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W dniu 14 kwietnia 2017 r. analiza wplywu na system ochrony zdrowia zostata

zaktualizowana w zwigzku z uwagami zawartymi w Pismie Agencji Oceny Technologii

Medycznych i Taryfikacji OT.4350.7.2017.TI.2. Pierwotnie analiza zostata zakonczona 17
lutego 2017 r.

Autorzy Wykonywane zadania
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® QOpracowanie mozliwych scenariuszy;

® QOcena kosztow;

» Oszacowanie wielko$ci populacji docelowej;
> Whnioski kohcowe

» Zdefiniowanie populacji;

» Qpracowanie mozliwych scenariuszy;
“ Aspekty etyczne i spoteczne

@ Kontrola jakosci;

Zgodnie z procedurami firmy MAHTA Sp. z o0.0. raport zostat poddany wewnetrznej kontroli

jakosci, korekcie jezykowej oraz kontroli merytorycznej przez | GG
I

Konflikt intereséw:
Raport wykonano na zlecenie firmy Ferring Pharmaceuticals Poland Sp. z o0.0., ktéra
finansowata prace.

Autorzy nie mieli innego rodzaju konfliktu intereséw.
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Indeks skrotow

Skrot Rozwiniecie

AOTMIT Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikaciji

ChPL Charakterystyka Produktu Leczniczego
DDD dobowa dawka leku

Narodowy Fundusz Zdrowia

pierwotne izolowane moczenie noche
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Streszczenie

CEL | ZAKRES

Celem analizy wptywu na system ochrony zdrowia jest oszacowanie wydatkow ptatnika
publicznego w przypadku podjecia pozytywnej decyzji w sprawie zmiany brzmienia
wskazania dotyczgcego czasu postepowania wspomagajgcego i motywujgcego z 3 miesiecy
na 1 miesigc przed rozpoczeciem stosowania leku Minirin Melt® (desmopresyna)
stosowanego w leczeniu pierwotnego, izolowanego moczenia nocnego u dzieci powyzej 6.
roku zycia z prawidtowg zdolnoscig zageszczania moczu. Analiza dotyczy 3 prezentacji leku:
Minirin Melt, liofilizat doustny, 60 mcg; Minirin Melt, liofilizat doustny, 120 mcg oraz Minirin

Melt, liofilizat doustny, 240 mcg.

Dokument skfada sie z analizy wptywu na budzet, analizy wptywu na organizacje udzielania

Swiadczen zdrowotnych oraz zestawienia aspektow etycznych i spotecznych.

METODYKA

Liczebno$¢ populacji docelowej oszacowano na podstawie danych refundacyjnych dla leku
Minirin Melt® dostepnych na stronie Narodowego Funduszu Zdrowia oraz na podstawie

danych epidemiologicznych.

W analizie wplywu na budzet rozpatrywano dwa scenariusze: istniejgcy oraz nowy.
Scenariusz istniejgcy obrazuje sytuacje obecng, w ktoérej desmopresyna jest refundowana z
budzetu pfatnika publicznego w rozpatrywanej populacji chorych jedynie po
udokumentowaniu nieskutecznosci 3-miesiecznego postepowania wspomagajgcego i
motywujgcego. W scenariuszu prognozowanym (nowym) analizowano sytuacje, w ktorej
desmopresyna jest refundowana z budzetu ptatnika publicznego w rozpatrywanej populacji
chorych po  udokumentowaniu  nieskutecznosci  1-miesiecznego  postepowania
wspomagajgcego i motywujgcego. Dla kazdego ze scenariuszy rozpatrywano 3 alternatywne

warianty: najbardziej prawdopodobny, minimalny oraz maksymalny.

Catkowite koszty uwzgledniane w poszczegodlnych scenariuszach (wynikajgce z kosztéw
roznigcych leczenia), wyznaczono na podstawie: kosztu lekéw i ich zuzycia w

porownywanych scenariuszach.

Ceny poszczegodlnych prezentacji leku zaczerpnieto z aktualnego Wykazu Ilekow

refundowanych. |
T
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Wydatki pfatnika publicznego (i tgczne wydatki ptatnika publicznego i pacjentow)

przedstawiono w zwigzku z tym w dwoch wersjach| GG

Analize wptywu na budzet wykonano z perspektywy wspélnej (obejmujgcej perspektywe
ptatnika publicznego (NFZ) i pacjenta) oraz z perspektywy ptatnika publicznego. Przyjeto 2-
letni horyzont czasowy, rozpoczynajacy sie w listopadzie 2017 r. Okres od listopada 2017 do
pazdziernika 2018 roku w dalszej czesci opracowania okreslano jako 1 rok refundacji, okres
od listopada 2018 do pazdziernika 2019 roku w dalszej czesci opracowania okreslano jako 2

rok refundacji.
WYNIKI

Populacja docelowa chorych z PIMN nie zmieni sie w zwigzku z wydaniem decyzji
refundacyjnej w zakresie zmiany brzmienia wskazania dotyczgcego czasu postepowania
wspomagajgcego i motywujgcego z 3 miesiecy na 1 miesigc przed rozpoczeciem stosowania
desmopresyny. W zwigzku z wydaniem decyzji nastgpi jednak przesuniecie w czasie
momentu rozpoczecia przez chorych terapii (decyzja refundacyjna oznacza w praktyce, ze
chory bedzie mogt przystgpi¢ do leczenia po odbyciu jedno-, a nie jak dotad trzy-miesiecznej
nieskutecznej terapii wspomagajgcej i motywujgcej). W zwigzku z powyzszym przesunieciem
czasowym, liczebnos¢ populacji zakwalifikowanej do leczenia w horyzoncie analizy bedzie

sie roznita pomiedzy scenariuszem istniejgcym i nowym.

