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Cel i zakres analiz

Celem niniejszej pracy jest uzupelnienie analizy ekonomicznej oraz analizy wplywu na system
ochrony zdrowia dia leku Nuwig® (simoktokog alfa) stosowanego w zapobisganiu krwawieniom u
pacjentow cierpigcych na hemofilie A o oszacowania z uwzglednieniem réinic pomiedzy populac)y
docelowy 1godng z wnlaskiem o objecle refundaciy | ustalenie urzedowe| ceny rbytu [populacja
goeddna 2 kryteriami wigezenia w obecnie obowigzujgoym programie lekowym B 15 Zapobieganie
krwawieniom u dzieci ¢ hemofilig & | B (ICD-10 D &6, D 671"] a populacjy zgodng z kryteriami
wlaczenia w uzgodnionym projekcie programu lekowego | Zapobieganie krwawieniom u pacjentdw
z hemofilig A do ukonczenia 26 roku fycia (ICD-10 D 66)",

Rainice pomiedzy obiema populacjami pacjentdw z hemofilig A dotycza wieku pacjentdw, ktdrzy
miogg uczestniczye w programie lekowym. Rozszerzenie populac)i z oséb do 18 r.Z. do osch do 26 .2,
nie wphywa na wynikl analizy klinicznej, poniewai w analizie kliniczne] uwzgledniono zardwno
badania kliniczne przeprowadzone w populacji dzied, jak rdwniei badania kliniczne dla populacji

dorostych | amalize wynikdw prieprowadzono w podgrupach, tam gdzie byt to maziiwe.

Uzgedniony program lekowy nie uwzglednia rdwnied widme] profilakiyki kreawden, jednak w
chowigiujgeym cbhecnie programie lekowym B.15 modul ten nie dotycry rekembinowanych VIl
czynnikaw krzepniecia minimum drugiej generaci, dlatego zmiana ta nie wplywa na wyniki raportu
HTA dla produktu Muwig®.

W tabeli poniiej przedstawiono zakres uzgodnionego programu lekowego dotyczacego zapobiegania
krwawieniom u osob do 26 roku Iyda |, Fapobieganie krwawieniom u pacjentdw z hemofilig A da
ukoriczenia 26 roku #ycia (ICD-10 DE6)"} oraz obecnego programu lekowego B.15  Zapobieganie
krwawieniom u dziec z hemofilig A1 B (ICD-10 D 66, D &7},
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Tabela 1. Program lekowy B.15 -  Zapobieganie krwawieniom u dzied r hemolilig A§ B (1CD-10 D 65, D 67"

Kwalfikac)l feiadcrenichiorcew do terapil pleraotne| [ wiienej
profiaktykl rawawien oraz leczenia hemafilil powikdana] nowa
powstatym kraigoym antykoagulantem dokonue Zespal
Koordymivjacy ds. kwalifikacji | wensfikacji leczenia w programie
zapohiegania krarawieniom u dzied z hemafilig & i B powotany praez
Prezesa Narodowego Funduszu 2drowia.

1. Modul plerwotne| profilakeyld kremwisn

L1 Pierwotna prafilaktyka krwawien v dries od 1 dria beein 2

zachawaniern cgglosd leczenia do ukonczenia 18 roku ycia, 2 cigiky

postady hemofilii & lub B, o paricmie aktywnosci coynnikow
krzepnigcia Wil lub I¥ rovwmym lub ponitej 1% podoma normalnego.

Substancis crynna finansowana w rarnach piervotne] prafilakiyk

krwawien — kancentraty asccrepachadmyeh (ludekich] ezynnikdw

krzepnigcia, edpewiednio, cryanika Vill lub ezyanika X araz
koncentraty rekombinowanega ciéynnika krzepaigda Vil pierwsze)

EErErag.

L2 Pierwotna profilaktyke kravawied nowazdiagrnotowanych deec

& cisbhyg postaciy hemolilii & i B, wezednie] nie lecoanych coymnikami

pigcrspachadny i ludzkimi).

Substancia czynna Fnansowana w rarnach pieryatne] profilakivki

krwavidsr — koncentraty rekombinowarych czymnikdw krrepniecia,

odpowsednie, coyrnika VI lub ceymaika D minimm dragisg
gererai.

1.3. Zapewnienle koncentratéw coynnikow krzepniscia,

odpowiadnic, czynria VI lub ezvmnika 00 dla deieci, u kidegch

konleczne |est zatorende centralnego dostepu Tyinegn:

1} dia grupy okreslons] w ust 1.1 = czynnid oscczopochodme
(ludzkie}, oraz koncentraty rekombinowanego coynnika
krzepniecia VIl plerwsae] gereradi;

21 dla grepy clreffone] w ust 12 = czvnnikl rekombinowans
minirmum drugie] generacli

2. Modud widenae| prafilaityki raasierd

1. Plerwoina profilshtyka kreawierni:
1) cogninik WYHI:

alcziacl do ukancenia @ roky bycla = 25 40 jednrestek
migdzynaradowych'kg m.c., 1-3 razy w tygodniu,

b diieci powyae] 2 rohu Iyda - 25-40 jednostek
migdzynaradowych/kg m.c., 2- 3 raey w tygadniu, z
rastrzeieniom, D¢ podawanie 2 razy w tygodniu
dotyczy drzinci dotychozas lecgomych 3 ragy w
tygadniu 2 dobrym efeidtem;

2) coynnik |X osacropochadny:

2550 jednostek misdzynarodowych/kg mc, 1-2 razy w
tygodniu, @ rastrzeieniem, ie podawanie 1 raz w
tygodniu dolycey dyec dotydhcas leczonyeh £ dabrym
efekiem.

3) expnnik ¥ rekombinawany:

30-80 jednostek _..._mnn_»___:n_.n;mu._.___:.ﬂ.______ﬁ muc., 1-2 razyw
typodniu, ¢ astrredeniam, te podiwanie 1 razw
tygodniu dotyeey diec dotycheras leczonypch & dabryrm
efektern

2. Wiorna profilsktyks krwawien:
1) crennik W1
] defeci do ukefczenia 2 roku bycia - 25- 40 jednostek
misdpyrerodoayehykg moe, 2-3 razy w tygedniu,
=} drigci powsybe) 1 roku Mpcis — 25-40 jednoatelk
miedynarodonyehykg frue., 3 rRry w ygsdniu:
2] coynnik Xz
25-50 |ednostek misdzynarodowych kg moc, 2 razy w
tygodniu,

3. W dzieci, u ktdrych kondeczna jast zalodenie
cantralnego dostgpu ivinege, mpeawnianis coynniica
Wil fub X do zablegu, wedtug schematu:

1) plerwsza doba & do M jednosiek

1. W ramach kwalifikac swiadozeniobioncy do wdziatu w programie, na
padstawie decyzf lekarza lckalnega lub regionalnego centrum leczenia
harmafilll, wykenuje sle nastqpajace badanla

1) badania przesiewowe:

a} czas krwawienia [metadg Copley'al,

B czas cgiciowe] trombeglastyry po aktywacgi {afTT),

c] czas protrombsincwy (PT),

d} czas trombinawy (TT):

2] wykonanie testu koretci osoczemn prawidiowymg;

3] ocena aktywnosd caynnikow krzepnieda |, Wi 1K, von ‘Willebrandsg
iVWIFRCo), W, XII;

ld] antygen caynniks van Willebeanda (V0FAg),

51 acena miana inkibftora coynndka W 01X U dgiedd upraednid
lecranych (test Bethesda 'w modyhkacii Nijmegen);

B wykonanie badan wirusodagiciryeh (w tym HOW PCR, HBY PCR);

71 mortalogia ke

W owigzku 2 realizaciy moduddw programu, inne niz wymlenlons w pki
1- 7 badania, =g wykonywanes na poditawie indywidualnych decyzji
Fespody Koordynujgcego ds, bwallfikazi | werylitac) leczenlaw
prograriée zapableganla krwawilenizem wdziesl z hemofilly A 18,
Regiansalne cantra leczenia hem ol 15 tobligewane do rapewnienia do
nich dostepa.

2. Meniterowanie lecrenia
2.1, Doena shutecanoscl leczenia
W raleinosci od oceny klinicanej naledy wykonac

1) RTG stawdw - nie coedcled nik raz w roku;
| USE stawrow - nie readzie] niz raz w raky;
q) MR - w razie trudnodci diagnostycznwch w ocenie Stwow.
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&L Wrorna profakivka kremw en jest prowadzona u dziecl od 1
dnda fvela do ukoiczenia 18 reku tycla, charych na hemofillg & ub B,
po wystapieniu wlewow do stawow.

