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Ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznego decyzji o finansowaniu stosowania produktu Kalydeco® 
(iwakaftor) w leczeniu pacjentów z mukowiscydozą w ramach programu lekowego w warunkach polskich. 

 

 

INDEKS AKRONIMÓW WYKORZYSTYWANYCH W OPRACOWANIU 

Akronim Interpretacja (pełna nazwa) 

AOTM Agencja Oceny Technologii Medycznych 
BIA ang. Budget Impact Analysis; 

Analiza wpływu na budżet 
CFTR ang. cystic fibrosis transmembrane conductance regulator; 

błonowy regulator przewodnictwa 

CI ang. Confidence Interval; 
Przedział ufności 

FEV1 ang. forced expiratory volume in 1 second; 
Natężona objętość wydechowa pierwszosekundowa 

FEV1% W niniejszym opracowaniu skrót stosowany do oznaczenia FEV1% predicted, tj. wystandaryzowanego 
wskaźnika Tiffeneau (stosunku FEV1 do pojemności życiowej) – ilorazu  wskaźnika Tiffeneau u danego 
pacjenta i średniej wartości wskaźnika w populacji osób w takim samym wieku, płci i budowie ciała 

LCI ang. lower confidence interval; 
Dolna granica przedziału ufności 

NFZ Narodowy Fundusz Zdrowia 

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

płatnik 
publiczny 

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

UCI ang. upper confidence interval; 
Górna granica przedziału ufności 

WHO ang. World Health Organization; 
Światowa Organizacja Zdrowia 
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Kluczowe informacje z analizy 

KLUCZOWE INFORMACJE Z ANALIZY 

I. Przeprowadzona analiza pozwoliła ocenić wpływ na system ochrony zdrowia w Polsce podjęcia decyzji dotyczącej 
finansowania ze środków publicznych stosowania produktu leczniczego Kalydeco® (iwakaftor) w leczeniu mukowiscydozy 
wśród pacjentów w wieku 6 lat i starszych, z mutacją G551D lub inną mutacją bramkującą genu CFTR. Oceniono 
konsekwencje finansowe dla płatnika publicznego realizacji proponowanego programu lekowego umożliwiającego 
stosowania wnioskowanej technologii. 

II. Przeprowadzono wielokierunkową ocenę wielkości populacji pacjentów spełniających kryteria włączenia do
proponowanego programu lekowego. 

III. Wyniki przeprowadzonej analizy wpływu na budżet wskazują, że podjęcie decyzji o finansowaniu produktu leczniczego
Kalydeco® w ramach proponowanego programu lekowego spowoduje wzrost wydatków z budżetu płatnika publicznego
przeznaczonego na refundację leków oraz wzrost całkowitych wydatków płatnika publicznego.

V. W ramach analizy podstawowej przy ocenie zużycia iwakaftoru wśród pacjentów z analizowanej populacji uwzględniono 
stopień stosowania się pacjenta do zalecanego dawkowania leku oraz prawdopodobieństwo zdarzeń związanych ze stałą 
lub okresową redukcją wyjściowej dawki iwakaftoru. 

VI. Podsumowując, przeprowadzona analiza wpływu na budżet wskazała na dodatkowe koszty towarzyszące podjęciu decyzji
o finansowaniu ze środków publicznych produktu leczniczego Kalydeco® w leczeniu mukowiscydozy wśród pacjentów w
wieku 6 lat i starszych, z mutacją G551D lub inną mutacją bramkującą genu CFTR w ramach programu lekowego. 

VII. Wykazano, że za finansowaniem ze środków publicznych produktu Kalydeco® przemawiają aspekty zdrowotne (wzrost
jakości życia i oczekiwane przedłużenie życia [160]), aspekty etyczne oraz aspekty społeczne (niezaspokojone dotychczas
potrzeby chorych z analizowanej populacji).
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Ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznego decyzji o finansowaniu stosowania produktu Kalydeco® 
(iwakaftor) w leczeniu pacjentów z mukowiscydozą w ramach programu lekowego w warunkach polskich. 

STRESZCZENIE 

CEL ANALIZY 

Celem analizy była ocena wpływu na system ochrony zdrowia podjęcia decyzji o finansowaniu ze środków publicznych produktu 
leczniczego Kalydeco® (iwakaftor) stosowanego w leczeniu mukowiscydozy pacjentów w wieku 6 lat i starszych, z mutacją 
G551D lub inną mutacja bramkującą genu CFTR. 

Oceniono konsekwencje finansowe dla płatnika publicznego wpisania wnioskowanej technologii do Katalogu leków 
refundowanych stosowanych w programach lekowych. 

METODY PRZEPROWADZENIA ANALIZY 

Zgodnie z wymogami Agencji Oceny Technologii Medycznych sprecyzowano kontekst niniejszego etapu oceny technologii 
medycznych. Schemat PICO (ang. population, intervention, comparison, outcome; populacja, interwencja, porównanie, wynik 
[osobno: efekt zdrowotny określony na podstawie badań klinicznych i punkt końcowy analizy wpływu na budżet]) [1] niniejszej 
analizy przedstawia się następująco: 

• populację stanowią pacjenci z mukowiscydozą, w wieku ≥ 6 lat, z mutacją G551D lub inną mutacją bramkującą genu
CFTR (zgodnie ze statusem rejestracyjnym Europejskiej Agencji Leków) i którzy spełniają pozostałe kryteria włączenia do
proponowanego programu lekowego (P),

• wnioskowaną technologią jest stosowanie produktu leczniczego Kalydeco® (iwakaftor) w skojarzeniu ze standardową
opieką pacjentów z analizowanej populacji (I),

• do opcjonalnych technologii zakwalifikowano stosowanie standardowej opieki pacjentów z analizowanej populacji (C),
• mając na uwadze wyniki przeglądu systematycznego badań klinicznych [41] w opracowaniu uwzględniono efekty

zdrowotne zastosowania porównywanych interwencji. W ramach analizy ekonomicznej wykazano, że następujące punkty
końcowe badań klinicznych: zmiana FEV1% (u pacjentów w wieku ≥ 6 lat), zmiana wystandaryzowanego współczynnika
wagi do wieku pacjentów (u pacjentów w wieku ≥ 6 lat) i zmiana częstotliwości występowania zaostrzeń objawów z
układu oddechowego (tzw. zaostrzeń choroby oskrzelowo-płucnej; tylko u pacjentów w wieku ≥ 12 lat) bezpośrednio
wpływają na jakość i długość życia pacjenta z analizowanej populacji, a także na wysokość zużycia zasobów medycznych
istotnych z perspektywy płatnika publicznego (koszt leczenia zaostrzeń) [160]. Z uwagi na niską liczbę pacjentów z
populacji docelowej oraz krótki horyzont czasowy analizy wpływu na budżet, w ramach opracowania uwzględniono
wyłącznie konsekwencje kosztowe wyższej skuteczności klinicznej wnioskowanej technologii – uwzględniono wyłącznie
redukcję kosztu opieki nad pacjentem z analizowanej populacji wynikającą z redukcji częstotliwości występowania
zaostrzeń objawów choroby wśród pacjentów w wieku powyżej 11 lat [160],

• wyniki niniejszej analizy wpływu na budżet zaprezentowano w ujęciu wszystkich pacjentów w stanie klinicznym
wskazanym we wniosku pod postacią: wielkość populacji pacjentów, o których mowa w §6 ust 1 i 2 rozporządzenia [3],
aktualnych wydatków na leczenie pacjentów z analizowanej populacji oraz prognozowanych wydatków na lata 2015
– 2017, zgodnie z zapisami Rozporządzenia Ministra Zdrowia [3] (por. rozdział 2.4.).

W ramach analizy porównano nakłady finansowe z perspektywy płatnika publicznego (podmiotu zobowiązanego do 
finansowania świadczeń medycznych) ponoszone w ramach opieki nad pacjentami z analizowanej populacji w przypadku braku 
działań mających na celu rozszerzenie dostępu do wnioskowanej technologii („scenariusz istniejący”; brak finansowania ze 
środków publicznych i brak stosowania iwakaftoru) oraz wysokość tych nakładów w sytuacji wpisania wnioskowanej technologii 
do Katalogu leków refundowanych stosowanych w programach lekowych, umożliwiającego stosowanie produktu Kalydeco® w 
leczeniu mukowiscydozy wśród pacjentów z analizowanej populacji („nowy scenariusz”; por. rozdział 2.4.). 

 6 



Streszczenie 

W ramach analizy wpływu na budżet uwzględniono trzy scenariusze oceny zakresu wpływu finansowania ocenianego produktu 
na budżet płatnika publicznego: scenariusz najbardziej prawdopodobny, scenariusz minimalny i scenariusz maksymalny. Przy 
ocenie skrajnych scenariuszy uwzględniono maksymalny zakres niepewności parametrów wpływających na wielkość populacji 
docelowej zarówno w ramach scenariusza istniejącego jak i scenariusza nowego. 

Firma Vertex Pharmaceuticals (Germany) GmbH wnioskuje o objęcie refundacją produktu leczniczego Kalydeco® w leczeniu 
pacjentów z mukowiscydozą, w wieku ≥ 6 lat i z potwierdzoną obecnością mutacji bramkującej na co najmniej jednym allelu 
genu CFTR. Proponowany sposób refundacji obejmuje utworzenie i realizację programu lekowego. 
W opracowaniu rozważano obecność następujących mutacji bramkujących na co najmniej jednym allelu genu CFTR: G551D, 
G178R, S549N, S549R, G551S, G1244E, S1251N, S1255P, G1349D (aktualnie zarejestrowane wskazanie [127], [150]; listopad 
2014 roku). 

g 

Przy ocenie kosztów, efektów zdrowotnych i wielkości populacji wykorzystano opublikowane informacje, a w przypadku ich 
braku – informacje uzyskane z rejestrów polskich pacjentów z mukowiscydozą i wyniki badania kwestionariuszowego 
przeprowadzonego 

Na tej podstawie rozpowszechnienie stanu klinicznego wskazanego we wniosku zostało oszacowane na poziomie 3 pacjentów 
na rok. Maksymalny zakres niepewności wielkości populacji docelowej został określony na poziomie od 2 do 6 pacjentów na rok. 
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Ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznego decyzji o finansowaniu stosowania produktu Kalydeco® 
(iwakaftor) w leczeniu pacjentów z mukowiscydozą w ramach programu lekowego w warunkach polskich. 

Analizę wpływu na budżet przeprowadzono z uwzględnieniem wyników przeglądu systematycznego medycznych baz danych 
przygotowanego przez Centrum HTA Sp. z o.o. Sp. k. [41]. Przy ocenie rocznych wydatków z budżety płatnika publicznego i 
wyników zdrowotnych populacji, w ramach niniejszej analizy wpływu na budżet wykorzystano model decyzyjny i jego dane 
wejściowe szczegółowo opisane na etapie Analizy ekonomicznej [160]. 

Przeprowadzona analiza wpływu na system ochrony zdrowia decyzji dotyczącej finansowania wnioskowanej technologii ze 
środków publicznych zgodna jest z Wytycznymi AOTM dla przeprowadzenia ocen technologii lekowych [1] oraz spełnia 
minimalne wymagania Ministra Zdrowia przedstawione w rozporządzeniu [3]. 

WYNIKI 

Wyniki przeprowadzonej analizy wpływu na budżet wskazują, że podjęcie decyzji o finansowaniu produktu leczniczego 
Kalydeco® w ramach proponowanego programu lekowego spowoduje wzrost wydatków z: budżetu przeznaczonego na 
refundację leków, budżetu przeznaczonego na refundację produktu Kalydeco® oraz całkowitego budżetu płatnika publicznego 
przeznaczonego na finansowanie świadczeń gwarantowanych wśród pacjentów z analizowanej populacji. 

Uwzględnienie pełnego zużycia ocenianego leku spowodowało wzrost dodatkowych nakładów finansowych płatnika publicznego 
ponoszonych w wyniku realizacji proponowanego programu lekowego o 17% w odniesieniu do wyników analizy podstawowej. 

Ustalono, że finansowanie wnioskowanej technologii ze środków publicznych nie będzie generować problemów etycznych czy 
społecznych, a może stanowić odpowiedź na niezaspokojone dotychczas potrzeby chorych z analizowanej populacji, dla których 
nie jest dostępna żadna alternatywna technologia lekowa. 

