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Indeks akroniméw wykorzystywanych w opracowaniu

Akronim Interpretacja (peina nazwa)

AOTMIT Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

ang. Budget Impact Analysis;

e Analiza wptywu na budzet

a ang. Confidence Interval;
Przedziat ufnosci
ang. Hereditary tyrosinamia type I

HT-1 A .
dziedziczna tyrozynemia typu I
ang. lower confidence interval;

LCI - . 7.
Dolna granica przedziatu ufnosci

PBO placebo (w niniejszej analizie, jako brak sama dieta ograniczajaca pozycie tyrozyny i fenyloalaniny —
naturalny przebieg choroby)

PICO ang. Population, Intervention, Comparison, Outcome;

Populacja, interwencja, poréwnanie, wynik

podmiot zobowigzany do finansowania $wiadczen medycznych ze Srodkéw publicznych (Narodowy

szl BNy Fundusz Zdrowia)

ang. upper confidence interval;

el Gorna granica przedziatu ufnosci

ang. World Health Organization,

Bl Swiatowa Organizacja Zdrowia
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Kluczowe informacje z analizy

Przeprowadzona analiza pozwolita ocenic wplyw na system ochrony zdrowia w Polsce podjecia decyzji
dotyczacej finansowania ze Srodkdw publicznych stosowania produktu Orfadin® (nityzynon) w leczeniu dziedzicznej

tyrozynemii typu I w ramach programu lekowego w warunkach polskich. Zatozono

docelowego) z naktadami finansowymi pfatnika publicznego i $wiadczeniobiorcow ponoszonymi w trakcie realizacji
proponowanego programu lekowego ,Leczenie dziedzicznej tyrozynemii typu I (HT-1) nityzynonem”.

Majac na uwadze uwzglednienie wytaczenie realnych scenariuszy dotyczacych finansowania nityzynonu ze $rodkow
publicznych w analizie wplywu na budzet nie uwzgledniono scenariusza zaktadajgcego brak dostepu pacjentow z
analizowanej populacji do wnioskowanej technologii. Wnioskowana technologia uwzglednia stosowanie leku sierocego w

chorobie ultrarzadkiej wsrdd pacjentéw gtéwnie z populacji pediatrycznej. Nie istniejg opcjonalne schematy terapeutyczne
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-Wyniki analizy wrazliwosci rozpatrujacej opcjonalne zrodta informacji oraz testujacej wplyw newralgicznych zatozen

$wiadczg, ze realizacji proponowanego programu lekowego dla produktu leczniczego Orfadin® bedg towarzyszy¢

Wykazano, ze za finansowaniem ze $rodkow publicznych produktu Orfadin® stosowanego w leczeniu dziedzicznej

tyrozynemii typu I wérdd pacjentéw z analizowanej populacji przemawiajg aspekty etyczne oraz aspekty spoteczne.
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tyrozyny i fenyloalaniny w leczeniu pacjentdw z potwierdzong diagnoza dziedzicznej tyrozynemii typu I w

warunkach polskich.

Streszczenie

Cel analizy
Celem analizy jest ocena wptywu na system ochrony zdrowia podjecia decyzji o finansowaniu ze $rodkéw publicznych w ramach

programu lekowego ,” stosowania produktu leczniczego Orfadin® w leczeniu dziedzicznej tyrozynemii typu I, w latach 2015 -
2017.

Metody przeprowadzenia analizy

Zgodnie z wymogami Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji (AOTMiT) sprecyzowano kontekst kliniczny niniejszego
etapu oceny technologii medycznych. Schemat PICO (ang. population, intervention, comparison, outcome; populacja, interwencja,
poréwnanie, wynik [osobno: efekt zdrowotny okreslony na podstawie badan klinicznych i punkt korncowy analizy wptywu na
budzet]) [1] niniejszej analizy przedstawia sie nastepujaco:

e  populacje stanowig pacjenci z potwierdzong diagnozg dziedzicznej tyrozynemii typu I (P),

e  whnioskowang technologig jest stosowanie produktu leczniczego Orfadin® (nityzynon) razem z dieta ograniczajacg spozycie
tyrozyny i fenyloalaniny w leczeniu dziedzicznej tyrozynemii typu I wérdd pacjentéw z analizowanej populagji (I),

e do grona opcjonalnych technologii stosowanych w ramach istniejacej praktyki zakwalifikowano placebo (naturalny przebieg
choroby), rozumiane jako sama dieta ograniczajaca spozycie tyrozyny i fenyloalaniny (C), jednak ze wzgledu na
uwzglednienie wytaczenie realnych scenariuszy dotyczacych finansowania nityzynonu ze $rodkéw publicznych w analizie
wplywu na budzet, nie uwzgledniono scenariusza zaktadajacego brak dostepu pacjentdow z analizowanej populacji do
whnioskowanej technologii (poréwnano wytacznie scenariusz zaktadajacy proponowany sposob finansowania ocenianej
technologii z istniejgcg praktykg — stosowanie nityzynonu w ramach importu docelowego, ktora bedzie zastepowana w
przypadku realizacji proponowanego sposobu refundacji wnioskowanej technologii),

. w opracowaniu nie uwzgledniono efektéw zdrowotnych (0), poniewaz w ramach poréwnywanych scenariuszy uwzgledniono
stosowanie nityzynonu (Orfadin®) wobec czego nie obserwowano rdznic w efektach zdrowotnych

. wyniki niniejszej analizy wptywu na budzet zaprezentowano w ujeciu wszystkich pacjentéw w stanie klinicznym wskazanym
we whiosku pod postacig: wielko$¢ populacji pacjentdw, o ktdrych mowa w §6 ust 1 i 2 rozporzadzenia [34], aktualnych
wydatkdw na leczenie pacjentdw z analizowanej populacji (dane estymowane dla 2014 roku) oraz prognozowanych

wydatkdéw na lata 2015 — 2017, zgodnie z zapisami Rozporzadzenia Ministra Zdrowia [34] (por. rozdziat 2.4.).

Obecnie produkt lecznicy Orfadin® refundowany jest na indywidualny wniosek i sprowadzany w trybie importu docelowego.
Swedish Orphan Biovitrum Sp. z 0.0. wnioskuje o utworzenie programu lekowego uwzgledniajgcego wszystkich pacjentéw z
dziedziczng tyrozynemia typu I poddawanych terapii nityzynonem w chwili obecnej. W ramach analizy zatozono finansowanie
produktu leczniczego Orfadin® w programie lekowym ,Leczenie dziedzicznej tyrozynemii typu I (HT-1) nityzynonem”.

Zatozono wpisanie wnioskowanej technologii lekowej do Wykazu refundowanych produktow leczniczych stosowanych w
programach lekowych 1 listopada 2015 roku.

Zatozono, ze Orfadin® w analizowanym programie lekowym bedzie finansowany ze srodkéw publicznych w ramach oddzielnej

grupy limitowej (brak spetnienia warunkéw, o ktdrych mowa w art. 15 ust. 2. Ustawy z dnia 12 maja 2011 roku - -

W ramach analizy poréwnano naktady finansowe z perspektywy pfatnika publicznego (podmiotu zobowigzanego do finansowania
$wiadczen medycznych) oraz z perspektywy Swiadczeniobiorcow ponoszone w ramach opieki nad pacjentami z analizowanej

populacji w przypadku braku finansowania ze Srodkdw publicznych wnioskowanej technologii w ramach programu lekowego




Streszczenie

(,scenariusz istniejgcy”) oraz wysoko$¢ tych naktadéow w sytuacji finansowania ze $rodkdw publicznych produktu Orfadin® w
ramach proponowanego programu lekowego ,Leczenie dziedzicznej tyrozynemii typu I (HT-1) nityzynonem” (,,nowy scenariusz”).
Zakfadana réznica pomiedzy rozwazanymi scenariuszami to inny sposob finansowania wnioskowanej technologii. Nie rozwazono

sytuacji braku dostepu do produktu leczniczego Orfadin® wsrdd pacjentéw z analizowanej populacii.

Przy ocenie kosztéw i wielkosci populacji wykorzystano opublikowane informacje, a w przypadku ich braku — opinie ekspertéw
(wyniki badania kwestionariuszowego), informacje uzyskane z Departamentu Gospodarki Lekami Ministerstwa Zdrowia [109] oraz
informacje dostarczone przez Zamawiajacego.

Przy ocenie kosztéw jednostkowych uwzgledniono informacje z aktualnego Obwieszczenie Ministra Zdrowia [39] i informacje z
aktualnych zarzadzen Prezesa NFZ [46], [48], [49], [50], [51], [54], [71].

Analize wptywu na budzet przeprowadzono z uwzglednieniem wynikdéw przegladu systematycznego medycznych baz danych
przygotowanego przez Centrum HTA Sp. z 0.0. Sp. k.[41].
Przy ocenie rocznych wydatkdw z budzety ptatnika publicznego i portfeli $wiadczeniobiorcdw, w ramach niniejszej analizy wptywu

na budzet uwzgledniono dane wej$ciowe modelu decyzyjnego szczegdétowo opisanego na etapie Analizy ekonomicznej [107].

Przeprowadzona analiza wptywu na budzet zgodna jest z Wytycznymi AOTMIT dla przeprowadzenia ocen technologii lekowych [1]

oraz spefnia minimalne wymagania Ministra Zdrowia przedstawione w rozporzadzeniu [34].

