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INDEKS SKROTOW

AOTM

Agencja Oceny Technologii Medycznych w Polsce

ChPL Charakterystyka Produktu Leczniczego

Ig Normalna immunoglobulina ludzka (Human Normal Immunoglobulin)

IVig Normalna immunoglobulina ludzka podawana  dozylnie  (Intravenous
Immunoglobulin)

JGP Jednorodne Grupy Pacjentow

LSz Lecznictwo szpitalne (katalog Swiadczen do sumowania, katalog $wiadczen
kontraktowanych odrebnie, katalog grup JGP)

m.c Masa ciata

Mz Ministerstwo Zdrowia

NFZ Narodowy Fundusz Zdrowia

PL Program lekowy

PNO Pierwotne niedobory odpornosci

PZPD Przewlektfa zapalna polineuropatia demielinizacyjna

ZGB Zespot Guillain-Barre
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STRESZCZENIE

CEL ANALIZY

Celem analizy jest oszacowanie przewidywanych wydatkéw ptatnika publicznego powstatych na
skutek zmian refundacyjnych w zakresie finansowania preparatu Ig Vena (immunoglobulina ludzka
normalna do podawania dozylnego) ze srodkdw publicznych. Analizowana zmiana dotyczy sposobu
finansowania preparatu Ig Vena w leczeniu pacjentéw z zespotem Guillain-Barre (ZGB) i przewlekta
zapalna polineuropatig demielinizacyjng (PZPD). Aktualnie u tych pacjentéw Ig Vena finansowana jest
w ramach lecznictwa szpitalnego (katalog $wiadczen do sumowania, katalog $wiadczen
kontraktowanych odrebnie, katalog grup JGP - w dalszej czesci opisywane bedg zbiorczo jako
ylecznictwo szpitalne”). Wprowadzenie proponowanych zmian spowoduje objecie finansowaniem Ig
Vena w ramach programu lekowego.

METODYKA

W analizie przedstawiono wydatki ptatnika publicznego w populacji pacjentéw z ZGB oraz pacjentéw
z PZPD stosujgcych immunoglobuliny w Polsce. Oszacowanie liczebnosci analizowanej populacji
przeprowadzono oddzielnie dla kazdej z wyrdznionych jednostek chorobowych w oparciu
o odnalezione dane epidemiologiczne oraz dane NFZ.

Analize przeprowadzono przy uwzglednieniu zidentyfikowanych kategorii kosztowych, w ramach
ktorych zmieni sie wysoko$¢ kosztow ponoszonych na leczenie ZGB i PZPD w zwigzku ze zmiang
sposobu finansowania Ig, a takze zwigzanych z technologiami opcjonalnymi. Uwzgledniono
nastepujace koszty:

o koszty Ig,
e koszty podania lekéw,
e koszty monitorowania terapii i kwalifikacji do leczenia.

Pozostate koszty (takie jak koszty leczenia dziatan niepozgdanych badz powiktan choroby) nalezg do
kosztéw wspdlnych i nie majg wpltywu na wyniki poréwnawczych analiz ekonomicznych, a takze nie
ulegng zmianie w zwigzku ze zmiang sposobu finansowania Ig i z tego wzgledu nie zostaty ujete
w analizie. Koszty oceniono z perspektywy ptatnika publicznego oraz z perspektywy ptatnika
publicznego i pacjentdéw przy uwzglednieniu wspdtptacenia za leki. Ze wzgledu na brak wspdtptacenia
za leki oraz swiadczenia towarzyszgce w analizowanym wskazaniu, wyniki analizy z perspektywy
ptatnika sg identyczne jak z perspektywy wspodlnej (ptatnik + pacjent).

Analize przeprowadzono w dwuletnim horyzoncie czasowym (od 1 stycznia 2015 roku), ktéry uznano
za wystarczajgcy do wskazania rdznic w wydatkach ptatnika publicznego powstatych na skutek
zmiany sposobu finansowania Ig oraz wystarczajacy do ustabilizowania sie udziatéw w rynku
w wyniku dokonanej zmiany finansowania. Przedstawiono wydatki w scenariuszu istniejgcym (brak
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zmiany finansowania Ig) oraz w scenariuszu nowym (zmiana finansowania Ig). Gtéwnym wynikiem
analizy jest réznica w wydatkach pomiedzy scenariuszem nowym a scenariuszem istniejgcym.

WYNIKI ANALIZY

Aktualna (na rok 2014) liczba pacjentéw z ZGB i PZPD wynosi 1364 pacjentdw, z czego 599 to pacjenci
z ZGB oraz 764 to pacjenci z PZPD. Prognozowana liczba pacjentow w kolejnych latach w obu
wyrdéznionych populacjach bedzie stata.

Oszacowana liczba pacjentéw leczonych Ig wynosi 896 pacjentéw, z czego 513 to pacjenci z ZGB oraz
382 to pacjenci z PZPD. Odpowiednio 46 pacjentdw z ZGB i 34 pacjentéw z PZPD jest leczonych za
pomocg preparatu lg Vena. Zmiana formy finansowania Ig w populacji docelowej nie spowoduje
zmiany liczby pacjentéw stosujacych poszczegdlne opcje terapeutyczne oraz liczby pacjentéw
leczonych za pomocg preparatéow Ig Vena.

Aktualne (stan na lata 2014-2016) catkowite wydatki ponoszone na leczenie w populacji pacjentow
stosujgcych Ig wynoszg 17,05 min zt w populacji pacjentéw z ZGB i 104,68 min zt w populacji
pacjentéw z PZPD. Aktualne wydatki na Ig Vena w populacji docelowej wynoszg 10,98 min zi, z czego
1,54 min zt to koszty w populacji pacjentéw z ZGB, za$ 9,44 min zt to koszty w populacji pacjentéow
z PZPD. Aktualnie catkowite koszty leczenia populacji docelowej za pomocy Ig ponoszone sg przez
NFZ.

Zmiana formy finansowania Ig w populacji docelowej spowoduje spadek wydatkow zwigzanych
z leczeniem ZGB i PZPD. Prognozowana réznica w wydatkach catkowitych wynosi -20,85 min zt
w kazdym roku w latach 2015-2016 (z czego -4,04 min zt i -16,81 miIn zt wynika ze zmiany formy
finansowania Ig odpowiednio w leczeniu ZGB i PZPD). Prognozowana rdznica w kosztach lekéw
wynosi -34,67 min zt (z czego -4,65 min zt i -30,01 mIn zt wynika ze zmiany formy finansowania Ig
odpowiednio w leczeniu ZGB i PZPD), w tym rdznica w kosztach Ig Vena to -3,55 min zt w kazdym
roku w latach 2015-2016 (z czego odpowiednio -0,48 min zt i -3,07 min zt wynika ze zmiany formy
finansowania Ig w leczeniu ZGB i PZPD).

Wyniki jednokierunkowych analiz wrazliwosci potwierdzajg generowanie oszczednosci w kazdym
wariancie.

Przedstawiona prognoza dotyczgca wydatkdw na poszczegdlne Ig obarczona jest niepewnoscia
zwigzang z ksztattowaniem sie cen efektywnych obejmujgcych instrumenty dzielenia ryzyka. Udziaty
poszczegdlnych Ig zalezg od propozycji cenowych oraz zawartych porozumien podziatu ryzyka. Nalezy
oczekiwac preferencyjnych warunkéw refundacji Ig, ktére przedstawig najkorzystniejsze propozycje
cenowe. Z kolei wydatki na poszczegblne Ig (i zwigzane z tym przychody podmiotéw
odpowiedzialnych) bedg wypadkowg cen efektywnych i udziatéw w rynku.
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WNIOSKI

Zmiana formy finansowania Ig w populacji docelowej spowoduje spadek wydatkdéw zwigzanych
zleczeniem ZGB i PZPD w Polsce. Oszczednosci zwigzane ze zmiang formy finansowania Ig
w populacji docelowej wynikajg gtéwnie ze zmniejszenia kosztéw Ig w tej populacji.
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1 WPROWADZENIE

1.1 CeL

Celem analizy jest oszacowanie przewidywanych wydatkéw ptatnika publicznego powstatych na
skutek zmian refundacyjnych w zakresie finansowania preparatu Ig Vena (immunoglobulina ludzka
normalna do podawania dozylnego) ze srodkdw publicznych. Analizowana zmiana dotyczy sposobu
finansowania preparatu Ig Vena w leczeniu zespotu Guillain-Barre (ZGB) i przewlektej zapalnej
polineuropatii demielinizacyjnej (PZPD). Aktualnie u pacjentdw z ZGB i PZPD Ig Vena (oraz pozostate
immunoglobuliny) finansowana jest w ramach lecznictwa szpitalnego (katalog $wiadczen do
sumowania, katalog Swiadczen kontraktowanych odrebnie, katalog grup JGP - w dalszej czesci
opisywane bedg zbiorczo jako ,lecznictwo szpitalne”). Wprowadzenie proponowanych zmian
spowoduje objecie finansowaniem Ig Vena w ramach programu lekowego: Leczenie przetoczeniami

immunoglobulin w chorobach neurologicznych.

1.2 PROBLEM DECYZYJINY

1.2.1  Problem zdrowotny

Zespot Guillain-Barre (Guillain-Barré syndrom, ZGB) to heterogenna grupa nabytych neuropatii
o charakterze autoimmunologicznym, cechujgca sie ostrym poczatkiem i najczesciej jednofazowym
przebiegiem. Czesto ustepuje spontanicznie, niekiedy jednak moze prowadzi¢ do rozwoju ciezkich,

zagrazajgcych zyciu powikfan. [1-3]

Zakres oraz rodzaj zastosowanego leczenia w ZGB zalezy od stopnia nasilenia objawow klinicznych
oraz od fazy choroby. Ze wzgledu na brak mozliwosci przewidzenia postepu nasilenia choroby,
wszyscy pacjenci z podejrzeniem ZGB kierowani powinni by¢ do szpitala, z mozliwoscig przyjecia na

oddziat intensywnej terapii. [2, 4, 5]

Skutecznymi i uznanymi metodami leczenia przyczynowego w ZGB jest immunomodulacja poprzez
zastosowanie dozylnych immunoglobulin (Ig) lub plazmafereze, przy czym obie metody uwazane s3

za rownowazne. [1, 2, 4-7] Podstawowe wskazania do rozpoczecia terapii immunomodulacyjnej to
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ciezka postaé choroby, brak mozliwosci samodzielnego poruszania sie oraz zagrozenie

niewydolnoscig oddechowa. [2]

Ze wzgledu na fatwiejszy sposdb podania oraz korzystniejszy profil bezpieczeristwa obecnie w wielu
osrodkach leczeniem z wyboru jest dozylne podanie 1gG. [5, 6] Terapie nalezy rozpoczac¢ przed
uptywem 14 dni od wystgpienia pierwszych objawéw. [1, 5, 8] W przypadku ponownego zaostrzenia
choroby po zastosowaniu pierwszego petnego cyklu podania IVIg, ktéry zaowocowat stabilizacjg lub

poprawag stanu pacjenta (okoto 10% przypadkow), korzystne jest powtdrzenie schematu. [7]

Przewlekta zapalna poliradikuloneuropatia demielinizacyjna (PZPD) to przewlekle postepujgca lub
przebiegajgca w rzutach nabyta choroba o charakterze autoimmunologicznym, ktdrej cecha
kardynalng jest demielinizacja pni nerwdw, korzeni i splotéw nerwowych, prowadzgca do wiotkiego

niedowtadu koriczyn z towarzyszgcymi zaburzeniami czucia. [1, 9]

Pacjentéw z bardzo tagodnie wyrazonymi objawami PZPD, ktére nie zaktdcajg codziennego
funkcjonowania, mozna poddaé obserwacji bez wiaczania leczenia. U pacjentdw z co najmniej
umiarkowang postacig PZPD stosuje sie glikokortykosteroidy lub wlewy immunoglobulin. Podobng
skutecznoscia cechuje sie takze plazmafereza, jednak ze wzgledu na gorszy profil bezpieczeristwa jest

ona obecnie rzadziej stosowana. [10]

1.2.2  Finansowane technologie medyczne

Aktualnie leczenie ZGB i PZPD za pomoca ludzkich immunoglobulin finansowane jest w Polsce ze
srodkédw publicznych. Leczenie dla pacjentéow jest bezptatne. Finansowanie Ig realizowane jest
w ramach lecznictwa szpitalnego, w ramach swiadczenia Leczenie przetoczeniami immunoglobulin,
zgodnie ze wskazaniami rejestracyjnymi ujetymi w charakterystykach produktéw leczniczych

poszczegdblnych preparatéw. Wycena Swiadczenia jest niezalezna od zastosowanego preparatu. [36]

Tabela 1.
Koszt podania immunoglobulin w ramach lecznictwa szpitalnego [36, 37]

Leczenie przetoczeniami

immunoglobulin (za kazdy 1 g) 5.53.01.0001401 6 pkt 52,00 zt 312,00 zt
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Zestawienie produktow leczniczych Ig dopuszczonych do obrotu na terytorium Polski zgodnie
z Urzedowym Wykazem Produktéw Leczniczych ogtoszonym dnia 21 marca 2014 r. (stan na 1 stycznia
2014 r.) wraz ze wskazaniem ich statusu refundacyjnego przedstawiono ponizej (Tabela 2). [38]

Tabela 2.

