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2. ANALIZA WPLYWU NA BUDZET REFUNDACII MIGLUSTATU
(PREPARAT ZAVESCA®) W LECZENIU CHOROBY NIEMANNA-PICKA
TYPUC

2.1, Cel analizy

Celem analizy wplywu na budiet byto oszacowanie skutkdw finansowych dia budzetu
Narodowego Funduszu 2drowia (MFZ) refundacji miglustatu (preparat Zavesco®) we wskazaniu
choroby Miemanna-Picka typu C [ang. Niemoann-Pick disease lype C — NP-C), w ramach
programu lekowego w horyzoncie pieciv lat (lota 2013-2017). Eksperiyvza zosiata wykonana

na flecenie firmy Actelion Phorma Polska 5p. 2 0. 0.

2.2. Metodyka i zalozenia

W analizie wplywu no budiel oszacowano konsekwencje finonsowe dlo plalnika
publicznego [budiet MNarodowego Funduszu Idrowia) reflundac) miglusiaty w leczeniu
chorych z NP-C w horyzoncie pigciv pierwszych lat od wprowaodzeniao programu lekowego

2 uddiatem preparalu Zavesco®. Obliczenio wykonane zoslaty w arkuszu  kalkulacyjnym

programu M3 Exceld,

2.2.1. leczenie choroby Niemanna-Picka typu C

I uwaog no brok efeklywnych metod leczenio choroby MNiemanna-Picka typu C,
doltychczasowa terapio pacjentow z powyiszym schorzeniem ograniczona byla gtownie
do opieki paliotywnej [4, 5. 9. 11, 12, 13, 14. 27, 28]. majgce] na celu ztagodzenie objawow
choroby. do kldrych naleiqg m.in. epilepsja. dystonia. kalapleksja, dysfagia. dlinotok, problemy
e snem, zoburzenio pornawcze, rzaburzenia psychiczne, zmiany systemowe (zaoburzenio
iolgdkowo-jelitowe, zaburzenia ukiadu oddechowegeo). Leczenie objowowe moie przynosic
chorym 2 NP-C pewne korzyici [4, 12, 14, 9, 13, 27, 28], jednakie nie mo wplywu na poslep
choroby. jok rowniez no efekt teropeutyczny w diuiszym horyzoncie czosowym [4].
Dodatkowo w celu poprawy sprawnosicl fizycmnej, jokodcl iyvcia chorych oraz ztagodzenia
objowdw choroby stosuje sie leczenie wspomogajgee w postaci zojed fizjoteropeulycznych,

logopedycznych, lerapii psychologicznej oraz diety [4, 13, 27, 28].
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Proby wprowadzenia altematywnych sirategii teropeulycznych w leczeniu NP-C (leki

obnizajgce porziom lipiddw. przeszczep szpiku kostnego, prreszcrep wagtroby) nie przyniosty
oczekiwanych rezultatdow: fadno 7 badanych terapii nie wykozata  skutecznodcl

w zapobieganiv postepowi objowdw neurologicznych u pocjentdw z NP-C [4. 10, 11].

Miglustal [preporatl Tavesca®) jest lekiem 2 grupy inhibilordw syntazy glukozyloceramidu
ktary poprzez swoje dziatanie moze zmniejszye lloi¢ gromadzgcego sie w komdrkoch
glukozvioceramidu [2]. Dnia 235 lipca 2002 r. Komisjo Europejska przyznata waine
ne ferytorium Unil Europejskie] pozwolenie na dopuszczenie do obrotu preparatu lavesca®,
w leczeniu dorosltych pacijentow z tagodng | umiarkowang postacig choroby Gauchera
typu 1 [ang. type | Gaucher Disease = GD1) [&]. L uwagi na niski odsetek chorobowosci GD1,
choroba to zostala zaliczona do .chordb rzadkich”, o preparatowi Zavesca® przyznany
zostat status leku sierocego (leku stosowanego w leczeniv chordb rzadkich), Dnia 14 lutego
2006 roku firma Actelion Registration Litd. UK otrzymota statut leku sierocego dlio miglustatu
w leczeniv choroby Miemanna-Picka typu C [5]. W styczniu 2009 roku migluslal zostat
zaakceptowany przez EMA |2] we wskazaniu choroby Niemanna-Picka typu C [4]. ktora jest

schorzeniem mniej powszechnym niz GD1.

Skutecznoic kliniczna miglustatu  potwierdzona zostata wynikami  prospektywnego
atwartego badania klinicnego, do ktdrego wiqczono 29 pacjientdw w wigku 12 ot
lub starszych [mitodzie? | doroili — badanie gtéwne) oroz 12 dzieci w wieku ponitej 12 r.z. (sub-
populacjo dzieci) [3]. Daone z powyiszego bodanio [3] wskazujg. 2 miglustat wykozuje
skutecznosc objowinjgcg sie w poprawie lub stabilizacji neurologicznych objowow choroby.
Efeklywnoié kiiniczng miglustalu polwierdzona zostala zardwno u dzieci ponize] 12 ri.,
jak | mtodziezy oroz dorostych pacjentow ze zdiagnozowanym NP-C. Wynikl fazy extension
badania Patterson 2007 [3] - badanie Wraith 2010 [45] [pacjenci w wisku 12 lat | powyiej)
oraz badanie Potterson 20010 [46] [subpopulacjo dzieci) wykazaty, ze stabilizacja choroby
osiggnigta pod wphtywem miglustatu w randomizowane] fazie badania generalnie zostata
utrzymana w dituiszym horyzoncie czasowym. Profil bezpiecranstwa i tolarancji cbservowany

podcras cotego badania byt podobny do profilu uzyskanego po 12 miesigcach.

