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STRESZCZENIE

Cel

Celem analizy racjonalizacyjnej jest przedstawienie rozwigzan dotyczgcych refundacji lekow, ktérych wdrozenie
spowoduje uwolnienie $rodkéw finansowych w wysokosci odpowiadajgcej co najmniej wzrostowi kosztow,
wynikajgcemu z analizy wptywu na budzet ptatnika publicznego, dotyczacej refundacji preparatu Revolade
(eltrombopag) w ramach programu lekowego ,leczenie dorostych chorych na pierwotng matoptytkowosé

immunologiczng produktem leczniczym Revolade (eltrombopag)” zgodnie z projektem tego programu [1].
Metodyka

Analiza racjonalizacyjna odnosi sie do wynikow analizy wpltywu na budzet refundacji eltrombopagu, przy
zatozeniu, ze bedzie on finansowany ze $rodkéw publicznych w ramach programu lekowego ,leczenie dorostych

chorych na pierwotng matoptytkowos$¢ immunologiczng produktem leczniczym Revolade (eltrombopag)”.

Na podstawie odnalezionych doniesien z rynku farmaceutycznego przedstawiono rozwigzanie, ktérego

wprowadzenie _ spowoduje oszczednosci w ramach budzetu na refundacje pozwalajacych
pokry¢ koszty refundacji eltrombopagu.

Proponowanym rozwigzaniem jest finansowanie ze rodkéw publicznych |GG

Wyniki

Decyzja o refundacji eltrombopagu ze srodkéw publicznych spowoduje
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Analiza racjonalizacyjna. Eltrombopag (Revolade) w leczeniu opornych postaci pierwotnej matoptytkowosci immunologicznej u pacjentéw po niepowodzeniu splenektomii

PROBLEM ZDROWOTNY

Pierwotna matoptytkowosé immunologiczna (ITP) jest chorobg autoimmunologiczng, ktéra
charakteryzuje sie zmniejszeniem liczby ptytek krwi (trombocytopenia) ponizej 150 x 10,
wystepowaniem krwawien Sluzéwkowo-skornych, od tagodnych do zagrazajgcych zyciu, oraz
sktonnoscig do pojawiania sie zasinien (purpura, plamica) lub wylewdw krwi poza kapilary skorne i
btony $luzowe. Choroba spowodowana jest obecnoscig autoprzeciwciat skierowanych przeciwko

ptytkom krwi, ktére przyspieszajg ich niszczenie. [2]

Dane epidemiologiczne dotyczace wystepowania i rozpowszechnienia ITP nie sg jednoznaczne.
Wedlug podrecznika ,Choroby wewnetrzne” (red. Prof. A. Szczeklik) [3] szacowana zapadalnos¢ na
pierwotng matoptytkowos¢ immunologiczng wsréd dorostych wynosi od 3,2 do 6,6 przypadkéw na
100 000 os6b rocznie. W pracy Schoonen 2009 [4] zapadalno$¢ na ITP oszacowano na 3,8 pacjentéw
na 100 000 PY (pacjento-lata). Natomiast w opublikowanym przegladzie systematycznym badan
epidemiologicznych (Abrahamson 2009 [5]) ustalono, ze zapadalno$¢ wynosi od 1,6 do 2,68 na
100 000 osdb rocznie, natomiast rozpowszechnienie szacuje sie w granicach od 9,5 do 23,6 chorych
na 100 000 dorostych. W jedynej odnalezionej publikacji poruszajgcej problem epidemiologii ITP
w Polsce [6], zapadalnos¢ na ITP oszacowano na 3,5/100 000 oséb (obliczenia uwzgledniaty zaréwno

dorostych, jak i dzieci).

W analizie wptywu na system ochrony zdrowia liczebno$é populacji docelowej dla ocenianego
programu lekowego oszacowana zostata na ok. || ||

I Strona 5
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OCENIANA INTERWENCJA

Eltrombopag jest drobnoczasteczkowym, doustnym agonistg receptora dla trombopoetyny, ktéry
oddziatuje na przezbtonowg domene ludzkiego TPO-R i inicjuje kaskady sygnatowe podobne, lecz nie
identyczne, do kaskad wyzwalanych przez endogenng trombopoetyne, indukujgc proliferacje i

réznicowanie megakariocytow z komorek progenitorowych w szpiku kostnym. [8]

Produkt leczniczy Revolade zostat zarejestrowany do stosowania u dorostych pacjentéw z pierwotng
matoptytkowoscig immunologiczng, u kitérych wykonano splenektomie i ktérzy wykazuja
niedostateczng odpowiedz na inne sposoby leczenia (np. terapia kortykosteroidami,
immunoglobulinami). Produkt Revolade mozna zastosowac, jako leczenie drugiego rzutu u dorostych

pacjentéw, u ktérych nie wykonano splenektomii i u ktérych operacja ta jest przeciwwskazana.

