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W dniu 18 sierpnia 2014 r. analiza ekonomiczna została zaktualizowana w części 

dotyczącej kosztów w związku z wydaniem Obwieszczenia Ministra Zdrowia z dnia 

24 czerwca 2014 r. w sprawie wykazu refundowanych leków, środków spożywczych 

specjalnego przeznaczenia żywieniowego oraz wyrobów medycznych. Zmiany 

wykonano względem analizy w wersji z 6 marca 2014 r. 

W dniu 6 marca 2014 r. analiza ekonomiczna została zaktualizowana w części 

dotyczącej kosztów w związku z wydaniem Obwieszczenia Ministra Zdrowia z dnia 

24 lutego 2014 r. w sprawie wykazu refundowanych leków, środków spożywczych 

specjalnego przeznaczenia żywieniowego oraz wyrobów medycznych na dzień 

1 marca 2014 r. Pierwotnie analiza została zakończona w dniu 16 grudnia 2013 r.  
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Indeks skrótów 
Skrót Objaśnienie 

AOTM Agencja Oceny technologii Medycznych 

CDAI ang. Crohn's Disease Activity Index – wskaźnik aktywności choroby Leśniowskiego-Crohna 

CH cena hurtowa 

ChLC Choroba Leśniowskiego-Crohna 

CH RSS cena hurtowa obniżona w ramach RSS 

CUR ang. cost-utility ratio – współczynnik kosztów-użyteczności 

CZN cena zbytu netto 

EQ-5D ang. European Quality of Life-5 Dimensions – Europejski kwestionariusz oceny jakości życia 

HBI ang. Harvey Bradshaw Index – wskaźnik aktywności Harvey’a Bradshawa 

HTA ang. health technology assessment – ocena technologii medycznych 

NFZ Narodowy Fundusz Zdrowia 

PCDAI ang. Pediatric Crohn's Disease Activity Index – pediatryczny wskaźnik aktywności choroby 
Leśniowskiego-Crohna 

PICO schemat: populacja, interwencja, komparator, punkty końcowe 

PKB Produkt Krajowy Brutto 

QALY ang. quality-adjusted life years – lata życia skorygowane o jakość 

RSS ang. risk sharing scheme – schemat podziału ryzyka 

UCZ urzędowa cena zbytu  
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Streszczenie 
C E L  I  Z A K R E S  

Analiza została przygotowana w celu określenia opłacalności stosowania w Polsce 

adalimumabu (Humira®) w leczeniu dzieci i młodzieży w wieku od 6 lat do ukończenia 

18 roku życia z ciężką postacią choroby Leśniowskiego-Crohna, w terapii 

finansowanej w ramach Programu lekowego leczenia choroby Leśniowskiego-

Crohna. Obecnie adalimumab nie jest finansowany przez płatnika publicznego we 

wnioskowanej populacji. Wnioskowane jest objęcie refundacją adalimumabu w 

dwóch prezentacjach leku Humira® (40 mg x 2) zawierającego w opakowaniu dwie 

ampułkostrzykawki po 40 mg adalimumabu każda lub dwie fiolki po 40 mg 

adalimumabu każda. Na podstawie Analizy klinicznej za komparator wybrano 

infliksymab. 

M E T O D Y K A  

Analiza została wykonana z perspektywy wspólnej oraz z perspektywy płatnika 

publicznego, które w przypadku tej analizy są tożsame i dają identyczne wyniki 

opłacalności, z uwagi na brak udziału chorych w kosztach terapii. 

Analiza została wykonana w dwóch wariantach bez/z proponowanym RSS, 

zmniejszającym koszt adalimumabu. 

Oszacowanie efektów zdrowotnych badanych interwencji oparto na wynikach 

przeglądu systematycznego badań klinicznych, przeprowadzonego w ramach Analizy 

klinicznej. Nie odnaleziono badań, pozwalających na bezpośrednie lub pośrednie 

porównanie terapii adalimumabem z terapią infliksymabem.  

Wyniki zdrowotne porównywanych terapii przedstawiono w postaci QALY. Iloraz  

oszacowanych kosztów stosowania porównywanych technologii medycznych i 

uzyskanych efektów zdrowotnych przedstawiono w postaci współczynnika CUR, dla 

każdej terapii. Zastosowanie takiego podejścia analitycznego należy uznać za 

zgodne ze sposobem postępowania, wskazanym w Ustawie refundacyjnej oraz 

Rozporządzeniu w sprawie minimalnych wymagań. Zgodnie z wymogami 

określonymi w wyżej wskazanym Rozporządzeniu w sprawie minimalnych wymagań 

dodatkowo opracowano analizę kosztów-konsekwencji. 
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WNIOSKI 

            

         

   Skuteczność adalimumabu została potwierdzona. 

Terapia adalimumabem jako jedyna ma potwierdzoną skuteczność w postaci ciężkiej 

i dlatego powinna być refundowana. 