Status refundacyjny w Polsce preparatow immunoglobuliny ludzkiej normalnej do podania dozylnego uwzglednionych
w analizie [38]

Flebogamma DIF (Grifols) Rpz Bezpt. TAK -
Gammagard S/D (Baxter) Rp. Bezpt. TAK -
Gamunex 10% (Grifols) Rp. Bezpt. TAK TAK
Ig Vena (Kedrion) Rp. Bezpt. TAK TAK
Intratect (Biotest Pharma) Rp. Bezpt. TAK -
Kiovig (Baxter) Rp. Bezpt. TAK -
Octagam (Octapharma) Rp. Bezpt. TAK -
Privigen (CSL Behring) Rpz. Bezpt. TAK TAK
Sandoglobulin P (Imed Poland) Rp. Bezpt. TAK -

Rp. — leki wydawane wytgcznie na receptg, Rpz. — leki wydawane wytgcznie na recepte do zastrzezonego stosowania

1.2.3 Proponowane zmiany

Proponowane zmiany obejmujg utworzenie programu lekowego dla Ig stosowanych w leczeniu ZGB
i PZPD. Projekt programu lekowego [12] zostat dotgczony do wniosku refundacyjnego. W projekcie
programu lekowego okreslone zostaty szczegdtowe kryteria wigczania pacjentéw do leczenia Ig,

dawkowanie lekdw oraz sposdb postepowania z pacjentami, w tym kryteria wytgczania z terapii.

Zmiana sposobu finansowania Ig w populacji docelowej analizy nie zmieni zapotrzebowania na tego
typu terapie, jak réwniez sposobu postepowania w trakcie terapii i osigganych efektéw zdrowotnych.
W zwigzku z tym w analizie zatozono jednakowg skuteczno$¢ interwencji ocenianej niezaleznie od

formy jej finansowania.

Zmiana sposobu finansowania Ig w populacji pacjentdw z ZGB i PZPD nie zmieni udziatéw innych
interwencji, ktore mogg by¢ stosowane w terapii tych choréb. Z tego wzgledu populacje docelowag

analizy zawezono do pacjentdw stosujgcych immunoglobuliny.
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CHARAKTERYSTYKA INTERWENCJI

Ig Vena

Preparat Ig Vena to normalna immunoglobulina ludzka do stosowania dozylnego (kod ATC: JO6BAO02).

Wskazania do stosowania obejmuja:

e leczenie substytucyjne:

O

@)

O

O

zespoty pierwotnych niedoboréw odpornosci z uposledzeniem wytwarzania przeciwciaft,
hipogammaglobulinemia i nawracajgce zakazenia bakteryjne u pacjentéw z przewlekty
biataczkg limfocytowg, u ktérych zawiodto profilaktyczne leczenie antybiotykami,
hipogammaglobulinemia i nawracajgce zakazenia bakteryjne u pacjentéw w fazie plateau
szpiczaka mnogiego, ktdérzy nie reagowali na profilaktyczng immunizacje pneumokokowsa,
hipogammaglobulinemia u pacjentédw po alogenicznym przeszczepie komérek macierzystych,

wrodzony zespot nabytego niedoboru odpornosci (AIDS) i nawracajgce zakazenia. [13]

e immunomodulacje:

@)

pierwotna matoptytkowo$¢ immunologiczna u pacjentdw z duzym ryzykiem krwawien albo
przed zabiegiem chirurgicznym w celu skorygowania liczby ptytek krwi,

zespot Guillain-Barre,

choroba Kawasaki,

przewlekta demielinizacyjna polineuropatia. [13]

Dawka i schemat dawkowania Ig zalezg od wskazan. W dawkowaniu nalezy kierowaé sie

nastepujacymi wskazowkami:

e w leczeniu ZGB: 0,4 g/kg/dobe przez 5 dni,

e w leczeniu PZPD:

O

O

dawka poczatkowa Ig wynosi 2 g/kg masy ciata podawana w ciggu 4 kolejnych dni; zaleca sie
podawaé¢ dawke poczatkowg co 3-4 tygodnie do osiggniecia maksymalnego dziatania
leczniczego,

dawke podtrzymujgca ustala lekarz prowadzacy; po uzyskaniu maksymalnego dziatania zaleca
sie zmniejszenie dawkowania i dostosowanie czestosci podawania az do uzyskania najmniejszej

leczniczej dawki podtrzymujacej. [13]
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Produkt leczniczy Ig Vena zostat dopuszczony do obrotu na terytorium Polski na podstawie
pozwolenia wydanego firmie Kedrion S.p.A. dnia 11 maja 2007 r. Ostatniego przedtuzenia pozwolenia

dokonano 19 pazdziernika 2010 r. [13]

Aktualnie finansowanie produktu leczniczego Ig Vena w leczeniu ZGB i PZPD opisano w rozdz. 1.2.2.

1.3.2 Pozostate IVig

Pozostate immunoglobuliny podawane dozylnie nalezg do grupy normalnej immunoglobuliny ludzkiej
do stosowania dozylnego (kod ATC: JO6BA02). Wskazania do stosowania wszystkich

zarejestrowanych w Polsce preparatéw obejmuja:

e leczenie substytucyjne:
o zespoty pierwotnych niedoboréw odpornosci z uposledzeniem wytwarzania przeciwciat,
o hipogammaglobulinemia i nawracajgce zakazenia bakteryjne u pacjentdw z przewlekig
biataczkg limfocytowa, u ktérych zawiodto profilaktyczne leczenie antybiotykami,
o hipogammaglobulinemia i nawracajagce zakazenia bakteryjne u pacjentow w fazie plateau
szpiczaka mnogiego, ktdrzy nie reagowali na profilaktyczng immunizacje pneumokokows,
o hipogammaglobulinemia u pacjentéw po alogenicznym przeszczepie komdrek macierzystych,
o wrodzony zespét nabytego niedoboru odpornosci (AIDS) i nawracajgce zakazenia. [15-22]
e immunomodulacje:
o pierwotna matoptytkowos$¢ immunologiczna u pacjentdw z duzym ryzykiem krwawien albo
przed zabiegiem chirurgicznym w celu skorygowania liczby ptytek krwi,
o zespot Guillain-Barre,

o choroba Kawasaki. [15-22]
Preparat Flebogamma DIF podawa¢ mozna od 2 roku zycia. [15]

Ponadto, preparaty Gamunex 10% oraz Privigen mozna stosowaé¢ w celu immunomodulacji
u pacjentow z PZPD, za$ Kiovig u chorych z wieloogniskowg neuropatia ruchowa. [17, 21]

Sandoglobulin P moze by¢ réwniez stosowany w:

e profilaktyce i leczeniu chorych z wtérnymi zespotami odpornosci,
e leczeniu ciezkich zakazen bakteryjnych badz wirusowych w skojarzeniu z leczeniem

przeciwbakteryjnym i przeciwwirusowym,
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e profilaktyce u wczesniakdw i noworodkéw z niskg masg urodzeniowg (podobnie jak
Gammagard S/D [16]),

e leczeniu choréb o podtozu autoimmunologicznym,

e wywotywaniu stanu tolerancji immunologicznej u chorych na hemofilie A z kragzagcym
antykoagulantem i u chorych z nabytym inhibitorem czynnika VIIl w przebiegu innych chordb,

e zapobieganiu nawracajgcemu poronieniu samoistnemu. [22]

Schematy dawkowania okreslone dla ZGB i PZPD w charakterystykach produktéw pozostatych Ig sg
zbiezne ze schematem podanym w charakterystyce preparatu Ig Vena. Dodatkowo w charakterystyce
produktu Privigen sprecyzowano wielkos¢ dawki podtrzymujgcej stosowanej w leczeniu PZPD jako

réwng 1 g/kg m.c. podawanej co 3 tygodnie przez 1 do 2 dni. [15-22]

Aktualnie finansowanie Ig w leczeniu ZGB i PZPD opisano w rozdz. 1.2.2.
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2 METODYKA ANALIZY

2.1 SCHEMAT ANALIZY

Analize przeprowadzono w oparciu o wytyczne oceny technologii medycznych [23] oraz
o rozporzgdzenie MZ z dnia 2 kwietnia 2012 r. w sprawie minimalnych wymagan, jakie musza
spetniaé analizy uwzglednione we wnioskach o objecie refundacjg i ustalenie urzedowej ceny zbytu
oraz o podwyzszenie urzedowej ceny zbytu leku, Srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia
zywieniowego, wyrobu medycznego, ktére nie majg odpowiednika refundowanego w danym

wskazaniu [24]. W analizie wyznaczono oszacowanie rocznej liczebnosci populacji:

e obejmujacej wszystkich pacjentéw, u ktérych wnioskowana technologia moze by¢ zastosowana,
e docelowej, wskazanej we wniosku refundacyjnym,

e w ktérej wnioskowana technologia jest obecnie stosowana.

Whiosek refundacyjny dotyczy zmiany formy finansowania Ig stosowanych u pacjentéw z ZGB i PZPD
(z lecznictwa szpitalnego na program lekowy), wobec tego analizowany problem zdrowotny nie
obejmuje pozostatych wskazan rejestracyjnych Ig (w tym leczenia substytucyjnego oraz leczenia
modulujgcego w takich chorobach jak pierwotna matoptytkowos¢ immunologiczna u pacjentéow
z duzym ryzykiem krwawien albo przed zabiegiem chirurgicznym w celu skorygowania liczby ptytek
krwi czy choroba Kawasaki). W zwigzku z tym przytoczone oszacowania zawezono do populacji

pacjentéw z ZGB lub PZPD.

Populacja obejmujgca wszystkich pacjentow, u ktérych wnioskowana technologia moze byc¢
zastosowana, obejmuje pacjentéw z ZGB i PZPD. Populacja docelowa obejmuje pacjentéw z ZGB
i PZPD stosujgcych terapie substytucyjng lg. Populacja, w ktdrej wnioskowana technologia jest

obecnie stosowana, obejmuje pacjentéw z ZGB i PZPD stosujgcych leczenie substytucyjne.

Zmiana formy finansowania Ig nie zmieni liczby pacjentéw z ZGB lub PZPD w Polsce, jak réwniez
udziatéw poszczegdlnych schematdw terapeutycznych stosowanych w leczeniu tych jednostek
chorobowych. W szczegdlnosci liczebnosé populacji pacjentéw stosujgcych Ig w leczeniu ZGB i PZPD

w Polsce pozostanie taka sama.
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W kolejnych krokach przeprowadzono:

e o0szacowanie rocznej liczebnosci populacji, w ktérej wnioskowana technologia moze by¢
stosowana, z wyrdznieniem populacji pacjentéw z ZGB oraz populacji pacjentéw PZPD,

e oszacowanie rocznej liczebnosci populacji docelowej, czyli pacjentéw z ZGB i PZPD stosujgcych g,

e oszacowanie rocznej liczebnosci populacji, w ktérej wnioskowana technologia jest stosowana
(i bedzie nadal stosowana przy zatozeniu finansowania Ig w ramach programu lekowego),

e oszacowanie aktualnych rocznych wydatkéw NFZ ponoszonych na leczenie pacjentéw w stanach
klinicznych wskazanych we wniosku, z wyszczegélnieniem sktadowej wydatkéw stanowigcej
refundacje ceny wnioskowanej technologii (wydatki w 2014 roku w scenariuszu istniejgcym),

o ilosciowg prognoze rocznych wydatkéw NFZ, jakie beda ponoszone w stanach klinicznych
wskazanych we wniosku, z wyszczegdlnieniem sktadowej wydatkéw stanowigcej refundacje ceny
whioskowanej technologii, przy zatozeniu braku zmiany sposobu finansowania Ig (prognozowane
wydatki w scenariuszu istniejgcym na lata 2015-2016),

e ilosciowg prognoze rocznych wydatkdow NFZ, jakie bedg ponoszone w stanach klinicznych
wskazanych we wniosku, z wyszczegdlnieniem sktadowej wydatkéw stanowigcej refundacje ceny
whioskowanej technologii, przy zatozeniu zmiany sposobu finansowania Ig (prognozowane
wydatki w scenariuszu nowym na lata 2015-2016),

e oszacowanie dodatkowych wydatkdw NFZ, jakie bedg ponoszone na leczenie pacjentéw
w stanach klinicznych wskazanych we wniosku, stanowigcych rdéznice pomiedzy wydatkami
W scenariuszu nowym i scenariuszu istniejgcym (wydatki inkrementalne),

e minimalny i maksymalny wariant oszacowania wydatkéw inkrementalnych (wskazany w analizie

wrazliwosci).

Analize przeprowadzono w dwuletnim horyzoncie czasowym, ktory uznano za wystarczajgcy do
wskazania réznic w wydatkach ptatnika publicznego powstatych na skutek zmiany sposobu
finansowania Ig oraz do osiggniecia stabilnych udziatéw w rynku lIg po dokonanej zmiany
finansowania. Przedstawiono wydatki w scenariuszu istniejgcym (brak zmiany finansowania Ig) oraz
W scenariuszu nowym (zmiana finansowania Ig). Gtéwnym wynikiem analizy jest rdznica w wydatkach

pomiedzy scenariuszem nowym a scenariuszem istniejgcym.
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2.2 PopruLACIA

W analizie przedstawiono wydatki ptatnika publicznego w populacji pacjentéw z zespotem
Guillain-Barre (ZGB) lub przewlekta zapalng polineuropatia demielinizacyjng (PZPD) w Polsce.
Oszacowanie liczebnosci analizowanych populacji przeprowadzono w oparciu o dane

epidemiologiczne oraz dane NFZ dotyczgce zuzycia swiadcze w rozwazanych wskazaniach.

