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INDEKS AKRONIMÓW WYKORZYSTYWANYCH W OPRACOWANIU 

Akronim Interpretacja (pełna nazwa) 

AOTMiT Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji 

BIA 
ang. Budget Impact Analysis; 
Analiza wpływu na budżet 

CI 
ang. Confidence Interval; 
Przedział ufności 

cITP 
ang. Chronic Immune Thrombocytopenic Purpura; 

Przewlekła małopłytkowość immunologiczna 

ELT Eltrombopag (produkt leczniczy Revolade®) 

LCI 
ang. Lower Confidence Interval; 

Dolna granica przedziału ufności 

NFZ Narodowy Fundusz Zdrowia 

PETIT 
Akronim badania klinicznego uwzględniającego pacjentów pediatrycznych z przewlekającą i 

przewlekłą małopłytkowością immunologiczną (okres trwania ITP ≥6 miesięcy) [87] 

PETIT2 
Akronim badania klinicznego uwzględniającego pacjentów z analizowanej populacji (okres trwania 

ITP ≥12 miesięcy) [88] 

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

Płatnik publiczny podmiot zobowiązany do finansowania świadczeń medycznych ze środków publicznych 

RSS 
ang. Risk Sharing Scheme; 

Porozumienie podziału ryzyka 

SoC 
ang. Standard-of-Care; 

Standardowa terapia 

UCI 
ang. Upper Confidence Interval; 

Górna granica przedziału ufności 
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KLUCZOWE INFORMACJE Z ANALIZY 

 

I. Przeprowadzona analiza pozwoliła ocenić wpływ na system ochrony zdrowia w Polsce podjęcia decyzji dotyczącej 

finansowania ze środków publicznych stosowania produktu leczniczego Revolade® w leczeniu pacjentów z przewlekłą 

małopłytkowością immunologiczną w wieku poniżej 18 lat. Oceniono konsekwencje finansowe dla płatnika publicznego 

wpisania wnioskowanej technologii do części B. Wykazu refundowanych leków, środków spożywczych specjalnego 

przeznaczenia żywieniowego oraz wyrobów medycznych.  

 

II. Przeprowadzono ocenę wielkości populacji pacjentów w stanie klinicznym wskazanym we wniosku o objęcie refundacją 

produktu leczniczego Revolade®. Liczba pacjentów mogących zostać włączonych do proponowanego programu co roku 

została ustalona  

 

 

III. W ramach analizy wpływu na budżet ustalono, że wydatki z budżetu płatnika publicznego przeznaczone na refundację 

leku Revolade® wyniosą  

 

 

 

 

IV. Wyniki analizy wpływu na budżet świadczą, że finansowanie wnioskowanej technologii ze środków publicznych związane 

będzie ze wzrostem całkowitych wydatków z budżetu płatnika publicznego na poziomie:  

  

 

  

  

 

 

 

  

 

 

 

VI. Ustalono, że finansowanie wnioskowanej technologii ze środków publicznych pozwoli uniknąć w horyzoncie 3 lat:  

              

 

 

VII. Wykazano, że za finansowaniem ze środków publicznych produktu Revolade® przemawiają aspekty zdrowotne, aspekty 

etyczne oraz aspekty społeczne, w tym przede wszystkim brak alternatywnego sposobu leczenia pacjentów z analizowanej 

populacji w Polsce oraz charakter rozważanego problemu decyzyjnego (pacjenci pediatryczni z rzadką chorobą).  
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STRESZCZENIE 

 

CEL ANALIZY 

 

Celem analizy była ocena wpływu na system ochrony zdrowia podjęcia decyzji o finansowaniu ze środków publicznych produktu 

Revolade® (eltrombopag) w leczeniu pacjentów z przewlekłą małopłytkowością immunologiczną w wieku poniżej 18 lat, w 

ramach programu lekowego. 

 

Oceniono konsekwencje finansowe dla płatnika publicznego wpisania wnioskowanej technologii do części B. Wykazu 

refundowanych leków, środków spożywczych specjalnego przeznaczenia żywieniowego oraz wyrobów medycznych 

umożliwiającego stosowanie wnioskowanej technologii w ramach programu lekowego „Leczenie pediatrycznych chorych na 

przewlekłą pierwotną małopłytkowość immunologiczną eltrombopagiem (ICD-10 D69.3)”  [39].  

 

METODY PRZEPROWADZENIA ANALIZY 

 

Zgodnie z wymogami Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji (AOTMiT) sprecyzowano kontekst niniejszego etapu 

oceny technologii medycznych. Schemat PICO (ang. population, intervention, comparison, outcome; populacja, interwencja, 

porównanie, wynik [osobno: efekt zdrowotny określony na podstawie badań klinicznych i punkt końcowy analizy wpływu na 

budżet]) [1] niniejszej analizy przedstawia się następująco: 

 populację stanowią pacjenci z przewlekłą pierwotną małopłytkowością immunologiczną (ang. Chronic Immune 

Thrombocytopenic Purpura, cITP), w wieku poniżej 18. roku życia, spełniający pozostałe kryteria włączenia do 

proponowanego programu lekowego [39] (P), 

 wnioskowaną technologią jest stosowanie produktu leczniczego Revolade® (eltrombopag; ELT) w połączeniu ze 

standardową opieką (ang. Standard-of-Care, SoC) u pacjentów z analizowanej populacji (I); 

 do grona opcjonalnych technologii zakwalifikowano stosowanie samej standardowej opieki (schemat placebo) (C); 

 w opracowaniu uwzględniono finansowe konsekwencje efektów klinicznych stosowania porównywanych interwencji w 

analizowanym wskazaniu; na podstawie wartości parametrów, założeń i wyników analizy opisanej w [96] określono 

średnie roczne zużycie zasobów medycznych, uwzględniające wszystkie efekty kliniczne zastosowania wnioskowanej 

technologii; w opracowaniu wykorzystano następujące punkty końcowe badań klinicznych: prawdopodobieństwo 

odpowiedzi na leczenie umożliwiające kontynuację leczenia w programie (co najmniej jeden pomiar wskazujący na liczbę 

płytek ≥50 mld/l), prawdopodobieństwo trwałej odpowiedzi na leczenie interpretowane jako trwała odpowiedź płytkowa 

(liczba płytek ≥50 mld/l), ryzyko rezygnacji z leczenia ELT z powodu działań niepożądanych, ryzyko utraty odpowiedzi 

(tylko w analizie wrażliwości); na podstawie dostępnych danych w opracowaniu skorelowano odpowiedź płytkową z 

ryzykiem wystąpienia krwawień wymagających i niewymagających hospitalizacji oraz ryzykiem wystąpienia konieczności 

zastosowania leczenia ratunkowego (np. drastyczna redukcja liczby płytek, skaza krwotoczna) (O), 

 wyniki niniejszej analizy wpływu na budżet zaprezentowano w ujęciu wszystkich pacjentów w stanie klinicznym 

wskazanym we wniosku pod postacią: wielkości populacji pacjentów, o której mowa w §6 ust. 1 i 2 rozporządzenia [3], 

aktualnych wydatków na leczenie pacjentów z analizowanej populacji oraz prognozowanych wydatków na trzy pierwsze 

lata realizacji proponowanego programu lekowego, zgodnie z zapisami Rozporządzenia Ministra Zdrowia [3] (por. rozdział 

2.4.). 

 

W ramach analizy porównano nakłady finansowe z perspektywy płatnika publicznego ponoszone w ramach opieki nad 

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

technologii (status quo, „scenariusz istniejący”) oraz wysokość tych nakładów w sytuacji wpisania wnioskowanej technologii do 

Wykazu refundowanych leków, środków spożywczych specjalnego przeznaczenia żywieniowego oraz wyrobów medycznych, 
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części B. „Leki dostępne w ramach programu lekowego”, umożliwiającego stosowanie ocenianego produktu w ramach 

proponowanego programu lekowego [37], [39] („nowy scenariusz”; por. rozdział 2.4.). 

 

W opracowaniu uwzględniono wpływ zmiany statusu refundacyjnego produktu leczniczego Revolade® na wielkość populacji 

pacjentów stosujących opcjonalne technologie lekowe.  

 

 

 

  

 

 

W ramach analizy wpływu na budżet uwzględniono trzy warianty oceny wielkości populacji docelowej: wariant najbardziej 

prawdopodobny, wariant minimalny i wariant maksymalny. Przy ocenie skrajnych wariantów uwzględniono zakres niepewności 

parametrów wpływających na wielkość populacji docelowej i zużycie wnioskowanej technologii zarówno w ramach scenariusza 

istniejącego jak i scenariusza nowego. 

