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Ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznegodecyzji o finansowaniu stosowania produktu leczniczego 

Votubia® (ewerolimus) w leczeniu pacjentów z gwiaździakiem podwyściółkowym olbrzymiokomórkowym (ang. 

SEGA) w przebiegu stwardnienia guzowatego (ang. TSC), którzy wymagają leczenia, ale nie kwalifikują się do 

leczenia operacyjnego w warunkach polskich. 
 

 

INDEKS AKRONIMÓW WYKORZYSTYWANYCH W OPRACOWANIU 

Akronim Interpretacja (pełna nazwa) 

AOTM Agencja Oceny Technologii Medycznych 

BIA ang. Budget Impact Analysis; 
Analiza wpływu na budżet 

CI ang. Confidence Interval; 
Przedział ufności 

LCI ang. lower confidence interval; 
Dolna granica przedziału ufności 

NFZ Narodowy Fundusz Zdrowia 

PICO ang. Population, Intervention, Comparison, Outcome;  
Populacja, interwencja, porównanie, wynik 

płatnik 
publiczny 

podmiot zobowiązany do finansowania świadczeń medycznych ze środków publicznych (Narodowy 
Fundusz Zdrowia) 

RDI 
ang. Relative dose intensity; 
Względna intensywność dawki zastosowanych substancji czynnych 

EXIST-1 
ang. Examining everolimus In a Study of TSC - 1; 
Akronim randomizowanego badania klinicznego fazy III oceniającego efekty stosowania ewerolimusu 
wśród pacjentów ze stwardnieniem guzowatym (Identyfikator ClinicalTrials.gov: NCT00789828) [65] 

TPZ Terapeutyczny Program Zdrowotny 

UCI ang. upper confidence interval; 
Górna granica przedziału ufności 

WHO ang. World Health Organization; 
Światowa Organizacja Zdrowia 

SEGA 
ang. Subependymal Giant Cell Astrocytoma; 
Gwiaździak podwyściółkowy olbrzymiokomórkowy 

TSC 
ang. Tuberous Sclerosis Complex; 
Stwardnienie Guzowate 
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Kluczowe informacje z analizy 

 

 
KLUCZOWE INFORMACJE Z ANALIZY 

 

I. Przeprowadzona analiza pozwoliła ocenić wpływ na system ochrony zdrowia w Polsce podjęcia decyzji dotyczącej 

finansowania ze środków publicznych stosowania produktu leczniczego Votubia® (ewerolimus) wśród pacjentów z 

gwiaździakiem podwyściółkowym olbrzymiokomórkowym w przebiegu stwardnienia guzowatego, którzy wymagają 

leczenia, ale nie kwalifikują się do leczenia operacyjnego.Oceniono konsekwencje finansowe dla płatnika publicznego 

realizacji programu lekowego „Leczenie ewerolimusem chorych na stwardnienie guzowate z niekwalifikującymi się do 

leczenia operacyjnego guzami podwyściółkowymi olbrzymiokomórkowymi (SEGA) wymagającymi leczenia”. 
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Ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznegodecyzji o finansowaniu stosowania produktu leczniczego 

Votubia® (ewerolimus) w leczeniu pacjentów z gwiaździakiem podwyściółkowym olbrzymiokomórkowym (ang. 

SEGA) w przebiegu stwardnienia guzowatego (ang. TSC), którzy wymagają leczenia, ale nie kwalifikują się do 

leczenia operacyjnego w warunkach polskich. 
 

 

STRESZCZENIE 

 

CEL ANALIZY 
 

Celem analizy była ocena wpływu na system ochrony zdrowia podjęcia decyzji o finansowaniu ze środków publicznych produktu 

leczniczego Votubia® (ewerolimus) w leczeniu pacjentów z gwiaździakiem podwyściółkowym olbrzymiokomórkowym (ang. 

SEGA) w przebiegu stwardnienia guzowatego (ang. TSC), którzy wymagają leczenia, ale nie kwalifikują się do leczenia 

operacyjnego w okresie od 1 stycznia 2014 roku do końca 2016 roku.  

 

 

 

 

 

 

METODY PRZEPROWADZENIA ANALIZY 
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Streszczenie 
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Ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznegodecyzji o finansowaniu stosowania produktu leczniczego 

Votubia® (ewerolimus) w leczeniu pacjentów z gwiaździakiem podwyściółkowym olbrzymiokomórkowym (ang. 

SEGA) w przebiegu stwardnienia guzowatego (ang. TSC), którzy wymagają leczenia, ale nie kwalifikują się do 

leczenia operacyjnego w warunkach polskich. 
 

 

  

 

 

  

 

 

  

 

 

 

 

 

 

 

 

  

  

  

 

 

 

 

 

 

Przeprowadzona analiza wpływu na system ochrony zdrowia decyzji dotyczącej finansowania wnioskowanej technologii ze 

środków publicznych zgodna jest z Wytycznymi AOTM dla przeprowadzenia ocen technologii lekowych [1] oraz spełnia 

minimalne wymagania Ministra Zdrowia przedstawione w rozporządzeniu [36]. 

 

WYNIKI ANALIZY WPŁYWU NA BUDŻET 
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Streszczenie 
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Ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznegodecyzji o finansowaniu stosowania produktu leczniczego 

Votubia® (ewerolimus) w leczeniu pacjentów z gwiaździakiem podwyściółkowym olbrzymiokomórkowym (ang. 

SEGA) w przebiegu stwardnienia guzowatego (ang. TSC), którzy wymagają leczenia, ale nie kwalifikują się do 

leczenia operacyjnego w warunkach polskich. 
 