         

         

          

           

       

          

          

             

         

          

       

 

         

           

             

          

           

         

 

Z uwagi na fakt, że terapia adalimumabem jest jedyną terapią z potwierdzoną 

skutecznością w rozpatrywanej populacji – chorych z postacią ciężką choroby 

Leśniowskiego-Crohna oraz z uwagi na fakt, że w zależności od źródła 

wykorzystanych danych adalimumab może wykazywać podobną lub znacząco niższą 
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opłacalność w populacji chorych z postacią umiarkowaną-ciężką choroby (zbliżoną 

do rozpatrywanej populacji) bez możliwości stwierdzenia lub wykluczenia istotności 

statystycznej różnicy opłacalności – objęcie refundacją terapii adalimumabem jest 

zasadne.  
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1. Cel i zakres analizy ekonomicznej 
Analiza została przygotowana w celu określenia opłacalności stosowania w Polsce 

adalimumabu (Humira®) w leczeniu dzieci i młodzieży w wieku od 6 lat do ukończenia 

18 roku życia z ciężką postacią choroby Leśniowskieg-Crohna (ChLC), w terapii 

finansowanej w ramach Programu lekowego leczenia choroby Leśniowskiego-

Crohna (zwanego dalej Programem lekowym). Obecnie terapia adalimumabem nie 

jest finansowana przez płatnika publicznego we wnioskowanej populacji. 

Wnioskowane jest objęcie refundacją adalimumabu w dwóch prezentacjach leku 

Humira® (40 mg x 2) zawierającego w opakowaniu dwie ampułkostrzykawki po 40 mg 

adalimumabu każda lub dwie fiolki po 40 mg adalimumabu każda. 

Analizę przeprowadzono zgodnie ze schematem PICO (populacja, interwencja, 

komparator, wyniki/punkty końcowe): 

• populacja: dzieci i młodzież w wieku od 6 lat do ukończenia 18 roku życia z 

ciężką postacią choroby Leśniowskiego-Crohna, u których wykazano brak 

odpowiedzi na leczenie żywieniowe jako terapię pierwotną lub na leczenie 

glikokortykosteroidami lub lekami immunosupresyjnymi lub innymi niż 

adalimumab inhibitorami TNF-alfa lub u których występują przeciwwskazania 

medyczne lub działania niepożądane takiego leczenia albo obecność przetok 

okołoodbytowych, które nie zagoiły się pod wpływem antybiotyków i leczenia 

chirurgicznego  

w połączeniu z leczeniem immunosupresyjnym, niezależnie od nasilenia 

aktywności choroby; 

• interwencja: adalimumab; 

• komparator: infliksymab; 

•            
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Szczegółowe uzasadnienie wyboru komparatora oraz pełną charakterystykę 

ocenianych interwencji przedstawiono w Analizie klinicznej [11]. Analiza 

ekonomiczna została oparta na wynikach zaczerpniętych z Analizy klinicznej, 

dotyczących skuteczności i bezpieczeństwa porównywanych interwencji w 

analizowanym wskazaniu. W ramach Analizy klinicznej nie odnaleziono badań, które 

umożliwiłyby bezpośrednie lub pośrednie porównanie skuteczności leczenia 

adalimumabem i infliksymabem. W związku z powyższym przedstawiono zestawienie 

wyników opłacalności leczenia adalimumabem i infliksymabem w rozpatrywanym 

wskazaniu. 

2. Strategia analityczna 
W ramach niniejszej analizy opracowano model deterministyczny w programie 

Microsoft Excel 2010 (model wykonany de novo).  

Zgodnie z Rozporządzeniem Ministra Zdrowia z dnia 2 kwietnia 2012 r. w sprawie 

minimalnych wymagań, jakie muszą spełniać analizy uwzględnione we wnioskach  

o objęcie refundacją i ustalenie urzędowej ceny zbytu oraz o podwyższenie 

urzędowej ceny zbytu leku, środka spożywczego specjalnego przeznaczenia 

żywieniowego, wyrobu medycznego, które nie mają odpowiednika refundowanego  

w danym wskazaniu [23] (zwanym dalej Rozporządzeniem w sprawie minimalnych 

wymagań)       

          

          

  Zastosowanie takiego podejścia analitycznego 

należy uznać za zgodne ze sposobem postępowania wskazanym w Ustawie z dnia 

12 maja 2011 r. o refundacji leków, środków spożywczych specjalnego 

przeznaczenia żywieniowego oraz wyrobów medycznych (zwanej dalej Ustawą 

refundacyjną) [29] oraz Rozporządzeniu w sprawie minimalnych wymagań. Zgodnie z 

wymogami określonymi w wyżej wymienionym Rozporządzeniu w sprawie 

minimalnych wymagań dodatkowo opracowano analizę kosztów-konsekwencji. 

Modelowanie oparto na danych z badań odnalezionych w ramach Analizy klinicznej. 

Wyniki opłacalności zaprezentowano jako analizę podstawową, dla której następnie 

wykonano analizę wrażliwości. Dla wyników analizy podstawowej oraz analiz 
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wrażliwości wyznaczono cenę progową opakowań leku Humira® (gwarantującą 

opłacalność kosztową). 

