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2. INDEKS SKROTOW

DFO Defeoksamina

DFP Deferyprone

DSX Deferazyroks

IGP Jednorodne Grupy Pacjentéw
kg Kilogram

KKCz Koncentrat krwinek czerwonych
m.c Masa ciata

mg Miligram

MZ Ministerstwo Zdrowia

NFZ Narodowy Fundusz Zdrowia
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3. STRESZCZENIE
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4. ANALIZA WPLYWU NA SYSTEM OCHRONY ZDROWIA

4.1. Cel analizy

Analize wplywu na system ochrony zdrowia wykonano w celu oszacowania skutkow
finansowych dla budzetu Narodowego Funduszu Zdrowia w przypadku refundacji leku Exjade®
zawierajgcego deferazyroks stosowanego w leczeniu doustnym standéw nadmiaru Zelaza

w organizmie u dzieci i mtodziezy w wieku do 18 lat.

4.2. Metodyka i zalozenia

4.2.1. Populacja
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4.2.1.1. Populacja docelowa
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Analiza wplywu na system ochrony zdrowia - deferazyroks (preparat
Exjade®) w leczeniu dzieci i mfodziezy (do 18 roku 2ycia) z nadmiarem zelaza
w organizmie na skutek przyjmowanych transfuzji krwi

4.2.2. Perspektywa

Analize wplywu na system ochrony zdrowia refundacji deferazyroksu (leku Exjade®)
przeprowadzono z perspektywy platnika publicznego finansujgcego $wiadczenia zdrowotne (Narodowy
Fundusz Zdrowia). Poniewaz pacjent objety leczeniem w ramach programu lekowego nie ponosi
odptatnoséci  za prowadzona terapie, w niniejszej analizie perspektywa pacjenta nie zostata

uwzgledniona.

4.2.3. Horyzont czasowy

Analize wplywu na budzet ptatnika wprowadzenia refundacji preparatu Exjade®, stosowanego
w leczeniu dzieci i mtodziezy (wiek ponizej 18 lat) z przetadowaniem zelaza powstalym na skutek

czestych transfuzji krwi, przeprowadzono dla dwuletniego horyzontu czasowego (lipiec 2012 -

czerwiec 20 14|

4.2.4. Porownywane scenariusze
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Analiza wplywu na system ochrony zdrowia - deferazyroks (preparat
Exjade®) w leczeniu dzieci i miodziezy (do 18 roku 2zycia) z nadmiarem Zelaza
w organizmie na skutek przyjmowanych transfuzji krwi

4.2.5. Udziaty w rynku

4.2.5.1. Scenariusz ,istniejacy”

fl

4.2.5.2. Scenariusz ,nowy”
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_

4.2.6. Koszty

W ponizszych podrozdziatach przedstawiono szczegdtowe dane dotyczace kosztéw stosowania
deferazyroksu oraz deferoksaminy. Szczegétowe obliczenia znajdujg sie w kalkulatorze dotaczonym

do analizy - BIA_Exjade.xlsx.

4.2.6.1. Koszty lekéw
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4.2.6.2. Koszty podania lekéw
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4.2.6.3. Koszty transfuzji elementow morfotycznych
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Analiza wplywu na system ochrony zdrowia - deferazyroks (preparat
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4.2.6.4. Monitorowanie leczenia

ramach

monitorowania wykonuje sie m.in. badania biochemiczne, badania stuchu, badania wzroku, badania
wzrostu, masy ciata i rozwoju seksualnego, monitorowanie pracy ukifadu krgzenia oraz badania
obrazowe jamy brzusznej. Wszystkie powyzsze Swiadczenia mogg by¢ wykonywane w szpitalu
w tracie hospitalizacji zwigzanych z podaniemm KKCz oraz monitorowaniem terapii. Zestawienie
roczne liczby poszczegdlnych badan wykonywanych w celu monitorowania terapii chelatujacej

zelazo zamieszczono ponizej (Tabela 11).

