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STRESZCZENIE 

Cel Celem analizy wpływu na budŜet jest określenie przewidywanych wydatków, które 

musiałby ponieść płatnik publiczny (Narodowy Fundusz Zdrowia, NFZ) w przypadku 

podjęcia decyzji o finansowaniu ze środków publicznych parykalcytolu (Zemplar®) 

w postaci roztworu do wstrzykiwań u hemodializowanych pacjentów z wtórną 

nadczynnością przytarczyc (w populacji docelowej oraz refundacyjnej) w 5. stadium 

przewlekłej choroby nerek w ramach programu lekowego. 

Metodyka W analizie wpływu na budŜet załoŜono, Ŝe parykalcytol w postaci roztworu do 

wstrzykiwań będzie finansowany w ramach programu lekowego z następującymi 

kryteriami włączenia (populacja docelowa – populacja wskazana we wniosku 

refundacyjnym): 

• wtórna nadczynność przytarczyc,  

• długotrwałe leczenie hemodializą z powodu schyłkowej niewydolności nerek,  

• stęŜenie iPTH > 500 pg/ml, 

• niepowodzenie po uprzednio stosowanej terapii standardowej (alfadiol), 

• podwyŜszona powyŜej górnego zakresu normy aktywność fosfatazy alkalicznej w 

surowicy. 

Tak zdefiniowana populacja docelowa róŜni się od populacji kwalifikującej się do 

obowiązującego programu lekowego dla cynakalcetu, kryteria kwalifikacji do tego 

programu lekowego obejmują: 

• wtórna nadczynność przytarczyc,  

• długotrwałe leczenie hemodializą z powodu schyłkowej niewydolności nerek,  

• stęŜenie iPTH > 500 pg/ml, 

• przeciwwskazania do zastosowania innych opcji terapeutycznych (np. dla 

paratyreoidektomii). 

Liczebność populacji docelowej – spełniającej kryteria włączenia do programu 

lekowego dla parykalcytolu – wyznaczono na podstawie raportów o stanie leczenia 

nerkozastępczego w Polsce w latach 2002-2008 oraz danych z badania ankietowego 

przeprowadzonego w 2009 i 2011 r. wśród polskich specjalistów prowadzących 

terapię pacjentów z wtórną nadczynnością przytarczyc. Nie uwzględniono kryterium 

aktywności fosfatazy alkalicznej ze względu na brak jednolitych norm dla tego 

parametru i bardzo duŜe zróŜnicowanie wyników pomiędzy analizowanymi źródłami 

danych. Tym samym przyjęto, Ŝe wszyscy pacjenci będą spełniać to kryterium, 

potencjalnie zawyŜając liczbę chorych kwalifikujących się do leczenia parykalcytolem.  

Pacjenci kwalifikujący się do programu lekowego dla parykalcytolu – w przypadku 

braku refundacji tego leku –kwalifikowaliby się do programu lekowego dla 

cynakalcetu. 

W scenariuszu aktualnym załoŜono utrzymanie obecnego stanu, tj. finansowanie tylko 

cynakalcetu. W scenariuszu prognozowanym przyjęto, Ŝe parykalcytol i.v. będzie 
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finansowany w ramach programu lekowego począwszy od 1 stycznia 2013 roku. Ze 

względu na brak danych pozwalających oszacować rozpowszechnienie parykalcytolu 

i.v. w populacji docelowej, wyniki zaprezentowano dla dwóch wariantów 

rozpowszechnienia: 50% oraz 80%. 

Dawkowanie parykalcytolu i.v. i cynakalcetu wyznaczono w ramach przeprowadzonej 

analizy kosztów, w oparciu o jedyne badanie bezpośrednio porównujące parykalcytol 

i.v. i cynakalcet – IMPACT SHPT. W ramach analizy wraŜliwości przedstawiono wyniki 

przy załoŜeniu dawkowania wyznaczonego na podstawie innych badań klinicznych, 

badania ankietowego oraz w oparciu o charakterystyki produktów leczniczych i DDD.  

W analizie uwzględniono wydatki płatnika publicznego na leki (parykalcytol i.v., 

cynakalcet), dializoterapię, monitorowanie oraz hospitalizacje. ZuŜycie zasobów 

(dializy, hospitalizacje) wyznaczono w ramach przeprowadzonej analizy kosztów. 

Wyniki dla scenariusza aktualnego i scenariuszy prognozowanych przedstawiono 

w postaci wydatków na leki, dializoterapię, hospitalizacje oraz wydatków całkowitych. 

Dodatkowo przedstawiono wydatki inkrementalne płatnika, tj. róŜnice między 

wydatkami w scenariuszach prognozowanych i aktualnym. 

Wyniki Populacja 

Oszacowana liczebność populacji zgodnej ze wskazaniem rejestracyjnym wynosi 9,4–

10,3 tys. w 2013–2015 roku.  

Liczebność populacji docelowej wynosi 1 978 osób w 2013 roku i wzrasta do 2 161 

osób w 2015 roku.  

Obecnie parykalcytol i.v. stosowany jest przez ok. 60 osób. 

Scenariusz aktualny 

W scenariuszu aktualnym wydatki płatnika publicznego na leki finansowane w ramach 

programu lekowego (cynakalcet) wyniosą ok. 36,9 mln złotych w 2013 roku i ok. 

40,3 mln złotych w 2015 roku. Całkowite wydatki płatnika publicznego na leczenie tej 

grupy pacjentów, obejmujące koszty cynakalcetu, dializoterapii, monitorowania i 

hospitalizacji, wyniosą ok. 174,9 mln złotych w 2013 roku i ok. 191,1 mln złotych 

w 2015 roku. 

Scenariusz prognozowany 

Przy załoŜeniu rozpowszechnienia parykalcytolu i.v. na poziomie 50% wydatki płatnika 

publicznego na parykalcytol i.v. wyniosą ok. 22,3 mln złotych w 2013 roku i ok. 

24,1 mln złotych w 2015 roku, a wydatki na cynakalcet wyniosą ok. 8,5 mln złotych 

w 2013 roku i ok. 9,3 mln złotych w 2015 roku. Całkowite wydatki płatnika publicznego 

na leczenie tej grupy pacjentów, obejmujące koszty parykalcytolu i.v., cynakalcetu, 

dializoterapii, monitorowania i hospitalizacji, wyniosą ok. 171,0 mln złotych w 2013 

roku i ok. 186,8 mln złotych w 2015 roku. 

Przy załoŜeniu rozpowszechnienia parykalcytolu i.v. na poziomie 80% wydatki płatnika 

publicznego na parykalcytol i.v. wyniosą ok. 35,4 mln złotych w 2013 roku i ok. 

38,9 mln złotych w 2015 roku, a wydatki na cynakalcet wyniosą ok. 10,0 mln złotych 

w 2013 roku i ok. 11,0 mln złotych w 2015 roku. Całkowite wydatki płatnika 

publicznego na leczenie tej grupy pacjentów, obejmujące koszty parykalcytolu i.v., 

cynakalcetu, dializoterapii, monitorowania i hospitalizacji, wyniosą ok. 
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168,8 mln złotych w 2013 roku i ok. 184,2 mln złotych w 2015 roku. 

Wydatki inkrementalne 

Oszacowane całkowite wydatki inkrementalne przy załoŜeniu rozpowszechnienia 

parykalcytolu i.v. na poziomie 50% wyniosą ok. -3,8 mln złotych w 2013 roku oraz ok. 

-4,3 mln złotych w 2015 roku. Wydatki inkrementalne przy załoŜeniu 

rozpowszechnienia parykalcytolu i.v. na poziomie 80% wyniosą ok. -6,2 mln złotych 

w 2013 roku oraz ok. -7,0 mln złotych w 2015 roku. Spadek wydatków płatnika 

spowodowany jest wyłącznie spadkiem wydatków na leki. 

Wnioski Wprowadzenie refundacji parykalcytolu i.v. będzie generowało spadek wydatków 

płatnika na leczenie pacjentów z wtórną nadczynnością przytarczyc: w stosunku do 

wydatków płatnika publicznego na leki (cynakalcet) w scenariuszu aktualnym, spadek 

wydatków na leki w scenariuszu prognozowanym (parykalcytol i.v., cynakalcet) 

wyniesie ok. 10% dla 50% rozpowszechnienia parykalcytolu i.v. oraz ok. 17% dla 80% 

rozpowszechnienia parykalcytolu i.v. 

Prawdopodobne jest, Ŝe populacja kwalifikująca się do programu lekowego będzie 

mniejsza niŜ oszacowania w niniejszej analizie ze względu na konieczność spełnienia 

kryterium dotyczącego aktywności fosfatazy alkalicznej. W przypadku mniejszej liczby 

pacjentów leczonych parykalcytolem całkowite oszczędności płatnika publicznego 

będą mniejsze niŜ te wyznaczone w niniejszym opracowaniu. 
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1. WPROWADZENIE DO ANALIZY 

1.1. Cel analizy 

Celem analizy wpływu na budŜet jest określenie przewidywanych wydatków, które musiałby 

ponieść płatnik publiczny (Narodowy Fundusz Zdrowia, NFZ) w przypadku podjęcia decyzji 

o finansowaniu ze środków publicznych parykalcytolu (Zemplar®) w postaci roztworu do 

wstrzykiwań u hemodializowanych pacjentów z wtórną nadczynnością przytarczyc w 5. stadium 

przewlekłej choroby nerek (populacja określona na podstawie kryteriów kwalifikacji d programu 

lekowego). 

1.2. Problem zdrowotny 

Nadczynność przytarczyc to stan zwiększonego wydzielania parathormonu (PTH), 

niewspółmiernego do aktualnych potrzeb organizmu i niewraŜliwego lub mało wraŜliwego na 

supresyjne działanie hiperkalcemii. Wtórna nadczynność przytarczyc (WNP) polega na 

kompensacyjnym rozroście przytarczyc i wzmoŜonym wydzielaniu PTH w wyniku ich długotrwałej 

stymulacji przez obniŜone stęŜenie jonów wapnia w osoczu, a takŜe podwyŜszone stęŜenie 

fosforanów i obniŜone stęŜenie kalcytriolu w osoczu. WNP nie ma specyficznych objawów; chorzy 

skarŜą się na bóle kostno-stawowe, osłabienie siły mięśniowej (manifestujące się zwłaszcza 

trudnościami w chodzeniu), niekiedy uporczywy świąd. Ponadto ocenia się, Ŝe w przebiegu wtórnej 

nadczynności przytarczyc u 10-20% chorych występują patologiczne złamania kości. 

Występowanie wtórnej nadczynności przytarczyc wiąŜe się z wyŜszym ryzykiem rozwoju 

miaŜdŜycy, wystąpienia zdarzeń sercowo-naczyniowych oraz wzrostem ryzyka zgonu z powodu 

chorób układu krąŜenia. [1] 

Wtórna nadczynność przytarczyc jest powszechnym powikłaniem u pacjentów z przewlekłą 

chorobą nerek (PChN), w ramach której wyróŜnia się 5 stadiów cięŜkości choroby. Zaburzenia 

sugerujące występowanie WNP rzadko pojawiają się w stadium 1. lub 2. Z klinicznego punktu 

widzenia istotny jest podział wtórnej nadczynności przytarczyc na okres przeddializacyjny (3. lub 4. 

stadium PChN) oraz okres schyłkowej niewydolności nerek (5. stadium PChN) związany 

z dializami. Z danych zawartych w „Raporcie o stanie leczenia nerkozastępczego w Polsce” 

wynika, Ŝe pod koniec 2008 roku dializowano 15 980 chorych z przewlekłą niewydolnością nerek. 

Główną przyczyną niewydolności nerek była nefropatia cukrzycowa (22,2%). Wśród innych 

istotnych czynników etiologicznych naleŜy wymienić: przewlekłe kłębuszkowe zapalenie nerek 

(17,5%), nefropatię nadciśnieniową (12,4%) oraz wielotorbielowatość nerek (8,7%) [2]. W ciągu 

kilku ostatnich lat liczba dializowanych chorych systematycznie wzrastała, a w związku ze 
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starzeniem się społeczeństwa oraz wzrostem częstości występowania chorób cywilizacyjnych 

naleŜy spodziewać się utrzymania tego trendu. 

Rozpoznania wtórnej nadczynności przytarczyc dokonuje się na podstawie oceny poziomu 

parathormonu w surowicy. Prawidłowe wartości dla osób zdrowych zawierają się w przedziale 10-

60 pg/ml [3]. U chorych z przewlekłą chorobą nerek, w celu zapewnienia prawidłowego obrotu 

kostnego, konieczne jest utrzymywanie stęŜenia PTH na wyŜszym poziomie, zaleŜnym od stadium 

przewlekłej choroby nerek (Tabela 1). Wzrost stęŜenia parathormonu powyŜej 450 pg/ml, 

jednoznacznie wskazuje na rozwój wtórnej nadczynności przytarczyc. [3, 4] 

Dane pochodzące z Polskiego Rejestru Nefrologicznego wskazują, Ŝe jedynie 24% chorych 

dializowanych ma poŜądane wartości PTH, natomiast około 30% pacjentów miało podwyŜszone 

wartości parathormonu (>500 pg/ml), wskazujące na niekontrolowaną wtórną nadczynność 

przytarczyc. [2] 

Tabela 1.  
Zalecane zakresy stęŜeń parathormonu dla chorych z PChN 

Stadium PChN iPTH a (pg/ml) 

1-2 ≤ 60 

3 35-70 

4 70-150 

5 150-300 b 

a) Podstawową metodą oznaczenia parathormonu w osoczu wykorzystywaną obecnie jest oznaczanie PTH natywnego (iPTH, intact PTH).  
b) Zgodnie z nowymi wytycznymi KDIGO, u pacjentów w 5. stadium przewlekłej choroby nerek poddawanym dializom zaleca się 
utrzymywanie poziomu PTH w granicach od 2 do 9-krotności górnej granicy normy.  

1.3. Stan aktualny 

Obecnie najlepszym, przywracającym prawidłowe funkcjonowanie hormonalnego sprzęŜenia 

zwrotnego (parathormon – wapń – witamina D) postępowaniem w leczeniu wtórnej nadczynności 

przytarczyc w przebiegu przewlekłej niewydolności nerek jest transplantacja nerki. Jeśli nie jest to 

moŜliwe, podejmuje się leczenie objawowe, którego celem jest utrzymanie poziomu wapnia, 

fosforu oraz parathormonu na odpowiedniej wysokości, właściwej dla danego stopnia 

zaawansowania przewlekłej choroby nerek. Docelowe wartości tych parametrów przedstawiono 

w Tabela 2. [5, 6] 
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Tabela 2.  
Zalecane zakresy stęŜeń PTH, Ca i P w poszczególnych stadiach przewlekłej choroby nerek [7] 

Stadium PChN iPTH (pg/ml) Wapń (mg/dl) Fosfor (mg/dl) 

1-2 do 60 2,9-4,6 

3 35–75 

8,5-10,5 

4 70–150 

2,7-4,6 

5 150–300 a 

8,4-9,5 

3,5-5,5 

a) Zgodnie z nowymi wytycznymi KDIGO, u pacjentów w 5. stadium przewlekłej choroby nerek poddawanym dializom zaleca się 
utrzymywanie poziomu PTH w granicach od 2 do 9-krotności górnej granicy normy. Aktualizacja zaleceń KDIGO w aspekcie docelowego 
poziomu PTH wynika z najnowszych badań, w których stwierdzono, Ŝe zakres iPTH 150-300 pg/ml nie jest czynnikiem pozwalającym z 
wystarczającą pewnością wnioskować o gęstości mineralnej kości/ryzyku złamań.[8] 

W celu osiągnięcia zakładanych wartości wymienionych markerów biochemicznych, w pierwszej 

kolejności poddaje się ścisłej kontroli ilość przyjmowanego z pokarmem fosforu (poprzez 

ograniczenia w diecie). W momencie, gdy strategia ograniczenia spoŜycia fosforanów staje się 

niewystarczająca, konieczne jest stosowanie związków wiąŜących fosforany, do których naleŜą: 

• węglan wapnia (Calcitugg®), 

• chlorowodorek sewelameru (Renagel®), 

• octan wapnia – zalecany przez NICE, jednak niedostępny w Polsce, 

• wodorotlenek glinu – stosowany w Polsce u ok. 11% pacjentów pomimo braku rekomendacji 

(w związku z wysokim ryzykiem zatrucia),  

• węglan lantanu – nie jest rekomendowany ze względu na obawę o moŜliwość kumulacji 

w organizmie. 

Zgodnie z zaleceniami opracowanymi przez Grupę Roboczą Zespołu Krajowego Konsultanta 

Medycznego w Dziedzinie Nefrologii, uaktualnionymi w 2007 roku, u wszystkich pacjentów 

w stadium 5 przewlekłej choroby nerek, u których stęŜenie PTH przekracza 300 pg/ml wskazane 

jest podawanie aktywnych metabolitów witaminy D, celem terapeutycznym jest uzyskanie wartości 

iPTH z zakresu 150-300 pg/ml. Stosowanie preparatów witaminy D dopuszczalne jest, gdy 

stęŜenie wapnia i fosforu nie przekracza 9,5 mg/dl i 5,5 mg/dl odpowiednio, a iloczyn Ca x P jest 

niŜszy od 55 mg2/dl2 [7].  

Nowe wytyczne KDIGO (Kidney Disease Improving Global Outcomes) zalecają utrzymywane PTH 

u tej grupy pacjentów w zakresie od 2 do 9-krotności górnej granicy normy, która wynosi 60 pg/ml. 

