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W dniu 08 lipca 2013 r. analiza wptywu na system ochrony zdrowia zostata
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Wykonywane zadania

Koncepcja analizy;
Opracowanie wynikow;
Ocena kosztow;
Zdefiniowanie populacji.

e Kontrola jakosci;
e (Ocena kosztow.
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e Aspekt etyczne i spoteczne;
e Whioski i dyskusja.
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Fabrazyme® (agalzydaza beta) w dtugotrwatej enzymatycznej terapii
zastepczej u chorych z potwierdzonym rozpoznaniem choroby
Fabry’ego — analiza wptywu na system ochrony zdrowia

Indeks skrotow

Skrét Objasnienie

AOTM Agencja Oceny Technologii Medycznych
b/d brak danych
but. butelka

CHB cena hurtowa brutto

ChPL Charakterystyka Produktu Leczeniczego

daw. dawka

DDD ang. defined daily dose — dobowa dawka leku

DNA ang. deoxyribonucleic acid — kwas dezoksyrybonukleinowy

EQ-5D gng.’E.u_roplean Quality of Life-5 Dimensions — europejski kwestionariusz do oceny

jakosci zycia w 5 wymiarach

ERT ang. enzyme replacement therapy — enzymatyczna terapia zastepcza
fiol. fiolki
j.m. jednostki miedzynarodowe

kaps. kapsufki
n/d nie dotyczy
NFzZ Narodowy Fundusz Zdrowia

PDD ang. precribed daily dose — przepisana dawka leku

powl. powlekane

RK AOTM Rada Konsultacyjna Agencji Oceny Technologii Medycznej
S. subs. sucha substancja
SWOT ang. strenghts, V\{eaknes_, Qpportunities and threats — analiza mocnych i stabych
stron oraz szans i zagrozen
tabl. tabletki
URPL Urzad Rejestracji Produktéw Leczniczych
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Streszczenie

CEL

Celem analizy wptywu na system ochrony zdrowia jest okreslenie wptywu na system
opieki zdrowotnej w Polsce podjecia decyzji o objeciu refundacjg produktu
leczniczego Fabrazyme® (agalzydaza beta), kitéry bedzie wydawany
Swiadczeniobiorcy bezptatnie w ramach Programu lekowego leczenia choroby

Fabry’ego (dalej nazywany Programem lekowym).

METODYKA

Analize wptywu na budzet przeprowadzono z perspektywy podmiotu zobowigzanego
do finansowania swiadczen ze srodkéw publicznych (zgodnie z art. 14 Ustawy z dnia
27 sierpnia 2004 roku o swiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkow
publicznych jest nim ptatnik publiczny, czyli Narodowy Fundusz Zdrowia - NFZ lub
wiasciwi ministrowie). Swiadczeniobiorca (tj. pacjent) nie ponosi kosztéw réznigcych
oceniane technologie medyczne w analizowanym wskazaniu, w zwigzku z czym
w analizie nie rozwazano perspektywy pacjenta. Przyjeto 2-letni horyzont czasowy,

obejmujgcy okres od lipca 2013r. do konca czerwca 2015r. Populacje docelowg dla

agalzydazy beta stanowig chorzy na chorobg Fabry’ego. Przy oszacowaniu rocznej

liczebnosci wskazanej populacji chorych postuzono sie || GGG




. Fabrazyme® (agalzydaza beta) w dtugotrwatej enzymatycznej terapii
Z 4 mahta zastepczej u chorych z potwierdzonym rozpoznaniem choroby
Fabry’ego — analiza wptywu na system ochrony zdrowia

W analizie wptywu na budzet rozwazano dwa scenariusze: ,istniejacy” oraz
scenariusz ,nowy”. Scenariusz ,istniejacy” obrazuje sytuacje obecng, w ktorej
Fabrazyme® w omawianym wskazaniu nie jest refundowany w ramach Programu
lekowego. Chorzy na chorobe Fabry’ego nie sa wtym scenariuszu leczeni
enzymatyczna terapia zastepcza (chorzy podlegajg jedynie leczeniu objawowemu).
W scenariuszu ,nowym” analizowano sytuacje, w ktorej agalzydaza beta
w omawianym wskazaniu finansowana bedzie z budzetu pfatnika publicznego
w ramach Programu lekowego leczenia choroby Fabry’ego. Dla kazdego ze
scenariuszy przyjeto 3 mozliwe warianty, zalezne od wielkosci populacji docelowej.
Wptyw na budzet ptatnika publicznego, wyznaczony zostat jako réznica pomiedzy

tymi scenariuszami.