Substancia ynna finansowana w ramach wiornaj profilaktyki
krwawian — kancantraty osoczopachadrych {ludzkich} coyninikaw
krzapnigcia, cdpowisdnio, caynnika Vil ub coynnika ¥, oraz
koncentraty rekombingwanago caynnika krzepnigoa Vil planssza)
pereraci.

23 2apewnienie koncentratow osoczapochodnych [Judzkich)
caynnikow krzepnigda, odoowiadnia, coynnika Wil lub coynnika X
dla dzieci, u ktdrych konieczne jest zalofenie centralnego dostgpu
Hflnego, ark: koroentratow rekombinaowanega coynnika krzepnigda
Wil piereisre) generacii.

5. Objgcie programem wyywobywanis tolerancji immunologicznej
wsrystkich pacpentow z hemofili powikiang nowopowstakym
krgigcym antykoagulantem (inhibitorem) [powyie] 5 B oraz o
mianie nizszym lub rownym 5 B.U. w preypadiu preetrsania
powyiej & miesigoy od momentu wykrycia ). Finanzowanie realizacji
wwolywania tolerancy immunalogicznej odbywa 58 popriez
realizacie stosawnych wda & padmiotarm odpowiedsialmmi.
Wiyrndig 2earcies preedmiotowych windw jest zapisywany w
specylikacil proetangawes].

krytera wigczenla do prredrmiotowego moduhs nowepowstaego
imhibftora u dzied do 18 roku 2ycia

1} paciend z hemofily powiidang nowopowstatyen krgdgoym
antyRaagulanterm (inhbitoram) (powyie] 5 B, oraz ¢ ridanse
nikezym lub rdwnym 5 B.U, w preypadku preetrwania inhibitora
powyie] B miesiecy] akwaificowanl na podstawie decyz)l
Zaspolu Koordynujacegse ds. kwalifikac)l | wendfikac)l leczenla w
programle Tapebiegania breawieniom u died 2 hemadilig A | B
paciend uprzednio  zabwalifikowani do  programu,  jedmak
stwigrdzenie cheonotcl inhibitora dotyczy okresu proveadzons)
profilakiy, ktéra miala migjsce po driu 15 stycania 2010,

2

Tkres swiaderenla paaraplowanage

migdynaradowych/kg m.c,, co & godzing

2] od drugle] do pigte] doby 30 do 5O jednostek
migdzynaradoaychd kg m.c., co 12 godzin;

i) sosta doba jednorazowso: 30 do 50 jednostek
migdzynaradowychkg moc;

4) dyiesigta doba (zdjqgcie soeow) jednorazoun: 30 do
20 jednostek migdzynarodoswychy/kg m.e,

Dawkowanie coynnika IX rekombinowanego: 30 dao 63
jednostek migdzynarcdowych/kg moc

Dtk owsanie konc=ntratéew crynnika krzspniscia u
pacjentow, u ktarych stwierdzona utrzymywanie sie
inhibitara w miani= panitej 5 B.U. oraz nieskutecinosc
leczenia w dotychozasowej dawce, mode rastac ustalone
indywidualnie przez Fespal Koordynujgoy ds. kwalifikacji
i veeryfikacji leczenia w programie zapobiegania
krerawieniorm u dzieci z hemofiig A B.

[2.2. W ramach monltorcwania lecoenla obowlgzkowes jest prowadzenis
refestru krwawien dla danego pacjenta oraz rejestracja danych
fwyrraganych w prograsmle do prowadzenia rejestru dia kaddego

pacjenta.

Badanria w monitarowaniu leczenia:

1] aminetransferaza alaninowa (AT oo naimnia| raz w roku;

21 aminctransferaza asparaginianowa (AspAT] co najmnlef raz w rokus;
abecrniosd preeciwelaf anty-HBs

abecnedd antygonu  HBs  {w  przypadke  braku  miana
zabedpieczajgcego priechuciad anty-HBS), u dodatnich proecivciada
anty-HEc | anty HBe, DRA HBY;

przeciwciata anty-HCY {raz w roky|, u dodatnich RNA HOY;
przeciwciata anpe-HWV {w uzasadnionych priypadiach), v dedatnich
RMA HIV;

USGE nacoyn w okolicy dojicia tyinego, nie rzadriej niz raz w roky;
badanie ogoine mocau,

2.3, Na podstawie decyzji lekarza lokalmega lub regionanego captrurm
leczenia hemofill mazliva jesk, w ramach monltorowania leczenla,
[wykananie nastepujgcych badark:

1] czas cpedciowe] tromboplastyny po akbywac (aPTT);

2] acena aktywnodel crynnikdw krzepnizcia VI § X (e hemedilii A S
crymnika VI, w hemafill B = copanika 18 w zalainoded od uﬁcﬁ

klinkczne] powyicsze badanie naledy wykonal W rame  br
skutecznosol mynmika w dotwchczasowe| dawce oraz w inn
uzasadnfonych sytvaclach (np. przed zablegaml | proceduram
Imwazyirpml b po zmianke produkiu leczniczege koncentrang
czynnika krzepniecia na inmy).

2.4, Denaczanie inhibitora:

1) do 15D prrstocred -
przetoczenlach;

21 powybel 150 preetoczen - oo 6 da 12 miesacy;

3 w romends zmiany produktu leczniczego koncentratu czynindkay
krzepniecla na inny;

ce 3 omiedigee |ub  po  kakdwch 104
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Tkres swiaderenla paaraplowanage

4, Kryteria wylgczenia 1] w praypadku  stwilerdzenla  braku  skutecznoscl  czvrnika  w
Stwlerdzenle abecnescl Inhdbitara {kratacege antykoagulaniu o dotychezasowe] dawce

mianie poayiej S B.U. oraz o mianie nizszym lub rownym S B0 w

preypadiu pregtrwania inhibitora powyie] & miasiqey), W praypadku niewykryeia inhibitora kolejne jega omactenia powinny

b wykonywane 2gocdnie ¢ powyisiym opisen.
(W praypadku wykrydia inhibitora kolejne jego oznaczenia powinny by
fykarwans oo miesige | molliwa jest xmisna czestot ol omaczanial

&, Kryteria zakoriczenia udzialuy w programis lub module programu
[dotyczy pravozyn, T powody ktorpch wiziad pacienta - uprzednio
rakwaalifikowanego - w przedmiotowym programie musi zostad

rakoniczonyl: Inhilbitara na podstaw e decyz|l lekarza reglonalnega centrum laczenia
1] stwierdzenie obecnascl nowo powstalego inhibitara (powyie] 5 hamafilii}.

B.U.) lub utrzymywanie sig inhibitora w mianie nizszym lub

_.n._...-.-._i.-._._ 5 B.U. preez _u_b.u._E [ _._.._mn.wmﬂn.__n 3. Maonltorowania programu
£} Winvieranie 18imky Syce. 1) Gramadzenie w dokumentsei medycmne] pacienta  danyehy

. dotyergeyah  monitarowania  lectenia 0 keddorarowe ki

B Olrlonts azis lncrisln w progranile . prredstawianie na tadenie kontrolerdw Marodowego Fundusay
Leczenie trwva do momentu ukonczenia 18 raku fycia lub do Zedremia.

mamenty podjecia preez lekarsa prowadigoago decyzji o wylgczeniu 3)

Uzupelnienie preez lekarta prowadzgcegs lub Zespdt Koordymu)
fwiadcreniobiorcy @ pragramu, tgodnie & kryteriami wylgceenia,

danych zawartvch w rejestrze (SMPT) dosteprym za parmo
aplikacji interretowe] udedtepnione] prez OW NFZ, nie rzadzie] nij
¢ 3 miedigoe orak na rakofczenie |ecIenia

3] Przekapywanie informadgi sprawordaweio-rozliczenéowych do NFZ
infarmacie przekazuje sie do NFZ w formie paplerawe] lub w formmis
elektreniczne], zgodnie 7 wymaganiami cpublikewanyml prieg
Marcdowy Fundusz Zdrowia.
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Kwalkfikac)i swiadcaenichiorcow do terapil piersotne|
profitakiyki keawewien ora: leczenia hemafilii powikians] nowa
poswstatyrn kratacym antykoagulantem dokonule Zegpdt
Kedrdyniujgcy ds lswalifiacii | weryfikacji leczenia w programie
Zapabiegania kiwawienisd o dzise 2 hamalilig A1 B[ programie
Zapablegania krwawlenlem u pacjentdw T hemofilig A do
ukofczenia 26 rody Eycia, powalany pree: Pregesa Narodowega
Funduszi Zdrowla.