 

Na podstawie dostępnych informacji ustalono, że wielkość populacji, o której mowa w §6 ust. 1 pkt. 1 lit. b rozporządzenia [3], 

(liczba pacjentów mogących zostać włączonych do proponowanego programu co roku) wynosi:  

 

 

Ustalono, że wielkość populacji, o której mowa w §6 ust. 1 pkt. 2 rozporządzenia [3],  

 

 

 

 

 

Analizę wpływu na budżet przeprowadzono z uwzględnieniem wyników przeglądu systematycznego medycznych baz danych 

[41]. Przy ocenie rocznych wydatków z budżetu płatnika publicznego, w ramach niniejszej analizy wpływu na budżet, 

wykorzystano założenia i wartości parametrów modelu decyzyjnego, szczegółowo opisane na etapie Analizy ekonomicznej [96]. 

 

Przeprowadzona analiza wpływu na system ochrony zdrowia decyzji dotyczącej finansowania wnioskowanej technologii ze 

środków publicznych zgodna jest z Wytycznymi AOTMiT dla przeprowadzenia ocen technologii lekowych [1] oraz spełnia 

minimalne wymagania Ministra Zdrowia przedstawione w rozporządzeniu [3]. 

 

WYNIKI  I WNIOSKI 
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Wykazano, że za finansowaniem ze środków publicznych produktu Revolade® przemawiają aspekty zdrowotne, aspekty etyczne 

oraz aspekty społeczne, w tym przede wszystkim udostępnienie skutecznej opcji terapeutycznej chorym pediatrycznym z 

chorobą rzadką, dla których nie ma obecnie alternatywnego sposobu leczenia w Polsce. 

 

 



1. Cel analizy wpływu na system ochrony zdrowia 

2. Metody przeprowadzenia analizy wpływu na budżet 
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1. CEL ANALIZY WPŁYWU NA SYSTEM OCHRONY ZDROWIA 

 

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

środków publicznych produktu Revolade® (eltrombopag) w leczeniu pacjentów z przewlekłą 

małopłytkowością immunologiczną w wieku poniżej 18 lat. 

 

Oceniono konsekwencje finansowe dla płatnika publicznego wpisania wnioskowanej technologii do 

części B. Wykazu refundowanych leków, środków spożywczych specjalnego przeznaczenia 

żywieniowego oraz wyrobów medycznych umożliwiając realizację proponowanego programu lekowego 

„Leczenie pediatrycznych chorych na przewlekłą pierwotną małopłytkowość immunologiczną 

eltrombopagiem (ICD-10 D69.3)”  [37], [39]. 

 

 

2. METODY PRZEPROWADZENIA ANALIZY WPŁYWU NA BUDŻET 

 

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

dotyczącej finansowania ze środków publicznych produktu leczniczego Revolade® stosowanego w 

obrębie zarejestrowanych wskazań [58]. 

 

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

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

intervention, comparison, outcome; populacja, interwencja, porównanie, wynik – osobno: efekt 

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

niniejszej analizy przedstawia się następująco: 

 populację stanowią pacjenci z przewlekłą pierwotną małopłytkowością immunologiczną (ang. 

Chronic Immune Thrombocytopenic Purpura, cITP), w wieku poniżej 18. roku życia, spełniający 

pozostałe kryteria włączenia do proponowanego programu lekowego [39] (P), 

 wnioskowaną technologią jest stosowanie produktu leczniczego Revolade® (eltrombopag; ELT) w 

połączeniu ze standardową opieką (ang. Standard-of-Care, SoC) u pacjentów z analizowanej 

populacji (I); 

 do grona opcjonalnych technologii zakwalifikowano stosowanie samej standardowej opieki 

(schemat placebo) (C); 

 w opracowaniu uwzględniono finansowe konsekwencje efektów klinicznych stosowania 

porównywanych interwencji w analizowanym wskazaniu; na podstawie wartości parametrów, 

założeń i wyników analizy opisanej w [96] określono średnie roczne zużycie zasobów medycznych, 

uwzględniające wszystkie efekty kliniczne zastosowania wnioskowanej technologii; w 
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opracowaniu wykorzystano następujące punkty końcowe badań klinicznych: prawdopodobieństwo 

odpowiedzi na leczenie umożliwiające kontynuację leczenia w programie (co najmniej jeden 

pomiar wskazujący na liczbę płytek ≥50 mld/l), prawdopodobieństwo trwałej odpowiedzi na 

leczenie interpretowane jako trwała odpowiedź płytkowa (liczba płytek ≥50 mld/l), ryzyko 

rezygnacji z leczenia ELT z powodu działań niepożądanych, ryzyko utraty odpowiedzi (tylko w 

analizie wrażliwości); na podstawie dostępnych danych w opracowaniu skorelowano odpowiedź 

płytkową z ryzykiem wystąpienia krwawień wymagających i niewymagających hospitalizacji oraz 

ryzykiem wystąpienia konieczności zastosowania leczenia ratunkowego (np. drastyczna redukcja 

liczby płytek, skaza krwotoczna) (O), 

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

stanie klinicznym wskazanym we wniosku pod postacią: wielkości populacji pacjentów, o której 

mowa w §6 ust. 1 i 2 rozporządzenia [3], aktualnych wydatków na leczenie pacjentów z 

analizowanej populacji oraz prognozowanych wydatków na 3 lata realizacji proponowanego 

programu lekowego, zgodnie z zapisami Rozporządzenia Ministra Zdrowia [3] (por. rozdział 2.4.). 

 

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

zobowiązanego do finansowania świadczeń medycznych) i świadczeniobiorców ponoszone w ramach 

opieki nad pacjentami z analizowanej populacji w przypadku braku działań mających na celu 

rozszerzenie dostępu do wnioskowanej technologii (status quo, „scenariusz istniejący”; brak 

finansowania ze środków publicznych i brak stosowania ocenianego produktu) oraz wysokość tych 

nakładów w sytuacji realizacji proponowanego programu lekowego („nowy scenariusz”; por. rozdział 

2.4.). 

 

W ramach analizy wpływu na budżet uwzględniono trzy warianty oceny zakresu wpływu finansowania 

ocenianego produktu na budżet płatnika publicznego i wielkość populacji docelowej: wariant 

najbardziej prawdopodobny, wariant minimalny i wariant maksymalny.  

Przy ocenie skrajnych wariantów uwzględniono zakres niepewności parametrów wpływających na 

wielkość populacji docelowej i zużycie zasobów medycznych zarówno w ramach scenariusza 

istniejącego jak i scenariusza nowego. 

Analizę wpływu na budżet przeprowadzono z uwzględnieniem wyników przeglądu systematycznego 

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

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

na budżet wykorzystano wartości parametrów, założenia i wyniki modelu decyzyjnego, szczegółowo 

opisanego na etapie Analizy ekonomicznej [96]. 

 



2. Metody przeprowadzenia analizy wpływu na budżet 

2.1. Oceniana technologia i sposób jej finansowania 
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W opracowaniu wykorzystano wyniki badania kwestionariuszowego przeprowadzonego wśród 5 

ekspertów klinicznych z Polski. Badanie zostało opisane w rozdziale 12.1 raportu z analizy 

ekonomicznej [96]; jego wyniki przedstawiono w arkuszu „Badanie kwestionariuszowe” modelu 

dołączonego do opracowania, a wypełnione przez ekspertów ankiety dołączono do bibliografii – 

pozycja [77]. 

Ilekroć w tekście będzie znajdowało się odwołanie do „opinii ekspertów” lub „wyników badania 

kwestionariuszowego” dotyczyć będzie ono wyników w/w badania kwestionariuszowego. 

 

W niniejszej analizie wykorzystano ogólnie akceptowalne metody biostatystyczne i epidemiologiczne 

[1]-[29], [34], [35]. 

 

Przeprowadzona analiza wpływu na system ochrony zdrowia decyzji dotyczącej finansowania 

wnioskowanej technologii ze środków publicznych zgodna jest z Wytycznymi AOTMiT dla 

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

przedstawione w rozporządzeniu [3]. 

 

2.1. OCENIANA TECHNOLOGIA I SPOSÓB JEJ FINANSOWANIA 

 

Firma Novartis Poland Sp. z o.o. wnioskuje o objęcie refundacją produktu Revolade
®

 w ramach 

programu lekowego. Proponowany sposób refundacji obejmuje realizację programu lekowego 

„Leczenie pediatrycznych chorych na przewlekłą pierwotną małopłytkowość immunologiczną 

eltrombopagiem (ICD-10 D69.3)”  [39].  