Autorzy podkreślają równieŜ konieczność działań wyprzedzających, tj. obserwacji zmian stęŜeń 

PTH w surowicy i odpowiednio wczesne wdroŜenie/zmodyfikowanie leczenia, jeszcze przed 

przekroczeniem zalecanych przez wytyczne wartości.  

W przypadku narastania stęŜenia PTH zaleca się podawanie kalcytriolu, analogów witaminy D, 

kalcymimetyków lub kombinacji tych leków w celu obniŜenia poziomu PTH. W przypadku spadku 

PTH poniŜej dwukrotności górnej granicy normy zaleca się odstawienie lub zmniejszenie dawek 

kalcytriolu, analogów witaminy D oraz kalcymimetyków [8]. W przypadku, gdy pomimo 

zastosowania prawidłowego leczenia farmakologicznego objawy kliniczne ulegają zaostrzeniu, 
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rozwaŜane jest przeprowadzanie operacyjnego usunięcia przytarczyc (całkowitej lub częściowej 

paratyreoidektomii). [7] 

Do nieselektywnych aktywatorów receptora witaminy D stosowanych w Polsce naleŜą alfakalcydol 

(Alfadiol®, Alfakalcydol®) oraz kalcytriol (Kalcytriol®). Jedynym dostępnym w Polsce selektywnym 

aktywatorem witaminy D, który moŜe być stosowany w WNP, jest parykalcytol (Zemplar®). 

Podstawowym wskazaniem do podawania kalcymimetyków jest wtórna nadczynność przytarczyc 

u chorych w 5. stadium przewlekłej choroby nerek (iPTH > 300 pg/ml) przy stęŜeniu wapnia 

w surowicy >8,4 mg/dl [7]. Jedynym dostępnym w Polsce preparatem z grupy kalcymimetyków jest 

cynakalcet (Mimpara®). NICE nie rekomenduje stosowania cynakalcetu jako standardowej terapii 

w leczeniu wtórnej nadczynności przytarczyc u pacjentów z przewlekłą chorobą nerek. Leczenie 

tym kalcymimetykiem powinno być ograniczone do specyficznej podgrupy pacjentów, u których 

poziom PTH w surowicy jest niemoŜliwy do opanowania innymi metodami, oraz mają oni 

przeciwwskazania do operacyjnego usunięcia przytarczyc [9].  

W latach 2005-2007 kalcymimetyki (cynakalcet) stosowane były przez ok. 2% pacjentów 

poddawanych hemodializoterapii w Polsce [2]. Począwszy od stycznia 2010 roku cynakalcet 

finansowanych jest w ramach terapeutycznego programu zdrowotnego, a od lipca 2012 roku w 

ramach programu lekowego (PL) „Leczenie wtórnej nadczynności przytarczyc u pacjentów 

hemodializowanych” [10, 11]; kryteria włączenia do programu obejmują:  

• wtórną nadczynność przytarczyc,  

• długotrwałe leczenie hemodializą z powodu schyłkowej niewydolności nerek,  

• przeciwwskazania do zastosowania innych opcji terapeutycznych (np. dla 

paratyreoidektomii),  

• stęŜenie iPTH > 500 pg/ml.  

Kryteria wykluczenia z PL: 

• osiągnięcie normalizacji wskaźników gospodarki wapniowo-fosforanowej zgodnej 

z aktualnymi wytycznymi KDOQI,  

• przeszczepienie nerki,  

• nadwraŜliwość na lek lub substancje pomocnicze,  

• wystąpienie cięŜkich działań niepoŜądanych w trakcie leczenia. 

1.4. Technologia oceniana 

Parykalcytol i.v. (Zemplar®) jest selektywnym aktywatorem receptora dla witaminy D wskazanym w 

zapobieganiu i leczeniu wtórnej nadczynności przytarczyc w przebiegu przewlekłej niewydolności 

nerek u pacjentów dializowanych. [12] 
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W analizie wpływu na budŜet załoŜono, Ŝe refundowany będzie parykalcytol w postaci roztworu do 

wstrzykiwań w opakowaniach zawierających 5 ampułek po 1 ml; 1 ml roztworu zawiera 5 µg 

parykalcytolu. 

DDD parykalcytolu i.v. wynosi 2 µg. Dawkowanie substancji na podstawie ChPL oraz projektu 

programu lekowego przedstawiono w kolejnej tabeli (Tabela 3). 

Tabela 3.  
Dawkowanie parykalcytolu i.v. 

Postać 
farmaceutyczna 

Dawka początkowa Dostosowanie dawki 

Roztwór do 
wstrzykiwań [12] 

Dawkę początkową 
parykalcytolu i.v. oblicza 
się dzieląc wyjściowe 
stęŜenia iPTH (pg/ml) 
przez 80 lub dzieląc 
iPTH (pmol/l) przez 8; lek 
podaje się we 
wstrzyknięciu doŜylnym 
nie częściej niŜ co drugi 
dzień (podczas 
hemodializy). 

Docelowy zakres stęŜeń PTH u dializowanych pacjentów ze schyłkową 
niewydolnością nerek nie powinien przekraczać więcej niŜ 1,5 do 3 razy 
górnej granicy normy u osób bez objawów mocznicy (czyli powinien 
mieścić się w zakresie: 150-300 pg/ml).  
W przypadku wystąpienia hiperkalcemii lub utrzymującego się 
zwiększonego iloczynu skorygowanego Ca x P powyŜej 65 mg2/dl2, 
dawkę preparatu naleŜy zmniejszyć lub przerwać podawanie do czasu 
normalizacji tych parametrów. Następnie naleŜy wznowić podawanie 
parykalcytolu w mniejszej dawce. Czasami konieczne jest zmniejszenie 
dawek, gdy stęŜenie PTH obniŜa się w odpowiedzi na leczenie. 
Dawkę parykalcytolu moŜna zwiększać o 2-4 µg co 2-4 tygodnie. JeŜeli 
w jakimkolwiek momencie stosowania preparatu stęŜenie iPTH obniŜy 
się poniŜej wartości 150 pg/ml, naleŜy zmniejszyć dawkę leku. 

 

Parykalcytol i.v. został zarejestrowany na terenie Stanów Zjednoczonych w dniu 17 kwietnia 1998. 

Data rejestracji w Polsce: 15 grudnia 2004 (roztwór do wstrzykiwań). Parykalcytol i.v. w chwili 

obecnej nie jest refundowany w Polsce. MoŜe być jednak stosowany w lecznictwie zamkniętym i 

finansowany w ramach kontraktów na lecznictwo szpitalne. 

Parykalcytol i.v. jest lekiem o udowodnionej skuteczności i akceptowalnym profilu bezpieczeństwa 

w terapii wtórnej nadczynności przytarczyc w przebiegu przewlekłej choroby nerek w stadium 5. 

Wyniki analizy klinicznej parykalcytolu i.v. wskazują, iŜ stosowanie go prowadzi do istotnego 

statystycznie obniŜenia poziomu iPTH w surowicy względem placebo, nie wpływając jednocześnie 

na poziom fosforu w surowicy. W pojedynczych badaniach RCT nie stwierdzono istotnych 

statystycznie róŜnic pomiędzy parykalcytolem i.v. a placebo odnośnie odsetka pacjentów z 

podwyŜszonym poziomem Ca x P, jednakŜe kumulacja ilościowa tych wyników wskazała na 

przewagę placebo. Stosowanie parykalcytolu i.v. wiąŜe się z istotnym statystycznie 

podwyŜszeniem poziomu wapnia w surowicy, nie wpływając jednocześnie na zwiększenie ryzyka 

wystąpienia epizodów hiperkalcemii. Nie stwierdzono istotnych statystycznie róŜnic pomiędzy 

parykalcytolem i.v. a placebo odnośnie profilu bezpieczeństwa. [1] 

W badaniu bezpośrednio porównujacym parykalcytol i.v. z cynakalcetem (IMPACT SHPT 

wykazano istotnie statystycznie lepszą kontrolę zaburzeń gospodarki wapniowo-fosforanowej u 

pacjentów stosujących doŜylnie parykalcytol (oraz cynakalcet w razie hiperkalcemii) niŜ u chorych 

otrzymujących cynakalcet w skojarzeniu z niskimi dawkami witaminy D w okresie 28 tygodni 

leczenia. W grupie parakalcytolu wyŜszy był odsetek pacjentów uzyskujących docelowy poziom 
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iPTH (150–300 pg/mL), a takŜe odsetek chorych z redukcją iPTH o co najmniej 30% oraz o co 

najmniej 50%. Ponadto stosowanie parakalcytolu zmniejszało ryzyko wystąpienia hipoklacemii. W 

analizie bezpieczeństwa nie wykazano istotnych statystycznie róŜnic odnośnie wystąpienia działań 

niepoŜądanych ogółem, cięŜkich działań niepoŜądanych, zdarzeń sercowych oraz zgonów, 

aczkolwiek badanie nie było zaprojektowane do oceny profilu bezpieczeństwa. Jednocześnie brak 

jest dowodów wskazujących na odległe róŜnice w skuteczności pomiędzy interwencjami w oparciu 

o surogaty czy istotne z punktu widzenia pacjenta punktu końcowe (pierwszorzędowe punktu 

końcowe) [1] 

Szczegółowy opis ocenianej interwencji przedstawiono w analizie efektywności klinicznej [1]. 

1.5. Technologia alternatywna 

Cynakalcet (Mimpara®, kod ATC: H05BX01) dostępny jest w postaci tabelek powlekanych 

zawierających 30, 60 lub 90 mg chlorowodorku cynakalcetu, w opakowaniach po 28 sztuk [13]. 

Cynakalcet wskazany jest w leczeniu wtórnej nadczynności przytarczyc u chorych ze schyłkową 

chorobą nerek leczonych długotrwale dializą. MoŜe być stosowany jako element terapii, z 

zastosowaniem preparatów wiąŜących fosforany i /lub witaminy D, o ile jest to konieczne.  

Wskazanie rejestracyjne obejmuje ponadto zmniejszanie hiperkalcemii u pacjentów:  

• rakiem przytarczyc, 

• z pierwotną nadczynnością przytarczyc, u których ze względu na stęŜenie wapnia w 

surowicy krwi (według odpowiednich wytycznych dotyczących leczenia) wskazana byłaby 

paratyreoidektomia (operacja usunięcia przytarczyc), ale u których wykonanie takiego 

zabiegu jest klinicznie niewłaściwe lub jest przeciwwskazane. [13] 

DDD cynakalcetu wynosi 60 mg, dawkowanie leku na podstawie ChPL oraz programu lekowego 

przedstawiono w kolejnej tabeli (Tabela 4). 
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Tabela 4.  
Dawkowanie cynakalcetu 

Postać 
farmaceutyczna 

Dawka początkowa Dostosowanie dawki 

Tabletki 
powlekane [13] 

Zalecana dawka początkowa u 
dorosłych wynosi 30 mg raz na 
dobę.  

Dawkę preparatu naleŜy zwiększać co 2-4 tygodnie aŜ do 
maksymalnej dawki 180 mg raz na dobę w celu osiągnięcia 
poŜądanego stęŜenia iPTH w surowicy u dializowanych 
pacjentów, czyli 150-300 pg/ml. StęŜenie PTH naleŜy oznaczać 
przynajmniej 12 godzin po podaniu leku. NaleŜy posługiwać się 
aktualnymi zaleceniami terapeutycznymi a.  
StęŜenie wapnia w surowicy powinno być często kontrolowane 
w okresie dobierania dawki, w ciągu pierwszego tygodnia po 
rozpoczęciu leczenia lub zmianie dawki preparatu. Po ustaleniu 
dawki podtrzymującej stęŜenie wapnia w surowicy naleŜy 
mierzyć w przybliŜeniu raz w miesiącu. JeŜeli stęŜenie wapnia w 
surowicy zmniejszy się poniŜej normy, naleŜy podjąć 
odpowiednie działania – zastosować środki wiąŜące fosforany 
zawierające wapń, witaminę D i/lub zmienić stęŜenie wapnia 
w płynie dializacyjnym. JeŜeli hipokalcemia utrzymuje się, 
naleŜy obniŜyć dawkę lub odstawić preparat. Dawki 
podawanych jednocześnie leków wiąŜących fosforany lub 
witaminy D naleŜy odpowiednio dostosować. 

a) Zgodnie z nowymi wytycznymi KDIGO, u pacjentów w 5. stadium przewlekłej choroby nerek poddawanym dializom zaleca się 
utrzymywanie poziomu PTH w granicach od 2 do 9-krotności górnej granicy normy, która wynosi 60 pg/ml. [3, 8] 

Lek jest dopuszczony do obrotu na terenie Unii Europejskiej na podstawie pozwolenia z dnia 

22 października 2004 r [13]. Cynakalcet jest finansowany w ramach programu lekowego [10]. 

Szczegółowy opis ocenianej interwencji przedstawiono w przeglądzie systematycznym [1]. 

1.6. Uzasadnienie utworzenia odrębnej grupy limitowej 

Wnioskowany sposób finansowania parykalcytolu to program lekowy z kryteriami włączenia, 

wykluczenia oraz zasadami prowadzenia terapii określonymi w załączonym projekcie programu 

lekowego [14]. 

Parykalcytol i.v. jest lekiem, który w stosunku do alternatywnych refundowanych terapii 

(cynakalcet) charakteryzuje się: 

• inną nazwą międzynarodową, 

• innym mechanizmem działania, 

• inną droga podania. 

Argumentem na utworzenie odrębnej grupy limitowej są potencjalnie inne kryteria włączenia 

pacjentów do terapii, które wynikają z przeciwwskazań do stosowania parykalcytolu u pacjentów z 

hiperkalcemią [14], co prowadzi do wniosku Ŝe populacje są do siebie zbliŜone, a nie identyczne. 

Dodatkowo, w obecnie obowiązującym obwieszczeniu kaŜda substancja czynna dostępna w 

programie lekowym refundowana jest w ramach odrębnej grupy limitowej [15]. Przy zachowaniu tej 

reguły, decyzja o finansowaniu parykalcytolu wiązałaby się automatycznie z utworzeniem odrębnej 

grupy limitowej dla tej substancji, w której opakowanie Zemplar 5 x 1 ml (5 µg/1 ml) stanowiłoby 

podstawę limitu.  
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1.7. ZałoŜenia analizy 

W analizie wpływu na budŜet wyznaczono koszty związane z aktualnie prowadzonym programem 

lekowym (scenariusz aktualny), koszty które musiałby ponieść płatnik publiczny w przypadku 

wprowadzenia finansowania dodatkowo parykalcytolu i.v. w ramach programu lekowego 

(scenariusz prognozowany), a takŜe wyznaczono wydatki inkrementalne, tj. róŜnicę w wydatkach 

między scenariuszem prognozowanym a aktualnym. 

Przyjęto, Ŝe parykalcytol i.v. finansowany będzie w ramach programu lekowego od 1 stycznia 

2013. Populację docelową określono na podstawie kryteriów włączenia do programu lekowego. 

Liczebność populacji docelowej dla parykalcytolu i.v. wyznaczono kompilując dane pochodzące z 

„Raportu o stanie leczenia nerkozastępczego w Polsce” z lat 2003–2008 [2, 16–19], opracowanego 

przez Zespół Konsultanta Krajowego w Dziedzinie Nefrologii, oraz dane z badań ankietowych 

przeprowadzonych wśród lekarzy nefrologów (w 2009 i 2011 roku [20, 21]). Średnie dawki 

parykalcytolu i.v. i cynakalcetu wyznaczono w analizie kosztów tych interwencji [22]. Koszty leków 

oraz procedur medycznych uzyskano z katalogu NFZ, rozporządzeń Ministerstwa Zdrowia oraz od 

Zamawiającego. Ze względu na trudności w oszacowaniu rozpowszechnienia parykalcytolu i.v., 

wyniki analizy przedstawiono w zaleŜności od odsetka pacjentów stosujących tę interwencję. 

Zestawienie źródeł danych zawiera Tabela 5. 

Tabela 5.  
Dane źródłowe uwzględnione w analizie 

Parametr Źródło 

Liczba pacjentów przewlekle dializowanych w latach 2003-
2008 

„Raport o stanie leczenia nerkozastępczego w Polsce” – lata 
2003-2008 [2, 16–19, 23] 

Odsetek pacjentów z iPTH > 500 pg/ml 
„Raport o stanie leczenia nerkozastępczego w Polsce – 

2008” [2] 

Odsetek pacjentów z wtórną nadczynnością przytarczyc 
leczonych aktywnymi metabolitami witaminy D/preparatami 

wapnia, u których zachodzi konieczność zmiany terapii 

Badanie ankietowe przeprowadzone wśród lekarzy 
nefrologów w 2009 i 2011 r. [20, 21] 

Średnie dawki parykalcytolu i.v. i cynakalcetu Analiza kosztów [22] 

Koszty Zamawiający, dane NFZ [10, 24] 

 

1.8. Sposób przeprowadzenia analizy 

Analiza wpływu na budŜet składa się z dwóch części – niniejszego dokumentu oraz arkusza 

kalkulacyjnego, umoŜliwiającego obliczenie prognozowanych wydatków płatnika w zaleŜności od 

przyjętych załoŜeń, a takŜe przeprowadzenie analiz wraŜliwości. Obliczenia wykonywano 

w programie MS Excel 2007. 
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Analizę wpływu na budŜet przeprowadzono w następujący sposób: 

1. Określono populację docelową dla parykalcytolu i.v. 

2. Oszacowano liczebność populacji docelowej. Szczegółowy opis kalkulacji populacji docelowej 

przedstawiono w aneksie. Następnie przeprowadzono prognozę liczebności populacji docelowej 

na 3 kolejne lata począwszy od roku 2013. 