Zmiana sposobu finansowania Ig w populacji pacjentéw z ZGB i PZPD nie zmieni udziatdw innych
interwencji, ktére mogg by¢ stosowane w terapii tych choréb. Z tego wzgledu populacje docelowa

analizy zawezono do pacjentdw stosujgcych immunoglobuliny.

2.2.1 Dane epidemiologiczne

W celu odnalezienia danych epidemiologicznych dotyczgcych wystepowania ZGB i PZPD
przeprowadzono przeszukanie bazy Medline przez Pubmed (przeszukanie ograniczono do prac
opublikowanych od poczatku 2000 roku). Ponizej przedstawiono wykorzystana w tym celu strategie,

a w kolejnych podrozdziatach opis odnalezionych prac.

Tabela 3.
Strategia przeszukania danych epidemiologicznych

H7 (#6 and #5) Filters: Publication date from 2000/01/01 618
#6 (#1 or #2 or #3 or #4) 8718
#5 ((population OR epidemiol* OR registry OR cross-sectional OR cohort) AND (incidence 1812510
OR prevalence OR abundance OR morbidity))
#4 Chronic inflammatory demyelinating polyneuropathy[Mesh] 917
#3 Chronic inflammatory demyelinating polyneuropathy 1943
#2 Guillain Barre Syndrome 7265
#1 "Guillain-Barre Syndrome"[Mesh] 3278

Zespdt Guillain-Barre

W wyniku przeprowadzonego przeszukania odnaleziono dwa przeglady badan epidemiologicznych
dotyczacych wystepowania ZGB (Sejvar 2011 [25] i McGrogan 2009 [26]). Wyniki odnalezionych
przegladéw wskazujg na wystepowanie réznic w czestosci wystepowania choroby w zaleznosci od

obszaru geograficznego objetego badaniem, jak réwniez rozktadu wieku i ptci w badanych
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populacjach. W zwigzku z tym w obliczeniach opracowanej analizy BIA uwzgledniono wyniki tych
sposrdd prac wymienionych w przeglagdach Sejvar 2011 lub McGrogan 2009, ktére dotyczyty obszaru
Europy lub Ameryki Pétnocnej i ktérych wyniki raportowano z podziatem na wiek lub wiek i pte¢ oséb
w badanej populacji. Ponadto nie uwzgledniono wynikéw badan przedstawionych z zawezeniem do
okreslonego wieku osdéb w badanej populacji (np. populacji dzieci). Zestawienie wynikéw
uwzglednionych w nich badan przedstawiono w zatgczonym pliku excelowskim na zaktadce Dane

ZGB.

Zgromadzone dane postuzyty w analizie do oszacowania liczebnosci populacji pacjentéw z ZGB
w Polsce w latach 2014-2016. W tym celu skorzystano z danych Gtéwnego Urzedu Statystycznego
[27] dotyczacych liczebnosci populacji ogdlnej Polski z podziatem na lata zycia. Kumulujac dane
o czestosciach wystepowania ZGB w poszczegdlnych grupach wiekowych raportowanych w danym
badaniu epidemiologicznym i liczebnosci populacji ogélnej Polski bedacej w wieku odpowiadajgcym
tym grupom dla kazdego badania oddzielnie wyznaczono oszacowanie liczebnosci populacji

pacjentéw z ZGB w Polsce.

Oszacowanie wartosci analizowanego parametru na podstawie zgromadzonych badan wyniosto od
345 do 793 pacjentow. Wartosci uzyskane dla poszczegélnych badan epidemiologicznych

przedstawiono w ponizszej tabeli.

Tabela 4.
Liczba pacjentéw z ZGB w Polsce — dane epidemiologiczne

Kinnunen 1998 345 [26]
Sedano 1994 356** [25, 26]
Beghi 1996 392 [26]
Emilia-Romagna Study Group 1998 409 [25]
Sridharan 1993 412 [26]
Schonberger 1979 415 [25]
Chroni 2004 420 [26]
Anon 1997 441 [26]
Haberman 1982 448 [26]
Paolino 1991 449 [26]
Larson 1985 460 [26]
Aladro-Benito 2002 475 [25]
Winner 1990 484 [25, 26]
Chio 2003* 528 [26]
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Chio 2003* 540 [25]
Hughes 2006 564 [26]
Cheng 2000 618 [25]
Cheng 2000 625 [26]
Govoni 2003 656 [25]
Bogliun 2004 672 [25, 26]
Riggs 1989 679 [26]
Hauck 2008 684 [26]
Govoni 1999 706 [26]
Jiang 1997 732 [26]
Jiang 1995 733 [26]
Koobatian 1991 738 [26]
Beghi 1985 793 [25, 26]

*dane pochodza z jednej publikacji Chio 2003; rdéznica w wartosciach raportowanych w obu przeglagdach wynika z graficznej formy
prezentacji danych w badaniu, **wartos¢ oszacowano na podstawie wartosci dla grupy wiekowej 0-9 z pracy McGrogan 2009 oraz wartosci
dla grup wiekowych okreslonych w pracy Sejvar 2011 (obejmujacych wiek 10 lat lub powyzej).

Przewlekta zapalna polineuropatia demielinizacyjna

W wyniku przeprowadzonego przeszukania odnaleziono dwa przeglady badan epidemiologicznych
dotyczagcych PZPD (Mahdi-Rogers 2014 [28] i Rajabally 2009 [29]), w ktdorych dodatkowo
przedstawiono wyniki wtasne autoréw obu prac oraz badanie Chio 2007 [30], ktére nie zostato
uwzglednione w przytoczonych przegladach, a ktére przeprowadzono w znacznej populacji badanej

we Wtoszech (ponad 4,3 min oséb).

Wyniki zgromadzonych prac wskazujg na wystepowanie znacznych réznic w czestosci wystepowania
PZPD w zaleznosci od rozktadu wieku i pfci w populacji badanej. Z tego wzgledu w obliczeniach
uwzgledniono wytgcznie dane z badan raportowane z podziatem na wiek lub wiek i pte¢ oséb
w badanej populacji (tj. wyniki wtasne autoréw Mahdi-Rogers 2014 i Rajabally 2009 oraz wyniki
badania Chio 2007). Pominieto wyniki przeglagdu badan epidemiologicznych z prac Mahdi-Rogers
2014 i Rajabally 2009 raportowane w sposéb skumulowany, niezaleznie od wieku oséb w populacji
badanej. Uwzglednione w obliczeniach dane zostaty przedstawione w pliku excelowskim na zaktadce

Dane PZPD.

Zgromadzone dane postuzyty w analizie do oszacowania liczebnosci populacji pacjentéw z PZPD
w Polsce w latach 2014-2016. W tym celu skorzystano z danych GUS [27] dotyczacych liczebnosci
populacji ogdlnej Polski z podziatem na lata zycia. Kumulujgc dane o czestosciach wystepowania

PZPD w poszczegdlnych grupach wiekowych w danym badaniu epidemiologicznym i liczebnosci
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populacji ogdlnej Polski bedgcej w wieku odpowiadajagcym tym grupom, osobno dla kazdego badania
wyznaczono oszacowanie liczebnosci populacji pacjentéw z PZPD w Polsce. Wartosci uzyskane dla

poszczegdblnych badan epidemiologicznych przedstawiono w ponizszej tabeli.

Tabela 5.
Liczba pacjentéw z ZGB w Polsce — na podstawie danych epidemiologicznych

Mahdi-Rogers 2014 EFNS/PNS 1140
EFNS/PNS 1552

Rajabally 2009
AAN 620
Chio 2007 AHSAAN 764

Wyniki przeprowadzonych oszacowan byly odmienne w zaleznosci od uwzglednionych kryteriéw
rozpoznania choroby. W badaniach wykorzystano kryteria: EFNS/PNS (European Federation of
Neurological Societies/Peripheral Nerve Society), AAN (American Academy of Neurology) oraz
AHSAAN (Ad Hoc Subcommittee of the American Academy of Neurology), przy czym najwieksze
wartosci mozna zaobserwowaé w wynikach badan uzyskanych przy uzyciu kryteridw EFNS/PNS.
Polskie wytyczne nie sg jednoznaczne w wyborze kryteridw rozpoznania PZPD — opierajg sie
zamiennie na wymienionych zestawach zalecen. Jednoczesnie dostepne pordwnania kryteriow
EFNS/PNS i AAN potwierdzajg, ze pierwsze z nich charakteryzuje sie wyzszg czutoscig i swoistoscig.
Z uwagi na zaobserwowane rozbieznosci w oszacowaniach liczebnosci populacji pacjentéw z PZPD

w Polsce w analizie postuzono sie dodatkowymi Zzrédtami danych.

W dokumentach AOTM podano, ze w oparciu o wskazniki chorobowosci oraz dane z osrodkéw
leczacych przedmiotowe schorzenia neurologiczne mozna przyjgé, ze w Polsce rocznie leczenia Ig
wymaga ok. 1400 chorych (z czego 400 osdb to pacjenci z PZPD). [31, 32] W Swietle podanych
informacji liczebnos$¢ populacji pacjentéw z PZPD przekraczajgca 1500 pacjentéw wydaje sie byé mato

prawdopodobna. W zwigzku z tym wartosci tej nie uwzgledniono w dalszych obliczeniach.

2.2.2 Dane NFZ

W ramach analizy zebrano dane Narodowego Funduszu Zdrowia dotyczgce zuzycia $wiadczen

w 2009-2013 [33]. Pod uwage wzieto swiadczenia:
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e hospitalizacja zwigzana z przetoczeniem krwi, produktéw krwiopochodnych w tym
immunoglobulin (kod produktu 5.52.01.0001464),

e plazmafereza lecznicza z hospitalizacjg (kod produktu 5.52.01.0000938),

e Jednorodne Grupy Pacjentéw: A30, A31i P05.

W analizie uwzgledniono wszystkie zalecane przez wytyczne leczenia ZGB i PZPD schematy
terapeutyczne. W  obliczeniach nie  uwzgledniono  pacjentéw  stosujgcych  terapie
glikokortykosteroidami ze wzgledu na brak wiarygodnych danych NFZ pozwalajagcych na
wyodrebnienie populacji pacjentow z ZGB i PZPD stosujacych glikokortykosteroidy sposrod

wszystkich pacjentdw stosujacych te leki.

Dane raportowane przez NFZ obejmujg okres od roku 2009 do roku 2013. Prezentowane sg liczby
zuzytych swiadczen ogdtem oraz procentowy podziat na wskazania (wedtug klasyfikacji ICD-10), przy
czym, aby wskazanie byto ujete w rozktadzie procentowym, jego zuzycie musi stanowic przynajmniej

1% ogotu zuzycia.

Jako ze Ig mogg by¢ podawane w réznych wskazaniach, z raportowanych statystyk JGP wyodrebniono
dane dotyczace analizowanych wskazan okreslonych w katalogu ICD-10 i projekcie programu

lekowego, tj.

e G61.0dlaZGB,
e G61.8iG62.8 dla PZPD.

Nadmieni¢ nalezy, ze uwzglednienie dwdch kodéw przypisanych do wskazania PZPD wynika
z rozbieznosci obecnych w katalogu ICD-10 oraz kodach wymienionych w projekcie programu
lekowego w zakresie kodowania rozwazanego wskazania. W katalogu ICD-10 PZPD przypisano kod
G61.81 bedacy podklasg kodu G61.8 — Inne polineuropatie zakazne. Jednoczesnie kod G61.81 nie
zostat uwzgledniony w raportach statystyk JGP — zostat on ujety w danych dla szerszego wskazania
oznaczonego kodem G61.8. W ramach projektu programu lekowego jedynym kodem
odpowiadajgcym rozwazanemu wskazaniu jest kod G62.8 — Inne polineuropatie okreslone. Biorac
pod uwage przytoczone rozbieznosci w obliczeniach uwzgledniono obydwa wymienione sposoby

kodowania PZPD.

Na podstawie zgromadzonych danych oszacowano liczbe hospitalizacji wykonanych w wyrdznionych

populacjach pacjentéw (z podziatem na przytoczone powyzej kody ICD-10). Nastepnie na podstawie
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uzyskanych wartosci wyznaczona zostata szacunkowa liczba pacjentéw z ZGB i PZPD w latach
2009-2013. Biorgc pod uwage sposdb dawkowania IVIg i czestos¢ zabiegdéw plazmaferezy w obydwu
wyrdéznionych populacjach, w obliczeniach zatozono, ze w ciggu roku u pacjenta z ZGB
przeprowadzana jest 1 hospitalizacja (w nastepstwie ktérej pacjent jest wyleczony), zas u pacjenta
z PZPD 13 hospitalizacji (zgodnie z zatozeniem, ze podanie Ig lub zabieg plazmaferezy odbywa sie co
4 tygodnie). Liczby hospitalizacji w latach 2009-2013 dla poszczegdlnych kodéw ICD-10 zsumowano
z podziatem na przypisane im wskazania (tj. G61.0 dla ZGB oraz G61.8 i G62.8 dla PZPD) i w oparciu

o zatozone czestosci hospitalizacji wyznaczono liczebno$ci analizowanych populacji.

Ponizej przedstawiono uwzglednione liczby hospitalizacji dla poszczegdlnych procedur i wskazan oraz

uzyskane w wyniku obliczen wartosci.