W sytuacji braku wydania decyzji refundacyjnej szacunkowa liczebnos¢ populacji objetej

leczeniem w horyzoncie czasowym analizy wyniesie || GcNGE

I \\/-rost kwalifikacji do terapii nastgpi wiec jedynie w pierwszym roku
decyzji refundacyjnej, w drugim liczba kwalifikacji do terapii sie ustabilizuje. Podkresli¢
rowniez nalezy, ze wzrost w pierwszym rok jest jedynie pozorny i wynika z mozliwosci
szybszego rozpoczecia terapii tych samych chorych (nastepuje przesuniecie w czasie

momentu rozpoczecia terapii).
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Wydatki inkrementalne

Realizacja scenariusza nowego w poréwnaniu do sytuacji obecnej spowoduje nieznaczne
zwiekszenie wydatkédw w perspektywie ptatnika publicznego, ktére wynika jedynie z
przyspieszenia mozliwosci zastosowania terapii u chorego (decyzja refundacyjna nie wptywa

na koszt terapii, ani na zwiekszenie wielkosci populacji docelowej chorych).

W wyniku podjecia decyzji w zakresie zmiany brzmienia wskazania refundacyjnego dla

wnioskowanej technologii medycznej fgczne wydatki ptatnika publicznego w populacji

docelowej

W wyniku podjecia decyzji w zakresie zmiany brzmienia wskazania refundacyjnego dla

wnioskowanej technologii fgczne wydatki ptatnika publicznego i pacjenta w populacii

docelowej

PODSUMOWANIE | WNIOSKI

W niniejszej pracy oceniono wplyw na system ochrony zdrowia w Polsce podjecia
pozytywnej decyzji w sprawie zmiany brzmienia wskazania dotyczgcego czasu
postepowania wspomagajgcego i motywujgcego z 3 miesiecy na 1 miesigc przed
rozpoczeciem stosowania leku Minirin Melt® (desmopresyna) stosowanego w leczeniu
pierwotnego, izolowanego moczenia nocnego u dzieci powyzej 6. roku zycia z prawidtowg

zdolnosécig zageszczania moczu.

Wystepowanie, a zwtaszcza utrzymywanie sie moczenia nochego, ma ogromne znaczenie
dla przebiegu rozwoju psychofizycznego i spotecznego dziecka. Moze ono prowadzi¢ do

zakiécenia:
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réwnowagi emocjonalnej dziecka;
rozwoju jego osobowosci;
budowania prawidtowych relacji z innymi;

mozliwosci efektywnego uczenia sie.

Im dziecko jest starsze, tym wyzsze prawdopodobienstwo, ze dojdzie do wystgpienia
wtérnych zaburzen emocjonalnych spowodowanych utrzymujgcym sie moczeniem. U
chorych dzieci zaobserwowano nadmierng nerwowos$é, trudnosci z koncentracjg, nizszg
samoocene i gorszy kontakt z rowiesnikami. Jest udowodnione, ze u dziecka z PIMN,
zaburzenia emocjonalne sg efektem utrzymujgcego sie moczenia, a nie jego przyczyng. Z
tego powodu szybki dostep do skutecznego leczenia odgrywa kluczowg role w powodzeniu

terapii.

Minirin Melt® jest lekiem o udowodnionej skuteczno$ci klinicznej i bardzo dobrym profilu
bezpieczenstwa. W konsekwencji podjecia decyzji o zmianie czasu trwania terapii
wspomagajgcej i motywujgcej chorzy uzyskajg szybszy niz obecnie dostep do terapii.
Minimalny czas oczekiwania na terapie desmopresyng zostanie skrocony z 3 do 1 miesigca.
Tym samym nalezy oczekiwaC poprawy stanu zdrowotnego chorych oraz wzrostu ich

zadowolenia ze swiadczonej opieki medyczne;.

Zgodnie z przedstawionymi w analizie szacunkami realizacja scenariusza nowego
w poroéwnaniu do sytuacji obecnej spowoduje nieznaczne zwiekszenie wydatkow ptatnika w
pierwszym roku obowigzywania decyzji refundacyjnej, ktére wynika jedynie z przyspieszenia
mozliwosci zastosowania terapii u chorego. Decyzja refundacyjna nie wptywa na koszt
terapii, ani na zwigkszenie populacji docelowej chorych. Wydatki ptatnika stabilizujg sie juz w

drugim roku obowigzywania decyzji (brak istotnych wydatkéw inkrementalnych ptatnika).

Konkludujac nalezy oczekiwaé, ze finansowanie leku Minirin Melt® zgodnie z wnioskowanym
wskazaniem refundacyjnym przyczyni sie do poprawy sytuacji chorych z pierwotnym,

izolowanym moczeniem nocnym w Polsce przy nieznacznej zmianie naktadow finansowych
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1. Cel analizy wptywu na system ochrony zdrowia

Celem analizy wptywu na system ochrony zdrowia jest oszacowanie wydatkéw ptatnika
publicznego w przypadku podjecia pozytywnej decyzji w sprawie zmiany brzmienia
wskazania dotyczgcego czasu postepowania wspomagajgcego i motywujgcego z 3 miesiecy
na 1 miesigc przed rozpoczeciem stosowania leku Minirin Melt® (desmopresyna)
stosowanego w leczeniu pierwotnego, izolowanego moczenia nocnego u dzieci powyzej 6.
roku zycia z prawidtowg zdolnoscig zageszczania moczu. Analiza dotyczy 3 prezentacji leku:
Minirin Melt, liofilizat doustny, 60 mcg; Minirin Melt, liofilizat doustny, 120 mcg oraz Minirin
Melt, liofilizat doustny, 240 mcg.