 

1. CEL ANALIZY WPŁYWU NA SYSTEM OCHRONY ZDROWIA 

 

Celem analizy jest ocenawpływu na system ochrony zdrowia podjęcia decyzji o finansowaniuze 

środków publicznych produktu leczniczego Votubia® (ewerolimus) w leczeniu pacjentów z 

gwiaździakiem podwyściółkowym olbrzymiokomórkowym (ang. SEGA) w przebiegu stwardnienia 

guzowatego (ang. TSC), którzy wymagają leczenia, ale nie kwalifikują się do leczenia operacyjnego w 

okresie od 1 stycznia 2014 roku do końca 2016 roku. 

 

 

 

 

         

 

 

 

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 produktu leczniczego Votubia® (ewerolimus) w 

leczeniu pacjentów z gwiaździakiem podwyściółkowym olbrzymiokomórkowym (ang. SEGA) w 

przebiegu stwardnienia guzowatego (ang. TSC),  

 

 

Zgodnie z wymogami Agencji Oceny Technologii Medycznych sprecyzowano kontekst niniejszego 

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

outcome; populacja, interwencja, porównanie, wynik [osobno: efekt zdrowotny określony na 

podstawie badań klinicznych i punkt końcowy analizy wpływu na budżet]) [1]niniejszej analizy 

przedstawia się następująco: 

• populację stanowią pacjenciz gwiaździakiem podwyściółkowym olbrzymiokomórkowym (ang. 

SEGA) w przebiegu stwardnienia guzowatego (ang. TSC), którzy wymagają leczenia, ale nie 

kwalifikują się do leczenia operacyjnego, spełniający kryteria włączenia do proponowanego przez 

Wnioskodawcę programu lekowego (P), 

• wnioskowaną technologią jest stosowanie produktu leczniczego Votubia® (ewerolimus) wśród 

pacjentów z analizowanej populacji (I), 
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2. Metody przeprowadzenia analizy wpływu na budżet 

 

 
• do opcjonalnych technologii zakwalifikowano placebo [41], którego konsekwencje finansowe 

zostały uwzględnione częściowo w niniejszej analizie(obserwacja nie generująca żadnych kosztów 

dla płatnika publicznego oraz w przypadku wystąpienia symptomów choroby – zabieg ratujący 

życia); wdrożone uproszczenie wynikało z: braku danych dotyczących zużycia zasobów 

medycznych wśród pacjentów nie stosujących wnioskowanej technologii w okresie przed i po 

zabiegu chirurgicznym; statusu sierocego leku będącego składową wnioskowanej technologii, 

aspektów etycznych uniemożliwiających ocenę wpływu zastosowania wnioskowanej technologii 

na przeżycie całkowite w ramach badań klinicznych, a także brakuwszechstronnych badań 

zapewniających korelację punktów końcowych badań klinicznych z istotnymi efektami 

zdrowotnymi wśród pacjentów z analizowanej populacji i wynikający z nich brak możliwości 

wiarygodnego przełożenia efektywności eksperymentalnej na wyniki końcowe użyteczności (np. 

zyskane lata życia, zyskane QALY) a także koszty związane ze stosowaniem placebo w 

analizowanym wskazaniu (C), 

• w opracowaniu uwzględniono efekty zdrowotne zastosowania wnioskowanej interwencji w 

horyzoncie trwania badań klinicznych (kontynuacja leczenia ewerolimusem), w tym bezpośrednio 

uwzględniono ryzyko wystąpienia działań niepożądanych w stopniu III lub IV wg WHO, które 

zgodnie z wynikami randomizowanego badania klinicznego EXIST-1 [42] pojawiają się z grupie 

badanej u więcej niż 1 pacjenta – uwzględniono wyniki badania klinicznego, w ramach którego 

obserwowano większą liczbę pacjentów stosujących wnioskowaną technologię niż w ramach 

badania rejestracyjnego (78 pacjentów [65] vs. 28 pacjentów [66], [75]); w opracowaniu 

pominięto wyniki zdrowotne zastosowania placebo w analizowanym wskazaniu i konieczności 

przeprowadzenia zabiegu ratującego życie wśród pacjentów z analizowanej populacji – 

uwzględniono wyłącznie koszt przeprowadzenia zabiegu ratującego życie określony na podstawie 

retrospektywnej analizy danych rozliczeniowych Instytutu Pomnika Centrum Zdrowia Dziecka 

[127](O), 

• wyniki niniejszej analizy wpływu na budżet zaprezentowano w ujęciu wszystkich pacjentów w 

stanie klinicznym wskazanym we wniosku pod postacią: wielkość populacji pacjentów, o których 

mowa w §6 ust 1 i 2 rozporządzenia [36], aktualnych wydatków na leczenie pacjentów z 

analizowanej populacjiw 2013 roku, oraz prognozowanych wydatków na lata 2014 – 2016, 

zgodnie z zapisami Rozporządzenia Ministra Zdrowia [36] (por. rozdział 2.4.). 

 

W ramach analizy porównano nakłady finansowe z perspektywy płatnika publicznego (podmiotu 

zobowiązanego do finansowania świadczeń medycznych) ponoszone w ramach opieki nad pacjentami 

z analizowanej populacjiw przypadku braku działań mających na celu rozszerzenie dostępu do 

wnioskowanej technologii(„scenariusz istniejący”; wnioskowana technologia finansowana w 

ramach Terapeutycznego Programu Zdrowotnego [TPZ] chemioterapii niestandardowej) oraz 
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Ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznegodecyzji o finansowaniu stosowania produktu leczniczego 

Votubia® (ewerolimus) w leczeniu pacjentów z gwiaździakiem podwyściółkowym olbrzymiokomórkowym (ang. 

SEGA) w przebiegu stwardnienia guzowatego (ang. TSC), którzy wymagają leczenia, ale nie kwalifikują się do 

leczenia operacyjnego w warunkach polskich. 
 