Tabela 6.
Liczba pacjentéw z PNO w latach 2009-2013 na podstawie danych NFZ

Liczba pacjentéw z ZGB 486 488 544 519 599

Liczba pacjentéw z PZPD 93 102 123 131 152

Hospitalizacja zwigzana z przetoczeniem krwi, produktéw krwiopochodnych w tym immunoglobulin
Nie raportowano hospitalizacji dla rozwazanych kodéw ICD-10.

Plazmafereza lecznicza z hospitalizacjg

Liczba hospitalizacji —tgcznie 57 52 56 10 14
Liczba hospitalizacji G61.0 9 4 7 0 3
Liczba hospitalizacji G61.8 0 0
Liczba hospitalizacji G62.8 0 0

A30 - Kompleksowa diagnostyka polineuropatii i choréb miesni

Liczba hospitalizacji — tgcznie 1709 2217 2578 2382 2950
Liczba hospitalizacji G61.0 178 200 275 244 314
Liczba hospitalizacji G61.8 24 30 30 28 54
Liczba hospitalizacji G62.8 357 525 646 678 824

A31 - Choroby nerwéw obwodowych

Liczba hospitalizacji — tgcznie 16612 15350 15138 14963 14546
Liczba hospitalizacji G61.0 262 284 262 275 282
Liczba hospitalizacji G61.8 0 0 0 0 0
Liczba hospitalizacji G62.8 822 772 917 992 1097

P05 - Gtéwne infekcje (w tym choroby immunologiczne)

Liczba hospitalizacji — facznie 3476 3611 3372 4596 5125

Liczba hospitalizacji G61.0 37 0 0 0 0
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2.2.3  Prognoza liczby pacjentéw na lata 2014-2016

Przeprowadzenie prognozy liczebnosci zdefiniowanych populacji pacjentdow na kolejne lata
przeprowadzono przy zastosowaniu danych epidemiologicznych i danych NFZ opisanych we

wczesniejszych rozdziatach.

Biorgc pod uwage charakter i przebieg choroby u pacjentdw z ZGB (leczenie jest najczesciej
jednofazowe i stosunkowo krdtkie) w analizie przyjeto, ze liczebnos$¢ populacji pacjentéow z ZGB
w Polsce w danym roku jest réwna liczbie pacjentéw zdiagnozowanych w tym roku. Wobec tego
wszyscy pacjenci z ZGB sg nowo zdiagnozowani. W $wietle rozbieznosci w wartosci wspdtczynnika
zapadalnosci ZGB w réznych obszarach geograficznych raportowanych w odnalezionych badaniach
epidemiologicznych oraz wiarygodnosci danych NFZ w tym zakresie, w analizie podstawowe;j
uwzgledniono oszacowanie liczebnosci populacji pacjentéw z ZGB w Polsce uzyskane na bazie danych

NFZ.

Ze wzgledu na nieliniowy trend wartosci liczebnosci populacji pacjentéw z ZGB w latach 2009-2013
przyjeto, ze liczba pacjentéw z ZGB w kolejnych latach bedzie stata i rowna wartosci z roku 2013.

Ponizej przedstawiono uzyskane w wyniku obliczert wartosci.

Tabela 7.
Oszacowanie liczebnosci populacji pacjentéw z ZGB w Polsce w latach 2014-2016

ZGB 599 599 599

W analizie wrazliwosci uwzgledniono maksymalne i minimalne oszacowanie uzyskane na podstawie
danych epidemiologicznych (przy uwzglednieniu statej liczby pacjentéw z ZGB w roku). Nalezy
nadmieni¢, ze uwzglednione wartosci sg zbiezne z liczebnoscig analizowanej populacji uwzgledniong
w opublikowanych opracowaniach AOTM [31, 32]. W ponizsze] tabeli zestawiono uwzglednione

w analizie wartosci.
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Tabela 8.
Oszacowanie liczebnosci populacji pacjentéw z ZGB w Polsce w latach 2014-2016

Obliczenia podstawowe 599 599 599
Wartosci minimalne* 345 345 345
Wartosci maksymalne* 793 793 793

*z uwagi na sposéb uwzglednienia wynikow badan epidemiologicznych (warto$¢ minimalna i maksymalna) nie przeprowadzono
identyfikacji badan pokrywajacych te same populacje badane

Dane NFZ dotyczace PZPD charakteryzowaty sie znaczng niepewnoscia. W szczegdlnosci
uwzglednione dane NFZ, obok rozwazanej jednostki chorobowej, dotyczyly szeregu odmiennych
wskazan (kod odpowiadajgcy PZPD zgodnie z katalogiem ICD-10, tj. G61.81 jest podklasg kodu
G61.8). Na podstawie raportowanych danych NFZ nie byto mozliwosci wyodrebnienia wartosci
odpowiadajgcych analizowane] populacji pacjentdw. Kolejnym Zrédtem niepewnosci jest
zindywidualizowany sposéb stosowania interwencji wykorzystywanych w leczeniu PZPD,
w szczegoblnosci Ig i plazmaferezy. Technologie te sg stosowane u pacjentdw z PZPD niejednokrotnie
przez wiele lat. W zwigzku z tym zatozenia przyjete w zakresie sposobu ich stosowania majg kluczowe
znaczenie przy szacowaniu liczebnosci rozwazanej populacji na podstawie zgromadzonych danych.

Jednoczesnie dostepne wytyczne nie podajg jednoznacznych informacji w tym zakresie.

W $wietle szacunkéw AOTM [31, 32], rocznie leczenia IVIg w terapii choréb neurologicznych wymaga
ok. 1400 pacjentow (z czego 400 osob to pacjenci z PZPD). W zwigzku z tym uznano, ze wyniki
oszacowan uzyskane na podstawie danych NFZ dla lat 2014-2016 wydaja sie zbyt niskie. Biorgc pod
uwage przytoczone ograniczenia zdecydowano sie nie uwzglednia¢ danych NFZ w przeprowadzonych
obliczeniach. Jednoczesnie w pliku excelowskim istnieje mozliwo$¢ wygenerowania wynikéw przy

uwzglednieniu oszacowan opartych na danych NFZ.

Prognoze liczby pacjentéw z PZPD w Polsce w kolejnych latach przeprowadzong w oparciu o wartosci
wspotczynnikéw chorobowosci PZPD raportowane w uwzglednionych badaniach epidemiologicznych.
Zgodnie z uzasadnieniem przedstawionym w poprzednim rozdziale, w obliczeniach podstawowych
uwzgledniono oszacowanie oparte na danych z badania Chio 2007. Wartosci minimalne
i maksymalne okreslono na bazie danych odpowiednio z badan Rajabally 2009 (dla kryteriow AAN)

i Mahdi-Rogers 2014.

W ponizszej tabeli zestawiono uwzglednione w analizie wartosci.
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Tabela 9.
Oszacowanie liczebnosci populacji pacjentow z PZPD w Polsce w latach 2014-2016

Obliczenia podstawowe 764 764 764
Wartosci minimalne 620 620 620
Wartosci maksymalne 1140 1140 1140

Dla uproszczenia obliczen i z uwagi na niewielkie rozbieznosci w sposobie postepowania u pacjentéw
z PZPD w zaleznosci od czasu od postawienia diagnozy, w obliczeniach zatozono, ze w danym roku
u wszystkich pacjentéw z PZPD w Polsce (réwniez tych, u ktorych PZPD rozpoznano w tym roku)
stosowane jest leczenie podtrzymujgce. Oznacza to, ze w obliczeniach dla tej populacji pominieto
roznice w kosztach wynikajagce ze zwiekszonej wielkosci dawki i czestosci podan lekow
w poczatkowym etapie leczenia PZPD, a takze koszt kwalifikacji do leczenia PZPD. Wymienione koszty

nie majg znaczacego wptywu na wyniki analizy.

Ponizej przedstawiono podsumowanie liczebnosci populacji pacjentéw z ZGB i PZPD, a zatem

populacji pacjentéw, u ktérych wnioskowana technologia moze by¢ zastosowana.

Tabela 10.
Oszacowanie liczebnosci populacji pacjentow z ZGB i PZPD w Polsce w latach 2014-2016

Obliczenia podstawowe 1364 1364 1364
Wartosci minimalne 966 966 966
Wartosci maksymalne 1934 1934 1934

2.3 UDzIAtY SCHEMATOW TERAPEUTYCZNYCH

Biorgc pod uwage charakter i przebieg analizowanych jednostek chorobowych zwigzanych
z dolegliwosciami bdlowymi i powiktaniami ruchowymi w postaci niedowtadéw, a w skrajnych
przypadkach do niewydolnosci oddechowej i zgonu pacjenta (zwtaszcza w przypadku ZGB), w analizie
zatozono, ze aktualnie wszyscy pacjenci z wyrdznionych populacji chorych, u ktérych wymagane jest
leczenie poddani s3 odpowiedniej terapii. W zwigzku z tym rozpowszechnienie leczenia ZGB i PZPD

w wyroznionych populacjach chorych przyjeto jako réwne 100% w kolejnych latach 2014-2016.
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Na bazie wytycznych postepowania terapeutycznego u pacjentow z ZGB i PZPD ustalono, ze
w leczeniu ZGB stosowane s3: immunoglobuliny do podania dozylnego i plazmaferezy, zas w leczeniu
PZPD: Ig, plazmaferezy i glikokortykosteroidy. [34] Jednoczes$nie z danych NFZ wynika, Zze
plazmafereza wykonywana jest u niewielkiego odsetka pacjentéw z analizowanej populacji
pacjentéw z ZGB i PZPD. Do oszacowania liczby pacjentéw z ZGB i PZPD stosujgcych Ig niezbedne byto

zastosowanie danych dotyczgcych odsetka pacjentéw stosujgcych Ig wséréd pacjentéw z ZGB i PZPD.

Whiosek refundacyjny dotyczy zmiany formy finansowania Ig w leczeniu ZGB i PZPD (z lecznictwa
szpitalnego na program lekowy). Biorgc pod uwage, ze decyzja o wyborze schematu terapeutycznego
podyktowana jest przebiegiem choroby i odpowiedzig pacjenta na leczenie, a interwencja, ktérej
dotyczy wniosek, jest aktualnie stosowana w populacji docelowej, w obliczeniach przyjeto, ze zmiana
formy finansowania Ig nie zmieni aktualnych udziatéw schematéw terapeutycznych stosowanych

w leczeniu ZGB i PZPD.

Udziaty Ig stosowanych w leczeniu ZGB i PZPD ustalono na podstawie danych przedstawionych
w odnalezionych badaniach epidemiologicznych. Dla ZGB wykorzystano dane z badania van den Berg
2013 [10] (raportowane w badaniu odsetki dla Ig i Ig + prednizonu zsumowano i wraz z odsetkiem dla
plazmaferezy odpowiednio przeksztatcono, aby w sumie daty 100%), zas dla PZPD dane z badania
Mahdi-Rogers 2014. Dodatkowo w analizie wrazliwosci uwzgledniono alternatywne wartosci
udziatéw schematéw terapeutycznych, zaktadajgc maksymalny udziat Ig w leczeniu ZGB i PZPD (tj.

przyjmujac, ze wszyscy pacjenci sg leczeni z zastosowaniem tej opcji).

W obliczeniach nie uwzgledniono alternatywnego Zrddta informacji o udziatach wyrdznionych
schematow, tj. danych NFZ, z uwagi na rozbieznosci w sposobie stosowania poszczegdlnych
technologii medycznych, a przez to trudnosci w oszacowaniu liczby pacjentéw stosujgcych
poszczegblne schematy, a takze mozliwos¢ ich stosowania w innych wskazaniach. Przytoczone
ograniczenia moglyby prowadzi¢c do znacznego znieksztatcenia szacowanych udziatéw
i w konsekwencji wynikéw analizy.

Ponizej przedstawiono udziaty Ig, ktére uwzgledniono w obliczeniach analizy.

Tabela 11.

Udziaty Ig zastosowane w analizie

ZGB — obliczenia podstawowe 86% 86% 86%
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ZGB — maksymalne udziaty Ig 100% 100% 100%
PZPD — obliczenia podstawowe 52% 52% 52%
PZPD — maksymalne udziaty Ig 100% 100% 100%

Udziaty Ig Vena w Ig oszacowano na podstawie danych raportowanych przez NFZ dotyczacych
sprzedazy Ig w Polsce. Uwzgledniono dane za okres 03.2013-02.2014 (jako dane za poprzedni rok)
[33]. Dane raportowane przez NFZ dotyczg sprzedazy lg w ramach wykazu lekéw refundowanych,
a zatem w populacji dzieci z pierwotnymi niedoborami odpornosci (PNO) [14]. Nie odnaleziono
danych pozwalajgcych na oszacowanie udziatdéw Ig Vena w analizowanych populacjach chorych.
Z tego wzgledu zatozono, ze w populacji pacjentdéw z ZGB i PZPD Ig Vena zajmuje tyle samo rynku, co

w populacji dzieci z PNO. Ponizej przedstawiono udziaty Ig Vena uwzglednione w analizie.

Tabela 12.
Udziaty Ig Vena w IVIg uwzglednione w analizie

Ig Vena 9% 9% 9%

2.4 SPOSOB STOSOWANIA SCHEMATOW TERAPEUTYCZNYCH

Przy wyborze dawkowania Ig kierowano sie zapisami projektu programu lekowego [12] oraz
charakterystyki produktu leczniczego Ig Vena [13]. Ponizej zestawiono dane dotyczgce dawkowania

Ig podane we wskazanych dokumentach.