Parametrami uwzglednianymi w analizie byty: wielko$¢ populacji docelowej chorych;
wielko$¢ populacji, w ktérej bedzie stosowany preparat Fabrazyme® w scenariuszu
.istniejgcym” oraz ,nowym”; koszt leku; kosz podania leku; oraz koszt wykonywanych

badan diagnostycznych

WY NIKI

Decyzja dotyczaca refundacji leku Fabrazyme® w ramach Programu lekowego

leczenia choroby Fabry’ego w analizowanym wskazaniu spowoduje ||l

PODSUMOWANIE | WNIOSKI

Refundacja leku Fabrazyme® bedzie sie wigzata z utworzeniem nowej grupy
limitowej, poniewaz w przypadku utworzenia Programu lekowego bedzie to pierwszy

refundowany preparat stosowany w leczeniu choroby Fabry’ego.
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W analizie rozwazono sytuacje, w ktérej stosowanie produktu Fabrazyme® odbywaé
sie bedzie wedtug nowo utworzonego Programu lekowego, co bedzie zwigzane ze
zmiang organizacji udzielania Swiadczenn zdrowotnych. Nie bedzie to jednak
wymagato ponoszenia dodatkowych naktadéw zwigzanych z funkcjonowaniem
systemu opieki zdrowotnej ponad ocene skutecznosci leczenia wykonywang przy

pomocy przeprowadzania regularnych badan diagnostycznych.

Ponadto nalezy zauwazyé, ze rozpoczecie finansowania preparatu leczniczego
Fabrazyme® w ramach Programu lekowego bedzie stanowito dla chorych jedyna
opcje terapeutyczng, ktorej do tej pory nie posiadali. Wptynie to w sposéb bardzo
znaczacy na poprawe zadowolenia tych chorych z otrzymywanych $wiadczen

zdrowotnych.

Realizacja scenariusza ,nowego” w odniesieniu do scenariusza ,istniejgcego”
spowoduje wzrost wydatkéw zwigzanych z terapig chorych w populacji docelowej,
w perspektywie ptatnika publicznego. Jednoczesnie, zakwalifikowanie agalzydazy
beta do Programu lekowego leczenia choroby Fabry’ego w omawianym wskazaniu
zapewni pacjentom lepsza kontrole choroby. Fabrazyme® stosowany bedzie w grupie

chorych, u ktérych nie istnieje alternatywna metoda leczenia.
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1. Cel analizy wptywu na system ochrony zdrowia

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

Fabrazyme® (agalzydaza beta) w leczeniu choroby Fabry’ego.

Obecnie agalzydaza beta nie jest refundowana w omawianym wskazaniu.
Whioskowanym sposobem refundacji leku Fabrazyme® jest finansowanie w ramach

Programu lekowego leczenia choroby Fabry’ego.

Dokument sktada sie z analizy wptywu na budzet, analizy wptywu na organizacje
udzielania Swiadczen oraz zestawienia aspektow etycznych

i spotecznych.

2. Analiza wptywu na budzet

2.1. Horyzont czasowy

W analizie przyjeto 2-letni horyzont czasowy,
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2.2. Populacja

Populacje badang w analizie wplywu na budzet dla agalzydazy beta, zgodnie
z Wytycznymi AOTM, stanowig chorzy, u kitérych oceniana technologia moze byc¢
zastosowana [1]. Zgodnie z Charakterystyka Produktu Leczniczego Fabrazyme® [4]
agalzydaza beta jest wskazana w ditugotrwatej, enzymatycznej terapii zastepczej
(ang. enzyme replacement therapy — ERT) u pacjentéw z potwierdzonym

rozpoznaniem choroby Fabry’ego (niedoborem alfa-galaktozydazy A).