3. Oszacowano zuŜycie zasobów na pacjenta (leki, dializy, hospitalizacje, wizyty). 

4. Oszacowano średnie koszty związane z leczeniem jednego pacjenta (koszty leków, dializ, 

hospitalizacji, wizyt). 

5. Obliczono przewidywane wydatki płatnika w latach 2013–2015 związane z leczeniem chorych 

na wtórną nadczynność przytarczyc dla dwóch scenariuszy: 

• aktualnego – przy załoŜeniu, Ŝe parykalcytol i.v. nie będzie finansowany ze środków 

publicznych (finansowany będzie wyłącznie cynakalcet w ramach programu lekowego), 

• prognozowanego – w przypadku podjęcia przez płatnika pozytywnej decyzji o finansowaniu 

parykalcytolu i.v. ze środków publicznych w ramach programu lekowego. 

6. Obliczono wydatki inkrementalne, czyli róŜnicę pomiędzy wydatkami w scenariuszu 

prognozowanym a wydatkami w scenariuszu aktualnym. JeŜeli wydatki inkrementalne przyjmują 

wartości ujemne, oznacza to oszczędności dla płatnika. W przypadku, gdy wydatki 

inkrementalne przyjmują wartości wyŜsze od zera, oznacza to dodatkowe obciąŜenia finansowe 

dla płatnika. 

7. Przeprowadzono analizę wraŜliwości dla parametrów, których oszacowanie wiązało się z 

największą niepewnością. 
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2. METODYKA I DANE ŹRÓDŁOWE 

2.1. Perspektywa analizy 

Analizę przeprowadzono z perspektywy płatnika publicznego (NFZ). Ze względu na załoŜenie 

finansowania parykalcytolu i.v. w ramach programu lekowego i brak partycypacji pacjentów 

w kosztach terapii, nie przeprowadzono analizy z poszerzonej perspektywy płatnika publicznego. 

2.2. Horyzont czasowy analizy 

Analizę opracowano przy załoŜeniu, Ŝe parykalcytol i.v. będzie finansowany przez NFZ począwszy 

od 1 stycznia 2013 roku. Prognozowaną liczebność populacji docelowej oraz przewidywane 

wydatki płatnika przedstawiono w 3-letnim horyzoncie czasowym.  

Zgodnie z wytycznymi AOTM horyzont czasowy analizy wpływu na budŜet powinien obejmować 

okres do momentu ustalenia się stanu równowagi lub co najmniej w ciągu 2 lat od wprowadzenia 

nowej technologii [25]. W przypadku finansowania parykalcytolu i.v. w leczeniu wtórnej 

nadczynności przytarczyc u pacjentów w 5. stadium PChN ze środków publicznych naleŜy 

spodziewać się dość szybkiego ustalenia się stanu równowagi (najpewniej w ciągu 2-3 lat). Z tego 

względu dokonano wyboru 3-letniego horyzontu czasowego. 

2.3. Populacja zgodna ze wskazaniem rejestracyjnym 

Parykalcytol w postaci roztworu do wstrzykiwań jest wskazany w zapobieganiu i leczeniu wtórnej 

nadczynności przytarczyc u pacjentów z przewlekłą niewydolnością nerek poddawanych 

hemodializom [12]. Przeciwwskazania obejmują hiperkalcemię, nadwraŜliwość na parykalcytol lub 

substancje pomocnicze oraz objawy zatrucia witaminą D. Taka definicja obejmuje wszystkich 

pacjentów, u których oceniana technologia moŜe być zastosowana (populacja zgodna ze 

wskazaniem rejestracyjnym). 

Liczebność populacji zgodnej ze wskazaniem rejestracyjnym oszacowano na podstawie danych z 

„Raportu o stanie leczenia nerkozastępczego w Polsce za rok 2008” [2]. Skorzystano z danych o 

liczbie osób hemodializowanych, stęŜeniu iPTH w tej grupie chorych oraz odsetku pacjentów z 

hiperkalcemią (poziom wapnia w surowicy >10,5 mg/dl). Wzrost stęŜenia parathormonu powyŜej 

450 pg/ml jednoznacznie wskazuje na rozwój wtórnej nadczynności przytarczyc [3, 4]. 

Oszacowanie liczebności populacji zgodnej ze wskazaniem rejestracyjnym przeprowadzono przy 

załoŜeniu, Ŝe graniczną wartością iPTH określającą występowanie WNP jest 300 pg/ml – taka 
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granica stosowana była jako kryterium włączenia do badań klinicznych oceniających parykalcytol 

[1]. 

Liczba wszystkich pacjentów, u których moŜliwe jest zastosowanie parykalcytolu zgodnie ze 

wskazaniem rejestracyjnym, będzie wynosić 9,4–10,3 tys. w latach 2013–2015 (Tabela 6).  

Szczegółowe dane i obliczenia zaprezentowano w aneksie (rozdział  12.1). 

Tabela 6.  
Liczebność populacji zgodnej ze wskazaniem rejestracyjnym. 

Parametr 2013 2014 2015 

Liczba pacjentów przewlekle 
hemodializowanych 

19 154 20 040 20 925 

Odsetek pacjentów z iPTH > 300 pg/ml 
wśród pacjentów dializowanych 

50,5% 

Liczba pacjentów przewlekle 
hemodializowanych z iPTH > 300 pg/ml 

9 673 10 120 10 567 

Odsetek pacjentów, u których poziom 
wapnia w surowicy jest >10,5 mg/dl 

3% 

Liczebność populacji zgodnej ze 
wskazaniem rejestracyjnym 

9 383 9 816 10 250 

 

2.4. Populacja docelowa 

Populacja docelowa została zdefiniowana na podstawie kryteriów kwalifikacji do projektu programu 

lekowego dla parykalcytolu [14] i jest węŜsza od populacji zgodnej ze wskazaniem rejestracyjnym. 

Projekt programu lekowego stanowiący załącznik do wniosku refundacyjnego złoŜonego w lutym 

2012 roku zawierał następujące kryteria kwalifikacji: 

• wtórna nadczynność przytarczyc,  

• długotrwałe leczenie hemodializą z powodu schyłkowej niewydolności nerek,  

• przeciwwskazania do zastosowania innych opcji terapeutycznych (np. dla 

paratyreoidektomii),  

• stęŜenie iPTH > 500 pg/ml. 

W wyniku uzgodnień z Ministerstwem Zdrowia oraz krajowym konsultantem kryteria kwalifikacji 

uległy zmianie na: 

• wtórna nadczynność przytarczyc,  

• długotrwałe leczenie hemodializą z powodu schyłkowej niewydolności nerek,  

• stęŜenie iPTH > 500 pg/ml, 

• niepowodzenie po uprzednio stosowanej terapii standardowej (alfadiol), 

• podwyŜszona powyŜej górnego zakresu normy aktywność fosfatazy alkalicznej w surowicy 

(jako dowód przekładania się podwyŜszonych stęŜeń iPTH na zwiększony obrót kostny). 
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Ponadto, parykalcytol nie moŜe być stosowany u pacjentów z objawami zatrucia witaminą D lub z 

hiperkalcemią (stęŜenia Ca w surowicy >10,5 mg/dl; 2,6 mmol/l). 

Liczebność populacji docelowej zgodnej z projektem programu lekowego z lutego 2012 roku 

wyznaczono na podstawie danych z „Raportu o stanie leczenia nerkozastępczego w Polsce za rok 

2008” [2] (liczba pacjentów przewlekle hemodializowanych, odsetek pacjentów z iPTH > 500 pg/ml) 

oraz badania ankietowego przeprowadzonego w 2011 r. wśród specjalistów z dziedziny nefrologii 

(odsetek osób z wtórną nadczynnością przytarczyc z przeciwwskazaniami do innych opcji 

terapeutycznych, szczegóły w rozdziale  12.1.1) [20]. Zgodnie z tymi szacunkami, do programu 

lekowego kwalifikowałoby się 1,9–2,0 tys. pacjentów (Tabela 7). 

Liczebność populacji docelowej zgodnej z projektem programu lekowego uzgodnionego z 

Ministerstwem Zdrowia i krajowym konsultantem wyznaczono na podstawie tych samych źródeł 

danych (liczba pacjentów przewlekle hemodializowanych, odsetek pacjentów z iPTH > 500 pg/ml) 

oraz dodatkowo badania ankietowego przeprowadzonego w 2009 roku wśród specjalistów z 

dziedziny nefrologii (odsetek pacjentów z niepowodzeniem po uprzednio stosowanej terapii 

standardowej, szczegóły w rozdziale  12.1.1). Bez uwzględnienia kryterium podwyŜszonej 

aktywności fosfatazy alkalicznej, do programu lekowego kwalifikowałoby się ok. 2,0–2,2 tys. 

pacjentów (Tabela 7). 

Brak jest wiarygodnych danych pozwalających oszacować ile pacjentów spełnia ostatnie z 

kryteriów kwalifikacji do programu lekowego dla parykalcytolu, dotyczące poziomu aktywności 

fosfatazy alkalicznej. Dane takie nie są publikowane w raportach o stanie leczenia 

nerkozastępczego, nie były teŜ tematem przeprowadzonych ankiet. Oceniając poziom tego 

parametru w badaniach uwzględnionych w analizie klinicznej moŜna stwierdzić, Ŝe 

prawdopodobnie nie wszyscy pacjenci będą spełniać to kryterium kwalifikacji. Ze względu na brak 

jednolitych norm dla fosfatazy alkalicznej, ich duŜą rozbieŜność między odnalezionymi źródłami 

danych (górna granica normy od 70 do 270 IU/L, szczegółowe zestawienie w rozdziale  12.1.2), a 

takŜe brak norm dla pomiarów z badań klinicznych, w analizie wpływu na budŜet populację 

docelową oszacowano z pominięciem kryterium fosfatazy alkalicznej, potencjalnie zawyŜając jej 

liczebność. Oszacowana liczebność populacji docelowej zgodnie ze zmodyfikowanym projektem 

programu lekowego wynosi tym samym 2,0–2,2 tys. pacjentów (Tabela 7). 

Szczegółowe prognozy liczebności populacji oraz analiza źródeł danych przedstawiona została w 

aneksie (rozdział  12.1). Wyniki analizy wpływu na budŜet przedstawiono dla populacji zgodnej ze 

zmodyfikowanym projektem lekowym (wersja uzgodniona z Ministerstwem Zdrowia i konsultantem 

krajowym).  

Ze względu na niepewność związaną z parametrami wykorzystanymi do prognozy liczebności 

populacji docelowej, przeprowadzono analizę wraŜliwości, w której przetestowano wpływ załoŜeń 

na wyniki analizy (rozdział  4). 
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Tabela 7.  
Liczebność populacji docelowej w latach 2013-2015 

Parametr 2013 2014 2015 

Liczba pacjentów przewlekle hemodializowanych 19 154 20 040 20 925 

Odsetek pacjentów z iPTH > 500 pg/ml wśród pacjentów 
dializowanych 

29,5% 

Liczba pacjentów przewlekle hemodializowanych 
z iPTH > 500 pg/ml 

5 650 5 912 6 173 

Populacja docelowa na podstawie pierwotnego projektu programu lekowego (luty 2012) 

Odsetek pacjentów z przeciwwskazaniami do 
zastosowania innych opcji terapeutycznych a 

33% 

Liczebność populacji docelowej 1 865 1 951 2 037 

Populacja docelowa na podstawie zmodyfikowanego projektu programu lekowego (czerwiec 2012) 

Odsetek pacjentów na terapii standardowej u których 
zachodzi konieczność zmiany terapii b 

35% 

Liczebność populacji docelowej 1 978 2 069 2 161 

a) ekspertów pytano jaki odsetek chorych z WNP i iPTH > 500 pg/ml kwalifikowany jest do obowiązującego programu lekowego dla 
cynakalcetu, który posiada identyczne kryteria włączenia jak projekt programu lekowego z lutego 2012 roku; b) ekspertów pytano u jakiego 
przeciętnie odsetka chorych leczonych aktywnymi metabolitami witaminy D i/lub preparatami wapnia zachodzi konieczność zmiany terapii 

2.5. Populacja w której parykalcytol jest obecnie stosowany 

Liczbę pacjentów stosujących parykalcytol uzyskano od Zamawiającego. SprzedaŜ leku na rynku 

polskim rozpoczęła się we wrześniu 2011 roku, od tego czasu do czerwca 2012 roku włącznie 

sprzedano 858 opakowań (kaŜde zawierające 25 µg substancji). SprzedaŜ, podobnie jak liczba 

pacjentów stosujących parykalcytol, wykazują trend wzrostowy. W maju i czerwcu 2012 roku 

(najnowsze dane), liczba osób przyjmujących parykalcytol wynosiła ok. 60 (Tabela 8). 

Tabela 8.  
Liczba pacjentów obecnie stosujących parykalcytol 

2011 2012 
 

IX X XI XII I II III IV V VI 

Liczba leczonych pacjentów 4 9 19 30 31 37 37 38 58 63 

Liczba sprzedanych opakowań 19 35 27 89 97 78 114 131 132 136 

 

2.6. Rozpowszechnienie 

Jedynym ze źródeł danych, na podstawie którego moŜliwa była próba oszacowania 

rozpowszechnienia parykalcytolu, były dane sprzedaŜowe z Czech i Słowacji uzyskane od 

Zamawiającego. W Tabela 9 zaprezentowano sprzedaŜ parykalcytolu i cynakalcetu z tych państw 

wyraŜoną w jednostkach DDD, a takŜe udział tych leków w ich łącznej sprzedaŜy. Ze względu na 

brak danych o refundacji rozwaŜanych leków na Słowacji oraz odmienne kryteria refundacji w 

Czechach (opisane w rozdziale  12.1.2), w szczególności szeroką refundację parykalcytolu, trudno 
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wnioskować z posiadanych danych o prawdopodobnym rozpowszechnieniu parykalcytolu w 

Polsce. 

Tabela 9.  
Dane sprzedaŜowe i udziały rynkowe 

Parametr 2005 2006 2007 2008 2009 

Czechy 

Parykalcytol [DDD] 9 825 87 938 129 188 175 588 192 013 

Cynakalcet [DDD] 0 0 476 3 654 30 128 

Parykalcytol 100% 100% 100% 98% 86% 

Cynakalcet 0% 0% 0% 2% 14% 

Słowacja 

Parykalcytol [DDD] a 0 13 775 70 550 112 425 200 468 

Cynakalcet [DDD] 448 14 490 29 106 47 404 68 054 

Parykalcytol a 0% 49% 71% 70% 75% 

Cynakalcet 100% 51% 29% 30% 25% 

a) uwzględniona sprzedaŜ parykalcytolu w postaci kapsułek 

O odsetek pacjentów kwalifikowanych do terapii parykalcytolem przy obecności programu 

lekowego dla cynakalcetu zapytano ekspertów w badaniu ankietowym przeprowadzonym w 2011 

roku (szczegóły w rozdz.  12.1). Zdaniem ankietowanych lekarzy udział terapii parykalcytolem moŜe 

wynieść od 20 do 70%. 

W związku z ograniczeniami danych sprzedaŜowych i szerokim zakresem odpowiedzi ekspertów, 

wyniki analizy wpływu na budŜet przedstawiono dla róŜnych wariantów rozpowszechnienia. W 

arkuszu kalkulacyjnym moŜliwe jest przeanalizowanie wyników dla wariantów rozpowszechnienia 

co 10% (odsetek populacji docelowej stosujący parykalcytol), w dokumencie pokazano jedynie 

wyniki dla rozpowszechnienia parykalcytolu na poziomie 50% oraz 80% (odpowiadający 

rozpowszechnieniu leku w Czechach i na Słowacji). 

2.7. ZuŜycie zasobów 

Leki 

Przeciętne dawki parykalcytolu i.v. oraz cynakalcetu ustalono w przeprowadzonej analizie kosztów 

[22]. Podstawowy scenariusz analizy ekonomicznej przeprowadzony jest na podstawie wyników 

badania IMPACT SHPT, jedynego badania randomizowanego porównującego bezpośrednio 

parykalcytol z cynakalcetem. Przeciętne dawki na podanie parykalcytolu i.v. i cynakalcetu z 

odpowiadającego ramienia badania wynosiły 5,5 µg oraz 61,6 mg. 
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Zastosowanie danych z tego badania wiąŜe się jednak z pewnymi ograniczeniami wynikającymi z 

rozbieŜnościach w populacji chorych włączonych do IMPACT SHPT oraz populacji docelowej w 

niniejszej analizie (zgodnej z projektem programu lekowego). Do badania IMPACT SHPT włączano 

pacjentów z iPTH 300-800 pg/ml, a średnia wartość iPTH wynosiła ok. 520 pg/ml. Do projektu 

programu lekowego kwalifikują się chorzy, u których minimalny poziom iPTH wynosi 500 pg/ml. 

Średnia dawka cynakalcetu z IMPACT SHPT jest zbliŜona do dawki uzyskanej z ankiety 

przeprowadzonej wśród ekspertów (58 mg [22]). Polskie dane sprzedaŜowe parykalcytolu za okres 

od września 2011 do czerwca 2012 wskazują, iŜ w analizowanym okresie sprzedano 858 

opakowań czyli 21 450 µg substancji. Przeciętna liczba leczonych pacjentów wynosiła 33 

miesięcznie. Obie te dane wskazują, iŜ przeciętna dawka parykalcytolu na podanie wynosiła ok. 

5 µg, a zatem jest zbliŜona do wyników uzyskanych w badaniu IMPACT SHPT. 