Wyniki analizy
W ramach przeprowadzonej analizy wptywu na budzet ustalono, ze wydatki z budzetu ptatnika publicznego przeznaczone na
refundacje produktu Orfadin® stosowanego w leczeniu dziedzicznej tyrozynemii typu I przy uwzglednieniu rozpatrywanego

sposobu refundacji (program lekowy od 1 listopada 2015 r., osobna grupa limitowa) wyniosg:

Wyniki przeprowadzonej analizy wptywu na budzet wskazujg, ze realizacja scenariusza nowego zwigzana z finansowaniem
ocenianej technologii medycznej ze $rodkdw publicznych na rozpatrywanych zasadach bedzie zwigzana z oszczednosciami

zaréwno z perspektywy ptatnika publicznego jak i perspektywy $wiadczeniobiorcow.
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warunkach polskich.

Wyniki analizy wrazliwosci rozpatrujgcej opcjonalne zrddta informacji oraz testujacej wptyw newralgicznych zatozen $wiadcza, ze
realizacja proponowanego programu lekowego dla produktu leczniczego Orfadin® bedzie zwigzana z oszczednosciami dla ptatnika

publicznego w maksymalnym zakresie:

Przedstawione wyniki analizy wrazliwosci oraz wyniki analizy $wiadczace o najwyzszym wptywie na inkrementalne zmiany
wydatkéw z budzetu kategorii kosztu refundacji lekéw nityzynonu $wiadczg, iz przy maksymalnych cenach urzedowych na leki
stosowane w ramach programu lekowego estymowane w ramach niniejszej analizy oszczednosci z wysokim

prawdopodobienstwem bedg obserwowane w praktyce.

Ograniczenia

Przy braku dokfadnych indywidualnych danych poszczegdlnych pacjentéw z dziedziczng tyrozynemia typu I leczonych nityzynonem
w chwili obecnej w Polsce, zakres wydatkow z budzetu ptatnika publicznego i portfeli $wiadczeniobiorcow okreslono z
wykorzystaniem wynikéw zagregowanych okreslonych w ramach badania kwestionariuszowego lub modeli matematycznych

oszacowanych na podstawie dostepnych danych.

Whioski
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1. Cel analizy wptywu na system ochrony zdrowia

Celem analizy jest ocena wptywu na system ochrony zdrowia podjecia decyzji o finansowaniu ze Srodkéw
publicznych stosowania produktu leczniczego Orfadin® w leczeniu dziedzicznej tyrozynemii typu w

ramach programu lekowego poczawszy od 1 listopada 2015 roku do korica 2017 roku.

Oceniono konsekwencje finansowe dla ptatnika publicznego i $wiadczeniobiorcow wpisania
wnioskowanej technologii do Katalogu lekéw refundowanych stosowanych w programach lekowych,
umozliwiajgcego stosowanie ocenianego produktu w ramach programu lekowego ,Leczenie dziedzicznej

tyrozynemii typu I (HT-1) nityzynonem”.
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warunkach polskich.

2.

Metody przeprowadzenia analizy wptywu na budzet

Przeprowadzona analiza pozwoli oceni¢ wptyw na system ochrony zdrowia w Polsce podjecia decyzji

dotyczacej finansowania ze Srodkow publicznych leczenia dziedzicznej tyrozynemii typu I z

wykorzystaniem preparatu leczniczego Orfadin® (nityzynon), w ramach programu lekowego.

Zgodnie z wymogami Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji (AOTMIT) sprecyzowano

kontekst kliniczny niniejszego etapu oceny technologii medycznych. Schemat PICO (ang. population,

intervention, comparison, outcome; populacja, interwencja, poréwnanie, wynik [osobno: efekt

zdrowotny okreslony na podstawie badan klinicznych i punkt koncowy analizy wptywu na budzet]) [1]

niniejszej analizy przedstawia sie nastepujgco:

populacje stanowig pacjenci z potwierdzong diagnozg dziedzicznej tyrozynemii typu I (P),
wnioskowang technologig jest stosowanie produktu leczniczego Orfadin® (nityzynon) razem z dietg
ograniczajgcq spozycie tyrozyny i fenyloalaniny w leczeniu dziedzicznej tyrozynemii typu I wérdd
pacjentow z analizowanej populacji (I),

do grona opcjonalnych technologii stosowanych w ramach istniejgcej praktyki zakwalifikowano
placebo (naturalny przebieg choroby), rozumiane jako sama dieta ograniczajgca spozycie tyrozyny
i fenyloalaniny (C), jednak ze wzgledu na uwzglednienie wytgczenie realnych scenariuszy
dotyczacych finansowania nityzynonu ze $rodkéw publicznych w analizie wptywu na budzet, nie
uwzgledniono scenariusza zakfadajacego brak dostepu pacjentéw z analizowanej populacji do
wnioskowanej technologii (poréwnano wytgcznie scenariusz zakladajacy proponowany sposob
finansowania ocenianej technologii z istniejgcg praktykg — stosowanie nityzynonu w ramach
importu docelowego, ktéra bedzie zastepowana w przypadku realizacji proponowanego sposobu
refundacji wnioskowanej technologii),

w opracowaniu nie uwzgledniono efektéw zdrowotnych (0), poniewaz w ramach poréwnywanych
scenariuszy uwzgledniono stosowanie nityzynonu (Orfadin®) wobec czego nie obserwowano rdznic
w efektach zdrowotnych

wyniki niniejszej analizy wptywu na budzet zaprezentowano w ujeciu wszystkich pacjentéw w stanie
klinicznym wskazanym we wniosku pod postacig: wielko$¢ populacji pacjentéw, o ktérych mowa w
86 ust 1 i 2 rozporzadzenia [34], aktualnych wydatkéw na leczenie pacjentéw z analizowanej
populacji (dane estymowane dla 2014 roku) oraz prognozowanych wydatkéw na lata 2015 — 2017,

zgodnie z zapisami Rozporzadzenia Ministra Zdrowia [34] (por. rozdziat 2.4.).

W ramach analizy poréwnano naktady finansowe z perspektywy ptatnika publicznego (podmiotu

zobowigzanego do finansowania $wiadczen medycznych) oraz z perspektywy S$wiadczeniobiorcow
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ponoszone w ramach opieki nad pacjentami z analizowanej populacji w przypadku braku finansowania
ze Srodkdw publicznych wnioskowanej technologii w ramach programu lekowego (,,scenariusz
istniejacy”; import docelowy) oraz wysoko$¢ tych naktadéow w sytuacji finansowania ze S$rodkdéw
publicznych produktu leczniczego Orfadin® w ramach proponowanego programu lekowego ,Leczenie

dziedzicznej tyrozynemii typu I (HT-1) nityzynonem” (,,nowy scenariusz”; por. rozdziat 2.4.).

W ramach analizy wptywu na budzet uwzgledniono trzy scenariusze oceny zakresu wptywu refundaciji
ocenianego produktu na budzet ptatnika publicznego i portfele $wiadczeniobiorcow: scenariusz
najbardziej prawdopodobny, scenariusz minimalny, scenariusz maksymalny. Przy ocenie
skrajnych scenariuszy uwzgledniono maksymalny zakres niepewno$ci parametrow wpltywajacych na
wielko$¢ populacji docelowej jak i parametréw zwigzanych z pozostatymi aspektami leczenia dziedzicznej

tyrozynemii typu I (dawka nityzynonu, zmiana wagi ciata pacjentow).

Analize wptywu na budzet przeprowadzono z uwzglednieniem wynikdw przegladu systematycznego
medycznych baz danych przygotowanego przez Centrum HTA Sp. z 0.0. Sp. k.[41]. Przy ocenie rocznych
wydatkéw z budzetu ptatnika publicznego i portfeli Swiadczeniobiorcow, w ramach niniejszej analizy
wptywu na budzet wykorzystano dane wejsciowe modelu decyzyjnego szczegdétowo opisane na etapie

Analizy ekonomicznej [107].

W niniejszej analizie wykorzystano ogodlnie akceptowalne metody biostatystyczne i epidemiologiczne.
Przy wyborze metod biostatystycznych i epidemiologicznych wykorzystanych w niniejszym opracowaniu

uwzgledniono referencyjne publikacje naukowe oraz opracowania ksigzkowe: [1]-[22], [106].

Przeprowadzona analiza wplywu na system ochrony zdrowia decyzji dotyczacej finansowania
wnioskowanej technologii ze Srodkéw publicznych zgodna jest z Wytycznymi AOTMIT dla
przeprowadzenia ocen technologii lekowych [1] oraz spetnia minimalne wymagania Ministra Zdrowia

przedstawione w rozporzadzeniu [34].

2.1. Oceniana technologia i sposob jej finansowania

Whnioskowang technologie stanowi stosowanie produktu leczniczego Orfadin® (nityzynon) w leczeniu

dziedzicznej tyrozynemii typu I.

—
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Szczegotowe informacje na temat wnioskowanej technologii zamieszczono w Analizie problemu

decyzyjnego [40] oraz Analizie ekonomicznej [107].

Firma Swedish Orphan Biovitrum Sp. z 0.0. wnioskuje o objecie refundacjg i ustalenie urzedowej ceny
zbytu dla produktu leczniczego Orfadin®, w nastepujacych prezentacjach:

e opakowanie 60 kapsutek po 2 mg nityzynonu (EAN: 5909990214754),

e opakowanie 60 kapsutek po 5 mg nityzynonu (EAN: 5909990214761),

e opakowanie 60 kapsutek po 10 mg nityzynonu (EAN: 5909990214778).