3. Perspektywa 
Zgodnie z Rozporządzeniem w sprawie minimalnych wymagań [23] analiza została 

przeprowadzona w dwóch wariantach: z perspektywy podmiotu zobowiązanego do 

finansowania świadczeń ze środków publicznych (zgodnie z art. 14 Ustawy z dnia  

27 sierpnia 2004 roku o świadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze środków 

publicznych jest nim płatnik publiczny, czyli Narodowy Fundusz Zdrowia (NFZ) [30]) 

oraz z perspektywy wspólnej – obejmującej perspektywę podmiotu zobowiązanego 

do finansowania świadczeń ze środków publicznych oraz perspektywę 

świadczeniobiorcy (tj. chorego). W związku z tym, iż w terapiach adalimumabem i 

infliksymabem pacjent nie ponosi żadnych kosztów, wyniki przedstawione w 

niniejszej analizie są właściwe zarówno dla perspektywy wspólnej jak i dla 

perspektywy płatnika publicznego (perspektywy są tożsame). 

4. Horyzont czasowy 
Zgodnie z Wytycznymi Agencji Oceny Technologii Medycznych (AOTM) [1] horyzont 

czasowy analizy ekonomicznej powinien być wystarczająco długi, aby możliwa była 

ocena różnic między wynikami i kosztami ocenianej technologii medycznej oraz 

komparatorów.  
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5. Dyskontowanie 
W decyzji dotyczącej finansowania danej technologii medycznej należy uwzględnić 

koszty i efekty kliniczne, jakie będzie ona generowała w określonym horyzoncie 

czasowym. Zgodnie z teorią ekonomii, wartości przyszłe ponoszonych kosztów  

(i uzyskiwanych efektów zdrowotnych) nie są równe wartościom kosztów (ani 

uzyskiwanym efektom zdrowotnym) ponoszonych w chwili obecnej. W celu uniknięcia 

błędów wartości przyszłe należy wyrazić w wartościach teraźniejszych, czemu służy 

dyskontowanie. 

Zgodnie z Wytycznymi AOTM [1] w analizie opartej na deterministycznym modelu 

ekonomicznym przyjęto stopę dyskontową na poziomie 5% dla kosztów oraz 3,5% 

dla wyników zdrowotnych w przypadku modeli dla badań z horyzontem czasowym 

przekraczającym jeden rok. 

Ponadto w analizie wrażliwości (w przypadku modeli dla badań z horyzontem 

czasowym przekraczającym jeden rok) uwzględniono stopy dyskontowe na poziomie: 

5% dla kosztów i wyników zdrowotnych; 0% dla kosztów i wyników zdrowotnych; 0% 

dla wyników zdrowotnych i 5% dla kosztów.  
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6. Ocena wyników zdrowotnych 
Oceny wyników zdrowotnych dokonano w Analizie klinicznej [11] na podstawie 

odnalezionych w przeglądzie systematycznym badań. Modelowanie oparto głównie 

na publikacjach, przedstawiających dane w sposób najpełniejszy i najbardziej 

użyteczny dla modelowania efektów zdrowotnych. 

W analizie populację docelową tworzą chorzy z ciężką postacią choroby 

Leśniowskiego-Crohna. W przeglądzie systematycznym odnaleziono jedno badanie 

jednoramienne retrospektywne, pozwalające na ocenę skuteczności adalimumabu w 

leczeniu ciężkiej postaci choroby. Nie odnaleziono badania pozwalającego na 

wykonanie analogicznej oceny skuteczności dla infliksymabu. Z tego względu w 

analizie uwzględniono również wyniki badań, obejmujących populację z postacią 

umiarkowaną-ciężką (na podstawie tych badań nie było możliwości wyodrębnienia 

subpopulacji chorych z wyłącznie ciężką postacią choroby). 

6.1. Skuteczność kliniczna 
Skuteczność kliniczną w odnalezionych badaniach mierzono za pomocą: 

 wyniku w skali HBI, 

 remisji i odpowiedzi na leczenie definiowanej w skali PCDAI. 

6.1.1. Postać ciężka 
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6.2. Profil bezpieczeństwa 
W badaniach odnalezionych w przeglądzie systematycznym i włączonych do Analizy 

klinicznej - nie stwierdzono występowania ciężkich działań niepożądanych, które 

wymagałyby leczenia. 

6.3. Jakość życia 
Dane do jakości życia, według punktów końcowych określonych w Analizie klinicznej 

odnaleziono w badaniach:  

              

  

              

  

Stanom klinicznym chorych przyporządkowano wartości użyteczności w skali EQ-5D 

(ang. European Quality of Life-5 Dimensions). 

         

              

           

          

   

Wyniki skuteczności klinicznej, opisane we wcześniejszym rozdziale (Rozdział 6.1.1.) 

zostały przypisane do trzech stanów:  

 remisji (poniżej 4 punktów w skali HBI);  

 postaci umiarkowanej (4-8 punktów w skali HBI); 

 postaci ciężkiej (powyżej 8 punktów w skali HBI).  
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Wyniki skuteczności klinicznej opisanej we wcześniejszym rozdziale (Rozdział 6.1.1.) 

przypisano do trzech stanów:  

 remisji klinicznej; 

 odpowiedzi klinicznej; 

 braku odpowiedzi klinicznej (postać aktywna).  