1. Modul pisrwotne] profilaktyki kreawien

L L Pieswotns profilattyka Kiwawien powsziEagrnatovwanych
pacjentaw 2 clgiky postaciy hamofilll A wezednie] née leczonwch
exynnikami cdocio pachodoymi (ludekimd.

substancia czymna finansowana w rarmach pieraotne|
proflakivkl kbrvawien = kencentrat mkomblnewanegs caynnlka
Wil miniirurn |1 generaci.

L2, Tapewnlenie kencentratu rekombinowanego czynnika Vil
minirmum drugiej generacji dla pagentaw, u ktsrych konieczna
jeut zatakenie cantralmega dostepy byinaga,

2. Dbjgcie programam wyrwobywania tolerancji
immunologiczne| wszystkich pacjentéw z hemofilip powikiang
newapewstahym krgfgoym antykoagulantem [inhibitorem)
ipowyie) 5 |.B.fml. oraz o mianke nigszym hub réwnym 5
j-B.fml w proypadku proetrwania powybe] 6 missigoy od
mamanty wykrpecka),

Finansowanie realfzacji wywabpeania talerancy
imerunologiczne) cdbywa sle poprzez realizacie stasownych
umcw 2 padmiotami edpowisdzialrymi, Wemdg awarda

1, Mierwotna profilaktyks hrwawden:
& drieci do ukancienia 2 roky heia — 25- 40 jednostek
rdadzynarodowychfkg muoe, 1-3 razy w tygodniu,
pacjend powyie] 2 roku Bpcia do ukonezenia 26 o
kygia— 25-00 jedneatel misdrynaredawych/ig m.e., 2-
3 razy w tygedniy, 1 tastreatenlem, ie podawanie 2
razy w tygodniu dotycey pacjentaw dotychozas
feczonych 2 razy w tyvgedniu z dobrym efektem;

Cl

1. U pacjartiw, u kidrych honlecne jest zalozenis
centrabnego dostepu bdnego, Tapewnianie comnika Vil do
zahlegu, wedfug schamatu:

i1} pierwsia doba: 40 da 20 pednostek

e dzynaradoverchykg mee,, 0o B gedzing

od drughf do pigtej dobnys 30 do 50 jednostak
misdrynanadawychy) kg m.c., oo 12 padein;

s2dsta doba jedrorarows: 30 do 50 jednosteik
migdrmaredowych/kg mi.c.;

driesigia doba | adjec spwdw jednarazowa: 30 da 50
|ednastek mésdyynamadowychfkg m.c,

i

3

4

Dawkowanie koncentratdw coyninéka kreepnigeia u
pacjentdw, u ktdnych stwiardzono utrzymywanle sie
inhibitora w mianie ponite] & LB fmil oraz nieskutesnosd
|lecrania 'w dotychoiasowe] dawons, mode rostac ustalons
Iindywidualnie przez fespdt Koordynulgoy os. kwalifikac)i |
weryfikagi leczenia w programie zapobiegania
krwawieniom u dzied 2 harmafilia A1 B 1 programie
fapobiegania krwawlaniom u pagientéw z hemofilg & do
ukoncienia 26 roku Ivcia

Tabela 1, Uzgedniony prapekt programu lekowege - Zapobieganie krwawieniom u pacjentdw & hemolilig A do ukahceenla 26 roku byca (ICD-10 D 68)"

1.W ramach kwalifikacji swiadcrenicbéarcy do udzialy w programi
na podstewie decysji harze lakalnego lub regionalnega centrurm
laczania hemofill, wykonuje e nastepujace badania

1) badaria prresewawe:

a} eras krwawienia [melody Copley'a),

b czas caesclowe] tromboplastymy po schywa]l {2PTT),

c]  czas protrambinowy (FT)

d)  ezas troembinowy (TTh

wykonania testu korekdi osoczem prawidhowymg

acena aktywnodd exynnikdw krzepniaca 1, Vi, ven Willzbranda
{wWFRC), X1, XIi;

2
4

4)  antygen cognnika van Willebeanda [WWFAZ )

g4 acena miana inkibitara coynindka VIH u pacientdw uprzednio
baczarych (test Bethesda w modyfiac] Nijmegen);

G wykonanize badar wirasctagiczrveh (w tym HOWV PCR u HOW Ab
dodatnich, HEY PCR u HEsAg dodatnich, HBY PCE);

T marfalogha krei,

W oaviguid 2 reallzaciy modubdel progracmi, inne ni2 wyrsienione w pkt
1- T badania, = wykanywane na padstawie indyalduealrech decyzji
Zespalu Koordynujgeege ds. kwalifikac)i | wergdikaci leczenia w
programie zapobdeganta knwanwienkom u dzfecl s hemofiig A 1B |
pragramie Zapobisgania kryawisniom u pacjentow 1 hamafilig A do
ukoricaenia 26 roku Bycia

Regionalne centra leczenla hemefilll 53 zobligowans do zapewnlenia do
nich dostgpu.

2. Monitorowanie |eczenia

2.1, Gcena shutecznosicl leczania

W ozalebnosd od ooeny kliniczne) nabely wykonac:
1) RTG stawds - nba caeicie] ni rag w roku;
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Takres Cybaderenia pvaraninas e go

prsdmictoaych umdw Jest zapisywany w specyfikac)i

preetargowe] Krvberia wigczenia da prasdmictowegs madutu

newnpmysiategs inhikitera v dzlec do 26 roke pycla

1] pacjend 2 hemaofiliy powitiang nowopowstatym kragqoym
entykasgulantarm (inkibitaram) {powyle] 5|8 /ml orar o
miand nizszem lub rawnym 5 L8 Smd w preypadiu
przetraania inhibitora powylej & miesigey) makealifibowani
na podstawie decyz]l Tespolu Koardynujgoega da
kwalifikacjl | weryfikacji leczenia w programie zapabiegania
kravawieniom udziec 2 hermafilig & § B i programie
Zapablegania krawawieniom u padentds z hamofiig A do
ukonczenia 26 roku Eycia,

2] pecjend uprrednig 2akwalilikowani do programu, Ednak
stwierdrenie obecnascl inkhibitora dotyoy okresu
prowadzons] profdektyki. kdra miaks miejice pa dniu 15
stycenla 20107,

5, Kryteria wylgczenia

Stwierdzenie abecnodei inhibitara {kratgoago antykaagulaniu o
mianie pewyde] 5 LB ml oraz o mianle niszyrn ub rdwnym S
j.Bfml. w proypadiu przetrwania inhibitars powyis] B
rilesiacy].

4. Knyteria zakoficzenia udzialy w programie lub modula
programu [datycry prevesyn, & powadu drych udzied pacenta
- uprzednio rakwaifibpwanego - w przedmiotosyrn programie
mus zastac @akoncrany)
1] stwierdzenie phecnodo nowo pewstalego inhibitora
[powyie] 51.6./ml.) lub utrzyrpwanie sig inhibikora
W aianle nikezym lub rdwnym 5 LB Sml. preez panad
& mleslecy;

2)  USGE stawdw - nig rzadzie nid Az w roku;
5y NME - w razie trudnodei disgnostyczrych w oosnie stawdw.

2.2, W ramach monditerowania leczenia obowigtiows Jest prowadzenie

rejestru kmwawien dla danega pacjenta oraz rejestracja danych

wymagarych w pregramie do prowasdzenia rejestry dis kakdegs

pacianta.

Badania w manitoroeaniu lecieniac

1} aminctransferaza alaninowa (AIAT) oo nafmnia] raz w roki;

2y aminotransferaza asparaginiznowa (AspAT] co najmniej raz w
ok,

3y obecnofd preechwclat anty-Hes;

dy  obecnosc antygenu HBs (w prEypadkiu braku miana
zabezpieczalgeage preeciweiat anty-HBS), u dodatnich preeciwelala
anty-HBc i anty HEe, DA HEV:

5) prieciwdisla anty-HOW {raz w rokul, v dodatrich R& HCWY;

G} preeciwoiata anty-HIV (w uzazadniorych praypadkach), u dodatnich
RMA HiV;

71 USG pacoyh w okolicy dajloa byinegs, nie rzadiie] nik raz w rokuy;

By badanie cgéine mocau,

2.3, Na padstewie decysji lekarea lakaslnego lub regianaslnegs centrum
laczania mermofilll reakiwe jest, w ramah monitorcwania eczenia,
wykonanka nastgpujaeych badan:
1) czas ceedciowe] tromboplastymy po akilyweci (8PTT)
) ocenaakbypwnosl coynnika krzepnigcia VHI; w zalednascl
ad sytuaci klird=ne] powyisze badanie naledy wykonad w razie
braku skutecznosol czymnika w dobychezasowe| dawes oraz
w Innyeh wzasadnionvch sytuaclach inp. preed ablegami
i pracedurams inwakyjrymi lub pe misnie praduktu leeznicsage
kencentratu czynnika krzapnlecia na inny).