WNIOSKI 

Wyniki przeprowadzonej analizy wpływu na budżet świadczą, iż finansowanie wnioskowanej technologii ze środków publicznych 
na proponowanych zasadach będzie związane ze wzrostem wydatków z budżetu płatnika publicznego przeznaczonego na 
refundację leków oraz ze wzrostem całkowitych wydatków z budżetu płatnika publicznego ponoszonych na realizację świadczeń 
gwarantowanych pacjentom z mukowiscydozą w Polsce.  
Ustalono, że za finansowaniem ze środków publicznych produktu Kalydeco® stosowanego w leczeniu pacjentów mukowiscydozy 
wśród pacjentów w wieku 6 lat i starszych z mutacją bramkującą genu CFTR, przemawiają aspekty zdrowotne, aspekty etyczne 
oraz aspekty społeczne.   
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1. Cel analizy wpływu na system ochrony zdrowia
2. Metody przeprowadzenia analizy wpływu na budżet

1. CEL ANALIZY WPŁYWU NA SYSTEM OCHRONY ZDROWIA

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

środków publicznych produktu leczniczego Kalydeco® (iwakaftor) stosowanego w leczeniu 
mukowiscydozy wśród pacjentów w wieku 6 lat i starszych, z mutacją G551D lub inną mutacja 

bramkującą genu CFTR. 

Oceniono konsekwencje finansowe dla płatnika publicznego wpisania wnioskowanej technologii do 

Katalogu leków refundowanych stosowanych w programach lekowych, umożliwiającego stosowanie 

ocenianego produktu w ramach programu lekowego. 

2. METODY PRZEPROWADZENIA ANALIZY WPŁYWU NA BUDŻET

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

dotyczącej finansowania ze środków publicznych produktu leczniczego Kalydeco® (iwakaftor) 

stosowanego w skojarzeniu ze standardową opieką u chorych z mukowiscydozą w wieku 6 lat i 

starszych, u których stwierdzono obecność mutacji G551D lub innej mutacji bramkującej genu CFTR 

(zgodnie ze statusem rejestracyjnym Europejskiej Agencji Leków w trakcie realizacji programu 

lekowego) i którzy spełniają pozostałe kryteria włączenia do proponowanego programu lekowego. 

Zgodnie z wymogami Agencji Oceny Technologii Medycznych sprecyzowano kontekst niniejszego 

etapu oceny technologii medycznych. Schemat PICO (ang. population, intervention, comparison, 
outcome; populacja, interwencja, porównanie, wynik – osobno: efekt zdrowotny określony na 

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

przedstawia się następująco: 

• populację stanowią pacjenci z mukowiscydozą, w wieku ≥ 6 lat, z mutacją G551D lub inną
mutacją bramkującą genu CFTR (zgodnie ze statusem rejestracyjnym Europejskiej Agencji Leków)

i którzy spełniają pozostałe kryteria włączenia do proponowanego programu lekowego (P),

• wnioskowaną technologią jest stosowanie produktu leczniczego Kalydeco® (iwakaftor) w
skojarzeniu ze standardową opieką pacjentów z analizowanej populacji (I),

• do opcjonalnych technologii zakwalifikowano stosowanie standardowej opieki pacjentów z
analizowanej populacji (C),

• mając na uwadze wyniki przeglądu systematycznego badań klinicznych [41] w opracowaniu

uwzględniono efekty zdrowotne zastosowania porównywanych interwencji. W ramach analizy
ekonomicznej wykazano, że następujące punkty końcowe badań klinicznych: zmiana FEV1% (u

pacjentów w wieku ≥ 6 lat), zmiana wystandaryzowanego współczynnika wagi do wieku
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pacjentów (u pacjentów w wieku ≥ 6 lat) i zmiana częstotliwości występowania zaostrzeń 
objawów z układu oddechowego (tzw. zaostrzeń choroby oskrzelowo-płucnej; tylko u pacjentów 

w wieku ≥ 12 lat) bezpośrednio wpływają na jakość i długość życia pacjenta z analizowanej 

populacji, a także na wysokość zużycia zasobów medycznych istotnych z perspektywy płatnika 

publicznego (koszt leczenia zaostrzeń) [160]. Z uwagi na niską liczbę pacjentów z populacji 

docelowej oraz krótki horyzont czasowy analizy wpływu na budżet, w ramach opracowania 

uwzględniono wyłącznie konsekwencje kosztowe wyższej skuteczności klinicznej wnioskowanej 

technologii – uwzględniono wyłącznie redukcję kosztu opieki nad pacjentem z analizowanej 

populacji wynikającą z redukcji częstotliwości występowania zaostrzeń objawów choroby wśród 

pacjentów w wieku powyżej 11 lat [160], 

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

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

mowa w §6 ust 1 i 2 rozporządzenia [3], aktualnych wydatków na leczenie pacjentów z
analizowanej populacji oraz prognozowanych wydatków na lata 2015 – 2017, zgodnie z zapisami

Rozporządzenia Ministra Zdrowia [3] (por. rozdział 2.4.).

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

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

z analizowanej populacji w przypadku braku działań mających na celu rozszerzenie dostępu do 

wnioskowanej technologii („scenariusz istniejący”; brak finansowania ze środków publicznych i brak 

stosowania iwakaftoru) oraz wysokość tych nakładów w sytuacji wpisania wnioskowanej technologii 
do Katalogu leków refundowanych stosowanych w programach lekowych, umożliwiającego stosowanie 

produktu Kalydeco® w leczeniu mukowiscydozy wśród pacjentów z analizowanej populacji („nowy 

scenariusz”; por. rozdział 2.4.). 

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

finansowania ocenianego produktu na budżet płatnika publicznego: scenariusz najbardziej 

prawdopodobny, scenariusz minimalny i scenariusz maksymalny. Przy ocenie skrajnych scenariuszy 

uwzględniono maksymalny zakres niepewności parametrów wpływających na wielkość populacji 
docelowej zarówno w ramach scenariusza istniejącego jak i scenariusza nowego. 

Analizę wpływu na budżet przeprowadzono z uwzględnieniem wyników przeglądu systematycznego 

medycznych baz danych przygotowanego przez Centrum HTA Sp. z o.o. Sp. k. [41].  

Przy ocenie rocznych wydatków z budżety płatnika publicznego, w ramach niniejszej analizy wpływu 

na budżet wykorzystano model decyzyjny i jego dane wejściowe szczegółowo opisane na etapie 

Analizy ekonomicznej [160] (por. rozdziały: 2.1., 2.7. i 2.8.). 
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2.1. Oceniana technologia i sposób jej finansowania 

 

 
 

W niniejszej analizie wykorzystano ogólnie akceptowalne metody biostatystyczne i epidemiologiczne. 

Przy wyborze metod biostatystycznych i epidemiologicznych wykorzystanych w niniejszym 

opracowaniu uwzględniono referencyjne publikacje naukowe oraz opracowania książkowe: [1]-[29], 

[34]. 
 

Przeprowadzona analiza wpływu na system ochrony zdrowia decyzji dotyczącej finansowania 

wnioskowanej technologii ze środków publicznych zgodna jest z Wytycznymi AOTM dla 

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

przedstawione w rozporządzeniu [3]. 

 

2.1. OCENIANA TECHNOLOGIA I SPOSÓB JEJ FINANSOWANIA 

 
Firma Vertex Pharmaceuticals (Germany) GmbH wnioskuje o objęcie refundacją produktu leczniczego 

Kalydeco® w leczeniu pacjentów z mukowiscydozą, w wieku ≥ 6 lat i z potwierdzoną obecnością 

mutacji bramkującej na co najmniej jednym allelu genu CFTR. 

Proponowany sposób refundacji obejmuje utworzenie i realizację programu lekowego. 

 

W opracowaniu rozważano obecność następujących mutacji bramkujących na co najmniej jednym 

allelu genu CFTR: G551D, G178R, S549N, S549R, G551S, G1244E, S1251N, S1255P, G1349D 

(aktualnie zarejestrowane wskazanie [127], [150]; listopad 2014 roku). 
  

Założono, że produkt leczniczy Kalydeco® w proponowanym programie lekowym będzie finansowany 

ze środków publicznych w ramach nowej grupy limitowej (brak spełnienia warunków, o których mowa 

w art. 15 ust. 2 i 3 Ustawy z dnia 12 maja 2011 roku [30]).  

 

Za finansowaniem w ramach nowej grupy limitowej przemawia fakt, że produkt Kalydeco® nie ma 

alternatywy w analizowanym wskazaniu. Nie istnieją technologie lekowe mające taką samą nazwę 

międzynarodową (lek oryginalny w okresie trwania wyłączności rynkowej [83], [98]) lub inne nazwy 
międzynarodowe, ale podobne działanie terapeutyczne i zbliżony mechanizm działania [40] (art. 15 

ust. 2 Ustawy z dnia 12 maja 2011 roku [30]).  

Przy braku technologii opcjonalnej nie ma możliwości również oceny zasadności wpisania 

wnioskowanej technologii do osobnej grupy limitowej w ramach oceny wpływu drogi podawania na 

efekt zdrowotny, zgodnie z zapisami art. 15 ust. 3 Ustawy z dnia 12 maja 2011 roku [30]. 
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Ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznego decyzji o finansowaniu stosowania produktu Kalydeco® 
(iwakaftor) w leczeniu pacjentów z mukowiscydozą w ramach programu lekowego w warunkach polskich. 

W opracowaniu uwzględniono dawkowanie iwakaftoru zgodne z: zarejestrowanymi wskazaniami do 
stosowania wnioskowanej technologii [127], opisem proponowanego programu lekowego (por. 

informacje przedstawione w rozdziale 2.5.) oraz warunkami badań klinicznych, których wyniki 

stanowią dowód na skuteczność wnioskowanej technologii w analizowanym wskazaniu [41]. 

Zgodnie z projektem programu lekowego dawkowanie wnioskowanej technologii powinno 

uwzględniać: 

• zalecaną dzienną dawkę iwakaftoru wynoszącą 150 mg co 12 godzin (całkowita dawka dobowa 300
mg);

• redukcję dawki do 150 mg dwa razy w tygodniu w przypadku konieczności stosowania iwakaftoru w
skojarzeniu z silnymi inhibitorami izoenzymu CYP3A (np. ketokonazol, itrakonazol, pozakonazol,

worykonazol, telitromycyna i klarytromycyna);

• redukcję dawki 150 mg raz na dobę w przypadku skojarzonego podawania z umiarkowanie silnymi
inhibitorami CYP3A (np. flukonazol, erytromycyna);

• redukcję dawki do 150 mg raz na dobę u pacjentów z umiarkowaną niewydolnością wątroby (Child-
Pugh B);

• redukcję dawki do 150 mg co drugi dzień u pacjentów z ciężkimi zaburzeniami czynności wątroby

(Child-Pugh C).

Zgodnie z informacjami przedstawionymi w rozdziale 2.2. Analizy ekonomicznej [160], przy braku 

informacji na temat charakterystyki polskich pacjentów spełniających kryteria włączenia do 

proponowanego programu, oczekiwane zużycie iwakaftoru określone zostało na podstawie: 

• współczynnika adherencji do zalecanego dawkowania określonego w ramach badań klinicznych
(informacje potwierdzone w ramach badania obserwacyjnego przeprowadzonego w warunkach

brytyjskich [115]);

• określonego w ramach badania kwestionariuszowego przeprowadzonego wśród ekspertów
klinicznych z Polski (por. rozdział 12.1.3. Analizy ekonomicznej [160]) prawdopodobieństwa

zdarzeń, że pacjent z analizowanej populacji będzie stale (niewydolność wątroby) lub okresowo

(stosowanie inhibitorów izoenzymu CYP3A) wymagał redukcji dziennej dawki iwakaftoru.
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2.1. Oceniana technologia i sposób jej finansowania 
2.2. Perspektywa analizy 
2.3. Horyzont czasowy analizy  

 
 

 

 

 
Szczegółowe informacje na temat wnioskowanej technologii zamieszczono w Analizie problemu 

decyzyjnego [40]. 

 

2.2. PERSPEKTYWA ANALIZY 

 

Analizowany problem decyzyjny obejmuje objęcie refundacją i ustalenie urzędowej ceny dla produktu 

leczniczego Kalydeco® (iwakaftor) stosowanego w ramach programu lekowego (por. rozdział 2.1.).  

 
Proponowany sposób refundacji nie uwzględnia współpłacenia świadczeniobiorcy za lek Kalydeco® 

zgodnie z art. 14 ust. 1 pkt. 1 Ustawy o refundacji [30]) [40]. 

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

kosztu zaliczyć można jedynie koszt dopłaty za leki stosowane w leczeniu objawowym. Ustalono, że 

udział kosztu z perspektywy świadczeniobiorcy w bezpośrednich medycznych kosztach całkowitych 

stosowania wnioskowanej technologii lekowej nie przekracza 1,5% [160]. 

