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SKROTY I AKRONIMY

AOTM Agencja Oceny Technologii Medycznych

BIA analiza wptywu na budzet

ChPL Charakterystyka Produktu Leczniczego

CTEPH przewlekte zakrzepowo-zatorowe nadcisnienie ptucne (ang. Chronic

thromboembolic pulmonary hypertension)
GUS Gtowny Urzad Statystyczny

NAPH National Audit of Pulmonary Hypertension; rejestr chorych z nadci-
$nieniem ptucnym prowadzony w Wielkiej Brytanii

NFZ Narodowy Fundusz Zdrowia

PAH tetnicze nadci$nienie ptucne (ang. Pulmonary arterial hypertension)
PE zatorowo$¢ ptucna (ang. Pulmonary embolism)

PEA endarterektomia tetnic ptucnych (ang. Pulmonary endarterectomy)
PH nadcis$nienie ptucne (ang. Pulmonary hypertension)

WHO Swiatowa Organizacja Zdrowia (ang. World Health Organization)
WHO-FC Klasa czynnos$ciowa wedtug WHO (ang. World Health Organization

Functional Class)
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relatywnie niewielkie, catkowite wydatki NFZ na leczenie chorych z CTEPH wyniosg w 1.

i 2 roku odpowiednio ok. _ iok. _

Whnioski

Wprowadzenie refundacji riocyguatu (Adempas®) w ramach programu lekowego lecze-
nia przewlektego zakrzepowo-zatorowego nadcisnienia ptucnego bedzie sie wigzato z
dodatkowymi wydatkami budzetowymi przy niewielkiej liczbie chorych. Wprowadzenie
refundacji riocyguatu (Adempas®) w ramach programu lekowego zwiekszy dostepnos¢
do nowoczesnych metod leczenia rzadkiej jednostki chorobowej jaka jest przewlekte
zakrzepowo-zatorowego nadcis$nienie ptucne.

Stowa kluczowe

Riocyguat, Adempas®, przewlekte zakrzepowo-zatorowe nadci$nienie ptucne, CTEPH,
analiza wptywu na budzet
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2 METODY

2.1 Perspektywa analizy

Zgodnie z Wytycznymi oceny technologii medycznych (HTA) Agencji Oceny Technologii
Medycznych ,analiza powinna uwzglednia¢ gtéwnie perspektywe ptatnika za swiadcze-
nia zdrowotne (publiczny, pacjent, inni ptatnicy).”? Zgodnie z rozporzgdzeniem Ministra
Zdrowia dotyczacym minimalnych wymagan jakie muszg spetnia¢ analizy uwzglednione
we whnioskach refundacyjnych, analiza wptywu na budzet jest przeprowadzana z per-
spektywy podmiotu zobowigzanego do finansowania swiadczen ze $rodkow publicz-
nych.?

Analize przeprowadzono z perspektywy platnika publicznego finansujgcego swiadcze-
nia zdrowotne - Narodowego Funduszu Zdrowia oraz z perspektywy pacjenta.

Preparat Adempas® ma by¢ refundowany w ramach programu lekowego.

2.2 Horyzont czasowy

Analizg objeto okres obowigzywania pierwszej decyzji refundacyjnej tj. dwéch lat od
momentu wprowadzenia leku do programu lekowego, obejmujgcy lata 2015-2016.

2.3 Epidemiologia

Na podstawie szacunkéw populacyjnych z Hiszpanii i Wielkiej Brytanii okreslono, ze
roczna zapadalnos$¢ na CTEPH wynosi odpowiednio 0,9 i 1,04-1,75/1 mln os6b.411 Dane
dotyczgce chorobowosci na CTEPH s3 rozbiezne - od 3,2/1 mln w Hiszpanii przez 12,3-
16,6/1 min w Wielkiej Brytanii do 16-1082/1 mln odpowiednio w Stanach Zjednoczo-
nych.*375 Skrajnie rézne wartosci zapadalnosci wynikajg z wystepowania roznic pomie-
dzy badanymi populacjami, kryteriami diagnozy i metodologig zbierania danych. Wyniki
raportu Orphanet wskazujg, ze chorobowos¢ CTEPH wynosi 3/100 tys. os6b, co klasyfi-
kuje te chorobe jako schorzenie rzadkie.® Wedtug definicji przyjetej przez Unie Europej-
ska choroby rzadkie okresla sie jako wystepujace w populacji z czestoscig nie wiekszg
niz 5/10 tys. os6b.”