Tabela 13.
Dane dotyczqce dawkowania Ig

Podanie immunoglobulin w dawce 0,4 g/kg m.c. we
Program lekowy wlewie dozylnym, ogétem dawka leku 1-2 g/kg m.c. w
2GB ciagu 2-5 dni.
Lecznictwo szpitalne (na podstawie

ChPL Ig Vena) 0,4 g/kg m.c./dobe przez 5 dni.
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Podanie immunoglobulin w dawce 0,4 g/kg m.c. we

Program lekowy wlewie dozylnym, ogdétem dawka leku 1-2 g/kg m.c. w
ciagu 2-5 dni.
PZPD Dawka poczatkowa: 2 g/kg m.c. przez 4 kolejne dni, co
Lecznictwo szpitalne (na podstawie 3-4 tygodnie.
ChPL Ig Vena) Dawka podtrzymujaca: dostosowana do potrzeb
pacjenta.

Jako ze dawkowanie Ig zdefiniowane jest w postaci zakresdw dawek lub czestosci ich podania,
a sposéb dawkowania w ramach programu lekowego jest odmienny od tego zalecanego
w charakterystykach preparatéw lg, w analizie uwzgledniono wartos¢ $rednig skrajnych dawek oraz
przeprowadzono odpowiednie analizy wrazliwosci, wskazujagc wartos¢ minimalng i maksymalna.
W analizie nie réznicowano wielkosci pojedynczej dawki oraz czestosci podania Ig w zaleznosci od

formy finansowania leku.

U pacjentow z ZGB w przypadku braku odpowiedzi na pierwszy cykl leczenia Ig mozliwe jest
zastosowanie kolejnego cyklu leczenia. Wydatki generowane przy zatozeniu 2 cykli leczenia Ig na
pacjenta z ZGB uwzgledniono w wariancie maksymalnym dawkowania. Zgodnie z zatozeniem
przyjetym w zakresie szacowania liczebno$ci populacji pacjentéw z PZPD w Polsce, w obliczeniach dla
tej populacji uwzgledniono wielko$¢ pojedynczej dawki i czestos¢ podan okreslong dla leczenia

podtrzymujacego.

Dodatkowo na potrzeby naliczania kosztow monitorowania terapii Ig (odbywajgcego sie przed

kazdym podaniem leku) przyjeto, ze kazdy cykl leczenia Ig obejmuje 5 dni.

Tabela 14.
Dawkowanie Ig uwzglednione w analizie

Srednia 1,5 1 cykl
2GB Minimalna 1 1 cykl
Maksymalna 2 2 cykle
Srednia 1
PZPD 13 razy na rok
Maksymalna 2

Jako ze dawkowanie Ig okreslone jest w postaci dawki w gramach na kilogram masy ciata pacjenta, do

celéw obliczeniowych niezbedne byto okreslenie masy ciata chorych w populacji docelowej. Nie
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odnaleziono przestanek wskazujgcych na wystepowanie réznic w masie ciata pacjentéw w populacji
pacjentéw z ZGB lub PZPD oraz osdéb z populacji ogdlnej, w zwigzku z czym niezbedne dane
zaczerpnieto ze statystyk narodowych raportowanych przez Gtéwny Urzad Statystyczny [27, 35].
Najnowsze dane przedstawiaty sytuacje z 2009 roku i dotyczyty masy ciata dzieci (grupa wiekowa

0-14 lat) oraz wskaznika BMI i wzrostu w populacji dorostych (grupa wiekowa 15+). [35]

Dane dla dzieci podane byty dla kazdego rocznika od 0 do 14 lat. Uwzglednione wartosci

przedstawiono w ponizszej tabeli.

Tabela 15.
Masa ciata dzieci w Polsce

0 7,4 360195
1 12,0 388703
2 14,3 396675
3 16,8 414644
4 18,5 433879
5 21,0 431875
6 24,1 404041
7 26,7 383617
8 30,6 369354
9 34,0 357584
10 37,1 351292
11 41,1 354742
12 46,5 367200
13 51,0 377259
14 56,0 380366
Srednia 28,72 kg

Dane dla dorostych przedstawiaty odsetek oséb w poszczegélnych zakresach BMI oraz $redni wzrost
w grupach wiekowych (wraz z wartoscig srednig niezaleznie od wieku). Do celéw obliczen przyjeto
wartos¢ Srednig wzrostu oraz srodki przedziatéw BMI. Na podstawie Srodkéw przedziatéw BMI oraz
odsetka oséb w poszczegdlnych przedziatach BMI wyznaczono $rednie BMI w populacji dorostych,
ktore nastepnie przeliczono przy zastosowaniu Sredniego wzrostu na $rednig mase ciata. Ponizej

przedstawiono uzyskane wartosci wraz z danymi zrédtowymi.
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Tabela 16.
Masa ciata dorostych w Polsce

Przedziat BMI Odsetek Srodek BMI [kg/mZ]
BMI<16 0,1% 15

BMI 16,0-18,49 2,8% 17,245

BMI 18,5-22,99 26,8% 20,745

BMI 23,0-24,99 18,1% 23,995

BMI 25,0-27,49 20,6% 26,245

BMI 27,5-29,99 15,8% 28,745
BMI 30+ 15,8% 35

Srednie BMI 25,88 kg/m”
Sredni wzrost 169 cm
Srednia masa ciata 73,91 kg

W celu oszacowania sredniej masy ciata oséb w populacji ogdlnej Polski (dorostych i dzieci)
usredniono uwzglednione dane dotyczgce masy ciata w populacji dzieci i dorostych w Polsce wazac je
liczebnoscig populacji w wyrdznionych latach zycia (dla dzieci) i grupach wiekowych (dla dorostych)

[35]. Uzyskana wartos¢ zostata uwzgledniona w obliczeniach.

W analizie wrazliwosci przeprowadzono obliczenia przy uwzglednieniu zakresu zmiany masy ciata

0 +20% jako prawdopodobny rozrzut wartosci analizowanego parametru.

Tabela 17.
Masa ciata — wartosci uwzglednione w analizie

Parametr Srednia masa ciata Minimalna masa ciata Maksymalna masa ciata

Masa ciata [kg] 67,14 53,71 80,56

Uzyskane oszacowanie sredniej masy ciata pacjenta z ZGB lub PZPD postuzyto do oszacowania
wielkosci rocznej dawki Ig przypadajacej na jednego pacjenta w ocenianych populacjach. Przy
zaktadanym sposobie dawkowania Ig w wyrdznionych populacjach roczne zuzycie Ig wynosi
odpowiednio 95 g (1 cykl leczenia) i 828 g (13 podan na rok). Uzyskane wartosci przedstawiono

W ponizszej tabeli.

Tabela 18.
Roczna wielkos¢ dawki Ig [g] — wartosci uwzglednione w analizie

Minimalna masa Maksymalna masa

h
REHESE Srednia masa ciata

LR dawkowania ciata ciata
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Srednia 101 81 121
ZGB Minimalna 67 54 81
Maksymalna 269 215 322
Srednia 873 698 1047
PZPD
Maksymalna 1746 1396 2095

2.5 GRUPALIMITOWA

Aktualnie istniejg dwie grupy limitowe, w ktdérych finansowane sg Ig: 1066.0 — Immunoglobulinum
humanum, w ktérej finansowane sg Ig do podania dozylnego w programie lekowym dla dzieci
z pierwotnym niedoborem odpornosci (PNO) oraz 1066.1 - Immunoglobulinum humanum
subcutaneum, w ktérej finansowane sg Ig do podania podskdrnego w programie lekowym dla dzieci

z PNO.

W analizie zatozono, ze w przypadku rozpoczecia finansowania Ig w leczeniu ZGB i PZPD, zostang one
umieszczone w grupie limitowej 1066.0, odpowiadajacej Ig do podania dozylnego stosowanym

w programie lekowym dla dzieci z PNO.

Przyjete zatozenie oparto na analizie innych substancji czynnych stosowanych w ramach programoéw
lekowych w Polsce, ktdre finansowane sg w ramach jednej, dedykowanej kazdej z tych substancji
grupy limitowej i stosowane sg w wielu wskazaniach. Jako przyktad mogg postuzyé nastepujce

substancje:

e imatynib finansowany w ramach grupy 1064.0 i stosowany w ramach programoéw leczenia:
przewlektej biataczki szpikowej, nowotworéw podscieliska przewodu pokarmowego
i zaawansowanego wtékniakomiesaka guzowatego skoéry,

e adalimumab, etanercept i infliksymab finansowane odpowiednio w ramach grup: 1050.1, 1050.2
i 1050.3, a stosowane w ramach programéw leczenia: choroby LesSniowskiego — Crohna (za
wyjatkiem etanerceptu), reumatoidalnego zapalenia stawow i miodzienczego idiopatycznego
zapalenia stawow, tuszczycowego zapalenia stawdw, zesztywniajacego zapalenia stawdw

kregostupa (dla adalimumabu) i ciezkiej postaci tuszczycy plackowatej (dla infliksymabu). [14]
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W analizie zatozono, ze analogiczne podejscie zostanie zastosowane wzgledem Ig stosowanych

w PNO i w leczeniu analizowanych chordb neurologicznych.

2.6 Koszry

Analize przeprowadzono przy uwzglednieniu zidentyfikowanych kategorii kosztowych, w ramach
ktorych zmieni sie wysokos¢ kosztéw ponoszonych na stosowanie Ig ze wzgledu na zmiane sposobu

ich finansowania. Uwzgledniono nastepujgce koszty:

o koszty Ig,
e koszty podania lekéw,
e koszty monitorowania terapii i kwalifikacji do leczenia,

o koszt plazmaferezy.

Pozostate koszty (takie jak koszty leczenia dziatan niepozgadanych badZ powiktan choroby) nalezg do
kosztow wspdlnych i nie majg wptywu na wyniki poréwnawczych analiz ekonomicznych, a takze nie
ulegng zmianie w zwigzku ze zmiang sposobu finansowania Ig i z tego wzgledu nie zostaty ujete
w analizie. Koszty oceniono z perspektywy ptatnika publicznego oraz z perspektywy ptatnika
publicznego i pacjentéw przy uwzglednieniu wspotptacenia za leki. Ze wzgledu na brak wspétptacenia
za leki oraz swiadczenia towarzyszagce w analizowanym wskazaniu, wyniki analizy z perspektywy

ptatnika sg identyczne jak z perspektywy wspdlnej (ptatnik + pacjent).

Zrédtem danych dla kosztéw byty aktualne zarzadzenia Prezesa NFZ dotyczace wyceny $wiadczen
w lecznictwie szpitalnym [11] oraz aktualne obwieszczenie MZ dotyczace listy lekéw

refundowanych [14].
2.6.1 Kosztylg

Aktualne ceny jednostkowe Ig Vena i pozostatych Ig oszacowano na podstawie aktualnego
obwieszczenia MZ dotyczacego listy lekéw refundowanych [14]. Ceny te zastosowano do obliczenia
kosztow zwigzanych z Ig stosowanymi w ramach programu lekowego. Wyznaczono osobno cene
Ig Vena oraz srednig cene pozostatych IVIg (wazong ich zuzyciem na podstawie danych NFZ za ostatni

raportowany rok — od 03.2013 do 02.2014).
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Koszt Ig finansowanych w ramach lecznictwa szpitalnego (katalog swiadczen do sumowania) ustalono
na podstawie wyceny swiadczenia Leczenie przetoczeniami immunoglobulin (kod 5.53.01.0001401).
Koszt ten zastosowano w scenariuszu istniejgcym w obu wyréznionych populacjach pacjentéw
zgodnie z obowigzujgcym stanem prawnym. W obliczeniach zatozono wycene punktu NFZ za
Swiadczenia zwigzane z lecznictwem szpitalnym w wysokosci 52 zt. Wycena Swiadczenia Leczenie

przetoczeniami immunoglobulin wynosi 6 punktéw, co daje koszt $wiadczenia w wysokosci 312 zt.

Tabela 19.
Koszty 1g Ig uwzglednione w analizie

Scenariusz istniejgcy 312,00 zt 312,00 zt
Scenariusz nowy 209,79 zt 223,24 7

2.6.2  Koszty podania, monitorowania i kwalifikacji do terapii

Program lekowy

Koszty kwalifikacji do leczenia Ig i monitorowania terapii w ramach programu lekowego (a zatem
u pacjentow leczonych Ig w scenariuszu nowym) okre$lono na podstawie zapiséw programu
lekowego [12] (w celu identyfikacji procedur wykonywanych w obrebie analizowanych Swiadczen).
Na podstawie zapiséw dotyczgcych kwalifikacji do leczenia okres$lono wycene kwalifikacji zgodnie
z procedurg W23 Swiadczenie kompleksowe 3-go typu (kod $wiadczenia 5.30.00.0000023; warto$¢
18 punktéw). Podobnie na podstawie zapisow dotyczacych monitorowania terapii okreslono wycene
monitorowania zgodnie z procedurg W12 Swiadczenie specjalistyczne 2-go typu (kod $wiadczenia
5.30.00.0000012; wartos¢ 7 punktow). W przypadku $wiadczen specjalistycznych przyjeto wycene
punktu NFZ na poziomie 12 punktdow, co daje odpowiednio jednorazowy koszt kwalifikacji do leczenia
oraz wizyty monitorujgcej w wysokosci 216 zt i 84 zt. Zgodnie z zapisami programu lekowego koszt
wizyty monitorujgcej naliczany jest w analizie przed kazdym podaniem Ig (tj. 5 razy w ciggu jednego

cyklu).
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Tabela 20.
Koszt monitorowania i kwalifikacji do terapii Ilg — program lekowy

Koszt kwalifikacji 216 zt jednorazowo

Koszt monitorowania 84 zt kazdorazowo przed podaniem leku

Koszty podania IVIg w programie lekowym okreslono na podstawie wyceny procedur: Hospitalizacja
zwigzana z wykonaniem programu (kod $wiadczenia 5.08.07.0000001; warto$é: 9 punktow)
i Hospitalizacja zwigzana z wykonaniem programu u dzieci (kod $Swiadczenia 5.08.07.0000002;
wartosé: 10 punktdw). Przy przyjeciu kosztu punktu w wysokosci 52 zt oznacza to jednorazowy koszt
podania IVIg u dzieci w wysokosci 520 zt i u dorostych w wysokosci 468 zt. Jako ze wyniki
odnalezionych badan epidemiologicznych wskazujg, ze dzieci stanowig jedynie niewielki odsetek
analizowanych populacji pacjentéw z ZGB i PZPD, w obliczeniach podstawowych uwzgledniono koszt
uzyskany na podstawie wyceny procedury Hospitalizacja zwigzana z wykonaniem programu, tj. 468 zt
na hospitalizacje. Wycene procedury Hospitalizacja zwigzana z wykonaniem programu u dzieci, tj.