 

wysokość tych nakładów w sytuacji wpisania wnioskowanej technologii do Katalogu leków 

refundowanych stosowanych w programach lekowych, umożliwiającego stosowanie ocenianego 

produktu w ramach programu lekowego „Leczenie ewerolimusem chorych na stwardnienie guzowate z 

niekwalifikującymi się do leczenia operacyjnego guzami podwyściółkowymi olbrzymiokomórkowymi 

(SEGA) wymagającymi leczenia”(„nowy scenariusz”; por. rozdział2.4.). 

 

W ramach analizy wpływu na budżet uwzględniono trzy scenariusze oceny zakresu wpływu 

finansowania ocenianego produktu na budżet płatnika publicznego: scenariusz najbardziej 

prawdopodobny, scenariusz minimalny,scenariusz maksymalny. Przy ocenie skrajnych 

scenariuszy uwzględniono maksymalny zakres niepewności parametrów wpływających na wielkość 

populacji docelowej zarówno w ramach scenariusza istniejącego jak i scenariusza nowego. 

 

Analizę wpływu na budżet przeprowadzono z uwzględnieniem wyników przeglądu systematycznego 

medycznych baz danych przygotowanego przez Centrum HTA Sp. z o.o. Sp. k.[42].Przy ocenie 

rocznych wydatków z budżetu płatnika publicznego, w ramach niniejszej analizy wpływu na budżet 

wykorzystano dane wejściowemodelu decyzyjnego szczegółowo opisane na etapie Analizy 

ekonomicznej [127]. 

 

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]-[29], 

[36], [59], [76], [117], [118], [119], [121], [122].  

 

Przeprowadzona analiza wpływu na system ochrony zdrowia decyzji dotyczącej finansowania 

wnioskowanej technologii ze środków publicznych zgodna jest z Wytycznymi AOTM dla 

przeprowadzenia ocen technologii lekowych [1] oraz spełnia minimalne wymagania Ministra Zdrowia 

przedstawione w rozporządzeniu[36]. 

 

2.1. OCENIANA TECHNOLOGIA I SPOSÓB JEJ FINANSOWANIA 
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2.1. Oceniana technologia i sposób jej finansowania 
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Ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznegodecyzji o finansowaniu stosowania produktu leczniczego 

Votubia® (ewerolimus) w leczeniu pacjentów z gwiaździakiem podwyściółkowym olbrzymiokomórkowym (ang. 

SEGA) w przebiegu stwardnienia guzowatego (ang. TSC), którzy wymagają leczenia, ale nie kwalifikują się do 

leczenia operacyjnego w warunkach polskich. 
 

 

  

 

  

  

 

 

  

 

 

 

 

 

Proponowany sposób refundacji obejmuje utworzenie i realizację programu lekowego „Leczenie 

ewerolimusem chorych na stwardnienie guzowate z niekwalifikującymi się do leczenia operacyjnego 

guzami podwyściółkowymi olbrzymiokomórkowymi (SEGA) wymagającymi leczenia”. 

 

Zgodnie z sugerowanym sposobem finansowania produkt leczniczy Votubia® stosowany w ramach 

programu lekowego będzie wpisany do nowej grupy limitowej.  

 

W chwili obecnej ewerolimus pod inną nazwą handlową i przy uwzględnieniu innych wskazaniach 

objętych refundacją znajduje się w grupach limitowych:  

• 1086.0, Ewerolimus (produkt leczniczy Afinitor® finansowany w ramach programu lekowego 

„leczenie raka nerki (ICD-10 C 64)”), 

• 135.2, Leki przeciwnowotworowe i immunomodulujace - leki immunosupresyjne – ewerolimus 

(produkt leczniczy Certican® dostępny w aptece i finansowany ze środków publicznych w 

następujących wskazaniach: „stan po przeszczepie narządu unaczynionego bądź szpiku”, „stan po 

przeszczepie narządu unaczynionego bądź szpiku - u dzieci do 18 roku życia; Stan po 

przeszczepie kończyny, rogówki, tkanek lub komórek”) [40]. 
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2.1. Oceniana technologia i sposób jej finansowania 

2.2. Perspektywa analizy 

2.3. Horyzont czasowy analizy  

 
 

 

  

 

 

2.2. PERSPEKTYWA ANALIZY 

 

 

 

 

 

 

 

 

Proponowany sposób refundacji nie uwzględnia współpłacenia świadczeniobiorcy za lek 

Votubia®zgodnie z art. 14 ust. 1 pkt 1Ustawy o refundacji [33])[41]. 

W ramach Analizy ekonomicznej wykazano, że z perspektywy świadczeniobiorcy do istotnych kategorii 

kosztu zaliczyć można jedynie koszt dopłaty za leki stosowane w terapii działań niepożądanych 

towarzyszących chemioterapii. Ustalono, że udział kosztu z perspektywy świadczeniobiorcy w kosztach 

całkowitych stosowania porównywanych interwencji nie przekracza 0,0005%[127]. 

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 wyłącznie z perspektywy płatnika publicznego (podmiotu zobowiązanego do 

finansowania świadczeń ze środków publicznych). 

 

2.3. HORYZONT CZASOWY 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]. 

 

Punkt początkowy niniejszej analizy obejmuje pierwszy dzień realizacji proponowanego programu 

lekowego w ramach scenariusza nowego (przy założeniu pozytywnej decyzji Ministra Zdrowia w 
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Ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznegodecyzji o finansowaniu stosowania produktu leczniczego 

Votubia® (ewerolimus) w leczeniu pacjentów z gwiaździakiem podwyściółkowym olbrzymiokomórkowym (ang. 

SEGA) w przebiegu stwardnienia guzowatego (ang. TSC), którzy wymagają leczenia, ale nie kwalifikują się do 

leczenia operacyjnego w warunkach polskich. 
 