]
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2.2.2. Populacja

Choroba HMNiemanna-Picka typu C [NP-C) nalelry do grupy lizosomalnych chordb
driedzicznych [5]. NP-C jest outosomalnym, driedrczonym recesywnie schorZzeniam
neurodegeneracyjnym, charakleryzujgcym sie  powiekszeniem waglroby | dledziony
oroz cigikimi, postepujgcymi zoburzeniaomi neurologicznymi [10. 12]. U okoto $5% pocjentow
Z NP-C wysiepuje mutacja genu NFC-1, o u pozostatych 5% genu NPC-2 [4, 9. 10, 11, 14].
Iopadalinoié na NP-C w krojoch Europy Iachodnieg] (Francjo, UK, Niemcy) zoslala
oszacowana na 1/120 000 Iywych urodzen. Powyisza wielkosc moze bye niedoszocowana
z uwagi na trudnoici w diagnostyce nietypowych fenotypdw NP-C [4, 11, 27, 28]. Podobne
oszaocowanie zaprezentowano w “COrphonet Report Series — May 2012": zapadalnoié na NP-
C wyniosta 0.85/100 000 &ywych urodzen [24]. Natomiast zapadalneié na MP-C w populac]i
craskie] oszacowana w oparciv o liczbe zdiagnozowanych przypadkdw NP-C w latach 1975-
2008 wyniosta 0.91/100 000 #ywych urodzen [23]. Na stronie intemelowe] Stowarzyszenio
Chorych na Niemanna-Picka | Choroby Pokrewne “Iyé nadziejq” zarejestrowanych jest

obecnie 29 pacjentdw z NP-C [25].

Wystgpienie objowdw kinicznych NP-C mozliwe jest w koidym wieku, od Zycia
plodowego do wieku dorostego. jednaok w klosyczne] posiaci NP-C pierwsze symplomy
choroby pojowiajg sie w pdinym drziecinstwie. a w drugiej dekadzie 7ycia nastepuje imiere
chorego [15, 14, 17]. Wiekszoid pacjentdw, u kidrych NP-C ujawnito sig w dziecinstwia umiera
przed 5 r.z., wiglu pacjentdw 2 klasyczng postaciq choroby umiera w okresie dojrrewania [11].
W Wielkie] Brylaonii przeiycie poacjentow zdiognozowanych w  pdinym  daecinstwie
ub w okresie dojrzewania (40% przypadkdow NP-C w dangj probie) byto diuisze (niektorzy
dozywali frzeciej dekady iycia) [¥]. Wiekszoid paocjentdw zdiognozowanych w wigky

dorastym umiera pod koniec czwarte] dekady zycia [14].

NMP-C charakleryzuje sig licznymi poslepujgeymi powiktaniami neurclogicanymi. kidre

prowadzg do prrzedwczesne] imiercl. Cietkoid objowdw choroby skorelowana jest z wiekiem

charego: im mitodszy chory, tym bardziej zaostzona postad NP-C [4, 14, 11]
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223. Perspekiywa

Analiza wptywu na budiet refundacji miglustatu w leczeniu NP-C w ramoach programu
lekowego przedstiawiona zostata 2z perspeklywy plainikae publicinego o Swiadczenia
zdrowoine (budiet Narodowego Funduszu Idrowia). Powyisio perspektywa zostalo

uwzgledniona z uwagi na fakl, i@ Narodowy Fundusz Idrowia w cateicl refunduje terapie

w ramach programu lekowego,

2.24. Horyzont czasowy

Analiza wplywu na budiet refundac) preparatu IovescoB® w leczeniv NP-C w ramach
programu lekowego wykonana zostoto w piecicletnim horyzoncie czasowym (lata 2013-2017).
Powyiszy horyzont zostal wybrany z uwagi na fakl, i odewierciedlo on stabilizocje na rynku

po wprowadzeniu reflundacj nowej lechnologii madyczne,.
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2.2.4. Porownywane scenariusze
W niniegjsze] analizie pordwnano dwa scenariusze syluacyjne:

» “icenariusz istniejgey”. w  kiorym zolozono brak refundacj preparatu

ITavesca® w lecraniu chorych 2 NP-C;

» “Scenariusz nowy”. w ktorym przvieto, e poczgwszy od roku 2013 miglustat

uzyskuje refundacie we wikazaniu NP-C, w ramach programu lekoweago,

Program lekowy jest definiowany jaoko program zdrowotny w rezumieniu przeplsow ustawy
z dnia 27 sierpnia 2004 r. o iwiadczeniach opieki zdrowotne] finansowanych ze srodkdéw
publicznych, obejmujgcy technologie lekowg, w ktdre] substancja czynna nie jest sktadown
kosrtowa  innych  Swiadczen gwarantowanych |lub  Srodek  spolywcy  specjainego
przeznaczeniao  iywieniowego, ktdry nie jest sklodowg kosztowq innych Swiodczen

gwarantfowanych w rozurmieniu te] ustowy [26].

~0
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W analizie oszacowano inkrementalng amione wydotkow ptainika  publicznego
finansujgcego iwiadczenia zdrowotne ze frodkdw publicznych wynikajocg z wprowadzenia

refundacji preparatu Zavesco® w ramach programu lekowego w terapii pacjentow 2 NP-C.

Dodatkowo przeprowadzono analize scenarivszy minimalnego | maksymalnego. Zatoienio

przyjele w ramach analizy scenariuszy skrajnych przedsiawiono w rozdziole 2.4.1.
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2210, Dyskontowanie

W analizie wphywu no budiet nie preprowadzono dyskantowania kosziow, poniewo?

ten lyp analizy przedstawia przepltyw Srodkdw linansowych w czasie [1].
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