 

W opracowaniu założono refundację wnioskowanej technologii w ramach nowej, osobnej grupy 

limitowej. 

 

Analiza aspektów ustawy o refundacji leków [30] dotycząca kwalifikacji do osobnej lub istniejącej 

grupy limitowej została zestawiona w tabeli poniżej. 

 

Tabela 1. Ocena zasadności kwalifikacji Revolade® do nowej, osobnej grupy limitowej. 

Ustawowe kryteria kwalifikacji - art. 15 ust. 
2 i 3 [30] 

Aspekty związane z refundacją Revolade® 

Ta sama nazwa międzynarodowa lub inna 
nazwa międzynarodowa, ale podobne 

działanie terapeutyczne i zbliżony 
mechanizm działania leków we wspólnej 

grupie 

Kryterium niespełnione: brak leków w Wykazie mających zarejestrowane 
wskazania do stosowania w analizowanym wskazaniu, podobne działanie 

terapeutyczne i/lub zbliżony mechanizm działania [37] 

Taki sam zakres wskazań objętych 
refundacją leków we wspólnej grupie 

Kryterium niespełnione: brak leków w Wykazie mających zarejestrowane 
wskazania do stosowania w analizowanym wskazaniu, podobne działanie 

terapeutyczne i/lub zbliżony mechanizm działania [37] 

Podobna skuteczność leków we wspólnej Kryterium niespełnione: brak leków w Wykazie mających zarejestrowane 
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Ustawowe kryteria kwalifikacji - art. 15 ust. 
2 i 3 [30] 

Aspekty związane z refundacją Revolade® 

grupie wskazania do stosowania w analizowanym wskazaniu, podobne działanie 
terapeutyczne i/lub zbliżony mechanizm działania [37] 

Droga podania leku lub jego postać 
farmaceutyczna w istotny sposób ma 

wpływ na efekt zdrowotny lub dodatkowy 
efekt zdrowotny – oddzielna grupa 

Nie dotyczy – brak odpowiedników dla wnioskowanej technologii [37] w 
myśl Ustawy o refundacji [30];  

Podobny efekt zdrowotny lub podobny 
dodatkowy efekt zdrowotny pomimo 

odmiennych mechanizmów działania leków 
we wspólnej grupie 

Kryterium niespełnione: brak leków w Wykazie mających zarejestrowane 
wskazania do stosowania w analizowanym wskazaniu, czy podobny 

dodatkowy efekt [37] 

 

Przedstawione aspekty świadczą, iż kwalifikacja wnioskowanej technologii do osobnej grupy limitowej 

wynika przede wszystkim z następujących aspektów: 

 charakteru problemu decyzyjnego obejmującego chorobę rzadką; 

 braku refundowanych w Wykazie opcjonalnych technologii lekowych, które mogą być 

wykorzystane do leczenia pacjentów z analizowanej populacji. 

 

Zgodnie z art. 6 ust. 8 ustawy o refundacji [30] założono, że wnioskowana technologia będzie 

wydawana pacjentowi bezpłatnie.  

 

Wnioskowaną technologię stanowi stosowanie produktu leczniczego Revolade® w leczeniu pacjentów z 

przewlekłą małopłytkowością immunologiczną w wieku od 1. do końca 17. roku życia, w ramach 

programu lekowego „Leczenie pediatrycznych chorych na przewlekłą pierwotną małopłytkowość 

immunologiczną eltrombopagiem (ICD-10 D69.3)”  [39]. 

 

Zalecana dawka początkowa eltrombopagu (ELT) wynosi: 50 mg raz na dobę dla pacjentów w wieku 

6-17 lat oraz 25 mg raz na dobę dla pacjentów w wieku 1-5 lat oraz pacjentów pochodzenia 

wschodnioazjatyckiego. Dawkę modyfikuje się indywidualnie w zależności od liczby płytek krwi 

pacjenta; celem modyfikacji dawek jest osiągnięcie minimalnej dawki pozwalającej utrzymać poziom 

płytek ≥50 mld/l. Nie należy przekraczać dawki 75 mg/d [39], [58]. 

 

Mając na uwadze brak danych dotyczących wysokości dawkowania wnioskowanej technologii w 

praktyce klinicznej, a także konieczność zachowania korelacji pomiędzy dawką leku a jego efektem, w 

ramach niniejszego opracowania wykorzystano informacje na temat dawkowania pochodzące z tego 

samego źródła co informacje dotyczące skuteczności wnioskowanej technologii – wykorzystano dane 

pochodzące z badania o akronimie PETIT2 [88]. 

 

Średnia, ważona liczbą pacjentów w grupach wiekowych, dawka ELT wyniosła około 1,4 mg na kg 

masy ciała pacjenta (szczegóły w [96] i arkuszu „Dawkowanie i masa ciała”) [88]. 



2.1. Oceniana technologia i sposób jej finansowania 
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W/w wartość uwzględniono w ramach wariantu najbardziej prawdopodobnego analizy, podczas gdy w 

ramach wariantów skrajnych uwzględniono średnią dawkę w poszczególnych grupach (1,0 mg/kg m.c. 

wśród dzieci powyżej 12. roku życia oraz 1,7 mg/kg m.c. wśród dzieci od 1. do 5. roku życia) [88]. 

 

Zgodnie z założeniami [96] uwzględniono kontynuację leczenia ELT do momentu wystąpienia 

następujących zdarzeń:  

 braku odpowiedzi na leczenie umożliwiającej jego kontynuację; 

 rezygnacji z leczenia z powodu działań niepożądanych; 

 poważnych krwawień wymagających hospitalizacji; 

 zgonu pacjenta. 

 

W opracowaniu założono, że dodatkowy efekt kliniczny stosowania ELT pojawia się dopiero po 

zakończeniu pierwszego cyklu leczenia (założono brak odpowiedzi przez pierwsze 4 tygodnie 

stosowania ELT). 

 

Wśród pacjentów włączanych do programu uwzględniono stosowanie ELT u wszystkich przez pierwsze 

4 tygodnie, a tylko u pacjentów z odpowiedzią umożliwiającą kontynuację leczenia w programie przez 

pozostałą część roku. 

Odsetek pacjentów z odpowiedzią umożliwiającą kontynuację w programie jak i pacjentów z 

odpowiedzią płytkową określono na podstawie danych wejściowych modelowania [96] – wykorzystano 

wyniki badania PETIT2 (45,4% kontynuuje leczenie; 39,7% ma odpowiedź płytkową; iloraz tych 

wartości określa odsetek pacjentów z odpowiedzią płytkową wśród kontynuujących leczenie, tj. 

87,4%). 

Wśród pacjentów kontynuujących leczenie (od 2. roku w programie) uwzględniono zużycie ELT przez 

cały rok. 

 

Na podstawie wyników modelowania [96] ustalono, że po 1. roku od włączenia do programu 

stosowanie ELT kontynuuje   

Na tej podstawie określono, że roczne przeżycie na terapii ELT wśród pacjentów kontynuujących 

leczenie w programie wynosi  Wartość ta posłużyła do oceny liczby 

pacjentów wykluczanych z programu od 2. roku leczenia ELT. 

 

Uwzględniono stosowanie ELT w skojarzeniu ze standardową opieką (ang. Standard-of-Care; SoC) na 

którą składają się: 
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 leczenie wdrażane w sytuacji wystąpienia krwawień wymagających lub niewymagających 

hospitalizacji (przetaczanie płytek/koncentratów krwi, podawanie immunoglobulin dożylnie, 

podawanie sterydów dożylnie, kontynuacja leczenia sterydami po wyjściu ze szpitala); 

 leczenie ratunkowe wdrażane w sytuacjach klinicznych wymagających natychmiastowej 

interwencji (podawanie immunoglobulin dożylnych, podawanie sterydów dożylnych). 

 

Udział poszczególnych schematów leczenia oraz ich dawkowanie zostało ustalone na podstawie 

wyników badania kwestionariuszowego (por. rozdział 12.1. raportu z analizy ekonomicznej [96], 

arkusz „Badanie kwestionariuszowe” modelu, ankiety [77]) oraz standardowego dawkowania 

opisanego w Internie Szczeklika [90]. Wszystkie założenia w zakresie SoC opisano w [96]. 