            

         

         

          

          

 

7. Technika analityczna 
Zgodnie z Rozporządzeniem w sprawie minimalnych wymagań [23] w ramach analizy 

kosztów konsekwencji, w analizie ekonomicznej przedstawiono oszacowania 

kosztów stosowania technologii medycznych i związanych z nimi wyników 

zdrowotnych (wyrażonych poprzez QALY).  
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Przyjęcie takiego podejścia analitycznego należy uznać za zgodne ze sposobem 

postępowania wskazanym w Ustawie refundacyjnej [29]. 

8. Analiza kosztów 
W analizie uwzględniono koszty, odpowiadające zużyciu wszystkich istotnych 

zasobów, wynikających z zastosowania się pacjenta do aktualnie obowiązującej 

praktyki klinicznej w Polsce. Należą do nich koszty medyczne bezpośrednie: 

• koszty leków, 

• koszty podania leków, 

• koszty diagnostyki, kwalifikacji i monitorowania leczenia. 

Na podstawie publikacji włączonych do Analizy klinicznej [11] stwierdzono, że  

w przypadku stosowania obu technologii medycznych ciężkie działania niepożądane, 

dla których można wyznaczyć schematy leczenia nie występują częściej niż w 10% 

badanych przypadków. W związku z tym nie analizowano tej kategorii kosztów (koszt 

leczenia tych działań niepożądanych można uznać za nieznaczący, ponadto 

określenie sposobu leczenia działań niepożądanych obarczone jest niepewnością – 

związaną z często indywidualnym sposobem leczenia poszczególnych chorych, 

szacowanie tak nieznaczących kosztów leczenia działań niepożądanych nie 

wpłynęłoby na poprawę dokładności szacowanej wartości współczynnika CUR). 

8.1. Koszt leków 
Koszty leków wyznaczono na podstawie ich urzędowych cen zbytu przedstawionych 

w Wykazie refundowanych leków, środków spożywczych specjalnego przeznaczenia 

żywieniowego oraz wyrobów medycznych regulowanego Obwieszczeniem Ministra 

Zdrowia z dnia 24 czerwca 2014 r. [18]. Zgodnie z Ustawą refundacyjną [29] marża 

hurtowa wynosi 5% i tę wartość uwzględniono w analizie.  

Charakterystyka kosztowa preparatu Humira® została przedstawiona w poniższej 

tabeli. 
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Tabela 1. 
Charakterystyka kosztowa preparatu Humira® 

 
CZN [PLN] UCZ [PLN] CH [PLN] 

Humira®       
CH – cena hurtowa 
CZN – cena zbytu netto 
UCZ – urzędowa cena zbytu 
Źródło: opracowanie własne 

            

         

        

        

          

         

Tabela 2. 
Wpływ zapisów RSS na charakterystykę kosztową preparatu Humira® 

 
CH RSS [PLN] Pay-back [PLN] Całkowity koszt [PLN] 

Humira®     
CH RSS – cena hurtowa obniżona w ramach RSS 
Źródło: opracowanie własne 

      

 1        

          

         

          

 
     

        
  

 
 

         
         

         
Źródło: opracowanie własne 

8.2. Koszt podania leków 

                                                           
1
 Leki zawierają taką samą ilość substancji czynnej w opakowaniu 
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Koszt podania leków wyznaczono na podstawie Zarządzenia Nr 78/2013/DGL 

Prezesa Narodowego Funduszu Zdrowia z dnia 13 grudnia 2013 r. [33] oraz treści 

Programu lekowego [18]. 

        

           

         

          

          

        

         

              

          

           

         

         

           

             

        

             

 

8.3. Koszt diagnostyki, kwalifikacji i monitorowania 
Koszt diagnostyki, kwalifikacji i monitorowania wyznaczono w oparciu o Zarządzenie 

Nr 78/2013/DGL Prezesa Narodowego Funduszu Zdrowia z dnia 13 grudnia 2013 r. 

[33], jako wartość rocznego ryczałtu za diagnostykę. Zarówno w przypadku 

świadczenia „Diagnostyka w programie leczenia choroby Leśniowskiego-Crohna 

adalimumabem lub infliksymabem”, jak i „Diagnostyka w programie leczenia choroby 

Leśniowskiego-Crohna infliksymabem u dzieci” wartość ryczałtu wynosi 54 pkt. Koszt 

jednego punktu wyznaczono jako 52 PLN [14]. Roczny koszt diagnostyki, kwalifikacji 

i monitorowania w przypadku obu substancji wyniósł 2 808,00 PLN. 