 

zakresie refundacji i ustalenia urzędowej ceny dla produktu Votubia® stosowanego w analizowanym 

wskazaniu); punkt początkowy analizy został ustalony na pierwszy dzieństycznia 2014 roku. 
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2.3.  Horyzont czasowy analizy 

2.4. Scenariusze porównywane i punkty końcowe analizy 
 

 
 

 

 

2.4. SCENARIUSZE PORÓWNYWANE I PUNKTY KOŃCOWE ANALIZY 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

        

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

  

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 
 

17 



Ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznegodecyzji o finansowaniu stosowania produktu leczniczego 

Votubia® (ewerolimus) w leczeniu pacjentów z gwiaździakiem podwyściółkowym olbrzymiokomórkowym (ang. 

SEGA) w przebiegu stwardnienia guzowatego (ang. TSC), którzy wymagają leczenia, ale nie kwalifikują się do 

leczenia operacyjnego w warunkach polskich. 
 

 

 

 

 

 

  

 

 

 

 

 

 

  

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

18 



2.4. Scenariusze porównywane i punkty końcowe analizy 

 

 
 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

  

 

 

 
          

 

 

 

 

 

 

   

 
   

 
 

 
 

 
 

 
   

 
 

19 



Ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznegodecyzji o finansowaniu stosowania produktu leczniczego 

Votubia® (ewerolimus) w leczeniu pacjentów z gwiaździakiem podwyściółkowym olbrzymiokomórkowym (ang. 

SEGA) w przebiegu stwardnienia guzowatego (ang. TSC), którzy wymagają leczenia, ale nie kwalifikują się do 

leczenia operacyjnego w warunkach polskich. 
 

 

   

 
  

 
 
 

 
 

 

 
 

 

 
 

 

   
 
 

 
 

 
 
 

  
 

 

  

  

 

 

 

4 

 

  

 

 

 

 

 

  

  

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

20 



2.4. Scenariusze porównywane i punkty końcowe analizy  

2.5. Charakterystyka i wielkość analizowanej populacji 
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2.6. ANALIZA WPŁYWU NA SKUTKI ZDROWOTNE 

 

W opracowaniu uwzględniono efekty zdrowotne zastosowania wnioskowanej interwencji w horyzoncie 

trwania badań klinicznych (kontynuacja leczenia ewerolimusem), w tym bezpośrednio uwzględniono 

ryzyko wystąpienia działań niepożądanych w stopniu III lub IV wg WHO, które zgodnie z wynikami 

randomizowanego badania klinicznego EXIST-1 [42] pojawiają się z grupie badanej u więcej niż 1 

pacjenta – uwzględniono wyniki badania klinicznego, w ramach którego obserwowano większą liczbę 

pacjentów stosujących wnioskowaną technologię niż w ramach badania rejestracyjnego (78 pacjentów 

[65] vs. 28 pacjentów [66], [75]); w opracowaniu pominięto wyniki zdrowotne zastosowania placebo 

w analizowanym wskazaniu i konieczność przeprowadzenia zabiegu ratującego życie wśród pacjentów 

z analizowanej populacji – uwzględniono wyłącznie koszt przeprowadzenia zabiegu ratującego życie 

określony na podstawie retrospektywnej analizy danych rozliczeniowych Instytutu Pomnika Centrum 

Zdrowia Dziecka [127] (por. informacje przedstawione w rozdziałach: 2.4. i 2.7.) 

 

Mając na uwadze aktualne wykorzystanie wnioskowanej technologii a także brak możliwości oceny 

wyników zdrowotnych wśród pacjentów nie poddawanych terapii z jej wykorzystaniem w ramach 

niniejszej analizy wpływu na system ochrony zdrowia nie przeprowadzono oceny wyników 

zdrowotnych w ujęciu populacyjnym. 

 

Szczegóły dotyczące uzasadnienia wyboru ww. punktów końcowych przedstawiono w rozdziałach 2.5. 

i 3.6. Analizy ekonomicznej [127]. 

 

2.7. KOSZTY UWZGLĘDNIONE W OPRACOWANIU 

 

W ramach niniejszego opracowania uwzględniono zasoby zużywane w trakcie codziennej praktyki 

lekarza prowadzącego terapię pacjenta z gwiaździakiem podwyściółkowym olbrzymiokomórkowym 

(ang. SEGA) w przebiegu stwardnienia guzowatego (ang. TSC), którzy wymagają leczenia, ale nie 

kwalifikują się do leczenia operacyjnego.  

Dane kosztowe zebrano w okresie do września 2013 roku (z datą odcięcia 1września 2013 roku).  

 

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

wykorzystano informacje uzyskane w ramach badania kwestionariuszowego przeprowadzonego z 

udziałem pięciu ekspertów (trzech ekspertów klinicznych oraz dwóch ekspertów w zakresie rozliczeń 

świadczeniodawcy z NFZ). 

 

 

50 



2.7. Koszty uwzględnione w opracowaniu 

 

 
Szczegółowe informacje na temat respondentów badania kwestionariuszowego, jego metodologii i 

wyników zamieszczono w rozdziale 12.1. Analizy ekonomicznej [127] oraz w arkuszu „Badanie 

kwestionariuszowe” modelu decyzyjnego dołączonego do niniejszego opracowania. 

 

Przy ocenie kosztów z perspektywy Narodowego Funduszu Zdrowia posłużono się informacjami 

przedstawionymi w aktualnych Zarządzeniach Prezesa NFZ [47]-[58] (wrzesień 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.) [33] oraz koszt leków zgodny z obwieszczeniem Ministra Zdrowia dotyczącym Wykazu 

refundowanych leków, środków spożywczych specjalnego przeznaczenia żywieniowego oraz wyrobów 

medycznych, wchodzącym w życie z dniem 1 września 2013 roku [40]. 

