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Wykonywane zadania

eKoncepcja analizy;
eKontrola jakosci
eOpracowanie wynikéw
eOcena kosztéw
eZdefiniowanie populaciji
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eAspekt etyczne i spoteczne;
eWhnioski i dyskusja

Konflikt interesow:
Raport wykonano na zlecenie firmy Genzyme Polska Sp. z 0.0., ktéra finansowata

prace.
Autorzy nie mieli innego rodzaju konfliktu interesow.
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Indeks skrotow

Skrét Objasnienie
AOTM Agencja Oceny Technologii Medycznych
b/d brak danych
EKG elektrokardiografia
ERT ang. enzyme replacement therapy — enzymatyczna terapia zastepcza
NFZ Narodowy Fundusz Zdrowia
RTG technika obrazowania wykorzystujaca promieniowanie rentgenowskie
TPZ terapeutyczny program zdrowotny
UsG ultrasonografia
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Streszczenie

CEL

Celem analizy wptywu na system ochrony zdrowia jest okre$lenie wptywu na system
opieki zdrowotnej w Polsce podjecia decyzji o objeciu refundacjg produktu
leczniczego  Myozyme® (alglukozydaza alfa), ktory bedzie wydawany
$wiadczeniobiorcy bezptatnie w ramach Programu lekowego leczenia choroby

Pompego (dalej nazywany Programem lekowym).

Dokument sktada sie z analizy wptywu na budzet, analizy wplywu na organizacje
udzielania $wiadczen zdrowotnych oraz zestawienia aspektéw etycznych

i spotecznych.

METODYKA

Analize wplywu na budzet przeprowadzono z perspektywy podmiotu zobowigzanego
do finansowania $wiadczen ze $rodkéw publicznych (zgodnie z art. 14 Ustawy z dnia
27 sierpnia 2004 roku o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkow
publicznych jest nim ptatnik publiczny, czyli Narodowy Fundusz Zdrowia - NFZ lub
wiasciwi ministrowie). Swiadczeniobiorca (tj. pacjent) nie ponosi kosztéw rézniacych

oceniane technologie medyczne w analizowanym wskazaniu, w zwigzku z czym

w analizie nie rozwazano perspektywy pacjenta. Przyjeto 2-letni horyzont czasowy,
obejmujacy lata 2013-2014. Populacje docelowa dla alglukozydazy alfa stanowig

chorzy zpbzna postacia choroby Pompegol NG

W analizie wplywu na budzet rozwazano dwa scenariusze: ,istniejacy” oraz

scenariusz ,no
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,nowym” analizowano sytuacje, w ktorej
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w omawianym wskazaniu finansowana bedzie z budzetu pfatnika publicznego
w ramach Programu lekowego leczenia choroby Pompego. Dla kazdego ze
scenariuszy przyjeto 3 mozliwe warianty, zalezne od wielkosci populacji docelowe;.
Wptyw na budzet ptatnika publicznego, wyznaczony zostat jako réznica pomigdzy

tymi scenariuszami.
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1. Cel analizy wptywu na system ochrony zdrowia

Celem analizy wplywu na system ochrony zdrowia jest ocena wplywu na system
opieki zdrowotnej w Polsce decyzji refundacyjnej dla produktu leczniczego

Myozyme® (alglukozydaza alfa) w leczeniu poznej postaci choroby Pompego.

Obecnie alglukozydaza alfa nie jest refundowana w omawianym wskazaniu, poza
przypadkami osdb, ktére uzyskaty prawo do leczenia za pomoca enzymatycznej
terapii zastepczej w ramach uchylonego 20 stycznia 2010 roku Terapeutycznego
programu zdrowotnego (TPZ) leczenia choroby Pompego. Whnioskowanym
sposobem refundacji leku Myozyme® jest finansowanie go w ramach Programu
lekowego leczenia choroby Pompego (we wczesnej postaci choroby alglukozydaza

alfa jest obecnie refundowana w tym Programie).

Dokument sktada sie z analizy wplywu na budzet, analizy wptywu na organizacje

udzielania $wiadczen oraz zestawienia aspektéw etycznych i spotecznych.