Proponowany sposéb refundacji obejmuje utworzenie i realizacje programu lekowego ,Leczenie
dziedzicznej tyrozynemii typu I (HT-1) nityzynonem” z wpisaniem wszystkim ww. prezentacji produktu
leczniczego Orfadin® do nowej grupy limitowej w czesci B Wykazu refundowanych lekdw, srodkow
spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych (B. Leki dostepne w

ramach programu lekowego).

Zgodnie z Ustawg z dnia 12 maja 2011 roku o refundacji lekow [26] programem lekowym okresla sie
program zdrowotny w rozumieniu przepisow ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 roku o $wiadczeniach opieki
zdrowotnej finansowanych ze $rodkéw publicznych obejmujgcy technologie lekowa, w ktdrej substancja
czynna nie jest sktadowg kosztowg innych Swiadczen gwarantowanych lub $rodek spozywczy
specjalnego przeznaczenia zywieniowego, ktory nie jest skladowg kosztowg innych $wiadczen
gwarantowanych w rozumieniu tej ustawy.

Program zdrowotny wedlug ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 roku rozumiany jest jako zespot
zaplanowanych i zamierzonych dziatan z zakresu opieki zdrowotnej ocenianych jako skuteczne,
bezpieczne i uzasadnione, umozliwiajgcych w okre$lonym terminie osiggniecie zatozonych celdw,
polegajacych na wykrywaniu i zrealizowaniu okreslonych potrzeb zdrowotnych oraz poprawy stanu
zdrowia okreslonej grupy $wiadczeniobiorcéw, finansowany ze $rodkdw publicznych [25].

Obecnie produkt leczniczy Orfadin® stosowany we wnioskowanym wskazaniu nie jest sktadowa
kosztowa $wiadczen gwarantowanych — import docelowy wnioskowanego produktu leczniczego zostanie
zaniechany w przypadku wpisania preparatow nityzynonu do Wykazu refundowanych lekéw, srodkow

spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobdw medycznych.
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Finansowanie w ramach programu lekowego, ze $cisle okreslonymi kryteriami wigczenia i wytgczenia z

programu lekowego, gwarantowatoby stosowanie produktu leczniczego Orfadin® jedynie u pacjentow

wymagajacych podawania rzeczonego produktu, ograniczajgc tym samym prawdopodobienstwo

stosowania poza rozwazanym wskazaniem, jak i zwiekszajgc dostepnos¢ wnioskowanej technologii

lekowej dla pacjenta w odniesieniu do aktualnej gdy preparat nityzynonu sprowadzany jest w ramach

importu docelowego i refundowany na podstawie indywidualnego wniosku, co stwarza zagrozenie dla

Zycia pacjenta z analizowanej populacji w przypadku braku ciggtosci w dostepie do leku.

Za uwzglednieniem osobnej grupy limitowej dla wnioskowanego produktu leczniczego przemawiaja

przede wszystkim nastepujgce aspekty:

e brak finansowania ze $rodkéw publicznych lekdw w analizowanym wskazaniu i tym samym brak
grup limitowych, do ktérych mozliwe byloby wtgczenie wnioskowanej technologii [39],

e produkt leczniczy Orfadin® posiada status leku sierocego,

e nie istniejg obecnie zadne alternatywne schematy farmakoterapii dziedzicznej tyrozynemii typu I,

e dziedziczna tyrozynemia typu I jest chorobg ultrarzadka,

e nityzynon musi by¢ podawany do codziennie do konca zycie lub do momentu przeprowadzenia
przeszczepu watroby,

e nityzynon stosowany jest rowniez wsrod pacjentdw z populacji pediatrycznej.

2.2. Perspektywa analizy

Analizowany problem decyzyjny obejmuje wpisanie ocenianej technologii lekowej do czesci B Wykazu
refundowanych lekéw, $rodkdw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow

medycznych z zamiarem jego wykorzystania w ramach programu lekowego (por. rozdziat 2.1.).

Przedstawiony sposdb finansowania nie uwzglednia wspotptacenia $wiadczeniobiorcy za oceniany
produkt, zgodnie z art. 14 ust 1 pkt 1 ustawy o refundacji [26].
Obecnie (kwiecien 2015 roku) produkt leczniczy Orfadin® wydawany jest pacjentowi po uiszczeniu

opfaty ryczattowej, zgodnie z art. 39 ust. 1 ustawy o refundacji [26].

Majac powyzsze na uwadze, zgodnie z Wytycznymi dla przeprowadzania ocen technologii medycznych
opublikowanymi przez AOTMIT [1], niniejsza analiza wplywu na budzet zostala przeprowadzona z
perspektywy pfatnika publicznego (podmiotu zobowigzanego do finansowania $wiadczen ze $rodkow
publicznych: Minister Zdrowia i/albo Narodowy Fundusz Zdrowia) oraz $wiadczeniobiorcy (ze wzgledu

na wspotptacenie w scenariuszu istniejgcym).
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2.3. Horyzont czasowy analizy

W analizie wptywu na budzet dokonuje sie oceny wptywu danej technologii medycznej na jednoroczny
budzet opieki zdrowotnej w czasie kilku lat nastepujgcych po podjeciu decyzji o finansowaniu ze Srodkow
publicznych nowej technologii, zazwyczaj do ustalenia sie rGwnowagi na rynku lub co najmniej w ciggu
pierwszych 2 lat od daty rozpoczecia finansowania danej technologii medycznej ze srodkéw publicznych
[1].

Punkt poczatkowy niniejszej analizy obejmuje zastosowanie ocenianego produktu w analizowanym
wskazaniu wsrdd pacjentéw z analizowanej populacji pierwszego dnia miesigca obowigzywania decyzji
Ministra Zdrowia o finansowaniu ocenianej technologii ze Srodkéw publicznych na proponowanych
zasadach; punkt poczatkowy analizy zostat ustalony na pierwszy dzien listopada 2015 roku.

Majac na uwadze dtugos¢ okresu oceny wniosku refundacyjnego przez AOTMIT [26] oraz niepewng
dtugos¢ okresu pomiedzy zakonczeniem oceny wniosku przez AOTMIT i podjeciem negocjacji cenowych
przez Ministerstwo Zdrowia i wnioskodawce, przyjete co najmniej kilku miesieczne przesuniecie
momentu finansowania wnioskowanej technologii lekowej ze $rodkéw publicznych (nie zdefiniowano

doktadnego momentu podjecia decyzji refundacyjnej) wydaje sie uzasadnione.

Tym samym w ramach analizy wptywu na budzet dotyczacej stosowania produktu Orfadin® w ramach
proponowanego programu lekowego przeprowadzono symulacje wysokosci naktadéw z jednorocznego
budzetu ptatnika publicznego oraz ocene konsekwencji finansowych dla kolejnych lat obserwacji w
odniesieniu do poréwnywanych ze sobg mozliwych scenariuszy (,scenariusz nowy” vs ,scenariusz
istniejgcy”) — oceniono wptyw na budzet finansowania ocenianej technologii lekowej w okresie od 1
listopada 2013 roku do konca 2015 roku, prezentujac wydatki z budzetu ptatnika publicznego lub portfeli
$wiadczeniobiorcow w odniesieniu do petnych lat horyzontu czasowego analizy, tj. od 2015 do 2017

roku.

Majac na uwadze, iz pordbwnywane scenariusze rdznig sie jedynie sposobem finansowania wnioskowanej
technologii przyjety horyzont 2 lat i 2 miesiecy jest wystarczajacy do osiggniecia stabilizacji rynku.
Obecnos¢ wnioskowanego preparatu na rynku polskim (import docelowy) spowoduje, iz wprowadzenie
proponowanego programu lekowego bedzie skutkowato momentalnym wigczeniem wszystkich

pacjentdw z analizowanej populacji do rzeczonego programu.
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2.4. Scenariusze porownywane i punkty koncowe analizy

W ramach analizy poréwnano naktady finansowe z perspektywy ptatnika publicznego i z perspektywy
$wiadczeniobiorcow ponoszone w ramach opieki nad pacjentami z analizowanej populacji w przypadku
braku finansowania ze $rodkéw publicznych ocenianej technologii lekowej w ramach programu
lekowego (,,scenariusz istniejgcy”; utrzymanie status guo) oraz wysokoS¢ tych nakladow w sytuacji

finansowania ze $rodkéw publicznych wnioskowanej technologii (,nowy scenariusz”).

Obecnie (kwiecien 2015 roku) produkt leczniczy Orfadin® dostepny jest w Polsce na zasadach importu
docelowego opisanych w art. 4 ustawy z dnia 6 wrzesnia 2001 r. - Prawo farmaceutyczne.

Realizacja programu lekowego ,Leczenie dziedzicznej tyrozynemii typu I (HT-1) nityzynonem” bedzie
zwigzana z wpisaniem produktu leczniczego Orfadin® do Wykazu refundowanych lekéw, $rodkéw

spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych.

Przy ocenie efektywnosci klinicznej wnioskowanej technologii [41] oraz przy ocenie zasadnosci jej
finansowania [107] uwzgledniono hipotetyczny, historyczny komparator — schemat placebo (sama dieta
ograniczajgca spozycie tyrozyny i fenyloalaniny). Szczegdty dotyczace wyboru opcjonalnych technologii
przedstawiono w przeprowadzonej przez Centrum HTA Sp. z 0.0. Sp. k. Analizie problemu decyzyjnego
[40].

-. Whnioskowana technologia jest jedyng dostepng opcjg terapeutyczng wsrdd pacjentow z
dziedziczng tyrozynemia typu I.