24, Qznaczania inhibitara;

Fraceswnia HTA 2015
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2] ukorczenie 26 roku fycia,

5. Ohreslenie czasu beczenia w programie
Leczenie triva do momentu uketczenia 26 raku Iycla lub
do momenty podjecia przez lekarza prowadzgoego decyzji
o wiytgcreniu dwisdczeniobioney & programu, Zgodaie

z kryteriami wylqczenia

batania pvaraninase e o

1)

7

k]

do 150 przetoczer - oo 3 miesigee lub po kakdych

10 prietoczaniach;

powyie] 150 przetoczen - ¢o & dao 12 miesgoy;

w momencie zmiany produktu kecmiczego koncentratu ceynnika
krzepniscia na inny;

w praypadky stwierdzenia braku skutecznoscl caymnika w
dotychezasowej dawee.

W oprzypadku niewykryda inhibitora kalejre jspo cznaczenia powinny
byc wykonywane zgodnie z powyiszym opisem.

W przypadku wykrycia inhibiters kolejne jege sznacaenia pawinny byd
wykomywane oo miesige (matlivwa jest mlana czestotliwescl ceznaczania
inhibitora na podstawie decyzji lekarza regionalnego centrum leczenia
e liki].

3. Monitorowania programu

Gromadzenie w dokurnentacji medyczne] pacjenta danych
datyczgopch moniterewania lecenia | kaddorapowe ich
przedstawianis na tqdanie kantrolerdw Marcdowego Funduszu
Zdrawia.

Uzupeltnlenle przez lekarza prowadracego lub Zespét Koordynujacy
danych rrwartych w rejastrze (SMMPT) dostepriym I8 pomiocy
aplikac)l imternatowe] udestepnione] preez OW NFZ, nie raadzie)
nii ¢ 3 miesigoe craz na rakenczenia leczenia,

Prrekaypwanie informacii spravwozdawcro-rogiczeniowych do NFZ:
informacje priekazuje sie do NFZ w formie paplerowe| lub w
formig slektronicznej, zgadnia z wymaganiami opublikowanymi
przez Marodowy Fundus: Zdrewia.

VWL pracewniaHTA pl




Sarwa | dnakn :

Proponowane warunki objecia refundacjg produktu leczniczego

Nuwiq®

Whiosek o objecie refundacjg | ustalenie urzedowsej ceny zbytu dia produktu leczniczego Nuwig®
zakladal, 7e lek ten zostanie objety refundaciy w ramach programu lekowego B.15 Zapobieganie
krvawieniom u dzlec @ hemofilla & | B [ICD-10 D &6, D 671", W toku postepowarda uzgodmiomns
projekt programu lekowego JZapobieganie krwvawieniom u pacientow ¢ hemofilig A do ukenczenia 26

roku #ycia {ICD-10 D &6}~

W Tabela 3 zestawiono ceny i proponowane warunki objecia refundaciy occenianego produktu

leczniczego Muwig®.

Refundowane checnie rekombinowane VIl czynniki krzepniecia, niezaleinie od generacji produktu
leczniczego, finansowane sa w obrebie grupy limitowej 1000.1, Foctor VIl coagulationis humanus
recombinate, Wnioskowane warunkl objecia refundacja produktu leczniczego Nuwiq™ nie zakladajq
ubworzenia odrebne] grupy Hmitowej, faklada sie, i@ produkt ten zostanie zakwalifikowany do
istniejace] prupy limitowej - grupa imitowa 1090, 1 Factor VI coogulationis humanus recombinale,

W ramach analizy zalodono rdwnied, i@ podstawa limitu finansowania w grupie limitowe] 1090,1

nie ulegnie zmianie po wprowadzeniu do refundac produktu leceniczego Nuwig®.

Tabela 4. Cena | proponowane warunki objgoia refundacjy ocen@anego produktu lecmiczego w ramach programu
lehowego , Zapobieganie krwawieniom u pacjentéw @ hemofilig & do ulkorficzenia 26 roku fycia (BCD-10 D 685)™

: ; Grupa . | Urzadows Ddplatnasd
ek = PORRSERY. | iows | Cika Bk ek

Nuwlg 250 Lm, 5609991211812
. ) 1090.1,
fiolka [z proszhiem) +
Nuwig 500 Lm. SSOSSSIZLEEY |3 ensuikostraykawka| 2007 VT
Huwiq 1000 .m. SO09991211536 “:_”:'Eb:;“:",!;:w humanus
1 1 .
Bluwig 2000 j.m. 5000991211843 recambinate
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3. Oszacowania w zwigzku z zachodzeniem okolicznosci, o ktérych

mowa w art. 13 ust. 3 Ustawy

W rwiazku 2 wwagami, i analiza przedstawia jedynie wartoscl wspdicoynnikéw CUR dla jedmej z
refundowamych technologii opcjonalnych, pomijajgc pozostate refundowane opcje terapeutyczne, w
ramach niniejsze] pracy, obok osztacowad dla produktu Advate [zaprezentowanych W analizie
eckonomicine|}, predstawiono rdwnie? oszacowania dla produktu Kogenate Bayver, Prredstawiona
rowniet dodatkows kalkulacje ceny rbytu netto wnioskowanej technologii, proy ktarej wspolcaynnik,
o ktdrym mowa w § 5 ust. 6 pkt 1, nie jest wyiszy od iadnego ze wspdlcoynnikdw, o ktérych mowa w
& 5 ust. 6 pkt 2 Rozporzadzenia (§ 5 ust. 6 pkt 3 Rozporzgdzenia).

Tabela 4. Osmoowanie ilorazu kosrtu stosowania technologii | wynikdw zdrowotnych uzyskanygch u pacjenta stosujgoego

o 3 = : 3 e : iy
.-:!: A s :': - - :I s g" 'rm 5 IH -5.’ I’ ET.-:;:ﬂ m H

it

Tabela 5 EKalkulacjfa ceny zhytu netto wnioskowane] technologii, prey ktdre] wspdlcognnik kosztdw | wymilodw
rdrowotnych nie jest wyiszy od fadnego e wspdizynnikdw cszacowanych w Tabela 4

# - CIM aszacawana w awiggku T @achodzeniem okeliconescl, o ktdrgch mowa woart, 13 ust, 2 Ustawy

o o P ) P L EELPEEER SEETRERTES ENERTTE SEETEErres TR
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4.1.

4.2

Zmiana zalozen przyjetych w analizach

Masa ciata pacjentow

Mima rdinic w odniesieniu do wieku pacjentdw pomisdzy populaciy decelows zgodng @ wnicskiem o
objecie refundacjy | wstalenie urzedowej ceny zbhytu |populacia zpodna 2 krgteriami wigczenia w
obecnie obowigzujgoym programie lekowym B.15 ,Zapobieganie krwawieniom u drieci = hemaofilig A
B (ICD-10 D &6, D &7)") a populacig zpodna z kryteriami wiacrenia w uzpodnionym projekcie
programu lekowega | Zapohieganie krwawieniom u pacjentdw 2 hemaofiliz A do ukonczenia 26 roku
iycia (ICD-10 D 66}, w ramach niniejszej pracy zatoiono brak zmian w przyjetej wartosci sredniej
masy clafa osdb wiczonych do programu lekowego 22 wegledu na to, i nowodiagnozowan! pacjenc
majsq pastawicne rozponanie w o wieku kilku lat. Szacuje sle, 1} polawa choryeh diagnazowana jest w
wieku ponizej 2 roku byca, Ze wegledu na preyjety horyzont czasowy analiz, zaloienia dotycigoe
drednie) masy dala chorych wigczonyeh do programu nie ulegng zmianie,

Koszty leczenia hemofilii A w ramach programu lekowego z zastosowaniem

rekombinowanych FVIII minimum drugiej generacji

W ramach niniejszej pracy przvjeto, iZ wysokosc kosztow takich jak: koszt kwalifikaci i wenyfikaci
leczenia w programie lekowym, koszt diagnostyki w programie lekowym oraz koszt podania czynnika
krzepniecia w ramach programu lekowego, jest taka sama w priypadiku uzgodnicnego programu

lekowego, jak rdwniei obecnie chaowigzujacego programu lekowego B, 15,

Zgodnie @ akivalnie obowigzujgorm wykazem lekdw refundowanych araz programem lekowym
JLapobieganie krwawieniom u dzied @ hemofilig & § B (ICD-10 D&6, DBT)" wysokosd limitu
finansowania ze srodkow publicznych za 1 j.m. rekombinowanych VI caynnikow krzepriecia wynosi
30391 2. Cena burtowa brutte / 1 jm. FVIIl Kogenate Bayer™ 1000 j.m., kbdra wyznacza limit
finansowania w grupie limitowej 1090.1, jest najniiszg ¢ cen hurtowych brutto J 1 jm.
rekombinowanych PVl W ramach analizy zatoiono, iz podstawa limitu finansowania w grupie

limitowej 1090, 1 nie ulegnie zmianie po wprowadzeniu do refundacji produktu leczniczego Nuwig®.