520 zt, uwzgledniono w analizie wrazliwosci.

Tabela 21.
Koszt podania Ig — program lekowy

Obliczenia podstawowe 468 zt 13 razy na rok

Warto$¢ maksymalna 520 zt 13 razy na rok

Leczenie szpitalne

Koszty monitorowania terapii finansowanych w ramach lecznictwa szpitalnego (a zatem u wszystkich
pacjentdw w scenariuszu istniejgcym) okreslono na podstawie wyceny hospitalizacji w katalogu
Jednorodnych Grup Pacjentéw (JGP) i katalogu $wiadczen odrebnych. Kody ICD-10 uwzglednione
w analizie dla rozwazanych wskazan, tj. G61.0 dla ZGB oraz G61.8 (zgodnie z kodowaniem ICD-10)
i G62.8 (zgodnie z kodowaniem uwzglednionym w programie lekowym) dla PZPD, przypisane sa do
grup JGP: A30 i A31, a w przypadku ZGB réowniez P05. Jako ze w danych NFZ raportowano brak
Swiadczen wykonanych dla kodu G61.0 w ramach grupy P05, grupa ta nie zostata uwzgledniona

w analizie kosztow leczenia pacjentéw z ZGB.

Wycena hospitalizacji w ramach uwzglednionych grup JGP wynosi:
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e 110 punktéw dla grupy A30 - Kompleksowa diagnostyka polineuropatii i choréb miesni (kod
Swiadczenia 5.51.01.0001030),

e 30 punktdéw dla grupy A31 - Choroby nerwéw obwodowych (kod swiadczenia 5.51.01.0001031).

W przypadku swiadczen szpitalnych przyjeto wycene punktu NFZ na poziomie 52 punktéw, co daje

koszt hospitalizacji w wysokosci 5720 zt i 1560 zt odpowiednio w grupie A30 i A31.

Jako ze kolejne hospitalizacje wykonane z tym samym wskazaniem i w odstepie krétszym niz 14 dni
nie s oddzielnie finansowane [36], w obliczeniach przyjeto, ze przedstawione wyceny
najprawdopodobniej obejmujg obok kosztu hospitalizacji, réwniez koszt podania lekow
i monitorowania terapii lg (podejmowanych wytgcznie w ramach hospitalizacji). Dodatkowo na
podstawie analizy procedur uwzglednionych w ramach obu grup, wysokosci kosztu przypisanego do
kazdej z nich i ich nazw przyjeto, ze wycena hospitalizacji przypisana do grupy A30 obejmuje koszt
diagnostyki choroby. Wobec tego w przypadku finansowania leczenia ZGB lub PZPD w ramach grupy
A30 zatozono, ze koszt kwalifikacji do leczenia zostat uwzgledniony w koszcie hospitalizacji.
Finansowanie w ramach grupy A31 wymaga okreslenia jednostki chorobowej. Wobec tego uznano, ze
wycena hospitalizacji dla tej grupy nie obejmuje kosztu kwalifikacji do leczenia. Wysokos¢ tego kosztu
przyjeto w takim przypadku na poziomie wartosci oszacowanej dla leczenia w ramach programu

lekowego, czyli 216 zt.

W obliczeniach podstawowych — jako nizszg - uwzgledniono wycene hospitalizacji w ramach grupy
A31, zas w wariancie maksymalnym w ramach grupy A30. Zgodnie z podejscie zastosowanym przy
naliczaniu wielkosci dawki leku u pacjentéow z PZPD (nie uwzgledniono pacjentow nowych)

w obliczeniach podstawowych dla tej populacji nie uwzgledniono kosztu kwalifikacji do leczenia.

Jako ze charakter ZGB jest ostry i potencjalnie zwigzany z powaznymi powiktaniami, leczenie ZGB
wymaga dtugotrwatej hospitalizacji rozliczanej w ramach jednej z wymienionych grup JGP.
W przypadku pacjentéw z PZPD, szczegdlnie leczonych dtugotrwale, podanie leku moze odby¢ sie
w ramach krétszej hospitalizacji. Z tego wzgledu, obok przytoczonych grup JGP, rozliczenie terapii Ig
w leczeniu PZPD mogtoby odby¢ sie w ramach procedury Hospitalizacja zwigzana z przetoczeniem
krwi, produktéw krwiopochodnych w tym immunoglobulin (kod $wiadczenia 5.52.01.0001464)
obejmujacej koszt jednodniowe]j hospitalizacji w celu podania Ig. Jednoczesnie w stanowisku Rady
Przejrzystosci [32] podano, ze analizowane $wiadczenie nie jest wymienione przez pfatnika

w sprawozdaniu za lata 2008-2013 w kontekscie leczenia choréb neurologicznych (w tym ZGB

33
MERITUM L.A. Sp. z 0.0.
Ul. StarowisIna 8/2, 31-032 Krakéw, Tel: +48-501-162-763, e-mail: landa@meritumla.pl
REGON: 142716688, NIP: 701-027-26-95, KRS: 0000373054



BIA. IG VENA W ZESPOLE GUILLAIN-BARRE | PRZEWLEKtE) ZAPALNEJ POLINEUROPATII DEMIELINIZACYJNEJ

i PZPD), co moze wskazywaé na to, ze nie jest ono stosowane w tym zakresie. W wariancie
minimalnym uwzgledniono wycene podania leku w ramach przytoczonej procedury. Koszt

monitorowania w tym przypadku przyjeto jako réwny kosztowi w ramach programu lekowego.

Na podstawie zapiséw aktualnego programu lekowego zatozono, ze wizyta monitorujgca odbywa sie

przed kazdym podaniem Ig (tj. w kazdym z 5 dni podawania leku).

Ponizej zestawiono koszty podania, monitorowania i kwalifikacji do leczenia za pomocg Ig w ramach

lecznictwa szpitalnego.

Tabela 22.
Koszt podania, monitorowania i kwalifikacji do terapii — leczenie szpitalne

Koszt hospitalizacji (obejmuje koszt

Obliczenia podania leku i monitorowania) 1560 zt jednorazowo / na cykl leczenia
dst
podstawowe Koszt kwalifikacji 216zt jednorazowo / nie uwzgledniono
Wartoéé Koszt hospitalizacji (obejmuje koszt
maksvmalna podania leku, monitorowania i 5720 zt jednorazowo / na cykl leczenia
Y kwalifikacji)

Koszt hospitalizacji (obejmuje koszt

podania leku) 260 zt na cykl leczenia

Wartos$¢ minimalna

(dla PZPD) Koszt monitorowania 84 zt na dzien leczenia
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3  WYNIKI ANALIZY

3.1 ANALIZA PODSTAWOWA

Aktualna (na rok 2014) liczba pacjentéw z ZGB i PZPD wynosi 1364 pacjentdw, z czego 599 to pacjenci
z ZGB oraz 764 to pacjenci z PZPD. Prognozowana liczba pacjentéw w kolejnych latach w obu

wyrdéznionych populacjach bedzie stata.

Oszacowana liczba pacjentéw leczonych Ig wynosi 896 pacjentdw, z czego 513 to pacjenci z ZGB oraz
382 to pacjenci z PZPD. Odpowiednio 46 pacjentéw z ZGB i 34 pacjentéw z PZPD jest leczonych za
pomocg preparatu Ig Vena. Zmiana formy finansowania Ig w populacji docelowej nie spowoduje
zmiany liczby pacjentéw stosujgcych poszczegdlne opcje terapeutyczne oraz liczby pacjentéw

leczonych za pomocg preparatéw Ig Vena.

Tabela 23.
Wyniki analizy - liczebnos¢ populacji

Razem 1364 1364 1364
Ig, wtym 896 896 896
Ig Vena 81 81 81
Pozostate 815 815 815
2GB 599 599 599
Ig, wtym 513 513 513
Ig Vena 46 46 46
Pozostate 467 467 467
PZPD 764 764 764
Ig, wtym 382 382 382
Ig Vena 34 34 34
Pozostate 348 348 348

Aktualne (stan na lata 2014-2016) catkowite wydatki ponoszone na leczenie w populacji docelowej
w Polsce wynoszg 17,05 min zt w populacji pacjentéw z ZGB i 104,68 min zt w populacji pacjentéw
z PZPD. Aktualne wydatki na Ig Vena w populacji docelowej wynoszg 10,98 min zt, z czego 1,54 min zt
to koszty w populacji pacjentéw z ZGB, zas 9,44 min zt to koszty w populacji pacjentéw z PZPD.

Aktualnie catkowite koszty leczenia Ig w populacji docelowej analizy ponoszone sg przez NFZ.
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Zmiana formy finansowania Ig w populacji docelowej spowoduje spadek wydatkéw zwigzanych

z leczeniem ZGB i PZPD. Prognozowana réznica w wydatkach catkowitych wynosi -20,85 min zt

w kazdym roku w latach 2015-2016 (z czego -4,04 min zt i -16,81 min zt wynika ze zmiany formy

finansowania Ig odpowiednio w leczeniu ZGB i PZPD). Prognozowana rdéznica w kosztach lekéow

wynosi -34,67 min zt (z czego -4,65 min zt i -30,01 min zt wynika ze zmiany formy finansowania Ig

odpowiednio w leczeniu ZGB i PZPD), w tym réznica w kosztach Ig Vena to -3,55 min zt w kazdym

roku w latach 2015-2016 (z czego odpowiednio -0,48 min zt i -3,07 min zt wynika ze zmiany formy

finansowania Ig w leczeniu ZGB i PZPD).

Szczegdtowe zestawienie wynikow kosztowych zostato przedstawione w tabelach ponize;j.

Tabela 24.

Wyniki analizy [min zt]

Razem
Ig Vena
Pozostate
2GB
Ig Vena
Pozostate
PZPD
Ig Vena
Pozostate

Razem
Ig Vena
Pozostate
2GB
Ig Vena
Pozostate
PZPD
Ig Vena
Pozostate

Razem
Ig Vena
Pozostate
2GB
Ig Vena
Pozostate
PZPD
Ig Vena
Pozostate

121,72 121,72 121,72 121,72 100,87 100,87 0,00
10,98 10,98 10,98 10,98 8,67 8,67 0,00
110,75 110,75 110,75 110,75 92,20 92,20 0,00
17,05 17,05 17,05 17,05 13,01 13,01 0,00
1,54 1,54 1,54 1,54 1,12 1,12 0,00
15,51 15,51 15,51 15,51 11,89 11,89 0,00
104,68 104,68 104,68 104,68 87,86 87,86 0,00
9,44 9,44 9,44 9,44 7,55 7,55 0,00
95,24 95,24 95,24 95,24 80,31 80,31 0,00
Koszty lekow
120,21 120,21 120,21 120,21 85,55 85,55 0,00
10,84 10,84 10,84 10,84 7,29 7,29 0,00
109,37 109,37 109,37 109,37 78,26 78,26 0,00
16,13 16,13 16,13 16,13 11,48 11,48 0,00
1,45 1,45 1,45 1,45 0,98 0,98 0,00
14,68 14,68 14,68 14,68 10,50 10,50 0,00
104,08 104,08 104,08 104,08 74,07 74,07 0,00
9,38 9,38 9,38 9,38 6,31 6,31 0,00
94,69 94,69 94,69 94,69 67,76 67,76 0,00
Koszty podania lekdw, monitorowania terapii i kwalifikacji do leczenia
1,51 1,51 1,51 1,51 15,32 15,32 0,00
0,14 0,14 0,14 0,14 1,38 1,38 0,00
1,37 1,37 1,37 1,37 13,94 13,94 0,00
0,91 0,91 0,91 0,91 1,53 1,53 0,00
0,08 0,08 0,08 0,08 0,14 0,14 0,00
0,83 0,83 0,83 0,83 1,39 1,39 0,00
0,60 0,60 0,60 0,60 13,80 13,80 0,00
0,05 0,05 0,05 0,05 1,24 1,24 0,00
0,54 0,54 0,54 0,54 12,55 12,55 0,00

Koszty catkowite
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-20,85
2,31
-18,55
-4,04
-0,42
-3,62
-16,81
-1,88
-14,93

