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Indeks akronimów wykorzystywanych w opracowaniu 

Akronim Interpretacja (pełna nazwa) 

A6181111 Akronim badania [54], [55] 

AOTM Agencja Oceny Technologii Medycznych 

AWMSG 
ang. All Wales Medicines Strategy Group; 

Walijska Agencja Oceny Technologii Medycznych 

BIA 
ang. Budget Impact Analysis; 

Analiza wpływu na budżet 

BSC 
ang. Best Supprotive Care; 

Najlepsze leczenie objawowe 

CI 
ang. Confidence Interval; 

Przedział ufności 

ECOG skala sprawności Eastern Cooperative Oncology Group, 

EMA 
ang. European Medicines Agency; 

Europejska Agencja do spraw Leków 

EVPI 
ang. Expected value of perfect information; 

Oczekiwana wartość perfekcyjnej informacji 

FDA 
ang. Food and Drug Administration; 

Amerykańska Agencja ds. Żywności i Leków 

HR 
ang. Hazard ratio; 

Względny hazard 

ITT 
ang. Intention to Treat; 

Analiza zgodna z intencją leczenia 

LCI 
ang. lower confidence interval; 

Dolna granica przedziału ufności 

NICE 
ang. National Institute for Health and Clinical Excellence; 

Narodowy Instytut ds. Doskonalenia Leczenia Klinicznego 

OS 
ang. Overall Survival; 

Przeżycie całkowite 

PICO 
ang. Population, Intervention, Comparison, Outcome;  

Populacja, interwencja, porównanie, wynik 
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Akronim Interpretacja (pełna nazwa) 

pNET 
ang. Pancreatic neuroendocrine tumor; 

Nowotwór neuroendokrynny trzustki 

PRRT 
ang. peptide receptor radionuclide therapy 

celowana radioterapia analogami somatostatyny 

QALY 
ang. Quality-Adjusted Life Years;  

Lata życia skorygowane o jakość, lata życia w pełnym zdrowiu 

RADIANT-3 
ang. RAD001 In Advanced Neuroendocrine Tumors; 

Akronim badania [51], [52], [53] 

SMC 
ang. Scottish Medicines Consortium; 

Szkockie Konsorcjum do spraw Leków 

SST 
ang. Somatostatin; 

Somatostatyna 

TPZ Terapeutyczny program zdrowotny 

UCI 
ang. upper confidence interval; 

Górna granica przedziału ufności 

WHO 
ang. World Health Organization; 

Światowa Organizacja Zdrowia 
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Streszczenie 

 

Cel analizy 

Celem analizy jest ocena wpływu na system ochrony zdrowia podjęcia decyzji o finansowaniu ze środków publicznych w ramach 

programu lekowego produktu leczniczego Afinitor® (ewerolimus; Novartis Poland Sp. z o.o.) stosowanego w leczeniu 

nieoperacyjnych lub z przerzutami wysoko lub średnio zróżnicowanych nowotworów neuroendokrynnych trzustki u dorosłych 

pacjentów z chorobą o przebiegu postępującym [33] w horyzoncie czasowym od 1 lipca 2013 roku do końca 2015 roku. 

 

Metody przeprowadzenia analizy 

W ramach analizy porównano nakłady finansowe z perspektywy płatnika publicznego ponoszone w ramach opieki nad dorosłymi 

pacjentami z nieoperacyjnym lub z przerzutami wysoko lub średnio zróżnicowanym nowotworem neuroendokrynnym trzustki o 

przebiegu postępującym w przypadku finansowania ze środków publicznych ocenianej technologii lekowej w ramach programu 

lekowego („scenariusz nowy”) oraz wysokość tych nakładów w sytuacji, kontynuacji aktualnego sposobu finansowania ze 

środków publicznych produktu leczniczego Afinitor® (ewerolimus) stosowanego wśród pacjentów z analizowanej populacji 

(„scenariusz istniejący”; por. rozdział 2.4.). 
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1. Cel analizy wpływu na system ochrony zdrowia 

 

Celem analizy jest ocena wpływu na system ochrony zdrowia podjęcia decyzji o finansowaniu ze 

środków publicznych w ramach programu lekowego produktu leczniczego Afinitor® (ewerolimus; 

Novartis Poland Sp. z o.o.) stosowanego w leczeniu nieoperacyjnych lub z przerzutami wysoko lub 

średnio zróżnicowanych nowotworów neuroendokrynnych trzustki u dorosłych pacjentów z chorobą o 

przebiegu postępującym [33], w horyzoncie czasowym od 1 lipca 2013 roku do końca 2015 roku. 

 

Analiza została przygotowana w związku wnioskiem Podmiotu odpowiedzialnego o ustalenie urzędowej 

ceny oraz objęcie refundacją produktu leczniczego Afinitor® w leczeniu nieoperacyjnych lub z 

przerzutami wysoko lub średnio zróżnicowanych nowotworów neuroendokrynnych trzustki u dorosłych 

pacjentów z chorobą o przebiegu postępującym, w ramach programu lekowego. 

 



Ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznego decyzji o finansowaniu ze środków publicznych w 

ramach programu lekowego stosowania produktu leczniczego Afinitor® (ewerolimus) w nieoperacyjnych lub z 

przerzutami wysoko lub średnio zróżnicowanych nowotworów neuroendokrynnych trzustki u dorosłych pacjentów z 

chorobą o przebiegu postępującym w ramach programu lekowego w warunkach polskich. 
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2. Metody przeprowadzenia analizy wpływu na budżet 

 

Przeprowadzona analiza pozwoli ocenić wpływ na system ochrony zdrowia w Polsce podjęcia decyzji  

dotyczącej finansowania ze środków publicznych w ramach programu lekowego produktu leczniczego 

Afinitor® stosowanego w leczeniu nieoperacyjnych lub z przerzutami wysoko lub średnio 

zróżnicowanych nowotworów neuroendokrynnych trzustki u dorosłych pacjentów z chorobą o 

przebiegu postępującym. 

 

Analiza została przeprowadzona zgodnie z Wytycznymi dla przeprowadzania ocen technologii lekowych 

stanowiących załącznik do nr 1/2010 Prezesa Agencji Oceny Technologii Medycznych z dnia 4 stycznia 

2010 roku [1] oraz przy uwzględnieniu Rozporządzenia Ministra Zdrowia w sprawie minimalnych 

wymagań, jakie powinny spełniać analizy zawarte we wniosku o objęcie refundacją [44]. 