2. Analiza wptywu na budzet

2.1.Horyzont czasowy

W analizie przyjeto 2-letni horyzont czasowy, obejmujacy lata 2013 oraz 2014, ktory
jest zgodny z Wytycznymi Agencji Oceny Technologii Medycznych (AOTM) [1]. Czas
ten odpowiada diugosci obowigzywania pierwszej pozytywnej decyzji refundacyjne;j’
[16] przy zatozeniu rozpoczecia finansowania z poczatkiem 2013 roku. Zgodnie
z Ustawg z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, Srodkéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (zwana dalej
Ustawg refundacyjng) [16], wniosek o objecie refundacjq i ustalenie urzgdowej ceny
zbytu netto leku rozpatrywany jest wterminie 180 dni, za$ uzgodnienie tresci

programu lekowego trwa do 60 dni?. W zwiazku z powyzszym w analizie przyjeto, ze

' Art. 11. ust. 3. pkt 3. Ustawy refundacyjnej [16]
2 Art. 31. ust.4. i 11. Ustawy refundacyjnej [16]
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decyzja administracyjna o objeciu refundacjq leku Myozyme® wydana zostanie nie

pézniej niz 30 grudnia 2012 roku.

2.2.Populacja

Populacje badang w analizie wplywu na budzet dla alglukozydazy alifa, zgodnie
z Wytycznymi AOTM, stanowia chorzy, u ktérych oceniana technologia moze by¢
zastosowana [1]. Zgodnie z Charakterystyka Produktu Leczniczego Myozyme® [4],
alglukozydaza alfa jest wskazana w diugotrwatej, enzymatycznej terapii zastgpczej
(ang. enzyme replacement therapy — ERT) u pacjentébw z potwierdzonym
rozpoznaniem choroby Pompego (niedoborem kwasnej alfa-glukozydazy). [ NN
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2.3.Perspektywa
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2.4.Scenariusze porownywane

W analizie wplywu na budzet rozwazano dwa scenariusze: ,istniejacy” oraz
scenariusz ,nowy”. Scenariusz istniejacy” obrazuje sytuacje obecna, w ktorej
produkt leczniczy Myozyme® nie jest refundowany w omawianym wskazaniu

w ramach Programu lekowego leczenia choroby Pompego.

W scenariuszu ,nowym” przyjeto sytuacje, w ktérej Myozyme® finansowany bedzie
w omawianym wskazaniu z budzetu ptatnika publicznego w ramach Programu

lekowego leczenia choroby Pompego. Dla kazdego ze scenariuszy przyjeto
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2.5.Parametry uwzgledniane

Do czynnikéw, ktére majg wplyw na wyniki analizy finansowej naleza;
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2.6.Wydatki budzetowe

Na podstawie wielkosci populacji docelowej, u ktorej wystepuje p6zna postac
choroby Pompego, a takze réznigcych kosztdw leczenia chorego, wyznaczono
wydatki budzetowe ptatnika publicznego, finansujacego leczenie ERT w rozwazanym

wskazaniu w Polsce. Wydatki te beda sie rézni¢ w zaleznosci od przyjetego

scenariusza oraz jego wariantu|
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2.6.1.Scenariusz ,istniejacy”
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2.6.2.Scenariusz ,nowy”

|
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2.6.3.Wyniki analizy wptywu na budzet

Na podstawie kosztéw réznigcych w scenariuszach istniejacym” i ,nowym” oraz
wielkosci populacji docelowej, wyznaczono wielko$¢ kosztu inkrementalnego,
zwiazanego z podjeciem decyzji dotyczacej refundacji produktu leczniczego
Myozyme® w leczeniu péznej postaci choroby Pompego. Wyniki przedstawiono

w wariantach: minimalnym, prawdopodobnym i maksymalnym.

23
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Decyzja dotyczaca objecia refundacjg produktu Myozyme® w ramach Programu
lekowego leczenia choroby Pompego, dotyczy wytacznie chorych kwalifikujgcych sie
do programu, a zatem pacjentow spetniajacych wszystkie kryteria wiaczenia, co
zapewnia, ze technologia bedzie stosowana w populacji chorych, u ktérych
spodziewane sa najwieksze korzysci kliniczne. Jednoczesnie, dotyczy ona
wszystkich chorych z p6zna postacia choroby Pompego, co zapewnia wiasciwe
leczenie i rowny dostep do terapii wszystkim cierpigcym na to rzadkie schorzeniclli}

N
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Pozytywna decyzja dotyczaca finansowania Myozyme® w ramach Programu
lekowego, nie stoi w sprzecznosci z aktualnie obowigzujacymi regulacjami prawnymi
i nie nakfada na chorego dodatkowych wymogéw zwigzanych z rozpoczeciem

leczenia.

5. Podsumowanie i wnioski koncowe
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