-34,67
-3,55
-31,12
-4,65
-0,48
-4,18
-30,01
-3,07
-26,94

13,82
1,25
12,57
0,62
0,06
0,56
13,20
1,19
12,01

-20,85
-2,31
-18,55
-4,04
-0,42
-3,62
-16,81
-1,88
-14,93

-34,67
-3,55
-31,12
-4,65
-0,48
-4,18
-30,01
-3,07
-26,94

13,82
1,25
12,57
0,62
0,06
0,56
13,20
1,19
12,01
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3.2 ANALIZA WRAZLIWOSCI

Zgodnie z wytycznymi AOTM w ramach analizy przeprowadzono jednokierunkowe analizy

wrazliwosci, w ktdrych ujeto zmiane nastepujgcych parametréow:

e Liczebnos¢ populacji pacjentéw z ZGB i PZPD (wartosci i uzasadnienie przedstawiono w rozdziale

2.2):

o Minimalna na podstawie danych epidemiologicznych,

o Maksymalna na podstawie danych epidemiologicznych.

e Udziaty Ig (wartosci i uzasadnienie przedstawiono w rozdziale 2.3):
o Maksymalne udziaty Ig.
e Masa ciata (wartosci wraz z uzasadnieniem przedstawiono w rozdziale 2.4):

o Minimalna jako 80% wartosci Sredniej,

o Maksymalna jako 120% wartosci sredniej.

e Dawkowanie Ig (wartosci wraz z uzasadnieniem przedstawiono w rozdziale 2.4):

o Minimalne (w analizie dla ZGB),

o Maksymalne.

e Koszt hospitalizacji stuzgcej do podania Ig w ramach lecznictwa szpitalnego (wartosci wraz

z uzasadnieniem przedstawiono w rozdziale 2.6.2):

o Maksymalny na podstawie grupy A30,

o Minimalny na podstawie procedury Hospitalizacja zwigzana z przetoczeniem krwi, produktow
krwiopochodnych w tym immunoglobulin (dla populacji pacjentéw z PZPD leczonych za
pomoca Ig).

e Koszt hospitalizacji stuzacej do podania Ig w ramach programu lekowego (wartosci wraz

z uzasadnieniem przedstawiono w rozdziale 2.6.2):

o Maksymalny na podstawie wyceny procedury Hospitalizacja zwigzana z wykonaniem programu

u dzieci.

W pliku obliczeniowym istnieje dodatkowo mozliwos¢ przetestowania zmiany uwzglednionego
sposobu dawkowania Ig, wartosci udziatdw poszczegdélnych schematdéw terapeutycznych
i preparatéw Ig Vena oraz kosztow Ig, kosztow podania, monitorowania i kwalifikacji do leczenia Ig

w ramach programu lekowego w scenariuszu nowym.
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Ponizej przedstawiono zestawienie wynikéw analizy wrazliwosci. Wartosci szczegdtowe dostepne sg

w pliku obliczeniowym po zaznaczeniu odpowiednich opcji na zaktadce Dane.

Tabela 25.
Wyniki analizy — jednokierunkowe analizy wrazliwosci, populacja tgczna (ZGB i PZPD) [min zt]

Koszty catkowite

Analiza podstawowa 121,72 121,72 121,72 121,72 100,87 100,87 0,00 -20,85 -20,85
Minimalna populacja 94,75 94,75 94,75 94,75 78,79 78,79 0,00 -15,97 -15,97
Maksymalna populacja 178,71 178,71 178,71 178,71 148,28 148,28 0,00 -30,43 -30,43
Maksymalne udziaty 229,24 229,24 229,24 229,24 190,90 190,90 0,00 -38,34 -38,34
Minimalna masa ciata 97,68 97,68 97,68 97,68 83,76 83,76 0,00 -13,92 -13,92

Maksymalna masa ciata 145,76 145,76 145,76 145,76 117,98 117,98 0,00 -27,78 -27,78
Minimalne dawkowanie 116,34 116,34 116,34 116,34 97,04 97,04 0,00 -19,30 -19,30
Maksymalne dawkowanie 252,69 252,69 252,69 252,69 195,49 195,49 0,00 -57,20 -57,20

Maks. koszt hosp. LSz 125,34 125,34 125,34 125,34 100,87 100,87 0,00 -24,47 -24,47
Min. koszt hosp. LSz 129,67 129,67 129,67 129,67 100,87 100,87 0,00 -28,80 -28,80
Maks. koszt hosp. PL 121,72 121,72 121,72 121,72 102,30 102,30 0,00 -19,42 -19,42
Koszty lekow - Ig Vena
Analiza podstawowa 10,84 10,84 10,84 10,84 7,29 7,29 0,00 -3,55 -3,55
Minimalna populacja 8,45 8,45 8,45 8,45 5,68 5,68 0,00 -2,77 -2,77
Maksymalna populacja 15,92 15,92 15,92 15,92 10,71 10,71 0,00 -5,22 -5,22
Maksymalne udziaty 20,47 20,47 20,47 20,47 13,76 13,76 0,00 -6,70 -6,70
Minimalna masa ciata 8,67 8,67 8,67 8,67 5,83 5,83 0,00 -2,84 -2,84
Maksymalna masa ciata 13,01 13,01 13,01 13,01 8,75 8,75 0,00 -4,26 -4,26
Minimalne dawkowanie 10,35 10,35 10,35 10,35 6,96 6,96 0,00 -3,39 -3,39
Maksymalne dawkowanie 22,65 22,65 22,65 22,65 15,23 15,23 0,00 -7,42 -7,42
Maks. koszt hosp. LSz
Min. koszt hosp. LSz Wartosci jednakowe jak w analizie podstawowej.

Maks. koszt hosp. PL

Tabela 26.
Wyniki analizy — jednokierunkowe analizy wrazliwosci, populacja ZGB [min zt]

Koszty catkowite

Analiza podstawowa 17,05 17,05 17,05 17,05 13,01 13,01 0,00 -4,04 -4,04
Minimalna populacja 9,82 9,82 9,82 9,82 7,50 7,50 0,00 -2,33 -2,33
Maksymalna populacja 22,57 22,57 22,57 22,57 17,23 17,23 0,00 -5,35 -5,35
Maksymalne udziaty 19,89 19,89 19,89 19,89 15,18 15,18 0,00 -4,71 -4,71
Minimalna masa ciata 13,82 13,82 13,82 13,82 10,71 10,71 0,00 3,11 3,11
Maksymalna masa ciata 20,27 20,27 20,27 20,27 15,31 15,31 0,00 -4,97 -4,97
Minimalne dawkowanie 11,67 11,67 11,67 11,67 9,18 9,18 0,00 -2,49 -2,49
Maksymalne dawkowanie 43,94 43,94 43,94 43,94 33,56 33,56 0,00 -10,37 -10,37
Maks. koszt hosp. LSz 19,07 19,07 19,07 19,07 13,01 13,01 0,00 -6,06 -6,06
Maks. koszt hosp. PL 17,05 17,05 17,05 17,05 13,14 13,14 0,00 -3,90 -3,90
Koszty lekow — Ig Vena
Analiza podstawowa 1,45 1,45 1,45 1,45 0,98 0,98 0,00 -0,48 -0,48
Minimalna populacja 0,84 0,84 0,84 0,84 0,56 0,56 0,00 -0,27 -0,27
Maksymalna populacja 1,93 1,93 1,93 1,93 1,30 1,30 0,00 -0,63 -0,63
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Maksymalne udziaty 1,70 1,70 1,70 1,70 1,14 1,14 0,00 -0,56 -0,56
Minimalna masa ciata 1,16 1,16 1,16 1,16 0,78 0,78 0,00 -0,38 -0,38
Maksymalna masa ciata 1,75 1,75 1,75 1,75 1,17 1,17 0,00 -0,57 -0,57
Minimalne dawkowanie 0,97 0,97 0,97 0,97 0,65 0,65 0,00 -0,32 -0,32
Maksymalne dawkowanie 3,88 3,88 3,88 3,88 2,61 2,61 0,00 -1,27 -1,27

Maks. koszt hosp. LSz

Maks. koszt hosp. PL Wartosci jednakowe jak w analizie podstawowej.

Tabela 27.
Wyniki analizy — jednokierunkowe analizy wrazliwosci, populacja PZPD [min zt]

Koszty catkowite

Analiza podstawowa 104,68 104,68 104,68 104,68 87,86 87,86 0,00 -16,81 -16,81
Minimalna populacja 84,93 84,93 84,93 84,93 71,29 71,29 0,00 -13,64 -13,64
Maksymalna populacja 156,13 156,13 156,13 156,13 131,05 131,05 0,00 -25,08 -25,08
Maksymalne udziaty 209,35 209,35 209,35 209,35 175,72 175,72 0,00 -33,63 -33,63
Minimalna masa ciata 83,86 83,86 83,86 83,86 73,05 73,05 0,00 -10,81 -10,81

Maksymalna masa ciata 125,49 125,49 125,49 125,49 102,67 102,67 0,00 -22,82 -22,82
Maksymalne dawkowanie 208,76 208,76 208,76 208,76 161,93 161,93 0,00 -46,83 -46,83

Maks. koszt hosp. LSz 106,27 106,27 106,27 106,27 87,86 87,86 0,00 -18,40 -18,40
Min. koszt hosp. LSz 112,63 112,63 112,63 112,63 87,86 87,86 0,00 -24,76 -24,76
Maks. koszt hosp. PL 104,68 104,68 104,68 104,68 89,15 89,15 0,00 -15,52 -15,52
Koszty lekow — Ig Vena
Analiza podstawowa 9,38 9,38 9,38 9,38 6,31 6,31 0,00 -3,07 -3,07
Minimalna populacja 7,61 7,61 7,61 7,61 5,12 5,12 0,00 -2,49 -2,49
Maksymalna populacja 14,00 14,00 14,00 14,00 9,41 9,41 0,00 -4,59 -4,59
Maksymalne udziaty 18,77 18,77 18,77 18,77 12,62 12,62 0,00 -6,15 -6,15
Minimalna masa ciata 7,51 7,51 7,51 7,51 5,05 5,05 0,00 -2,46 -2,46
Maksymalna masa ciata 11,26 11,26 11,26 11,26 7,57 7,57 0,00 -3,69 -3,69
Maksymalne dawkowanie 18,77 18,77 18,77 18,77 12,62 12,62 0,00 -6,15 -6,15
Maks. koszt hosp. LSz
Min. koszt hosp. LSz Wartosci jednakowe jak w analizie podstawowej.

Maks. koszt hosp. PL

Wyniki dla wszystkich przeprowadzonych jednokierunkowych analiz wrazliwosci wskazujg na
oszczednosci zwigzane ze zmiang formy finansowania Ig w populacji docelowej. Minimalnym
wariantem oszacowania (generujgcym najnizsze réznice w wydatkach) jest scenariusz zaktadajgcy
maksymalne dawkowanie Ig. Maksymalnym wariantem oszacowania (generujgcym najwyzsze réznice
w wydatkach) dla populacji tgcznej i populacji PZPD jest wariant minimalizujgcy mase ciata

pacjentéw, zas w populacji ZGB wariant minimalizujacy liczebnosé populacji docelowe;j.
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4 \WNIOSKI

Aktualna (na rok 2014) liczba pacjentow z ZGB i PZPD wynosi 1364 pacjentdw, z czego 599 to pacjenci
z ZGB oraz 764 to pacjenci z PZPD. Prognozowana liczba pacjentow w kolejnych latach w obu

wyrdznionych populacjach bedzie stata.

Oszacowana liczba pacjentéw leczonych Ig wynosi 896 pacjentéw, z czego 513 to pacjenci z ZGB oraz
382 to pacjenci z PZPD. Odpowiednio 46 pacjentdw z ZGB i 34 pacjentéw z PZPD jest leczonych za
pomocg preparatu lIg Vena. Zmiana formy finansowania Ig w populacji docelowe] nie spowoduje
zmiany liczby pacjentéw stosujacych poszczegdlne opcje terapeutyczne oraz liczby pacjentow

leczonych za pomocg preparatéw Ig Vena.

Aktualne (stan na lata 2014-2016) catkowite wydatki ponoszone na leczenie w populacji docelowej
w Polsce wynosza 146,73 min zt na rok (w tym 146,48 min zt ponosi NFZ), z czego 18,78 min zt to
wydatki na leczenie ZGB oraz 127,95 min zt to wydatki na leczenie PZPD (w tym odpowiednio
18,78 min zt i 127,70 min zt ponosi NFZ). Zdecydowana wiekszos$¢ wydatkow generowana jest przez
koszty terapii Ig (odpowiednio 17,05 min zt w populacji pacjentéw z ZGB i 104,68 mIn zt w populacji
pacjentéw z PZPD). Aktualne wydatki na Ig Vena w populacji docelowej wynoszg 10,98 min zt, z czego
1,54 min zt to koszty w populacji pacjentéw z ZGB, za$ 9,44 min zt to koszty w populacji pacjentow

z PZPD. Aktualnie catkowite koszty leczenia Ig w populacji docelowej analizy ponoszone sg przez NFZ.