 

Zgodnie z wymogami Agencji Oceny Technologii Medycznych sprecyzowano kontekst kliniczny 

niniejszego etapu oceny technologii medycznych. Schemat PICO (ang. population, intervention, 

comparison, outcome; populacja, interwencja, porównanie, wynik) [1] niniejszej analizy przedstawia 

się następująco: 

• populację stanowią dorośli pacjenci z nieoperacyjnym lub z przerzutami wysoko lub średnio 

zróżnicowanym nowotworem neuroendokrynnym trzustki o przebiegu postępującym, zgodnie z 

kryteriami włączenia i wyłączenia z proponowanego programu lekowego [33] (P), 

• wnioskowaną technologią jest stosowania ewerolimusu (Afinitor®) w dawce wyjściowej 10 mg/d 

wśród pacjentów z analizowanej populacji (I), 

• do grona opcjonalnych technologii zakwalifikowano: stosowanie sunitynibu wśród pacjentów z 

analizowanej populacji oraz placebo (C), 

• do efektów zdrowotnych (O) uwzględnionych w niniejszej analizie należą: przeżycie wolne od 

progresji, przeżycie całkowite, rezygnacja z leczenia z powodu wystąpienia działań niepożądanych 

oraz wystąpienie poszczególnych działań niepożądanych w stopniu III lub IV.  

 

W ramach analizy porównano nakłady finansowe z perspektywy płatnika publicznego ponoszone w 

ramach opieki nad dorosłymi pacjentami z nieoperacyjnym lub z przerzutami wysoko lub średnio 

zróżnicowanym nowotworem neuroendokrynnym trzustki o przebiegu postępującym w przypadku 

finansowania ze środków publicznych ocenianej technologii lekowej w ramach programu lekowego 

(„scenariusz nowy”) oraz wysokość tych nakładów w sytuacji, kontynuacji aktualnego sposobu 

finansowania ze środków publicznych produktu leczniczego Afinitor® (ewerolimus) stosowanego wśród 

pacjentów z analizowanej populacji („scenariusz istniejący”; por. rozdział 2.4.). 



2.1. Oceniana technologia i sposób jej finansowania 
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W ramach analizy wpływu na budżet analizowano trzy scenariusze oceny wielkości analizowanej 

populacji: scenariusz najbardziej prawdopodobny, scenariusz minimalny, scenariusz 

maksymalny. 

 

Analizę wpływu na budżet przeprowadzono z uwzględnieniem wyników przeglądu systematycznego 

medycznych baz danych przygotowanego przez Zespół Centrum HTA Sp. z o.o. Sp. k. [49]. Niniejsze 

opracowanie zostało przeprowadzone w oparciu o dostarczony przez Podmiot odpowiedzialny, firmę 

Novartis Poland Sp. z o.o., model decyzyjny opracowany przez ekspertów z Analytica International, 

będący podstawą wydania pozytywnej rekomendacji zagranicznych Agencji Oceny Technologii 

Medycznych [75], [76]. Przeprowadzono modelowanie de novo z uwzględnieniem części danych 

wejściowych modelu zagranicznego (eksperci Analytica International dysponowali dostępem do 

indywidualnych danych pacjentów włączonych do badań klinicznych stąd przeprowadzone przez nich 

obliczenia w zakresie skuteczności klinicznej porównywanych interwencji, w tym otrzymane rozkłady 

Weibull’a wykorzystane przy ocenie przeżycia wolnego od progresji lub przeżycia całkowitego są 

bardziej wiarygodne niż jakikolwiek estymacje przeprowadzone w oparciu o zagregowane wyniki 

badań klinicznych). Szczegóły dotyczące modelowania przedstawiono w przeprowadzonej przez 

Centrum HTA Sp. z o.o. Sp. k. analizie ekonomicznej [99]. 

 

W niniejszej analizie wykorzystano ogólnie akceptowalne metody biostatystyczne i epidemiologiczne. 

 

Przy wyborze metod biostatystycznych i epidemiologicznych wykorzystanych w niniejszym 

opracowaniu uwzględniono referencyjne publikacje naukowe oraz opracowania książkowe: [1]-[20], 

[23]-[28], [30]. 

 

2.1. Oceniana technologia i sposób jej finansowania 

 

Ocenianą technologię stanowi stosowanie produktu leczniczego Afinitor® (ewerolimus) w leczeniu 

nieoperacyjnych lub z przerzutami wysoko lub średnio zróżnicowanych nowotworów 

neuroendokrynnych trzustki u dorosłych pacjentów z chorobą o przebiegu postępującym. 
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Podmiot odpowiedzialny, firma Novartis Poland Sp. z o.o., wnioskuje o zmianę sposobu finansowania 

ocenianej technologii lekowej polegającej na ustaleniu urzędowej ceny zbytu i objęciu refundacją w 

ramach programu lekowego umożliwiającego zastosowanie wnioskowanej interwencji w leczeniu 

nieoperacyjnych lub z przerzutami wysoko lub średnio zróżnicowanych nowotworów 

neuroendokrynnych trzustki u dorosłych pacjentów z chorobą o przebiegu postępującym. 

 

Szczegóły dotyczące opisu ocenianej technologii lekowej (w tym dawkowania ewerolimusu) 

przedstawiono w Analizie ekonomicznej [99]; szczegółowe dane kliniczne i właściwości 

farmakologiczne ewerolimusu zamieszczono w Analizie problemu decyzyjnego [33]. 
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2.2. Perspektywa analizy 

 

Analizowany problem decyzyjny obejmuje finansowanie ze środków publicznych stosowania produktu 

Afinitor® w analizowanym wskazaniu w ramach programu lekowego.  

 

Przedstawiony sposób finansowania ocenianej interwencji ze środków publicznych nie uwzględnia 

współpłacenie pacjenta za oceniany produkt, zgodnie z art. 14 ust 1 pkt 1 ustawy o refundacji [39].  