Majgc powyzsze aspekty na uwadze, zakres rdznic pomiedzy porownywanymi scenariuszami (nowy vs.
istniejgcy) uwarunkowany bedzie wytgcznie réznym sposobem finansowania wnioskowanej technologii
ze $rodkéw publicznych. Majac na uwadze uwzglednienie wytaczenie realnych scenariuszy dotyczacych

finansowania nityzynonu ze $rodkéw publicznych w analizie wptywu na budzet nie uwzgledniono
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scenariusza zakfadajagcego brak dostepu pacjentow z analizowanej populacji do wnioskowanej
technologii. Wnioskowana technologia uwzglednia stosowanie leku sierocego w chorobie ultrarzadkiej
wsrdd pacjentow réwniez z populacji pediatrycznej. Nie istniejg opcjonalne schematy terapeutyczne
wsrdd pacjentéw z dziedziczng tyrozynemiag typu I.

W przypadku sprowadzania leku w trybie importu docelowego marza hurtowa wynosi 10% zgodnie z
art. 7 ust. 7 ustawy o refundacji [26], natomiast marza detaliczna wynosi 100% marzy detalicznej
obliczonej z wykorzystaniem algorytmu przystawionego w art. 7 ust. 4 ustawy o refundacji [26]
(algorytmu charakterystycznego dla lekéw refundowanych w ramach Wykazu). Preparaty sprowadzone
w trybie importu docelowego refundowane sg na indywidualny wniosek lekarza; limit finansowania w
tym trybie ustalany jest na poziomie ceny detalicznej (import odbywa sie poprzez apteki), a lek
wydawany jest pacjentowi po uiszczeniu opfaty ryczattowej zgodnie z art. 39. ust. 1 Ustawy o refundacji

(3,20 PLN za opakowanie jednostkowe niezawierajgce wiecej niz 30 DDD) [26].

Przy proponowanych warunkach refundacji (por. rozdziat 2.1.) zastosowanie bedzie miata ustawowa,
maksymalna marza hurtowa (5%); limit finansowania bedzie ustalony na poziomie ceny hurtowej brutto
poszczegdlnych prezentacji produktu Orfadin® (por. informacje przedstawione w Analizie wptywu na
budzet [40]).

Zgodnie z art. 14 ust. 1, pkt 1 Ustawy o refundacji nityzynon stosowany w programie lekowym bedzie

bezptatny dla $wiadczeniobiorcy [26].

Realizacja programu lekowego zwigzana jest z rozliczaniem S$wiadczen medycznych z zakresu:
diagnostyki w programie zdrowotnym (zdefiniowanej w ramach Katalogu ryczattow za diagnostyke w
programach lekowych), podania/wydania substancji czynnych i/albo przeprowadzenia badan

kontrolnych ($wiadczenia pobytowe lub porady w trybie ambulatoryjnym definiowane w ramach

Katalogu $wiadczen i zakresow - leczenie szpitalne - programy lekowe). [ EEGNGNGEGEGEGE
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2.4. Scenariusze pordwnywane i punkty kofcowe analizy

Z powodu uwzglednienia zuzycia odrebnych $wiadczen medycznych w ramach poréwnywanych
scenariuszy, w ramach analizy podstawowej wystepowaC bedg nieistotne rdznice z koszcie
monitorowania stanu pacjenta. Z tego powodu w ramach analizy wrazliwosci testowano wptyw na wyniki
uwzglednienia jednakowego koszt monitorowania w obydwu scenariuszach. Szczegdty dotyczace
estymacji kosztu opieki nad pacjentem z analizowanej populacji przedstawiono w rozdziale 3.7. Analizy

ekonomicznej [107].

Poréwnanie form finansowania poréwnywanych interwencji pomiedzy scenariuszami przedstawiono w

tabeli ponizej.

Tabela 1. Finansowanie Orfadin® w leczeniu dziedzicznej tyrozynemii typu I w ramach poréwnywanych
I ]

N
—_—__—_
~wmr-
——

scenariuszy.

Wyniki analizy wptywu na budzet przedstawiono w ujeciu wszystkich pacjentéw w stanie klinicznym

wskazanym we wniosku (pacjenci z dziedziczng tyrozynemia typu I).
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W ramach niniejszej analizy wptywu na system ochrony zdrowia przedstawiono:

wielko$¢ populacji, o ktdrych mowa w §6 ust 1 i 2 rozporzadzenia [34] (por. rozdziat 2.5.),
ilosciowg prognoze rocznych wydatkdw podmiotu zobowigzanego do finansowania $wiadczen ze
$rodkow publicznych, jakie bedg ponoszone na leczenie pacjentéw w stanie klinicznym wskazanym
we wniosku, z wyszczegolnieniem sktadowej wydatkéw stanowigcej refundacje ceny wnioskowanej
technologii, przy zatozeniu, ze minister wtasciwy do spraw zdrowia nie wyda decyzji o objeciu
refundacja, o ktorej mowa w art. 11 ust. 1 ustawy, zgodnie z §6 ust 4 rozporzadzenia [34]
(prognoza opisana jako ,scenariusz istniejgcy”),

ilosciowg prognoze rocznych wydatkdw podmiotu zobowigzanego do finansowania $wiadczen ze
$rodkéw publicznych, jakie bedg ponoszone na leczenie pacjentéw w stanie klinicznym wskazanym
we wniosku, z wyszczegolnieniem sktadowej wydatkow stanowigcej refundacje ceny wnioskowanej
technologii, przy zatozeniu, ze minister wtasciwy do spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu
refundacja, o ktorej mowa w art. 11 ust. 1 ustawy, zgodnie z §6 ust 5 rozporzadzenia [34]
(prognoza opisana jako ,,nowy scenariusz”),

oszacowania réznicy w w/w prognozach, zgodnie z §6 ust 6 rozporzadzenia [34],

zgodnie z §6 ust 7 rozporzadzenia [34] przedstawiono réwniez prognozy i réznice w ich wartosciach
dla dwaoch skrajnych scenariuszy wielkosci populacji docelowej (scenariusze opisane jako minimalny

i maksymalny).

W ramach niniejszej analizy przedstawiono réwniez oszacowania aktualnych rocznych wydatkéw

podmiotu zobowigzanego do finansowania $wiadczen ze srodkéw publicznych, ponoszonych na leczenie

pacjentéw w stanie klinicznym wskazanym we wniosku, z wyszczegdlnieniem sktadowej wydatkéw

stanowigcej refundacje ceny wnioskowanej technologii, o ile wystepuje, zgodnie z §6 ust 3

rozporzadzenia [34], ale z ograniczeniami. Przy ocenie wydatkdw z budzetu ptatnika publicznego

przeznaczonych na finansowanie opieki pacjentéw z analizowanej populacji w 2013 i 2014 roku

uwzgledniono metody posrednie opisane szczegdtowo na etapie Analizy problemu decyzyjnego [40].

W Analizie problemu decyzyjnego [40] przedstawiono réwniez jedyne dostepne, niepetne wydatki na

refundacje ocenianego produktu leczniczego sprowadzanego w ramach importu docelowego (informacje

na temat kosztu lekdw sprowadzanych w trybie importu docelowego okreslonego na podstawie

Sprawozdan z dziatalnosci NFZ).

2.5.

Charakterystyka i wielkos¢ analizowanej populacji
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2.5. Charakterystyka i wielkos¢ analizowanej populacji

Charakter analizowanej populacji zostat okreslony w oparciu o zarejestrowane wskazania do stosowania
produktu leczniczego Orfadin® [108] oraz zakres wnioskowanego wskazania, ktory w petni pokrywa sie

z zarejestrowanym wskazaniem.

Szczegdty dotyczace charakterystyki pacjentdw z analizowanej populacji oraz zatozen poczynionych przy

ocenie tej charakterystyki przedstawiono w rozdziale 2.4. Analizy ekonomicznej [107].

Rozwazano populacje o charakterze otwartym. Uwzgledniono coroczne zwiekszanie jej wielkosci poprzez

wigczenie nowych osobnikdw.

Tabela 2. Wielko$¢ docelowej populacji pacjentow na podstawie wynikow badania kwestionariuszowego [107]
oraz informacji przedstawionych w [109].

m I e ——
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Wyniki kalkulacji przedstawiono w tabeli ponizej.
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warunkach polskich.

Tabela 3. Informacje na temat wagi ciala pacjentéw aktualnie stosujacych nityzynon w Polsce. Scenariusz

najbardziej prawdopodobny parametréow analizy.

. Wiek w Waga ciata w Estymo_wana Estymo_wana Estymo_wana Estymo_wana
Pacjent 2015 roku 2015 r. waga cialaw | wagacialaw | wagacialaw | waga ciataw
(lata) 2014 r. 2015r. 2016r. 2017 r.
1* | | | | | I
2 | | | | |
3 | | I I I I
4 | | | | | |
5xx | | I I I I
6 | | | | | I
7 | | | | | |
8 | | | | | I
g | I | | | I
10~ | | | I | I
11 [ [ | [ | [ | I
12~ | | I | I |
13 | | I | I |
1471 [ | | | | |

* zatozono brak dalszej zmiany wagi u pacjenta w horyzoncie BIA (od 2011 roku obserwowano spadek wagi tego pacjenta [107]);

** zatozono brak zmiany wagi po osiggnieciu wieku >18 r.z. (w 2017);
*** okreslono na podstawie modelu regresji ze wzgledu na brak danych;
A zatozono brak zmiany wagi po osiggnieciu wieku >18 r.z. (w 2015);

AN przyjeto $rednig z wagi estymowanej dla pacjentow osiggajacych dorosty wiek do zakonczenia horyzontu czasowego BIA.