Pracocrwnia HTA 2015
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4.3.

4.3.1.

14

Populacja

Populacja docelowa wskazana we wniosku

W ozwiazky 2 uwagami, 2 cszacowana roczna liczebnodd populacl docelowsj, wikazana we wniosku
uwiglednia jedynie diied, poderas gdy proponowany uvigodniony program lekowy Zapobieganie
krwawieniom u pacjentow 2 hemofili & do ukonczenia 26 roku Zycia (ICD-10 D &6} uwzglednia
pacientdw do 26 roku ivcia, a takie uwagami, ie szacunki [oparte na danych Narodowego Centrum
Krwi} odnoszg sie do pacjentow z hemofilig A ogdlnie, podczas gdy proponowany program lekowy
uwirpglednia pacjentdw @ cietky postacig hermofilii A oraz Ze opis szacowania wislkodcl te] populaci
jest nieprecyzyiny | nie umoiliwia dokladne] weryfikac]i oszacowane] wartedcl, a takie to, ie dane
dotyczgce akresdw kwartalnych sg bez komentarza prrencszong na wartoscl roczne | nie ocdniesiono
sig do kwestllh podzialu populac)l pomiedzy wnioskowany a obowigzujqcy program lekoesy B15,

penitel prredstawiono odpowied? na powyisze zastrzedenia,

W przeprowadronych analizach, zgodnie 2 wnicskiem o objede refundacjg | ustalenie urzedowej ceny
bytu produktu Muwig®, zaloiono, e lek ten bedzie refundowany w ramach programu lekowego
B.15. W toku postepowania uzgodniony zostal natomiast projekt nowego programu lekowego dia
pacjentaw 7 hemofiliz A. Mimo rozszerzenia przedzialu wiekowego w uzgodnionym programie
lekowym w pordgwnaniu do programu lekowego B.15 podstawowe zaloienia dotycrace populaci
docelowe] nie zmienig sig, poniewaz w ramach niniejsze] pracy zaloiono, e do nowego programu
lekowego bedy kwallfilkowad sie pacjencl w wieku do kilku lat. Keyterium wigczenia w uzgodnionym
programie lekewym jest nowoadiagnozowana cleika postad hemofilii A, u os0b weozednie| nie
leczonyeh caynnikami osoczopochodnymi [ludekimi], Zaloiono, fe populacie docelowy dia produktu
Muwig stanowig nowozdiagnozowani chorzy z cieiky postacig hemofilii &, nie leczeni czynnikami
osoczopochodnymi. Ma podstawie protokolow ze spotkania Crlonkdw Zespolu Koordynujgoego ds.
kewalifikacii | weryfikacji leczenia w programie zapobiegania krwawieniom u dzieci ¢ hemofilig A7 B
oszacowano, ie frednio 25 pacjentow rocznie jest kwalitikowanych do programuo B 15, Uwzpledniajgc
udzial hemofilli A | B w populacji pacjentow z hemaotili ogalem, osracowano, i rocznie do programu
jest  kwalifikowanych 21 pacjentdw 7 hemofili A Zgodnie 2z opinia eksperta wiekszoss
noworazpoznanych chorych leczona jest koncentratami rekombinowanymi czynnika Vil 21 generac)l,

jednak kilkoro delecl rocznie mode rozpoczgc terapie innymi Vil caynnikami krzepniecia, diatege I

ey e wizgledu a kryteria wiaczenia

do programu B 15 wszystkich _ cieiky postac hemofili A. Prazy szacowaniu populacji

ERLE e e P A P e L P A A TREE SLTEE TP anan s 0 S 0 e L R
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docelowej nie karzystano ¢ danych dotyczgopch okresdw kwartalnych, W niniejszej analizie zaloiono

dodatkowo, ie Zaden 2 pacjentdw leczonych obecnie w ramach obowigzujgcege programu lekowego
B.15 nie zostanie wigczony do uzgodnionego programu lekowego, poniewai kryterium wigczenia w
tym programie jest brak wozesnigjszego lecrenia czynnikami osoczopochodnymi, matomiast wszyscy
pacjenc kilkunastoletni leczeni obecnie w ramach programu B.15 byl lub 53 leczenl cxynnikami
asaczopochednymi  (rekombinowane VI czynnikl  krzepniecla s finansowane e Srodkdw
publicznyveh doplero od kilku lat),

Zatotenia odnosnie do wielkosc populacji, ktora wymaga zapewnienia koncentratow VIl coynnikow
krzepniecia u pacjentaw, u ktérych konieczne jest zalodenie centralnegzo dostepu iylnego, nie
zmienily sie. Populacja ta miesci sie w ogolnej liczbie pacjentdw z hemofilig A, ktdrzy mogg byc
leczeni rekombinowanymi FYHl minimum drugiej generacii w ramach uzgodnicnego programu
lekowego, dlatego catkowita roczna liczebnosc populacji docelowej w 2016 roku, oszacowana na
podstawie powyisoych zaloZen, wynosi najp-ra.wdnpu-duhniej- iTabela 6}

Tabela 6. Roczna liczebnods populac)i doce kowe|

4.3.2. Populacja, w ktdre] wnioskowana technologia bedzie stosowana przy zaloieniu, be MZ wyda
decyzje o objeciu refundacjy

_ wskazanych jako populacja docelowa (rozdziaf 4.3.1) stanowi rownoczesnie populacje,
w ktdre] wnioskowana technologia bedzie stosowana przy zatofeniu, 28 ME wyda decyzje o objeciu
refurdaciy.

Tak jak aszacowano w rozdziale powyie], rocanie teraple rekombinoeanymi PV minimum drugie|

generacyl rozpoczyna _ pacientow (paciend z cigtka postacia choroby). Pao
podjeciu pozytywne] decyz)i odnofnie finansowania e drodkdw publicervch leku simoktokeg alfa
(Muwig®) od 1stycznia 2016 roku w ramach urgadnicnego programu lekowego, roczna liczebnost

populacji, w ktdrej simoktokog alfa bedzie stosowany zaleied bedzie od jego udzialu w rynku, jednak

nie bedzie wyisza nii_ w 2016 roku oraz _w 2017 roku.

Pracownia HT& 2015 15



4.3.3. Wielkoic populaci | warfanty populacyjne priyjete w analizie

16

Kaidego roku do programu lekowego kwalifikowanych bedzie - z tego polowa w wieku do

ukonczenia 2 roku fycia (skaza krwotoczna ujawnia sie zazwyczaj na preefomie 1§ 2. r.2).

Zatoienia odnoénie liczebnodc pacjentow, ktdrzy beda leczeni rekombinowanymi FVIIL minimum
drugiej generacfi w poszczegdlnych latach wplhywajg na wyniki analizy wphyeu na budiet, diatega
parametr ten uwigledniona w analizie wradliwedcd, przyimulac, 12 wielked populacil leczonych delec
w ramach programu lekowege bedzie wynosic minimalnie _ w latach 2016-2017
{scenariusz minimalny) oraz ||| KGR » o 2016 i 2007 (scenariusz maksymalny)
1+20% scenariusza $redniego). Privjeto tak szercki zakres zmiennosci ocenianego parametru,
by mac ocenic potencjalny wphyw niepewnosci jego oszacowania na uzyskiwane w analizie wyniki.