 



 

Humira® (adalimumab) w leczeniu choroby Leśniowskiego-Crohna 
u dzieci i młodzieży – analiza ekonomiczna 

 

26 
 

9. Dawkowanie 

9.1. Adalimumab 
       

         

            

        

                  

                 

           

                  

                 

            

            

        

       

          

          

    

9.2. Infliksymab 
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10. Modelowanie 
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11. Walidacja modelu 
W celu ujawnienia ewentualnych błędów przeprowadzono walidację wewnętrzną 

modelu. Każdą zmienną wprowadzaną do modelu analizowano pod kątem 

poprawności generowanych wyników. Sprawdzano również, czy wprowadzenie 

skrajnych wartości dla uwzględnianych w modelu zmiennych nie powodowało 

błędów. Dodatkowym elementem walidacji wewnętrznej modelu była analiza 

wrażliwości. Przyjęcie przez kluczowe parametry modelu wartości minimalnych  

i maksymalnych w obrębie zdefiniowanego zakresu zmienności za każdym razem 

powodowało oczekiwany kierunek zmiany wartości współczynnika.  

12. Przedstawienie wyników 

12.1. Analiza kosztów-konsekwencji 
W analizie kosztów-konsekwencji brano pod uwagę punkt końcowy zdefiniowany 

jako lata życia skorygowane o jakość (QALY). Łączne wartości QALY oraz całkowite 

koszty dla analizowanych technologii medycznych są tożsame dla obu rozważanych 

perspektyw (wspólnej i płatnika publicznego), różnica w wysokości kosztów pojawia 

się tylko w przypadku uwzględniania bądź nieuwzględniania RSS.  

12.1.1. Postać ciężka 
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12.2. Analiza kosztów-użyteczności 
   brano pod uwagę punkt końcowy zdefiniowany jako lata życia 

skorygowane o jakość (QALY). Ilorazy kosztów i wyników zdrowotnych  dla 

analizowanych technologii medycznych są tożsame dla obu rozważanych 

perspektyw (wspólnej i płatnika publicznego). W przypadku adalimumabu na 

obniżenie wyniku wpływ będzie miało uwzględnienie RSS. 
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13. Jednokierunkowa analiza wrażliwości 
W analizie podstawowej, w przypadku modeli o horyzoncie czasowym dłuższym niż 

jeden rok, konieczne było dyskontowanie wyznaczonych kosztów i wyników 

zdrowotnych. Przyjęto wówczas stopę dyskontową równą 5% dla kosztów  

i 3,5% dla wyników zdrowotnych. Zgodnie z Wytycznymi Agencji Oceny Technologii 

Medycznych [1], w analizie ekonomicznej przeprowadzić należy również analizę 

wrażliwości dla stóp dyskontowych wynoszących: 

• 5% dla kosztów i wyników zdrowotnych; 

• 0% dla kosztów i wyników zdrowotnych; 

• 0% dla wyników zdrowotnych i 5% dla kosztów. 
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Dodatkowo w analizie wrażliwości zbadano zmianę wyników w zależności od zmian 

parametrów wejściowych.       
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13.1. Wartości parametrów modelowania wykorzystane w 
analizie podstawowej i jednokierunkowej analizie 
wrażliwości 
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13.2. Analiza kosztów-konsekwencji 

13.2.1. Postać ciężka 

Zestawienie kosztów i konsekwencji w analizie wrażliwości w perspektywie wspólnej  

i perspektywie płatnika publicznego w zależności od zmiany parametrów 

wejściowych analizy dla adalimumabu w postaci ciężkiej przedstawiają poniższe 

tabele, z podziałem na sytuację bez/z RSS. 
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13.3. Analiza kosztów-użyteczności 

13.3.1. Postać ciężka 

   w perspektywie wspólnej i perspektywie płatnika publicznego 

w zależności od zmiany parametrów wejściowych analizy dla adalimumabu w postaci 

ciężkiej przedstawiają poniższe tabele, z podziałem na sytuację bez/z RSS. 
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14. Analiza progowa 
Zgodnie z Rozporządzeniem w sprawie minimalnych wymagań [23] analiza 

ekonomiczna powinna zawierać oszacowanie ceny zbytu netto wnioskowanej 

technologii,           
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Obliczono również ceny progowe dla wszystkich wariantów analiz wrażliwości  

i przedstawiono je w tabelach w kolejnych rozdziałach. 
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15. Wielokierunkowa analiza wrażliwości 
        przeprowadzono 

również wielokierunkową analizę wrażliwości. Uwzględniono w niej parametry, które 

mają największy wpływ na zmianę wyników     

         

      

   

       

         

       

          

    

   

      

   

W poniższej tabeli przedstawiono wartość użytą w analizie podstawowej, granice 

zmienności oraz użyte rozkłady zmienności. 
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Rozkład normalny stosowano w przypadku możliwości określenia wartości SD. 

Rozkład trójkątny stosowano w przypadku gdy znano tylko wartość prawdopodobną 

oraz minimalną i maksymalną (które różniły się od wartości prawdopodobnej o różne 

wartości) i nie znano oczekiwanej częstości występowania danego wyniku . Rozkład 

płaski dyskretny stosowano, gdy na podstawie badań możliwe było określenie jak 

często może wystąpić minimalny bądź maksymalny wariant wartości parametru lub 

gdy na potrzeby analizy zakładano o równym prawdopodobieństwie zajścia 

wszystkich wariantów – co było konserwatywne gdy niemożliwe było oszacowanie 

prawdopodobieństw. 