 

Szczegółowe informacje na temat wnioskowanej technologii zamieszczono w Analizie problemu 

decyzyjnego [40]. 

 

2.2. PERSPEKTYWA ANALIZY 

 

Analizowany problem decyzyjny dotyczy objęcia refundacją i ustalenia urzędowej ceny dla produktu 

leczniczego Revolade® w ramach części B. „Leki dostępne w ramach programu lekowego” Wykazu 

refundowanych leków, środków spożywczych specjalnego przeznaczenia żywieniowego oraz wyrobów 

medycznych [40] (por. rozdział 2.1.).  

 

Proponowany sposób refundacji nie uwzględnia współpłacenia świadczeniobiorcy za lek [30]. Wyniki 

analizy ekonomicznej [96] świadczą o niewielkim udziale kosztów różniących z perspektywy 

świadczeniobiorcy wśród wszystkich kosztów z perspektywy płatnika publicznego i świadczeniobiorcy 

(<0,5% zarówno w kosztach całkowitych jak i kosztach inkrementalnych). 

 

Mając powyższe na uwadze, zgodnie z Wytycznymi dla przeprowadzania ocen technologii medycznych 

opublikowanymi przez AOTMiT [1], niniejsza analiza wpływu na budżet została przeprowadzona z 

perspektywy płatnika publicznego (podmiotu zobowiązanego do finansowania świadczeń ze środków 

publicznych, Narodowego Funduszu Zdrowia). 

 

2.3. HORYZONT CZASOWY ANALIZY  

 

W analizie wpływu na budżet dokonuje się oceny wpływu danej technologii medycznej na jednoroczny 

budżet opieki zdrowotnej w czasie kilku lat następujących po podjęciu decyzji o finansowaniu ze 

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



2.3. Horyzont czasowy analizy 
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najmniej w ciągu pierwszych 2 lat od daty rozpoczęcia finansowania danej technologii medycznej ze 

środków publicznych [1]. 

 

Punkt początkowy niniejszej analizy obejmuje pierwszy rok, w którym będzie możliwe stosowanie 

refundowanego produktu leczniczego Revolade® w ramach scenariusza nowego (przy założeniu 

pozytywnej decyzji Ministra Zdrowia dotyczącej refundacji i ustalenia urzędowej ceny dla produktu 

Revolade® stosowanego w analizowanym wskazaniu). Założono objęcie refundacją wnioskowanej 

technologii pod koniec 2016 roku (wejście w życie Obwieszczenia Ministra Zdrowia umieszczającego 

wnioskowaną technologię w Wykazie refundowanych leków, środków spożywczych specjalnego 

przeznaczenia żywieniowego oraz wyrobów medycznych oraz modyfikacja odpowiednich zarządzeń 

Prezesa NFZ wprowadzająca proponowany program lekowy) i pierwsze wykorzystanie wnioskowanej 

technologii w 2017 roku. Założono, że pierwszy rok analizy będzie obejmował cały 2017 rok.  

 

Ustalono, że ze względu na charakter schorzenia i sposób refundacji moment stabilizacji 

analizowanego rynku powinien wystąpić bardzo szybko i na tej podstawie przyjęto, że będzie to okres 

pierwszych 3 lat jego realizacji. Wysoki stopień indywidualizacji leczenia pacjentów z analizowanej 

populacji oraz wynikająca z tego aspektu zmienna długość stosowania wnioskowanej technologii u 

standardowego pacjenta uniemożliwia jednoznaczne potwierdzenie momentu stabilizacji 

analizowanego rynku.  

 oraz 1,5 lat wśród dorosłych pacjentów z Australii [89], 

co potwierdza słuszność przyjętego horyzontu czasowego (średnia długość terapii krótsza od 3 lat, 

niezależnie od źródła informacji; konsekwencje finansowe stosowania wnioskowanej technologii 

manifestują się przede wszystkim w okresie jej stosowania [96]). 

 

Na podstawie przedstawionych powyżej informacji horyzont czasowy niniejszej analizy wpływu na 

budżet został określony na poziomie 3 lat. Zasadność przyjęcia okresu nie krótszego niż dwuletni 

potwierdzają informacje w art. 11. ust. 3 pkt. 3 Ustawy o refundacji [30] świadczące iż pozytywne 

rozpatrzenie wniosku o objęcie refundacją i ustalenie urzędowej ceny dla produktu Revolade® 

stosowanego w analizowanym wskazaniu będzie obowiązywać przez 2 lata od decyzji Ministra 

Zdrowia.  

W ramach analizy wpływu na budżet dotyczącej stosowania produktu leczniczego Revolade® w 

analizowanym wskazaniu przeprowadzono symulację wysokości nakładów finansowych z 

jednorocznego budżetu płatnika publicznego oraz ocenę konsekwencji finansowych dla kolejnych lat 

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

„scenariusz istniejący”) w okresie 3 pierwszych lat realizacji proponowanego programu lekowego w 

ramach nowego scenariusza, przy corocznej ocenie wydatków z budżetu płatnika publicznego. 
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2.4. SCENARIUSZE PORÓWNYWANE I PUNKTY KOŃCOWE ANALIZY  

 

W ramach analizy porównano nakłady finansowe z perspektywy płatnika publicznego ponoszone w 

ramach opieki nad pacjentami z analizowanej populacji w przypadku braku działań mających na celu 

rozszerzenie dostępu do wnioskowanej technologii (status quo, „scenariusz istniejący”) oraz wysokość 

tych nakładów w sytuacji wpisania wnioskowanej technologii do Wykazu refundowanych leków, 

środków spożywczych specjalnego przeznaczenia żywieniowego oraz wyrobów medycznych, części B. 

„Leki dostępne w ramach programu lekowego”, umożliwiającego stosowanie ocenianego produktu w 

ramach proponowanego programu lekowego „Leczenie pediatrycznych chorych na przewlekłą 

pierwotną małopłytkowość immunologiczną eltrombopagiem (ICD-10 D69.3)” [37], [39] („nowy 

scenariusz”).  

 

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

wskazanym we wniosku (por. rozdział 2.5.1.).  

 

W opracowaniu uwzględniono opcjonalne technologie możliwe do stosowania wśród pacjentów z 

analizowanej populacji i powszechnie wykorzystywane w analizowanym wskazaniu w Polsce, o czym 

świadczą dostępne informacje. 

 

Na podstawie informacji uzyskanych od ekspertów klinicznych (por. rozdział 12.1. raportu z analizy 

ekonomicznej [96], arkusz „Badanie kwestionariuszowe” modelu, ankiety [77]) ustalono, że w chwili 

obecnej wśród pacjentów z analizowanej populacji stosowane są: 

       

 

  

  

 

Mając na uwadze, iż płatnik publiczny nie ponosi kosztu badań klinicznych, w ramach niniejszej analizy 

pominięto ten aspekt. Konserwatywnie przyjęto, że pacjenci w trakcie badań klinicznych w horyzoncie 

analizy poddawani będą standardowej opiece.  

 

         

 

 



2.4. Scenariusze porównywane i punkty końcowe analizy 
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Tym samym na podstawie wyników badania kwestionariuszowego ustalono, że uwzględniono 

istniejącą praktykę stanowić będzie stosowanie SoC, zgodnie z definicją przedstawioną w rozdziale 2.1. 

 

W przypadku schematu placebo (sama SoC) uwzględniono prawdopodobieństwo odpowiedzi płytkowej 

wynoszące           

Zestawienie założeń porównywanych scenariuszy przedstawiono w tabeli poniżej. 

 

Tabela 2. Zestawienie założeń porównywanych scenariuszy. 