Ponadto, w ramach niniejszej analizy oceniano etyczne oraz spoteczne konsekwencje
podjecia pozytywnej decyzji o finansowaniu ze $rodkéw publicznych leku Minirin Melt® w

przedstawionym wskazaniu.

Analiza wptywu na system ochrony zdrowia sklada sie z dwoéch czesci — niniejszego
dokumentu oraz arkusza kalkulacyjnego wykonanego w programie MS Excel 2007,
umozliwiajgcego obliczenie prognozowanych wydatkéw ptatnika w zaleznosci od przyjetych

zatozen.

2. Analiza wplywu na budzet

2.1. Metodyka analizy

1. Analize wykonano w oparciu 0 Rozporzgdzenie Ministra Zdrowia z dnia 2 kwietnia 2012 r. w
sprawie minimalnych wymagan, jakie muszg spetnia¢ analizy uwzglednione we wnioskach o
objecie refundacjag i ustalenie urzedowej ceny zbytu oraz o podwyzszenie urzedowej ceny zbytu
leku, srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobu medycznego, ktére
nie majg odpowiednika refundowanego w danym wskazaniu (Rozporzadzenie MZ w sprawie
minimalnych wymagarn), Wytyczne Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji (Wytyczne
AOTMIT) oraz Ustawe z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, Srodkéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. Nr 122, poz. 696,
dalej zwang Ustawg o refundacji) [1, 11, 14].

2. Zdefiniowano populacje docelowg dla technologii wnioskowanej na podstawie
odnalezionych zrodet danych: dane refundacyjne NFZ, Baka-Ostrowska 2011, Krysiak
2014, Shapiro 2012, Miler 2013, ChPL Minirin Melt®[2, 8, 12, 3, 8, 9].
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3. Przeprowadzono prognoze liczebnosci populacji w kolejnych latach horyzontu

czasowego, poczawszy od listopada 2017 roku.

4. Oszacowano rozpowszechnienie technologii medycznych stosowanych w populacji
docelowej oraz przeprowadzono prognoze rozpowszechnienia interwencji po podjeciu

pozytywnej decyzji refundacyjnej dla tej interwenciji.
5. Oszacowano koszty terapii wnioskowanym lekiem.

6. Obliczono przewidywane wydatki ptatnika oraz fgczne wydatki ptatnika i pacjentéw w
populacji docelowej w latach ujetych w horyzoncie czasowym analizy dla scenariusza
istniejacego, czyli w przypadku braku finansowania leku Minirin Melt® we wnioskowanym

wskazaniu ze srodkéw publicznych.

7. Obliczono przewidywane wydatki ptatnika oraz tgczne wydatki ptatnika i pacjentow w
populacji docelowej w horyzoncie czasowym analizy dla scenariusza nowego, czyli w
przypadku podjecia przez ptatnika pozytywnej decyzji o finansowaniu leku Minirin Melt®

we wnioskowanym wskazaniu ze srodkéw publicznych.

8. Obliczono wydatki inkrementalne, czyli réznice pomiedzy wydatkami w scenariuszu
nowym, a wydatkami w scenariuszu istniejgcym. W przypadku, gdy wydatki inkrementalne
przyjmujg wartosci wyzsze od zera oznacza to dodatkowe obcigzenia finansowe zwigzane

z podjeciem pozytywnej decyzji refundacyjne;.

9. W niniejszym dokumencie wyniki oraz wartosci parametréw podawano najczesciej z
doktadnoscig do dwoch miejsc po przecinku, natomiast obliczenia wykonano na

wartosciach bez zaokraglen (w celu uzyskania bardziej doktadnych wynikow).

2.2. Horyzont czasowy

Zgodnie z Rozporzgdzeniem MZ w sprawie minimalnych wymagan, horyzont czasowy
analizy wptywu na budzet powinien obejmowacC okres do momentu ustalenia sie stanu
rownowagi oraz co najmniej pierwsze 2 lata od daty rozpoczecia finansowania danej

technologii medycznej ze srodkéw publicznych [11].

W analizie przyjeto 2-letni horyzont czasowy, obejmujgcy okres od listopada 2017 do

pazdziernika 2019. Uzasadnieniem przyjecia takiego horyzontu czasowego jest
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przeprowadzone modelowanie w analizie wplywu na budzet pfatnika, ktére wskazuje na

stabilizacje wydatkéw juz w drugim roku analizy.

2.3. Perspektywa

Zgodnie z Rozporzgdzeniem MZ w sprawie minimalnym wymagan, dotyczacym minimalnych
wymagan, jakie muszg spetnia¢ analizy wptywu na budzet, analiza zostata przeprowadzona

w dwodch wariantach:

> z perspektywy podmiotu zobowigzanego do finansowania $wiadczen ze srodkow
publicznych (ptatnik publiczny?)
oraz dodatkowo z perspektywy wspodlnej podmiotu zobowigzanego do finansowania

Swiadczen ze srodkéw publicznych oraz swiadczeniobiorcy (tj. pacjenta) [11].