 

W ramach analizy kosztów podjęto próbę oceny aktualnych kosztów leczenia SEGA wśród pacjentów 

niepoddawanych terapii z wykorzystaniem wnioskowanej technologii (pacjentów obserwowanych do 

momentu wystąpienia symptomów choroby i konieczności przeprowadzenia zabiegu chirurgicznego 

i/albo założenia układu zastawkowego w leczeniu wodogłowia). 

 

Na uwagę zasługuje, że przy analizie ww. kategorii kosztu napotkano na szereg trudności związanych 

z ustaleniem zasobów zużywanych przez pacjentów z gwiaździakiem podwyściółkowym 

olbrzymiokomórkowym w przebiegu stwardnienia guzowatego. Wiąże się to z problemem identyfikacji 

wspomnianego pacjenta w rejestrach ośrodków medycznych – w Polsce rozliczenia pomiędzy 

świadczeniodawcą a poszczególnymi oddziałami Narodowego Funduszu Zdrowia dokonywane są z 

uwzględnieniem jednostek chorobowych wg klasyfikacji ICD-10i/albo samych procedur wg klasyfikacji 

ICD-9. Oceniana jednostka chorobowa (gwiaździak podwyściółkowy olbrzymiokomórkowy w przebiegu 

stwardnienia guzowatego) nie posiada odrębnego kodu w klasyfikacji ICD-10; łączona jest z 

pozostałymi guzami mózgu. Gwiaździak podwyściółkowy olbrzymiokomórkowy posiada odrębny kod w 

Międzynarodowej Klasyfikacja Chorób dla Onkologii (ang. International Classification of Diseases for 

Oncology, ICD-O; ICD-O9384/1), jednakże nie jest ona stosowana w warunkach polskich. Tym samym 

wszystkie aktualnie ponoszone koszty opieki nad pacjentem z analizowanej populacji nie stosującym 

wnioskowanej technologii obarczone byłyby stosunkowo wysoką niepewnością. W chwili obecnej nie 

jest możliwa w pełni wiarygodna ocena zużycia zasobów wśród pacjentów ze schorzeniem 

ultrarzadkim, jakim jest gwiaździak podwyściółkowy olbrzymiokomórkowy w przebiegu stwardnienia 

guzowatego. Zidentyfikowano wyłącznie koszt zabiegu resekcji SEGA wśród pacjentów ze 

stwardnieniem guzowatym (por. rozdział 12.1. Analizy ekonomicznej [127]). Pozostałe koszty 
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leczenia operacyjnego w warunkach polskich. 
 

 

związane z opieką nad pacjentem przed zabiegiem lub po zabiegu chirurgicznym lub koszty związane z 

opieka nad pacjentem, u którego nie jest przeprowadzany zabieg resekcji nowotworu i/albo nie jest 

przeprowadzana terapia z wykorzystaniem wnioskowanej technologii nie są mierzalne w warunkach 

polskich. 

 

Zidentyfikowano następujące kategorie kosztowe istotne z perspektywy płatnika publicznego i 

dotyczące pacjentów w stanie klinicznym wskazanym we wniosku: 

• finansowanie produktu leczniczego Votubia® stosowanego w analizowanym wskazaniu, 

• współfinansowanie leków stosowanych w terapii działań niepożądanych związanych z leczeniem 

SEGA, 

• finansowanie specjalistycznych porad ambulatoryjnych oraz 

• finansowanie świadczeń szpitalnych (hospitalizacje wg JGP, świadczeń z zakresu programów 

lekowych oraz chemioterapii i procedury medyczne wg katalogu świadczeń do sumowania). 

 

Z perspektywy pacjenta zidentyfikowano tylko koszt dopłat za leki stosowane w terapii działań 

niepożądanych związanych z leczeniem ewerolimusem pacjentów z gwiaździakiem podwyściółkowym 

olbrzymiokomórkowym w przebiegu stwardnienia guzowatego stanowiące 0,0005% kosztów 

całkowitych[127].Na tej podstawie m.in. perspektywę świadczeniobiorcy pominięto w niniejszym 

opracowaniu (por. rozdział 2.2.). 

 

Oceny wysokości ceny punktu rozliczeniowego świadczeń z analizowanego zakresu (Ambulatoryjna 

Opieka Specjalistyczna, AOS w zakresie: onkologia) dokonano w oparciu o informacje uzyskane z 

Informatora o umowach zawartych przez poszczególne oddziały wojewódzkie NFZ ze 

świadczeniodawcami [31]. W obliczeniach uwzględniono dane 3 świadczeniodawców z każdego 

oddziału wojewódzkiego o najwyższej wartości "Sumarycznej kwoty zobowiązań" w ramach umów 

związanych z analizowanym produktem w 2013 roku (por. arkusz „Koszt punktu” w modelu 

dołączonym do opracowania). 

Dysponując ww. danymi określono średnią cenę punktu rozliczeniowego ważoną liczbą kontraktu dla 

danego produktu. Ze względu na uwzględnienie z danego województwa po trzech świadczeniodawców 

z najwyższą kwotą zobowiązań wobec NFZ określony koszt punktu z dużym prawdopodobieństwem 

odzwierciedla średnie wartości obserwowane dla Polski.  

 

Uwzględniony w niniejszej analizie koszt jednostek rozliczeniowych za świadczenia medyczne zawarto 

w tabeli poniżej.  
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2.7. Koszty uwzględnione w opracowaniu 

 

 
Tabela 18. Koszt jednostek rozliczeniowych za świadczenia medyczne[31]. 