 

Mając powyższe na uwadze, zgodnie z Wytycznymi dla przeprowadzania ocen technologii medycznych 
opublikowanymi przez Agencję Oceny Technologii Medycznych [1], niniejsza analiza wpływu na budżet 

została przeprowadzona wyłącznie z perspektywy płatnika publicznego (podmiotu zobowiązanego do 

finansowania świadczeń ze środków publicznych). 

Nie przedstawiono wyników z perspektywy świadczeniobiorcy. 

 

2.3. HORYZONT CZASOWY ANALIZY  

 

W analizie wpływu na budżet dokonuje się oceny wpływu danej technologii medycznej na jednoroczny 
budżet opieki zdrowotnej w czasie kilku lat następujących po podjęciu decyzji o finansowaniu ze 

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

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

środków publicznych [1]. 

 

Punkt początkowy niniejszej analizy obejmuje pierwszy dzień realizacji proponowanego programu 

lekowego w ramach scenariusza nowego (przy założeniu pozytywnej decyzji Ministra Zdrowia w 
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Ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznego decyzji o finansowaniu stosowania produktu Kalydeco® 
(iwakaftor) w leczeniu pacjentów z mukowiscydozą w ramach programu lekowego w warunkach polskich. 

 

 

zakresie refundacji i ustalenia urzędowej ceny dla produktu Kalydeco® stosowanego w analizowanym 
wskazaniu); punkt początkowy analizy został ustalony na pierwszy dzień stycznia 2015 roku.  

Mając na uwadze długość okresu oceny wniosku refundacyjnego przez AOTM [30] oraz niepewną 

długość okresu pomiędzy zakończeniem oceny wniosku przez AOTM i podjęciem negocjacji cenowych 

przez Ministerstwo Zdrowia i wnioskodawcę, przyjęte przesunięcie momentu finansowania 

wnioskowanej technologii lekowej ze środków publicznych wydaje się uzasadnione. 

 

Przeprowadzono analizę wpływu na budżet w horyzoncie obejmującym moment wystąpienia 

stabilizacji ocenianego rynku w warunkach polskich. 

 
Przy określeniu momentu stabilizacji rynku w przypadku stosowania wnioskowanej technologii 

uwzględniono następujące aspekty:  

• pierwszy dotyczy zakresu włączania pacjentów do proponowanego programu lekowego i 
skłonności lekarzy prowadzących terapię do zastosowania wnioskowanej technologii, w tym 

skłonności do przeprowadzenia badań kwalifikujących pacjentów do proponowanego programu 

lekowego (aspekt wpływa na wielkość populacji docelowej rozpoczynającej stosowanie 

wnioskowanej technologii w danym roku); 

• drugi dotyczy długości trwania terapii wśród pacjentów z analizowanej populacji (aspekt wpływa 
na wielkość populacji docelowej w danym momencie roku – rozpowszechnienie stanu klinicznego 

wskazanego we wniosku w kolejnych latach realizacji programu lekowego); 

• trzeci aspekt, który został przedstawiony w ramach Analizy ekonomicznej [160], to przedłużenie 
życia pacjentów z analizowanej populacji, który docelowo może przełożyć się na wzrost jej 

liczebności w długim horyzoncie czasowym (aspekt wpływa na wielkość populacji docelowej 

pacjentów leczonych produktem Kalydeco® w długookresowej perspektywie).  

 

 

 

 
 

 

Wnioskowana technologia stosowana jest przewlekle, do końca życia pacjenta lub spełnienia kryteriów 

wyłączenia zdefiniowanych w ramach projektu programu lekowego (por. Tabela 2.). 

 

Wyniki Analizy ekonomicznej [160] świadczą, że zastosowanie iwakaftoru może przedłużyć życie 

pacjenta z analizowanej populacji średnio o 11 lat (od 6 do 20 lat, w ramach skrajnych scenariuszy 

ekstrapolacji wyników badań klinicznych). 
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2.3. Horyzont czasowy analizy 
2.4. Scenariusze porównywane i punkty końcowe analizy 

 

 
 

W analizie pominięto śmiertelność pacjentów w horyzoncie czasowym i potencjalne włączenie 

kolejnych pacjentów do populacji ze względu na brak możliwości przewidzenia momentu śmierci 

pacjentów z analizowanej populacji (brak informacji na temat charakterystyki pacjentów z Polski) i 
przewidzenie momentu rozpoznania nowego pacjenta spełniającego kryteria włączenia do 

proponowanego programu lekowego (ograniczenia związane z analizą zdarzeń rzadkich). 

Niemniej jednak zwrócono uwagę, że dodatkowy efekt kliniczny iwakaftoru pod postacią przedłużenia 

życia i związanego z nim wzrostu zużycia zasobów medycznych manifestował się będzie dopiero po 

zakończeniu okresu oczekiwanego trwania życia pacjenta z analizowanej populacji w trakcie 

stosowania standardowej terapii bez iwakaftoru (por. rozdział 2.8.). 

 

Niska liczba pacjentów z populacji docelowej sugeruje, że z wysokim prawdopodobieństwem będą 
sprawnie włączani do proponowanego programu lekowego. 

 

Na podstawie przedstawionych powyżej informacji w ramach analizy uznano, że moment stabilizacji 

analizowanego rynku zostanie osiągnięty w 1. roku realizacji proponowanego programu lekowego. 

Zasadność przyjęcia okresu nie krótszego niż dwuletni potwierdzają informacje w art. 11. ust. 3 pkt. 3 

Ustawy o refundacji [30], świadczące iż pozytywne rozpatrzenie wniosku o objęcie refundacją i 

ustalenie urzędowej ceny dla produktu Kalydeco® stosowanego w analizowanym wskazaniu w ramach 

programu lekowego będzie obowiązywać przez 2 lata od decyzji Ministra Zdrowia. 
 

Tym samym w ramach analizy wpływu na budżet dotyczącej stosowania produktu Kalydeco® w 

analizowanym wskazaniu przeprowadzono symulację wysokości nakładów finansowych z 

jednorocznego budżetu płatnika publicznego oraz ocenę konsekwencji finansowych dla kolejnych lat 

obserwacji w odniesieniu do porównywanych ze sobą możliwych scenariuszy („scenariusz nowy” vs 

„scenariusz istniejący”) w okresie od 1 stycznia 2015 roku do końca 2017 roku, przy uwzględnieniu 

stabilizacji ocenianego rynku już w 2015 roku. 

 
2.4. SCENARIUSZE PORÓWNYWANE I PUNKTY KOŃCOWE ANALIZY  

 

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

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

z analizowanej populacji w przypadku braku działań mających na celu rozszerzenie dostępu do 

wnioskowanej technologii („scenariusz istniejący”) oraz wysokość tych nakładów w sytuacji wpisania 

wnioskowanej technologii do Katalogu leków refundowanych stosowanych w programach lekowych, 
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(iwakaftor) w leczeniu pacjentów z mukowiscydozą w ramach programu lekowego w warunkach polskich. 

 

 

umożliwiającego stosowanie ocenianego produktu w ramach proponowanego programu lekowego 
(„nowy scenariusz”).  

 

Wyniki analizy wpływu na budżet przedstawiono w ujęciu wszystkich pacjentów w stanie klinicznym 

wskazanym we wniosku, tj. z pominięciem wydatków związanych z leczeniem pacjentów 

niespełniających wszystkich kryteriów włączenia do proponowanego programu lekowego (por. rozdział 

2.5.1.).  

 

W ramach Analizy problemu decyzyjnego [40] do opcjonalnych technologii zakwalifikowano 

standardową opiekę pacjentów z analizowanej populacji bez dodatku iwakaftoru (schemat „placebo”). 
 

Założono, że w chwili obecnej wszyscy pacjenci spełniający kryteria włączenia do proponowanego 

programu lekowego nie mają możliwości stosowania iwakaftoru.  

 

 

 

 

 
W ramach analizy założono, że w przypadku zaakceptowania proponowanego programu lekowego 

(scenariusz nowy) wszyscy pacjenci z analizowanej populacji zostaną do niego włączeni już od 1. dnia 

jego realizacji. 

 

Podsumowanie założeń porównywanych scenariuszy przedstawiono w tabeli poniżej. 

 
Tabela 1. Podsumowanie założeń dotyczących porównywanych scenariuszy. 

 Scenariusz istniejący Nowy scenariusz 
Stosowanie wnioskowanej 

technologii (Kalydeco®) 
Nie uwzględniono Uwzględniono, w ramach programu 

lekowego 
Sposób finansowania wnioskowanej 

technologii 
Nie dotyczy Proponowany program lekowy 

Odsetek wykorzystania 
wnioskowanej technologii 

0% 100% 

Schemat leczenia wśród pacjentów z 
populacji docelowej niestosujących 

wnioskowanej technologii 

Tylko standardowa terapia Nie dotyczy 

Uwzględnione kategorie kosztu Koszt opieki standardowej; 
Koszt leczenia zaostrzeń 

Koszt opieki standardowej; 
Koszt leczenia zaostrzeń*; 

Koszt iwakaftoru 
Inne różnice pomiędzy scenariuszami Brak Brak 

* w ramach analizy założono redukcję kosztu leczenia zaostrzeń wśród pacjentów w wieku > 11 lat stosujących iwakaftor; por. 
rozdział 2.8. 
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2.4. Scenariusze porównywane i punkty końcowe analizy 
2.5. Charakterystyka i wielkość analizowanej populacji 

 

 
 

W ramach niniejszej analizy wpływu na system ochrony zdrowia przedstawiono: 

• wielkość populacji, o której mowa w §6 ust 1 i 2 rozporządzenia [3] (por. rozdział 2.5.), 

• ilościową prognozę rocznych wydatków podmiotu zobowiązanego do finansowania świadczeń ze 
środków publicznych, jakie będą ponoszone na leczenie pacjentów w stanie klinicznym 

wskazanym we wniosku, z wyszczególnieniem składowej wydatków stanowiącej refundację ceny 

wnioskowanej technologii, przy założeniu, że minister właściwy do spraw zdrowia nie wyda 

decyzji o objęciu refundacją, o której mowa w art. 11 ust. 1 ustawy, zgodnie z §6 ust 4 

rozporządzenia [3] (prognoza opisana jako „scenariusz istniejący”), 

• ilościową prognozę rocznych wydatków podmiotu zobowiązanego do finansowania świadczeń ze 
środków publicznych, jakie będą ponoszone na leczenie pacjentów w stanie klinicznym 

wskazanym we wniosku, z wyszczególnieniem składowej wydatków stanowiącej refundację ceny 

wnioskowanej technologii, przy założeniu, że minister właściwy do spraw zdrowia wyda decyzję o 

objęciu refundacją, o której mowa w art. 11 ust. 1 ustawy, zgodnie z §6 ust 5 rozporządzenia [3] 
(prognoza opisana jako „nowy scenariusz”), 

• oszacowania różnicy w ww. prognozach, zgodnie z §6 ust 6 rozporządzenia [3], 

• zgodnie z §6 ust 7 rozporządzenia [3] przedstawiono również prognozy i różnice w ich 
wartościach dla dwóch skrajnych scenariuszy wielkości populacji docelowej (scenariusze opisane 

jako minimalny i maksymalny). 

 
W ramach niniejszej analizy przedstawiono również oszacowania aktualnych rocznych wydatków 

podmiotu zobowiązanego do finansowania świadczeń ze środków publicznych, ponoszonych na 

leczenie pacjentów w stanie klinicznym wskazanym we wniosku, z wyszczególnieniem składowej 

wydatków stanowiącej refundację ceny wnioskowanej technologii, o ile występuje, zgodnie z §6 ust 3 

rozporządzenia [3], ale z ograniczeniami.  

Przy ocenie całkowitych wydatków z budżetu płatnika publicznego przeznaczonych na finansowanie 

opieki pacjentów z analizowanej populacji uwzględniono metody analogiczne jak w przypadku ww. 

prognoz. 

 
2.5. CHARAKTERYSTYKA I WIELKOŚĆ ANALIZOWANEJ POPULACJI  

 

2.5.1. CHARAKTERYSTYKA ANALIZOWANEJ POPULACJI 

 

Charakter analizowanej populacji został określony w oparciu o zakres wnioskowanego wskazania, 

który pokrywa się z zarejestrowanymi wskazaniami do stosowania produktu leczniczego Kalydeco® 

[127]. 
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Ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznego decyzji o finansowaniu stosowania produktu Kalydeco® 
(iwakaftor) w leczeniu pacjentów z mukowiscydozą w ramach programu lekowego w warunkach polskich. 