 Scenariusz istniejący (status quo) Nowy scenariusz 

Realizacja proponowanego 
programu lekowego 

Nie  Tak  

Stosowane schematy 
leczenia 

SoC ELT + SoC, SoC 

Wpływ odpowiedzi na 
częstotliwość 
występowania 

niekorzystnych zdarzeń 

Tak  Tak  

Dodatkowy efekt ELT? Nie dotyczy 
Tak, tylko u kontynuujących leczenie ELT 

(modyfikacja częstotliwości wykorzystywania 
schematów SoC) 

 

W ramach niniejszej analizy wpływu na system ochrony zdrowia przedstawiono: 

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

 ilościową prognozę rocznych wydatków podmiotu zobowiązanego do finansowania świadczeń ze 

środków publicznych, jakie będą ponoszone na leczenie pacjentów w stanie klinicznym 

wskazanym we wniosku, z wyszczególnieniem składowej wydatków stanowiącej refundację ceny 

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

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

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

 ilościową prognozę rocznych wydatków podmiotu zobowiązanego do finansowania świadczeń ze 

środków publicznych, jakie będą ponoszone na leczenie pacjentów w stanie klinicznym 

wskazanym we wniosku, z wyszczególnieniem składowej wydatków stanowiącej refundację ceny 

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

objęciu refundacją, o której mowa w art. 11 ust. 1 ustawy, zgodnie z §6 ust. 5 rozporządzenia [3] 

(prognoza opisana jako „nowy scenariusz”), 

 oszacowanie różnicy w w/w prognozach, zgodnie z §6 ust. 6 rozporządzenia [3], 

 zgodnie z §6 ust. 7 rozporządzenia [3] przedstawiono również prognozy i różnice w ich 

wartościach dla dwóch skrajnych wariantów wielkości populacji docelowej (warianty opisane jako 

minimalny i maksymalny). 
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W ramach niniejszej analizy przedstawiono również oszacowania aktualnych rocznych wydatków 

podmiotu zobowiązanego do finansowania świadczeń ze środków publicznych, ponoszonych na 

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

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

rozporządzenia [3], ale z ograniczeniami. Z uwagi na brak jakichkolwiek informacji na temat wydatków 

płatnika publicznego na leczenie pacjentów z analizowanej populacji, przy ocenie całkowitych 

wydatków z budżetu płatnika publicznego przeznaczonych na finansowanie opieki pacjentów z 

analizowanej populacji przeprowadzono modelowanie analogiczne do opisanych wyżej prognoz.  

 

2.5. CHARAKTERYSTYKA I WIELKOŚĆ ANALIZOWANEJ POPULACJI  

 

2.5.1. CHARAKTERYSTYKA ANALIZOWANEJ POPULACJI 

 

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

który zawiera się w zarejestrowanych wskazaniach do stosowania produktu leczniczego Revolade® 

[58].

 

Zarejestrowane wskazanie do stosowania ocenianego leku obejmują: 

 leczenie pacjentów z przewlekłą pierwotną małopłytkowością immunologiczną, w wieku od 1. 

roku życia, którzy wykazują niedostateczną odpowiedź na inne sposoby leczenia (np. terapia 

kortykosteroidami, immunoglobulinami); 

 leczenie dorosłych pacjentów z przewlekłym wirusowym zapaleniem wątroby typu C (WZW C) w 

celu leczenia małopłytkowości, gdy stopień małopłytkowości jest głównym czynnikiem 

uniemożliwiającym rozpoczęcie lub ograniczającym możliwości kontynuowania optymalnej terapii 

opartej na interferonie; 

 leczenie dorosłych pacjentów z nabytą ciężką postacią niedokrwistości aplastycznej (SAA – severe 

aplastic anaemia), u których wystąpiła oporność na wcześniejsze leczenie immunosupresyjne lub 

którzy przebyli wcześniejsze intensywne leczenie i nie są odpowiednimi kandydatami do 

transplantacji krwiotwórczych komórek macierzystych [58]. 

 

W opracowaniu uwzględniono proponowane zawężenie pierwszego wskazania do chorych w wieku 

poniżej 18. roku życia [39]. 

 

W opracowaniu uwzględniono populację otwartą pacjentów – obserwacji poddawano zagregowaną 

grupę pacjentów leczonych z wykorzystaniem porównywanych interwencji w kolejnych latach 
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horyzontu czasowego. Pominięto tym samym koszty wśród pacjentów niespełniających kryteriów 

włączenia do proponowanego programu lekowego w całym horyzoncie analizy.  

Nie poddawano obserwacji każdego pacjenta osobno, gdyż brakuje wiarygodnych informacji 

umożliwiających przeprowadzenie tego typu analizy. W pierwszej kolejności oceniono 

rozpowszechnienie stanu klinicznego wskazanego we Wniosku (liczbę pacjentów rozpoczynających lub 

kontynuujących profilaktykę każdego roku) i następnie na podstawie sumarycznej średniej w roku 

liczby pacjentów włączanych do proponowanego programu lekowego (na podstawie danych 

dotyczących zapadalności) określono udział pacjentów kontynuujących leczenie rozpoczęte w latach 

poprzednich horyzontu czasowego i następnie wydatki z budżetu płatnika publicznego przy 

uwzględnieniu danych wejściowych i wyników modelu analizy ekonomicznej [96]. 

 

Z grona charakterystyk pacjentów z analizowanej populacji jako bezpośrednie dane wejściowe modelu 

analizy wpływu na budżet uwzględniono tylko średnią masę ciała. W analizie podstawowej 

uwzględniono masę ciała pacjentów włączonych do grupy ELT badania PETIT2 (41,0 kg w wariancie 

najbardziej prawdopodobnym, dolną i górną granicę zakresu raportowanego w badaniu, tj. 35,5 kg i 

46,4 kg w ramach wariantów skrajnych). 

 

 

 

2.5.2. WIELKOŚĆ POPULACJI 

 

Przeprowadzono ocenę liczebności populacji pacjentów w stanie klinicznym wskazanym we wniosku 

przy uwzględnieniu:  

 jedynego opublikowanego źródła informacji w zakresie epidemiologii cITP w Polsce – badania 

PLATE [85]; 

 odnalezionych w ramach przeglądu baz danych† informacji dotyczących epidemiologii cITP wieku 

pediatrycznego z innych krajów – wyników badań [82], [84]; 

 opinii ekspertów klinicznych uczestniczących w badaniu kwestionariuszowym (por. rozdział 12.1. 

raportu z analizy ekonomicznej [96], arkusz „Badanie kwestionariuszowe” modelu, ankiety [77]). 

 

2.5.2.1. WIELKOŚĆ POPULACJI, O KTÓREJ MOWA W § 6 UST. 1 PKT. 1 I 2 

ROZPORZĄDZENIA [3] 

 

                                                 
†
 Na podstawie systematycznego przeszukania bazy PubMed dla wyrażeń: 
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Wielkość populacji, o której mowa w §6 ust. 1 pkt. 1 lit. a rozporządzenia [3], tj. populacji pacjentów, 

u których wnioskowana technologia mogłaby być stosowana, zgodnie z zarejestrowanymi wskazaniami, 

określono przy uwzględnieniu wyników badania PLATE [85] w zakresie liczby zdiagnozowanych 

pacjentów z cITP bez względu na wiek (3228) i odsetka pacjentów nieodpowiadających na leczenie 

standardowe (przyjęto na poziomie 15% wśród wszystkich, tj. sumy odsetka pacjentów nieskutecznie 

leczonych sterydami po splenektomii i pacjentów nieskutecznie leczonych sterydami przed 

splenektomią). Na tej podstawie chorobowość dla całego zarejestrowanego wskazania w obrębie cITP 

została określona na poziomie 484 pacjentów. 

 

Przeprowadzając uproszczone obliczenia ustalono, że około 500 pacjentów w Polsce może się 

kwalifikować do leczenia produktem Revolade
®

 przy uwzględnieniu pełnego zarejestrowanego 

wskazania [58]. 

Nie są dostępne dokładne informacje dotyczące liczby pacjentów z WZW typu C i SAA mających 

wskazania do stosowania wnioskowanej technologii w Polsce. 

 

Liczebność populacji pacjentów w stanie klinicznym wskazanym we wniosku obliczono z 

wykorzystaniem wszystkich dostępnych źródeł informacji. 

 

Chorobowość i zapadalność na stan kliniczny wskazany we Wniosku – wyniki badania 

kwestionariuszowego 

 

 

 

  

 

 

 

Chorobowość i zapadalność na stan kliniczny wskazany we Wniosku – wyniki badania PLATE 

 

Wynik badania PLATE [85] wskazują, że w Polsce żyje około 484 pacjentów z cITP wymagających 

leczenia z wykorzystaniem ELT (pacjenci w każdym wieku). Przyjmując odsetek chorych w wieku od 1. 

do 17. roku życia na poziomie takim jak obserwowano w badaniu [82] (11,6%‡) można ustalić, że na 

podstawie wyników badania PLATE chorobowość stanu klinicznego wskazanego we wniosku wynosi 

56 pacjentów.  

                                                 
‡ (49+265+56+205)/(2995+1948) 
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W ramach badania PLATE przedstawiono również wskaźnik zapadalności na cITP (3,5 na 100 000 

osób) [85], który przy uwzględnieniu wielkości populacji generalnej Polski w wieku od 1. do 18. roku 

życia (6 558 880 [91]) i odsetka pacjentów nieskutecznie leczonych, raportowanych w badaniu PLATE 

(15% [85]) pozwala oszacować roczną zapadalność na stan kliniczny wskazany we wniosku na 

poziomie 34 pacjentów, co jest zgodnie z opiniami ekspertów klinicznych. 