2.4. Scenariusze porownywane

W analizie wptywu na budzet rozwazano dwa scenariusze: istniejgcy oraz scenariusz nowy.
Scenariusz istniejgcy obrazuje sytuacje obecng, w ktérej desmopresyna jest refundowana z
budzetu pfatnika publicznego w rozpatrywanej populacji chorych jedynie po
udokumentowaniu nieskutecznosci 3-miesiecznego postepowania wspomagajgcego |
motywujgcego. W scenariuszu prognozowanym (nowym) analizowano sytuacje, w ktoérej
desmopresyna jest refundowana z budzetu ptatnika publicznego w rozpatrywanej populacji
chorych  po  udokumentowaniu  nieskutecznosci  1-miesiecznego  postepowania

wspomagajgcego i motywujgcego.

W analizie uwzgledniono finansowanie Minirin Melt® w istniejacej grupie limitowej, zgodnie z

uzasadnieniem wskazanym w zatgczniku (rozdziat 7.2.).

Dla kazdego ze scenariuszy przyjeto 3 mozliwe warianty, zalezne od szacowanej na kolejne
lata, wielkosci populacji docelowej. Wptyw na budzet ptatnika, wyznaczony zostat jako

réznica pomiedzy tymi scenariuszami.

! Zgodnie zart. 14 Ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 roku o $wiadczeniach opieki zdrowotnej
finansowanych ze Srodkéw publicznych jest nim pfatnik publiczny, czyli Narodowy Fundusz Zdrowia
[13]
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Analizowane scenariusze (istniejacy, nowy), | KGN o2z ich warianty

(minimalny, prawdopodobny, maksymalny) przedstawiono na ponizszym schemacie.

Rysunek 1.
Mozliwe scenariusze brane pod uwage w analizie wptywu na budzet

2.5. Populacja

2.5.1. Populacja obejmujgca wszystkich chorych, u ktérych

technologia wnioskowana moze zosta¢ zastosowana

Populacje badang w analizie wptywu na budzet stanowig chorzy, u ktérych oceniania

technologia moze by¢ zastosowana [1].

Zgodnie z Charakterystyka Produktu Leczniczego Minirin Melt® (ChPL), desmopresyna

wskazana jest w leczeniu [3]:
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moczéwki prostej osrodkowej;
pierwotnego izolowanego moczenia nocnego u pacjentéw powyzej 6 lat z prawidiowg
zdolnoscig zageszczania moczu;

objawowym nokturii u dorostych, zwigzanej z nocnym wielomoczem.

Ponadto zgodnie z Wykazem Ilekéw refundowanych [10] desmopresyna moze byc¢

stosowana w leczeniu:

moczéwki prostej przysadkoweyj;

pierwotnego izolowanego moczenia nochego u pacjentdéw powyzej 6 lat z prawidtowg
zdolnoscig zageszczania moczu po udokumentowaniu nieskutecznosci  3-
miesiecznego postepowania wspomagajgcego i motywujgcego;

pierwotnego izolowanego moczenia hocnego u pacjentéw pomiedzy 5-6 rokiem zycia
z prawidtowg zdolno$cig zageszczania moczu po udokumentowaniu nieskutecznosci

3-miesiecznego postepowania wspomagajgcego i motywujgcego.

Wyzej wymienione populacje chorych zgodne z ChPL oraz Wykazem lekow refundowanych
stanowig faczng populacje badang, w ktérej poszczegdine prezentacje Minirin Melt® moga

zostac zastosowane.

Wielko$¢ populacji chorych kwalifikujgcg sie do leczenia z powodu moczéwki prostej
okreslono przy pomocy publikacji Krysiak 2014 [7] i Shapiro 2012 [12]. Zgodnie z danymi
przedstawionymi w Krysiak 2014 moczéwke prostg stwierdza sie u 1 na 25 000 osob.
Zgodnie z danymi przedstawionymi w Shapiro 2012 moczéwka dotyka 3 na 100 000 osdb.
Srednie rozpowszechnienie przyjete na podstawie obydwu powyzszych publikacji okreslono
na 3,5 na 100 000 osbéb. Uwzgledniajg liczebnos¢ populaciji Polski na poziomie 38 426 809
0s6b (dane demograficzne GUS [5]) mozna przyja¢, ze w Polsce zyje 1 345 chorych z

moczowka prosta.

Liczebno$¢ populacji chorych na pierwotne izolowane moczenie nocne (PIMN) z prawidtowg
zdolnoscig zageszczania moczu w wieku powyzej 5 roku zycia okreslono na podstawie
danych przedstawionych w publikacji Miler 2013 [8]. W publikacji tej okreslono czestosc
wystepowania moczenia nocnego w poszczegolnych grupach wiekowych chorych. W
publikacji wskazano réwniez, ze monosymptomatyczne moczenie nocne odpowiada za 80%
przypadkéw moczenia nocnego. Liczebnos¢ poszczegoinych grup chorych okreslono na
podstawie danych demograficznych GUS [5]. Zebrane dane oraz wykonane w oparciu o te

dane kalkulacje przedstawiono w tabelach ponize;.
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Tabela 1.
Szacowana liczebnos$¢ populacji chorych z moczeniem nochym

Zakres czestosci
wiek wystepowania

Populacja chorych
populacja GUS Z moczeniem
moczenia nocnego nocnym

5 lat 15-20% 405 535 70 969
6-7 lat 11% 0,11 856 165 94178
8-10 lat 5-7% 0,06 1186 604 71196