 

 

 
Zarejestrowane w chwili obecnej wskazanie do stosowania ocenianego leku obejmuje: „leczenie 

mukowiscydozy u pacjentów w wieku 6 lat i starszych, z mutacją G551D, G178R, S549N, S549R, 

G551S, G1244E, S1251N, S1255P lub G1349D genu CFTR” [127], [150]. 

 

W ramach proponowanego przez Wnioskodawcę programu lekowego populacja docelowa będzie 

obejmowała pacjentów z mukowiscydozą w wieku ≥ 6 lat i z potwierdzoną obecnością mutacji 

bramkującej genu CFTR, zgodnie ze statusem rejestracyjnym wnioskowanej technologii lekowej w Unii 

Europejskiej. 

Zakres proponowanego programu lekowego został przedstawiony w tabeli poniżej. 
 
Tabela 2. Zakres proponowanego programu lekowego. 

Proponowany program lekowy 

Kryteria kwalifikacji 

Potwierdzona diagnoza mukowiscydozy 

Wiek ≥ 6 lat 

Potwierdzona obecność mutacji bramkujących na przynajmniej jednym allelu genu CFTR, zgodnie z zarejestrowanymi przez EMA 
wskazaniami do stosowania Kalydeco® 

Stan kliniczny umożliwiający połykanie tabletek 

Kryteria wyłączenia 

Przeszczep narządu lub przeszczep hematologiczny 

Ropień płuca stwierdzony w badaniu RTG klatki piersiowej 

Ciąża, planowanie ciąży, karmienie piersią 

Konieczność stosowania silnych induktorów izoenzymu CYP3A (np. ryfampicyny, ryfabutyna, fenobarbital, karbamazepina, fenytoina, 
preparaty zawierające wyciąg z dziurawca zwyczajnego) 

Aktywność AlAT lub AspAT większa niż 5-krotność górnej granicy normy 

Nadwrażliwość na iwakaftor lub jakiekolwiek substancje pomocnicze 

Dziedziczna nietolerancja galaktozy, niedobór laktazy lub zespół złego wchłaniania glukozy i galaktozy 

Brak odpowiedzi na leczenie, po sprawdzeniu i wyeliminowaniu wszystkich czynników mogących negatywnie wpływać na wynik 
leczenia: niezadowalające stosowanie się pacjenta do zaleceń, jednoczesnego przyjmowania substancji zakłócającej efekt terapeutyczny 

ivakaftoru (induktory CYP3A), niewłaściwej diety (gorzkie pomarańcze, grejpfruty), niewłaściwego przyjmowanie leku (brak 
przyjmowania leku z posiłkiem bogatym w tłuszcze) i niewłaściwego dawkowanie leku (por. określenie czasu leczenia w programie) 

Określenie czasu leczenia w ramach programu 

Leczenie należy kontynuować dopóki świadczeniobiorca odnosi korzyści kliniczne ze stosowania iwakaftoru lub do momentu wystąpienia 
założonych kryteriów wykluczenia z programu 

Odpowiedź na leczenie definiowana jest jako spełnienie jednego z poniższych kryteriów: 
a) spadek stężenia jonów chlorkowych w pocie poniżej 60 mmol/l LUB 

b) spadek stężenia jonów chlorkowych o co najmniej 30% w odniesieniu do stanu przed leczeniem. 

W przypadku stężenia jonów chlorkowych przed leczeniem poniżej 60 mmol/l, odpowiedź na leczenie definiowana jest jako spełnienie 
jednego z poniższych kryteriów: 

a) spadek stężenia jonów chlorkowych o co najmniej 30% w odniesieniu do stanu przed leczeniem LUB 
b) trwała poprawa funkcji płuc definiowana jako absolutne zwiększenie wartości FEV1% o co najmniej 5% w odniesieniu do stanu 

przed leczeniem (absolutna zmiana: FEV1% w danej chwili – FEV1% przed leczeniem) 
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2.5. Charakterystyka i wielkość analizowanej populacji 

 

 
Proponowany program lekowy 

W przypadku stężenia jonów chlorkowych poniżej 60 mmol/l przed leczeniem, odpowiedź na leczenie definiowana jest jako trwała 
poprawa tj. absolutne zwiększenie wartości FEV1 o co najmniej 5% 

Jeśli spodziewana odpowiedź nie występuje, wymagane jest sprawdzenie i poprawa wszystkich czynników mogących negatywnie 
wpływać na wynik leczenia: niezadowalające stosowanie się pacjenta do zaleceń, jednoczesnego przyjmowania substancji zakłócającej 
efekt terapeutyczny iwakaftoru (induktory CYP3A), niewłaściwej diety (gorzkie pomarańcze, grejpfruty), niewłaściwego przyjmowanie 
leku (brak przyjmowania leku z posiłkiem bogatym w tłuszcze) i niewłaściwego dawkowanie leku. Po wyeliminowaniu ww. czynników 
ocena odpowiedzi powinna zostać przeprowadzony po około dwóch tygodniach, a leczenie powinno zostać przerwane jeśli kryteria 

odpowiedzi na terapię nadal nie zostają spełnione. 

Dawkowanie 

Zalecana dawka iwakaftoru wynosi 150 mg co 12 godzin, doustnie (całkowita dawka dobowa 300 mg) 

Iwakaftor należy przyjmować razem z posiłkiem zawierającym tłuszcze. 

W przypadku konieczności stosowania iwakaftoru w skojarzeniu z silnymi inhibitorami izoenzymu CYP3A (np.: ketokonazol, itrakonazol, 
pozakonazol, worykonazol, telitromycyna i klarytromycyna), preparat należy podawać w dawce 150 mg dwa razy w tygodniu. W 
przypadku skojarzonego podawania z umiarkowanie silnymi inhibitorami CYP3A (np.: flukonazol, erytromycyna), iwakaftor należy 

podawać w dawce 150 mg raz na dobę. 

U pacjentów z umiarkowaną niewydolnością wątroby (Child-Pugh B) dawkę iwakaftoru należy zmniejszyć do 150 mg raz na dobę ; u 
pacjentów z ciężkimi zaburzeniami czynności wątroby (Child-Pugh C) iwakaftor należy stosować ostrożnie w dawce początkowej 150 mg 

co drugi dzień) 

Badania w trakcie kwalifikacji do programu 

Test potowy (ocena stężenia jonów chlorkowych w pocie) w okresie 6 miesięcy przed przystąpieniem do leczenia 

Badanie spirometryczne -   ocena  natężonej objętości wydechowej pierwszosekundowej (FEV1), należnej w odniesieniu do wieku, 
płci i wzrostu pacjenta (kryteria Knudsona) [opcjonalnie] 

RTG klatki piersiowej 

Oznaczenia aktywności AlAT i AspAT 

Jeżeli genotyp pacjenta nie jest znany, przed rozpoczęciem leczenia należy 
zastosować adekwatną i sprawdzoną metodę oznaczania genotypu, w celu potwierdzenia obecności mutacji zgodnie z 

zarejestrowanymi przez EMA wskazaniami na co najmniej jednym allelu genu CFTR 

Monitorowanie leczenia 

Test potowy: przy pierwszej wizycie po rozpoczęciu terapii  iwakaftorem, po 6 miesiącach od rozpoczęcia terapii, następnie co 12 
miesięcy 

Badanie spirometryczne (ocena wartości FEV1): po 1., 2., 4.. i 6. miesiącu terapii, a następnie co 12 miesięcy (opcjonalnie) 

Oznaczenia aktywności AlAT i AspAT po 1., 2., 4.. i 6. miesiącu terapii, a następnie co 12 miesięcy 

 

W opracowaniu do oceny średnich kosztów opieki pacjentów z analizowanej populacji po zastosowaniu 

porównywanych interwencji (por. rozdział 2.8.) uwzględniono dane wejściowe modelu opisanego w 

Analizie ekonomicznej [160]. 

 

Tym samym założono, że charakterystyka populacji pacjentów włączonych do ww. modelu 
odzwierciedla charakterystykę polskich pacjentów spełniających kryteria włączenia do proponowanego 

programu lekowego. 

 

Szczegółowe informacje na temat charakterystyki pacjentów włączonych do modelu przedstawiono w 

rozdziale 2.4. Analizy ekonomicznej [160]. 
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Ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznego decyzji o finansowaniu stosowania produktu Kalydeco® 
(iwakaftor) w leczeniu pacjentów z mukowiscydozą w ramach programu lekowego w warunkach polskich. 

 

 

2.5.2. WIELKOŚĆ POPULACJI 
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2.5. Charakterystyka i wielkość analizowanej populacji 
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Ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznego decyzji o finansowaniu stosowania produktu Kalydeco® 
(iwakaftor) w leczeniu pacjentów z mukowiscydozą w ramach programu lekowego w warunkach polskich. 
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2.5. Charakterystyka i wielkość analizowanej populacji 

 

 
Tabela 3. Rozpowszechnienie mutacji G551D w polskiej populacji pacjentów z mukowiscydozą. 

Badanie Rozpowszechnienie wśród 
alleli n/N (%) 

Rozpowszechnienie wśród 
pacjentów* n/N (%) 

Pierwotne źródła dotyczące rozpowszechnienia mutacji G551D wśród polskich pacjentów 
Polski Rejestr Pacjentów, PTWM; 2003 – 2010 [92] 4/2758 (0,14%) 2 – 4 z 1379 (0,22%) 
Badanie jednoośrodkowe z Warszawy, 1994 [93] 1/314 (0,32%) 1 z 157 (0,64%) 
Badanie jednoośrodkowe z Poznania, 1994 [93] 1/190 (0,53%) 1 z 95 (1,05%) 

Analiza danych laboratoryjnych, 1997 [94] 3/444 (0,68%) 2 – 3 z 222 (0,90%) 
Ziętkiewicz i wsp., 2014; 1995–2011 [90] 5/1476 (0,34%) 3 – 5 z 738 (0,54%) 

Wtórne opracowania/ilościowa synteza badań pierwotnych 
Bobadilla et al. [91]** 5/948 (0,53%) 4 – 5 z 474 (0,84%) 

Meta-analiza dostępnych danych 0,29%  
95% CI: 0,16% – 0,45% 1 

0,48% 
95% CI: 0,25% – 0,78% 2 

* odsetek pacjentów z mutacją G551D na co najmniej jednym allelu; ** agregacja wyników trzech badań [93], [94]; 1 fixed 
effect model (Cochrane Q test, p=0,2537); użyto transformacji arcsine square root; 2 fixed effect model (Cochrane Q test, 
p=0,2190); użyto transformacji stabilizującej wariancję arcsine square root. 
 

W ramach meta-analizy 5 badań ustalono, że rozpowszechnienie pacjentów z mutacją G551D w 

warunkach polskich wynosi 0,48% (95% CI: 0,25% – 0,78%). 

 

   

 

 

 
 

Rozpowszechnianie mutacji S549N, G178L, G551S, G1244E, S1251N, S1255P i G1349D wśród 

pacjentów z mukowiscydozą zdiagnozowanych przede wszystkim na podstawie wyników testu 

potowego (pacjenci bez badań genetycznych) dokonano przy uwzględnieniu opinii ekspertów 

klinicznych. 

Ustalono, że średnio 1% (zakres: 0 – 2%) pacjentów bez badań genetycznych może posiadać jedną z 

ww. mutacji. 

 
Przy uwzględnieniu określonej wcześniej liczby pacjentów z mukowiscydozą, w wieku ≥6 lat i bez 

określonego genotypu choroby (166), odsetka spełnienia pozostałych kryteriów włączenia do 

proponowanego programu (78,33%) i wskazanego powyżej rozpowszechnienia, ustalono, że w Polsce 

może być od 1 do 2 pacjentów z mutacją S549N, G178L, G551S, G1244E, S1251N, S1255P lub 

G1349D.  

† 1241 pacjentów z mukowiscydozą, w wieku ≥6 lat i określonym typem mutacji genu CFTR; 166 pacjentów z mukowiscydozą, 
w wieku ≥6 lat i bez określonego genotypu choroby; 78,33% spełniających pozostałe kryteria włączenia do proponowanego 
programu lekowego 
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Ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznego decyzji o finansowaniu stosowania produktu Kalydeco® 
(iwakaftor) w leczeniu pacjentów z mukowiscydozą w ramach programu lekowego w warunkach polskich. 

 

 

Uwzględniając wskazane wcześniej rozpowszechnianie mutacji G551D można określić, że wśród 
pacjentów z mukowiscydozą rozpoznaną na podstawie testu potowego (bez badań genetycznych) 

pacjentów spełniających kryteria włączenia do proponowanego programu może być średnio 2 (166 x 

78,33% x 0,48% + 166 x 78,33% x 1%). 