 

Chorobowość stanu klinicznego wskazanego we Wniosku – wyniki badań z innych krajów 

 

Zidentyfikowano dwa źródła informacji wskazujące na chorobowość cITP wieku pediatrycznego w 

innych krajach – badania [82], [84] (dane ze Stanów Zjednoczonych). Uwzględniając wskazane w 

badaniach współczynniki chorobowości dla poszczególnych grup wieku [82], [84], liczebność polskiej 

populacji generalnej w danej grupie wieku [91] oraz odsetek pacjentów nieskutecznie leczonych 

raportowanych w badaniu PLATE (15% [85]) można określić, że liczebność populacji docelowej wynosi: 

 102 pacjentów (zakres: 86 do 118) przy uwzględnieniu danych z [82]; 

 68 pacjentów (zakres: 42 do 103) przy uwzględnieniu danych z [84]. 

Szczegóły dotyczące w/w obliczeń zamieszczono w arkuszach „Model BIA” i „Dane wejściowe” modelu 

dołączonego do opracowania. 

 

Chorobowość i zapadalność na stan kliniczny wskazany we Wniosku – podsumowanie 

 

Podsumowanie zidentyfikowanych informacji na temat epidemiologii stanu klinicznego wskazanego we 

wniosku przedstawiono w tabeli poniżej. 

 

Tabela 3. Podsumowanie informacji na temat wielkości populacji docelowej. 

 Średnia Dolna granica Górna granica 

Zapadalność 

1) Opinie ekspertów    

2) Dane epidemiologiczne 1 (wyniki badania PLATE [85]) 34 34 34 

Chorobowość 

1) Opinie ekspertów    

 56 48 145 

3) Dane epidemiologiczne 2 (wyniki badania [84]) 68 42 103 

4) Dane epidemiologiczne 3 (wyniki badania [82]) 102 86 118 

 

Mając na uwadze, iż dane uzyskane od ekspertów klinicznych uwzględniają dane epidemiologiczne 

skorygowane w oparciu o własne doświadczenie (np. w oparciu o liczbę chorych w ośrodkach znanych 
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ekspertom), w ramach analizy podstawowej do oceny chorobowości i zapadalności na stan kliniczny 

wskazany we wniosku uwzględniono wyniki badania kwestionariuszowego. 

Pozostałe zestawy danych zostały uwzględnione w ramach analizy wrażliwości. 

Tym samym ustalono, że wielkość populacji, o której mowa w §6 ust. 1 pkt. 1 lit. b rozporządzenia [3] 

wynosi, przy uwzględnieniu założeń analizy podstawowej (liczba pacjentów mogąca zostać włączona 

do proponowanego programu co roku):  

 

 

Na uwagę zasługuje, że przy ocenie całkowitych wydatków uwzględniono chorobowość stanu 

klinicznego wskazanego we Wniosku w horyzoncie analizy określoną na podstawie aktualnej 

chorobowości w 1. roku oraz aktualnej chorobowości i zapadalności w kolejnych latach – oszacowano 

poszczególne kategorie kosztowe dla wszystkich pacjentów, którzy przynajmniej raz w horyzoncie 

analizy spełniali kryteria włączenia do proponowanego programu lekowego. Oznacza to, że nie 

wykluczano z obserwacji praktycznie żadnych pacjentów, niemniej jednak przeprowadzono dokładne 

obliczenia w zakresie zużycia ELT uwzględniając opisane w rozdziale 2.1. kryteria zaprzestania jego 

stosowania. Przy odpowiednio wysokiej zapadalności umożliwiono zmianę chorobowości stanu 

klinicznego wskazanego we Wniosku. 

 

Opierając się na informacjach uzyskanych od Wnioskodawcy ustalono, że w chwili obecnej żaden 

pacjent z analizowanej populacji w Polsce nie jest poddawany terapii z wykorzystaniem ELT. 

Powyższe informacje potwierdzają eksperci kliniczni w ramach badania kwestionariuszowego (por. 

rozdział 12.1. raportu z analizy ekonomicznej [96], arkusz „Badanie kwestionariuszowe” modelu, 

ankiety [77]) – każdy z ekspertów wskazuje na brak wykorzystania ELT w analizowanym wskazaniu. 

Tym samym wielkość populacji, o której mowa w §6 ust. 1 pkt. 1 lit. c rozporządzenia [3], wynosi 0 

pacjentów. 

 

 

 

 

W ramach wariantu najbardziej prawdopodobnego uwzględniono średnią wartość; w ramach 

skrajnych wariantów – dolną i górną granicę zakresu. 

 

Ustalono, że wielkość populacji, o której mowa w §6 ust. 1 pkt. 2 rozporządzenia [3], wynosi:  
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2.6. Analiza wpływu na skutki zdrowotne 
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Na podstawie dostępnych danych (por. informacje przedstawione w rozdziale 2.1. oraz powyżej) 

ustalono, że liczba pacjentów stosujących wnioskowaną technologię w programie pod koniec danego 

roku wyniesie:  

 

 

 

2.5.2.2. PODSUMOWANIE INFORMACJI NA TEMAT WIELKOŚCI POPULACJI 

PACJENTÓW 

 

Podsumowanie informacji na temat wielkości populacji docelowej uwzględnionej w ramach analizy 

podstawowej przedstawiono w tabeli poniżej. 

 

Tabela 4. Podsumowanie wielkości populacji pacjentów uwzględnionej w ramach analizy podstawowej. W 

 

     

 
 

 

  

 
 

 
    

 
 

    

 
 

 
    

 

2.6. ANALIZA WPŁYWU NA SKUTKI ZDROWOTNE  

 

W opracowaniu przedstawiono efekty zdrowotne stosowania porównywanych interwencji w ujęciu 

populacyjnym (liczba krwawień wymagających i niewymagających hospitalizacji, liczba terapii 

ratunkowych).  

Dodatkowo uwzględniono finansowe konsekwencje efektów klinicznych stosowania porównywanych 

interwencji. 

Przy ocenie częstotliwości występowania zdarzeń klinicznych w zależności od odpowiedzi płytkowej 

wykorzystano źródła danych stanowiące podstawowy zestaw analizy ekonomicznej [96], 

przedstawione w tabeli poniżej. 

 



Ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznego decyzji o finansowaniu stosowania produktu Revolade® 

(eltrombopag) w leczeniu pacjentów z przewlekłą małopłytkowością immunologiczną w wieku poniżej 18 lat w 

ramach programu lekowego.  

 

 

 

 24  

Tabela 5. Częstotliwość występowania zdarzeń niepożądanych w 4-tygodniowym okresie w zależności od liczby 

płytek krwi. Na podstawie: wyników badania Rosthøj i wsp. [54] i wyników badania RISE i EXTEND (ELT u 

dorosłych) [66] (szczegóły w rozdziale 3.5.2.1. analizy ekonomicznej [96]). 

Zdarzenie ≥50 mld/l <50 mld/l 

Krwawienia niewymagające hospitalizacji 0,025 0,197 

Krwawienia wymagające hospitalizacji 0,000 0,028 

Leczenie ratunkowe 0,013 0,132 

CFR zgonu z powodu poważnych krwawień 2,5% 4,4% 

 

Oszacowano roczną częstotliwość występowania w/w zdarzeń w trakcie stosowania poszczególnych 

interwencji, z uwzględnieniem informacji dotyczących prawdopodobieństwa uzyskania odpowiedzi 

płytkowej (por. rozdziały: 2.1. i 2.4.). 

Mając na uwadze, iż wśród pacjentów kontynuujących leczenie i wśród pacjentów rozpoczynających 

leczenie ELT w programie efekty mogą być inne (w pierwszym roku leczenie stosowane przez 4 

tygodnie u nieodpowiadających; następnie brak stosowania ELT u tych pacjentów) w przypadku 

wnioskowanej technologii przeprowadzono dwa warianty obliczeń: wśród pacjentów rozpoczynających 

leczenie w programie (wartość w przeliczeniu na pacjenta rozpoczynającego leczenie w programie) i 

wśród pacjentów kontynuujących leczenie w programie (wartość w przeliczeniu na pacjenta 

rozpoczynającego drugi rok stosowania ELT). Tym sposobem uzyskano dane wejściowe 

odzwierciedlające§  założenia i wyniki analizy ekonomicznej [96]. 