ZałoŜono ponadto, zgodnie z wynikami badania IMPACT SHPT, Ŝe 5,8% pacjentów leczonych 

parykalcytolem i.v. będzie stosowało równocześnie cynakalcet w średniej dawce 40 mg. 

Poza badaniem IMPACT SHPT przeanalizowano inne źródła dotyczące dawkowania rozwaŜanych 

leków: badania kliniczne kontrolowane placebo, ChPL oraz opinie ekspertów. Dawkowanie 

parykalcytolu oraz cynakalcetu znacząco róŜni się w zaleŜności od wybranego źródła danych. W 

badaniach klinicznych podawanie parykalcytolu i.v. rozpoczynano od dawki 0,04 µg/kg (dla osoby 

waŜącej 71 kg odpowiada to 2,8 µg), natomiast w ChPL początkową dawkę zaleca się obliczyć 

jako osiemdziesiątą część wyjściowego poziomu iPTH (dla pacjenta z iPTH równym 300 pg/ml 

odpowiada to 3,75 µg, dla iPTH 500 pg/ml – 6,25 µg, a dla iPTH 800 pg/ml – 10 µg). W przypadku 

dawkowania zgodnego z DDD, średnia dawka leku przypadająca na jedno podanie wynosi 4,67 

µg. 

Dawkowanie cynakalcetu wyznaczone moŜe zostać w oparciu o następujące źródła danych: ChPL, 

badania kliniczne, badanie ankietowe oraz DDD. W pierwszych dwóch przypadkach zaleca się 

rozpoczęcie stosowania cynakalcetu od dawki 30 mg, a następnie zwiększanie jej aŜ do 

osiągnięcia docelowego poziomu 150-300 pg/ml, przy czym wg ChPL naleŜy kierować się 

aktualnymi zaleceniami w tym zakresie. Wyniki przeprowadzonego badania ankietowego [21] 

wskazują, Ŝe średnia stosowana przez pacjentów dawka cynakalcetu wynosi ok. 58 mg/dobę, 

natomiast DDD dla leku wynosi 60 mg. 

W analizie wraŜliwości uwzględniono średnie dawki wyznaczone w analizie kosztów przy 

uwzględnieniu dawkowania zgodnego z badaniami klinicznymi / wynikami badania ankietowego 

(parykalcytol i.v. / cynakalcet), ChPL oraz DDD. 

W celu oszacowania zuŜycia leków na potrzeby analiz wraŜliwości uwzględniono wyniki analizy 

ekonomicznej dla populacji pacjentów, u których dolna granica stęŜenia PTH wynosi 300 pg/ml. 

Doboru minimalnej wartości stęŜenia PTH dokonano w oparciu o charakterystykę pacjentów z 

badań uwzględnionych w oszacowaniach wpływu terapii parykalcytolem / cynakalcetem na 
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stęŜenie PTH w analizie ekonomicznej. Podejście takie jest głównym ograniczeniem analizy 

wraŜliwości i wynika bezpośrednio z jakości dostępnych danych klinicznych. 

NiemoŜność uzaleŜnienia odpowiedzi na terapię parykalcytolem i.v. od wyjściowego poziomu PTH 

jest głównym czynnikiem z powodu którego w niniejszej analizie nie uwzględniono dawek 

wyznaczonych w populacji z PTH > 500 pg/ml. Przy wyznaczaniu takich dawek na podstawie ChPL 

dane wymuszają przyjęcie załoŜenia o identycznej skuteczności parykalcytolu niezaleŜnie od 

wysokości dawki (zgodnie z ChPL dawka parykalcytolu i.v. powinna być tym większa im większy 

poziom PTH), co tym samym przyczynia się do zwiększenia kosztów terapii bez odpowiedniej 

modyfikacji uzyskiwanych efektów. 

Średnie dawki przyjęte w analizie wpływu na budŜet w poszczególnych scenariuszach zestawiono 

w Tabela 10.  

Tabela 10.  
Zestawienie wielkości dawek parykalcytolu (na podanie) w zaleŜności od źródła danych 

Dawka na podanie Parykalcytol i.v. Cynakalcet 

Liczba podań na rok 
156 

(trzy razy na tydzień) 
365 

(codziennie) 

Scenariusz podstawowy – 
na podstawie IMPACT SHPT 

5,5 µg 61,6 mg 

Analiza wraŜliwości –  
na podstawie badań/ankiety* 

4,2 µg 
(badania kliniczne) 

57,8 mg 
(ankieta) 

Analiza wraŜliwości –  
na podstawie ChPL 

10,5 µg 
(ChPL) 

100,3 mg 
(ChPL) 

Analiza wraŜliwości –  
na podstawie DDD* 

4,7 µg 
(DDD) 

60,0 mg 
(DDD) 

 

Dializy 

Program lekowy dla cynakalcetu i projekt programu lekowego dla parykalcytolu i.v. przeznaczone 

są dla pacjentów hemodializowanych. Hemodializy standardowo wykonuje się trzy razy w tygodniu 

[21] (Tabela 11). 

W raporcie o stanie leczenia nerkozastępczego z 2008 roku podano, Ŝe w 2008 roku wykonano 

2 526 665 hemodializ u chorych z przewlekłą niewydolnością nerek. Liczba hemodializowanych na 

dzień 31 grudnia 2008 wynosiła 14 938 osób, a w ciągu całego roku dializowano 19 607 chorych, z 

czego u ok. 93% wykonywano hemodializy (18 327 pacjentów). Średnia liczba hemodializ na 

wszystkich pacjentów dializowanych w 2008 roku wyniosła ok. 129 (2,5 dializy na tydzień), jednak 

liczba ta jest zaniŜona ze względu na fakt, Ŝe ok. 14% dializowanych zmarło w ciągu roku. Wydaje 

się zatem, Ŝe załoŜenie trzech dializ w tygodniu (156 w roku) jest uzasadnione w kontekście 

dostępnych danych, i być moŜe nieznacznie tylko zawyŜa koszty. 
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Hospitalizacje 

Średnioroczną liczbę hospitalizacji pacjentów leczonych w ramach terapeutycznego programu 

zdrowotnego wyznaczono w analizie kosztów [22]. Przyjęto, Ŝe liczba hospitalizacji wynosi średnio 

2,22 na rok i nie zaleŜy od stosowanego leczenia (Tabela 11). 

Tabela 11.  
ZuŜycie zasobów w analizie wpływu na budŜet 

Parametr Parykalcytol i.v. Cynakalcet 

Średnia dawka na podanie na 
podstawie badań/ankiety 

5,5 µg 61,6 mg 

Liczba podań na rok 156 (trzy razy na tydzień) 365 (codziennie) 

Liczba dializ na rok 156 (trzy razy na tydzień) 

Liczba hospitalizacji na rok 2,22 

 

2.8. Koszty 

W analizie wpływu na budŜet uwzględniono następujące kategorie kosztowe: 

• koszty parykalcytolu i.v., 

• koszty cynakalcetu, 

• koszty dializoterapii, 

• koszty monitorowania pacjentów, 

• koszty hospitalizacji pacjentów. 

Zgodnie z programem lekowym dla cynakalcetu oraz projektem programu lekowego dla 

parykalcytolu, na kwalifikację i monitorowanie programu składa się wykonanie następujących 

badań biochemicznych: 

• stęŜenie iPTH – przez 1-4 tygodnie od rozpoczęcia leczenia, następnie kontrola co 1-3 

miesiące, 

• stęŜenie w surowicy Ca x P, 

• stęŜenie wapnia w surowicy, 

• stęŜenie fosforu w surowicy. 

Wszystkie z wymienionych wyŜej badań wchodzą w zakres procedur objętych kosztem 

świadczenia „hemodializa” i są regularnie wykonywane w związku z monitorowaniem pacjentów 

hemodializowanych [26]. W związku z powyŜszym w analizie nie uwzględniono dodatkowych 

kosztów związanych z monitorowaniem pacjentów leczonych cynakalcetem/parykalcytolem. 

Cynakalcet podawany jest doustnie, a parykalcytol i.v. podawany będzie w trakcie dializ. W 

związku z powyŜszym w analizie nie uwzględniono dodatkowych kosztów związanych z 

podawaniem leków. 
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Koszty hemodializ oraz hospitalizacji uzyskano z przeprowadzonej analizy kosztów [22]. Koszty te 

są kosztami wspólnymi scenariusza aktualnego i prognozowanego (wprowadzenie finansowania 

parykalcytolu i.v. nie wpłynie na wysokość tych kosztów). Kategorie te zostały uwzględnione w celu 

przedstawienia kontekstu, w jakim znajdują się koszty związane z wydatkami na cynakalcet i 

parykalcytol i.v. 

Cena zbytu netto za opakowanie preparatu Zemplar wynosi 352,80 zł, co przy uwzględnieniu 8% 

stawki VAT oraz 7% marŜy hurtowej obowiązującej w 2012 roku wynosi 407,69 zł (cena hurtowa), 

w 2013 roku cena hurtowa wyniesie 403,89 zł (marŜa hurtowa 6%) a w 2014 roku i kolejnych 

latach: 400,08 zł (marŜa hurtowa 5%). W analizie wpływu na budŜet uwzględniono zmianę amrŜy 

hurtowej w kolejnych latach prognozy. 

Cena cynakalcetu stosowanego u pacjentów kwalifikujących się do programu lekowego „Leczenie 

wtórnej nadczynności przytarczyc u pacjentów dializowanych” określona została w załączniku nr 1h 

do Zarządzenia nr 59/2011/DGL Prezesa Narodowego Funduszu Zdrowia z dnia 10 października 

2011 roku [10] (cena aktualna na dzień złoŜenia wniosku refundacyjnego, tj. w lutym 2012 roku). 

1 mg cynakalcetu wyceniony został na 0,083 punktu rozliczeniowego, co przy wartości punktu na 

poziomie 10 zł odpowiada 0,83 zł za 1 mg substancji. 

W analizie wraŜliwości przedstawiono ponadto wyniki przy załoŜeniu ceny cynakalcetu z 

obwieszczenia Ministra Zdrowia aktualnego w sierpniu 2012 roku. Cena za mg cynakalcetu wynosi 

0,816–0,820 zł, w zaleŜności od opakowania [22]. Wyniki analizy przedstawiono dla najniŜszej 

ceny jednostkowej, tj. 0,816 zł. 

W Tabela 12 zestawiono koszty jednostkowe przypisane analizowanym kategoriom kosztowym.  

Tabela 12.  
Ceny jednostkowe uwzględnione w analizie wpływ na budŜet 

Świadczenie Koszt jednostkowy 

Parykalcytol i.v. 
2012: 407,69 zł (opakowanie 5x1 ml) = 16,31 zł/µg 

2013: 403,89 zł 
2014+: 400,08 zł 

Cynakalcet p.o. 0,83 zł/mg 

Hemodializa 402 zł, koszt roczny: 62 776 zł 

Hospitalizacja 3 181 zł, koszt roczny 7 047 zł 

 

2.9. Analiza wraŜliwości 

Dane uwzględnione w analizie mogą podlegać zmianom w zaleŜności od róŜnych czynników 

i okoliczności, których nie sposób na obecnym etapie przewidzieć. W związku z tym 

przeprowadzono jednokierunkową analizę wraŜliwości dla następujących parametrów: 

• liczebność populacji docelowej, 
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• dawkowanie parykalcytolu i.v. i cynakalcetu, 

• cena cynakalcetu. 

Szczegółowy opis uwzględnionych wariantów analizy wraŜliwości oraz wyniki zostały 

przedstawione w rozdziale  4. 
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3. WYNIKI 

W niniejszym rozdziale przedstawiono wyniki analizy wpływu na budŜet przy załoŜeniu, Ŝe 

parykalcytol i.v. będzie finansowany w ramach programu lekowego. Przyjęto, Ŝe kryteria włączenia 

pacjentów do programu odpowiadać będą kryteriom zmodyfikowanego projektu programu 

lekowego (modyfikacje wprowadzone w wyniku negocjacji z Ministerstwem Zdrowia oraz przy 

udziale konsultanta krajowego). 

Scenariusz aktualny przedstawia wydatki na cynakalcet ponoszone w ramach programu lekowego, 

a takŜe wydatki na hemodializy oraz hospitalizacje w populacji docelowej. 

W scenariuszu prognozowanym przedstawiono wydatki, jakie musiałby ponieść płatnik w 

przypadku pozytywnej decyzji o finansowaniu parykalcytolu i.v. w ramach programu lekowego, a 

takŜe wydatki na hemodializy i hospitalizacje w populacji docelowej. Ze względu na trudności w 

oszacowaniu rozpowszechnienia parykalcytolu i.v. wyniki analizy wpływu na budŜet przedstawiono 

dla róŜnych wariantów rozpowszechnienia. 

3.1. Populacja docelowa 

Prognozowana liczebność populacji docelowej wynosi 1,9 tys. osób w 2013 roku i wzrasta do 2,0 

tys. osób w 2015 roku (Tabela 13).  

Tabela 13.  
Liczebność populacji docelowej 

Rok 2013 2014 2015 

Liczebność populacji docelowej 1 978 2 069 2 161 

 

3.2. Scenariusz aktualny 

Wydatki płatnika publicznego na leki finansowane w ramach programu lekowego (cynakalcet) 

wyniosą ok. 36,9 mln zł w 2013 roku i będą systematycznie wzrastać do ok. 40,3 mln zł w 2015 

roku. 

Całkowite wydatki płatnika (obejmujące koszty leków, dializoterapii, monitorowania i hospitalizacji) 

związane z leczeniem pacjentów kwalifikujących się do programu lekowego wyniosą ok. 

174,9 mln zł w 2013 roku i będą systematycznie wzrastać do ok. 191,1 mln zł w 2015 roku 

(Tabela 14). 
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Tabela 14.  
Wydatki płatnika publicznego w scenariuszu aktualnym 

Kategoria kosztowa 2013 2014 2015 

Parykalcytol 0,0 mln zł 0,0 mln zł 0,0 mln zł 

Cynakalcet 36,9 mln zł 38,6 mln zł 40,3 mln zł 

Hemodializy 124,1 mln zł 129,9 mln zł 135,6 mln zł 

Hospitalizacje 13,9 mln zł 14,6 mln zł 15,2 mln zł 

Wydatki całkowite 174,9 mln zł 183,1 mln zł 191,1 mln zł 

Wydatki na leki 36,9 mln zł 38,6 mln zł 40,3 mln zł 

 

3.3. Scenariusz prognozowany 

Przy załoŜeniu, Ŝe 50% populacji docelowej stosować będzie parykalcytol, przewidywane wydatki 

płatnika publicznego związane ze stosowaniem tego leku w ramach programu lekowego wyniosą 

ok. 13,9 mln zł w 2013 roku i ok. 15,1 mln zł w 2015 roku. Przewidywane wydatki płatnika 

publicznego związane ze stosowaniem cynakalcetu w ramach programu lekowego wyniosą ok. 

19,1 mln zł w 2013 roku i ok. 20,9 mln zł w 2015 roku. Całkowite wydatki płatnika publicznego na 

leki finansowane w ramach PL wyniosą ok. 33,1 mln zł w 2013 roku i ok. 36,0 mln zł w 2015 roku. 

Całkowite wydatki płatnika (obejmujące koszty leków, dializoterapii, monitorowania i hospitalizacji) 

związane z leczeniem wtórnej nadczynności przytarczyc w przebiegu przewlekłej niewydolności 

nerek w populacji docelowej wyniosą ok. 171,0 mln zł w 2013 roku i będą systematycznie wzrastać 

do ok. 186,8 mln zł w 2015 roku (Tabela 15). 

Przy załoŜeniu, Ŝe 80% populacji docelowej stosować będzie parykalcytol przewidywane wydatki 

płatnika publicznego związane ze stosowaniem tego leku w ramach programu lekowego wyniosą 

ok. 22,3 mln zł w 2013 roku i ok. 24,1 mln zł w 2015 roku. Przewidywane wydatki płatnika 

publicznego związane ze stosowaniem cynakalcetu w ramach programu lekowego wyniosą ok. 

8,5 mln zł w 2012 roku i ok. 9,3 mln zł w 2015 roku. Całkowite wydatki płatnika publicznego na leki 

finansowane w ramach PL i TPZ wyniosą ok. 30,8 mln zł w 2013 roku i ok. 33,4 mln zł w 2015 

roku. 

Całkowite wydatki płatnika (obejmujące koszty leków, dializoterapii, monitorowania i hospitalizacji) 

związane z leczeniem wtórnej nadczynności przytarczyc w przebiegu przewlekłej niewydolności 

nerek w populacji docelowej wyniosą ok. 168,8 mln zł w 2013 roku i będą systematycznie wzrastać 

do ok. 184,2 mln zł w 2015 roku (Tabela 15). 
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Tabela 15.  
Wydatki płatnika publicznego w scenariuszu prognozowanym 

Kategoria kosztowa 2013 2014 2015 

50% rozpowszechnienie parykalcytolu i.v. 

Parykalcytol 13,9 mln zł 14,4 mln zł 15,1 mln zł 

Cynakalcet 19,1 mln zł 20,0 mln zł 20,9 mln zł 

Hemodializy 124,1 mln zł 129,9 mln zł 135,6 mln zł 

Hospitalizacje 13,9 mln zł 14,6 mln zł 15,2 mln zł 

Wydatki całkowite 171,0 mln zł 178,9 mln zł 186,8 mln zł 

Wydatki na leki 33,1 mln zł 34,5 mln zł 36,0 mln zł 

80% rozpowszechnienie parykalcytolu i.v. 