 

Mając powyższe na uwadze, zgodnie z Wytycznymi dla przeprowadzania ocen technologii medycznych 

opublikowanymi przez Agencję Oceny Technologii Medycznych [1], niniejsza analiza wpływu na budżet 

została przeprowadzona z perspektywy płatnika publicznego (podmiotu zobowiązanego do 

finansowania świadczeń ze środków publicznych; Narodowego Funduszu Zdrowia). 

 

2.3. Horyzont czasowy niniejszej analizy  

 

W analizie wpływu na budżet dokonuje się oceny wpływu danej technologii medycznej na jednoroczny 

budżet opieki zdrowotnej w czasie kilku lat następujących po podjęciu decyzji o finansowaniu ze 

środków publicznych nowej technologii, zazwyczaj do ustalenia się równowagi na rynku lub co 

najmniej w ciągu pierwszych 2 lat od daty rozpoczęcia finansowania danej technologii medycznej ze 

środków publicznych [1]. 

 

Ze względu na różnice w wysokości ustawowej marży hurtowej na leki refundowane w latach  

2012 – 2014 [39], zdefiniowano punkt początkowy niniejszej analizy. 
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Punkt początkowy niniejszej analizy obejmuje zastosowanie ewerolimusu w analizowanym wskazaniu 

wśród pacjentów z analizowanej populacji pierwszego dnia miesiąca obowiązywania decyzji Ministra 

Zdrowia o finansowaniu ocenianej technologii lekowej ze środków publicznych na proponowanych 

zasadach; punkt początkowy analizy został ustalony na pierwszy dzień lipca 2012 roku – data wejścia 

w życie kolejnego Obwieszczenia Ministra Zdrowia w sprawie wykazu refundowanych leków, środków 

spożywczych specjalnego przeznaczenia żywieniowego oraz wyrobów medycznych. 

 

Tym samym w ramach analizy wpływu na budżet dotyczącej stosowania produktu leczniczego 

Afinitor® w leczeniu nieoperacyjnych lub z przerzutami wysoko lub średnio zróżnicowanych 

nowotworów neuroendokrynnych trzustki u dorosłych pacjentów z chorobą o przebiegu postępującym 

przeprowadzono symulację wysokości nakładów z jednorocznego budżetu płatnika publicznego oraz 

ocenę konsekwencji finansowych dla trzech kolejnych lat obserwacji w odniesieniu do porównywanych 

ze sobą możliwych scenariuszy (‘nowy scenariusz’ vs ‘scenariusz istniejący’) – oceniono wpływ na 

budżet kontynuacji aktualnego sposobu finansowania ocenianej technologii lekowej w okresie od 1 

lipca 2013 roku do końca 2015 roku. 

Dodatkowo jako referencyjny rok przedstawiono wyniki dla roku 2012. 

 

Obserwację zakończono po ustaleniu się równowagi na rynku o czym świadczy nieistotnie 

statystycznie różna zmiana liczby pacjentów na których rozważana decyzja będzie miała bezpośredni 

wpływ, tj. pacjentów leczonych ewerolimusem w ramach programu lekowego pod koniec roku w 

zakładanym horyzoncie czasowym (p=0,2263; por. Wykres 5. – Wykres 7.). 

 

Horyzont czasowy analizy podzielono na lata rozliczeniowe zgodnie z corocznym planem finansowym 

Narodowego Funduszu Zdrowia. 

Tak przedstawione wyniki analizy wpływu na budżet pozwolą ująć szacowany zakres wydatków 

związanych z ocenianą technologią lekową w corocznym planie finansowym Narodowego Funduszu 

Zdrowia. 

 

Na uwagę zasługuje, że w związku z informacjami przedstawionymi w Zarządzeniu Nr 28/2012/DGL 

Prezesa Narodowego Funduszu Zdrowia z dnia 10 maja 2012 r. zmieniającym zarządzenie w sprawie 

określenia warunków zawierania i realizacji umów w rodzaju leczenie szpitalne w zakresie 

terapeutyczne programy zdrowotne, terapeutyczny program zdrowotny świadczeń chemioterapii 

niestandardowej realizowany będzie do końca 2013 roku.  



2.4. Scenariusze porównywane 

 

 

 
 

 17  

 

 

 

 

 

 

2.4. Scenariusze porównywane  

 

W ramach analizy porównano nakłady finansowe z perspektywy płatnika publicznego ponoszone w 

ramach opieki nad dorosłymi pacjentami z nieoperacyjnym lub z przerzutami wysoko lub średnio 

zróżnicowanym nowotworem neuroendokrynnym trzustki o przebiegu postępującym w przypadku 

finansowania ze środków publicznych ocenianej technologii lekowej w ramach programu lekowego 

(„scenariusz nowy”) oraz wysokość tych nakładów w sytuacji, kontynuacji aktualnego sposobu 

finansowania ze środków publicznych produktu leczniczego Afinitor® (ewerolimus) stosowanego wśród 

pacjentów z analizowanej populacji („scenariusz istniejący”).  

 

Mając na uwadze wyniki badania kwestionariuszowego, informacje przedstawione w raportach [80] i 

[97], wyniki oceny wskazań do stosowania potencjalnych komparatorów oraz wyniki oceny zaleceń 

klinicznych jako technologie opcjonalne w odniesieniu do stosowania ewerolimusu w analizowanym 

wskazaniu zidentyfikowano: stosowanie sunitynibu oraz placebo (brak leczenia przyczynowego). 

Szczegóły dotyczące wyboru opcjonalnych technologii przedstawiono w przeprowadzonej przez 

Centrum HTA Sp. z o.o. Sp. k. Analizie problemu decyzyjnego [33]. 

 

W opracowaniu uwzględniono wszystkie technologie lekowe, które zgodnie z istniejącą praktyką 

kliniczną stosowane są wśród dorosłych pacjentów z nieoperacyjnym lub z przerzutami wysoko lub 

średnio zróżnicowanym nowotworem neuroendokrynnym trzustki o przebiegu postępującym 

spełniających kryteria włączenia do proponowanego programu lekowego. 

Wyniki analizy wpływu na budżet przedstawiono w ujęciu wszystkich pacjentów o których mowa 

powyżej. 