ITabela 7)

Tabela 7. Szacowana liczebnost populaci docelowej w latach 2046-2017 przyjgta w analizie

Aktualne roczne wydatki platnika publicznego ponoszone na leczenie

pacjentow z hemofilig A, w tym na refundacje ocenianej technologii

Mimo rainic w zakresie populac)l docelowej pacjentdw leczonych w ramach programu lekowega
B.15 a uigodnionego programu lekowego oszacowania dotyczgee aktualnyvch rocinych wipdatkaw
podmiotu zobowigzanege do finansowania swiadczen e srodkow publicznych, ponoszonych na
leczenie pacjentow w stanie klinicznym wskazanym we wniosku, z wyszcregtdnieniem skladowej
wydatkdw stanowigcej refundacje ceny wnioskowane] technologii nie ulegly zmianie. W analizie
zatoiono, fe pacienc niekwalifikujacy sie do programu lekowego, w tym chorzy powyiej 18 roku
ycla, nie otrzymujq coynnikdw krzepniecia.

e e B o A 0.1 S L 0
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4'5"

Rozpowszechnienie analizowanych technologii medycznych (udziat w rynku)

£ uwagl na to, fe po podjeciu porytywne| decyzjl cdnoinie do finansowania ze drodikdw publicanych

produkty leczniczego Nuwigq® produkt ten bedzie jedynym lekiem refundowanym w ramach
uzgodnionego programu lekowego, 2ataiono, fe lek ten obejmie caly populacie docelows.

Pracownia HTA 201%
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a.l.

5.2,

18

Zaktualizowane wyniki analizy ekonomicznej

Whyniki analizy minimalizacji kosztow

Lo wigledu na to, i faden @ parametrdw uwiglednionych w analizie ekonomicznej nie ulegh zmianie
lzmianie uleghy wylgcenie zalodenia dotyizgoe wielkedd populacji oraz udzialu W rynku preparatu
Muwig), wyniki analizy ekonomiczne] 2 uwzglednieniem uzgodnionego programu lekowego nie ulegly
fmianie w porownaniv do wynikow analizy zloionej razem z wnioskiem o objecie refundacig

i ustalenie urzedowej ceny zbytu produkiu Nuwig.

Eoszty inkrementalne rwigzane 7 podjeciermn porytywne| decyzjl dotyczgce] refundacii produktu

Nuwiq w katdym ze scenariuszy |
|

Zestawienie kosztow i konsekwencji

W tabeli poniiej przedstawiono rozszerzone restawienie kosztow oraz konsekwencji zdrowotnych
stosowania pordwrmywanych interwenci = Nuwig® wvs refundowane cbecnie rekombinowane FVII

milnirmum drugiej generacl z perspektyery platnika publicznego.

W oanalizie uwzglednions punkty koficowe dotyczgce skutecznodcl kliniczne| oraz berplecrerfstna
pordwnywanych interwencil na podstawie analizy klinicine] stanowigoe] credd raporty HTA dia
produktu Muwig, a takie na podstawie analizy klinicznej zloionej do wniosku o objecie refundacjg
produktu leczniczepo Recombinate - Zastosowanie preparatu Recombinate w leczeniu pacjentdw z

hemofilig typu A (zlecenie MZ do AOTM: 058/2012).

Tabela &, Zestawienie kosztdw | konsekwencji zdrowotnych dla pordwnania Muwig® vs refundowane cbecnie PN =2
generacii

0,97 do 4,38 0.8 0a34.38 0,99 do 9.9
epizedufpacientafrok | epizodu/pacientasrok | epizodu/ pacientalrok

90.5% do 100% brak badan 2% do 37.3%

P
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CRnam AT Ak

TR A Wy

H3.3% do 0, 1% 495% do 100% BEY dao 100%

BZ,4% do 100% BE% do 58% 75% do 100%
5E,5% 0% do 53% 0% dao 95%
0% da 9,1% 0% do 20,5% 0% da 26%
0% da 9,4% 0% do 1E,3% 3% do 5%
[ ] 110 671,96 110 671,56
[ ] 524 570,06 524 870,06
e £1 465,92 61 465,92
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6. Zaktualizowane wyniki analizy wplywu na budzet

Ze wigledu na zmiane zalofen dotyczacych wielkosc populacji docelowej poniiej przestawiono
zaktualizowane wyniki analizy wphrwu na budiet. Maleiy zazmaczyd, ii mimo zmian w odniesieniu da
wynikdw dotyczgoych wydatkdw calkowitych, weedatki inkrementalne platnika nie zmienity sie
|_ w kaidym z anmalizowanych scenariuszy, o ornacza, ie po wprowadzenlu do
refundacji produktu leciniczego Nuwig wydatkl platnika, w tym ptatnika publiczneg-::,_

W niniejszej pracy zalolono, ke po podjeciu pozytywnej decyzjl dotyczgos] finansowania re Srodkdw
publicenych produktu leczniczego Nuwig wsiyscy nowozdiagnozowani pacjenc z cieikg postacig
hemofilii A zostang wigczeni do leczenia w ramach uzgodnionego programu lekowego (scenariusz
nowy). W przypadku natomiast braku pozytywnej decyzji dotyczacej finansowania ze Srodkow
publicznych produktu lecaniczego Muwig wszyscy nowozdiagnozowani pacjenci z cieiks postacig
hemaofilil A 2ostang wigezeni do leczenia w ramach aktualnie cbowigzujacepa programu lekowego
B.15 i bedy leczeni rekombinowanymi Vil caynnikami krzepniecia co najmniej drugie] generacji
(scenarlusz aktualny). fe wigledu na to, e koszt wszystkich rekombinowanych VI czynnikow

krzepniecia 2 perspektywy platnika publicznegeo jest taki sam, wedatki platnika w obu scenariuszach

6.1. Wyniki dla poszczegdlnych wariantow analizy

6.1.1. Wariant najbardziej prawdopodobny

Tabela 3, Wikl BLA dla warlantu najbardzie] prawdopodobnega

S SO Y i i S Hate ERH e bpartowe i i i o e s S L

Whydatki calkowite [zf]

KOEET KWALIFIERC | WERYF KL

KOEET DIAGNOSTYE

EOSET PODANIA rekombinowanego VI caynnlka krzepnlecla

KOSZT rekambinowanego Vil czynnika krrepniscia
= w T wWynlatin ne refundociy produkiu Nowig
Wydatkl catkowite [z1]

KOEET KWALIFKACH NWERYR KA

e S o S A e
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S Hathgorie Bosriowe

ELEST [HAGMNOSETYES

KOSZT PODANLA rekembinawanaga VI coyninika krzegnigcia

EQSET rekombinowanego Vil czyninika krzepnigcia

- w T wadothl no refundocie produkta Nuwsdn

Wrdathl cathowine [)

KOSZT E'WALIFIKACI | WER'Y FIkaCH

KQSET DIAGNOETYE

KOSZT PODANLA rekombinawanego VIl coynnika krzepniecia

EQ5IT rekombincwanego VI cayninika krzepnigeia

- W bm wydedhd na refundecie produkiu Nuwag

B6.1.2. Wariant minimalny

Tabala 10. Wiymiki dla wariantu minimalnego

Stéﬂirfht.l i - - : Kn-'lt-p.;ﬁ'l"l: iﬁ-ﬁl:l:ﬁ-‘l:'l'i:

16T,

2087r.

Wydatki calkowite []

KOSET EWVALIFIKACH | WERY FIKALCH

KOSET DIAGNOSTYE

KOSET PODANLA rekembinawansgo Vi coyninika krzepnigcia

EQ5ZT rekormbinowanego VI ciynindka krzepnlecia

= W bm wydedhd na refundecie produktu NMuswig

Wdathi cathowite [21]

KOEET EWALIFKACI | WERYFIKALH

KOSIT HAGMNOSTYK

KOSET PODANIA rekombinowanago VI cayninlka krzepnlecia

KOSIT rekomibinowanaga VI czynnika krzepriecia

@ = wrtpm wdehki no refundocie prodikty Mueseag

Wirdathl cathoowite [24)

KOSZT E'WALIFIKACIN | WER'Y FIKA&CH

KOSET HAGNOSTYE

KOSIT PODANLA rekembinawanago VIl cxymnika krzepniecia

g EKQEZIT rekombinowanego Vil czyninika krzegnigcia
' - v tpm wedekl na refundogle prodikty Ml

e o P S o P P P L
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6.1.3. Wariant maksymalmy

Tabels 11. Wyniki dia wariantu maksymalnego

Wydatki catheraite [zf]