Nie odnaleziono polskich wspo6tczynnikéw zapadalnosci i chorobowosci przewlektego
zakrzepowo-zatorowego nadci$nienia ptucnego. Stad precyzyjne okreslenie zapadalno-
$ci i chorobowosci CTEPH w Polsce nie jest mozliwe. Szacunki opiera¢ mozna jedynie na
danych zebranych w $wiatowych badaniach. Przyjmujac, ze zapadalno$¢ na CTEPH na
Swiecie wynosi 0,9-1,75/1 mln os6b rocznie, w Polsce co roku przybywa ok. 34-67 cho-
rych na przewlekte zakrzepowo-zatorowe nadcisnienie ptucne.
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Podsumowanie

W ponizszej tabeli przedstawiono podsumowanie oszacowania liczby pacjentéw z CTE-
PH, kwalifikujgcych sie do leczenia riocyguatem wg wskazan okreslonych w charaktery-
styce produktu leczniczego.? Wedtug ponizszych danych liczbe pacjentéw z CTEPH, u
ktorych lek moze by¢ stosowany miesci sie w zakresie od _ chorych w zalez-
nosci od przyjetej podstawy oszacowania.
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2.4.3 Populacja, w ktérej wnioskowana technologia bedzie stosowana, przy
zalozeniu pozytywnej decyzji refundacyjnej
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I 12 nowi to uproszezenie osza-

cowania, ktére zostato pozytywnie zaopiniowane przez polskich ekspertéw klinicznych.

W Tab. 31 zestawiono parametry przyjete w analizie wptywu na budzet.
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Cd. Tab. 31. Podsumowanie parametrow przyjetych w analizie wplywu na budzet.

Sredni roczny koszt leczenia wspomagajacego (Srednia wazona udzialem w

sprzedazy od marca 2013 do lutego 2014) Koszt mg NFZ [z1] Koszt mg pacjent[zi]
Antagonista witaminy K {Acenocumarol WZF, Warfin) 0,024518 0,027331
Furosemid {Furosemidum Polfarmex, Furosemidum Polpharma) 0,000342 0,002667
Digoksyna {Digoxin Teva, Digoxin WZF) 0,000000 0,395101

Odsetek chorych z CTEPH stosujacych leczenie wspomagajace

Antagonista witaminy K (Acenocumarol WZF, Warfin)

Furosemid (Furosemidum Polfarmex, Furosemidum Polpharma)

Digoksyna {Digoxin Teva, Digoxin WZF)

Czestos¢ porad u specjalisty z powodu CTEPH

Sredni koszt porady ambulatoryjnej (§wiadczenie 1-typu I 2-typu) w poradni
kardiologicznej [z1]

oo
w |-

NN
(o))

f]

Koszt hospitalizacji z powodu CTEPH [z1]

6424,54

Czestos¢ hospitalizacji w roku

Koszt osobodnia tlenoterapii domowej [z1]

11,56

Odsetek pacjentéow z CTEPH Korzstajacych z tlenoterapii domowej wg klasy
czynnosciowej WHO:

WHO-FCII
WHO-FC 111

Koszt monitorowania w ramach program lekowego leczenia CTEPH [z1]

Czestos¢ porad ambulatoryjnych w ramach programu lekowego leczenia CTEPH

Koszt porady ambulatoryjnej w ramach programu lekowego [zl]

416,00
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3.2 Scenariusz minimalny
Scenariusz minimalny oszacowano przy nastepujgcych zatozeniach:

¢ Do oszacowania populacji wykorzystano dolng granice oszacowania populacji, w

ktérej riocyguat moze by¢ stosowany.

e Zatozono, ze wzrost liczby pacjentoéw zostanie zaobserwowany od drugiego roku
refundacji riocyguatu.

e Po wprowadzeniu refundacji riocyguatu wszyscy chorzy z CTEPH, kwalifikujgcy
sie do programu, rozpoczng leczenie riocyguatem. Wprowadzenie refundacji rio-
cyguat nie wptynie na zuzycie lekéw stosowanych w standardowej terapii, nato-

miast spowoduje zaprzestanie wizyt ambulatoryjnych chorych w poradni specja-
listyczne;j.