 

W tabeli poniżej przedstawiono uwzględnione w ramach porównywanych scenariuszy strategie 

terapeutyczne dostępne wśród dorosłych pacjentów z nieoperacyjnym lub z przerzutami wysoko lub 

średnio zróżnicowanym nowotworem neuroendokrynnym trzustki o przebiegu postępującym 

spełniających kryteria do włączenia leczenia ewerolimusem. 
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2.5. Charakterystyka i wielkość analizowanej populacji  

 

2.5.1. Charakterystyka analizowanej populacji pacjentów 

 

Charakter analizowanej populacji został określony w oparciu o zarejestrowane wskazania do 

stosowania produktu leczniczego Afinitor® [50] oraz kryteriach włączenia i wykluczenia z 

proponowanego programu lekowego, który z dużym prawdopodobieństwem będzie uwzględniał 

pacjentów o charakterystyce zbieżnej z charakterystyką pacjentów włączonych do badania klinicznego 

RADIANT-3 [51], [52], [53], którego wyniki świadczą o korzyści klinicznej zastosowania ewerolimusu 

w analizowanym wskazaniu. 

 

Zgodnie z Charakterystyką Produktu Leczniczego [50] Afinitor® wskazany jest w leczeniu: 

• zaawansowanego raka piersi z ekspresją receptorów hormonalnych, bez ekspresji HER2/neu, w 

skojarzeniu z eksemestanem u kobiet po menopauzie bez objawowego zajęcia narządów 

wewnętrznych, po wystąpieniu wznowy lub progresji po leczeniu niesteroidowym inhibitorem 

aromatazy; 

• nieoperacyjnych lub z przerzutami wysoko lub średnio zróżnicowanych nowotworów 

neuroendokrynnych trzustki u dorosłych pacjentów z chorobą o przebiegu postępującym; 

• pacjentów z zaawansowanym rakiem nerkowokomórkowym, u których postęp choroby nastąpił w 

trakcie lub po przebytej terapii anty-VEGF (czynnik wzrostu śródbłonka naczyniowego). 

 

Analiza została przygotowana w związku wnioskiem Podmiotu odpowiedzialnego o ustalenie urzędowej 

ceny oraz objęcie refundacją produktu leczniczego Afinitor® w leczeniu nieoperacyjnych lub z 

przerzutami wysoko lub średnio zróżnicowanych nowotworów neuroendokrynnych trzustki u dorosłych 

pacjentów z chorobą o przebiegu postępującym, w ramach programu lekowego. 

 

Ze względu na charakter rozpatrywanego sposobu finansowania ocenianej interwencji ze środków 

publicznych, umożliwiający kontrolę ordynacji ocenianego produktu, w ramach niniejszej analizy, 

uwzględniono możliwość stosowania produktu Afinitor® wyłącznie wśród pacjentów do tego 

predysponowanych. Nie zidentyfikowano przesłanek sugerujących możliwość nadużywania ocenianej 

technologii lekowej w przypadku jej finansowania ze środków publicznych na aktualnych zasadach. 

 

Przy ocenie charakteru populacji docelowej dla ocenianej technologii lekowej finansowanej na 

aktualnych zasadach uwzględniono kryteria włączenia i kryteria wykluczenia z proponowanego 

programu lekowego. Mając na uwadze, iż modelowania oparto na wynikach badania klinicznego 



Ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznego decyzji o finansowaniu ze środków publicznych w 

ramach programu lekowego stosowania produktu leczniczego Afinitor® (ewerolimus) w nieoperacyjnych lub z 

przerzutami wysoko lub średnio zróżnicowanych nowotworów neuroendokrynnych trzustki u dorosłych pacjentów z 

chorobą o przebiegu postępującym w ramach programu lekowego w warunkach polskich. 
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RADIANT-3 [51], [52], [53] charakterystykę populacji do proponowanego programu zestawiono z 

charakterystyką pacjentów włączonych do wspomnianego badania (por. tabela poniżej). 
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stwierdzono nadwrażliwość na ewerolimus, na inne pochodne rapamycyny lub na którąkolwiek 

substancję pomocniczą ocenianego produktu leczniczego. 

 

2.5.2. Liczebność populacji pacjentów z nowotworem neuroendokrynnym trzustki 

(pNET) w Polsce  

 

 

 

  

 

 

 

  

 

        

         

 

  

  

 

 

 

 

 

 

 

  

 

 

 

 

 

  

 

  

                                                 
† metodologia i wynika badania kwestionariuszowego zostały przedstawione w raporcie z analizy ekonomicznej [99]. 
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‡  przy ocenie wielkości populacji pNET uwzględniono wielkość populacji ogólnej Polski z lat 2011 – 2015, określoną na 

podstawie prognoz Głównego Urzędu Statystycznego [79] 
§ przy ocenie wielkości populacji pNET w ramach wariantu 2. i 3. uwzględniono wielkość populacji ogólnej Polski z lat 2011 – 

2015, określoną na podstawie prognoz Głównego Urzędu Statystycznego [79] 
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2.6. Analiza wpływu na skutki zdrowotne  

 

Opierając się na wynikach przeglądu systematycznego badań klinicznych [49], w ramach którego 

wykazano istotne różnice w skuteczności klinicznej i bezpieczeństwie stosowania ewerolimusu w 

odniesieniu do placebo, w niniejszym opracowaniu uwzględniono efekty zdrowotne zastosowania 

porównywanych sposobów postępowania. 

 

Modelowano efektywność praktyczną ocenianej interwencji w analizowanym wskazaniu w odniesieniu 

do komparatorów na drodze przystosowania wyników randomizowanych badań klinicznych RADIANT-3 

[51], [52], [53] i A6181111 [54], [55], [56], [94] do warunków praktyki klinicznej w Polsce z 

wykorzystaniem modelu decyzyjnego szczegółowo opisanego w ramach przeprowadzonej przez 

Centrum HTA Sp. z o.o. Sp. k. Analizy ekonomicznej [99]. 

 

Uwzględnionymi w ramach niniejszego opracowania punktami końcowymi badań klinicznych są: 

• przeżycie wolne od progresji, 

• przeżycie całkowite (ang. Overall Survival; OS), 

• wystąpienie poszczególnych działań niepożądanych w stopniu III lub IV wg WHO oraz 



2.7. Koszty uwzględnione w opracowaniu 
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• rezygnacja z leczenia z powodu wystąpienia działań niepożądanych.  