KOEET KWALIFIKAC | WERYF Kadl

KOSET DIAGNOSTYE

KOSZT PODAMLA rexambinowanege Vil czymnika krzepnigcia

KEQSZT rekombincwanege Vil czymnika krzepniacia

- i B WEaERT A0 refuri Gl Ao RTU NUWAT

Whydatki calkowite [zf]

KOSIT EWALIFKACI 1 WERYAKALH

KOEZET DIAGHNOSTYE

KOSZT PODANIA rekombincwanego Wi czymnika krzepnigcia

KQSZT rekarmbincwanego Vil czynnika krrepniacia

= w e wplatin’ ne refundocy produrty Mowig

Wiydatki calkowite [zf]

KOGET KWALIFIEACH P WERYR KATI

KOEET DIAGNOSTYE

EOAZT PODANIA mkombinowanege Vil yminika krzepnigcia

EOSIT rekarmbince anego VI czymnika kreapniecia

« w hym widatid ne refundocly produktu Muwig

6.2. Wyniki dla poszczegdInych scenariuszy z analiza wrazliwosci

Tabela 12. Wyniki dia scenarivsza 1

- wtym

Wiydatki calkowite [zf]

KOSTT EWALIFKACH | WERYAKALCH

KOSET DIAGNOSTYE

KOSZT PODANIA ekambincwanege VI coymnika krzepnigcia

KOSZT rekarmnbinewanego Wil czynnika krzepniacia

- w by wydatkl ne refundocy produkiu Mowig

wWydatki calkowite [zf]

KOGIT KWALIFKACH NWERYA KA

e S o S A e
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S Hathgorie Bosriowe

EQSST [HAGNOSTYE

KOSZT PODANLA rekembinawanaga VI coyninika krzegnigcia

EQSET rekombinowanego Vil czyninika krzepnigcia

- w T wadothl no refundocie produkta Nuwsdn

Wrdathl cathowine [)

KOSZT E'WALIFIKACI | WER'Y FIkaCH

KQSET DIAGNOETYE

KOSZT PODANLA rekombinawanego VIl coynnika krzepniecia

: @ EQ5IT rekombincwanego VI cayninika krzepnigeia

- W bm wydedhd na refundecie produkiu Nuwag

Tabala 13, Wiymiki dla scenariusza 2

(alepnrie RESrtane

el

2R

KOS2T EWALIFKACH | WERY FIKACH

KOSZT DIAGNOETYE

KOS2T PODANLA rekombinawanego Vil czyninika krzepnigoia

EQSZT rekombinowanego VI cayninlka krzepnilecia

=t wadethl na refundecie praduktu Nuadg

Wydatki calhowite []

KOSZT EWALIFIKACI | WER'Y FIKACH

KOSZT DIAGKNOETYE

KOSET PODANLA rekombinowanago VI coyninlka krzepnlecia

|
|
%
|

EQSIT rekormbinowanega VI czynnika krzepniecia

= Wt wydmki na refundoc)s produktu Nuwsdg

Wydathi calhowite [2)

KOSET K'WALIFIKACI | WER'Y FIK&CH

KOSET AGNOETYK

KOSEIT PODANIA rekembinowanago VIl coynnika krzepniecia

KOSIT rekambinowanage Vil ceyninika krzepniscia

%
|

- wohm waendotkl na refundecle produkty Nussdg

Tabela 14, Whymiki dia scenariusza 3

Wydathl cathowite [21)

o o o e o o P P Ao P
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KOEST EMWALIFEACH P WERYHEALI

KOGET DIAGNOSTYE

KOAFT PODANIA rekombinocwanego Wi czymnika krzepnigeia

EQSZIT rekarmbincwanego VI czymnika kreapniacia
- W wpdatiil ne refunclaclE produrtu Muwig

Wiydatki calkowite [zf]
KOGIT KWALIFKACH PWERYA KA

KOEZET DIAGHNOSTYE

ROSZT PODAMIA relprmbincwanege VIl czynnika krzepnigeia

KOSZT rekarmbinowanego Vil czyrnika krzepniscia
= W wpdatin ne refundocy produrty Nawig
Wydathkl cathowite [26]

KOSET KWALIFKACH NWERYRIKGAC

KOEET DIAGNOSTYE

EOSZT PODWMLA relzrbinowanego VI czynnika krzepnigcia

KOSZT rekombincwanego Vill czynnika kroepnigeia
- w T wydatil ne refundacs produkte Mowig

0

Tabels 15. Wyniki dla seenariusza 4

Wydatki catkenite [26)

KOEET KWALIFIKAC | WERYF Kl

KOEET DIAGNLDETYE

KOSLT PODAMIA rekambinowanege VI czymnika krzepnigcia

EQSZT rekombincwanege Vill czynnika krzepnigeia

- w by wolatkl ne refuncloce produktu Muwig

Wiydatki calkowite [zf]

KOSZT KWALIFIKAC | WERYR KaCl

KOEET DIAGNOSTYE

KOSZT PODAMILA rexambinowanege Vil czymnika krzepnigcia

KEQSEIT rekarmbinowanege Vil czynnika krzepnigcla
- W i vt o refunclaciE produRtu Muwig

Whydatki calkowite [zf]
KOEET EWALIFHKACH FWERYHKALI

KOEET DIAGNOSTYE

EQEET PODAMIA rekambinowanege VI caymnika krzepnigcla

KQSZT rekarmbincwanego VIl czynnika krrepniacia

e S o S A e
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S Hathgorie Bosriowe

= wripm wdmtkl na refundogie prodikta Musdg

Tabela 16, ‘Wyniki dia scenariusza 5

I nt-l-gm h.q:-:u't mw

Wdathl cathowite [

KOSET EWALIFKACI | WERYFIKACH

KOSZT HAGRNOETYE

KOSZT PODANLA rekombinawanago VI coyninika krzepniedia

KOSIT rekombinowanego VIl cayninika krzepniscia

= wohm widohk na refundecie procukty Mg

Windathi cathowine [H]

KOSET EWALIFIKALC | WER'Y FIKACH

KRSET HAGNUSTYE

é KOSZT PODANLA rekembinawanago VI ezyninika krzegniscia
% EQSET rekombinowanego Vill czynnika krzepnigcia

- W b wasdodkd na refundocie prooukty Nusdg

Wipdathi calhowite [21]

KLOSST EVVALIAEACI | WERYFIKALH

KQSZT DAGNOETYE

KOSZT PODANLA rekombinawanegs Vi coyninika krzepnigeia

EOSIT rekambinowanega VI czynnika krzepniscia

= b wadetkd no refundocie prodlukiu Nuadg

E
%

_—

Tabela 17. Whmniki dla scenariusza &

S

Widathi calhowite [21]

KEELT BEWALIFKACI | WERYFIKALH

KOSZIT DIAGKNOETYE

KOSZT PODANLA rekombinawanego Vil coyninika krzepnigcia

KOSIT rekomibinowanega VI czynnika krzephiecia

= wr tpm wydmhhi na refundoc)e produity Nuwig

Wydatki calkowite []

KOSET BE'WALIFIKACI | WER'Y FIKACH

R

KOSET HAGNOSETYE

KDSET PODANLA rekombinowanago VI caynnlka krzepnlecia

o o o e o o P P Ao P
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 Eatagiiria Kiintowe

KQSET rekambinowanege Vill czynnika krzspnigaclia

- w e wdkatkl ne refunolace produftu Muilg

Whydatki calkowite =)

KOSIT KEWALIFKAC | WERYRKACI

ROSET DIAGNOSTYE

KOSZT PODANIA rekombincwanege VI caymndka krzepnigcia

EQSIT reambingwanege VIl Czymniza krepnaacia
- ¢ By wedhatRl no refumolscrE produRtu Ny

Tabola 18. Wyniki dia sconarivsza 7

Seenarius Kategarie kasitows 201G F. 2017 r.