Parykalcytol 22,3 mln zł 23,1 mln zł 24,1 mln zł 

Cynakalcet 8,5 mln zł 8,9 mln zł 9,3 mln zł 

Hemodializy 124,1 mln zł 129,9 mln zł 135,6 mln zł 

Hospitalizacje 13,9 mln zł 14,6 mln zł 15,2 mln zł 

Wydatki całkowite 168,8 mln zł 176,5 mln zł 184,2 mln zł 

Wydatki na leki 30,8 mln zł 32,0 mln zł 33,4 mln zł 

 

3.4. Wydatki inkrementalne 

Przy załoŜeniu, Ŝe 50% populacji docelowej stosować będzie parykalcytol, prognozowany spadek 

całkowitych wydatków płatnika po podjęciu decyzji o finansowaniu parykalcytolu ze środków 

publicznych w populacji docelowej w stosunku do aktualnie ponoszonych wydatków, wyniesie ok. -

3,8 mln zł w 2013 roku oraz ok. -4,3 mln zł w 2015 roku (Tabela 16). Spadek wydatków 

całkowitych spowodowany jest wyłącznie spadkiem wydatków na leki. 

Przy załoŜeniu, Ŝe 80% populacji docelowej stosować będzie parykalcytol, prognozowany spadek 

całkowitych wydatków płatnika po podjęciu decyzji o finansowaniu parykalcytolu ze środków 

publicznych w populacji docelowej w stosunku do aktualnie ponoszonych wydatków, wyniesie ok. -

6,2 mln zł w 2013 roku oraz ok. -7,0 mln zł w 2015 roku (Tabela 16). Spadek wydatków 

całkowitych spowodowany jest wyłącznie spadkiem wydatków na leki. 
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Tabela 16.  
Wydatki inkrementalne 

Kategoria kosztowa 2013 2014 2015 

50% rozpowszechnienie parykalcytolu i.v. 

Parykalcytol 13,9 mln zł 14,4 mln zł 15,1 mln zł 

Cynakalcet -17,8 mln zł -18,6 mln zł -19,4 mln zł 

Hemodializy 0,0 mln zł 0,0 mln zł 0,0 mln zł 

Hospitalizacje 0,0 mln zł 0,0 mln zł 0,0 mln zł 

Wydatki całkowite -3,8 mln zł -4,2 mln zł -4,3 mln zł 

Wydatki na leki -3,8 mln zł -4,2 mln zł -4,3 mln zł 

80% rozpowszechnienie parykalcytolu i.v. 

Parykalcytol 22,3 mln zł 23,1 mln zł 24,1 mln zł 

Cynakalcet -28,4 mln zł -29,7 mln zł -31,1 mln zł 

Hemodializy 0,0 mln zł 0,0 mln zł 0,0 mln zł 

Hospitalizacje 0,0 mln zł 0,0 mln zł 0,0 mln zł 

Wydatki całkowite -6,2 mln zł -6,7 mln zł -7,0 mln zł 

Wydatki na leki -6,2 mln zł -6,7 mln zł -7,0 mln zł 
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4. ANALIZA WRAśLIWOŚCI 

W analizie wraŜliwości przedstawiono wpływ na wyniki następujących parametrów: 

• liczebność populacji docelowej (wariant A), 

• dawkowanie parykalcytolu i.v. i cynakalcetu (wariant B), 

• cena cynakalcetu (wariant C). 

W Tabela 17 przedstawiono załoŜenia oraz charakterystykę poszczególnych wariantów 

jednokierunkowej analizy wraŜliwości. KaŜdy wariant analizy wraŜliwości został przeanalizowany 

dla rozpowszechnienia parykalcytolu i.v. na poziomie 50% i 80%. 

Wyniki analizy wraŜliwości (wydatki inkrementalne) zestawiono w Tabela 18. Szczegółowe wyniki 

analizy wraŜliwości dostępne są w arkuszu kalkulacyjnym BIA po ustawieniu odpowiednich opcji 

analizy. 

Najmniejsze oszczędności uzyskuje się w wariancie z najmniej liczną populacją docelową (A1), a 

największe oszczędności w wariancie zakładającym dawkowanie leków na podstawie 

badań/ankiety (B1). 

Tabela 17.  
Opis wariantów analizy wraŜliwości 

Parametr Wariant Opis wariantu analizy wraŜliwości 

Podstawowy 
35% 

Liczebność populacji docelowej:  
1 978 os. w 2013 roku, 2 161 os. w 2015 roku 

A1 
30% 

Liczebność populacji docelowej:  
1 695 os. w 2013 roku, 1 852 os. w 2015 roku 

Odsetek pacjentów na terapii 
standardowej u których zachodzi 

konieczność zmiany terapii 

A2 
40% 

Liczebność populacji docelowej:  
2 260 os. w 2013 roku, 2 469 os. w 2015 roku 

Podstawowy 
Na podstawie IMPACT SHPT:  

parykalcytol i.v. 5,5 µg, cynakalcet 61,6 mg 

B1 
Na podstawie badań/ankiety:  

parykalcytol i.v. 4,2 µg, cynakalcet 57,8 mg 

B2 
Na podstawie ChPL:  

parykalcytol i.v. 10,5 µg, cynakalcet 100,3 mg 

Dawkowanie parykalcytolu i.v. 
i cynakalcetu 

B3 
Na podstawie DDD:  

parykalcytol i.v. 4,7 µg, cynakalcet 60 mg 

Podstawowy 
Cena aktualna na dzień złoŜenia wniosku (luty 2012): 

0,830 zł / mg 
Cena cynakalcetu 

C1 
Cena aktualna na sierpień 2012: 

0,816 zł /mg 
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Tabela 18.  
Wyniki analizy wraŜliwości 

Wydatki inkrementalne płatnika publicznego na leki 
Parametr Wariant 

2013 2014 2015 

50% rozpowszechnienie parykalcytolu i.v. 

Podstawowy -3,8 mln zł -4,2 mln zł -4,3 mln zł 

A1 -3,3 mln zł -3,6 mln zł -3,7 mln zł 

Odsetek pacjentów na terapii 
standardowej u których zachodzi 

konieczność zmiany terapii 

A2 -4,4 mln zł -4,8 mln zł -5,0 mln zł 

Podstawowy -3,8 mln zł -4,2 mln zł -4,3 mln zł 

B1 -6,7 mln zł -7,1 mln zł -7,4 mln zł 

B2 -3,5 mln zł -3,9 mln zł -4,1 mln zł 

Dawkowanie parykalcytolu i.v. 
i cynakalcetu 

B3 -6,1 mln zł -6,5 mln zł -6,8 mln zł 

Podstawowy -3,8 mln zł -4,2 mln zł -4,3 mln zł 
Cena cynakalcetu 

C1 -3,5 mln zł -3,8 mln zł -4,0 mln zł 

80% rozpowszechnienie parykalcytolu i.v. 

Podstawowy -6,2 mln zł -6,7 mln zł -7,0 mln zł 

A1 -5,3 mln zł -5,7 mln zł -6,0 mln zł 

Odsetek pacjentów na terapii 
standardowej u których zachodzi 

konieczność zmiany terapii 

A2 -7,0 mln zł -7,6 mln zł -7,9 mln zł 

Podstawowy -6,2 mln zł -6,7 mln zł -7,0 mln zł 

B1 -10,7 mln zł -11,4 mln zł -11,9 mln zł 

B2 -5,6 mln zł -6,2 mln zł -6,5 mln zł 

Dawkowanie parykalcytolu i.v. 
i cynakalcetu 

B3 -9,7 mln zł -10,4 mln zł -10,8 mln zł 

Podstawowy -6,2 mln zł -6,7 mln zł -7,0 mln zł 
Cena cynakalcetu 

C1 -5,7 mln zł -6,2 mln zł -6,4 mln zł 
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5. ANALIZA WPŁYWU NA SYSTEM OCHRONY ZDROWIA 

5.1. Wpływ na organizację udzielania świadczeń zdrowotnych 

Wymogi dotyczące wyposaŜenia placówek medycznych (sprzętowe, osobowe i inne) w przypadku 

podawania parykalcytolu i.v., monitorowania terapii oraz leczenia działań niepoŜądanych są 

analogiczne jak w przypadku schematów opcjonalnych (cynakalcet) i postępowania obecnie 

wdraŜanego u chorych w Polsce. Stosowanie parykalcytolu i.v. nie wymaga Ŝadnych dodatkowych 

środków ostroŜności w ośrodkach prowadzących aktualnie leczenie wtórnej nadczynności 

przytarczyc w przebiegu przewlekłej niewydolności nerek. 

Podjęcie decyzji o finansowaniu parykalcytolu i.v. ze środków publicznych nie powinno 

spowodować istotnych konsekwencji w wydatkach publicznych w sektorach innych niŜ ochrona 

zdrowia, dlatego teŜ nie przeprowadzano oddzielnej analizy w tym zakresie. 

5.2. Aspekty etyczne i społeczne 

Podjęcie pozytywnej decyzji o finansowaniu parykalcytolu i.v. zwiększyłoby dostępność opcji 

terapeutycznych pacjentom z wtórną nadczynnością przytarczyc.  

Eksperci z zakresu nefrologii klinicznej wskazują, iŜ jednym z problemów leczenia chorych 

z wtórną nadczynnością przytarczyc związaną z przewlekłą chorobą nerek jest niestosowanie się 

pacjentów do zaleceń lekarzy (niskie compliance). Dotyczy to w szczególności przyjmowania leków 

wydawanych do stosowania w domu pacjenta (leki w postaci doustnej). Finansowanie 

parykalcytolu i.v. (w postaci roztworu do wstrzykiwań) pozwoliłoby, przynajmniej częściowo, 

zaradzić temu zjawisku. Parykalcytol i.v. podawany jest w trakcie dializy, co, z korzyścią dla 

pacjentów, przekładałoby się na wysokie compliance. 
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Tabela 19.  
Podsumowanie wyników analizy aspektów etycznych i społecznych decyzji polegającej na finansowaniu 
parykalcytolu i.v. ze środków publicznych 

Kryterium Ocena 

Ocena wpływu pozytywnej decyzji refundacyjnej w świetle wyników analizy kosztów efektywności 

Czy koszty efektywności róŜnią się w poszczególnych 
podgrupach? 

W analizie efektywności klinicznej wykazano przewagę 
parykalcytolu i.v. nad cynakalcetem w drugorzędowych 
punktach końcowych. W analizie ekonomicznej przyjęto 

jednak, Ŝe róŜnice te nie będą się przekładać na róŜnicę w 
przeŜyciu czy jakości Ŝycia, wobec czego nie 

przeprowadzono analizy kosztów-efektywności.  

Grupy pacjentów, które mogą być faworyzowane na skutek 
załoŜeń przyjętych w analizie ekonomicznej 

ZałoŜenia przyjęte w analizie ekonomicznej nie faworyzują 
Ŝadnej grupy pacjentów. 

Ocena wpływu pozytywnej decyzji refundacyjnej w świetle aspektów społecznych 

Zapewnienie równości dostępu pacjentów o zbliŜonych 
potrzebach do badanej technologii 

Program lekowy z zaproponowanym kształcie obejmuje 
kryterium dot. fosfatazy alkalicznej, które przez specjalistów 
uznawane jest za nieswoiste. DuŜe zróŜnicowanie wyników 
badań w tym zakresie nie pozwala ocenić w jakim stopniu 

wprowadzenie takiego kryterium zawęŜa moŜliwość 
kwalifikacji pacjentów do programu lekowego. Potencjalnie 
moŜe powodować to nierówność w dostępie do świadczeń. 

Zaspakajanie niezaspokojonych dotychczas potrzeb grup 
społecznie upośledzonych 

Odpowiedź na potrzeby osób o największych potrzebach 
zdrowotnych, dla których nie ma obecnie dostępnej Ŝadnej 

metody leczenia 

Finansowanie parykalcytolu i.v. zwiększy liczbę opcji 
terapeutycznych moŜliwych do zastosowania u pacjentów z 
wtórną nadczynnością przytarczyc związaną z przewlekłą 

chorobą nerek. 

Zgodność z aktualnie obowiązującymi regulacjami 
prawnymi 

Finansowanie technologii jest zgodne z obowiązującym 
prawem. 

Wpływ na prawa pacjenta lub prawa człowieka ZbliŜona do innych technologii stosowanych w nefrologii. 

Ocena wpływu pozytywnej decyzji refundacyjnej w świetle aspektów etycznych 

Wpływ na poziom satysfakcji pacjentów z otrzymywanej 
opieki medycznej 

Wprowadzenie tej metody terapeutycznej moŜe zwiększyć 
satysfakcję pacjentów z otrzymywanej opieki medycznej. 

Ryzyko niezaakceptowania terapii przez poszczególnych 
chorych 

Ryzyko niezaakceptowania terapii przez pacjentów jest 
niewielkie i prawdopodobnie jedynie w przypadku 

wystąpienia działań niepoŜądanych. 

MoŜliwość stygmatyzacji chorych ZbliŜona do obecnie stosowanych metod terapii. 

MoŜliwość wywoływania lęku ZbliŜona do obecnie stosowanych metod terapii. 

MoŜliwość powodowania dylematów moralnych ZbliŜona do obecnie stosowanych metod terapii. 

MoŜliwość stwarzania problemów dotyczących płci lub 
rodzinnych. 

ZbliŜona do obecnie stosowanych metod terapii. 

Konieczność szczególnego informowania lub uzyskiwania 
zgody pacjenta na podanie parykalcytolu i.v. 

Identyczna jak dla obecnie stosowanych metod. 

Potrzeba zapewnienia pacjentowi niekrępujących warunków 
lub poufności przy podaniu parykalcytolu i.v. 

Identyczna jak dla obecnie stosowanych metod. 

Potrzeba czynnego udziału pacjenta w podejmowaniu 
decyzji o wyborze terapii 

Identyczna jak dla obecnie stosowanych metod. 

Potrzeba uwzględniania indywidualnych preferencji pacjenta 
przy wyborze terapii 

Identyczna jak dla obecnie stosowanych metod. 
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6. ANALIZA RACJONALIZACYJNA 

W ramach analizy wpływu na budŜet wykazano, Ŝe w populacji docelowej wprowadzenie Zemplaru 

do programu lekowego prowadzi do oszczędności w systemie refundacji. 

Zakładając dawkowanie leków zgodne z badaniem IMPACT SHPT, wprowadzenie parykalcytolu 

i.v. będzie generowało spadek wydatków płatnika na leczenie pacjentów z wtórną nadczynnością 

przytarczyc: w stosunku do wydatków płatnika publicznego na leki (cynakalcet) w scenariuszu 

aktualnym, spadek wydatków na leki w scenariuszu prognozowanym (parykalcytol i.v., cynakalcet) 

wyniesie ok. 10% dla 50% rozpowszechnienia parykalcytolu i.v. oraz ok. 17% dla 80% 

rozpowszechnienia parykalcytolu i.v. 

Zgodnie z zapisami ustawy z dnia 12 maja 2011 o refundacji, analiza racjonalizacyjna jest 

przedkładana w przypadku gdy analiza wpływu na budŜet podmiotu zobowiązanego do 

finansowania świadczeń ze środków publicznych wykazuje wzrost kosztów refundacji [27]. Zgodnie 

z powyŜszym oszczędności związane z wprowadzeniem programu lekowego dla parykalcytolu i.v. 

uzasadniają brak analizy racjonalizacyjnej. 
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7. PODSUMOWANIE I WNIOSKI 

W analizie wpływu na budŜet przedstawiono przewidywane wydatki płatnika publicznego związane 

z leczeniem wtórnej nadczynności przytarczyc związanej w przewlekłą niewydolnością nerek 

w populacji docelowej, w przypadku podjęcia decyzji o finansowaniu parykalcytolu i.v. ze środków 

publicznych w u pacjentów hemodializowanych w ramach programu lekowego. Populacja 

docelowej została zdefiniowana w oparciu o kryteria włączenia do projektu programu lekowego dla 

parykalcytolu, w wersji po uzgodnieniach z Ministerstwem Zdrowia oraz konsultantem krajowym. 

Uwzględniono schematy dawkowania leków ustalone w oparciu o jedyne badanie bezpośrednio 

porównujące parykalcytol i cynakalcet – IMPACT SHPT. 

Wprowadzenie refundacji parykalcytolu i.v. będzie generowało spadek wydatków płatnika na 

leczenie pacjentów z wtórną nadczynnością przytarczyc: w stosunku do wydatków płatnika 

publicznego na leki (cynakalcet) w scenariuszu aktualnym, spadek wydatków na leki w scenariuszu 

prognozowanym (parykalcytol i.v., cynakalcet) wyniesie ok. 10% w przypadku 50% 

rozpowszechnienia parykalcytolu i.v. oraz ok. 17% w przypadku 80% rozpowszechnienia 

parykalcytolu i.v w populacji docelowej. 

Prawdopodobne jest, Ŝe populacja kwalifikująca się do programu lekowego będzie mniejsza niŜ 

oszacowania w niniejszej analizie ze względu na konieczność spełnienia kryterium dotyczącego 

aktywności fosfatazy alkalicznej. W przypadku mniejszej liczby pacjentów leczonych 

parykalcytolem całkowite oszczędności płatnika publicznego będą mniejsze niŜ te wyznaczone w 

niniejszym opracowaniu. 

Oszczędności uzyskane z refundacji parykalcytolu i.v. moŜna przeznaczyć na złagodzenie 

kryteriów kwalifikacji do programów lekowych i zapewnienie dostępu do terapii dla większej liczby 

pacjentów. 