11-17 lat 2-3% 0,03 2 564 356 64 109
dorosli 1-3% 0,02 31532051 630 641

przyjeta wartos¢
czestosci

Tabela 2.
Szacowana liczebnos$é¢ tacznej populacji chorych z PIMN

Populacja ‘ Liczebnosé

931 093

populacja chorych z moczeniem nocnym powyzej 5
r.z.

chorych z PIMN w Polsce powyzej 5 r.z. ‘ 744 874

Liczebno$¢ populacji chorych na nokturie, zwigzang z nocnym wielomoczem okreslono na
podstawie publikacji Wolski 2007 [15]. Zgodnie z danymi przedstawionymi w wyzej
wymienionej publikacji odsetek dorostych oséb (niezaleznie od wieku), ktérzy skarzg sie, iz
nokturia jest przyczyng przerywania snu wynosi od 9% do 16%. W analizie uwzgledniono
Srednig ze wskazanego powyzej zakresu (13%). Uwzgledniajgc liczebnos¢ dorostych oséb w
populacji Polski na poziomie 31 532 051 oséb (dane demograficzne GUS [5] — osoby w
wieku 18 lat i powyzej) mozna przyjaé, ze w Polsce zyje 3 941 506 chorych z nokturig.

Tabela 3.
Szacowana liczebnosé tacznej populacji dorostych chorych z nokturia, zwigzang z
nocnym wielomoczem

Parametr Liczebnos¢

Populacja dorostych w Polsce 31532 051

Uwzgledniony odsetek chorych z nokturig 13%

Populacja chorych z nokturig 3941506

Catkowitg liczbe chorych (suma liczby chorych z powyzszych wskazan), u ktorych
technologia moze by¢ zastosowana przedstawiono w ponizszej tabeli. Oszacowania te majg
jednak charakter wytacznie informacyjny (sg spetnieniem minimalnych wymagan zawartych
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w Rozporzgdzeniu Ministra Zdrowia) i nie byty brane pod uwage w obliczeniach analizy

wptywu na budzet.

Tabela 4.
Oszacowanie populaciji, w ktérej technologia wnioskowana moze by¢ zastosowana

Populacja Liczebnos¢

Moczéwka prosta 1345

PIMN powyzej 5 r.z. 744 874

Nokturia 3941 506

tacznie 4 687 726

2.5.2. Populacja docelowa, wskazana we wniosku

Whioskowanym wskazaniem dla leku Minirin Melt® jest leczenie pierwotnego izolowanego
moczenia nochego u pacjentéw powyzej 6 lat z prawidtowg zdolnoscig zageszczania moczu
po udokumentowaniu nieskutecznosci 1-miesiecznego postepowania wspomagajgcego i

motywujgcego.

Z uwagi na fakt, ze lek Minirin Melt® jest obecnie finansowany w analogicznym do
wnioskowanego wskazaniu (po udokumentowaniu nieskutecznosci 3-miesiecznego
postepowania) przyjeto, ze najbardziej wiarygodny szacunek populacji docelowej, w ktorej
lek bedzie rzeczywiscie stosowany po podjeciu decyzji refundacyjnej, mozliwy jest do
wykonania w oparciu o dane refundacyjne Narodowego Funduszu Zdrowia (NFZ) dla
obecnego wskazania. Przyjeto, ze skrécenie okresu postepowania wspomagajgcego nie
wplynie na zmiane liczebnosci populacji docelowej, a jedynie na przesuniecie w czasie

momentu rozpoczecia przez chorych terapii.

Wykorzystanie danych refundacyjnych zamiast danych epidemiologicznych wydaje sie byc¢
zasadne z uwagi na fakt, ze potencjalna liczebnos¢ populacji chorych oszacowana w oparciu
0 dane epidemiologiczne (Tabela 2.) na poziomie ponad 700 tys. 0s6b znaczgco przewyzsza
maksymalng liczebnos¢ populacji docelowej, jakg mozna policzy¢ w oparciu o dane
refundacyjne na poziomie 5 647 (liczba rocznych osobo-terapii kalkulowana przy zatozeniu,
ze desmopresyna refundowana jest stuprocentowo w populacji chorych z pierwotnym
izolowanym moczeniem nocnym). Wykorzystanie danych epidemiologicznych na potrzeby

kalkulacji realnych wydatkéw ptatnika nie jest w tym przypadku uzasadnione.

W celu oszacowania populacji docelowej wykorzystano dane refundacyjne za okres styczen
— grudzien 2016 r. [9]. Obliczono, ze 16,14% sposrdéd 38 160 opakowan Minirin Melt® 60
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mcg, 24,83% sposrod 45 296 opakowan Minirin Melt® 120 mcg oraz 65,35% spo$réd 2 179
opakowan Minirin Melt® 240 mcg zostato zrefundowanych w populacji chorych z pierwotnym
izolowanym moczeniem nocnym (szczegoty kalkulacji opierajgce sie na réznych kosztach
ptatnika publicznego z tytutu refundacji Minirin Melt® dla wskazan moczéwka prosta i
izolowane moczenie nocne przedstawiono szczegétowo w dotgczonym do raportu
kalkulatorze). Przyjmujac dobowg dawke desmopresyny na poziomie 120 mcg (ChPL oraz
warto$¢ przyjmowana w kalkulacji DDD dla grupy limitowej 78.2, Hormony przysadki i
podwzgorza — doustne postacie farmaceutyczne desmopresyny w Wykazie lekow
refundowanych) ustalono, ze rocznie przy pomocy leku realizowanych jest 1 412 rocznych
pacjento-terapii we wnioskowanym wskazaniu. Przyjmujgc na podstawie publikacji Baka-
Ostrowska 2011 [2], ze czas trwania standardowej terapii wynosi 3 miesigce roczng