Dla powyższych parametrów przeprowadzono tysiąc symulacji metodą Monte Carlo 

(przy użyciu programu MS Excel). Wartości z analizy podstawowej porównano ze 

średnimi wynikami uzyskanymi w wielokierunkowej analizie wrażliwości. Porównanie 

dla postaci ciężkiej przedstawiono w poniższych tabelach, z podziałem na sytuację 

bez/z RSS. 
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16. Obszary rozbieżności między częścią kliniczną  
a kosztową i inne ograniczenia 

W analizie nie stwierdzono większych rozbieżności między częścią kliniczną  

a kosztową w związku z tym, że analiza ekonomiczna opiera się w większości na 

części klinicznej. Inne ograniczenia analizy opisano w kolejnych jej rozdziałach. 

17. Ograniczenia i założenia 
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18. Dyskusja 
W analizie (zgodnie z zaleceniami AOTM [1]) w ramach przeglądu systematycznego 

(Rozdział 20.2.) podjęto próbę odnalezienia innych analiz ekonomicznych    

       

Nie odnaleziono analiz ekonomicznych które dokładnie odpowiadałyby rozpatrywanej 

populacji – tj. chorych w wieku od 6 lat do ukończenia 18 roku życia, z ciężką 

postacią choroby Leśniowskiego-Crohna, dlatego konieczne było wykonanie 

przeglądu w szerszej populacji – z uwzględnieniem dorosłych, z postacią 

umiarkowaną-ciężką choroby Leśniowskiego-Crohna – odnaleziono cztery takie 

publikacje. 

         

       

         

           

           

          

       

            

            

              

        

         

  2           

         

          

        

          

           

         

           

                                                           
2
 Według średnioważonego kursu liczonego od stycznia do lutego 2014 roku (1 GBP = 5,0579 PLN) [16] 
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3
 Według średnioważonego kursu liczonego od stycznia do lutego 2014 roku (1 USD = 3,0633 PLN) [16] 
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Rozpiętość kosztów terapii oszacowanych w przytoczonych modelach jest bardzo 

duża i w dużej mierze wynika z różnic w praktyce klinicznej w krajach, których 

dotyczą. Porównanie z wynikami niniejszej analizy nie prowadzi do jednoznacznych 

wniosków.  

19. Podsumowanie i wnioski 
Analiza została przygotowana w celu określenia opłacalności stosowania w Polsce 

adalimumabu (Humira®) w leczeniu dzieci i młodzieży w wieku od 6 lat do ukończenia 

18 roku życia z ciężką postacią choroby Leśniowskiego-Crohna, finansowanej w 

ramach Programu lekowego leczenia choroby Leśniowskiego-Crohna. Obecnie 

adalimumab nie jest finansowany przez płatnika publicznego we wnioskowanej 

populacji. Wnioskowane jest objęcie refundacją adalimumabu w dwóch 

prezentacjach leku Humira® (40 mg x 2) zawierającego w opakowaniu dwie 

ampułkostrzykawki po 40 mg adalimumabu każda lub dwie fiolki po 40 mg 

adalimumabu każda.        

 

Analiza została wykonana z perspektywy wspólnej, tożsamej z perspektywa płatnika 

publicznego. 
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Z uwagi na fakt, że terapia adalimumabem jest jedyną terapią z potwierdzoną 

skutecznością w rozpatrywanej populacji – chorych z postacią ciężką choroby 

Leśniowskiego-Crohna oraz z uwagi na fakt, że w zależności od źródła 

wykorzystanych danych adalimumab może wykazywać podobną lub znacząco niższą 

opłacalność w populacji chorych z postacią umiarkowaną-ciężką choroby (zbliżoną 

do rozpatrywanej populacji) bez możliwości stwierdzenia lub wykluczenia istotności 

statystycznej różnicy opłacalności – objęcie refundacją terapii adalimumabem jest 

zasadne. 
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20. Załączniki 

20.1. Przegląd systematyczny badań do oceny jakości życia 
chorych 

Oprócz wyników zdrowotnych z badań klinicznych, w modelu konieczne było również 

określenie użyteczności poszczególnych stanów uwzględnionych w zbudowanym 

modelu. Z tego względu w niniejszej analizie wykonano przegląd systematyczny, 

mający na celu odnalezienie pożądanych danych. 

20.1.1. Kryteria włączenia i wykluczenia badań do oceny jakości 
życia chorych 

Do analizy ekonomicznej były włączane badania spełniające poniżej zdefiniowane 

kryteria, które zostały ustanowione a priori w protokole do przeglądu 

systematycznego. 

Kryteria włączenia badań: 

• populacja: dzieci i młodzież z ciężką postacią choroby Leśniowskiego-

Crohna; 

• metodyka: badania pierwotne lub wtórne, w których dokonano oceny jakości 

życia chorych, z uwzględnieniem stanów przyjętych w modelu oraz punktów 

końcowych, określonych w badaniach, włączonych do Analizy klinicznej [11].  