W scenariuszu minimalnym, liczba pacjentéw kwalifikujgcych sie do leczenia riocygua-
tem w ramach programu lekowego bedzie rosta

W sytuacji braku refundacji riocyguatu w ramach programu lekowego prognozowane s3
koszty NFZ zwigzane z leczeniem wspomagajacym stosowanym w CTEPH (antagonisci
wit. K, furosemid oraz digoksyna) w wysokosci ok. -i ok. - odpowiednio
w 2015 roku i 2016 roku. Jednoczes$nie ptatnik bedzie ponosit koszty z tytutu wizyt am-
bulatoryjnych chorych w poradni kardiologicznej od ok. _ w 2015 roku do ok.
_ w 2016 roku. Wydatkiem po stronie pacjenta bedzie koszt leczenia wspoma-

gajacego w wysokosci od ok. _ w 2015 roku do ok. _ w 2016 roku

(Tab. 35).

W sytuacji wprowadzenia refundacji riocyguatu w ramach programu lekowego wszyscy
chorzy z CTEPH rozpoczng leczenie tym lekiem. Wydatki NFZ na refundacje riocyguatu
wyniosg ok. _ w 1. roku refundaciji i ok. _ w 2. roku refundacji. Cat-
kowite koszty leczenia CTEPH w ramach programu lekowego w 1. i 2. roku refundacji
wyniosg odpowiednio ok. _ i ok. - w tym koszty monitorowania
przebiegu choroby wyniosg odpowiednio ok. _ i ok. _ Catkowite
koszty leczenia CTEPH z perspektywy NFZ wyniosg w 1. i 2. roku refundacji odpowied-

nio ok. _ i ok. _ (Tab. 36).

Analiza inkrementalna wykazata, ze po uwzglednieniu niewielkich oszczednosci z tytutu
wizyt ambulatoryjnych u specjalisty, wzrost wydatkéw na catkowite koszty leczenia
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3.3 Scenariusz maksymalny
Scenariusz maksymalny oszacowano przy nastepujacych zatozeniach:

¢ Do oszacowania populacji wykorzystano gérng granice oszacowania populacji, w
ktérej riocyguat moze by¢ stosowany.

e Zatozono, ze wzrost liczby pacjentoéw zostanie zaobserwowany od drugiego roku
refundacji riocyguatu.

e Po wprowadzeniu refundacji riocyguatu wszyscy chorzy z CTEPH, kwalifikujgcy
sie do programu, rozpoczng leczenie riocyguatem. Wprowadzenie refundacji rio-
cyguat nie wptynie na zuzycie lekéw stosowanych w standardowej terapii, nato-

miast spowoduje zaprzestanie wizyt ambulatoryjnych chorych w poradni specja-
listyczne;j.

W scenariuszu maksymalnym, liczba pacjentéw kwalifikujgcych sie do leczenia riocygu-

atem w ramach programu lekowego bedzie rosta _
W sytuacji braku refundacji riocyguatu prognozowane sg koszty NFZ zwigzane z lecze-
niem wspomagajacym stosowanym w CTEPH (antagonisci wit. K, furosemid oraz digok-

syna) w wysokosci ok. _ i ok. _ odpowiednio w 2015 roku i 2016 ro-

ku. Jednoczes$nie ptatnik bedzie ponosit koszty z tytutu wizyt ambulatoryjnych chorych

w poradni kardiologicznej od ok. _ w 2015 roku do ok. _ w 2016 ro-

ku. Wydatkiem po stronie pacjenta bedzie koszt leczenia wspomagajacego w wysokosci
od ok. || v 2015 roku do ok. | v 2016 roku (Tab. 38).

W sytuacji wprowadzenia refundacji riocyguatu w ramach programu lekowego wszyscy
chorzy z CTEPH rozpoczng leczenie tym lekiem. Wydatki NFZ na refundacje riocyguatu
wyniosa ok. ||l v 1. roku refundacji i ok. ||l w 2. roku refundacji. Cat-
kowite koszty leczenia CTEPH w ramach programu lekowego w 1. i 2. roku wyniosg od-
powiednio ok. _ i ok. - w tym koszty monitorowania przebiegu cho-

roby wyniosg odpowiednio ok. _ i ok. _ Catkowite koszty leczenia
CTEPH z perspektywy NFZ wyniosg w 1. i 2. roku refundacji odpowiednio ok. _

tok. I (Tab. 39).

