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STRESZCZENIE

zwigzanych z finansowaniem ze srodkéw publicznych preparatu Sabril® {wigabatryna)
stosowanego w monoterapii w I linii leczenia napadéw padaczkowych u dzieci z
zespotem Westa.
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Scenariusz nowy

Scenariusze skrajne
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Stowa kluczowe

Analiza wptywu na budzet, Sabril, wigabatryna, zesp6t Westa
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2.4 Scenariusz istniejacy

Zesp6t Westa to bardzo specyficzny zespo6t padaczkowy wystepujacy w najmtodszej
grupie wiekowej (gtownie u niemowlat) i powodujgcy degradacje rozwoju. Jezeli
zahamowanie rozwoju wystapi w okresie krytycznym (czyli wiasnie w niemowlectwie),
to straty rozwojowe s3 z reguty nie do odrobienia.

Zesp6t Westa charakteryzuje sie triadg objawow: (1) hypsarytmia, czyli
zdezorganizowang czynnoscig  bioelektryczng mozgu (podobnie do  stanu
padaczkowego), (2) encefalopatia oraz (3) napadami sklonéw.” Napady sklonéw maja
bardzo charakterystyczny obraz kliniczny - wystepujg w kilkudziesieciu seriach w ciggu
dnia, po kilka w serii, w sumie nierzadko przekraczajac liczbe 100 napadéw na dobe.
Napadom sktonoéw towarzyszy wspomniana zdezorganizowana czynnos¢ bioelektryczna
mozgu, co skutkuje zaburzeniami $wiadomosci dziecka. Objawem czesto dostrzeganym
przez rodzicéw jest utrata kontaktu wzrokowego z dzieckiem.

Zesp6t Westa jest bardzo obcigzajgcym rozpoznaniem - nieefektywne leczenie (w tym
opoOznienie efektywnego leczenia) zwykle prowadzi do ewolucji zespotu w zespot
Lennoxa-Gastauta, wigze sie z glebokim uposledzeniem, trwatym gtebokim
inwalidztwem do kofica zycia oraz catkowitym uzaleznieniem od oséb trzecich.

Celem leczenia zespotu Westa jest jak najszybsze, catkowite ustgpienie napadow
zgieciowych oraz ustgpienie hipsarytmii. Sama redukcja liczby napadéw, nie $wiadczy o
przerwaniu swoistego stanu padaczkowego i przywrboceniu uporzgdkowanej funkcji
bicelektrycznej mozgu, dlatego nie jest w zaden spos6b satysfakcjonujgca (tzw. zasada
»~wszystko albo nic”). Opdznienie leczenia prowadzi do nieodwracalnych zmian
rozwojowych.
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3 WYNIKI

3.1 Scenariusz istniejacy
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4 ASPEKTY SPOLECZNE I ETYCZNE

Nie zidentyfikowano dziedziny zycia spotecznego, ktéra mogtaby ponies¢ straty
zwigzane z wprowadzeniem refundacji wigabatryny w 1. linii terapii zespotu Westa.

Nie ma podstaw by sadzi¢, ze wprowadzenie refundacji wigabatryny w 1. linii terapii
bedzie powodowato problemy natury moralnej. Wrecz odwrotnie. Watpliwosci budzi
sytuacja, w ktérej leczenie wigabatryng jest dostepne, ale w trybie odroczonym. Istnieja
dowody, ze opbznienie wprowadzenia skutecznej terapii skutkuje wiekszym poziomem
niepetnosprawnosci pacjentéw przez cate pézniejsze zycie.

W Tab. 26 przedstawiono komentarze do obszaréw etycznych i spotecznych
wskazanych w Wytycznych oceny technologii medycznych (HTA) Agencji Oceny
Technologii Medycznych.

Tab. 26 Aspekty etyczne i spoleczne wniosku.

CZY POZYTYWNE ROZPATRZENIE WNIOSKU WPLYNIE NA OSOBY INNE NI1Z STOSUJACE TE
TECHNOLOGIE (WPLYWY ZEWNETRZNE)?
Czy i ktdre grupy pacjentéw mogg by¢ faworyzowane na skutek zatozen przyjetych w analizie?