Kryteria wykluczenia badań: 

• populacja: niezgodna z powyższymi kryteriami włączenia; 

• metodyka: niezgodna z powyższymi kryteriami włączenia, przeglądy 

niesystematyczne, opisy przypadków tzw. case-series, opracowania 

poglądowe, publikacje w językach innych niż polski, angielski, niemiecki, 

francuski. 

20.1.2. Strategia wyszukiwania 

W celu odnalezienia badań do oceny jakości życia chorych zastosowano strategie 

wyszukiwania. Strategie zastosowane do przeszukania bazy Medline (poprzez 
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wyszukiwarkę PubMed) zaprezentowano poniżej. Strategie te zawierają terminy 

odnoszące się do wyżej zdefiniowanych kryteriów włączenia badań.  

Tabela 64. 
Strategia wyszukiwania w bazie Medline wraz z liczbą publikacji odnalezionych 
dla poszczególnych zapytań – jakość życia 

Nr Zapytanie Wynik 
w bazie Medline 

1 

           
            

              
    

  

2 
           

              
  

  

3     
Źródło: opracowanie własne 
Data ostatniego wyszukiwania: 08.07.2013 r. 

Dokonano także uzupełniającego przeglądu zasobów Internetu, przy wykorzystaniu 

wyszukiwarki Google, wyszukiwane hasło przedstawiono w poniższej tabeli. 

Tabela 65. 
Hasło wykorzystane w przeglądzie zasobów Internetu, przy wykorzystaniu 
wyszukiwarki Google 

Zapytanie     

Źródło: opracowanie własne 

Data ostatniego wyszukiwania: 08.07.2013 r. 

Zakładanym wynikiem przeglądu było odnalezienie badań umożliwiających ocenę 

jakości życia chorych w analizowanym wskazaniu, z uwzględnieniem stanów 

przyjętych w modelu oraz punktów końcowych, określonych w badaniach, 

włączonych do Analizy klinicznej [11]. 

20.1.3. Selekcja badań 

Odnalezione publikacje zostały poddane selekcji na podstawie tytułów i streszczeń,  

a następnie pełnych tekstów. Selekcji dokonało niezależnie dwóch analityków  

. W przypadku braku zgodności decyzje podejmowane były z udziałem trzeciego 

analityka ( ) na drodze konsensusu. Selekcję oparto na wcześniej zdefiniowanych 

kryteriach włączenia i wykluczenia (Rozdział 20.1.1.). 
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Proces selekcji badań do oceny jakości życia zobrazowano na diagramie, 

przedstawionym poniżej.  

Rysunek 1. 
Diagram PRISMA przedstawiający proces selekcji publikacji włączonych 
w ramach przeglądu systematycznego wykonanego w celu odnalezienia badań 
do oceny jakości życia chorych 

 

Źródło: opracowanie własne na podstawie wzoru diagramu PRISMA [19] 

20.1.4. Publikacje do oceny jakości życia chorych odnalezione na 
podstawie przeglądu systematycznego i włączone do analizy 

W wyniku przeszukiwania głównej bazy informacji medycznej (Medline przez 

wyszukiwarkę PubMed) odnaleziono 640 publikacji w formie tytułów i abstraktów. 

Wśród tych publikacji nie odnaleziono żadnej publikacji, która dotyczyłaby 

Publikacje wykluczone na 
podstawie pełnych tekstów: 
Niewłaściwa populacja: 5 

Niewłaściwa metodyka: 10 
Wykluczonych: 15 

Publikacje włączone do analizy 
pełnych tekstów: 
Włączonych: 21 

Publikacje wykluczone na 
podstawie tytułów i streszczeń: 

Niewłaściwa populacja: 330 
Niewłaściwa metodyka: 290 

Wykluczonych: 620 

 
Publikacje z głównych baz 

medycznych: 
Medline: 640 
Łącznie: 640 

 
Publikacje po usunięciu duplikatów 
analizowane na podstawie tytułów 

i streszczeń: 
Włączonych: 641 

 

Publikacje włączone do oceny jakości 
życia chorych: 

Włączonych: 6 

  
Publikacje odnalezione w ramach 

przeszukiwania Internetu: 1 

Łącznie: 1 
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rozpatrywanej populacji (chorzy w wieku od 6 lat do ukończenia 18 roku życia), więc 

włączono publikacje dla szerszej populacji (chorzy dorośli). 

Po przeprowadzeniu selekcji abstraktów włączono 20 publikacji do analizy pełnych 

tekstów. Po przeprowadzeniu selekcji abstraktów i pełnych tekstów ostatecznie do 

analizy włączono 6 publikacji do oceny jakości życia chorych:    

             

  

20.1.5. Metodyka włączonych badań do oceny jakości życia chorych 
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20.2. Przegląd systematyczny innych analiz 
ekonomicznych wykonanych w Polsce lub za granicą 

20.2.1. Kryteria włączenia i wykluczenia innych analiz 
ekonomicznych 

Do analizy ekonomicznej zostały włączane badania spełniające poniżej zdefiniowane 

kryteria, które zostały ustanowione a priori w protokole do przeglądu 

systematycznego. 