 

 

 

  
 

 

  

  
 

 

 

Na podstawie przedstawionych powyżej informacji ustalono, że maksymalna wielkość populacji 

docelowej dla iwakaftoru w warunkach polskich wynosi 6 pacjentów (3+1+2). Wartość tą 

uwzględniono w ramach scenariusza maksymalnego niniejszego opracowania. 

 

Na uwagę zasługuje, że przy braku dostępnych informacji na temat charakterystyki pacjentów z 
mutacją G551D w Polsce, w ramach analizy założono, że wszyscy trzej pacjenci w wieku 6 lat i starsi 

spełniają pozostałe kryteria włączenia do proponowanego programu lekowego (stan kliniczny 

umożliwiający połykanie tabletek, bez przeszczepu w wywiadzie, bez ropnia płuca stwierdzonego w 

badaniu RTG klatki piersiowej, bez dziedzicznej nietolerancji galaktozy, niedoboru laktazy lub zespołu 

złego wchłaniania glukozy i galaktozy). 

Tylko w ramach scenariusza minimalnego założono, że statystycznie 1 pacjent z 3 w wieku ≥ 6 lat nie 

będzie spełniał ww. kryteriów włączenia do proponowanego programu lekowego. 
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2.5. Charakterystyka i wielkość analizowanej populacji 

 

 
2.5.3. PODSUMOWANIE WIELKOŚCI ANALIZOWANEJ POPULACJI – SCENARIUSZ ISTNIEJĄCY I SCENARIUSZ PRZYSZŁY 

 

Podsumowanie wyników oceny wielkości analizowanej populacji przedstawiono w tabelach poniżej. 

 
Tabela 4. Podsumowanie wielkości populacji zgodnej z §6 ust 1 i 2 Rozporządzenia [3]. W nawiasach podano wartości uwzględnione w ramach skrajnych scenariuszy 
wielkości analizowanej populacji (minimalnego i maksymalnego). 

Populacja Podstawa prawna 2015 2016 2017 
A. Wszyscy pacjenci, u których wnioskowana technologia może być 

stosowana 
§ 6 ust. 1 pkt 1 lit. a    

B. Pacjenci w stanie klinicznym wskazanym we wniosku (wyniki 
przedstawiono w ujęciu wskazanych pacjentów) 

§ 6 ust. 1 pkt 1 lit. b    

C. Pacjenci, u których wnioskowana technologia jest aktualnie stosowana 
i będzie stosowana przy założeniu, że minister właściwy do spraw 
zdrowia wyda negatywną decyzję o objęciu refundacją produktu 

Kalydeco® 

§ 6 ust. 1 pkt 1 lit. c    

D. Pacjenci, u których wnioskowana technologia będzie stosowana przy 
założeniu, że minister właściwy do spraw zdrowia wyda pozytywną 

decyzję o objęciu refundacją produktu Kalydeco® 

§ 6 ust. 1 pkt 2    
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Ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznego decyzji o finansowaniu stosowania produktu Kalydeco® 
(iwakaftor) w leczeniu pacjentów z mukowiscydozą w ramach programu lekowego w warunkach polskich. 

 

 

 
2.6. ANALIZA WPŁYWU NA SKUTKI ZDROWOTNE  

 

W celu uwzględnienia wszystkich aspektów zdrowotnych dotyczących pacjentów w stanie klinicznym 

wskazanym we wniosku i związanych z nim kategorii kosztów, w niniejszym opracowaniu 

uwzględniono efekty zdrowotne zastosowania porównywanych technologii.  

 

Wykorzystano efektywność eksperymentalną, określoną w ramach randomizowanych badań 

klinicznych uwzględniających podawanie iwakaftoru pacjentom z mutacją G551D i które zostały 

potwierdzone przez doniesienia z praktyki klinicznej oraz wyniki randomizowanego badania klinicznego 
uwzględniającego pozostałe mutacje bramkujące genu CFTR).  

W ramach Analizy ekonomicznej wykazano, że następujące punkty końcowe badania klinicznego: 

zmiana FEV1% (u pacjentów w wieku ≥ 6 lat), zmiana wystandaryzowanego współczynnika wagi do 

wieku pacjentów (u pacjentów w wieku ≥ 6 lat) i zmiana częstotliwości występowania zaostrzeń 

objawów z układu oddechowego (tzw. zaostrzeń choroby oskrzelowo-płucnej; tylko u pacjentów w 

wieku ≥ 12 lat) bezpośrednio wpływają na jakość i długość życia pacjenta z analizowanej populacji, a 

także na wysokość zużycia zasobów medycznych istotnych z perspektywy płatnika publicznego (koszt 

leczenia zaostrzeń) [160]. 
 

Szczegóły dotyczące uzasadnienia wyboru ww. punktów końcowych oraz ich implikacji kosztowych 

przedstawiono w Analizie ekonomicznej [160]. 

 

Z uwagi na niską liczbę pacjentów z populacji docelowej oraz krótki horyzont czasowy analizy wpływu 

na budżet, w ramach opracowania uwzględniono wyłącznie konsekwencje kosztowe wyższej 

skuteczności klinicznej wnioskowanej technologii – uwzględniono wyłącznie redukcję kosztu opieki nad 

pacjentem z analizowanej populacji wynikającą z redukcji częstotliwości występowania zaostrzeń 
objawów choroby wśród pacjentów w wieku powyżej 11 lat [160]. 

 

W ramach analizy nie oceniono efektów zdrowotnych w ujęciu populacyjny, gdyż przy braku 

szczegółowej charakterystyki pacjentów spełniających kryteria włączenia do proponowanego 

programu lekowego praktycznie niemożliwa jest estymacja okresu przeżycia i jakości życia pacjentów 

z Polski.  
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2.7. Koszty uwzględnione w opracowaniu 

 

 
2.7. KOSZTY UWZGLĘDNIONE W OPRACOWANIU 

 

Celem analizy jest porównanie kosztów leczenia pacjentów z mukowiscydozą w wieku ≥ 6 lat i 

spełniających pozostałe kryteria włączenia do proponowanego programu lekowego w warunkach 
polskich. 

 

Dane kosztowe zebrano w okresie od maja do sierpnia 2014 roku (z datą odcięcia 26 sierpnia 2014 

roku). 

 

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

wykorzystano informacje uzyskane w ramach badania kwestionariuszowego przeprowadzonego z 

udziałem 2 ekspertów klinicznych. 
Szczegółowe informacje na temat respondentów badania kwestionariuszowego, jego metodologii i 

wyników zamieszczono w rozdziale 12.1.3. Analizy ekonomicznej [160] oraz w arkuszu „Experts 
survay” modelu decyzyjnego dołączonego do niniejszego opracowania. 

 

W ramach walidacji uwzględniono również opublikowane informacje na temat średniego rocznego 

kosztu leczenia pacjentów z mukowiscydozą w Polsce przedstawionego w badaniu [99] oraz wyniki 

badania ankietowego przeprowadzonego wśród 100 opiekunów dzieci z mukowiscydozą w Polsce [95], 

[96]. 
 

Przy ocenie kosztów z perspektywy Narodowego Funduszu Zdrowia (NFZ) posłużono się informacjami 

przedstawionymi w aktualnych Zarządzeniach Prezesa NFZ i ich załącznikach [46]-[50], [159] (listopad 

2014). 

 

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

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

specjalnego przeznaczenia żywieniowego oraz wyrobów medycznych (Dz. U. 2011 nr 122 poz. 696. z 
późn. zm.) [30] oraz koszt leków zgodny z obwieszczeniem Ministra Zdrowia dotyczącym Wykazu 

refundowanych leków, środków spożywczych specjalnego przeznaczenia żywieniowego oraz wyrobów 

medycznych, wchodzącym w życie z dniem 1 listopada 2014 roku [37]. 

 

Zgodnie z przyjętą perspektywą ekonomiczną (por. rozdział 2.2.) w opracowaniu uwzględniono koszty 

bezpośrednie medyczne istotne z perspektywy płatnika publicznego. 
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Ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznego decyzji o finansowaniu stosowania produktu Kalydeco® 
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Zidentyfikowano następujące kategorie kosztowe istotne z perspektywy płatnika publicznego: 

• finansowanie iwakaftoru i innych leków stosowanych wśród pacjentów z mukowiscydozą, 

• współfinansowanie leków stosowanych w terapii działań niepożądanych związanych z leczeniem 
raka jelita, 

• finansowanie specjalistycznych porad ambulatoryjnych i świadczeń diagnostycznych 
kosztochłonnych, 

• finansowanie świadczeń szpitalnych (hospitalizacje wg JGP, w ramach programów lekowych i 
pozostałe procedury medyczne) oraz 

• finansowanie świadczeń kontraktowanych odrębnie. 

 
Wycenę jednostki rozliczeniowej świadczeń z analizowanego zakresu (punkt w Ambulatoryjnej Opiece 

Specjalistycznej, AOS w zakresie leczenia mukowiscydozy) dokonano w oparciu o informacje uzyskane 

z Informatora o umowach zawartych przez poszczególne oddziały wojewódzkie NFZ ze 

świadczeniodawcami w 2014 roku [45]. W obliczeniach uwzględniono dane świadczeniodawców z 

każdego oddziału wojewódzkiego (por. arkusz „Medical services” w modelu dołączonym do 

opracowania) [160].  

 

Szczegóły dotyczące oszacowań poszczególnych kosztów jednostkowych uwzględnionych w 
opracowaniu przedstawiono w Analizie ekonomicznej (przede wszystkim w rozdziałach: 3.7. i 12.1.) 

[160] oraz w dołączonym do raportu modelu decyzyjnym. 

 

W tabeli poniżej zestawiono podstawowe dane wykorzystane przy ocenie kosztów stosowania 

porównywanych interwencji. 

 
Tabela 5. Parametry kosztu z perspektywy płatnika publicznego wykorzystane w niniejszym opracowaniu [160]. 

Parametr Wartość, w PLN 
Roczny koszt standardowej opieki z wykluczeniem 

kosztu leczenia zaostrzeń 45 553,80 

Koszt leczenia zaostrzeń, za zdarzenie 2 695,72 
  

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

analizy wpływu na budżet nie uwzględniono dyskontowania. 
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2.8. Metody estymacji wyników analizy w ujęciu populacyjnym 

 

 
2.8. METODY ESTYMACJI WYNIKÓW ANALIZY W UJĘCIU POPULACYJNYM 

 

Zastosowana w niniejszej analizie metoda estymacji wyników w ujęciu populacyjnym uwzględnia 

obserwację rocznej liczby pacjentów w trakcie leczenia, która pozwala określić sumaryczne zużycie 
danych zasobów w ujęciu populacyjnym. 

W uproszczeniu, iloczyn rocznej liczby pacjentów oraz średniego zużycia danego zasobu medycznego 

(lub średniego kosztu) przez pacjenta pozwala określić całkowite zużycie zasobów medycznych (lub 

kosztów) wśród pacjentów w stanie klinicznym wskazanym we wniosku. 

 

Na podstawie danych wejściowych modelowania opisanego szczegółowo w ramach Analizy 

ekonomicznej [160] ustalono, że:  

• roczny koszt standardowej opieki z wykluczeniem kosztu leczenia zaostrzeń z perspektywy 
płatnika publicznego wynosi 45 553,80 PLN (rozdział 3.7.2.3. Analizy ekonomicznej), 

• koszt leczenia jednego zaostrzenia wynosi z perspektywy płatnika publicznego 2 695,72 PLN 
(rozdział 3.7.2.3. Analizy ekonomicznej), 

• wśród pacjentów w wieku 6 – 11 lat średnia liczba zaostrzeń na rok wynosi 0,198 (rozdział 3.5.2. 
Analizy ekonomicznej), 

• wśród pacjentów w wieku powyżej 11 lat średnia liczba zaostrzeń na rok wynosi 1,342 (rozdział 
3.5.2. Analizy ekonomicznej), 

• zastosowanie iwakaftoru redukuje częstotliwość występowania zaostrzeń wśród pacjentów w 
wieku powyżej 11 lat do poziomu 45% wartości obserwowanej w grupie kontrolnej (rozdział 3.6.1. 

Analizy ekonomicznej). 

 

Analizę ekonomiczną przeprowadzono przy uwzględnieniu danych 252 pacjentów włączonych do 

badań klinicznych dla iwakaftoru [160]. 22,2% pacjentów włączonych do modelowania było w wieku 6 

– 11 lat (por. arkusz „Subject Characteristics” modelu dołączonego do opracowania). 