 

Wyniki przeprowadzonych obliczeń przedstawiono w tabeli poniżej. Szczegółowe obliczenia znajdują 

się w arkuszu „Dane wejściowe” modelu dołączonego do opracowania. 

 

Tabela 6. Roczna częstotliwość występowania analizowanych zdarzeń niepożądanych. W przeliczeniu na 1 

 

 
 

 
 

 

    

    

    

 

 

 

 

 

 

                                                 
§  w BIA obliczenia dla rocznych okresów vs. modelowanie dla cykli 4-tygodniowych, co może wiązać się z nieznacznymi 

zmianami w wynikach 
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2.7. KOSZTY UWZGLĘDNIONE W OPRACOWANIU 

 

W ramach niniejszego opracowania uwzględniono zasoby zużywane w trakcie leczenia pacjentów z 

przewlekłą małopłytkowością immunologiczną w wieku poniżej 18. roku życia w warunkach polskich.  

Zasoby uwzględnione w analizie związane są z kosztami z perspektywy płatnika publicznego. 

Uwzględniono wyłącznie koszty bezpośrednie medyczne. 

 

  

W opracowaniu uwzględniono analogiczne założenia i dane wejściowe dla kosztów jak w przypadku 

analizy ekonomicznej [96]. Podstawowe założenia w zakresie danych kosztowych: 

 koszt ELT ustalono na podstawie proponowanych przez Wnioskodawcę cen i sposobu refundacji 

(program lekowy, osobna grupa limitowa);  

  R k S g S       

 

           

          

 

 

 

   

 

 

 

 charakter i koszt opieki standardowej został określony na podstawie wyników badania 

kwestionariuszowego (por. rozdział 12.1. raportu z analizy ekonomicznej [96], arkusz „Badanie 

kwestionariuszowe” modelu, ankiety [77]). 

 

Bezpośrednie dane wejściowe modelu decyzyjnego analizy ekonomicznej [96] w zakresie kosztów 

przedstawiono w tabeli poniżej. 
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Opierając się na Wytycznych przeprowadzania Ocen Technologii Medycznych [1], w ramach niniejszej 

analizy wpływu na budżet nie uwzględniono dyskontowania. 

 

2.8. METODY ESTYMACJI WYNIKÓW ANALIZY W UJĘCIU POPULACYJNYM 

 

Zastosowana w niniejszej analizie metoda estymacji wyników w ujęciu populacyjnym uwzględnia 

obserwację rocznej liczby pacjentów, która pozwala określić sumaryczne zużycie danych zasobów lub 

sumaryczne koszty w ujęciu populacyjnym. 

W uproszczeniu, iloczyn liczby pacjentów w danym roku oraz rocznego zużycia danego zasobu 

medycznego i jego kosztu jednostkowego pozwala określić całkowite wydatki wśród pacjentów w 

stanie klinicznym wskazanym we wniosku. 

Na uwagę zasługuje, że w opracowaniu uwzględniono liczbę pacjentów stosujących czynniki co 

najmniej 1 dzień w programie i przypisano im (maksymalizując wydatki) koszt/zużycie czynników dla 

pełnego roku obserwacji. 

 



2.9. Analiza wrażliwości i wykaz parametrów analizy wpływu na budżet 

 

 

 
 

 27  

2.9. ANALIZA WRAŻLIWOŚCI I WYKAZ PARAMETRÓW ANALIZY WPŁYWU NA 

BUDŻET  

 

W ramach analizy podstawowej uwzględniono trzy warianty:  

 najbardziej prawdopodobny, uwzględniający realistyczne wartości parametrów dotyczących 

wielkości analizowanej populacji i wpływu refundacji wnioskowanej technologii na budżet płatnika 

publicznego,  

 minimalny, uwzględniający skrajne założenia i wartości z zakresu niepewności parametrów 

dotyczących wielkości analizowanej populacji, generujące minimalne wydatki z budżetu,  

 maksymalny, uwzględniający skrajne założenia i wartości zakresu niepewności parametrów 

dotyczących wielkości analizowanej populacji, generujące maksymalne wydatki z budżetu. 

 

Parametry poszczególnych scenariuszy zostały przedstawione w tabeli poniżej (szczegóły dotyczące 

parametrów oceny wielkości populacji zostały przedstawiono w rozdziale 2.5.). 

 

Tabela 8. Charakterystyka wariantów wielkości populacji docelowej uwzględnionych w ramach analizy 
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Podstawowe założenia analizy wpływu na budżet: 

 uwzględniono opublikowane i nieopublikowane dane na temat chorobowości i zapadalności na 

cITP wieku pediatrycznego (do modyfikacji w arkuszu „Ustawienia BIA”); 

 uwzględniono wskazywaną przez ekspertów wyższą liczbę pacjentów włączanych w 1. roku 

realizacji programu niż w kolejnych latach (odsetek kontynuujących leczenie w programie 

określono na podstawie wyników modelu analizy ekonomicznej); 

 założono stałą chorobowość stanu klinicznego wskazanego we wniosku w horyzoncie analizy; 

 uwzględniono zużycie ELT wśród nieodpowiadających; 

 uwzględniono SoC w ramach istniejącej praktyki; 



2.9. Analiza wrażliwości i wykaz parametrów analizy wpływu na budżet 
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 uwzględniono redukcję liczby krwawień i liczby terapii ratunkowych wynikającą z realizacji 

proponowanego programu lekowego. W ramach analizy wrażliwości rozpatrywano scenariusze 

opisane w tabeli poniżej. 

 

Tabela 10. Opis scenariuszy analizy wrażliwości. 

Scenariusz Opis 

SA1 Wyniki analizy podstawowej 

SA2 
Chorobowość: wyniki badania PLATE [85]; zapadalność: wyniki badania PLATE [85] (por. rozdział 

2.5.2.1.) 

SA3 
SA3. Chorobowość: wyniki badania Segal i wsp. [84]; zapadalność: wyniki badania PLATE [85] (por. 

rozdział 2.5.2.1.) 

SA4 
SA4. Chorobowość: wyniki badania Segal i wsp. [84]; zapadalność: opinie ekspertów (por. rozdział 

2.5.2.1.) 

SA5 
SA5. Chorobowość: wyniki badania Feudjo-Tepie i wsp. [82]; zapadalność: wyniki badania PLATE [85] 

(por. rozdział 2.5.2.1.) 

SA6 
SA6. Chorobowość: wyniki badania Feudjo-Tepie i wsp. [82]; zapadalność: opinie ekspertów (por. 

rozdział 2.5.2.1.) 

SA7 SA7. Charakterystyka pacjentów na podstawie opinii ekspertów (por. rozdział 2.5.1.) 

SA8 
SA8. Kontynuacja leczenia ELT pomimo wystąpienia poważnego krwawienia (por. rozdział 2.2. analizy 

ekonomicznej [96]) 

SA09 
SA9. Zaprzestanie leczenia ELT wśród pacjentów wymagających terapii ratunkowej (por. rozdział 2.2. 

analizy ekonomicznej [96]) 

SA10 SA10. Maksymalna dawka ELT (75 mg/d) u wszystkich 

SA11 
SA11. Zależna od odpowiedzi częstotliwość krwawień i terapii ratunkowej na podstawie TA221 [66] (por. 

rozdział 3.5.2.1. analizy ekonomicznej [96]) 

SA12 
SA12. Zależna od odpowiedzi częstotliwość krwawień i terapii ratunkowej na podstawie RAISE+EXTEND 

[66] (por. rozdział 3.5.2.1. analizy ekonomicznej [96]) 
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3. WYNIKI ANALIZY WPŁYWU NA BUDŻET 

 

3.1. AKTUALNE WYDATKI Z BUDŻETU PŁATNIKA PUBLICZNEGO 

 

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

samym składowa kosztów opieki nad pacjentami w stanie klinicznym wskazanym we wniosku, 

uwzględniająca podawanie analizowanego produktu, nie występuje. 

 

Nie są dostępne informacje na temat aktualnych wydatków wśród pacjentów w stanie klinicznym 

wskazanym we wniosku.  

Opierając się na zidentyfikowanych informacjach należy uznać, że aktualne wydatki z budżetu płatnika 

publicznego przeznaczone na finansowanie świadczeń pacjentom z analizowanej populacji wynoszą 

 

 

 

3.2. WARIANT NAJBARDZIEJ PRAWDOPODOBNY 

 

Wyniki analizy wpływu na budżet uwzględniające najbardziej prawdopodobny wariant wielkości 

populacji przedstawiono poniżej. 