W celu oszacowania liczby chorych kwalifikujgcych sie do terapii agalzydaza beta
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2.3. Perspektywa

Zgodnie z Rozporzadzeniem Ministra Zdrowia z dnia 2 kwietnia 2012r. [15], ktére
dotyczy minimalnych wymagan jakie musza spetnia¢ analizy, analiza wptywu na
system ochrony zdrowia zostata wykonywana z perspektywy podmiotu
zobowigzanego do finansowania swiadczen ze srodkéw publicznych (zgodnie z art.
14 Ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 roku o Swiadczeniach opieki zdrowotnej
finansowanych ze srodkow publicznych jest nim ptatnik publiczny, czyli Narodowy
Fundusz Zdrowia lub wtasciwi ministrowie [18]). Zgodnie z wytycznymi AOTM [1]

analize wptywu na budzet nalezy przeprowadzi¢ z perspektywy ptatnika publicznego

oraz pacjenta (Swiadczeniobiorcy), w przypadku wspotptacenia.
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2.4. Scenariusze poréwnywane

W analizie wptywu na budzet rozwazano dwa scenariusze: istniejacy” oraz
scenariusz ,nowy”. Scenariusz ,istniejgcy” obrazuje sytuacje obecng, w ktorej

produkt leczniczy Fabrazyme® nie jest refundowany w omawianym wskazaniu
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2.5. Parametry uwzgledniane

Do czynnikow majacych wptyw na wyniki analizy finansowej nalezg:

e wielkos¢ populacji docelowej chorych;

e wielko$¢ populacji, w ktérej bedzie stosowany preparat Fabrazyme®
W scenariuszu ,istniejgcym” oraz ,nowym”;

o koszt leku;

e kosz podania leku;

e koszt wykonywanych badan diagnostycznych.
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Populacje docelowg omoéwiono w rozdziale (rozdziat 2.2), natomiast koszty zwigzane
z leczeniem chorych w populacji docelowej zostaty przyjete na podstawie obliczen
w modelu wykonanym w Analizie ekonomicznej [3]. Koszty jednostkowe

przedstawiono w ponizszych rozdziatach.

2.5.1.Koszt leku

Agalzydaza beta (Fabrazyme®) dostepna jest w postaci fiolek zawierajacych 50 mg
substancji czynnej w postaci proszku. Cene hurtowg brutto (CHB) jednej fiolki oraz

1 mg substancji przedstawiono w tabeli (Tabela 5.).
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Swiadczen gwarantowanych 2z zakresu programow zdrowotnych, sSwiadczenia
zwigzane z realizacja programow terapeutycznych (obecnie lekowych) moga byc¢
wykonywane w jednym z nastepujacych trybow: ambulatoryjnym lub jednodniowym
lub hospitalizacji [13].
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W analizie uwzgledniono koszty badan diagnostycznych, ktorym podlegaja chorzy
wigczeni do Programu lekowego. Badania diagnostyczne sa standardowo
wykonywane we wszystkich programach lekowych w celu kwalifikacji chorego do

programu, a nastepnie w celu okreslenia okresowej skuteczno$ci leczenia. Przyjeto,
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Koszt wskazanych badan diagnostycznych ponosi pfatnik publiczny. Badania

uwzgledniane w ramach rocznego ryczattu za diagnostyke w Programie lekowym

leczenia choroby Fabry'ego przedstawiono w zatgczniku Analizy ekonomicznej.

19




e Fabrazyme® (agalzydaza beta) w dtugotrwatej enzymatycznej terapii
&iw mahta  zastepczej u chorych z potwierdzonym rozpoznaniem choroby
Fabry’ego — analiza wptywu na system ochrony zdrowia

2.5.4.Podsumowanie kosztow

Koszty catkowite rdéznigce poszczegodlne terapie przypadajgce na jednego pacjenta,

w rocznym horyzoncie czasowym, zaprezentowano w tabeli ponizej (Tabela 9).