Wiydatki calkowite [zf]

EOEET KEWALIFEATIH P WERYHEATI

KOEET DIAGNOSTYE

KOSZT PODAMIA rekombinowanege Vill czymnika krzepnigcia

KOSIT rekarmbincwanege VIl czymnika kreepniecia
- w hT wpdatin ne refumdocly produkiu Mowig
Wydatkl calkowite [zf]

KOSIT KWALIFIKAC | WERYRIKACH

KOEET DIAGNOSTYE

KOSIT PODAMLA rekambinowanege VI czymnika krzepnigcia

KOSZIT rekaombinowanego Vil ciynnika krreapniscia
- w b wdatil no refuncdaciy predulty Mowlg
Wydatkl cathowite |f]

KOEET KWALIFKACH PWERYR KA

KOGET DIAGNLIETYE

KOSZT PODANIA rexambinowanege VI ceymnika krzepnigcia

KOS2T rekombincwanego Vil czymnika krzepnigeia

- w by wpdatkl no refuncace produbtu Muwilg

Tabela 19. Wyniki dia scenariusza &

Wydatki catkenaite [z6)
KOEZT EWALIFIEAC VWERYR EALCH

KOGET DIAGNOSTYE

e S o S A e
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| Entijorie kosTiovwe

KOSET PODANLA rekombinowanago Vi coyninika krzepniacia

EQSIT rekarmbinowanego VI czynnika krzepnigcla

= wr tpm wydehhd no refundocie produkto Nuwig

Wydathl cathowite [2)

KOSET BE'WALIFIEACI | WER'Y FIKALH

KOSET DHAGNOSETYE

KOSET PODANIA rekembinowanago VI coyninika krzegniecia

KOSET rekombinowanego VIl ceyninika krzepniscia

= w tpm wydothd na refundec)y produity Muwig

Whrdatki catihowite [#)

KOSZT EWALIFIKACIN | WER'Y FIKACH

EQSET [HAGMOSTYE

|
|

KOSZT PODANLA rekembinawanago VIl exymnika krzegniecia

EQSET rekombinowanego Vil coyninika krzepnigcia

- W Tpm wadotkl no refundocie proouktu Nusdg
S

Tabela 20. Whmiki dla scenariusza 9

e eees

Windathi cathowine [#]

KOS2T EWALIFKALCI | WER'YFIKACH

KQSZT DIAGNOETYE

KOSZT PODANLA rekombinawanaga VI exyninika krzepniscia

EO5ET rekombinowanego VIl coyninlka krzepnigcia

S

- W Tpm wadothil no refundocie produktu Nusdn

Wydatki calkowite [4)

KOSET EVVALIAEKACIH | WERY FIKALH

KOSET CIAGNOETYE

KOSZT PODANIA rekombinawanego Vil cxyninika krzepnigoia

EOSZT rekarmbinowanego VI ceynindka krzepniecia

- W bm wydedld na refundecie produkiu Nuwag

Wipdathi calhowite [21]

KOSET EWALIFKACI | WERYFIKALCH

e S

KOSZT HAGMNOETYE

KOSET PODANLA rekombinowanago Vi coyninika krzepniecia

KOSIT rekombinowanega VI caynnika krzepniscia

= wrtpm wdmthl no refundogle prodikta Mesdg

S

o B A S
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Podsumowanie wynikéw analizy ekonomicznej i wptywu na budiet

oraz wnioski koricowe

Wyniki analizy ekonomicznej

Ma podstawie prregladu systematycznego preeprowadzonego w ramach analizy klinicznej wykazano
blordwnowainodl simoktokeg alfa | octocog alfa minimum drugie] generacli, Obie interwencie
rostaly dopuszezone do stosowania w tym samym wskazaniu — u pacjentdw 2 hemaofilig & nieraleinie

od wiaku,

W horyzoncie czasowym uwzglednionym w analizie, przy preyjeciu ustalonego limitu finansowania ze
srodkdw publicznyeh dla lekdw zakwalifikowanych do grupy limitowe] rekombinowanych VI
czynnikdw krzepniecia calkowity roczny koszt ponoszony na pierwotng profilaktyvke krwawien
u jednego pacjenta w wieku do ukonczenia 2 roku @ycia araz pacjenta w wieku powyie] 2 lat, a takie

kosat 2apewnienia czynnika krzepniecia u pacjentdw, u ktdrych koniecine |est zaloienie centralnegao

dostepu tyinego do zablegy [
L .|

Catkowity roczny kosit ponosiony na pierwotng profilaktyke krwawien u jednego pacjenta w wieku
do ukoncrenia 2 roku Iyca rostal oszacowany na poziomie 11067196 2 [ pacjenta
w tym 100 242,20 zf na FVIIL) 2 perspektywy platnika publicznego. Calkowity roczny koszt ponoszony
na pierwotng profilaktyke krwawien u jednego pacjienta w wieku powyzej 2 lat wynosi odpowiednio
524 B70,06 zt (w tym 513 036,23 21 na FVIIl), natomiast koszt zapewnienia czynnika krzepniecia
udzieci, u ktdrych kenieczne jest zaloienie centralnege destepu 2vinega do zablegu, wynosi
odpowiednio &1 465,92 &t (w tym 61 465,92 2t na FVII; 2atoiono, i lek jest podawany w ramach
hospitalizaci pwigzanej z zableglem, dlatego kosst podania leku wynosl 0,00 2}, Wyniki analizy
t perspektywy platnika za swiadcrenia adrowotne (platnik publiceny oraz swiadcreniohiorca) sq takie

same jak wyniki analizy 2 perspektywy platnika publicznego.

Wszystkie analizowane koszty _ dla platnika publicenego przy

zaloieniu takiej same| skutecznosci | bezpiecrenstwa pordwnywanych interwencji, a takie przy
zalozeniu, iZ platnik publiczny ponosi wylgcznie koszty lekdw do ustalone) wysokosci limitu

fimansowania dla grupy lmitowe] 10490, 1,

Po podjeciu pozybywne] decyzli MEZ o objeciu refundaciy produktu leczniczego Muwiq® zwiskszy sie
wylgcenie potencjalna liczha oferowanych pacjentowl opeji terapeutycznych, jedmak na realfng
dostepnodt koncentratdw FVYIIL majg wplyw roztrzygniecia zamdwien publiczrych prowadzonych
prier Zaklad Zamowien PFublicznych priy Ministrze Zdrowia dotycigoych realizaci  dostawy

koncentratu ceynnika krzepniecia VIIL

e S o S A e
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Ze wigledu na to, ii koszty pordwnywanych technologii za 1 j.m. produktu 53 2 perspektywy platnika

publicznego takie same | rowne limitowi finansowania 2a 1 jm, produktu okreslonemu dla

rekombinowanych FVIll, progowa cena zbytu netto _

Prognozowano wielkosc populacji lecronej preparotem Nuwig w romach uzgodnionege programu
lekowego

Progrozowana wielkodd populacli paclentdw z hemaofilig A, ktdroy w danym roku bedy leczen
produktem Nuwig w praypadiu podiecla poryboane| decyzfi o refundacji tego produktu leczniczego
w ocenianym wskazaniu w ramach urgodnionego programu lekowego wynosic bedzie w wariancie
najardziej prawdopodobnym _ w 2016 i 2017 roku. Dla scemariusza
minimalnego populagji liczebnoesid ta bedzie wynosic odpowiednio _ w 2016 i 2017
roku, natomiast dla scenariusza maksymalnego populacji cdpowiednio _ w 2016 |
2017 roku.

Wyniki gnolizy wphywu no budiet

Ze wzgledu na to, i, oceniana interwencja bedzie zakwalifikowana do istniejace] grupy limitowe], a
platnik ponosi wylgeznie koszt lekdw do ustalone) wysokodol limitu finansowania w grupie limitowe)
{w analizie zalotono, it wysokosd limite finansowania nie zmieni sie po wprowadzeniu do refundacji
produktu leczniczego Nuwiq®), bez wegledu na przyjete wartosci parametrow wejsciowych wydatki

platnika publicznego w kaidym ze scenariuszy mowych _ wiydatkom platnika publicznego

w scenariuszach aktualnych [wydatki inkrementalne _|. _
|
Wyniki analizy 2 perspekbywy  platnfka ra  dwladeczenia zdrowotne {platnlk  publiczny  oraz

dwiladczeniobiorca) 53 takie same jak wynikl analizy 7 perspektywy ptatnika publicznega

Whioski kodcowe

W oanalizie wykazano, e podjecie przez MIZ pozytywne] decyzji o finansowaniu ze Srodkdw
publiccnych w ramach uwzgodnionego programu lekowego produktu lecznmiczego Muwig® .
_-nszr-u:'uw leczenla nowozdliagnozowanego pacjenta 7 hemofilig A, ktdry nle byl
wiezednle| leczony czynndkami osoczopochodnymi, nlezaleinie od wskarania (plerwotna profilaktyka
krwawien oraz zapewnienle czynnika VIl do zabiegu) zardwna @ perspektywy platnika publicanegs,

jak i perspektywy platnika publicenego | Swiadczeniobiorey, Catkowite wydatki platnika publicznego

ponoszone na leczenie pacjentow w ocenianym stanie klinicznym _

o e e P 1 o P 0 S P P P A P
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Spis tabel
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