Produkt Revolade jest wskazany u dorostych pacjentéw z przewlektym wirusowym zapaleniem
watroby typu C (WZW C) w celu leczenia matoptytkowosci, gdy stopien matoptytkowosci jest gtdwnym
czynnikiem uniemozliwiajgcym rozpoczecie lub ograniczajgcym mozliwo$ci kontynuowania optymalnej

terapii opartej na interferonie. [8]

Leczenie eltrombopagiem powinno by¢ prowadzone pod nadzorem lekarza z doswiadczeniem
zakresie hematologii. Dawkowanie eltrombopagu musi by¢ dostosowane indywidualnie, w zaleznosci
od liczby ptytek krwi u pacjenta. Celem leczenia eltrombopagiem nie powinna by¢ normalizacja liczby
ptytek krwi, ale utrzymanie ich liczby powyzej poziomu ryzyka krwotocznego (>50 000/ul). Lek
podawany jest doustnie. W terapii pacjentdw z matoptytkowoscig zalecana dawka poczatkowa
eltrombopagu wynosi 50 mg raz na dobe. W przypadku pacjentéw pochodzenia
wschodnioazjatyckiego leczenie eltrombopagiem nalezy rozpoczyna¢ od zmniejszonej dawki 25 mg

raz na dobe. Nie nalezy przekracza¢ maksymalnej dawki 75 mg na dobe. [8]
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UZASADNIENIE UTWORZENIA ODREBNEJ GRUPY LIMITOWEJ

Zgodnie z brzmieniem art. 15 ust. 2 ustawy z dnia 11 maja 2011 roku o refundacji dopuszczalne jest
utworzenie odrebnej grupy limitowej dla eltrombopagu (preparat Revolade) w sytuacji, gdy nie zostaja

spetnione opisane w tym artykule warunki:

1. Posiadanie tej samej nazwy miedzynarodowej albo innej nazwy miedzynarodowej, przy spetnieniu
warunku podobnego dziatania terapeutycznego i zblizonego mechanizmu dziatania.
2. Podobna skutecznosc.

Réwnoczesnie nalezy wzigé po uwage brzmienie ustepu 3 tego samego artykutu, ktéry daje
mozliwos¢ Radzie Przejrzystosci wydania opinii o kwalifikacji do wspdlnej grupy limitowe;,
w przypadku, gdy podobny efekt zdrowotny lub podobny dodatkowy efekt zdrowotny uzyskiwany jest

pomimo odmiennych mechanizméw dziatania lekéw.

Eltrombopag jest lekiem innowacyjnym, charakteryzujgcym sie w stosunku do obecnie refundowanych
lekéw w opornej na leczenie matoptytkowosci:

e inng nazwg miedzynarodowa,

e innym mechanizmem dziatania (inhibitor trombopoetyny),

¢ inng droga podania (w odniesieniu do wybranych terapii),

e innymi wskazaniami do stosowania — obecnie refundowane interwencje majg wskazania
szersze niz eltrombopag (z wytgczeniem terapii pacjentow z WZW-C, wskazanie nie jest
przedmiotem analizy) lub stosowane sg w populacji docelowej poza wskazaniami
rejestracyjnymi,

e wyzszg skutecznoscig w zakresie podniesienia liczby ptytek krwi i zmniejszenia liczby krwawien.

Dowody naukowe zebrane i opracowane w analizie klinicznej wskazujg na wysokg skutecznosc¢ terapii
eltrombopagiem w leczeniu pacjentéw z matoptytkowoscia oporng na leczenie i potwierdzajg

argumentacje za utworzeniem odrebnej grupy limitowej dla eltrombopagu.
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4. WYDATKI PLATNIKA PUBLICZNEGO NA ELTROMBOPAG W
POPULACJI DOCELOWEJ

Ponizej przedstawiono wielko$¢ prognozowanych wydatkéw ptatnika wynikajgcych z finansowania ze
srodkéw publicznych eltrombopagu w populaciji pacjentéw po niepowodzeniu splenektomii w ramach
programu lekowego. Szczegdtowe zasady przeprowadzenia obliczen wraz z zatozeniami analizy

przedstawiono w analizie wptywu na system ochrony zdrowia [7].