Jednostka rozliczeniowa Koszt jednostki z perspektywy płatnika 
publicznego 

Punkt w lecznictwie szpitalnym 52,00 PLN* 

1 świadczenie 5.10.00.0000055 (teleradioterapia 
stereotaktyczna promieniami gamma  

z wielu mikroźródeł; OMSCMR) 
24 900 PLN 

Punkt w lecznictwie ambulatoryjnym (zakres: onkologia) 10,22 PLN** 

* uwzględniono aktualną wartość wyceny świadczeń szpitalnych w całym kraju; ** uwzględniono średni ważony liczbą 

kontraktów koszt punktu w AOS z zakresu onkologii; wykorzystano wartość określoną jako średni ważony liczbą kontraktów 

koszt punktu w AOS z zakresu onkologii, określony z uwzględnieniem trzech kontrahentów z każdego oddziału NFZ o najwyższej 

wartości "Sumarycznej kwoty zobowiązań" w 2013 roku. 

 

Wycenę punktową świadczeń medycznych uwzględnionych w niniejszym opracowaniu zestawiono w 

tabeli poniżej oraz w arkuszu „Wykaz świadczeń” modelu dołączonego do niniejszego opracowania. 
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Uwzględnione w opracowaniu ceny, limity finansowania oraz kwoty refundacji NFZ i odpłatności 

świadczeniobiorców za leki stosowane w terapii rozpatrywanych stanów klinicznych (leków, których 

ceny wykorzystano do kalkulacji kosztu przedstawionego w tabeli poniżej), przedstawiono w arkuszu 

„Wykaz leków” dołączonego do niniejszego opracowania modelu decyzyjnego.  

W obliczeniach kosztów jednostkowych leków uwzględniono informacje dotyczące sprzedaży 

poszczególnych produktów w okresie styczeń-maj 2013 roku [38]. 

 

Tabela 20. Koszty jednostkowe leków uwzględnionych w opracowaniu [38], [40] (szczegóły w Analizie 

ekonomicznej [127] oraz arkuszu „Wykaz leków” modelu decyzyjnego). 

Substancja / produkt Jednostka Poziom odpłatności 
świadczeniobiorcy 

Koszt jednostkowy 

Płatnik publiczny 

Amoxicillinum + Acidum 
clavulanicum opakowanie 50% z dopłatą ponad limit 

refundacji 16,35 PLN 

Nystatyna Teva opakowanie 100% (nierefundowane) 0,00 PLN 

Hydrocortisonum Aflofarm opakowanie 100% (nierefundowane) 0,00 PLN 

 

Zgodnie z wnioskowanym sposobem refundacji w ramach niniejszej analizy uwzględniono 

finansowanie produktu leczniczego Votubia® (ewerolimus) w ramach programu lekowego (por. 

rozdział 2.1). 

 

Na podstawie sugerowanych przez Wnioskodawcę cen zbytu netto, przy uwzględnieniu aspektów 

wyceny leków refundowanych opisanych w Ustawie o refundacji [33], określono urzędowe ceny leków 

i limity refundacji dla ocenianego produktu (por. tabela poniżej). 
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2.7. Koszty uwzględnione w opracowaniu 
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Ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznegodecyzji o finansowaniu stosowania produktu leczniczego 

Votubia® (ewerolimus) w leczeniu pacjentów z gwiaździakiem podwyściółkowym olbrzymiokomórkowym (ang. 

SEGA) w przebiegu stwardnienia guzowatego (ang. TSC), którzy wymagają leczenia, ale nie kwalifikują się do 

leczenia operacyjnego w warunkach polskich. 
 

 

       

    

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

  

 

 

  

 

 

 

 

56 



2.7. Koszty uwzględnione w opracowaniu 
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2.8. Metody estymacji wyników analizy w ujęciu populacyjnym 
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Ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznegodecyzji o finansowaniu stosowania produktu leczniczego Votubia® (ewerolimus) w leczeniu pacjentów z gwiaździakiem 

podwyściółkowym olbrzymiokomórkowym (ang. SEGA) w przebiegu stwardnienia guzowatego (ang. TSC), którzy wymagają leczenia, ale nie kwalifikują się do leczenia 

operacyjnego w warunkach polskich.  
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2.8. Metody estymacji wyników analizy w ujęciu populacyjnym 
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2.9. ANALIZA WRAŻLIWOŚCI 

 

W ramach analizy podstawowej uwzględniono trzy scenariusze: 

• scenariusz najbardziej prawdopodobny, uwzględniający realistyczne wartości parametrów 

dotyczących wielkości analizowanej populacji i wpływu refundacji wnioskowanej technologii na 

budżet płatnika publicznego, 

• 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. 

 

Przy ocenie skrajnych scenariuszy uwzględniono maksymalny zakres niepewności (ustalony na 

poziomie 95% przedziału ufności lub zakresu min.-maks.) parametrów wpływających na wielkość 

populacji docelowej. 

 

W ramach analizy wrażliwości rozpatrywano warianty analizy wpływu na budżet scharakteryzowane w 

tabeli poniżej (każdy zaprezentowany dla scenariusza najbardziej prawdopodobnego, minimalnego 

oraz maksymalnego). 

 

Tabela 26. Opis scenariuszy testowanych w ramach analizy wrażliwości. 

Scenariusz analizy 
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2.9. Analiza wrażliwości 

 

 
Scenariusz analizy 

wrażliwości Opis 

 

 

 
 

 
 

 

 
 

 
 

 

 

 
 

 
 

 

 

 
 
 

 

 

 
 

 
 
 

 

 

 

 
 

 

 

3. WYNIKI ANALIZY WPŁYWU NA BUDŻET 

 

3.1. AKTUALNE WYDATKI Z BUDŻETU PŁATNIKA PUBLICZNEGO 

 

Obecnie produkt leczniczy Votubia® finansowany jest ze środków publicznych w ramach 

Terapeutycznego Programu Zdrowotnego chemioterapia niestandardowa, gdzie istnieje możliwość 

jego wykorzystania wśród pacjentów z analizowanej populacji[41] jak i wśród pacjentów z 

naczyniakomięśniakotłuszczakiem nerki w przebiegu stwardnienia guzowatego. 