liczebnos¢ populacji docelowej chorych okreslono na poziomie || EGN

2.5.3. Populacja, w ktorej technologia wnioskowana jest obecnie

stosowana
Obecnie lek Minirn Melt® jest refundowany i stosowany w leczeniu:

moczéwki prostej przysadkowej;

pierwotnego izolowanego moczenia nochego u pacjentdéw powyzej 6 lat z prawidtowg
zdolnoscig zageszczania moczu po udokumentowaniu nieskutecznosci  3-
miesiecznego postepowania wspomagajgcego i motywujacego;

pierwotnego izolowanego moczenia nocnego u pacjentéw pomiedzy 5-6 rokiem zycia
z prawidtowg zdolnoscig zageszczania moczu po udokumentowaniu nieskutecznosci

3-miesiecznego postepowania wspomagajgcego i motywujgcego.

Populacja chorych na PIMN jest tozsama z populacjg docelowg, ktérg okreslono w rozdziale

(2.5.2.). W tym wskazaniu z terapii wnioskowang technologig korzysta okoto 5 647 chorych.

Populacje chorych na moczéwke prostg przysadkowg okreslono, przy pomocy danych
refundacyjnych NFZ [9]. Okres$lono, ze na to wskazanie przeznaczone jest okoto 75%
refundowanej desmopresyny (szczegdotowe kalkulacie w dotgczonym kalkulatorze).
Nastepnie w oparciu o ChPL leku Minirin Melt® [3] okre$lono przecietng dawke leku
zuzywang dziennie przez jednego chorego (dawka podtrzymujgca w zakresie 180-360 mcg)
na poziomie 270 mcg. W ten sposob ustalono, ze przecietnie w ciggu roku z powodu
moczéwki prostej leczy sie 1 883 chorych (refundowanych jest 1 883 rocznych pacjento-

terapii).
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Podsumowujac powyzsze kalkulacje, prawdopodobnie okoto 7531 chorych rocznie

leczonych jest przy pomocy leku Minirin Melt®.

2.5.4. Populacja, w ktérej wnioskowana technologia bedzie

stosowana przy zatozeniu, ze minister wiasciwy do spraw

zdrowia wyda decyzje o objeciu refundacja

W analizie przyjeto nastepujgce zatozenia:

populacja chorych PIMN nie zmieni sie w zwigzku z wydaniem decyzji refundacyjnej
(skrdcenie z 3 do 1 miesigca nieskutecznej terapii wspomagajacej i motywujacej),

w zwigzku z wydaniem decyzji nastgpi jednak przesuniecie w czasie momentu
rozpoczecia przez chorych terapii. W zwigzku z powyzszym, liczebno$é populacii
podejmujgcej leczenia w horyzoncie analizy bedzie sie réznita pomiedzy
scenariuszem istniejgcym i nowym,

liczebnos¢ populacji chorych rozpoczynajgcych leczenie w scenariuszu nowym
zostanie skalkulowana w oparciu o liczebnos¢ populacji chorych w scenariuszu
istniejgcym (przy uwzglednieniu stosownego przesunigcia momentu rozpoczecia
terapii),

liczebnos¢ populacji w scenariuszu istniejgcym okreslono przy pomocy ekstrapolacji

danych refundacyjnych NFZ z okresu styczeh 2015 — grudzieh 2016 [9].

Szacunki rozpoczeto od ekstrapolacji tgcznych danych refundacyjnych NFZ. Wykonang

ekstrapolacje zaprezentowano na wykresie ponizej.
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Na powyzszym wykresie kolorem niebieskim oznaczono rzeczywiste wielkosci refundacyjne
wyrazone w tysigcach DDD (jako DDD przyjeto 120 mcg desmopresyny). Nastepnie
wykonano ekstrapolacje przy pomocy 3 linii trendu. Ostatecznie w oszacowaniu populacji
przyjeto, ze dopasowanie liniowe bedzie odpowiadato wariantowi prawdopodobnemu,
dopasowanie logarytmiczne minimalnemu oraz wyktadnicze maksymalnemu. Wybor

dopasowani do poszczegolnych wariantéw podyktowany jest przebiegiem krzywych.

W kolejnym kroku okreslono liczbe zuzywanych DDD leku we wskazaniu PIMN w
poszczegolnych miesigcach horyzontu czasowego analizy. Oszacowania dla scenariusza

istniejgcego i nowego przedstawiono w zatgczniku (rozdziat 7.3.).
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W tabeli ponizej przedstawiono orientacyjng liczebno$¢ populacji docelowej chorych, ktéra

podejmie leczenie desmopresyng w horyzoncie analizy.