Populacja 

Oszacowana liczebność populacji zgodnej ze wskazaniem rejestracyjnym wynosi 9,4–10,3 tys. w 

2013–2015 roku.  

Liczebność populacji docelowej wynosi 1 978 osób w 2013 roku i wzrasta do 2 161 osób w 2015 

roku.  

Obecnie parykalcytol i.v. stosowany jest przez ok. 60 osób. 
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Wpływ na budŜet 

W scenariuszu aktualnym wydatki płatnika publicznego na leki finansowane w ramach programu 

lekowego (cynakalcet) wyniosą ok. 36,9 mln złotych w 2013 roku i ok. 40,3 mln złotych w 2015 

roku. Całkowite wydatki płatnika publicznego na leczenie tej grupy pacjentów, obejmujące koszty 

cynakalcetu, dializoterapii, monitorowania i hospitalizacji, wyniosą ok. 174,9 mln złotych 

w 2013 roku i ok. 191,1 mln złotych w 2015 roku. 

W scenariuszu prognozowanym przy załoŜeniu rozpowszechnienia parykalcytolu i.v. na poziomie 

50% wydatki płatnika publicznego na parykalcytol i.v. wyniosą ok. 22,3 mln złotych w 2013 roku i 

ok. 24,1 mln złotych w 2015 roku, a wydatki na cynakalcet wyniosą ok. 8,5 mln złotych w 2013 roku 

i ok. 9,3 mln złotych w 2015 roku. Całkowite wydatki płatnika publicznego na leczenie tej grupy 

pacjentów, obejmujące koszty parykalcytolu i.v., cynakalcetu, dializoterapii, monitorowania i 

hospitalizacji, wyniosą ok. 171,0 mln złotych w 2013 roku i ok. 186,8 mln złotych w 2015 roku. 

W scenariuszu prognozowanym przy załoŜeniu rozpowszechnienia parykalcytolu i.v. na poziomie 

80% wydatki płatnika publicznego na parykalcytol i.v. wyniosą ok. 35,4 mln złotych w 2013 roku i 

ok. 38,9 mln złotych w 2015 roku, a wydatki na cynakalcet wyniosą ok. 10,0 mln złotych w 2013 

roku i ok. 11,0 mln złotych w 2015 roku. Całkowite wydatki płatnika publicznego na leczenie tej 

grupy pacjentów, obejmujące koszty parykalcytolu i.v., cynakalcetu, dializoterapii, monitorowania i 

hospitalizacji, wyniosą ok. 168,8 mln złotych w 2013 roku i ok. 184,2 mln złotych w 2015 roku. 

Oszacowane całkowite wydatki inkrementalne przy załoŜeniu rozpowszechnienia parykalcytolu i.v. 

na poziomie 50% wyniosą ok. -3,8 mln złotych w 2013 roku oraz ok. -4,3 mln złotych w 2015 roku. 

Wydatki inkrementalne przy załoŜeniu rozpowszechnienia parykalcytolu i.v. na poziomie 80% 

wyniosą ok. -6,2 mln złotych w 2013 roku oraz ok. -7,0 mln złotych w 2015 roku. Spadek wydatków 

płatnika spowodowany jest wyłącznie spadkiem wydatków na leki. 

Analiza wraŜliwości 

Wyniki jednokierunkowych analiz wraŜliwości wskazują, Ŝe niezaleŜnie od przyjętych załoŜeń 

refundacja parykalcytolu i.v. powoduje oszczędności w budŜecie na refundację. Spadek wydatków 

na leki względem scenariusza aktualnego wynosi od 9 do 18% przy załoŜeniu rozpowszechnienia 

parykalcytolu i.v. na poziomie 50% oraz od 14 do 30% dla rozpowszechnienia 80%. 
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8. DYSKUSJA 

Celem przedstawionej analizy wpływu na budŜet była prognoza wydatków płatnika publicznego 

w przypadku podjęcia pozytywnej decyzji o finansowaniu parykalcytolu i.v. ze środków publicznych 

u pacjentów z wtórną nadczynnością przytarczyc w przebiegu schyłkowej niewydolności nerek oraz 

porównanie ich z aktualnie ponoszonymi wydatkami na leczenie tej populacji pacjentów. 

W analizie przyjęto, Ŝe parykalcytol i.v. będzie finansowany w ramach programu lekowego, którego 

treść została uzgodniona z Ministerstwem Zdrowia i krajowym konsultantem. Kryteria kwalifikacji 

do programu lekowego dla parykalcytolu róŜnią się od kryteriów kwalifikacji do obowiązującego 

programu lekowego dla tej grupy chorych (program dla cynakalcetu). W chwili obecnej do 

wspomnianego programu lekowego kwalifikują się pacjenci przewlekle hemodializowani z powodu 

schyłkowej niewydolności nerek, z wtórną nadczynnością przytarczyc, poziomem iPTH powyŜej 

500 pg/ml oraz przeciwwskazaniami do innych opcji terapeutycznych. W projekcie programu 

lekowego dla parykalcytolu ostatnie kryterium kwalifikacji do programu lekowego dla cynakalcetu 

zastąpiono niepowodzeniem po uprzednio stosowanej terapii standardowej oraz podwyŜszoną 

powyŜej górnego zakresu normy aktywnością fosfatazy alkalicznej w surowicy (jako dowód 

przekładania się podwyŜszonych stęŜeń iPTH na zwiększony obrót kostny). Tym samym kryteria 

kwalifikacji do programu lekowego zawęŜają grupę chorych w jakiej będzie mógł być stosowany 

parykalcytol – zarówno względem jego wskazania rejestracyjnego jak i względem obowiązującego 

programu lekowego. 

Liczebność populacji docelowej została oszacowana na podstawie danych z raportów o stanie 

leczenia nerkozastępczego w Polsce w latach 2002-2008 oraz wyników badania ankietowego 

przeprowadzonego w 2009 i 2011 r. wśród lekarzy nefrologów przyjmujących pacjentów z wtórną 

nadczynnością przytarczyc. Dane o stanie leczenia nerkozastępczego, pochodzące z Polskiego 

Rejestru Nefrologicznego, opracowywane są przez Grupę Roboczą pod kierownictwem Krajowego 

Konsultanta w dziedzinie nefrologii. Dane te cechują się więc bardzo wysoką wiarygodnością. 

Wydaje się zatem, Ŝe liczba pacjentów przewlekle hemodializowanych z powodu schyłkowej 

niewydolności nerek, z wtórną nadczynnością przytarczyc oraz iPTH > 500 pg/ml oszacowana jest 

z wysoką precyzją (ok. 5,7 tys. osób w 2013 roku i blisko 6,2 tys. osób w 2015 roku). Kolejne 

kryterium dotyczące niepowodzenia po uprzednio stosowanej terapii cechuje się jednak o wiele 

większą niepewnością. Jedynym źródłem danych, na podstawie którego moŜna było oszacować 

odsetek pacjentów spełniających to kryterium, było przeprowadzone w 2009 roku badanie 

ankietowe. Zgodnie z jego wynikami moŜna przypuszczać, Ŝe odsetek ten wynosi ok. 35%. Jest to 

wartość uzyskana z badania opinii, a zatem jest wartością niepewną. W związku z powyŜszym 

wpływ tego parametru na wyniki analizy sprawdzono w analizie wraŜliwości. W badaniu 

ankietowym przeprowadzonym w 2011 roku pytano ekspertów o to jaki odsetek pacjentów 

hemodializowanych z w wtórną nadczynnością przytarczyc i PTH > 500 pg/ml kwalifikowanych jest 
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do programu lekowego dla cynakalcetu. Mediana odpowiedzi wyniosła 33%, co jest wartością 

bardzo zbliŜoną do oszacowania z ankiety przeprowadzonej w 2009 roku. Niemniej jednak wydaje 

się, Ŝe kryterium niepowodzenia po terapii standardowej jest bardziej ogólne od kryterium 

przeciwwskazań do innych opcji terapeutycznych (jak w programie lekowym dla cynakalcetu), w 

związku z czym odsetek pacjentów z niepowodzeniem powinien być wyŜszy. Liczebność populacji 

docelowej w niniejszej analizie wyznaczono korzystając z odsetka uzyskanego z ankiety z 2009 

roku (niepowodzenie po terapii standardowej). Ze względu jednak na niewielką rozbieŜność między 

oboma odsetkami przyjęto, Ŝe wyznaczona w ten sposób liczba pacjentów będzie takŜe 

odpowiadać liczbie pacjentów kwalifikujących się do programu lekowego dla cynakalcetu. 

Ogółem, zgodnie z przeprowadzoną prognozą, ok. 10% spośród wszystkich pacjentów 

hemodializowanych spełnia kryteria wejścia do programu lekowego parykalcytolu i.v. lub programu 

lekowego cynakalcetu. Wynik ten jest zgodny z oszacowaniami ekspertów wskazującymi, Ŝe ok. 

10-20% wszystkich pacjentów moŜe kwalifikować się do leczenia cynakalcetem (zgodnie z 

protokołem z posiedzenia 10/2008 Rady Konsultacyjnej AOTM z dnia 21 lipca 2008 roku). 

Oszacowania populacji wskazują, iŜ w 2013 roku do programu lekowego parykalcytolu i.v. lub 

cynakalcetu kwalifikować się będzie ok. 2 tys. pacjentów. Dane NFZ za 2011 rok wskazują na 

sprzedaŜ cynakalcetu w Polsce na poziomie ponad 28 mln mg, co w przeliczeniu na dzień 

odpowiada 2,6 tys. dawkom po 30 mg lub 1,3 tys. dawkom po 60 mg. Oszacowania populacji na 

podstawie danych sprzedaŜowych są trudne ze względu na konieczność uwzględnienia wskaźnika 

compliance, który –  zgodnie z informacjami uzyskanymi od specjalisty w dziedzinie nefrologii – 

moŜe być w tym przypadku daleki od 100%. Sprawozdanie NFZ za II kwartał 2011 roku wskazuje, 

iŜ w pierwszym półroczu 2011 roku 1 907 os. pobrało lek w stacji dializ, 453 os. na oddziale 

nefrologicznym, 218 os. w poradni nefrologicznej, po 15 os. na oddziale nefrologicznym dla dzieci i 

oddziale chorób wewnętrznych oraz 2 os. na oddziale anestezjologii i intensywnej terapii. Z 

powyŜszych danych nie moŜna wywnioskować ilu dokładnie pacjentów leczonych było w 

analizowanym okresie ze względu na brak danych na temat czasu terapii. MoŜna natomiast 

stwierdzić, Ŝe w pierwszym półroczu 2011 r. korzystało z niego od 1 907 do 2 610 osób. 

Przedstawione w sprawozdaniu dane uwzględniają jednak wszystkich pacjentów, którzy 

otrzymywali cynakalcet bez względu na okres przez jaki pacjenci ci przyjmowali lek, a więc równieŜ 

takich, których leczenie trwało stosunkowo krótko (z róŜnych przyczyn). Wskazują zatem ilu 

róŜnych pacjentów było leczonych w ramach programu terapeutycznego w okresie styczeń-lipiec 

2011 r., nie pokazują natomiast przeciętnej liczby pacjentów objętych programem we 

wspomnianym okresie. Średnia dzienna dawka cynakalcetu przypadająca na pacjenta, zakładając, 

Ŝe kaŜdy z pacjentów leczony był przez cały uwzględniony w sprawozdaniu okres wynosi ok. 26 

mg (przyjmując, Ŝe liczba pacjentów wynosiła 2 610) oraz ok. 35 mg (przyjmując, Ŝe liczba 

pacjentów wynosiła 1 907). Oszacowane dawki leków są znacznie niŜsze niŜ średnie dawki 

uwzględnione w niniejszej analizie, co moŜe wynikać m. in. z niskiego compliance. Informacje 

przedstawione w sprawozdaniu z działalności NFZ za II kwartał 2011 r. nie dostarczają danych 



Analiza wpływu na budŜet. Parykalcytol i.v. w leczeniu wtórnej nadczynności przytarczyc u hemodializowanych pacjentów w 5. stadium przewlekłej choroby nerek 

 HTA Consulting 2012 (www.hta.pl) Strona 41 

odpowiednich do oszacowania liczebności populacji docelowej, niemniej jednak wydają się być 

zgodne z oszacowaną w analizie liczebnością populacji docelowej. 

Dawkowanie leków ustalono na podstawie jedynego badania bezpośrednio porównującego 

parykalcytol i cynakalcet, IMPACT SHPT. Schemat dawkowania, a ściślej – dawka początkowa 

parykalcytolu odbiega jednak od tej z charakterystyki produktu leczniczego i z dawkowania 

określonego w programie lekowym. Dawka w programie lekowym ustalana jest w zaleŜności od 

poziomu PTH – im wyŜsze PTH tym większa dawka początkowa, podczas gdy w badaniu IMPACT 

SHPT dawka początkowa określona była w jednostkach substancji na kg masy ciała. Dla 

przykładu, dawka dla osoby waŜącej 70 kg z granicznym poziomem PTH 500 pg/ml kwalifikującym 

do programu lekowego wyniesie 4,9 µg na podstawie badania IMPACT SHPT oraz 6,25 µg na 

podstawie ChPL. RóŜnice między tymi dwoma dawkami będą tym większe im wyŜszy poziom PTH. 

W analizie wraŜliwości przedstawiono wyniki dla dawek wyznaczonych na podstawie 

alternatywnych źródeł danych – badań kontrolowanych placebo, badania ankietowego, ChPL, a 

takŜe na podstawie DDD. Ogólnie, dawki cynakalcetu są bardzo zbliŜone dla badania IMPACT 

SHPT, ankiety oraz DDD. Podobnie dawki parykalcytolu i.v. w tych wariantach są względnie spójne 

(od 4,2 do 5,5 µg). Od tych wariantów dawkowana odbiega ten, w którym obliczenia oparto na 

ChPL – dawki leków wynoszą 10,5 µg dla parykalcytolu oraz 100,3 mg dla cynakalcetu. RóŜnica w 

dawce parykalcytolu wynika z tego, iŜ zgodnie z ChPL początkowa dawka ustalana jest na 

podstawie wyjściowego stęŜenia PTH, a zatem juŜ na początku dawka leku jest wyŜsza. Ponadto 

w wariancie tym (w analizie ekonomicznej) modelowane jest zwiększanie dawek w zaleŜności od 

odpowiedzi na leczenie, przy czym brany jest pod uwagę wyłącznie poziom iPTH (nie jest 

uwzględnione obniŜenie dawki ze względu np. na hiperkalcemię). Wariant ten wydaje się być 

obarczony największą niepewnością, która wynika głównie z charakterystyk pacjentów włączanych 

do badań klinicznych – ze średnio niŜszym PTH niŜ dla populacji docelowej w niniejszej analizie. 

Wyniki uzyskane zarówno w przypadku wariantów analizy podstawowej, jak i analiz wraŜliwości 

wskazują, Ŝe wprowadzenie finansowania parykalcytolu i.v. będzie generowało spadek wydatków 

płatnika na leczenie pacjentów z wtórną nadczynnością przytarczyc. Oszacowany spadek 

wydatków na leki w zaleŜności od załoŜeń dotyczących dawkowania wynosi od 10 do 20% dla 50% 

rozpowszechnienia parykalcytolu i.v. oraz od 15 do 30% dla 80% rozpowszechnienia. 

W scenariuszu aktualnym podstawowej analizy koszty refundacji cynakalcetu oszacowano na 

37 mln zł w 2013 roku 2012 i wzrastają corocznie o ok. 1,5 mln zł. Zgodnie z publikowanymi 

danymi NFZ, w 2011 roku koszty refundacji cynakalcetu wynosiły 23 mln zł, a więc o 60% mniej niŜ 

oszacowano w niniejszej analizie. RóŜnice te wynikają najprawdopodobniej z niskiego compliance 

oraz tego, Ŝe pacjenci przerywają terapię i nie są leczeni przez cały rok. Takie powody 

rozbieŜności wydają się potwierdzać dane NFZ za II kwartał 2011 roku, w którym liczba pacjentów 

leczonych w programie była zbliŜona do oszacowań przedstawionych w niniejszym opracowaniu, a 

mimo to zuŜycie leków za 2011 roku jest znacznie niŜsze niŜ w przeprowadzonych prognozach.  
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9. OGRANICZENIA 

• Liczebność populacji docelowej wyznaczono w oparciu o dane z raportów o stanie leczenia 

nerkozastępczego w Polsce w latach 2002-2008. ZałoŜono, Ŝe w latach 2013-2015 utrzyma 

się trend wzrostowy liczby dializowanych zaobserwowany w pierwszej dekadzie XXI wieku. 

• Odsetek pacjentów z niepowodzeniem po uprzednio stosowanej terapii wyznaczono w 

oparciu o dane z badania ankietowego przeprowadzonego w 2009 roku. 

• Nie odnaleziono wiarygodnych danych umoŜliwiających oszacowanie odsetka pacjentów z 

podwyŜszonym powyŜej górnego zakresu normy aktywności fosfatazy alkalicznej, wobec 

czego oszacowana liczebność populacji docelowej jest prawdopodobnie zawyŜona. 

• Dawkowanie leków w podstawowym scenariuszu oparte zostało o jedyne badanie 

bezpośrednio porównujące oceniane interwencje (IMPACT SHPT), w którym schemat 

dawkowania odbiegał od tego przyjętego w innych badaniach klinicznych oraz w 

charakterystyce produktu leczniczego. 