Zmiana formy finansowania Ig w populacji docelowej spowoduje spadek wydatkdw zwigzanych
z leczeniem ZGB i PZPD. Prognozowana réznica w wydatkach catkowitych wynosi -20,85 min zt
w kazdym roku w latach 2015-2016 (z czego -4,04 min zt i -16,81 mIn zt wynika ze zmiany formy
finansowania Ig odpowiednio w leczeniu ZGB i PZPD). Prognozowana rdznica w kosztach lekéw
wynosi -34,67 min zt (z czego -4,65 min zt i -30,01 min zt wynika ze zmiany formy finansowania Ig
odpowiednio w leczeniu ZGB i PZPD), w tym rdznica w kosztach Ig Vena to -3,55 min zt w kazdym
roku w latach 2015-2016 (z czego odpowiednio -0,48 min zt i -3,07 min zt wynika ze zmiany formy

finansowania Ig w leczeniu ZGB i PZPD).

Wyniki jednokierunkowych analiz wrazliwosci potwierdzajg generowanie oszczednosci w kazdym

wariancie.
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Przedstawiona prognoza dotyczgca wydatkdéw na poszczegdlne Ig obarczona jest niepewnoscia
zwigzang z ksztattowaniem sie cen efektywnych obejmujacych instrumenty dzielenia ryzyka. Udziaty
poszczegblnych Ig zalezg od propozycji cenowych oraz zawartych porozumien podziatu ryzyka. Nalezy
oczekiwaé preferencyjnych warunkdw refundacji Ig, ktore przedstawig najkorzystniejsze propozycje
cenowe. Z kolei wydatki na poszczegélne Ig (i zwigzane z tym przychody podmiotéw

odpowiedzialnych) bedg wypadkowg cen efektywnych i udziatéw w rynku.
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5 ASPEKTY ETYCZNE | SPOLECZNE

Pozytywna decyzja w odniesieniu do rozwazanej technologii nie powinna wptyngé na koszty lub
wyniki dotyczace osdb innych niz stosujgcych te technologie. Nie zidentyfikowano grup pacjentéw,

ktére mogg by¢é faworyzowane na skutek zatozen przyjetych w analizie.

W kontekscie dostepu do $wiadczen, zmiana formy finansowania Ig w leczeniu ZGB i PZPD nie zmieni

dostepu do swiadczen dla pacjentéw z populacji docelowej.

Technologia jest obecnie finansowana przez ptatnika publicznego w ramach swiadczen lecznictwa
szpitalnego (katalog $wiadczen do sumowania, katalog Swiadczen kontraktowanych odrebnie,
katalog grup JGP). Jako ze jedyng rozwazang zmiang w analizie jest objecie finansowaniem Ig
w leczeniu ZGB i PZPD w ramach programu lekowego nie istnieje ryzyko niezaakceptowania

postepowania przez niektorych chorych.

Podobnie zmiana formy finansowania nie spowoduje stygmatyzacji pacjentéw, dylematéw
moralnych czy problemdw dotyczacych ptci lub rodziny — aktualnie interwencje rozwazane w analizie

sg juz przez pacjentow z populacji docelowej stosowane.

Zmiana formy finansowania Ig w populacji docelowej jest zgodna z aktualnie obowigzujagcym prawem

przy niewielkich zmianach w wykazie lekéw refundowanych oraz katalogach swiadczen NFZ.

Zmiana formy finansowania Ig nie oddziatuje na prawa pacjenta lub prawa cztowieka.
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6 DyskusJA

Celem analizy byto oszacowanie przewidywanych wydatkéw ptatnika publicznego powstatych na
skutek zmian refundacyjnych w zakresie finansowania preparatu lg Vena z budzetu publicznego
w leczeniu zespotu Guillain-Barre (ZGB) i przewlektej zapalnej polineuropatii demielinizacyjnej
(PZPD). Aktualnie Ig Vena (i pozostate immunoglobuliny) finansowana jest u pacjentéw z ZGB i PZPD
w ramach lecznictwa szpitalnego (katalog swiadczedn do sumowania, katalog $wiadczen
kontraktowanych odrebnie, katalog grup JGP). Wprowadzenie proponowanych zmian prowadzi do

finansowania Ig Vena w ramach programu lekowego.

Istotng kwestig jest zagadnienie wptywu zmiany sposobu finansowania Ig w populacji docelowej na
zmiane wyceny lg. Zatozenie to ma najwiekszy wptyw na wyniki analizy i zostato przyjete przy
uwzglednieniu stanu aktualnego — koszty Ig w programie lekowym u dzieci (jedyny program lekowy
umozliwiajgcy zastosowanie Ig) s aktualnie nizsze od kosztéw Ig okreslonych w katalog swiadczen do
sumowania. Jezeli zmianie ulegtaby wycena kosztu 1 grama Ig w katalogu swiadczen do sumowania,
rowniez i w tym przypadku nastgpitby spadek kosztow ponoszonych na terapie Ig w populacji
docelowej. Nalezy jednak pamieta¢, iz finansowanie lekéw w ramach programéw lekowych ma
dodatkowe zalety w poréwnaniu do finansowaniu lekéw w ramach pozostatych katalogu lecznictwa
szpitalnego. W przypadku drogich technologii ze stosunkowo niewielkg populacjg pacjentéw, ktérzy
beda je stosowac, finansowanie terapii w ramach programu lekowego pozwala na utrzymanie
dyscypliny budzetowej poprzez sciste zdefiniowanie kryteridw wigczenia i wykluczenia z terapii,
doktadnie okreslony sposéb dawkowania lekéw oraz postepowania w trakcie terapii w zakresie
Swiadczen towarzyszacych, a nawet monitorowanie przebiegu leczenia i jego efektéw. Taka forma
finansowania interwencji umozliwia ponadto zagwarantowanie pacjentom petnego i réwnego
dostepu do opieki medycznej, poprzez uniezaleznienie jej od budzetdw poszczegdlnych

Swiadczeniodawcow.

W celu oszacowania wydatkédw ponoszonych na leczenie ZGB i PZPD w Polsce konieczne byto
oszacowanie liczebnosci populacji docelowej (z podziatem na analizowane jednostki chorobowe),
uwzglednienie zatozen dotyczacych udziatdw poszczegdlnych schematéw terapeutycznych oraz

okreslenie kosztow leczenia pacjenta z ZGB i PZPD w Polsce w przypadku zachowania aktualnej formy
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finansowania lg oraz w przypadku wprowadzenia programu lekowego Leczenie przetoczeniami

immunoglobulin w chorobach neurologicznych.

Liczebnos¢ populacji docelowej okreslono na podstawie kompilacji danych NFZ i danych z badan
epidemiologicznych. Warto nadmienié, ze uzyskane prognozy s3 zbiezne z oszacowaniami AOTM
wtym zakresie [31, 32]. Biorgc pod uwage charakter i przebieg analizowanych jednostek
chorobowych w analizie zatozono, ze aktualnie wszyscy pacjenci z ZGB i PZPD w Polsce, u ktérych
wymagane jest leczenie poddani sg odpowiedniej terapii. Aktualne udziaty schematéw
terapeutycznych stosowanych w leczeniu ZGB i PZPD oraz poszczegdlnych preparatéow lg okreslono
na podstawie danych NFZ. Proponowana zmiana sposobu finansowania Ig wigze sie w gtéwnej mierze
ze zmiang kosztow leczenia Ig i nie spowoduje zmiany obowigzujgcego sposobu postepowania
w analizowanych jednostkach chorobowych (zapisy proponowanego programu lekowego sg spdjne
z zaleceniami zawartymi w charakterystykach produktéw leczniczych poszczegdlnych preparatéw lg,
zgodnie z ktorymi aktualnie prowadzona jest terapia Ig). Wobec tego dla obu scenariuszy analizy

przyjeto jednakowe udziaty Ig, state w kolejnych latach 2014-2016.

Aktualne koszty lg okreslono na podstawie wyceny S$wiadczenia Leczenie przetoczeniami
immunoglobulin finansowanego w ramach lecznictwa szpitalnego. Koszty Ig Vena i pozostatych Ig
w ramach programu lekowego przyjeto na podstawie wyceny Swiadczen obowigzujgcej w ramach
programu Leczenie pierwotnych niedoboréw odpornosci u dzieci. Do oszacowania pozostatych
kosztow uwzglednionych w analizie przyjeto szereg zatozen zwigzanych z réznymi mozliwosciami
rozliczenia zastosowanych swiadczen towarzyszacych, w szczegdlnosci koszty naliczane u pacjentéow
leczonych Ig w ramach programu lekowego oszacowano na podstawie wyceny swiadczen w ramach
ambulatoryjnej opieki specjalistycznej. Ewentualne zmiany w wycenie swiadczen towarzyszgcych nie
powinny mie¢ istotnego wptywu na wyniki analizy ze wzgledu na ich znikomy udziat w kosztach

catkowitych terapii.

Warto podkresli¢, ze wyniki analizy niezaleznie od przyjetych zatozen s zbiezne. W przypadku zmiany
formy finansowania Ig w populacji chorych z ZGB i PZPD nastgpi spadek wydatkdow ponoszonych

przez ptatnika publicznego. W analizie podstawowej spadek ten wyniesie 20,85 mln zt w ciggu roku.

Nalezy pamieta¢, ze przedstawiona prognoza dotyczgca wydatkdéw na poszczegdlne Ig obarczona jest
niepewnoscig zwigzang z ksztattowaniem sie cen efektywnych obejmujacych instrumenty dzielenia

ryzyka. Udziaty poszczegdlnych |g zalezg od propozycji cenowych oraz zawartych porozumien
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podziatu ryzyka. Nalezy oczekiwaé preferencyjnych warunkdw refundacji Ig, ktore przedstawia
najkorzystniejsze propozycje cenowe. Z kolei wydatki na poszczegdlne Ig (i zwigzane z tym przychody

podmiotéw odpowiedzialnych) bedg wypadkowg cen efektywnych i udziatéw w rynku.
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7 OGRANICZENIA

Analize przeprowadzono w oparciu o polskie dane NFZ i zagraniczne dane epidemiologiczne
dotyczace liczby oséb z ZGB i PZPD. W prognozie populacji przyjeto statg liczebnos¢ obu
wyrdznionych populacji. Modelowanie liczebnosci populacji docelowej w Polsce oparte na danych
sprzedazowych (w przypadku braku precyzyjnych zalecen dotyczacych sposobu dawkowania lekow)
i zagranicznych danych epidemiologicznych - zwtaszcza charakteryzujgcych sie znaczng zmiennoscia
zwigzang z obszarem geograficznym, rozktadem wieku i ptcig - wigze sie z niepewnoscig oszacowan.
Dodatkowo, biorgc pod uwage charakter i przebieg analizowanych jednostek chorobowych w analizie
zatozono, ze aktualnie wszyscy pacjenci z ZGB i PZPD w Polsce, u ktérych wymagane jest leczenie
poddani s3 odpowiedniej terapii. Wydaje sie jednak, ze liczebnos¢ populacji docelowej zostata

oszacowana w sposob wiarygodny przy zastosowaniu najlepszych dostepnych danych.

Do oszacowania kosztéw lekéw niezbedne byto uwzglednienie zatozen dotyczacych udziatéw
poszczegblnych preparatéw w rynku, jak réwniez zatozen zwigzanych z prognozowanymi udziatami
W scenariuszu nowym i istniejgcym. Zatozenia dotyczgce udziatéw poszczegdlnych schematéw
terapeutycznych przyjeto na podstawie danych z odnalezionych badan epidemiologicznych (z uwagi
na réznice w sposobach stosowania poszczegélnych technologii nie wykorzystano w tym celu danych
NFZ), zas udziaty preparatéw Ig Vena w obrebie grupy IVIg przyjeto na podstawie danych dotyczacych
sprzedazy Ig u dzieci z PNO, jako jedynych odnalezionych danych dotyczacych podziatu polskiego
rynku na poszczegdlne preparaty. Przyjete podejscie do szacowania udziatdw moze prowadzi¢ do
znieksztatcen uzyskanych wynikéw. Niemniej jednak, ze wzgledu na brak bardziej wiarygodnych
danych oraz uwzglednienie w ramach analizy wrazliwosci skrajnych wartosci analizowanych
parametréw (dotyczy udziatéw poszczegdlnych schematéw terapeutycznych) przyjete podejscie

uznano za odpowiednie.

Do oszacowania kosztéw zwigzanych z monitorowaniem i kwalifikacjg do leczenia oraz podaniem
lekéw Ig przyjeto szereg zatozen zwigzanych z oceng tych kosztéw, w szczegdlnosci zatozono taka
samg wycene $Swiadczed w programie lekowym, jak w ramach ambulatoryjnej opieki specjalistycznej.
Ewentualne zmiany w wycenie Swiadczen w programie lekowym nie powinny mie¢ jednak znacznego
wptywu na wyniki analizy ze wzgledu na znikomy udziat kosztéw swiadczen w kosztach catkowitych

interwenc;ji.
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Biorgc pod uwage fakt, iz gtéwna determinantg wynikéw sg koszty lekdw Ig oraz spadek ich kosztow
jednostkowych w programie lekowym w poréwnaniu do lecznictwa szpitalnego, wszelkie
niedoszacowania lub przeszacowania wartosci parametréw uwzglednionych w analizie (przy
uwzglednieniu racjonalnych zatozen kosztowych) bedg miaty wptyw jedynie na szacowang wielkosé
oszczednosci zwigzanych ze zmiang sposobu finansowania lg, zas nie bedg zmieniaty podstawowego
whniosku ptynacego z analizy mdéwiacego, iz stosowanie Ig w programie lekowym bedzie generowato
oszczednosci dla ptatnika wzgledem aktualnego finansowania w leczeniu ZGB i PZPD w ramach

lecznictwa szpitalnego.
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