 

Efekty zdrowotne uwzględnione w niniejszej analizie ekonomicznej: 

• wiążą się z ocenianą jednostką chorobową i jej przebiegiem, odzwierciedlają wszystkie medycznie 

istotne aspekty problemu zdrowotnego i jednocześnie umożliwiają wykrycie potencjalnych różnic 

między porównywanymi interwencjami, 

• mają zasadnicze znaczenie dla podejmowania racjonalnej decyzji (punkty krytyczne danego 

problemu zdrowotnego; efekty związane z kosztem z rozpatrywanych perspektyw ekonomicznych 

i/albo mających wpływ na jakość życia pacjenta z analizowanej populacji). 

 

W opracowaniu wykorzystano wyniki badań klinicznych uwzględniające pacjentów w najwyższym 

stopniu zgodnych pod względem charakterystyki z populacją pacjentów w stanie klinicznym 

pozwalającym na stosowanie ewerolimusu w ramach proponowanego programu lekowego. Przy 

ocenie zastosowania ewerolimusu w odniesieniu do placebo uwzględniono wyniki badania klinicznego 

RADIANT-3 raportowane w [51]-[53]; przy ocenie stosowania ewerolimusu w odniesieniu do 

sunitynibu wykorzystano wyniki porównania pośredniego badania klinicznego RADIANT-3 oraz badania 

klinicznego A6181111 [54]-[56], [94] przedstawione przez Signorovitch i wsp. w następujących 

pozycjach bibliograficznych [57], [58].  

Szczegóły dotyczące charakterystyki wspomnianych badań klinicznych przedstawiono w przeglądzie 

systematycznym [49]. 

 

 

 

 

 

 

 

Szczegóły dotyczące modelowania długoterminowych efektów porównywanych interwencji oraz 

wartości poszczególnych parametrów wykorzystanych w modelowaniu przedstawiono w Analizie 

ekonomicznej [99]. 

 

2.7. Koszty uwzględnione w opracowaniu 

 

W ramach niniejszego opracowania uwzględniono zasoby zużywane w trakcie codziennej praktyki 

lekarza prowadzącego terapię nieoperacyjnych lub z przerzutami wysoko lub średnio zróżnicowanych 

nowotworów neuroendokrynnych trzustki u dorosłych pacjentów z chorobą o przebiegu postępującym. 
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Zasoby uwzględnione w analizie wpływu na budżet związane są z kosztami z perspektywy płatnika 

publicznego.  

 

Zidentyfikowano następujące kategorie kosztowe istotne z perspektywy płatnika publicznego: 

• finansowanie leków stosowanych w analizowanym wskazaniu (Afinitor®, Sutent®), 

• finansowanie procedur medycznych stosowanych wśród pacjentów u których wystąpiła progresja 

choroby nowotworowej (radioterapia, w tym celowana radioterapia analogami somatostatyny i 

chemioterapia), 

• współfinansowanie leków stosowanych w ramach najlepszego leczenia objawowego oraz leków 

stosowanych w leczeniu działań niepożądanych stosowania ewerolimusu lub sunitynibu, 

• finansowanie specjalistycznych porad ambulatoryjnych, 

• finansowanie świadczeń diagnostycznych kosztochłonnych, 

• finansowanie świadczeń kontraktowanych odrębnie, 

• finansowanie innych świadczeń diagnostycznych, 

• finansowanie świadczeń opieki paliatywnej/hospicyjnej, 

• finansowanie innych świadczeń szpitalnych (hospitalizacje wg JGP). 

 

Przy ocenie kosztów z perspektywy Narodowego Funduszu Zdrowia posłużono się informacjami 

przedstawionymi w aktualnych Zarządzeniach Prezesa NFZ [48], [61], [62], [63], [64], [66], [67], 

[68], [69], [70], [71], [72], [73], [74] (styczeń 2013). 

 

W opracowaniu uwzględniono koszt farmakoterapii, oszacowany zgodnie z zasadami refundacji leków 

określonymi w ramach Ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji leków, środków spożywczych 

specjalnego przeznaczenia żywieniowego oraz wyrobów medycznych (Dz.U. 2011 nr 122 poz. 696. z 

późń. zm.) [39] oraz koszt leków zgodny z obwieszczeniem Ministra Zdrowia dotyczącym listy 

refundowanych leków, środków spożywczych specjalnego przeznaczenia żywieniowego oraz wyrobów 

medycznych, wchodzącym w życie z dniem 1 stycznia 2013 roku [47]. 

 

W ramach niniejszej analizy uwzględniono koszt ewerolimusu i sunitynibu stosowanych w 

analizowanym wskazaniu na poziomie kosztu określonego z uwzględnieniem cen i limitów 

finansowania poszczególnych prezentacji produktu leczniczego Afinitor® i produktu leczniczego 

Sutent® określonych w ramach Wykazu refundowanych produktów leczniczych stosowanych w 

programach lekowych, zgodnie z Obwieszczeniem Ministra Zdrowia z dnia 21 grudnia 2012 roku [47]. 

 



2.7. Koszty uwzględnione w opracowaniu 
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W obliczeniach wykorzystano zasady refundacji wprowadzane wraz z wejściem w życie Ustawy o 

refundacji leków, środków spożywczych specjalnego przeznaczenia żywieniowego oraz wyrobów 

medycznych (Dz.U. 2011 nr 122 poz. 696. z późn. zm.) [39], co oznacza, że w ramach niniejszej 

analizy uwzględniono różną wysokość ustawowej marży hurtowej na leki Afinitor® i Sutent® w latach 

2012 – 2014. 