3.2. Wariant najbardziej prawdopodobny 
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3.2. Wariant najbardziej prawdopodobny 

3.3. Wariant minimalny 
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3.3. WARIANT MINIMALNY  

 

Wyniki analizy wpływu na budżet uwzględniające wariant minimalny wielkości analizowanej populacji 

przedstawiono w tabelach poniżej. 
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3.3. Wariant minimalny 
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3.4. WARIANT MAKSYMALNY  

 

Wyniki analizy wpływu na budżet uwzględniające wariant maksymalny wielkości analizowanej 

populacji przedstawiono w tabelach poniżej. 

 



3.4. Wariant maksymalny 
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3.4. Wariant maksymalny 

3.5. Analiza wrażliwości 
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3.5. ANALIZA WRAŻLIWOŚCI 

 

Wyniki analizy wrażliwości dla analizy wpływu na budżet przedstawiono w tabelach poniżej. 
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4. Analiza zużytych zasobów 

5. Analiza wpływu na efekty zdrowotne 
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4. ANALIZA ZUŻYTYCH ZASOBÓW   

 

Szczegółowe informacje na temat zużycia zasobów w poszczególnych latach analizy przedstawiono w 

rozdziale 3. Poniżej przedstawiono wyłącznie informacje na temat estymowanego zużycia 

wnioskowanej technologii w horyzoncie analizy. 

 

 

    

 

    

    

    

 

    

    

    

 

    

    

    

 

 

5. ANALIZA WPŁYWU NA EFEKTY ZDROWOTNE 

 

Wybrane wyniki zdrowotne w ujęciu populacyjnym przedstawiono w tabeli poniżej. 
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6. ANALIZA WPŁYWU NA ORGANIZACJĘ UDZIELANIA ŚWIADCZEŃ ZDROWOTNYCH  

 

 

 

  

 

Stosowanie produktu leczniczego Revolade® w analizowanym wskazaniu nie nakłada szczególnych 

wymogów na pacjenta czy świadczeniodawcę. Leczenie pacjentów z analizowanej populacji nie 

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

dodatkowych środków ostrożności. Wszystkie ewentualne wymagania związane z analizowaną 

technologią medyczną są już spełnione przez placówki medyczne obejmujące opieką medyczną 

pacjentów z analizowanej populacji. 



7. Aspekty etyczne i społeczne 
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Oceniana technologia obejmuje stosowanie produktu Revolade® – uważa się, że decyzja o 

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

nakładami finansowymi ze strony Narodowego Funduszu Zdrowia z tytułu finansowania dodatkowych 

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

wyspecjalizowanego ośrodka medycznego, na wizyty czy badania związane z podawaniem ocenianego 

preparatu, finansowania zakupu dodatkowego sprzętu specjalistycznego, szkoleń pracowników służby 

zdrowia, itp.).  

 

 

7. ASPEKTY ETYCZNE I SPOŁECZNE  

 

W chwili obecnej pacjent z analizowanej populacji poddawany jest przede wszystkim schematom 

leczenia stanowiącym I linię leczenia ITP. Nie jest zarejestrowany ani jeden refundowany alternatywny 

sposób leczenia pacjentów z analizowanej populacji w Polsce, pomimo iż rozważany problem 

decyzyjny dotyczy pacjentów pediatrycznych z chorobą rzadką. 

Stosowanie produktu leczniczego Revolade
®

 może istotnie poprawić wyniki zdrowotne pacjentów z 

analizowanej populacji w związku z wyższą skutecznością kliniczną. 

 

 

 

Dodatkowe efekty kliniczne po udostępnieniu pacjentom wnioskowanej technologii mogą przełożyć się 

na istotny wzrost poziomu satysfakcji pacjentów z analizowanej populacji z otrzymanej opieki 

medycznej. 

 

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

 

Finansowanie stosowania wnioskowanej technologii w analizowanym wskazaniu na rozważanych w 

opracowaniu zasadach spowoduje, że: 

 żadne z grup pacjentów nie będą faworyzowane – korzyści dotyczą całej populacji pacjentów z 

analizowanym rozpoznaniem, 

 niekwestionowany będzie równy dostęp do świadczenia wśród osób z analizowanej populacji. 

Dostęp do ocenianej technologii medycznej będzie równy wśród osób, u których jest ona zalecana. 

 

Pozytywna decyzja refundacyjna nie będzie powodować istotnych problemów społecznych.  
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Pozytywna decyzja o finansowaniu ocenianej technologii lekowej: 

 zwiększy poziom satysfakcji pacjentów z analizowanej populacji z otrzymanej opieki medycznej ze 

względu na udostępnienie skutecznej opcji terapeutycznej; 

 zwiększy poziom satysfakcji pacjentów z analizowanej populacji z otrzymanej opieki medycznej ze 

względu na wyższą efektywność leczenia; 

 nie grozi nieakceptowaniem postępowania pacjentów z analizowanej populacji; 

 nie będzie powodować lub wpływać na stygmatyzację; 

 nie będzie wywoływać lęku lub dylematów moralnych wśród pacjentów z analizowanej populacji, 

ich opiekunów oraz lekarzy prowadzących ich terapię; 

 nie będzie stwarzać problemów społecznych dotyczących płci lub rodziny. 

 

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

stosowania produktu Revolade® w analizowanym wskazaniu nie przeprowadzono identyfikacji 

przeciwników czy zwolenników rozważanej decyzji.  

 

 

8. OGRANICZENIA ANALIZY 

 

Ze względu na brak opublikowanych informacji na temat zużycia zasobów medycznych wśród 

pacjentów z analizowanej populacji w ramach niniejszej analizy dane wejściowe określono na 

podstawie wyników modelu opisanego w analizie ekonomicznej [96]. Tym samym część ograniczeń 

modelu ekonomicznego dotyczy również niniejszego opracowania. 

 

Ograniczeniem związanym z oceną wielkości populacji pacjentów w stanie klinicznym wskazanym we 

wniosku jest zarówno charakter uwzględnionych źródeł informacji, jak i poczynione założenia w 

odniesieniu do ekstrapolacji wielkości analizowanej populacji pacjentów na horyzont analizy wpływu 

na budżet. Wykorzystano opublikowane informacje, ale przy braku możliwości dokładnej oceny 

średniego okresu stosowania ELT w praktyce uwzględniono wyniki modelowania, jednak w okresach 

rocznych, co z kolei spowodowało nieznaczne przeszacowanie wyników analizy wpływu na budżet 

(por. rozdział 3.1.).  

 

Odnaleziono jedną opublikowaną analizę wpływu na budżet dotyczącą stosowania wnioskowanej 

technologii w populacji dorosłych pacjentów z cITP [38].  

W analizie [38] wykorzystano wyniki badania PLATE [85] do oceny liczebności populacji docelowej 

(stała chorobowość; stałe rozpowszechnienie leczenia w programie), podczas gdy w ramach niniejszej 

analizy uwzględniono opinie ekspertów klinicznych.  



8. Ograniczenia 

9. Dyskusja 

10. Wnioski końcowe  
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9. DYSKUSJA 

 

Przedmiotem opracowania jest ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznego 

finansowania ze środków publicznych produktu leczniczego Revolade®. 

 

W ramach analizy wykorzystano opublikowane źródła informacji, a w przypadku ich braku informacje 

uzyskane od ekspertów klinicznych.  

Szczegóły dotyczące ograniczeń uwzględnionych w opracowaniu źródeł informacji przedstawiono w  

rozdziałach: 2., 3. i 5. Analizy ekonomicznej [96] oraz w rozdziale 2. niniejszej analizy wpływu na 

budżet. 

 

W chwili obecnej produkt leczniczy Revolade® nie jest finansowany ze środków publicznych.  
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Za finansowaniem wnioskowanej technologii przemawiają następujące aspekty: brak alternatywnego 

sposobu leczenia pacjentów z analizowanej populacji w Polsce oraz charakter rozważanego problemu 

decyzyjnego (pacjenci pediatryczni z rzadką chorobą).  

 

 

11. OCENA ZAPOTRZEBOWANIA NA ANALIZĘ RACJONALIZACYJNĄ 

 

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

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

na budżet podmiotu zobowiązanego do finansowania świadczeń ze środków publicznych wykazuje 

wzrost kosztów refundacji. 

 

  



11. Ocena zapotrzebowania na analizę racjonalizacyjną 
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