2.6. Wydatki budzetowe

Na podstawie wielkosci populacji docelowej, u ktorej wystepuje choroba Fabry’ego,
a takze rdéznigcych kosztow leczenia chorego, wyznaczono wydatki budzetowe
ptatnika publicznego, finansujgcego leczenie ERT w rozwazanym wskazaniu

w Polsce. Wydatki te beda sie rozni¢ w zaleznosci od przyjetego scenariusza oraz

jego wariant. |
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2.6.1.Scenariusz ,,istniejacy”

2.6.2.Scenariusz ,nowy”

I
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di

2.6.3.Wyniki analizy wptywu na budzet

Na podstawie kosztdw roznigcych w scenariuszach ,istniejagcym” i ,nowym” oraz
wielkosci populacji docelowej, wyznaczono wielkos¢ kosztu inkrementalnego,

zwigzanego z podjeciem decyzji dotyczacej refundacji produktu leczniczego

Fabrazyme® w leczeniu choroby Fabry’ego.
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3. Wplyw na organizacje udzielania sSwiadczen
zdrowotnych

Decyzja dotyczaca rozpoczecia finansowania produktu Fabrazyme® stosowanego
w leczeniu choroby Fabry’ego wigze sie ze zmianami w organizacji udzielania

Swiadczen zdrowotnych.
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4. Aspekty etyczne i spoteczne

Decyzja dotyczgca objecia refundacjg produktu Fabrazyme® w ramach Programu
lekowego leczenia choroby Fabry’ego, dotyczy wytacznie chorych kwalifikujacych sie
do programu, a zatem pacjentdw spetniajacych wszystkie kryteria wigczenia, co
zapewnia, ze technologia bedzie stosowana w populacji chorych, u ktérych
spodziewane sa najwieksze korzysci kliniczne. Jednoczesnie, dotyczy ona
wszystkich chorych, u ktérych wystgpita badz wystgpi manifestacja kliniczna choroby,
co zapewnia wtasdciwe leczenie irowny dostep do terapii wszystkim cierpigcym

z powodu tego schorzenia. Na podstawie Analizy klinicznej stwierdzi¢ mozna, ze
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wnioskowana technologia poprawia jako$¢ zycia chorych (oceniang na podstawie
arkusza EQ-5D) gtéwnie poprzez ztagodzenie objawdéw chorobowych takich jak

piekacy bdl konczyn, zmiany skérne oraz dolegliwosci przewodu pokarmowego;

generuje wiec istotne Klinicznie dodatkowe efekty zdrowotne
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5. Podsumowanie i wnioski koncowe

W niniejszej pracy dazono do wykonania oceny wptywu na system opieki zdrowotne;j
w Polsce, pozytywnej decyzji dotyczacej finansowania produktu Fabrazyme®
(agalzydaza beta) w ramach Programu lekowego leczenia choroby Fabry’ego. W tym

celu w analizie przyjeto dwa mozliwe scenariusze: scenariusz ,,istniejqcy”l

I oraz scenariusz ,nowy” I

I Dla kazdego scenariusza przyjgto

trzy mozliwe warianty: minimalny, prawdopodobny oraz maksymalny.
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Refundacja leku Fabrazyme® bedzie sie wigzata z utworzeniem nowej grupy

limitowej, poniewaz w przypadku utworzenia Programu lekowego bedzie to pierwszy
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Ponadto, nalezy zauwazyC, ze rozpoczecie finansowania preparatu leczniczego
Fabrazyme® w ramach Programu lekowego bedzie stanowito dla chorych jedyna
opcje terapeutyczng, ktorej do tej pory nie posiadali. Wptynie to w sposéb bardzo
znaczacy na poprawe zadowolenia tych chorych z otrzymywanych sSwiadczen

zdrowotnych.
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7. Spis rysunkow
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