 

Nie istnieją inne informacje dotyczące aktualnych wydatków z budżetu płatnika publicznego na opiekę 

pacjentów w stanie klinicznym wskazanym we wniosku. Przy braku wiarygodnych informacji w ramach 

Analizy wpływu na budżet ocenę aktualnych wydatków z budżetu płatnika publicznego dokonano z 

wykorzystaniem modelowania. Estymowane wydatki w 2013 roku przedstawiono w kolejnych 

rozdziałach.  
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operacyjnego w warunkach polskich.  

 

 

3.2. SCENARIUSZ NAJBARDZIEJ PRAWDOPODOBNY 
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3.2. Scenariusz najbardziej prawdopodobny 
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leczenia operacyjnego w warunkach polskich. 
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3.3. Scenariusz minimalny 
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Ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznegodecyzji o finansowaniu stosowania produktu leczniczego Votubia® (ewerolimus) w leczeniu pacjentów z gwiaździakiem 
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operacyjnego w warunkach polskich.  
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3.4. Scenariusz maksymalny 
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operacyjnego w warunkach polskich.  

 

     

 
 

 
    

    

    

    

 

  

 

 

 

 

 

 

  

 

 

 

 

 

 

 

70 



3.4. Scenariusz maksymalny 

3.5. Analiza wrażliwości: newralgiczne założenia i maksymalny zakres niepewności z nich wynikający 
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operacyjnego w warunkach polskich.  
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3.5. Analiza wrażliwości: newralgiczne założenia i maksymalny zakres niepewności z nich wynikający 
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Ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznegodecyzji o finansowaniu stosowania produktu leczniczego Votubia® (ewerolimus) w leczeniu pacjentów z gwiaździakiem 

podwyściółkowym olbrzymiokomórkowym (ang. SEGA) w przebiegu stwardnienia guzowatego (ang. TSC), którzy wymagają leczenia, ale nie kwalifikują się do leczenia 

operacyjnego w warunkach polskich.  
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3.5. Analiza wrażliwości: newralgiczne założenia i maksymalny zakres niepewności z nich wynikający 
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3.5. Analiza wrażliwości: newralgiczne założenia i maksymalny zakres niepewności z nich wynikający 
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podwyściółkowym olbrzymiokomórkowym (ang. SEGA) w przebiegu stwardnienia guzowatego (ang. TSC), którzy wymagają leczenia, ale nie kwalifikują się do leczenia 

operacyjnego w warunkach polskich.  
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3.5. Analiza wrażliwości: newralgiczne założenia i maksymalny zakres niepewności z nich wynikający 
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3.5. Analiza wrażliwości: newralgiczne założenia i maksymalny zakres niepewności z nich wynikający 

 

 
 

   
     

 
 

    

    

 

 
    

    

    

    

 

 
    

    

    

    

 
 

 
 

 
 

 
 

 
 

 
 

 
 

 
 

 

 
 

 
    

    

    

    

 

 
    

    

    

    

 

 
    

    

    

    

 
  

 
    

 
 

81 



Ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznegodecyzji o finansowaniu stosowania produktu leczniczego Votubia® (ewerolimus) w leczeniu pacjentów z gwiaździakiem 

podwyściółkowym olbrzymiokomórkowym (ang. SEGA) w przebiegu stwardnienia guzowatego (ang. TSC), którzy wymagają leczenia, ale nie kwalifikują się do leczenia 

operacyjnego w warunkach polskich.  
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3.5. Analiza wrażliwości: newralgiczne założenia i maksymalny zakres niepewności z nich wynikający 
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3.5. Analiza wrażliwości: newralgiczne założenia i maksymalny zakres niepewności z nich wynikający  

3.6. Podsumowanie wyników analizy wpływu na budżet 
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4. Analiza zużytych zasobów 
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5. Analiza wpływu na efekty zdrowotne 

6. Analiza wpływu na organizacje udzielania świadczeń zdrowotnych 
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leczenia operacyjnego w warunkach polskich. 
 

 

       

 

 

 

 

 

 

7. ASPEKTY ETYCZNE I SPOŁECZNE 

 

Opinie ekspertów klinicznych przedstawione na etapie Analizy ekonomicznej [127] świadczą, że 

zastosowanie wnioskowanej technologii wśród pacjentów, którzy nie mają do niej dostępu w chwili 

obecnej może wiązać się z istotnym przedłużeniem życia. Tym samym rozszerzenie grona dostępnych 

dla świadczeniobiorców schematów postępowania stanowiłoby odpowiedź na niezaspokojone 

dotychczas potrzeby grupy pacjentów niemających możliwości zastosowania ewerolimusu wśród 

pacjentów z gwiaździakiem podwyściółkowym olbrzymiokomórkowym (ang. SEGA) w przebiegu 

stwardnienia guzowatego (ang. TSC).  

 

W chwili obecnej produkt leczniczy Votubia® w analizowanym wskazaniu jest finansowany ze środków 

publicznych w ramach Terapeutycznego Programu Zdrowotnego (TPZ) chemioterapii niestandardowej. 

Finansowaniew ramach programu lekowego zapewni ścisłą kontrolę płatnika publicznego w zakresie 

wskazań, w jakich lek jest stosowany (i finansowany ze środków publicznych).  

Finansowanie substancji czynnych w programie lekowym oznacza precyzyjne i jednorodne dla całego 

kraju kryteria i zasady kwalifikacji pacjentów do leczenia oraz jasne zdefiniowanie kryteriów 

monitorowania i odpowiedzi pacjenta na leczenie. Pozwala to płatnikowi publicznemu lepiej 

kontrolować wydatki na leczenie. W przypadku jasno zdefiniowanej populacji chorych taka właściwość 

zasad funkcjonowania programów lekowych wydaje się mieć duże znaczenie biorąc pod uwagę 

ograniczony budżet płatnika publicznego. 