 

Wykorzystując przedstawione powyżej informacje określono roczny całkowity koszt opieki 

standardowej wśród pacjentów poddawanych leczeniu z wykorzystaniem porównywanych interwencji 
wykorzystując następujący algorytm: 45 553,80 PLN + 2 695,72 PLN x (22,2% x 0,198 x IRR1 + (1-
22,2%) x 1,342 x IRR2), gdzie IRR1 i IRR2 to względny współczynnik częstotliwości wystąpienia 

zaostrzeń (IRR1=IRR2=1 w grupie kontrolnej; IRR1=1 i IRR2=0,45 w grupie badanej). 

 

Wyniki przeprowadzonych obliczeń oraz ich zestawienie z dostępnymi informacjami na temat rocznych 

kosztów opieki pacjentów z mukowiscydozą zostały przedstawione w tabeli poniżej. 
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Ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznego decyzji o finansowaniu stosowania produktu Kalydeco® 
(iwakaftor) w leczeniu pacjentów z mukowiscydozą w ramach programu lekowego w warunkach polskich. 

 

 
Tabela 6. Średni, niezdyskontowany roczny koszt standardowej opieki wśród pacjentów z analizowanej 
populacji – na podstawie danych wejściowych modelowania [156] oraz opublikowanych informacji [95], [96], 
[99]. Wartości w PLN. 

 
Kalydeco® + standardowa 

opieka Standardowa opieka Różnica 

Dane wejściowe 
modelowania [156] 46 938,59 48 486,14 -1 547,55 

Ameljańczyk, 2011 
[95], [96] - 24 232  

(zakres: 21 568 – 27 389)* - 

Stelmach, 2004 [99] - 26 595,91** - 
* przedstawiono wyniki badania ankietowego wśród opiekunów chorych w wieku poniżej 18 lat; uwzględniono tylko koszt 
farmakoterapii i koszt wyrobów medycznych; 
** uwzględniono tylko koszty farmakoterapii z pominięciem kosztów innych świadczeń medycznych. 
 

Iloczyn wartości z pierwszego wiersza tabeli powyżej i liczby pacjentów leczonych w danym roku 

pozwolił określić sumaryczne wydatki z budżetu płatnika publicznego przeznaczone na finansowanie 

świadczeń wśród pacjentów w stanie klinicznym wskazanym we wniosku w trakcie stosowania 

uwzględnionych schematów terapeutycznych. 

 
Na uwagę zasługuje, że w praktyce redukcja kosztów opieki standardowej po zastosowaniu iwakaftoru 

powinna być większa niż przedstawiono powyżej – aspekty przedstawione w Analizie ekonomicznej 

[160] świadczą, że redukcji może ulec również liczba innych świadczeń medycznych niż związanych z 

leczeniem zaostrzeń objawów płucnych. 

 

Przy uwzględnieniu informacji przedstawionych w rozdziale 2.5. Analizy ekonomicznej [160] oraz 

wyników modelu ekonomicznego przedstawionych w arkuszu „Outcomes” (porównanie średnich 

współczynników hazardów obliczonych na podstawie median długości pozostałego życia pacjenta 

włączonego do modelu, zgodnie z [12], [13]), określono, że wypadkowy względny hazard wystąpienia 
zgonu po zastosowaniu iwakaftoru pacjentom z analizowanej populacji wynosi około 0,58 (od 0,44 do 

0,72 przy uwzględnieniu skrajnych założeń dotyczących ekstrapolacji dodatkowego efektu 

zdrowotnego wnioskowanej technologii). 

 

Przy rocznym ryzyku zgonu pacjenta z analizowanej populacji na poziomie 4,37% (średnie ryzyko 

zgonu wśród pacjentów z analizowanej populacji określone na podstawie median długości pozostałego 

życia pacjenta włączonego do modelu przy założeniu modelu wykładniczego przeżycia, zgodnie z 

informacjami przedstawionymi w [12], [13]; por. informacje w arkuszu „Outcomes” modelu 
decyzyjnego), przedstawione informacje (HR= 0,58; estymowane ryzyko zgonu w grupie iwakaftoru 

2,58%) mogą świadczyć o statystycznym przedłużeniu długości życia standardowego pacjenta średnio 

o 3,28 dni każdego roku (o 0,92% trwania życia standardowego pacjenta w roku; por. arkusz 

„Outcomes” modelu), przy założeniu równomiernego rozłożenia zgonów w danym roku. 
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2.8. Metody estymacji wyników analizy w ujęciu populacyjnym 
2.9. Analiza wrażliwości 

 

 
 

Przedstawione informacje oznaczają, że realizacja proponowanego programu lekowego wśród 

pacjentów z analizowanej populacji  

 poprzez zmniejszenie ryzyka zgonu wśród pacjentów stosujących iwakaftor może spowodować 
wzrost zużycia zasobów średnio o 2,76% rocznie. Określony wzrost zużycia zasobów medycznych ma 

praktycznie nieistotny wpływ na wydatki płatnika publicznego w krótkim horyzoncie czasowym analizy. 

Istotny wzrost zużycia zasobów medycznych obserwowany będzie dopiero po zakończeniu okresu 

oczekiwanej długości życia pacjenta z analizowanej populacji poddawanego standardowej terapii bez 

dodatku iwakaftoru, czyli zgodnie z wynikami modelu ekonomicznego – po 15. roku realizacji 

proponowanego programu lekowego przy założeniu takiej samej charakterystyki pacjentów 

predysponowanych do stosowania iwakaftoru w warunkach polskich jak pacjentów włączonych do 

badań klinicznych [160]. 
 

Na podstawie przytoczonych argumentów w ramach niniejszego opracowania pominięto wpływ 

przedłużenia życia wynikającego z zastosowania iwakaftoru na wysokość zużycia świadczeń 

medycznych – założono, że rozpowszechnienie stanu klinicznego wskazanego we wniosku (3 

pacjentów) będzie stałe w całym horyzoncie niniejszej analizy wpływu na budżet. 

 

2.9. ANALIZA WRAŻLIWOŚCI  

 
W ramach analizy podstawowej uwzględniono trzy scenariusze: scenariusz najbardziej 

prawdopodobny, uwzględniający realistyczne wartości parametrów dotyczących wielkości analizowanej 

populacji i wpływu refundacji wnioskowanej technologii na budżet płatnika publicznego, scenariusz 

minimalny, uwzględniający skrajne wartości z zakresu niepewności parametrów dotyczących wielkości 

analizowanej populacji, generujące minimalny wpływ ocenianej decyzji na budżet płatnika 

publicznego, scenariusz maksymalny, uwzględniający skrajne wartości zakresu niepewności 

parametrów dotyczących wielkości analizowanej populacji, generujące maksymalny wpływ ocenianej 

decyzji na budżet płatnika publicznego. 
 

W ramach analizy wrażliwości rozpatrywano dodatkowo scenariusz zakładający pełne dawkowanie 

wnioskowanej technologii w warunkach polskich (300 mg/d przez 365,25 dni w statystycznym roku; 

por. rozdział 2.1.). 

 

 
 

 31  



Ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznego decyzji o finansowaniu stosowania produktu Kalydeco® 
(iwakaftor) w leczeniu pacjentów z mukowiscydozą w ramach programu lekowego w warunkach polskich. 

 

 

 
3. WYNIKI ANALIZY WPŁYWU NA BUDŻET 

 

3.1. AKTUALNE WYDATKI Z BUDŻETU PŁATNIKA PUBLICZNEGO 

 

Obecnie produkt leczniczy Kalydeco® nie jest finansowany ze środków publicznych w Polsce i tym 

samym składowa kosztów opieki pacjentów w stanie klinicznym wskazanym we wniosku 

uwzględniająca podawania iwakaftoru nie występuje. 

 

 
 

 

 

Uwzględniając informacje przedstawione w Tabeli 20. Analizy ekonomicznej [160] oraz Tabela 6. 

niniejszego opracowania ustalono, że całkowite wydatki z budżetu płatnika publicznego przeznaczone 

na standardowe leczenia pacjentów w stanie klinicznym wskazanym  

 

 
 

Przedstawione wydatki określono przy uwzględnieniu wyników badania kwestionariuszowego 

przeprowadzonego wśród ekspertów klinicznych [160]. Estymacja wydatków z budżetu płatnika 

publicznego dokonana przy uwzględnieniu opublikowanych informacji została przedstawiona w tabeli 

poniżej. 

 
Tabela 7. Aktualne wydatki z budżetu płatnika publicznego. 

Źródło danych kosztowych Całkowite wydatki Wydatki z budżetu przeznaczonego 
na refundację 

   

Ameljańczyk, 2011 [95], [96] - 71 568 PLN (od 47 712 do 143 136) 
Stelmach, 2004 [99] - 79 788 PLN (od 53 192 do 159 575) 

 

 

 

 

Ustalono brak składowej aktualnych wydatków z budżetu przeznaczonej na refundację wnioskowanej 
technologii. 
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3.2. Scenariusz najbardziej prawdopodobny 

 

 
 

3.2. SCENARIUSZ NAJBARDZIEJ PRAWDOPODOBNY 

 

Wyniki analizy wpływu na budżet uwzględniającej najbardziej prawdopodobny scenariusz wielkości 
populacji w latach 2015-2017 przedstawiono poniżej. 
 
Tabela 8. Wyniki analizy wpływu na budżet rozpatrującej najbardziej prawdopodobny scenariusz wielkości 
analizowanej populacji. 

Kategoria wyniki analizy wpływu na 
budżet 

Budżet w 
roku 

Perspektywa płatnika publicznego 

Nowy scenariusz Scenariusz 
istniejący Różnica 

Całkowite nakłady finansowe 
płatnika publicznego (PLN) 

2015    
2016    
2017    

Koszt stosowania wnioskowanej 
technologii wśród pacjentów z 
analizowanej populacji (PLN) 

2015    
2016    
2017    

Pozostałe kategorie kosztu opieki 
nad pacjentem z analizowanej 

populacji (PLN) 

2015    
2016    
2017    

 

W ramach przeprowadzonej analizy wpływu na budżet ustalono, że podjęcie decyzji o finansowaniu 
produktu leczniczego Kalydeco® w ramach proponowanego programu lekowego spowoduje, przy 

najbardziej prawdopodobnej wielkości populacji i realnych wartościach parametrów niepewnych: 

wzrost wydatków z budżetu przeznaczonego na refundację iwakaftoru oraz wzrost całkowitych 

wydatków płatnika publicznego. 

 

 

 

  
 

 

 

 

 

 

 
Obserwowane różnice w całkowitych wydatkach z budżetu płatnika publicznego pomiędzy 

porównywanymi scenariuszami wynikają przede wszystkim ze kosztu iwakaftoru w scenariuszu nowym 

(przejęciem tańszego schematu „placebo” – schematu samej standardowej terapii). 

 
 

 33  



Ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznego decyzji o finansowaniu stosowania produktu Kalydeco® 
(iwakaftor) w leczeniu pacjentów z mukowiscydozą w ramach programu lekowego w warunkach polskich. 

 

 

 
3.3. SCENARIUSZ MINIMALNY  

 

Wyniki analizy wpływu na budżet uwzględniającej scenariusz minimalny wielkości analizowanej 

populacji w latach 2015-2017 przedstawiono w tabeli poniżej. 

 
Tabela 9. Wyniki analizy wpływu na budżet rozpatrującej scenariusz minimalny wielkości analizowanej populacji. 

Kategoria wyniki analizy wpływu na 
budżet 

Budżet w 
roku 

Perspektywa płatnika publicznego 

Nowy scenariusz Scenariusz 
istniejący Różnica 

Całkowite nakłady finansowe 
płatnika publicznego (PLN) 

2015    
2016    
2017    

Koszt stosowania wnioskowanej 
technologii wśród pacjentów z 
analizowanej populacji (PLN) 

2015    
2016    
2017    

Pozostałe kategorie kosztu opieki 
nad pacjentem z analizowanej 

populacji (PLN) 

2015    
2016    
2017    

 

 

 
 

 

 

 

 

 

 

W przypadku rozpatrywania minimalnej wielkości populacji docelowej dla wnioskowanej technologii 

zaobserwowano redukcję dodatkowych kosztów dla płatnika publicznego związanych z realizacją 
scenariusza nowego o 33% (w odniesieniu do wyników scenariusza najbardziej prawdopodobnego).  