 

 

 

  

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

Na uwagę zasługuje, że w ramach niniejszego opracowania ze względu na taką samą wycenę 

punktową niektórych świadczeń z Katalogu świadczeń podstawowych - leczenie szpitalne – 

                                                 
** firma Novartis Poland Sp. z o.o. poinformowała o takich samych cenach leków Afinitor® stosowanych w programie lekowym 

oraz TPZ świadczeń chemioterapii niestandardowej (z oczywistych powodów Podmiot odpowiedzialny nie ma możliwości 

dywersyfikacji cen leków Afinitor® w zależności od wskazania w którym są stosowane) 
††  analogicznie jak w przypadku cen leków Afinitor®, podmiot odpowiedzialny za ceny leków Sutent® nie ma możliwości 

dywersyfikacji cen leków w zależności od wskazania w którym są stosowane; świadczą o tym wyniki przedstawione w raporcie 

[80] (przy uwzględnieniu cen leków zgodnych z aktualnym Obwieszczeniem Ministra Zdrowia i założeniu leczenia 300 pacjentów 

w TPZ w ramach walidacji zewnętrznej analizy wpływu na budżet, por. rozdział 0., otrzymano identyczne wyniki z wynikami 

raportowanymi w rozdziale 6.3.3.2. raportu [80], co świadczy nie tylko o wykorzystaniu tych samych cen ale również o takiej 

samej metodologii przeprowadzonych obliczeń) 
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chemioterapia [63], Katalog świadczeń i zakresów - leczenie szpitalne - programy zdrowotne (lekowe) 

[61] oraz świadczeń z Katalogu świadczeń i zakresów - leczenie szpitalne - terapeutyczne programy 

zdrowotne [62] nie przeprowadzono dywersyfikacji kosztu podania leku lub kosztu monitorowania 

stanu zdrowia (kategorii kosztu uwzględniającego świadczenia z ww. zakresów) pacjenta 

poddawanego leczeniu z uwzględnieniem świadczeń z zakresu chemioterapii, świadczeń z zakresu 

programy lekowe oraz świadczeń z zakresu terapeutyczne programy zdrowotne. Wypadkowy koszt dla 

wskazanych zakresów będzie taki sam, różnice polegają wyłącznie na kodzie przypisywanych 

świadczeń medycznych. 

 

W celu identyfikacji zasobów zużywanych w trakcie opieki nad pacjentami z analizowanej populacji 

wykorzystano informacje uzyskane w ramach badania kwestionariuszowego przeprowadzonego wśród 

siedmiu ekspertów klinicznych. 

 

Dane kosztowe zebrano w okresie od czerwca 2011 roku do stycznia 2013 roku (od momentu 

rozpoczęcia badania kwestionariuszowego do momentu zakończenia niniejszego raportu, z datą 

odcięcia 13 stycznia 2013 roku).  

 

Szczegóły dotyczące oszacowań poszczególnych kosztów jednostkowych uwzględnionych w 

opracowaniu przedstawiono w przeprowadzonej przez Centrum HTA Sp. z o.o. Sp. k. analizie 

ekonomicznej [99] oraz w dołączonym do raportu modelu decyzyjnym (arkusze: „Badanie 

kwestionariuszowe” i „Wykaz cen”). 

 

Opierając się na Wytycznych przeprowadzania Ocen Technologii Medycznych [1], w ramach niniejszej 

analizy wpływu na budżet nie uwzględniono dyskontowania kosztów. 

 

2.8. Metody estymacji wyników analizy w ujęciu populacyjnym  
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Do niniejszego raportu dołączono model decyzyjny sporządzony w MS Excel 2007™. 

 

2.9. Analiza wrażliwości  

 

W ramach analizy podstawowej uwzględniono trzy scenariusze zakresu wpływu rozważanej decyzji na 

budżet płatnika publicznego: 

• scenariusz najbardziej prawdopodobny, uwzględniający realistyczne wartości parametrów 

dotyczących wielkości analizowanej populacji, 
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• scenariusz minimalny, uwzględniający skrajne wartości z zakresu niepewności parametrów 

dotyczących wielkości analizowanej populacji, generujące minimalny wpływ ocenianej decyzji na 

budżet płatnika publicznego, 

• scenariusz maksymalny, uwzględniający skrajne wartości zakresu niepewności parametrów 

dotyczących wielkości analizowanej populacji, generujące maksymalny wpływ ocenianej decyzji 

na budżet płatnika publicznego. 

 

W ramach skrajnych scenariuszy uwzględniono zakres zmienności poszczególnych parametrów na 

poziomie 95% przedziału ufności (CI) lub zakresu minimum – maksimum w przypadku braku danych 

dotyczących 95% CI lub brak danych umożliwiających kalkulację granic 95% CI. 

 

W ramach analizy wrażliwości uwzględniono opcjonalne warianty oceny wielkości docelowej populacji 

(por. rozdział 2.5.3.). 

 

          

 

 

  

 

2.10. Wykaz założeń i parametrów uwzględnionych w ramach analizy wpływu na 

budżet 
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3.2. Scenariusz najbardziej prawdopodobny 

 

Wyniki analizy wpływu na budżet uwzględniającej najbardziej prawdopodobny scenariusz wielkości 

analizowanej populacji przedstawiono w tabeli poniżej. 
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3.3. Scenariusz minimalny 
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3.3. Scenariusz minimalny  

 

Wyniki analizy wpływu na budżet uwzględniającej scenariusz minimalny wielkości populacji docelowej 

przedstawiono w tabeli poniżej. 
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3.4. Scenariusz maksymalny 
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3.4. Scenariusz maksymalny  

 

Wyniki analizy wpływu na budżet uwzględniającej scenariusz maksymalny wielkości analizowanej 

populacji przedstawiono w tabeli poniżej. 
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Wyniki analizy wrażliwości przedstawiono w tabeli poniżej. 
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W ramach analizy wrażliwości zaobserwowano, że opcjonalne warianty oszacowań wielkości populacji 

docelowej generują niższy wpływ na budżet płatnik publicznego od określonego w ramach analizy 

podstawowej. 

 

3.6. Podsumowanie wyników analizy wpływu na budżet 

 

 

  

 

 

  

   

   

   

 

 

 

 

 

 

 

 

 

  

  

  

 

Udział poszczególnych kategorii kosztu w całkowitej inkrementalnej zmianie wydatków z budżetu 

płatnika publicznego przedstawiono na wykresie poniżej. 
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W ramach analizy wrażliwości ustalono, że przedstawione powyżej wyniki określono z uwzględnieniem 

wariantu populacji świadczącego o najwyższym wpływie rozważanej decyzji na budżet płatnika 

publicznego. 