Zmiana warto$ci parametréw zwigzanych z oceng zaleznosci wagi ciata od wieku (zmiana wartosci

parametrow modelu regresji w zakresie 95% CI rozktadu wieloczynnikowego normalnego dokonana w

ramach dekompozycji Cholesky’'ego [107]) spowodowata, ze wzgledny btad oszacowan w odniesieniu
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do rzeczywistych danych wynosit od -7,7% w ramach scenariusza minimalnego do +38,8% w ramach
scenariusza maksymalnego.

Uznano, ze przy braku doktadnych danych na temat wagi ciata wszystkich pacjentéw oraz wysokosci
dawki nityzynonu, przeprowadzone obliczenia w zadowalajacy sposdb odzwierciedlajg rzeczywiste

wartosci.

W opracowaniu zatozono, ze kazdy nowo rozpoznany pacjent z dziedziczng tyrozynemia typu I bedzie
rozpoczynat leczenie nityzynonem na poczatku roku, w ktorym nastgpita inicjalizacja leczenia
nityzynonem.

Wiek pacjenta w momencie inicjalizacji leczenia zostat okre$lony na podstawie wartosci parametréw
modelowania przeprowadzonego na etapie Analizy ekonomicznej: parametru 30. ($redni wiek w latach
w momencie rozpoznania) i 31. (Sredni okres w latach od rozpoznania do inicjalizacji terapii nityzynonem)
— por. arkusz ,Parametry” modelu dotgczonego do opracowania oraz informacje w raporcie z Analizy
ekonomicznej [107].

Wage ciata pacjenta wtgczanego do obserwacji w ramach analizy okreslono z wykorzystaniem modelu
regresji opisanego powyzej. Obliczenia przeprowadzono przy uwzglednieniu faktu, iz $rednia waga w
zdefiniowanym okresie (1 rok) jest rowna wadze w punkcie Srodkowym okresu i rowna Sredniej z wagi
na poczatku i koncu okresu, przy zatozeniu liniowego wzrostu wagi jak wynika z zastosowanego modelu

regresiji.

Dane dotyczace zuzycia nityzynonu w kolejnych latach od rozpoczecia terapii u pacjentéw wiaczanych
do obserwacji w niniejszej analizie przedstawiono w tabeli ponizej.

Uwzgledniono $rednig dawke wsrdd wszystkich pacjentéw z analizowanej populacji (por. rozdziat 2.1.).
W ramach skrajnych scenariuszy uwzgledniono zaréwno zmiane parametrow okreslajagcych wiek
pacjenta w momencie rozpoczecia terapii nityzynonem jak i parametréw dotyczacych Sredniej dawki

leku i modelu korelacji wagi ciata od wieku.

Tabela 4. Zuzycie mg nityzynonu wsrod pacjentéw rozpoczynajacych leczenie w horyzoncie analizy wptywu na
budzet.
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warunkach polskich.

Szczegotowe informacje na temat przeprowadzonych obliczen znajdujg sie w arkuszu ,Obliczenia BIA”

modelu dotgczonego do niniejszego opracowania.

Populacje, o ktérej mowa w § 6 ust. 1 pkt 1 a [34] stanowg wszyscy pacjenci z potwierdzong diagnoza
dziedzicznej tyrozynemii typu I (HT-1) w Polsce. Z grupy tej wytgczono pacjentdw, ktdrzy zaprzestali
stosowania nityzynonu na skutek przeszczepienia watroby.

Populacja ta pokrywa sie z populacjg, o ktorej mowa w § 6 ust. 1 pkt 1 b [34] — nie nastepuje zadne
zawezenie wskazan refundacyjnych w odniesieniu do wskazan zarejestrowanych. Poniewaz nityzynon
jest jedyng dostepng opcjg terapeutyczng wsrdd analizowanych pacjentéw jest on stosowany u
wszystkich pacjentow ze wskazanej populacji (por. rozdziat 2.4.). Z tego powodu populacje, o ktorych
mowa W § 6 ust. 1 pkt 1 c oraz § 6 ust. 1 pkt 2 [34] pokrywajg sie z wczesniej wymienionymi

populacjami.

Podsumowanie wynikéw oceny wielkosci analizowanej populacji przedstawiono w tabelach ponizej.

Tabela 5. Podsumowanie wielkosci populacji zgodnej z §6 ust 1 i 2 rozporzadzenia [34] (wyniki zaokraglone). W
nawiasach podano wartosci uwzglednione w ramach skrajnych scenariuszy wielkosci analizowanej populacji

(minimalnego i maksymalnego).

2

N




2.5. Charakterystyka i wielko$¢ analizowanej populacji

|
|
2.6. Analiza wplywu na skutki zdrowotne

Ze wzgledu na fakt, iz pordwnywane scenariusze roznig sie jedynie sposobem finansowania
wnioskowanego produktu leczniczego oraz sposobem rozliczania hospitalizacji zwigzanych z
monitorowaniem stanu pacjenta nie uwzgledniono roznic z skutkach zdrowotnych pomiedzy
scenariuszem istniejgcym a nowym scenariuszem. Nie przeprowadzono osobnej oceny wptywu podjecia

rozwazanej decyzji na skutki zdrowotne w ujeciu populacyjnym.
2.7. Koszty uwzglednione w opracowaniu

W ramach niniejszego opracowania uwzgledniono zasoby zuzywane w trakcie codziennej praktyki
lekarza prowadzgcego terapie pacjenta w stanie klinicznym wskazanym we wniosku o objecie refundacjg
i ustalenie ceny urzedowej poszczegoélnych prezentacji produktu leczniczego Orfadin®.

Dane kosztowe zebrano w okresie od marca do kwietnia 2015 roku (z datg odciecia 3 kwietnia 2015
roku).

Przy ocenie kosztdw i wielkosci populacji wykorzystano opublikowane informacje, a w przypadku ich
braku — opinie ekspertow (wyniki badania kwestionariuszowego), informacje uzyskane z Departamentu

Gospodarki Lekami Ministerstwa Zdrowia [109] oraz informacje dostarczone przez Zamawiajgcego.

Szczegobtowe informacje na temat respondentéw badan kwestionariuszowych, ich metodologii i wynikéw
zamieszczono w rozdziale 12.1. Analizy ekonomicznej [107] oraz w arkuszu ,Badanie kwestionariuszowe”

modelu decyzyjnego dotgczonego do niniejszego opracowania.

Przy ocenie kosztow z perspektywy Narodowego Funduszu Zdrowia postuzono sie informacjami
przedstawionymi w aktualnych Zarzadzeniach Prezesa NFZ [46], [48], [49], [50], [51], [54], [71]
(kwiecien 2015 roku).
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warunkach polskich.

W opracowaniu uwzgledniono koszt farmakoterapii, oszacowany zgodnie z zasadami refundacji lekow
okreslonymi w ramach Ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekdw, Srodkéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. 2011 nr 122 poz. 696. z
pozn. zm.) [26] oraz koszt lekdow zgodny z obwieszczeniem Ministra Zdrowia dotyczacym Wykazu
refundowanych lekéw, srodkdw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw

medycznych, wchodzgcym w zycie z dniem 1 marca 2015 roku [39].

Zasoby uwzglednione w analizie zwigzane sa z kosztami z perspektywy $wiadczeniobiorcy i/albo pfatnika

publicznego.

Zidentyfikowano nastepujgce kategorie kosztowe istotne z perspektywy ptatnika publicznego:

e finansowanie lekdw i Srodkéw specjalnego przeznaczenia zywieniowego stosowanych w
analizowanym wskazaniu,

e finansowanie $wiadczen szpitalnych pobytowych oraz $wiadczen diagnostycznych,

e Kkoszt zwigzany z przeprowadzeniem przeszczepu watroby i jego konsekwencjami (kategoria kosztu
okreslona z uwzglednieniem statystycznych proporcji pacjentow u ktdrych jest prawdopodobne

jego przeprowadzenie).

Z perspektywy pacjenta zidentyfikowano koszt doptat za $rodki specjalnego przeznaczenia
zywieniowego sprowadzane w trybie importu docelowego, koszt doptat za leki stosowane w terapii
rozpatrywanych zdarzen klinicznych oraz koszt zaptaty za nierefundowane leki stosowane w terapii

rozpatrywanych zdarzen klinicznych.

Ceny producenta netto poszczegdlnych prezentacji preparatu Orfadin® stosowanych w ramach
proponowanego programu lekowego zostaly przyjete na podstawie informacji od Podmiotu

odpowiedzialnego.

SzczegOly dotyczace oszacowan poszczegolnych kosztdw jednostkowych uwzglednionych w
opracowaniu przedstawiono w przeprowadzonej przez Centrum HTA Sp. z o0.0. Sp. k. Analizie
ekonomicznej (przede wszystkim rozdziatach: 3.7. i 12.1.) [107] oraz w dofgczonym do raportu modelu

decyzyjnym (arkusze: ,Badanie kwestionariuszowe” i ,, Koszty jednostkowe").

Opierajac sie na Wytycznych przeprowadzania Ocen Technologii Medycznych [1], w ramach niniejszej

analizy wptywu na budzet nie uwzgledniono dyskontowania.
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2.8. Metody estymacji wynikow analizy i parametry analizy wptywu na budzet

Zastosowana w niniejszej analizie metoda estymacji wynikdow w ujeciu populacyjnym uwzglednia
obserwacje rocznej liczby pacjentéw, ktéra pozwala okreslic sumaryczne zuzycie danych zasobdw w
ujeciu populacyjnym.