Analiza inkrementalna wykazata, ze po uwzglednieniu niewielkich oszczednosci z tytutu
wizyt ambulatoryjnych u specjalisty, wzrost wydatkow na catkowite koszty leczenia
CTEPH z perspektywy NFZ wyniesie w 1. i 2. roku refundacji odpowiednio ok. -

Biok B (T2b. 40).
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Czy moze grozi¢ niezaakceptowaniem postepowania przez poszczegéInych chorych?

Jak kazde leczenie, stosowanie riocyguatu moze by¢ niezaakceptowane przez poszczegéolnych pacjen-
tow.

Czy moze powodowac¢ lub zmienia¢ stygmatyzacje?
Mato prawdopodobne.
Czy moze wywolywac lek?
Mato prawdopodobne.
Czy moze powodowa¢ dylematy moralne?
Mato prawdopodobne.
Czy moze stwarza¢ problemy dotyczace ptci lub rodzinne?
Mato prawdopodobne.
CZY DECYZJA DOTYCZACA TECHNOLOGII NIE KOLIDUJE Z PRAWEM?
Czy nie stoi w sprzecznosci z aktualnie obowigzujgcymi regulacjami prawnymi?
Nie zidentyfikowano sprzecznosci z regulacjami prawnymi.
Czy stwarza koniecznos¢ dokonania zmian w prawie/przepisach?
Nie zidentyfikowano regulacji prawnych wymagajgcych zmian.
Czy oddziatuje na prawa cztowieka lub pacjenta?
Technologia nie oddziatuje na prawa cztowieka i pacjenta.
CZY STOSOWANIE TECHNOLOGII NAKEADA SZCZEGOLNE WYMOGI?
Czy jest konieczno$¢ szczegdlnego informowania pacjenta lub uzyskiwania jego zgody?
Tak. Podobnie jak w przypadku wszystkich innych technologii medycznych.
Czy istnieje potrzeba zapewnienia pacjentowi poufnosci postepowania?
Tak. Podobnie jak w przypadku wszystkich innych technologii medycznych.

Czy istnieje potrzeba uwzgledniania indywidualnych preferencji, potrzeba czynnego udziatu pacjenta
w podejmowaniu decyzji 0 wyborze metody postepowania?

Tak. Podobnie jak w przypadku wszystkich innych technologii medycznych.
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6 OGRANICZENIA

Prawdopodobnie najwiekszym ograniczeniem niniejszej analizy jest brak szczegoto-
wych danych epidemiologicznych CTEPH z obszaru Polski. Stad konieczno$¢ bazowania
na danych pochodzgcych z Europy oraz opinii polskich ekspertéw klinicznych z dziedzi-
ny kardiologii. Niemniej jednak wielkos¢ populacji docelowej, w ktorej riocyguat moze
by¢ stosowany, oszacowana na podstawie roznych danych wejsciowych wskazuje, ze
liczba tych chorych w Polsce ksztattuje sie w zakresie _ Eksperci kliniczni
zgodnie uznali, Ze najbardziej wiarygodng liczbe pacjentéw kwalifikujgcych sie do lecze-
nia riocyguatem prezentujg dane

_ Tym samym oszacowanie poczatkowej populacji docelowej,

pomimo ograniczen, pozwala na najbardziej wiarygodng prognoze wydatkow w kréotkim
horyzoncie czasowym przewidzianym w analizie tj. 2 lata od wprowadzenia refundaciji.
Ponadto dynamike wzrostu liczby pacjentéw wiaczonych do programu lekowego w ko-
lejnych latach oparto na podstawie dynamiki wzrostu liczby pacjentéw w istniejgcym
programie lekowym PAH. Wedtug opinii ekspertéw klinicznych dobrze odzwierciedla
ona liczbe pacjentow z CTEPH wigczanych w kolejnych latach funkcjonowania progra-

mu.
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