 

Nie znaleziono aspektów ingerujących w prawo pacjenta czy w szeroko rozumiane prawa człowieka. 

 

Finansowanie stosowania wnioskowanej technologii w analizowanym wskazaniu na rozważanych w 

opracowaniuzasadach spowoduje, że: 

• żadne z grup pacjentów nie będą faworyzowane – korzyści dotyczą całej populacji pacjentów z 

analizowanym rozpoznaniem, 
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7. Aspekty etyczne i społeczne  

8. Ograniczenia i walidacja analizy 
 

 
• niekwestionowany będzie równy dostęp do świadczenia wśród osób z analizowanej populacji. 

 

W przypadku uwzględniania rozważanego sposobu finansowania dostęp do ocenianej technologii 

medycznej będzie równy wśród osób, u których jest ona zalecana. 

 

Pozytywna decyzja refundacyjna nie będzie powodować istotnych problemów społecznych.  

 

Pozytywna decyzja o finansowaniu ocenianej technologii lekowej: 

• zwiększy poziom satysfakcji pacjentów z analizowanej populacji z otrzymanej opieki medycznej ze 

względu na rozszerzenie odstępu do skutecznejopcji terapeutycznej, 

• nie grozi nieakceptowaniem postępowania pacjentów z analizowanej populacji, 

• nie będzie powodować lub wpływać na stygmatyzację, 

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

ich opiekunów oraz lekarzy prowadzących ich terapię, 

• nie będzie stwarzać problemów społecznych dotyczących płci lub rodziny. 

 

W ramach oceny aspektów etycznych i społecznych decyzji o finansowaniu ze środków publicznych 

stosowania produktu Votubia®w analizowanym wskazaniunie przeprowadzono identyfikacji 

przeciwników czy zwolenników rozważanej decyzji. 

 

 

8. OGRANICZENIA I WALIDACJA ANALIZY 
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7. Aspekty etyczne i społeczne  

8. Ograniczenia i walidacja analizy 
 

 
 

 

9. DYSKUSJA 

 

Przedmiotem opracowania jest ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznego realizacji 

programu lekowego „Leczenie ewerolimusem chorych na stwardnienie guzowate z niekwalifikującymi 

się do leczenia operacyjnego guzami podwyściółkowymi olbrzymiokomórkowymi (SEGA) 

wymagającymi leczenia” w warunkach polskich. 

 

 

 

  

  

   

 

 

 

 

 

 

 

 

  

 

  

 

 

 

 

 

Analiza SWOT (ang. Strengths, Weaknesses, Opportunities, and Threats; Mocne Strony, Słabe Strony, 

Szanse, Zagrożenia) uwzględniająca przedstawione w niniejszej analizie aspekty dotyczące 

finansowania ze środków publicznych produktu Votubia®w ramach programu lekowego została 

przedstawiona w tabeli poniżej.  
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10. WNIOSKI KOŃCOWE 
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10. Wnioski końcowe 
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Votubia® (ewerolimus) w leczeniu pacjentów z gwiaździakiem podwyściółkowym olbrzymiokomórkowym (ang. 

SEGA) w przebiegu stwardnienia guzowatego (ang. TSC), którzy wymagają leczenia, ale nie kwalifikują się do 

leczenia operacyjnego w warunkach polskich. 
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Centrum HTA Sp. z o.o. Sp. k. jest profesjonalnym ośrodkiem analitycznym, zajmującym się oceną 

efektywności klinicznej oraz ocenami ekonomicznymi procedur medycznych. Centrum HTA skupia się 

na ocenie wartości klinicznej i ekonomicznej leków, z wykorzystaniem nowoczesnych narzędzi 

analitycznych: Medycyny Opartej na Dowodach Naukowych (EBM) oraz Oceny Technologii 

Medycznych (HTA). 

 

Centrum HTASp. z o.o. Sp. k. współpracuje z grupą kilkunastu konsultantów zajmujących się Oceną 

Technologii Medycznych (HTA); głównym konsultantem jest dr n. med. Paweł Kawalec, który usługami 

doradczymi w powyższym zakresie zajmuje się od ponad 9 lat, współpracując w międzyczasie z 

kilkunastoma firmami farmaceutycznymi i realizując dla nich ponad 350 projektów.  

 

Centrum HTASp. z o.o. Sp. k. zapewnia szybką realizację zleceń, wysoką jakość usług oraz 

konkurencyjne ceny. Gwarantujemy wykonanie zleceń zgodnie z wymogami wiarygodności: w 

przypadku analiz efektywności klinicznej, analiz farmakoekonomicznych oraz analiz wpływu na system 

ochrony zdrowia zgodnie z aktualnymi WytycznymiAgencji Oceny Technologii Medycznych 

(AOTM; www.aotm.gov.pl). 

 

 

Produkty oferowane przez Centrum HTASp. z o.o. Sp. k.: 

• Charakterystyka segmentu rynku farmaceutycznego w Polsce, 

• Pełny raport HTA obejmujący: 

 analizę problemu decyzyjnego,  

 analizę efektywności klinicznej określonego preparatu w porównaniu z wybranymi 

komparatorami, 

 analizę użyteczności kosztów (opłacalności) określonego preparatu w porównaniu z 

wybranymi komparatorami, 

 analizę finansowego wpływu decyzji o refundacji określonego leku na budżet płatnika 

publicznego w Polsce (analiza wpływu na system ochrony zdrowia). 

• Przegląd systematyczny dotyczący efektywności klinicznej wybranych substancji aktywnych w 

porównaniu z innymi alternatywnie stosowanymi lekami, 

• Analiza finansowego wpływu decyzji o refundacji określonego leku na budżet płatnika 

publicznego w Polsce, niezależnie od raportu HTA. 

 