Kryteria włączenia badań: 

• populacja: dzieci i młodzież z ciężką postacią choroby Leśniowskiego-

Crohna; 

• interwencja: adalimumab; 

  

• metodyka: analizy kosztów-efektywności lub kosztów-użyteczności wykonane 

w Polsce lub za granicą. 

Kryteria wykluczenia badań: 

• populacja: niezgodna z powyższymi kryteriami włączenia; 
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• interwencja: inna niż wyżej wymieniona; 

• komparatory: inne niż wyżej wymienione; 

• metodyka: niezgodna z powyższymi kryteriami włączenia, opracowania 

poglądowe, publikacje w językach innych niż polski, angielski, niemiecki, 

francuski. 

20.2.2. Strategia wyszukiwania 

W celu odnalezienia innych analiz ekonomicznych zastosowano strategie 

wyszukiwania. Strategie zastosowane do przeszukania bazy Medline (poprzez 

wyszukiwarkę PubMed) zaprezentowano poniżej. Strategie te zawierają terminy 

odnoszące się do wyżej zdefiniowanych kryteriów włączenia badań.  

Tabela 66. 
Strategia wyszukiwania w bazie Medline wraz z liczbą publikacji odnalezionych 
dla poszczególnych zapytań – inne analizy ekonomiczne 

Nr Zapytanie Wynik 
w bazie Medline 

1           
             

2        

3     
Źródło: opracowanie własne 
Data ostatniego wyszukiwania: 08.07.2013 r. 

Zakładanym wynikiem przeglądu było odnalezienie publikacji prezentujących wyniki 

innych analiz ekonomicznych, wykonanych w kraju lub za granicą, dotyczących 

wskazanego problemu zdrowotnego oraz opłacalności stosowania ocenianej 

interwencji względem zdefiniowanego komparatora. 

20.2.3. Selekcja badań 

Odnalezione publikacje zostały poddane selekcji na podstawie tytułów i streszczeń,  

a następnie pełnych tekstów. Selekcji dokonało niezależnie dwóch analityków  

. W przypadku braku zgodności decyzje podejmowane były z udziałem trzeciego 

analityka ( ) na drodze konsensusu. Selekcję oparto na wcześniej zdefiniowanych 

kryteriach włączenia i wykluczenia (Rozdział 20.2.1.). 
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Proces selekcji badań do oceny jakości życia zobrazowano na diagramie, 

przedstawionym poniżej.  

Rysunek 2. 
Diagram PRISMA przedstawiający proces selekcji publikacji włączonych  
w ramach przeglądu systematycznego wykonanego w celu odnalezienia innych 
analiz ekonomicznych wykonanych w Polsce lub za granicą 

 

Źródło: opracowanie własne na podstawie wzoru diagramu PRISMA [19] 

20.2.4. Inne analizy ekonomiczne odnalezione na podstawie 
przeglądu systematycznego i włączone do analizy 

W wyniku przeszukiwania głównej bazy informacji medycznej (Medline poprzez 

wyszukiwarkę PubMed) odnaleziono 259 publikacji w formie tytułów i abstraktów. 

Publikacje wykluczone na 
podstawie pełnych tekstów: 
Niewłaściwa populacja: 5 

Niewłaściwa interwencja: 11 
Wykluczonych: 16 

Publikacje włączone do analizy 
pełnych tekstów:  
Włączonych: 20 

Publikacje wykluczone na 
podstawie tytułów i streszczeń: 

Niewłaściwa populacja: 163 
Niewłaściwa metodyka: 70 
Niewłaściwa interwencja: 6 

Wykluczonych: 239 

 
Publikacje z głównych baz 

medycznych: 
Medline: 259 
Łącznie: 259 

 
Publikacje po usunięciu duplikatów 
analizowane na podstawie tytułów 

i streszczeń: 
Włączonych: 259 

 

Włączone analizy ekonomiczne 
wykonane w Polsce lub za granicą:  

Włączonych: 4 
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Wśród tych publikacji nie odnaleziono żadnej publikacji, która dotyczyłaby 

rozpatrywanej populacji (chorzy w wieku od 6 lat do ukończenia 18 roku życia, z 

postacią ciężką choroby Leśniowskiego-Crohna), więc włączono publikacje dla 

szerszej populacji (chorzy dorośli, z postacią umiarkowaną-ciężką choroby 

Leśniowskiego-Crohna). 

Po przeprowadzeniu selekcji abstraktów i pełnych tekstów ostatecznie do analizy 

włączono 4 publikacje:          

  

20.2.5. Metodyka włączonych publikacji prezentujących wyniki 
innych analiz ekonomicznych 

Zgodnie z Wytycznymi AOTM [1] metodykę włączonych publikacji prezentujących 

wyniki innych analiz ekonomicznych przedstawiono w dyskusji (Rozdział 18.). 
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