W uproszczeniu, iloczyn liczby dni w roku, liczba pacjentéw leczonych w roku oraz Sredniego dziennego
zuzycia danego zasobu medycznego (lub $redniego dziennego kosztu) pozwala okreslic catkowite
zuzycie zasoboéw medycznych (lub kosztow) wsrod pacjentdw w stanie klinicznym wskazanym we

whiosku.

Przedstawiona w rozdziale 2.5. wielko$¢ populacji dotyczy pacjentéw aktualnie stosujgcych nityzynon w
warunkach polskich oraz pacjentdw, u ktérych stosowanie nityzynonu rozpocznie sie w horyzoncie
czasowym analizy wptywu na budzet (pacjenci z diagnoza dziedzicznej tyrozynemii typu I, u ktérych
zainicjowane zostanie leczenie nityzynonem w horyzoncie analizy).

Zatozono, ze kazdy pacjent z analizowanej populacji bedzie stosowat nityzynon przez caty rok.

Wsrdd pacjentéw rozpoczynajgcych leczenie nityzynonem uwzgledniono zuzycie S$wiadczern medycznych
(czestotliwos¢ pobytdw w szpitalu) w 1. roku leczenia jak wérdd pacjentdw w wieku ponizej 1 roku zycia;
wsrdd pozostatych uwzgledniono standardowe zuzycie zasobow medycznych szczegdtowo opisane w

raporcie [107].
W obliczeniach wykorzystano dane wejsciowe modelu kohortowego Markowa szczegétowo opisanego
na etapie Analizy ekonomicznej [107].

Zestawienie wszystkich parametrow analizy wptywu na budzet przedstawiono w tabeli ponizej.

Tabela 6. Parametry i zalozenia analizy wptywu na budzet.

Wartos¢
Nr parametru "
(nr z arkusza Opis SERTETIE Scenariusz Scenariusz
w najbardziej ..
~parametry”) prand o;o;:)t]v ny minimalny maksymalny
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tyrozyny i fenyloalaniny w leczeniu pacjentéw z potwierdzong diagnoza dziedzicznej tyrozynemii typu I w HT/

warunkach polskich.

Nr parametru
(nr z arkusza
~parametry”)

Opis

Wartosé

Scenariusz
najbardziej
prawdopodobny

Scenariusz
minimalny

Scenariusz
maksymalny

26

27

28

30

31

45

46

47

48

49

50

51

52

53

54

56
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(}en

HT.
Wartos¢
Nr parametru .
(P 2By T 2 Scenariusz Scenariusz Scenariusz
wparametry”) najbardzie] minimalny maksymalny
prawdopodobny
’ ' - -
ir -] =
) ' - -
64 : I I
65 ' I I
;e - —
Koszty jednostkowe (por. arkusz ,Koszty jednostkowe”)
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warunkach polskich.

Wartos¢

Nr parametru -
Carametry ops naphardziei Scenariusz Scenariusz
" e T minimalny maksymalny

- :

Dodatkowe zatozenia
_ -
” ' u | |

Wszystkie parametry Analizy wptywu na budzet omdwione w niniejszym rozdziale oraz w rozdziatach

2.1.-2.7. zostaty szczegdtowo opisane w raporcie z Analizy ekonomicznej [107].

2.9. Analiza wrazliwosci

W ramach analizy podstawowej uwzgledniono trzy scenariusze:

e scenariusz najbardziej prawdopodobny, uwzgledniajagcy realistyczne wartosci parametréw

dotyczacych wielkosci analizowanej populacji i wptywu refundacji wnioskowanej technologii na
budzet ptatnika publicznego,

e scenariusz _minimalny, uwzgledniajgcy skrajne wartosci z zakresu niepewnosci parametrow

dotyczacych wielkosci analizowanej populacji, generujace minimalny wptyw ocenianej decyzji na
budzet ptatnika publicznego,

e scenariusz maksymalny, uwzgledniajgcy skrajne wartosci zakresu niepewnosci parametrow

dotyczacych wielkosci analizowanej populacji, generujgce maksymalny wptyw ocenianej decyzji na

budzet ptatnika publicznego.

Przy ocenie skrajnych scenariuszy uwzgledniono maksymalny zakres niepewnosci (ustalony na poziomie

95% przedziatu ufnosci lub zakresu min.-maks.) parametréow wplywajgcych na wielkoS¢ populacji
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docelowej oraz parametréw wptywajgcych na zuzycie nityzynonu (por. opis zatozen modelowania i

parametrow niepewnych przedstawiony w Analizie ekonomicznej [107]).
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W ramach analizy wrazliwosci rozpatrywano nastepujgce warianty analizy (kazdy zaprezentowany dla
scenariusza najbardziej prawdopodobnego, minimalnego oraz maksymalnego):

e wyniki analizy podstawowej z zakresem niepewnosci ustalonym w ramach skrajnych scenariuszy;

zatozenie takich samych kosztéw monitorowania pacjenta w ramach scenariusza istniejgcego i

scenariusza nowego;

alternatywne Zrddto informacji na temat ksztattu rynku sprzedazy produktu leczniczego Orfadin®
(por. rozdziat 3.7.2.1. Analizy ekonomicznej [107]);

minimalne ceny produktu Orfadin® sprowadzanego w ramach procedury importu docelowego (dane
z 2014 roku [109]; por. rozdziat 3.7.2.1. Analizy ekonomicznej [107]);

maksymalne ceny produktu Orfadin® sprowadzanego w ramach procedury importu docelowego
(dane z 2014 roku [109]; por. rozdziat 3.7.2.1. Analizy ekonomicznej [107]).

w

Wyniki analizy wplywu na budzet

3.1. Aktualne wydatki z budzetu ptatnika publicznego

Nie sg dostepne precyzyjne oszacowania aktualnych wydatkéw z budzetu ptatnika publicznego
przeznaczonych na $wiadczenia zdrowotne pacjentdow z analizowanej populacji. Na etapie Analizy
problemu decyzyjnego [40], przy wykorzystaniu informacji uzyskanych od ekspertow klinicznych oraz z

Ministerstwa Zdrowia ustalono, ze:
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3.2. Scenariusz najbardziej prawdopodobny " HT

Przy uwzglednieniu cen lekdw Orfadin® sprowadzanych w trybie importu docelowego uzyskanych od

Zmawiajgcego oraz kursu euro z grudnia 2014 roku, wydatki z budzetu ptatnika publicznego

W kolejnych rozdziatach przedstawiono réwniez wyniki dotyczace wydatkéw z budzetu ptatnika
publicznego w 2014 roku okreslone z wykorzystaniem metodologii analogicznej do tej uwzglednionej w

ramach prognoz.

3.2. Scenariusz najbardziej prawdopodobny

Wyniki analizy wptywu na budzet uwzgledniajacej najbardziej prawdopodobny scenariusz wielkosci

analizowanej populacji przedstawiono w tabeli ponizej.
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polskich

HTi

Tabela 7. Wyniki analizy wptywu na budzet rozpatrujacej najbardziej prawdopodobny scenariusz wielkosci analizowanej populacji.

Kategoria wyniki analizy wptywu na

Perspektywa ptatnika publicznego

Perspektywa $wiadczeniobiorcow

budset Budzet w roku: ‘ - . ‘ - I
aktualne (2014) | I | | I |
2015 I N | S I I ]
_ 2016 I N | S I I [
2017 I N | S I I [
aktualne (2014) | I | | I |
2015 I N | s I | I
— o6 | I | | S . S | .
2017 I | ] [ | [
aktualne (2014) | I | | | |
— 2015 I ] [ ] ] I [
2016 ] [ [ I | [
2017 ] ] [ I I [
aktualne (2014) | [ ] | | [ ] |
T 2015 [ [ ] [ | [ | [
2016 I ] [ [ | [ ]
2017 ] ] [ [ [ [




3.2. Scenariusz najbardziej prawdopodobny [ Ce

3.3. Scenariusz minimalny "\ HT

Ustalono, Ze finansowanie ocenianej technologii ze srodkéw publicznych na rozpatrywanych zasadach

bedzie zwigzane z wydatkami z budzetu ptatnika publicznego przeznaczonego na refundacje produktu

Wykazano, ze zmiana sposobu finansowania farmakoterapii dziedzicznej tyrozynemii typu I bedzie sie

wigzafa z oszczednosciami zaréwno dla pfatnika publicznego jak i dla $wiadczeniobiorcy.

Wyniki rozpatrujgce najbardziej prawdopodobny scenariusz wielkosci analizowanej populacji $wiadczg,
ze realizacji proponowanego programu lekowego bedg towarzyszyé oszczednosci dla ptatnika

publicznego wynoszace:

Z perspektywy S$wiadczeniobiorcy oszczednosci towarzyszace realizacji proponowanego programu

lekowego przy uwzglednieniu najbardziej prawdopodobnej wielkosci analizowanej populacji wyniosa:

(5]

.3. Scenariusz minimalny

Wyniki analizy wptywu na budzet uwzgledniajgcej scenariusz minimalny wielkosci populacji docelowej

przedstawiono w tabeli ponizej.
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Tabela 8. Wyniki analizy wptywu na budzet rozpatrujacej scenariusz minimalny wielkosci analizowanej populacji.