 

 



4. Analiza zużytych zasobów 
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4. Analiza zużytych zasobów   

 

Zużycie zasobów medycznych mających najwyższy wpływ na zmianę inkrementalną wydatków z 

budżetu płatnika publicznego tytułem realizacji porównywanych ze sobą scenariuszy przedstawiono w 

tabelach poniżej. 
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5. Analiza wpływu na efekty zdrowotne 
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5. Analiza wpływu na efekty zdrowotne 

 

Wyniki analizy wpływu na efekty zdrowotne zostały przedstawione w tabeli poniżej. 
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Wyniki analizy wpływu na efekty zdrowotne sugerują, że realizacja scenariusza nowego (finansowanie 

ocenianej technologii lekowej ze środków publicznych w ramach programu lekowego) będzie wiązała 

się z mierzalnymi efektami zdrowotnymi wśród pacjentów z analizowanej populacji. 

 

Wyniki analizy wpływu na efekty zdrowotne świadczą, iż do końca 2015 roku skumulowana liczba lat 

życia i liczba lat życia skorygowanych o jakość wśród pacjentów z analizowanej populacji wzrośnie 

odpowiednio o  w przypadku realizacji 

proponowanego programu lekowego. 

 



6. Analiza wpływu na organizację udzielania świadczeń zdrowotnych 
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6. Analiza wpływu na organizację udzielania świadczeń zdrowotnych  

 

Wyniki niniejszej analizy wpływu na budżet sugerują, że zmianie aktualnego sposobu finansowania 

ocenianej technologii lekowej ze środków publicznych (realizacji programu lekowego) z wysokim 

prawdopodobieństwem będą towarzyszyć dodatkowe nakłady finansowe z płatnika publicznego.  

 

Wysokość dodatkowych nakładów finansowych uwarunkowana jest zakresem wykorzystania ocenianej 

interwencji: im więcej pacjentów będzie stosować finansowany ze środków publicznych produkt 

leczniczy Afinitor® w analizowanym wskazaniu, tym wyższe będą dodatkowe nakłady finansowe. 

 

Stosowanie produktu Afinitor® w analizowanym wskazaniu nie nakłada szczególnych wymogów na 

pacjenta czy świadczeniodawcę.  

 

Analizowany produkt leczniczy jest podawany doustnie w formie tabletek [50].  

 

Leczenie produktem leczniczym Afinitor® może przebiegać zarówno w warunkach szpitalnych, jak i w 

warunkach ambulatoryjnych/domowych. 

 

Oceniana technologia obejmuje stosowanie produktu leczniczego ewerolimusu – uważa się, że decyzja 

o kontynuacji finansowania ze środków publicznych ocenianej technologii lekowej nie będzie wiązała 

się z dodatkowymi nakładami finansowymi ze strony Narodowego Funduszu Zdrowia z tytułu 

finansowania dodatkowych wymagań związanych z tą technologią medyczną (jak transport pacjenta 

do wysoko wyspecjalizowanego ośrodka medycznego, na wizyty czy badania związane z podawaniem 

ocenianego preparatu, finansowania zakupu dodatkowego sprzętu specjalistycznego, szkoleń 

pracowników służby zdrowia itp.).  

 

Co więcej, stosowanie produktu Afinitor® nie wiąże się z dodatkowymi kosztami dotyczącymi 

wyposażenia placówek medycznych (sprzętowe, osobowe i inne).  

 

Ze względu na aktualne wykorzystanie ocenianej technologii lekowej, wszystkie ewentualne 

wymagania związane z analizowaną technologią medyczną zostały spełnione przez placówki medyczne 

obejmujące opieką medyczną pacjentów z analizowanej populacji, a także pacjentów u których 

ewerolimus stosowany jest w ramach programu lekowego „Leczenie raka nerki”. 

Podjęcie decyzji o kontynuacji finansowania ocenianej technologii medycznej ze środków publicznych 

nie powinno spowodować istotnych konsekwencji w wydatkach publicznych w innych sektorach niż 

ochrona zdrowia, skutkiem czego nie przeprowadzono oddzielnej analizy w tym zakresie. 



Ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznego decyzji o finansowaniu ze środków publicznych w 

ramach programu lekowego stosowania produktu leczniczego Afinitor® (ewerolimus) w nieoperacyjnych lub z 

przerzutami wysoko lub średnio zróżnicowanych nowotworów neuroendokrynnych trzustki u dorosłych pacjentów z 

chorobą o przebiegu postępującym w ramach programu lekowego w warunkach polskich. 
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7. Aspekty etyczne i społeczne  

 

Po szerokim przeanalizowaniu problemu zdecydowano, że decyzja o finansowaniu ze środków 

publicznych produktu leczniczego Afinitor® stosowanego w ramach programu lekowego w leczeniu 

nieoperacyjnych lub z przerzutami wysoko lub średnio zróżnicowanych nowotworów 

neuroendokrynnych trzustki u dorosłych pacjentów z chorobą o przebiegu postępującym nie stoi w 

sprzeczności z aktualnie obowiązującymi regulacjami prawnymi i nie stwarza konieczności dokonania 

zmian w prawie/przepisach. Nie znaleziono również aspektów ingerujących w prawo pacjenta czy w 

szeroko rozumiane prawa człowieka. 

 

Finansowanie stosowania ewerolimusu w analizowanym wskazaniu na proponowanych zasadach 

spowoduje, że: 

• żadne z grup pacjentów nie będą faworyzowane, 

• niekwestionowany będzie równy dostęp do świadczenia wśród pacjentów z analizowanej 

populacji. 

 

Oceniana interwencja spełnia kryteria świadczenia gwarantowanego przedstawione w Ustawie z dnia 

25 czerwca 2009 r. w następującym zakresie:  

• wpływa na jakość życia pacjenta, u którego po zastosowaniu ocenianej interwencji ulegnie 

zmniejszeniu częstotliwość wystąpienia incydentów klinicznych związanych z obniżoną jakością 

życia (progresji choroby), 

• wpływa na poprawę zdrowia obywateli przy uwzględnieniu wskaźników zapadalności, 

chorobowości lub śmiertelności określonych na podstawie aktualnej wiedzy medycznej (progresji 

choroby), 

• poprzez zmniejszenie częstotliwości wystąpienia progresji (przedłużenie życia wolnego od 

progresji) może przedłużyć życie pacjentów, u których jest stosowana, 

• cechuje ją oparta na wiarygodnych dowodach naukowych skuteczność kliniczna przy 

akceptowalnym poziomie bezpieczeństwa w odniesieniu do placebo [49],  

•  
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Tym samym podjęcie pozytywnej decyzji dotyczącej analizowanego problemu pozwoli zapewnić równy 

dostęp do świadczeń gwarantowanych wśród pacjentów z analizowanej populacji.  