Tabela 6.
Liczebnos$¢ populacji docelowej chorych, ktéra podejmie leczenie desmopresyna

WEE )

Poniewaz wyniki analizy opierajg sie bezposrednio na danych refundacyjnych przedstawione
w powyzszej tabeli wartosci majg jedynie charakter informacyjny. Dane zawarte w tabeli
pokazujg wyraznie wyzszg liczebnosé populacji chorych w pierwszym roku analizy, ktéry
wynika ze zmiany momentu rozpoczecia terapii. W drugim roku analizy liczebnos¢ populacji
stabilizuje sie na poziomie odpowiadajgcym liczebnosci populacji sprzed wydania decyzji
refundacyjnej (na obecnych zasadach refundacyjnych). Fakt ten jednoznacznie potwierdza,
ze decyzja refundacyjna nie bedzie wigzata sie z dodatkowymi naktadami na rozpatrywang

jednostke chorobowg, a jedynie z przesunieciem naktadéw w czasie.

2.5.5. Populacja, w ktérej wnioskowana technologia bedzie
stosowana przy zatozeniu, ze minister wiasciwy do spraw
zdrowia nie wyda decyzji o objeciu refundacja

W przypadku braku wydania pozytywnej decyzji dotyczacej refundacji desmopresyeny we

wnioskowanym wskazaniu lek ten bedzie stosowany analogicznie w stosunku do sytuacji

przedstawionej dla scenariusza istniejgcego (rozdziat 7.3.).
2.5.6. Podsumowanie oszacowan liczebnosci populacji

zdefiniowanych w minimalnych wymaganiach

W tabeli ponizej przedstawiono wartosci oszacowan populacyjnych wykonanych w niniejszej
analizie wptywu na system ochrony zdrowia (opisanych w rozdziatach 2.5.1. — 2.5.5.).




@ Minirin Melt® (desmopresyna) w leczeniu pierwotnego, izolowanego 22
A A moczenia nocnego u dzieci — analiza wptywu na system ochron

IBMNORANTLA NOCET

Tabela 7.
Podsumowanie oszacowan liczebnosci populacji zdefiniowanych w Rozporzadzeniu
MZ w sprawie minimalnych wymagan

Oszacowanie rocznej liczebnosci

populagii Podstawa prawna

Populacja

Populacja obejmujgca wszystkich

chorych, u ktérych technologia 4 678 726 chorych art. 1 ust. 1pkt 1 lit

. . " a
whnioskowana moze zosta¢ zastosowana
Populacja docelowa, wskazana we _ art. 1 ust. 1pkt 1 lit.
whniosku b

art. 1 ust. 1pkt 1 lit.

7 531 chorych c

wnioskowana jest obecnie stosowana

Populacja, w ktérej technologia

Populacja, w ktorej wnioskowana
technologia bedzie stosowana przy
zalozeniu, ze minister wtasciwy do spraw Tabela 6.; Tabela 19. art. 1 ust. 1pkt 2
zdrowia wyda decyzje o objeciu
refundacja

Populacja, w ktorej wnioskowana
technologia bedzie stosowana przy
zalozeniu, ze minister wtasciwy do spraw Tabela 6., Tabela 18. art. 1 ust. 1pkt 4
zdrowia nie wyda decyzji o objeciu
refundacja

2.6. Koszt leczenia

Catkowite koszty uwzgledniane w poszczegodlnych scenariuszach (wynikajace z kosztéw
réznigcych leczenia), wyznaczono na podstawie: kosztu lekéw i ich zuzycia w
porownywanych scenariuszach. Pozostate koszty uznano jako nier6znigce w zawigzku z

faktem, ze analiza dotyczy jedynie zmiany wskazania dla Minirin Melt®.

2.6.1. Koszt desmopresyny

2.6.1.1. Dawkowanie desmopresyny

Na podstawie ChPL przyjeto, ze standardowa dawka desmopresyny we wnioskowanym
wskazaniu wynosi 120 mcg na dobe. Zatozenie to jest odzwierciedlone w strukturze
refundowanych opakowan w rozpatrywanym wskazaniu (udziat opakowania Minirin Melet®
wyrazony w mcg substancji przekracza 65%) oraz jest zgodne z konstrukcjg grupy limitowej
78.2, Hormony przysadki i podwzgdrza — doustne postacie farmaceutyczne desmopresyny,
gdzie rowniez przyjeto dawke 120 mcg jako DDD. Zatozenie jest techniczne i nie ma

decydujgcego wptywu na wyniki analizy.
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2.6.1.2. Ceny poszczeg6lnych prezentacji Minirin Melt®

desmopresyna. W analizie, zgodnie z wnioskiem refundacyjnym uwzgledniono, ze lek
dostepny bedzie w aptece na recepte i wydawany bedzie swiadczeniobiorcy za odptatnoscig
w wysokosci 30% jej limitu finansowania). Uwzgledniono ponadto finansowanie leku w

istniejgcej grupie limitowej, zgodnie z uzasadnieniem wskazanym w rozdziale 7.2.

Cene zbytu netto desmopresyny okreslono na podstawie Obwieszczenia MZ w sprawie

Wykazu lekéw refundowanych [14].
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Tabela 8.
Ceny prezentacji uwzglednione w analizie, w scenariuszu istniejagcym i nowym (PLN)
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W tabeli ponizej przedstawiono stosowania poszczegoélnych prezentacji leku w przeliczeniu
na dobowg dawke (DDD).

Tabela 9.
Koszt lekéw w analizowanym wskazaniu, brany pod uwage w analizie (PLN)

Na podstawie dane refundacyjne NFZ [9] okre$lono udziat poszczegdlnych prezentaci

Minirin Melt® w rynku. Przedstawiono je w tabeli ponize;.