Kategoria wyniki analizy wptywu na

Perspektywa ptatnika publicznego

Perspektywa $wiadczeniobiorcow

budset Budzet w roku: ‘ - . ‘ - I
aktualne (2014) | I | | I |
2015 I N | I I ]
_ 2016 I N | S I I [
2017 I N | S I I [
aktualne (2014) | I | | I |
2015 I | ] I | I
— o6 | I | | S . S | .
2017 I | ] [ | [
aktualne (2014) | I | | | |
— 2015 I ] [ ] ] I [
2016 ] [ [ I | [
2017 ] ] [ I I [
aktualne (2014) | [ ] | | [ ] |
T 2015 [ [ ] [ | [ | [
2016 I ] [ [ | [ ]
2017 ] ] [ [ [ [




3.3. Scenariusz minimalny [ Centn

3.4. Scenariusz maksymalny " HT

W

4. Scenariusz maksymalny

Wyniki analizy wptywu na budzet uwzgledniajacej scenariusz maksymalny wielkosci analizowanej

populacji przedstawiono w tabeli ponizej.
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Tabela 9. Wyniki analizy wptywu na budzet rozpatrujacej scenariusz maksymalny wielkosci analizowanej populacji.

Kategoria wyniki analizy wptywu na

Perspektywa ptatnika publicznego

Perspektywa $wiadczeniobiorcow

budset Budzet w roku: ‘ - . ‘ - I
aktualne (2014) | I | | I |
2015 I N | . I I [
_ 2016 I N | . I I |
2017 I N | . I I |
aktualne (2014) | I | | I |
2015 I N | s I | I
— o6 | I | | S . S | .
2017 I N | S [ | | [
aktualne (2014) | I | | | |
— 2015 I ] [ ] ] I [
2016 ] [ [ I | [
2017 ] ] [ I I [
aktualne (2014) | [ ] | | [ ] |
T 2015 [ [ ] [ | [ | [
2016 I ] [ [ | [ ]
2017 ] ] [ [ [ [




3.4. Scenariusz maksymalny

3.5. Analiza wrazliwosci: newralgiczne zatozenia i maksymalny zakres niepewnosci z nich wynikajgcy

3.5. Analiza wrazliwosci: newralgiczne zalozenia i maksymalny zakres niepewnosci

z nich wynikajacy

Wyniki analizy wrazliwosci dla analizy wptywu na budzet obrazujgce wptyw newralgicznych zatozen na
zakres konsekwencji finansowania ocenianej technologii dla budzetu ptatnika publicznego i portfeli

$wiadczeniobiorcow przedstawiono w tabeli ponizej.

39




Ocena konsekwencji finansowych dla ptatnika publicznego i $wiadczeniobiorcow decyzji o finansowaniu ze $rodkéw publicznych stosowania produktu Orfadin® (nityzynon)

podawanego rownoczesnie z dietg ograniczajacg spozycie tyrozyny i fenyloalaniny w leczeniu pacjentdw z potwierdzong diagnoza dziedzicznej tyrozynemii typu I w warunkach

polskich.

Qen

=
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Tabela 10. Wyniki analizy wrazliwosci.

Perspektywa ptatnika publicznego Perspektywa swiadczeniobiorcy

Punkt koncowy Scenariusz Rok

2015

2016

2017

2015

2016

2017

2015

2016

2017

2015

2017

2015

2016

2017

2015

I
.
I
B (o6
.
I

2016

2017

40




3.5. Analiza wrazliwosci: newralgiczne zatozenia i maksymalny zakres niepewnosci z nich wynikajacy

Qen

=
(=t

Punkt koncowy

Scenariusz

Rok

Perspektywa ptatnika publicznego

Perspektywa swiadczeniobiorcy

2015

2016

2017

2015

2016

2017

2015

2016

2017

2015

2016

2017

2015

2016

2017

2015

2016

2017

2015

2016
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Punkt koncowy

Scenariusz

Rok

Perspektywa ptatnika publicznego

Perspektywa swiadczeniobiorcy

2017

2015

2016

2017

2015

2016

2017

2015

2016

2017

2015

2016

2017

2015

2016

2017

2015

2016

2017

2015
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Punkt koncowy

Scenariusz

Rok

Perspektywa ptatnika publicznego

Perspektywa swiadczeniobiorcy

2016

2017

2015

2016

2017

2015

2016

2017

2015

2016

2017

2015

2016

2017

2015

2016

2017

2015

2016

2017




Ocena konsekwencji finansowych dla ptatnika publicznego i $wiadczeniobiorcow decyzji o finansowaniu ze $rodkéw publicznych stosowania produktu Orfadin® (nityzynon)

podawanego rownoczesnie z dietg ograniczajacg spozycie tyrozyny i fenyloalaniny w leczeniu pacjentdw z potwierdzong diagnoza dziedzicznej tyrozynemii typu I w warunkach

polskich.

HTi

Punkt koncowy

Scenariusz

Rok

Perspektywa ptatnika publicznego

Perspektywa swiadczeniobiorcy

2015

2016

2017

2015

2016

2017

2015

2016

2017

2015

2016

2017




3.5. Analiza wrazliwosci: newralgiczne zatozenia i maksymalny zakres niepewnosci z nich wynikajacy / Cent

w

.6. Podsumowanie wynikéw analizy wptywu na budzet " HT

Najwyzszy wptyw na inkrementalne zmiany netto catkowitych wydatkow z budzetu ptatnika publicznego
ponoszonych tytutem realizacji poréwnywanych scenariuszy zaobserwowano w przypadku

uwzglednienia maksymalnych cen zbytu netto poszczegdlnych prezentacji produktu leczniczego

(0]

.6. Podsumowanie wynikéw analizy wptywu na budzet

W ramach przeprowadzonej analizy wptywu na budzet ustalono, ze wydatki z budzetu ptatnika

publicznego przeznaczone na refundacje produktu Orfadin® stosowanego w leczeniu dziedzicznej

(0]
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warunkach polskich.

Z perspektywy $wiadczeniobiorcow oszczednosci towarzyszace realizacji proponowanego programu

lekowego wyniosa:




Cen!
4. Analiza zuzytych zasobdw 7HT

4. Analiza zuzytych zasobow

Zuzycie zasobow medycznych majgcych najwyzszy wptyw na zmiane inkrementalng wydatkow z budzetu

ptatnika publicznego tytutem realizacji porownywanych ze sobg scenariuszy przedstawiono w tabelach

ponizej.

Tabela 11. Zuzycie podstawowych zasoboéw medycznych w ramach porownywanych scenariuszy (istniejacy vs

nowy). Scenariusz najbardziej prawdopodobny.

Wartos¢
Punkt koncowy Rok Scenariusz
Nowy scenariusz . . RoZnica
istniejacy
] | I |
T . e = =
[ I I I
[ I I L

Tabela 12. Zuzycie podstawowych zasobow medycznych w ramach porownywanych scenariuszy (istniejacy vs

nowy). Scenariusz minimalny.

Wartos¢
Punkt koricowy Rok : Scenariusz e
Nowy scenariusz istniejacy Roznica
I I I I
T e = =
I I I -
I I I -

Tabela 13. Zuzycie podstawowych zasobow medycznych w ramach porownywanych scenariuszy (istniejacy vs

nowy). Scenariusz maksymainy.

Wartos¢
Punkt koncowy ok Nowy scenariusz SISEI::;:::SYZ Réznica
I | I I
= =
[ I I __
[ I I __

47




Ocena konsekwencji finansowych dla pfatnika publicznego i $wiadczeniobiorcow decyzji o finansowaniu ze $rodkow
publicznych stosowania produktu Orfadin® (nityzynon) podawanego rdwnoczesnie z dietg ograniczajaca spozycie

tyrozyny i fenyloalaniny w leczeniu pacjentdw z potwierdzong diagnoza dziedzicznej tyrozynemii typu I w

/ Cel
" H

warunkach polskich.

5. Analiza wplywu na efekty zdrowotne

Ze wzgledu na fakt, iz poréwnywane scenariusze rdznig sie jedynie sposobem finansowania
whioskowanego produktu leczniczego nie przeprowadzono osobnej oceny wptywu podjecia rozwazanej

decyzji na skutki zdrowotne w ujeciu populacyjnym.
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6. Analiza wplywu na organizacje udzielania swiadczen zdrowotnych

Wyniki niniejszej analizy wplywu na budzet sugeruja, ze uwzglednienie sugerowanego sposobu
finansowania ocenianej technologii ze srodkéw publicznych z bardzo wysokim prawdopodobiefstwem

bedzie zwigzane z oszczednosciami z perspektywy ptatnika publicznego.

Stosowanie produktu Orfadin® w analizowanym wskazaniu nie naklada szczegdlnych wymogow na

Swiadczeniobiorce czy Swiadczeniodawce.

Analizowany produkt leczniczy moze by¢ przyjmowany przez pacjenta samodzielnie.

Oceniana technologia obejmuje stosowanie produktu Orfadin® — uwaza sie, ze decyzja o finansowaniu
ze $rodkow publicznych ocenianej technologii nie bedzie wigzata sie z dodatkowymi nakfadami
finansowymi ze strony Narodowego Funduszu Zdrowia z tytutu finansowania dodatkowych wymagan
zwigzanych z tg technologiag medyczng (jak transport pacjenta do wysoko wyspecjalizowanego osrodka
medycznego, na wizyty czy badania zwigzane z podawaniem ocenianego preparatu, finansowania

zakupu dodatkowego sprzetu specjalistycznego, szkolen pracownikéw stuzby zdrowia, itp.).

