dovprela pretomanid 31.07.2020
Lek stosowany w leczeniu osób dorosłych 
chorych na lekooporną gruźlicę płuc.

Tak

3 Givlaari givosiran 2.03.2020
Lek stosowany w leczeniu ostrej porfirii 
wątrobowej u pacjentów w wieku 12 lat lub 
starszych.

Tak >12 lat

4 Idefirix imlifidase 25.08.2020
Lek stosowany w celu zapobiegania odrzuceniu 
przez organizm nowo przeszczepionej nerki. Tak

5 Isturisa osilodrostat 9.01.2020
Lek stosowany w leczeniu osób dorosłych
z zespołem Cushinga.

Tak

6 Oxlumo lumasiran 19.11.2020

Lek stosowany w leczeniu pierwotnej 
hiperoksalurii typu 1, choroby dziedzicznej,
w której substancja zwana szczawianem 
gromadzi się w organizmie, powodując 
uszkodzenie nerek i innych narządów.

Tak Tak

7 Piqray alpelisib 27.07.2020

Lek stosowany w leczeniu kobiet po 
menopauzie oraz mężczyzn z rakiem piersi, 
który jest miejscowo zaawansowany lub 
przerzutowy.

Tak

8 Polivy
polatuzumab 

vedotin
16.01.2020

Lek stosowany w leczeniu osób dorosłych
z nawrotowym lub opornym chłoniakiem 
rozlanym z dużych komórek B (ang. diffuse 
large B-cell lymphoma , DLBCL), którzy nie 
kwalifikują się do przeszczepienia szpiku 
kostnego.

Tak Tak

9 Reblozyl luspatercept 25.06.2020

Lek stosowany w leczeniu niedokrwistości (niski 
poziom czerwonych krwinek), która wymaga 
regularnych transfuzji krwi u osób dorosłych  
z zespołem mielodysplastycznym.

Tak

10 Rozlytrek entrektynib 31.07.2021

Lek stosowany w leczeniu guzów litych
z obecnością fuzji genu neurotroficznej 
receptorowej kinazy tyrozynowej (NTRK, ang. 
neurotrophic tyrosine receptor kinase) 

Tak >12 lat Tak

11 Zolgensma
onasemnogene 

abeparvovec
18.05.2020

Terapia genowa stosowana w leczeniu 
rdzeniowego zaniku mięśni (ang. spinal 
muscular atrophy , SMA).

Tak Tak
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Z 20 leków, które zostało umieszczone na wykazie AOTMiT 
w lutym tego roku, ostatecznie 5 zostało wybranych na listę 
MZ i tylko w wskazaniach związanych z chorobami rzadkimi 
nieonkologicznymi. Szacowana roczna liczba pacjentów dla 
wszystkich tych technologii wynosi ok. 300.

Ministerstwo Zdrowia przedstawiło listę 
technologii o wysokim poziomie 
innowacyjności, które jest podstawą do 
składania wniosków przez firmy 
farmaceutyczne o refundację w ramach 
Funduszu Medycznego. 

Aktualnie firmy farmaceutyczne mogą złożyć wnioski 
refundacyjne dla tych technologii lekowych. 

Technologia lekowa  Populacja  
Szacowana liczebność 

populacji*  

Giwosyran sodowy – Leczenie chorych na ostrą 
porfirię wątrobową (AHP) u dorosłych i młodzieży  
w wieku od 12 lat 

Powyżej 12 roku życia 50-60 pacjentów rocznie 

Imlifidaza – Leczenie desensytyzacyjne 
(odczulanie) u wysoko immunizowanych 
dorosłych biorców przeszczepu nerki 

Dorośli 120 pacjentów rocznie 

Lumazyran sodu – Leczenie chorych na pierwotną 
hiperoksalurię typu 1 Dzieci i dorośli 6-7 pacjentów rocznie 

Onasemnogen abeparwowek – Leczenie chorych 
na rdzeniowy zanik mięśnI (SMA) 5Q z bialleliczną 
mutacją genu SMN1 i klinicznym rozpoznaniem 
SMA typu 1 lub chorych z rdzeniowym zanikiem 
mięśni 5Q z bialleliczną mutacją genu SMN1  
i z nie więcej niż 3 kopiami genu SMN2 

Dzieci 40-50 pacjentów rocznie 

Pretomanid – Leczenie chorych na gruźlicę 
lekooporną (MDR/XDR) Dorośli 

40 pacjentów rocznie  

   
 