• W badaniu IMPACT SHPT, w którym populacja pacjentów ograniczona była osób, u których 

stęŜenie początkowe PTH wynosi od 300 pg/ml do 800 pg/ml, a średnia wartość stęŜenia 

początkowego PTH w badaniu wyniosła ok. 500 pg/ml. Kryterium kwalifikacji do programu 

lekowego jest poziom PTH co najmniej 500 pg/ml. 

• W publikacjach dotyczących badania IMPACT SHPT nie przedstawiono danych dotyczących 

masy ciała pacjentów, będącej istotnym czynnikiem wpływającym na całkowitą dawkę 

parykalcytolu i.v. Z tego względu masa ciała pacjentów i ewentualne róŜnice odnośnie tego 

parametru pomiędzy populacją poddaną badaniu a populacją pacjentów w Polsce nie 

zostały uwzględnione w obliczeniach. 

• Ze względu na brak danych nie określono prognozowanego rozpowszechnienia 

parykalcytolu i.v. w populacji docelowej. Wynik analizy wpływu na budŜet przedstawiono w 

zaleŜności od rozpowszechnienia parykalcytolu i.v.  
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12. ANEKS 

12.1. Populacja docelowa 

Parykalcytol w postaci roztworu do wstrzykiwań wskazany jest w zapobieganiu i leczeniu wtórnej 

nadczynności przytarczyc u pacjentów z przewlekłą niewydolnością nerek poddawanych 

hemodializom [12]. W analizie załoŜono, Ŝe parykalcytol będzie finansowany w ramach programu 

lekowego. 

Projekt programu lekowego z lutego 2012 dołączony do wniosku refundacyjnego obejmował 

następujące kryteria kwalifikacji do terapii, identyczne z tymi dla programu lekowego dla 

cynakalcetu: 

• wtórna nadczynność przytarczyc,  

• długotrwałe leczenie hemodializą z powodu schyłkowej niewydolności nerek,  

• przeciwwskazania do zastosowania innych opcji terapeutycznych (np. dla 

paratyreoidektomii),  

• stęŜenie iPTH > 500 pg/ml. 

Po uzgodnieniach z Ministerstwem Zdrowia oraz konsultantem krajowym projekt programu 

lekowego został zmodyfikowany, zmianie uległy kryteria kwalifikacji: 

• wtórna nadczynność przytarczyc,  

• długotrwałe leczenie hemodializą z powodu schyłkowej niewydolności nerek,  

• stęŜenie iPTH > 500 pg/ml, 

• niepowodzenie po uprzednio stosowanej terapii standardowej (alfadiol), 

• podwyŜszona powyŜej górnego zakresu normy aktywność fosfatazy alkalicznej w surowicy 

(jako dowód przekładania się podwyŜszonych stęŜeń iPTH na zwiększony obrót kostny). 

Kryteria wyłączenia z programu obejmują: 

• osiągnięcie normalizacji wskaźników gospodarki wapniowo-fosforanowej zgodnej 

z aktualnymi wytycznymi KDOQI,  

• przeszczepienie nerki,  

• nadwraŜliwość na lek lub substancje pomocnicze,  

• wystąpienie cięŜkich działań niepoŜądanych w trakcie leczenia. 
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12.1.1. Źródła danych 

Przy szacowaniu liczebności populacji docelowej korzystano z następujących źródeł danych: 

• „Raport o stanie leczenia nerkozastępczego w Polsce.” Raporty z lat 2003-2008. [2, 16–19] 

• Badanie ankietowe przeprowadzone wśród nefrologów w 2011 r. [20] 

• Badanie ankietowe: „Leczenie wtórnej nadczynności przytarczyc w przebiegu przewlekłej 

niewydolności nerek.” [21] 

• Uchwały i stanowiska Rady Konsultacyjnej Agencji Oceny Technologii Medycznych. [28–30] 

• Badania epidemiologiczne. [31–36] 

• Dane sprzedaŜowe IMS z Polski, Czech i Słowacji (uzyskane od Zamawiającego, do wglądu 

w arkuszu kalkulacyjnym BIA). 

• Sprawozdanie z działalności NFZ za II kwartał 2011 roku. [37] 

Raport o stanie leczenia nerkozastępczego w Polsce 

„Raport o stanie leczenia nerkozastępczego w Polsce” jest publikacją wydawaną corocznie przez 

Zespół Konsultanta Krajowego w dziedzinie nefrologii. Dane do raportu zbierane są z ośrodków 

hemodializ przy pomocy programu elektronicznego w ramach Polskiego Rejestru Nefrologicznego. 

Ze względu na konieczność weryfikacji danych raporty publikowane są z dwurocznym 

opóźnieniem. W chwili zakończenia analizy najnowsze opublikowane dane dotyczyły roku 2008. 

W raportach szczegółowo analizowane są aspekty związane z leczeniem nerkozastępczym 

w Polsce w podziale na hemodializy, dializy otrzewnowe, dializy otrzewnowe u dzieci, 

dializoterapię u dzieci, transplantację nerki, zaburzenia gospodarki wapniowo-fosforanowej. 

Badanie ankietowe przeprowadzone w 2011 r. [20] 

Badanie przeprowadzone zostało we wrześniu 2011 wśród 8 ekspertów prowadzącymi leczenie 

pacjentów z wtórną nadczynnością przytarczyc w przebiegu przewlekłej niewydolności nerek. 

Wynik badania przedstawiono w Tabela 21. 

Dane osobowe i teleadresowe ekspertów przedstawiono w kolejnej tabeli (Tabela 20). 
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Badanie ankietowe przeprowadzone w listopadzie 2009 r. 

Badanie ankietowe „Leczenie wtórnej nadczynności przytarczyc w przebiegu przewlekłej 

niewydolności nerek” zostało przeprowadzone przez Sequence HC Partners Sp. z o.o. na zlecenie 

opracowującego niniejszą analizę. Badanie przeprowadzone zostało w listopadzie 2009 roku 

i polegało na wywiadach bezpośrednich z 30 nefrologami prowadzącymi leczenie pacjentów 

z wtórną nadczynnością przytarczyc w przebiegu przewlekłej niewydolności nerek, przyjmujących 

miesięcznie przynajmniej 5 takich pacjentów. 

Dane z badania uŜyte w niniejszym raporcie mogą odbiegać od danych zaprezentowanych 

w raporcie z badania ze względu na zastosowanie średniej waŜonej zamiast średniej arytmetycznej 

(jak w raporcie). 

Uchwały i stanowiska Rady Konsultacyjnej AOTM 

W analizie skorzystano z następujących dokumentów wydanych przez AOTM: 

• Protokół z posiedzenia 10/2008 Rady Konsultacyjnej w dniu 21 lipca 2008 roku. [28] 

• Uchwała nr 38/10/2008 z dnia 21 lipca 2008 r. w sprawie finansowania cynakalcetu 

(Mimpara®) w leczeniu wtórnej nadczynności przytarczyc u chorych ze schyłkową chorobą 

nerek leczonych długotrwale dializą. [29] 

• Stanowisko nr 9/03/2009 z dnia 2 lutego 2009 r. w sprawie finansowania cynakalcetu 

(Mimpara®) w leczeniu wtórnej nadczynności przytarczyc u chorych ze schyłkową chorobą 

nerek leczonych długotrwale dializą. [30] 

Informacje zawarte w cytowanych dokumentach przedstawiono w dyskusji. 

Badania epidemiologiczne 

Przeszukano bazy informacji medycznych w celu odnalezienia doniesień naukowych 

umoŜliwiających oszacowanie liczebności populacji docelowej. Poszukiwano danych 

o chorobowości wtórnej nadczynności przytarczyc wśród pacjentów dializowanych. W wyniku 

przeszukania bazy MEDLINE (przez Pubmed) odnaleziono 6 badań (Billa 2000 [31], Gupta 2000 

[32], Johansen 2007 [33], Owda 2003 [34], Salem 1997 [35], Samokhvalova 2007 [36]) w których 

oceniano częstość występowania WNP u pacjentów poddawanych dializom. 

Dane sprzedaŜowe 

Dane sprzedaŜowe z Czech oraz Słowacji uzyskano od Zamawiającego. Otrzymane dane 

dotyczyły sprzedaŜy parykalcytolu (równieŜ w postaci kapsułek) w i cynakalcetu w okresie od 2005 

do 2009 roku wyraŜonej w liczbie opakowań. Ponadto od Zamawiającego otrzymano informacje na 

temat sposobu finansowania parykalcytolu i cynakalcetu w Czechach. Nie uzyskano informacji o 

sposobie finansowania wymienionych leków na Słowacji. 
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12.1.2. Analiza danych 

Schyłkowa niewydolność nerek 

Schyłkową niewydolnością nerek nazywa się 5. stadium przewlekłej choroby nerek. Pacjenci 

ze schyłkową niewydolnością nerek w większości wymagają wdroŜenia leczenia nerkozastępczego 

[7]. W raportach o stanie leczenia nerkozastępczego w Polsce podana jest liczba osób z 

przewlekłą niewydolnością nerek dializowanych w ciągu roku oraz liczba osób dializowany wg 

stanu na dzień 31 grudnia. Ze względu na fakt, Ŝe liczba osób dializowanych w ciągu całego roku 

jest zawyŜona w stosunku do średniej liczby osób dializowanych (ze względu na zgony), obliczenia 

populacji oparto na liczbie osób wg stanu na dzień 31 grudnia. 

W Tabela 22 przedstawiono liczbę pacjentów z przewlekłą niewydolnością nerek dializowanych wg 

stanu na 31 grudnia oraz liczbę pacjentów hemodializowanych w okresie od 2002 do 2008 roku. 

Tabela 22.  
Liczba pacjentów dializowanych w dniu 31 grudnia w Polsce w latach 2002-2008 

Parametr 2002 2003 2004 2005 2006 2007 2008 

Liczba wszystkich pacjentów 
dializowanych 

10 354 11 440 12 443 13 094 13 780 14 645 15 980 

Liczba pacjentów 
hemodializowanych 

9 301 10 343 11 373 12 166 12 783 13 581 14 938 

 

Zarówno liczba pacjentów dializowanych jak i hemodializowanych w latach 2002–2008 wykazują 

rosnący trend liniowy. W związku z powyŜszym przyjęto, Ŝe w kolejnych latach liczba osób 

dializowanych/hemodializowanych wzrastać będzie w takim samym tempie jak w analizowanym 

okresie. Liczbę dializowanych/hemodializowanych w latach 2013–2015 wyznaczoną metodą 

regresji liniowej zaprezentowano w Tabela 23. Wartości odpowiadające liczbie pacjentów 

hemodializowanych w latach 2013–2015 stanowią oszacowanie jednego z kryteriów włączenia do 

programu terapeutycznego (długotrwałe leczenie hemodializą z powodu schyłkowej niewydolności 

nerek). 

Tabela 23.  
Prognoza liczby pacjentów przewlekle dializowanych na lata 2013-2015 

Parametr 2013 2014 2015 

Liczba wszystkich pacjentów dializowanych 20 141 21 020 21 900 

Liczba pacjentów hemodializowanych 19 154 20 040 20 925 
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Wtórna nadczynność przytarczyc 

W celu odnalezienia badań epidemiologicznych opisujących chorobowość wtórnej nadczynności 

przytarczyc wśród pacjentów dializowanych przeprowadzono przeszukanie bazy MEDLINE (przez 

PubMed). 

Odnaleziono 6 badań, w których oszacowano odsetek pacjentów z WNP pośród pacjentów 

dializowanych. Odnalezione dane są jednak niespójne. RóŜni je przede wszystkim poziom PTH 

definiujący wtórną nadczynność przytarczyc, który waha się od 200 pg/ml do 500 lub nawet 600 

pg/ml. Populacja chorych w odnalezionych badaniach róŜni się równieŜ odsetkami pacjentów rasy 

białej, co moŜe prowadzić do zaburzenia wysokości odsetka dializowanych z WNP z uwagi na fakt, 

Ŝe u rasy czarnej wtórna nadczynność przytarczyc występuje częściej. Pomiędzy badaniami 

występowały ponadto róŜnice w średnim czasie leczenia dializoterapią oraz sposobem 

farmakologicznego leczenia wtórnej nadczynności przytarczyc. Odsetek pacjentów z WNP wśród 

pacjentów dializowanych przyjmuje wartości od 4,5% do 78% (Tabela 24). 
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W badaniu ankietowym przeprowadzonym na potrzeby niniejszej analizy w 2009 r. pytano 

respondentów m.in. o liczbę pacjentów dializowanych w ciągu miesiąca oraz liczbę pacjentów 

z wtórną nadczynnością przytarczyc dializowanych w ciągu miesiąca. Odsetek osób z WNP wśród 

pacjentów dializowanych zawierał się w przedziale od 11% do 100%, mediana 54%, średnia 

waŜona 42%. [21] 

Ze względu na brak wiarygodnych i dokładnych danych epidemiologicznych szacujących odsetek 

pacjentów z wtórną nadczynnością przytarczyc wśród pacjentów z przewlekłą niewydolnością 

nerek oraz faktem, iŜ obecność wtórnej nadczynności przytarczyc jest silnie skorelowana 

z poziomem iPTH (przyjmuje się, Ŝe u pacjentów z iPTH powyŜej 450 pg/ml występuje wtórna 

nadczynność przytarczyc [3]), w obliczeniach nie uwzględniono bezpośrednio parametru 

związanego z występowanie WNP. NaleŜy równocześnie zauwaŜyć, Ŝe kryterium włączenia do 

terapeutycznego programu zdrowotnego, zgodnie z którym iPTH pacjentów nie moŜe być mniejsze 

niŜ 500 pg/ml, samo w sobie niejako zapewnia występowanie wtórnej nadczynności przytarczyc 

w tej grupie chorych. 

Poziom iPTH 

Odsetek osób dializowanych, u których poziom iPTH w surowicy znajduje się powyŜej 500 pg/ml, 

oszacowano na podstawie danych z raportów o stanie leczenia nerkozastępczego w Polsce za lata 

2003–2008. Dane dotyczące podziału wszystkich dializowanych w zaleŜności od poziomu iPTH 

przedstawiono w Tabela 25. 

Dane z lat 2003–2008 wskazują na zwiększający się udział pacjentów z iPTH powyŜej 800 pg/ml. 

Odsetki pacjentów, u których iPTH mieści się w przedziale 150–300, 300–500 lub 500–800 były 

względnie stałe na przestrzeni analizowanego okresu. Sumaryczny udział pacjentów z iPTH 

powyŜej 500 pg/ml wynosił 22% w 2003 roku i wzrastał aŜ do 29,5% w 2008 roku. Ze względu na 

tendencję wzrostową dla tego parametru, w celu oszacowania liczby pacjentów z iPTH > 500 pg/ml 

wykorzystano dane z 2008 roku (zamiast np. średniej ze wszystkich lat, która mogłaby wpłynąć na 

zaniŜenie liczebności populacji docelowej). 

Tabela 25.  
Poziom iPTH u pacjentów dializowanych w Polsce w latach 2003–2008 

Poziom iPTH w surowicy 
[pg/ml] 

2003 2004 2005 2006 2007 2008 

<150 30% 31% 30% 24,5% 24,0% 

150-300 

61% 

25,5% 26% 25,5% 25% 25,5% 

300-500 17% 20% 17,5% 18,5% 21,5% 21,0% 

500-800 16% 12% 13% 13% 15% 

>801 

22% 

8,5% 13,5% 13% 16% 14,5% 

>500 22% 24,5% 25,5% 26% 29% 29,5% 
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Przeciwwskazania do stosowania innych opcji terapeutycznych / niepowodzenie po 

uprzednio stosowanej terapii 

Kryterium przeciwwskazań do stosowania innych opcji terapeutycznych w programie lekowym 

cynakalcetu określone jest dość ogólnie. Zgodnie z rekomendacją Grupy Roboczej Zespołu 

Krajowego Konsultanta w Dziedzinie Nefrologii, „kalcymimetyki stanowią jedyny obecnie skuteczny 

sposób leczenia chorych z zaawansowaną wtórną nadczynnością przytarczyc opornych na 

leczenie preparatami witaminy D oraz takich, którzy nie mogą zostać poddani chirurgicznej 

paratyreoidektomii lub nie wyraŜają zgody na leczenie operacyjne” [7, 28]. Przeciwwskazania nie 

są zatem czysto obiektywne, gdyŜ jednym z nich moŜe być brak zgody pacjenta na wykonanie 

paratyreoidektomii, co przy dostępności leczenia farmakologicznego moŜe występować 

w przypadku znacznego odsetka pacjentów. Identyczne kryterium zawarto w projekcie programu 

lekowego dla parykalcytolu z lutego 2012, dołączonego do wniosku refundacyjnego, 

W badaniu ankietowym przeprowadzonym na potrzeby niniejszej analizy w 2011 r., zamiast 

o przeciwwskazania do stosowania innych opcji terapeutycznych, respondentów pytano wprost jaki 

jest odsetek pacjentów z PTH > 500 pg/ml kwalifikowanych jest do programu dla cynakalcetu. 

Mediana z uzyskanych odpowiedzi wyniosła 33% i taką teŜ wartość uwzględniono w analizie.  

Zmiana kryteriów kwalifikacji po konsultacjach z Ministerstwem Zdrowia oraz konsultantem 

krajowym spowodowała jednak, Ŝe takie podejście do szacowania liczebności populacji docelowej 

nie jest do końca prawidłowe. W miejsce kryterium „przeciwwskazania do zastosowania innych 

opcji terapeutycznych” wpisano kryterium „niepowodzenie po uprzednio stosowanej terapii”. W 

takim kontekście wykorzystanie odsetka wyznaczonego z ankiety nie jest poprawne. W badaniu 

przeprowadzonym w 2009 roku pytano lekarzy o odsetek pacjentów leczonych aktywnymi 

metabolitami witaminy D i/lub preparatami wapnia, u których zachodzi konieczność zmiany terapii – 

odsetek ten wyniósł 35%. Wartość taką przyjęto jako oszacowanie odsetka osób spełniających 

kryterium „niepowodzenie po uprzednio stosowanej terapii”, jest ona nieznacznie wyŜsza od 

odsetka osób z przeciwwskazaniami do innych opcji terapeutycznych, opisanego wcześniej. 