Co wiecej, stosowanie produktu Orfadin® nie wigze sie z dodatkowymi kosztami dotyczgcymi

wyposazenia placowek medycznych (sprzetowe, osobowe i inne).

Wszystkie ewentualne wymagania zwigzane z analizowang technologig medyczng sg juz spetnione przez
placéwki medyczne obejmujgce opieka medyczng pacjentdw z analizowanej populacji ze wzgledu na
przypisywanie im nityzynonu w ramach importu docelowego. Podjecie decyzji o finansowaniu ocenianej
technologii medycznej ze $rodkéw publicznych nie powinno spowodowac istotnych konsekwencji w
wydatkach publicznych w innych sektorach niz ochrona zdrowia, skutkiem czego nie przeprowadzono

oddzielnej analizy w tym zakresie.

49




Ocena konsekwencji finansowych dla pfatnika publicznego i $wiadczeniobiorcow decyzji o finansowaniu ze $rodkow

publicznych stosowania produktu Orfadin® (nityzynon) podawanego rdwnoczesnie z dietg ograniczajaca spozycie [ Ce

HT

tyrozyny i fenyloalaniny w leczeniu pacjentdw z potwierdzong diagnoza dziedzicznej tyrozynemii typu I w

warunkach polskich.

7. Aspekty etyczne i spoteczne

. \Wnioskowana technologia jest jedyng dostepna opcja terapeutyczng wérdd pacjentéw z
dziedziczng tyrozynemig typu 1. Produkt leczniczy Orfadin® ma status leku sierocego z zarejestrowanym

wskazaniem do stosowania w populacji pacjentdw z chorobg ultrarzadkg, w tym populacji pediatrycznej
[40].

Po szerokim przeanalizowaniu problemu zdecydowano, ze decyzja o finansowaniu ocenianej technologii

ze $rodkéw publicznych nie stoi w sprzecznosci z aktualnie obowigzujgcymi regulacjami prawnymi i nie

stwarza koniecznosci dokonania zmian w prawie/przepisach. Nie znaleziono réwniez aspektéw

ingerujgcych w prawo pacjenta czy w szeroko rozumiane prawa cztowieka.

Finansowanie stosowania wnioskowanej technologii w analizowanym wskazaniu na rozwazanych w

opracowaniu zasadach spowoduje, ze:

e 7adne z grup pacjentéw nie bedg faworyzowane — korzysci dotycza catej populacji pacjentow z
rozpoznaniem dziedzicznej tyrozynemii typu I,

e niekwestionowany bedzie rowny dostep do $wiadczenia wsrdd osob z analizowanej populacji

W przypadku uwzgledniania rozwazanego sposobu finansowania dostep do ocenianej technologii

medycznej bedzie réwny wsrdd osob, u ktorych jest ona zalecana.

Pozytywna decyzja refundacyjna nie bedzie powodowac istotnych probleméw spotecznych.

Pozytywna decyzja o finansowaniu ocenianej technologii lekowej:

e zwiekszy poziom satysfakcji pacjentow z analizowanej populacji z otrzymanej opieki medycznej ze
wzgledu na udostepnienie opgji terapeutycznej w wygodniejszy i tanszy sposob,

e nie grozi nieakceptowaniem postepowania pacjentéw z analizowanej populacji,

e nie bedzie powodowa¢ lub wptywac na stygmatyzacje,

e nie bedzie wywotywac leku lub dylematéw moralnych wsrdd pacjentéw z analizowanej populacii,
ich opiekunéw oraz lekarzy prowadzacych ich terapie,

e nie bedzie stwarzac probleméw spotecznych dotyczacych pici lub rodziny.

W ramach oceny aspektow etycznych i spotecznych decyzji o finansowaniu ze $rodkdw publicznych
stosowania produktu Orfadin® w ramach programu lekowego nie przeprowadzono identyfikacji

przeciwnikéw czy zwolennikdw rozwazanej decyzji.
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8. Ograniczenia i walidacja analizy

W ramach niniejszej analizy cze$¢ parametrow okreslono na podstawie danych wejSciowych
modelowania opisanego w Analizie ekonomicznej [107]. Tym samym ograniczenia przeprowadzonego

modelowania [107] dotyczg réwniez niniejszej analizy wptywu na budzet.

Przy braku indywidualnych danych poszczegdinych pacjentdéw z dziedziczng tyrozynemig typu I
leczonych nityzynonem w chwili obecnej w Polsce, zakres wydatkéw z budzetu ptatnika publicznego i
portfeli $wiadczeniobiorcow okreslono z wykorzystaniem wynikdw zagregowanych okreslonych w
ramach badania kwestionariuszowego. Obliczenia dotyczace aktualnie rozpoznanych pacjentéw z
dziedziczng tyrozynemig typu I w Polsce (z pominieciem pacjentdw rozpoznanych w horyzoncie analizy
wptywu na budzet, ktérych obserwowano od momentu inicjalizacji terapii nityzynonem; por. rozdziat
2.8.) przeprowadzono z uwzglednieniem modelowania dotyczgcego standardowego pacjenta (np.

korelacja wiek — waga).

Przeszukano medyczne bazy danych (Polska Biblioteka Lekarska, MEDLINE, EMBASE®, Google Scholar)
w celu odnalezienia analogicznej analizy wptywu na budzet przeprowadzonej w warunkach polskich
[107].

Nie odnaleziono zadnej opublikowanej informacji w tym zakresie.
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warunkach polskich.

9. Dyskusja

Przedmiotem opracowania jest ocena konsekwencji finansowych dla ptatnika publicznego i
$wiadczeniobiorcow stosowania produktu Orfadin® w leczeniu dziedzicznej tyrozynemii typu I w ramach
programu lekowego ,Leczenie dziedzicznej tyrozynemii typu I (HT-1) nityzynonem” w warunkach

polskich.

W ramach analizy ekonomicznej wykorzystano opublikowane zrédta informacji, a w przypadku ich braku
informacje nieopublikowane uzyskane w ramach badania kwestionariuszowego, uzyskanych z

Ministerstwa Zdrowia lub na podstawie Zzrddet dostarczonych przez Podmiot odpowiedzialny.

Szczegoty dotyczace ograniczen uwzglednionych w opracowaniu zrodet informacji przedstawiono w
rozdziatach: 2., 3. i 5. Analizy ekonomicznej [107] oraz w rozdziale 2. niniejszej analizy wptywu na

budzet.

Wyniki przeprowadzonej analizy wptywu na budzet wykazaty, ze finansowaniu ocenianej technologii ze
srodkow publicznych w ramach programu lekowego z wysokim prawdopodobienstwem towarzyszyc

bedg oszczednosci dla ptatnika publicznego oraz $wiadczeniobiorcy.

Analiza SWOT (ang. Strengths, Weaknesses, Opportunities, and Threats; Mocne Strony, Stabe Strony,
Szanse, Zagrozenia) uwzgledniajgca przedstawione w niniejszej analizie aspekty dotyczace finansowania

ze $rodkéw publicznych wnioskowanej technologii zostata przedstawiona w tabeli ponizej.




9. Dyskusja

/ Cent

HT.

Tabela 14. Analiza SWOT.

Parametr

Wartosé

Rozwazana
decyzja

Mocne strony

Stabe strony

Szanse

Zagrozenia

il
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10. Wnioski koncowe

Wyniki przeprowadzonej analizy wptywu na budzet wykazaty, ze finansowaniu ocenianej technologii ze

Wykazano, ze za finansowaniem ze Srodkéw publicznych produktu Orfadin® stosowanego w leczeniu
dziedzicznej tyrozynemii typu I wérdd pacjentdw z analizowanej populacji przemawiaja aspekty etyczne

oraz aspekty spoteczne.
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11. Analiza racjonalizacyjna

Zgodnie z Art. 25. pkt 14 lit. c tiret 4 ustawy o refundacji [26] uzasadnienie wniosku o objecie refundacja
i ustalenie urzedowej ceny zbytu leku zawiera analize racjonalizacyjng jedynie w przypadku, gdy analiza
wptywu na budzet podmiotu zobowigzanego do finansowania $wiadczen ze Srodkéw publicznych

wykazuje wzrost kosztéw refundaciji.
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Informacja o Centrum HTA

www.centrumhta.com

Centrum HTA Sp. z 0.0. Sp. k. jest profesjonalnym osrodkiem analitycznym, zajmujgcym sie oceng
efektywnosci klinicznej oraz ocenami ekonomicznymi procedur medycznych. Centrum HTA skupia sie na
ocenie wartosci klinicznej i ekonomicznej lekdéw, z wykorzystaniem nowoczesnych narzedzi
analitycznych: Medycyny Opartej na Dowodach Naukowych (EBM) oraz Oceny Technologii
Medycznych (HTA).

Centrum HTA Sp. z 0.0. Sp. k. wspdtpracuje z grupg kilkunastu konsultantéw zajmujgcych sie Oceng
Technologii Medycznych (HTA); gtéwnym konsultantem jest dr n. med. Pawet Kawalec, ktory ustugami
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kilkunastoma firmami farmaceutycznymi i realizujgc dla nich ponad 350 projektow.
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Produkty oferowane przez Centrum HTA Sp. z o0.0. Sp. k.:
¢ Charakterystyka segmentu rynku farmaceutycznego w Polsce,
e Pelny raport HTA obejmujacy:
* analize problemu decyzyjnego,
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komparatorami,
» analize finansowego wptywu decyzji o refundacji okreSlonego leku na budzet ptatnika
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¢ Przeglad systematyczny dotyczacy efektywnosci klinicznej wybranych substancji aktywnych w
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