 

3.4. SCENARIUSZ MAKSYMALNY  

 

Wyniki analizy wpływu na budżet uwzględniającej scenariusz maksymalny wielkości analizowanej 

populacji w latach 2015-2017 przedstawiono w tabeli poniżej.  
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3.4. Scenariusz maksymalny 
3.5. Analiza wrażliwości 

 

 
Tabela 10. Wyniki analizy wpływu na budżet rozpatrującej scenariusz maksymalny wielkości analizowanej 
populacji. 

Kategoria wyniki analizy wpływu na 
budżet 

Budżet w 
roku 

Perspektywa płatnika publicznego 

Nowy scenariusz Scenariusz 
istniejący Różnica 

Całkowite nakłady finansowe 
płatnika publicznego (PLN) 

2015    
2016    
2017    

Koszt stosowania wnioskowanej 
technologii wśród pacjentów z 
analizowanej populacji (PLN) 

2015    
2016    
2017    

Pozostałe kategorie kosztu opieki 
nad pacjentem z analizowanej 

populacji (PLN) 

2015    
2016    
2017    

 
 

 

 

 

 

 

 

 
 

W przypadku rozpatrywania maksymalnej wielkości populacji docelowej dla wnioskowanej technologii 

zaobserwowano wzrost dodatkowych kosztów dla płatnika publicznego związanych z realizacją 

scenariusza nowego o 100% (w odniesieniu do wyników scenariusza najbardziej prawdopodobnego).  

 

3.5. ANALIZA WRAŻLIWOŚCI 

 

Wyniki analizy wrażliwości dla analizy wpływu na budżet zakładającej pełne dawkowanie 
wnioskowanej technologii (300 mg/d przez 365,25 dni w roku) przedstawiono w tabeli poniżej. 
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Ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznego decyzji o finansowaniu stosowania produktu Kalydeco® 
(iwakaftor) w leczeniu pacjentów z mukowiscydozą w ramach programu lekowego w warunkach polskich. 

 

 
 
Tabela 11. Wyniki analizy wrażliwości. 

Kategoria wyniki analizy wpływu na 
budżet 

Budżet w 
roku 

Perspektywa płatnika publicznego 

Nowy scenariusz Scenariusz 
istniejący Różnica 

Scenariusz najbardziej prawdopodobny 

Całkowite nakłady finansowe 
płatnika publicznego (PLN) 

2015    
2016    
2017    

Koszt stosowania wnioskowanej 
technologii wśród pacjentów z 
analizowanej populacji (PLN) 

2015    
2016    
2017    

Pozostałe kategorie kosztu opieki 
nad pacjentem z analizowanej 

populacji (PLN) 

2015    
2016    
2017    

 

Całkowite nakłady finansowe 
płatnika publicznego (PLN) 

2015    
2016    
2017    

Koszt stosowania wnioskowanej 
technologii wśród pacjentów z 
analizowanej populacji (PLN) 

2015    
2016    
2017    

Pozostałe kategorie kosztu opieki 
nad pacjentem z analizowanej 

populacji (PLN) 

2015    
2016    
2017    

 

Całkowite nakłady finansowe 
płatnika publicznego (PLN) 

2015    
2016    
2017    

Koszt stosowania wnioskowanej 
technologii wśród pacjentów z 
analizowanej populacji (PLN) 

2015    
2016    
2017    

Pozostałe kategorie kosztu opieki 
nad pacjentem z analizowanej 

populacji (PLN) 

2015    
2016    
2017    

 

 

 

 

 

 

Uwzględnienie pełnego zużycia ocenianego leku spowodowało wzrost dodatkowych nakładów 
finansowych płatnika publicznego ponoszonych w wyniku realizacji proponowanego programu 

lekowego o 17% w odniesieniu do wyników analizy podstawowej. 
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3.6. Podsumowanie wyników analizy wpływu na budżet 
4. Analiza zużytych zasobów 

 

 
 

3.6. PODSUMOWANIE WYNIKÓW ANALIZY WPŁYWU NA BUDŻET 

 

Wyniki przeprowadzonej analizy wpływu na budżet wskazują, że podjęcie decyzji o finansowaniu 
produktu leczniczego Kalydeco® w ramach proponowanego programu lekowego spowoduje wzrost 

wydatków z: budżetu przeznaczonego na refundację produktu Kalydeco® oraz całkowitego budżetu 

płatnika publicznego przeznaczonego na finansowanie świadczeń gwarantowanych wśród pacjentów z 

analizowanej populacji. 

 

 

   

 
 

 

 

 

 

 

Wyniki analizy wrażliwości wskazują, że założenie pełnego dawkowania wnioskowanej technologii 

(100% adherencja; brak okresowej lub stałej redukcji dawki wyjściowej) spowoduje wzrost ww. 
wydatków o 17%. 

 

Mając na uwadze fakt, iż obserwowane dodatkowe koszty z perspektywy płatnika publicznego 

wynikają przede wszystkim z wykorzystania iwakaftoru wśród pacjentów z analizowanej populacji 

(koszt leku głównym czynnikiem wpływającym na wysokość inkrementalnych zmian całkowitych 

wydatków), obserwowane różnice w całkowitych wydatkach na realizację scenariusza nowego w 

miejsce scenariusza istniejącego z wysokim prawdopodobieństwem będą obserwowane w praktyce 

klinicznej. 
 

4. ANALIZA ZUŻYTYCH ZASOBÓW   

 

Zużycie zasobów medycznych mających najwyższy wpływ na zmianę inkrementalną wydatków z 

budżetu płatnika publicznego tytułem realizacji porównywanych ze sobą scenariuszy przedstawiono w 

tabeli poniżej.  
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Tabela 12. Zużycie podstawowych zasobów medycznych w ramach porównywanych scenariuszy (istniejący vs 
nowy) – liczba zrefundowanych opakowań produktu leczniczego Kalydeco®. 

Scenariusz wielkości populacji 
docelowej Rok    

Najbardziej prawdopodobny 
2015    
2016    
2017    

Minimalny 
2015    
2016    
2017    

Maksymalny 
2015    
2016    
2017    

 

 

5. ANALIZA WPŁYWU NA EFEKTY ZDROWOTNE 

 
W ramach niniejszej analizy nie przeprowadzono oceny skutków zdrowotnych w ujęciu populacyjnym 

(por. rozdział 2.6.). 

 

 

6. ANALIZA WPŁYWU NA ORGANIZACJĘ UDZIELANIA ŚWIADCZEŃ ZDROWOTNYCH  

 

Wyniki niniejszej analizy wpływu na budżet świadczą, że uwzględnienie sugerowanego sposobu 

finansowania ocenianej technologii ze środków publicznych z wysokim prawdopodobieństwem będzie 

wymagać dodatkowych nakładów finansowych z perspektywy płatnika publicznego.  
 

Stosowanie produktu leczniczego Kalydeco® w analizowanym wskazaniu nie nakłada szczególnych 

wymogów na pacjenta czy świadczeniodawcę. Leczenie iwakaftorem pacjentów z analizowanej 

populacji nie wymaga dodatkowego wyposażenia placówek medycznych (sprzęt, personel i inne) czy 

stosowania dodatkowych środków ostrożności. Wszystkie ewentualne wymagania związane z 

analizowaną technologią medyczną są już spełnione przez placówki medyczne obejmujące opieką 

medyczną pacjentów z mukowiscydozą. 

 
Oceniana technologia obejmuje stosowanie produktu Kalydeco® – uważa się, że decyzja o 

finansowaniu ze środków publicznych ocenianej technologii nie będzie wiązała się z dodatkowymi 

nakładami finansowymi ze strony Narodowego Funduszu Zdrowia z tytułu finansowania dodatkowych 

wymagań związanych z tą technologią medyczną (jak transport pacjenta do wysoko 

wyspecjalizowanego ośrodka medycznego, na wizyty czy badania związane z podawaniem ocenianego 
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6. Analiza wpływu na organizację udzielania świadczeń zdrowotnych 
7. Aspekty etyczne i społeczne 

 

 
preparatu, finansowania zakupu dodatkowego sprzętu specjalistycznego, szkoleń pracowników służby 

zdrowia, itp.).  

 

Pozytywna decyzja odnośnie finansowania produktu leczniczego Kalydeco® z dużym 
prawdopodobieństwem wpłynie na wydatki publiczne w sektorach innych niż ochrona zdrowia. 

Niemniej jednak dodatkowe oszczędności wynikające ze zmniejszonej utraty produktywności będą 

manifestować się w dłuższym horyzoncie czasowym niż uwzględniono w niniejszym opracowaniu 

(zmniejszone koszty utraconej produktywności w wyniku przedwczesnego zgonu; por. rozdział 2.8.). 

Dodatkowo stosowanie iwakaftoru, poprzez poprawę stanu zdrowia pacjenta z analizowanej populacji, 

może zwiększyć aktywność zawodową opiekunów chorych lub samych chorych. Brakuje jednakże 

bezpośrednich dowodów potwierdzających ww. wpływ iwakaftoru i na tej podstawie nie 

przedstawiono stosowanych obliczeń w tym zakresie. 
 

 

7. ASPEKTY ETYCZNE I SPOŁECZNE  

 

Wyniki analizy ekonomicznej [160] świadczą, że zastosowanie wnioskowanej technologii wśród 

pacjentów, którzy nie mają do niej dostępu w chwili obecnej może wiązać się z istotnym 

przedłużeniem życia. Tym samym rozszerzenie dostępu do wnioskowanej technologii stanowiłoby 

odpowiedź na niezaspokojone dotychczas potrzeby pacjentów z analizowanej populacji, dla której nie 
istnieje alternatywa terapeutyczna.  

 

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

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

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

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

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

ograniczony budżet płatnika publicznego. 
 

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

 

Finansowanie stosowania wnioskowanej technologii w analizowanym wskazaniu na rozważanych w 

opracowaniu zasadach spowoduje, że: 

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

• niekwestionowany będzie równy dostęp do świadczenia wśród osób z analizowanej populacji. 
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W przypadku uwzględniania rozważanego sposobu finansowania dostęp do ocenianej technologii 

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

 

Pozytywna decyzja refundacyjna nie będzie powodować istotnych problemów społecznych.  

Pozytywna decyzja o finansowaniu ocenianej technologii lekowej: 

• zwiększy poziom satysfakcji pacjentów z analizowanej populacji z otrzymanej opieki medycznej ze 
względu na rozszerzenie odstępu do innowacyjnej opcji terapeutycznej, 

• nie grozi nieakceptowaniem postępowania pacjentów z analizowanej populacji, 

• nie będzie powodować lub wpływać na stygmatyzację, 

• nie będzie wywoływać lęku lub dylematów moralnych wśród pacjentów z analizowanej populacji, 
ich opiekunów oraz lekarzy prowadzących ich terapię, 

• nie będzie stwarzać problemów społecznych dotyczących płci lub rodziny. 
 

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

stosowania produktu Kalydeco® w analizowanym wskazaniu nie przeprowadzono identyfikacji 

przeciwników czy zwolenników rozważanej decyzji.  

 
 

8. OGRANICZENIA I WALIDACJA ANALIZY 

 

W ramach niniejszej analizy część parametrów określono na podstawie danych wejściowych 

modelowania opisanego w Analizie ekonomicznej [160]. Tym samym niektóre ograniczenia 

przeprowadzonego modelowania [160] dotyczą również niniejszej analizy wpływu na budżet. 

 

Ograniczeniem związanym z oceną wielkości populacji pacjentów w stanie klinicznym wskazanym we 
wniosku jest zarówno charakter uwzględnionych źródeł informacji jak i poczynione założenia w 

odniesieniu do schematów postępowania uwzględnionych w ramach niniejszej analizy. 

Wykorzystano opublikowane informacje, a w przypadku ich braku – opinie ekspertów klinicznych oraz 

informacje uzyskane z prywatnych rejestrów pacjentów. 

Zastosowana metoda oceny wielkości populacji wiąże się z pewnymi ograniczeniami, które wdrożono 

ze względu na brak precyzyjnych danych dotyczących poszczególnych pacjentów leczonych w 

warunkach polskich.  

 

Do ograniczeń analizy zaliczono brak możliwości uchwycenia wszystkich konsekwencji kosztowych 
wynikających z zastosowania iwakaftoru – w opracowaniu uwzględniono wyłącznie redukcję liczby 
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8. Ograniczenia i walidacja analizy 
9. Dyskusja 

 

 
zaostrzeń w grupie pacjentów powyżej 11 roku życia. Przy braku informacji pozwalających ilościowo 

uwzględnić ten aspekt, w opracowaniu pominięto redukcję kosztu opieki wynikającą z poprawy funkcji 

płuc po zastosowaniu iwakaftoru [160]. 