Ze względu na znaczną niepewność związaną z oszacowaniem odsetka pacjentów 

z niepowodzeniem po uprzednio stosowanej terapii, wpływ tego parametru na wyniki analizy został 

zobrazowany w jednokierunkowej analizie wraŜliwości. Jako skrajne wartości przyjęto 30% dla 

wariantu minimalnego oraz 40% dla wariantu maksymalnego (Tabela 26). 

Tabela 26.  
Odsetek osób z niepowodzeniem po uprzednio stosowanej terapii 

Parametr Scenariusz podstawowy 
Analiza wraŜliwości, 
wariant minimalny 

Analiza wraŜliwości, 
wariant maksymalny 

Odsetek osób z przeciwwskazaniami 
do innych opcji terapeutycznych 

35% 30% 40% 

 



Analiza wpływu na budŜet. Parykalcytol i.v. w leczeniu wtórnej nadczynności przytarczyc u hemodializowanych pacjentów w 5. stadium przewlekłej choroby nerek 

 HTA Consulting 2012 (www.hta.pl) Strona 57 

Poziom fosfatazy alkalicznej 

PodwyŜszony poziom fosfatazy alkalicznej (AP) w surowicy jako kryterium kwalifikacji do programu 

lekowego dla parykalcytolu pojawiło się w projekcie programu uzgodnionego z Ministerstwem 

Zdrowia i krajowym konsultantem – w projekcie programu lekowego stanowiącego załącznik do 

wniosku refundacyjnego kryterium takie nie występowało. W badania ankietowych stanowiących 

źródło danych w niniejszej analizie – zarówno z 2009 jaki 2011 roku – nie zbierano danych 

dotyczących tego parametru. RównieŜ w raportach o stanie leczenia nerkozastępczego nie 

przedstawiono informacji dotyczących poziomu fosfatazy alkalicznej u pacjentów 

hemodializowanych. Badania kliniczne uwzględnione w analizie efektywności klinicznej były 

jedynym źródłem na podstawie którego moŜna było podjąć próbę oszacowania odsetka pacjentów 

spełniających kryterium „podwyŜszonej powyŜej górnego zakresu normy aktywności fosfatazy 

alkalicznej w surowicy”. Spośród 10 badań oceniających cynakalcet w porównaniu z placebo w 

Ŝadnym nie podano danych dotyczących poziomu AP, informacje takie podano w 4 z 6 badań 

oceniających parykalcytol w porównaniu z placebo, a takŜe w badaniu IMPACT SHPT (Tabela 27). 

Spośród badań w których zaprezentowano odpowiednie dane, jedynie w IMPACT SHPT poziom 

AP był uwzględniony w kryteriach włączenia – do badania włączano pacjentów, u których AP ≥ 40 

IU/L. 

Tabela 27.  
Wyjściowy poziom fosfatazy alkalicznej w badaniach klinicznych 

Badanie Wyjściowy poziom AP [IU/L] 

PAR vs PLC 

Moe 2001 93,9 (25,7) vs 95,3 (37,7) 

STD_35  141,7 (106,3) vs 113,9 (28,6) 

STD_36 148,0 (145,9) vs 123,8 (59,5) 

STD_37 176,4 (94,2) vs 362,4 (307,7) 

PAR vs CIN 

IMPACT SHPT 111,2 (49,4) vs 123,8 (51,2) 

 

Zakres norm dla AP jest bardzo zróŜnicowany, w róŜnych źródłach górna granica normy wynosi 

70 IU/L [38, 39], 100 IU/L [40], 120 IU/L [41], 131 IU/L [42],147 IU/L [43], 160 IU/L [44], a nawet 

270 IU/L [3]. W badaniach klinicznych, w których podano wartości AP, nie przedstawiono norm dla 

zastosowanych metod pomiaru. 

Bazując na danych z powyŜszych badań i zakładając rozkład normalny dla AP, wyznaczono 

odsetek osób z AP powyŜej górnej granicy normy, dla róŜnych wartości granicznych. Wyniki 

przedstawiono w kolejnej tabeli (Tabela 28). 
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Tabela 28.  
Odsetek pacjentów z AP powyŜej górnej granicy normy 

Odsetek pacjentów z AP powyŜej granicznego poziomu [IU/L] 
Badanie 

Średnia 
[IU/L] 

Odchylenie 
[IU/L] 

70 100 120 131 147 160 

Moe 2001 94 26 82% 41% 16% 8% 2% 1% 

STD_35  142 106 75% 65% 58% 54% 48% 43% 

STD_36 148 146 70% 63% 58% 55% 50% 47% 

STD_37 176 94 87% 79% 72% 68% 62% 57% 

IMPACT 
SHPT 

111 49 80% 59% 43% 34% 23% 16% 

 

Na podstawie dostępnych danych nie jest moŜliwe wiarygodne oszacowanie odsetka pacjentów z 

podwyŜszoną aktywnością fosfatazy alkalicznej. W związku z powyŜszym w analizie nie 

uwzględniono tego kryterium kwalifikacji, potencjalnie przeszacowując liczebność populacji 

kwalifikującej się do programu lekowego dla parykalcytolu. 

Dane sprzedaŜowe 

Próby oszacowania populacji docelowej moŜna dokonać równieŜ na podstawie rzeczywistej 

sprzedaŜy cynakalcetu i parykalcytolu. Otrzymane od Zamawiającego dane sprzedaŜowe 

przedstawiają sprzedaŜ tych substancji w Polsce, Czechach i na Słowacji (Tabela 29). Nie 

uzyskano informacji o zasadach finansowania cynakalcetu i parykalcytolu na Słowacji; w Czechach 

cynakalcet jest finansowany u następujących grup pacjentów: 

• pacjenci dializowani z powodu wtórnej nadczynności przytarczyc, u których iPTH przekracza 

450 pg/ml, a iloczyn wapniowo-fosforanowy przekracza 4,4 mmol/l; po wyczerpaniu innych 

opcji terapeutycznych; 

• niekontrolowana wtórna nadczynność przytarczyc, w przypadku gdy nie jest moŜliwe 

przeprowadzenie zabiegu usunięcia przytarczyc; 

• hiperkalcemia u pacjentów z nowotworem gruczołów przytarczycznych. 

Parykalcytol w postaci roztworu do wstrzykiwań finansowany jest u pacjentów z przerostem 

gruczołów przytarczycznych (udokumentowanym badaniem sonograficznym) oraz efektywnością 

hemodializy (wskaźnik Kt/V powyŜej 1,2), u których obserwuje się przynajmniej jedno z poniŜszych: 

• iPTH utrzymuje się powyŜej 450 pg/ml po 3 miesiącach terapii kalcytriolem; 

• poziom wapnia utrzymuje się powyŜej 2,7 mmol/l lub poziom fosforu utrzymuje się powyŜej 

2,5 mmol/l lub poziom iloczynu wapniowo-fosforanowy utrzymuje się powyŜej 65 mg2/dl2; po 

terapii kalcytriolem; 

• występują zwapnienia pozakostne. 

Zakres finansowania cynakalcetu w Czechach róŜni się od kryteriów włączenia do polskiego 

terapeutycznego programu zdrowotnego. W szczególności w Czechach cynakalcet jest 
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finansowany juŜ u pacjentów z poziomem iPTH 450 pg/ml (w Polsce od 500 pg/ml), ponadto 

występuje kryterium dotyczące poziomu iloczynu wapniowo-fosforanowego, które nie zostało 

uwzględnione w PL „Leczenie wtórnej nadczynności przytarczyc u pacjentów dializowanych” 

Dodatkowo, w Czechach cynakalcet finansowany jest jeszcze u dwóch innych grup pacjentów. 

Zakładając, Ŝe grupy pacjentów z niekontrolowaną nadczynnością przytarczyc i nowotworem 

gruczołów przytarczycznych są mało liczne i biorąc pod uwagę stosunek liczebności populacji 

Polski do populacji Czech oraz fakt, Ŝe spośród osób z iPTH powyŜej 450 pg/ml ok. 84% ma iPTH 

powyŜej 500 pg/ml (Tabela 25), sprzedaŜ cynakalcetu w Czechach w 2009 roku wskazuje na ok. 

1,3 razy większą populację leczonych w porównaniu do Polski, niemniej jednak naleŜy wziąć pod 

uwagę, Ŝe w 2009 roku stosowanie cynakalcetu w Polsce było ograniczone do pacjentów 

hospitalizowanych, a sprzedaŜ cynakalcetu w Polsce w pierwszej połowie 2010 roku, po 

wprowadzeniu terapeutycznego programu zdrowotnego, wyniosła 2/3 sprzedaŜy za cały rok 2009. 

Populacja Słowacji jest około dwukrotnie mniejsza niŜ populacja Czech, równocześnie sprzedaŜ 

cynakalcetu na Słowacji w 2009 roku wynosiła prawie tyle, co sprzedaŜ w Polsce. Ze względu na 

brak informacji o zasadach finansowania cynakalcetu na Słowacji nie jest moŜliwe dalsze 

przeprowadzenie analizy danych z tego państwa. 

Ze względu na znaczne ograniczenia danych sprzedaŜowych: róŜnice w zasadach refundacji 

między Polską a Czechami oraz brak informacji o kryteriach refundacji na Słowacji, nie jest 

moŜliwe oszacowanie liczebności populacji na podstawie danych sprzedaŜowych. 

Tabela 29.  
Dane sprzedaŜowe IMS wyraŜone w mg/µg 

Parametr 2005 2006 2007 2008 2009 2010* 

Cynakalcet 

Polska [mg] 0 95 760 460 320 473 760 4 347 000 2 903 040 a 

Czechy [mg] 0 0 28 560 219 240 1 807 680 - 

Słowacja [mg] 26 880 869 400 1 746 360 2 844 240 4 083 240 - 

Parykalcytol 

Czechy [µg] 19 650 175 875 258 375 351 175 384 025 - 

Słowacja [µg] b 0 27 550 141 100 224 850 400 936 - 

a) dane za okres od stycznia do czerwca 2010; b) uwzględniona sprzedaŜ parykalcytolu w postaci kapsułek 

Dane NFZ 

Analizie poddano równieŜ informacje zawarte w komunikatach NFZ dotyczących wartości 

wykonanych świadczeń dla substancji czynnych wykorzystywanych w programach 

terapeutycznych i chemioterapii za 2011 rok oraz za okres od stycznia do kwietnia 2012 roku [45, 

46]. Dane dotyczące wartościowego i ilościowego zuŜycia cynakalcetu w analizowanym okresie 

przedstawiono w kolejnej tabeli (Tabela 30). 
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Tabela 30.  
Dane NFZ dotyczące zuŜycia cynakalcetu 

ZuŜycie cynakalcetu 
Okres 

Wartościowo Ilościowo 

Dzienna dawka Pacjentolata 

2011 23 408 139 zł 28 202 577 mg 1 288 

I–IV 2012 7 897 587 zł 9 515 165 mg 

60 mg 

1 303 

 

Dane o refundacji cynakalcetu wskazują na sprzedaŜ leku odpowiadającą ok. 1 300 pacjentolatom 

terapii. Liczba pacjentolat będzie mniejsza niŜ liczba pacjentów faktycznie kwalifikowanych i 

leczonych w programie lekowym, co wynika z faktu wykluczania pacjentów z programu, 

niestosowania się do zaleceń lekarza (niskie compliance) czy umieralności – nie kaŜdy pacjent 

przyjmuje 365 dawek leku w ciągu roku. RozbieŜności mogą powstać takŜe w wyniku róŜnic 

między załoŜoną dawką a dawką rzeczywistą. Liczbę pacjentów kwalifikujących się do programu 

lekowego dla cynakalcetu oszacowano na 1,8-2,0 tys. osób.  

Analizie poddano równieŜ informacje zawarte w Sprawozdaniu z działalności NFZ za II kwartał 

2011 r. [32] dotyczące liczby pacjentów leczonych w ramach programu terapeutycznego „Leczenia 

wtórnej nadczynności przytarczyc u pacjentów hemodializowanych” oraz zuŜycia cynakalcetu 

związanego z prowadzeniem programu (szczegóły w Tabela 30). 

Tabela 31.  
Liczba osób leczonych w ramach TPZ cynakalcetu oraz zuŜycie leku 

Komórka organizacyjna 
Liczba wykonanych świadczeń 
w poszczególnych zakresach 

Liczba osób 

Poradnia nefrologiczna 1 244 772 218 

Oddział chorób wewnętrznych 83 160 15 

Oddział nefrologiczny 2 281 746 453 

Oddział nefrologiczny dla dzieci 48 996 15 

Stacja dializ 8 490 904 1907 

Oddział anestezjologii i intensywnej terapii 6 720 2 

 

Przedstawione w powyŜszej tabeli dane nie umoŜliwiają jednoznacznego oszacowania liczby 

pacjentów objętych programem terapeutycznym cynakalcetu. Liczba ta mogła wynieść 

maksymalnie 2 610, przy załoŜeniu, Ŝe raportowane dla poszczególnych jednostek 

organizacyjnych dane dotyczą róŜnych pacjentów (Ŝadnemu z pacjentów lek nie był podawany 

w więcej niŜ jednej komórce organizacyjnej). Z drugiej strony, biorąc pod uwagę, Ŝe do programu 

terapeutycznego cynakalcetu mogą być włączani wyłącznie pacjenci dializowani, reprezentatywną 

dla liczby pacjentów objętych programem wydaje się być liczba pacjentów, którym lek podawany 

był w czasie pobytu w stacji dializ (pacjenci otrzymujący lek w innych komórkach organizacyjnych, 

otrzymywali lek prawdopodobnie równieŜ podczas dializ). Przy takich załoŜeniach, liczba 
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pacjentów leczonych w ramach programu terapeutycznego cynakalcetu w okresie styczeń-

czerwiec 2011 r. wyniosłaby 1 907. 

Innym ograniczeniem zaprezentowanych w Tabela 30 danych jest fakt, Ŝe uwzględniają one 

wszystkich pacjentów, którzy otrzymywali cynakalcet bez względu na okres przez jaki pacjenci ci 

przyjmowali lek, a więc równieŜ takich, których leczenie trwało stosunkowo krótko (z róŜnych 

przyczyn). Dane te wskazują zatem ilu róŜnych pacjentów było leczonych w ramach programu 

terapeutycznego w okresie styczeń-czerwiec 2011 r., nie pokazują natomiast przeciętnej liczby 

pacjentów objętych programem we wspomnianym okresie. Średnia dzienna dawka cynakalcetu 

przypadająca na pacjenta, zakładając, Ŝe kaŜdy z pacjentów leczony był przez cały uwzględniony 

w sprawozdaniu okres wynosi ok. 26 mg (przyjmując, Ŝe liczba pacjentów wynosiła 2 610) oraz 

ok.35 mg (przyjmując, Ŝe liczba pacjentów wynosiła 1 907). Oszacowane dawki leków są znacznie 

niŜsze niŜ średnie dawki uwzględnione w niniejszej analizie, co moŜe wynikać np. z niskiego 

compliance. 

Podsumowując, informacje przedstawione w Sprawozdaniu z działalności NFZ za II kwartał 2011 r. 

nie dostarczają danych odpowiednich do oszacowania liczebności populacji refundacyjnej. 

12.1.3. Synteza danych 

Liczebność populacji docelowej wyznaczono na podstawie danych opisanych w poprzednich 

rozdziałach, w oparciu o kryteria włączenia do terapeutycznego programu zdrowotnego. Prognoza 

liczebności na lata 2013-2015 przebiegała w następujących etapach: 

1. Na podstawie danych o liczbie pacjentów hemodializowanych prognozowano metodą regresji 

liniowej liczbę pacjentów ze schyłkową chorobą nerek i przewlekle hemodializowanych w latach 

2013-2015 (Tabela 23). 

2. Wśród osób przewlekle hemodializowanych wyodrębniono grupę pacjentów z iPTH powyŜej 

500 pg/ml, o których równocześnie załoŜono, Ŝe mają wtórną nadczynność przytarczyc. 

3. Na podstawie danych o odsetku osób z niepowodzeniem po uprzednio stosowanej terapii i 

liczbie osób przewlekle hemodializowanych z iPTH > 500 pg/ml wyznaczono liczebność 

populacji docelowej (liczbę osób kwalifikującą się do programu lekowego).  

Schemat obliczeń liczebności populacji docelowej przedstawiono w Tabela 32. 
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Tabela 32.  
Prognoza populacji docelowej dla parykalcytolu na lata 2012–2014 

Parametr 2013 2014 2015 

Liczba pacjentów przewlekle hemodializowanych 19 154 20 040 20 925 

Odsetek pacjentów z iPTH > 500 pg/ml wśród 
pacjentów dializowanych 

29,5% 

Liczba pacjentów przewlekle hemodializowanych z 
iPTH > 500 pg/ml 

5 650 5 912 6 173 

Odsetek pacjentów na terapii standardowej u 
których zachodzi konieczność zmiany terapii 

35% 

Liczba osób kwalifikująca się do programu 
zdrowotnego (populacja docelowa) 

1 978 2 069 2 161 

 