Tabela 1.
Wyniki analizy wptywu na budzet w ramach budzetu na refundacje

Kategoria

Wydatki w scenariuszu aktualnym*

Wydatki w scenariuszu
prognozowanym

Wydatki inkrementalne

Wydatki w scenariuszu
prognozowanym

Wydatki inkrementalne
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PROPONOWANE OSZCZEDNOSCI

Celem opracowania jest przedstawienie rozwigzan dotyczacych refundacji lekéw, sSrodkow
spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobow medycznych, ktérych wdrozenie
spowoduje uwolnienie $rodkéw publicznych w wielkosci odpowiadajgcej co najmniej wzrostowi
kosztdw wynikajacemu z analizy wptywu na budzet ptatnika publicznego, dotyczgcej finansowania
w Polsce ze srodkéw publicznych preparatu Revolade® (eltrombopag) u pacjentéw po niepowodzeniu

splenektomii.

Analiza racjonalizacyjna odnosi sie do wynikéw analizy wptywu na budzet refundacji eltrombopagu,
przy zatozeniu, ze bedzie on finansowany ze srodkéw publicznych w ramach programu lekowego.
Finansowanie tego preparatu Revolade w terapii opornych postaci pierwotnej matoptytkowosci
wigzatoby sie z dodatkowymi wydatkami pfatnika publicznego w ramach budzetu na refundacje,
dlatego w analizie rozwazono rozwigzanie systemowe majgce na celu zrownowazenie wzrostu

wydatkéw ptatnika na terapie eltrombopagiem.

Analize racjonalizacyjng przeprowadzono w dwuletnim horyzoncie czasowym, wskazujgc mozliwosé
uwolnienia srodkéw finansowych pozwalajgcych pokry¢ dodatkowe koszty zwigzane z refundacja

eltrombopagu.
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PODSUMOWANIE

Prognozowany wzrost wydatkéw na refundacje lekow w latach [l zwiazany z pozytywna

decyzja refundacyjna dla eltrombopagu wynosi ok. ||| G

Tabela 3.
Podsumowanie wynikéw analizy racjonalizacyjnej

Wydatki inkrementalne na refundacje lekéw - eltrombopag

Bilans
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ZGODNOSC Z MINIMALNYMI WYMAGANIAMI

Tabela 4.

Wskazanie spetnienia minimalnych wymagan Rozporzgdzenia Ministra Zdrowia z dn.

racjonalizacyjnej

02.04.2012 r. dla analizy

Wymaganie Rozdziat/Strona/Tabela
§2.
Informacje zawarte w analizach muszg by¢ aktualne na dzien ztozenia wniosku, co
najmniej w zakresie skutecznosci, bezpieczeristwa, cen oraz poziomu i sposobu Rozdz. 0, [7]
finansowania technologii wnioskowanej i technologii opcjonalnych.
§ 7.1 Analiza racjonalizacyjna zawiera:
przedstawienie rozwigzan, o ktérych mowa w art. 25 pkt 14 lit. c tiret czwarte oraz w
art. 26 pkt 2 lit. j ustawy wraz z oszacowaniami dowodzgcymi zasadnosci tych Rozdz. 5
rozwigzan
zestawienie tabelaryczne wartosci, na podstawie ktérych dokonano oszacowan (...) Rozdz. 5
wyszczegolnienie wszystkich zatozen, na podstawie ktérych dokonano oszacowan Rozdz. 5

)

dokument elektroniczny, umozliwiajgcy powtoérzenie wszystkich kalkulacji, w wyniku
ktorych uzyskano oszacowania (...)

Dokument stanowi
zatgcznik do analizy

§7.2
Jezeli rozwigzania, o ktérych mowa w ust. 1 pkt 1, obejmujg tworzenie odrebnych grup
limitowych dla refundowanych technologii, analiza racjonalizacyjna zawiera wskazanie Rozdz. 0
dowodéw, o ktérych mowa w art. 15 ust. 3 pkt 1 i 3 ustawy.

§7.3
Jezeli rozwigzania, o ktéorych mowa w ust. 1 pkt 1, obejmujg kwalifikacje
refundowanych technologii do wspdinej grupy limitowej, analiza racjonalizacyjna Nie dotvcz
zawiera wskazanie dowodow spetnienia kryteriow, o ktérych mowa w art. 15 ust. 2 yezy
ustawy i wymogu, o ktérym mowa w art. 15 ust. 3 pkt 2 ustawy.
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