 

Oceniana technologia medyczna może stanowić odpowiedź dla grupy osób o największych potrzebach 

zdrowotnych, u których w przypadku braku finansowania ocenianej technologii ze środków 

publicznych stosowane będzie wyłączenie leczenie objawowe. 

 

W przypadku uwzględniania proponowanego sposobu finansowania dostęp do ocenianej technologii 

medycznej prawdopodobnie będzie równy wśród pacjentów, u których jest ona wskazana. Z drugiej 

strony realizacja programu lekowego dla ocenianej technologii lekowej przy sprecyzowanych 

kryteriach włączenia i wykluczenia z terapii ewerolimusem poprawia dostępność ocenianej technologii 

lekowej w odniesieniu do istniejącej sytuacji (TPZ świadczeń chemioterapii niestandardowej). 

 

Oceniana technologia obejmuje stosowanie produktu leczniczego ewerolimusu w leczeniu 

nieoperacyjnych lub z przerzutami wysoko lub średnio zróżnicowanych nowotworów 

neuroendokrynnych trzustki u dorosłych pacjentów z chorobą o przebiegu postępującym  – uważa się, 

że pozytywna decyzja refundacyjna w odniesieniu do rozważanej technologii nie wpłynie istotnie na 

koszty lub wyniki zdrowotne dotyczące osób innych niż stosujące tę technologię. 

 

Pozytywna decyzja refundacyjna nie będzie powodować istotnych problemów społecznych.  

Pozytywna decyzja o finansowaniu ocenianej technologii lekowej: 

• zwiększy poziom satysfakcji analizowanych pacjentów z otrzymanej opieki medycznej ze względu 

na udostępnienie pacjentowi skutecznego leku, 

• nie grozi nieakceptowaniem postępowania pacjenta z analizowanej populacji, 

• nie będzie powodować lub wpływać na stygmatyzację, 

• nie będzie wywoływać leku lub dylematów moralnych wśród pacjentów z analizowanej populacji 

oraz lekarzy prowadzących ich terapię, 

• nie będzie stwarzać problemów społecznych dotyczących płci lub rodziny. 

 



Ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznego decyzji o finansowaniu ze środków publicznych w 
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W ramach oceny aspektów etycznych i społecznych decyzji o współfinansowaniu ze środków 

publicznych stosowania produktu Afinitor® nie przeprowadzono identyfikacji przeciwników czy 

zwolenników rozważanej decyzji. 
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          mln, z uwzględnieniem przekształcenia: 

𝑝𝑜𝑝𝑢𝑙𝑎𝑐𝑗𝑎 𝑑𝑜𝑐𝑒𝑙𝑜𝑤𝑎 𝑤 𝑏𝑎𝑑𝑎𝑛𝑖𝑢 𝑟𝑒𝑓𝑒𝑟𝑒𝑛𝑐𝑦𝑗𝑛𝑦𝑚
𝑝𝑜𝑝𝑢𝑙𝑎𝑐𝑗ę 𝑜𝑔ó𝑙𝑛ą 𝑏𝑎𝑑𝑎𝑛𝑖𝑎 𝑟𝑒𝑓𝑒𝑟𝑒𝑛𝑐𝑦𝑗𝑛𝑒𝑔𝑜�  ∙  38 𝑚𝑙𝑛 

 

Przeprowadzone obliczenia świadczą, iż określona w ramach niniejszej analizy wpływu na budżet 

wielkość populacji docelowej dla ocenianej technologii lekowej zbliżona jest do średniej wartości ze 

wszystkich estymacji przedstawionych w referencyjnych analizach wpływu na budżet [35], [36], [76], 

[77]. Wykazano, że wyniki obliczeń niniejszej analizy są istotnie różne od wielkości populacji docelowej 

przedstawionej w referencyjnych analizach wpływu na budżet dotyczących sunitynibu stosowanego w 

analogicznym wskazaniu [35], [36].  
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Podstawowe wyniki analizy wpływu na budżet [80] przedstawiono poniżej. 
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Wyniki analizy wpływu na efekty zdrowotne sugerują, że realizacja programu lekowego będzie wiązała 

się z mierzalnymi efektami zdrowotnymi wśród pacjentów z analizowanej populacji.   

W ramach oceny aspektów etycznych i społecznych dotyczącej rozważanej decyzji zwrócono uwagę na 

możliwość: 

• zapewnienia równego dostępu do świadczeń spełniających warunki gwarantowanych wśród 

pacjentów z analizowanej populacji oraz 

• poprawy satysfakcji z leczenia wśród analizowanych pacjentów.  

 

Zaobserwowano, że oceniana technologia medyczna spełnia kryteria świadczenia gwarantowanego 

przedstawione w Ustawie z dnia 25 czerwca 2009 r. w następującym zakresie:  

• wpływa na jakość życia pacjenta, u którego po zastosowaniu ocenianej interwencji ulegnie 

zmniejszeniu częstotliwość wystąpienia incydentów klinicznych związanych z obniżoną jakością 

życia (progresja choroby), 

• wpływa na poprawę zdrowia obywateli przy uwzględnieniu wskaźników zapadalności, 

chorobowości lub śmiertelności określonych na podstawie aktualnej wiedzy medycznej 

(progresja), 

• poprzez zmniejszenie częstotliwości wystąpienia progresji (przedłużenie życia wolnego od 

progresji) może przedłużyć życie pacjentów, u których jest stosowana, 

• cechuje ją oparta na wiarygodnych dowodach naukowych skuteczność kliniczna przy 

akceptowalnym poziomie bezpieczeństwa w odniesieniu do placebo [49],  

•  
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do uzyskiwanych efektów zdrowotnych (przy uwzględnieniu proponowanego porozumienia 

podziału ryzyka), 

•  
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