 
Przeszukano medyczne bazy danych (Polska Biblioteka Lekarska, MEDLINE, EMBASE®, Google 

Scholar) w celu odnalezienia analogicznej analizy wpływu na budżet przeprowadzonej w warunkach 

polskich (por. informacje na temat przeprowadzonego przeglądu systematycznego przedstawione w 

rozdziale 6.2. Analizy ekonomicznej [160]).    

Odnaleziono 1 abstrakt konferencyjny przedstawiający wyniki analizy wpływu na budżet stosowania 

iwakaftoru w hipotetycznych warunkach ograniczonego planu finansowego i ograniczonej liczby 

beneficjentów [125]. 

 
W ramach analizy [125] ustalono, że średnio na 1 mln beneficjentów planu ubezpieczeniowego około 

3 pacjentów predysponowanych jest do stosowania iwakaftoru (tylko pacjenci z G551D)  

– wykorzystano wyniki przeglądu systematycznego danych dotyczących rozpowszechnienia 

mukowiscydozy i mutacji G551D niezależnie od populacji (w tym uwzględniono populację brytyjską, w 

której występowanie taj mutacji jest prawdopodobnie najczęstsze [52]). 

Zastosowanie iwakaftoru wśród ww. pacjentów spowodowałoby wzrost składki ubezpieczeniowej 

każdego beneficjenta średnio o 0,05 USD na miesiąc. 

 
Roczny koszt stosowania iwakaftoru (przy uwzględnieniu dostępnych informacji na temat stosowania 

się pacjenta do zalecanego schematu dawkowania i potencjalnych redukcji wyjściowej dawki leku) 

został ustalony na poziomie około 200 tys. USD (około 600 tys. PLN) [125], czyli o około 37% mniej 

niż uwzględniono w niniejszym opracowaniu. Częściowy wpływ na obserwowane różnice w koszcie 

rocznej terapii ma wysoce prawdopodobne pominięcie VAT w obliczeniach przedstawionych w [125]. 

 

Odnaleziona analiza [125] wskazuje na obecność dodatkowych nakładów finansowanych płatnika 

publicznego w wyniku finansowania iwakaftoru w analizowanym wskazaniu.   
 

  

9. DYSKUSJA 

 

Przedmiotem opracowania jest ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznego realizacji 

programu lekowego umożliwiającego zastosowania iwakaftoru wśród pacjentów z analizowanej 

populacji w warunkach polskich. 
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W ramach analizy wykorzystano opublikowane źródła informacji, a w przypadku ich braku informacje 
nieopublikowane uzyskane w ramach badania kwestionariuszowego, informacje uzyskane z 

prywatnych rejestrów pacjentów lub na podstawie źródeł dostarczonych przez Zamawiającego.  

 

Szczegóły dotyczące ograniczeń uwzględnionych w opracowaniu źródeł informacji przedstawiono w  

rozdziałach: 2., 3. i 5. Analizy ekonomicznej [160] oraz w rozdziale 2. niniejszej analizy wpływu na 

budżet. 

 

W chwili obecnej produkt leczniczy Kalydeco® w leczeniu mukowiscydozy nie jest finansowany ze 

środków publicznych. Realizacja proponowanego programu lekowego zapewni ścisłą kontrolę płatnika 

publicznego w zakresie wskazań, w jakich lek będzie stosowany (i finansowany ze środków 

publicznych).  

 

Podjęcie decyzji o finansowaniu produktu leczniczego Kalydeco® w ramach proponowanego programu 

lekowego spowoduje wzrost wydatków z budżetu przeznaczonego na refundację leków oraz wzrost 
całkowitych wydatków płatnika publicznego. 

 

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

Szanse, Zagrożenia) uwzględniająca przedstawione w niniejszej analizie aspekty dotyczące 

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

przedstawiona w tabeli poniżej. 

 
Tabela 13. Analiza SWOT. 

Parametr Wartość 

Decyzja Objęcie refundacją i realizacja proponowanego programu lekowego uwzględniającego podawania iwakaftoru 
pacjentom z mutacją bramkującą genu CFTR 

Mocne 
strony 

• wnioskowana technologia wpływa na poprawę zdrowia pacjentów z analizowanej populacji [41], [160]; 
• wyniki modelowania, a także dostępne modele predykcyjne przeżycia całkowitego pacjentów z 

mukowiscydozą świadczą, że wnioskowana technologia może przedłużać życie pacjenta z analizowanej 
populacji [160]; 

• dostępne dowody naukowe potwierdzają wpływ wnioskowanej technologii na jakość życia [41]; 
• wnioskowaną technologię cechuje oparta na dowodach naukowych skuteczność kliniczna przy 

akceptowalnym poziomie bezpieczeństwa [41]; 
• spełnione kryteria świadczenia gwarantowanego; 
• wnioskowana technologia z dużym prawdopodobieństwem jest tańsza od obecnie refundowanych 

leków sierocych stosowanych w leczeniu bezpośrednich skutków defektów genetycznych wśród 
pacjentów z chorobami rzadkimi [160], 

• wnioskowana technologia cechuje się takim samym, jeżeli nie istotnie niższym, inkrementalnym 
współczynnikiem kosztów-użyteczności co obecnie refundowane w Polsce technologie stosowane w 
leczeniu bezpośrednich skutków defektów genetycznych wśród pacjentów z chorobami rzadkimi [160], 

• wnioskowana technologia cechuje się korzystniejszym stosunkiem maksymalnego rocznego kosztu 
stosowania do liczby pacjentów z populacji docelowej od technologii stosowanych w leczeniu 
bezpośrednich skutków defektów genetycznych wśród pacjentów z chorobami rzadkimi w Polsce [160]; 

• jedyny lek zarejestrowany w analizowanym wskazaniu [40];  
• jedyne postępowanie wycelowane w bezpośrednie skutki defektu genetycznego pacjentów z chorobą 

rzadką [40] 
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9. Dyskusja 
10. Wnioski końcowe 

 

 

Słabe 
strony 

• wyższe od przyjętego progu inkrementalne współczynniki kosztów-efektywności i kosztów-użyteczności 
z perspektywy płatnika publicznego, perspektywy wspólnej i perspektywy społecznej w odniesieniu do 
schematu „placebo” (sama standardowa terapia) [160]; 

• wymagane dodatkowe nakłady finansowe płatnika publicznego 

Szanse 

• brak sprzeczności z aktualnie obowiązującymi regulacjami prawnymi; 
• brak konieczności dokonania zmian w prawie/przepisach; 
• finansowanie zgodne z prawem pacjenta do świadczeń gwarantowanych; 
• zapewnienie równego dostępu do świadczeń gwarantowanych; 
• zwiększenie poziomu satysfakcji świadczeniobiorców z otrzymanej opieki medycznej ze względu na 

udostępnienie pacjentowi skutecznego produktu; 
• niezaspokojone dotychczas potrzeby pacjentów z chorobą rzadką; 
• utrzymanie dyscypliny finansowej wynikającej z wdrożenia programu lekowego; 

Zagrożenia nie zidentyfikowano 

 

 

10. WNIOSKI KOŃCOWE  

 
Wyniki przeprowadzonej analizy wpływu na budżet wskazują, że podjęcie decyzji o finansowaniu 

produktu leczniczego Kalydeco® w ramach proponowanego programu lekowego spowoduje wzrost 

wydatków z budżetu płatnika publicznego przeznaczonego na refundację leków oraz wzrost 

całkowitych wydatków płatnika publicznego. 

 

 

 

 
  

 

 

 

 

 

 

 
 

 

 

 

Wykazano, że za finansowaniem ze środków publicznych produktu Kalydeco® stosowanego w leczeniu 

mukowiscydozy wśród pacjentów z mutacjami bramkującymi genu CFTR, przemawiają aspekty 

zdrowotne, aspekty etyczne oraz aspekty społeczne. 
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11. OCENA ZAPOTRZEBOWANIA NA ANALIZĘ RACJONALIZACYJNĄ 

 

Zgodnie z zapisami ustawy o refundacji [30] uzasadnienie wniosku o objęcie refundacją i ustalenie 

urzędowej ceny zbytu leku zawiera analizę racjonalizacyjną jedynie w przypadku, gdy analiza wpływu 

na budżet podmiotu zobowiązanego do finansowania świadczeń ze środków publicznych wykazuje 

wzrost kosztów refundacji. 

 

Wyniki przeprowadzonej przez Centrum HTA Sp. z o.o. Sp. k. Analizy wpływu na budżet świadczą, iż 

finansowanie ze środków publicznych stosowania wnioskowanej technologii wymagać będzie 
dodatkowych nakładów finansowych podmiotu zobowiązanego do finansowania świadczeń ze środków 

publicznych (por. rozdział 3.) w zakresie budżetu przeznaczonego na refundacje leków a także przy 

uwzględnieniu łącznych wydatków z budżetu przeznaczonego na realizację świadczeń medycznych 

wśród pacjentów z analizowanej populacji.  

 
Tym samym uznano, że istnieje konieczność przeprowadzenia analizy racjonalizacyjnej – analizę 

racjonalizacyjną przedstawiono w osobnym dokumencie. 

 

 

12. PROGNOZA PRZEKROCZENIA BUDŻETU NA REFUNDACJĘ LEKÓW 

 

Zgodnie z komunikatem DEF NFZ z 8 stycznia 2013 roku, do końca listopada 2012 roku wykonano 

78,02% całkowitego budżetu płatnika publicznego przeznaczonego na refundację. Nie są dostępne 
informacje na temat wykonania całkowitego budżetu na refundację w 2012 roku, jednak 

przeprowadzając prostą ekstrapolację ww. danych można uznać, że w 2012 roku wykonano około 

85% całkowitego budżetu na refundację (78,02% x 12/11). 

 

Na podstawie komunikatu DEF NFZ z 7 stycznia 2014 roku ustalono, że do końca listopada 2013 roku 

stopień wykonania całkowitego budżetu na refundację w 2013 roku wyniósł 79,39%.  

Przeprowadzając ekstrapolację dostępnych danych ustalono, że do końca 2013 roku wykonane zostało 

około 86% całkowitego budżetu na refundację (79,39% x 12/11). Oznacza to, że do końca 2013 roku 
z 10 901 083 tys. PLN przeznaczonych na refundację niewykorzystanych zostało około 1,5 miliarda 

PLN. 

 

Na podstawie komunikatu DEF NFZ z 12 listopada 2014 roku ustalono, że do końca września 2014 

roku stopień wykonania całkowitego budżetu na refundację w bieżącym roku wyniósł 68,77%. 
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12. Prognoza przekroczenia budżetu na refundację 

 

 
Ekstrapolując na cały rok, można oszacować, że w 2014 roku stopień wykonania całkowitego budżetu 

na refundację nie przekroczy 92% (68,77% x 12/9).   

 

Na podstawie przedstawionych informacji w ramach niniejszej analizy nie przeprowadzono oceny 
potencjalnego udziału produktu leczniczego Kalydeco® w kwocie przekroczenia budżetu płatnika 

publicznego przeznaczonego na refundację leków w horyzoncie niniejszej analizy. 

Wydaje się wysoce prawdopodobne zdarzenie, że Wnioskodawca nie będzie uczestniczył w kwocie 

przekroczenia budżetu płatnika publicznego przeznaczonego na refundację leków. 
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Informacja o Centrum HTA 

www.centrumhta.com 

 

Centrum HTA Sp. z o.o. Sp. k. jest profesjonalnym ośrodkiem analitycznym, zajmującym się oceną 

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

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

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

Medycznych (HTA). 
 

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

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

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

międzyczasie z kilkunastoma firmami farmaceutycznymi i realizując dla nich ponad 350 projektów.  

 

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

konkurencyjne ceny. Gwarantujemy wykonanie zleceń zgodnie z wymogami wiarygodności: w 
przypadku analiz efektywności klinicznej, analiz farmakoekonomicznych oraz analiz wpływu na system 

ochrony zdrowia zgodnie z aktualnymi Wytycznymi Agencji Oceny Technologii Medycznych 

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

 

 

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

• Charakterystyka segmentu rynku farmaceutycznego w Polsce, 

• Pełny raport HTA obejmujący: 
 analizę problemu decyzyjnego,  

 analizę efektywności klinicznej określonego preparatu w porównaniu z wybranymi 

komparatorami, 

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

wybranymi komparatorami, 

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

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

• Przegląd systematyczny dotyczący efektywności klinicznej wybranych substancji aktywnych w 

porównaniu z innymi alternatywnie stosowanymi lekami, 

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

publicznego w Polsce, niezależnie od raportu HTA. 
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