Nie zidentyfikowano grup chorych/pacjentow, ktore mogq byc faworyzowane. Przy ograniczeniu
refundacji do niemowlqt, faworyzowane byiyby niestusznie dzieci z tej grupy wiekowe;j.

Czy niekwestionowany jest réwny dostep do technologii medycznej przy jednakowych potrzebach?
Tak.

Czy spodziewana jest duza korzys¢ dla waskiej grupy osob, czy korzys¢ mala, ale powszechna?

Czy technologia jest odpowiedzig na niezaspokojone dotychezas potrzeby grup spolecznie

uposledzonych?

Tak Pacjenci z zespotem Westa w Polsce nie majg dostepu do refundowanego skutecznego leczenia
w ramach 1. linii terapii.

Czy technologia stanowi odpowied? dla 0sdb o najwiekszych potrzebach zdrowotnych, dla ktérych nie
ma obecnie dostepnej zadnej metody leczenia?

Pacjenci z zespotem Westa w Polsce nie majq dostepu do refundowanego skutecznego leczenia w
ramach 1. linii terapii.
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CZY POZYTYWNA DECYZJA MOZE POWODOWAC PROBLEMY SPOLECZNE?

Czy moze wplywac na poziom satysfakcji pacjentow z otrzymywanej opieki medycznej?
Spodziewane jest zwigkszenie poziomu satysfakcji pacjentow.

Czy moze grozi€ niezaakceptowaniem postepowania przez poszczegalnych chorych?
Mato prawdopodobne.

Czy moze powodowad lub zmienia¢ stygmatyzacje?
Maio prawdopodobne.

Czy moze wywolywac lek?
Maio prawdopodobne.

Czy moze powodowa¢ dylematy moralne?
Mato prawdopodobne.

Czy moze stwarzal problemy dotyczace plci lub rodzinne?

Mato prawdopodobne.

CZY DECYZJA DOTYCZACA TECHNOLOGII NIE KOLIDUJE Z PRAWEM?

Czy nie stoi w sprzecznosci z aktualnie obowigzujacymi regulacjami prawnymi?
Nie zidentyfikowano sprzecznosci z regulacjami prawnyrii.

Czy oddziatuje na prawa cztowieka lub pacjenta?

Technologia nie oddziatuje na prawa czlowieka i pacjenta.

CZY STOSOWANIE TECHNOLOGII NAKEADA SZCZEGOLNE WYMOGI?

Czy jest koniecznos¢ szezegdlnego informowania pacjenta lub uzyskiwania jego zgody?
Tak Podobnie jak w przvpadku wszystkich innych technologii medycznych.

Czy istnieje potrzeba zapewnienia pacjentowi poufnosci postepowania?
Tak Podobnie jak w przvpadku wszystkich innych technologii medycznych.

Czy istnieje potrzeba uwzgledniania indywidualnych preferencji, potrzeba czynnego udziatu pacjenta
w podejmowaniu decyzji 0 wyborze metody postepowania?
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Tak Podobnie jak w przyvpadku wszystkich innych technologii medycznych.
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5 WPLYW NA UDZIELANIE SWIADCZEN ZDROWOTNYCH

Wprowadzenie refundacji wigabatryny w 1. linii terapii zespotu Westa, nie powinno w
zhaczacy sposob wpltynac bezposrednio na model udzielania $wiadczen zdrowotnych.

Posrednio, mozna spodziewac sie, ze szybsze (bez zbednej zwloki) osigganie remisji u
dzieci z zespotem Westa, zmniejszy stopiel osigganej niepetnosprawnosci i zmniejszy
obcigzenie systemu z tytutu opieki nad dzieckiem niepetnosprawnym. Efekty te sg
trudno kwantyfikowalne, ale oczekiwania co do ich wystgpienia, uzasadnione.
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6 OGRANICZENIA
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7 WNIOSKI
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8 ANEKS
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