Tabela 11
Monitorowanie terapii chelatujacej zelazo za pomoca deferazyroksu lub deferoksaminy - populacja
dzieci

Przed
I‘OZDOI:ZQCIBITI

terapii || 1 miesiac* 11
chelatujacej |3 [23[4 B

Alat/Aspat, fosfataza

alkaliczna, X X X Xlx | x|x|x| x| x| X X X
bilirubina
Ferrytyna w surowicy X X X | x| x| x| %x|x|[x]|x]| % X X
Kreatynina w surowicy X X x| x| x| x| x| x|x X X X
Cystatyna C w surowicy X X X X x|x|x|x|x|x|x X X X

Kreatynina w moczu;
klirens kreatyniny X X X X | x| x| x| x| x| x]|x| X X X
wg wzoru Schwarza

Badanie w kierunku

Jpcenzedy i X X X x| x|x|x|x|[x]|x)| x X X
proteinurii i glukozurii
Hormony tarczycy X X X
Stezenie jonow w surowicy
krwi: X X | X | x| x| x| x| x|x|x X X X
Na, K, Mg
Badanie stuchu X X X
Badanie wzroku (dno oka) X b X
Wzrost, masa ciata
i rozwo]j seksualny X X X X X
pacjentow
EKG X X X

19
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Przed
rozpoczeciem
terapii
chelatujacej
Echo serca X X X
Rezonans magnetyczny ” i
serca
USG jamy brzusznej X X
Tomografia komputerowa % "
jamy brzusznej
RTG klatki piersiowej,
spirometria oraz ew. " "

tomografia komputerowa
) klatki piersiowej _
x — jeden znak ,x" oznacza jedno badanie w danym okresie czasu

* Pierwszy miesigc leczenia rozbito na okresy tygodniowe (lgcznie 4 tygodnie)

4.2.6.5. Koszty leczenia dziatan niepozadanych

W ramach przeprowadzonej analizy efektywnosci klinicznej wykazano skutecznosc
i akceptowalny profil bezpieczenstwa deferazyroksu w duzych grupach pacjentéw i dtugich
okresach czasu [26]. W badaniu Cappellini 2006 [4] wiekszosé¢ dziatan niepozadanych zwigzanych
z leczeniem deferazyroksem miato charakter tagodny, przejsciowy i byty tatwe do opanowania.

W niniejszej analizie nie zostaly uwzglednione koszty dziatan niepozgdanych ze wzgledu na brak
dostepnych badan pordwnujacych odsetki dziatan niepozadanych wystepujacych u dzieci leczonych

deferoksaming i deferazyroksem.

20



Analiza wplywu na system ochrony zdrowia - deferazyroks (preparat
Exjade®) w leczeniu dzieci i miodziezy (do 18 roku 2zycia) z nadmiarem Zelaza
w organizmie na skutek przyjmowanych transfuzji krwi

4.2.6.6. Zestawienie kosztéow

4.2.7. Zuzyte zasoby

4.2.7.1. Zuzycie deferazyroksu
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|
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l
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|
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|

4.2.7.2. Zuzycie deferoksaminy
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4.2.8. Dyskontowanie

W analizie wptywu na system ochrony zdrowia nie przeprowadzono dyskontowania kosztow,

poniewaz ten typ analizy przedstawia przeptyw srodkéw finansowych w czasie [1].

4.2.9. Wspotczynnik compliance
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Analiza wplywu na system ochrony zdrowia - deferazyroks (preparat
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w organizmie na skutek przyjmowanych transfuzji krwi

4.3. Wyniki analizy wptywu na budzet

Analize wptywu na budzet przeprowadzono z perspektywy ptatnika publicznego finansujgcego

$wiadczenia zdrowotne (budzet Narodowego Funduszu Zdrowia).

4.3.1. Perspektywa ptatnika publicznego (budzet NFZ)
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4.4. Analiza wrazliwosci
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_
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Analiza wplywu na system ochrony zdrowia - deferazyroks (preparat
Exjade®) w leczeniu dzieci i miodziezy (do 18 roku 2zycia) z nadmiarem Zelaza
w organizmie na skutek przyjmowanych transfuzji krwi

4.5. Analiza scenariuszy skrajnych

4.5.1.1. Scenariusz minimalny

il

4.5.1.2. Scenariusz maksymalny
|
_—.e,L——————————
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. —

i

4.5.1.3. Wyniki analizy scenariuszy skrajnych
.|
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4.6. Wptyw na organizacje udzielania swiadczen zdrowotnych

Wprowadzenie refundacji preparatu Exjade® stosowanego w leczeniu stanéw nadmiaru zelaza
W organizmie u dzieci i mtodziezy w wieku do 18 lat nie powinno spowodowac koniecznosci zmian
w organizacji $wiadczen zdrowotnych. Pozytywna decyzja nie powinna spowodowac konsekwencji
dla wydatkow publicznych w sektorach innych niz ochrona zdrowia. Wprowadzenie refundacji nie
wymaga dodatkowego przeszkolenia personelu, opracowania nowych wytycznych klinicznych,

zmiany zasad diagnostycznych oraz nie wymaga wprowadzania zmian w prawie.

4.7. Aspekty spoteczne i etyczne
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4.8. Wyniki i wnioski koncowe
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