Tabela 10.
Udgziat poszczegélnych prezentacji Minirin Melt® w rynku

Prezentacje wnioskowane Udziat w rynku

Minirin Melt 60 mcg

Minirin Melt 120 mcg

Minirin Melt 240 mcg

2.7. Podsumowanie danych wejsciowych

Podsumowanie danych wejsciowych przedstawiono w ponizszej tabeli.

Tabela 11.
Dane wejsciowe uwzgledniane w analizie wplywu na budzet

Zrodto

Parametr Wartos¢

Przecietny czas trwania terapii

desmopresyng 120 meg

ChPL [3]

Ceny preparatéw desmopresyny Tabela 8. Wykaz lekow refundowanych [10]
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Parametr Wartosé Zrodto

Dane dostarczone przez
L Zamawiajgcego [4]

Zuzycie DDD desmopresyny w Tabela 18 Oszacowania wtasne w oparciu o

scenariuszu istniejacym ' dane refundacyjne NFZ [9]
Zuzycie DDD desmopresyny w Tabela 19 Oszacowania wtasne w oparciu o

scenariuszu nowym ' dane refundacyjne NFZ [9]
Udziaty w rynku poszczegoéinych Tabela 10 Oszacowania wlasne w oparciu o

prezentacji desmopresyny ' dane refundacyjne NFZ [9]

2.8. Wydatki budzetowe w horyzoncie analizy

2.8.1. Aktualne wydatki budzetowe

Aktualne wydatki budzetowe, zwigzane z leczeniem populacji docelowej oszacowano biorgc
pod uwage liczbe zrefundowanych DDD leku w 2016 roku (dane za okres styczen — grudzieh
2016) [45]. Uwzgledniono udziaty w rynku poszczegdélnych prezentacji leku oraz koszty ich

stosowania analogicznie, jak dla scenariusza istniejgcego. Oszacowane w ten sposob

aktualne wydatki budzetowe wynosza [
I

2.8.2. Prognozowane wydatki budzetowe

Wyniki analizy przedstawiono w uwzglednianym horyzoncie czasowym, z perspektywy
ptatnika publicznego i wspsine;. |
|
|
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Tabela 12.
Wyniki analizy wptywu na budzet z perspektywy ptatnika publicznego | GGG

Tabela 13.
Wyniki analizy wptywu na budzet z perspektywy wspéinej | EEGcTcTcNcNGNGEGE
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Tabela 14.

Wyniki analizy wplywu na budzet z perspektywy ptatnika publicznego i || EGCGNGNGGGGGE

Tabela 15.
Wyniki analizy wplywu na budzet z perspektywy wspoéine;j i [ GG
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Realizacja scenariusza nowego w poréwnaniu do sytuacji obecnej spowoduje nieznaczne
zwiekszenie wydatkow w perspektywie ptatnika publicznego, ktére wynika z jedynie z
przyspieszenia mozliwosci zastosowania terapii u chorego (decyzja refundacyjna nie wptywa

na koszt terapii ani na jej liczebnos¢).

W wyniku podjecia decyzji w zakresie zmiany brzmienia wskazania refundacyjnego dla

wnioskowanej technologii medycznej fgczne wydatki ptatnika publicznego w populacji

o
[}
o
®
o
2
£

W wyniku podjecia decyzji w zakresie zmiany brzmienia wskazania refundacyjnego dla

wnioskowanej technologii fgczne wydatki ptatnika publicznego i pacjenta w populacii

o
o)
(@}
@
S
=
2,

Wyniki analizy wptywu na budzet przedstawiono réwniez graficznie na ponizszym wykresie.
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Rysunek 3.
Wyniki analizy wpltywu na budzet (catkowite roznigce koszty inkrementalne) z
perspektywy ptatnika publicznego

Rysunek 4.
Wyniki analizy wptywu na budzet (calkowite roznigce koszty inkrementalne) z
perspektywy wspéinej,

Z uwagi na fakt, ze gtdwne parametry analizy (dawka leku, czas trwania terapii) sag
bezposrednio powigzane ze sposobem oszacowania liczebnosci populaciji, testowanie
zmiennoéci tych parametréw nie ma sensu (np. wydtuzenie czasu trwania terapii powoduje
zmniejszenie populacji chorych) i prowadzi do uzyskania tych samych wynikéw analizy
wplywu na budzet. Z tej przyczyny nie przedstawiono analizy wrazliwosci dla oszacowania

analizy wptywu na budzet (oprocz wariantéw minimalnego i maksymalnego analizy).
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3. Wplyw na organizacje udzielania swiadczen

Decyzja dotyczacg zmiany brzmienia wskazania dotyczgcego czasu postepowania
wspomagajgcego i motywujgcego z 3 miesiecy na 1 miesigc przed rozpoczeciem stosowania
leku Minirin Melt® (desmopresyna) stosowanego w leczeniu pierwotnego, izolowanego
moczenia nocnego u dzieci powyzej 6. roku zycia z prawidtowg zdolnoscig zageszczania

moczu nie spowoduje nowych konsekwencji w organizacji udzielania swiadczen.

W zwigzku z powyzszym, w wyniku zmiany finansowania ocenianej technologii medycznej,
nie wystapi koniecznosé¢ dodatkowych szkolen personelu medycznego, czy tez tworzenia
nowych wytycznych okreslajgcych sposob podawania leku. Zmiana warunkéw refundacii
technologii wnioskowanej nie bedzie zatem miec istotnego wptywu na organizacje udzielania

Swiadczen zdrowotnych.
4. Aspekty etyczne i spoteczne

Wystepowanie, a zwtaszcza utrzymywanie sie moczenia nochego, ma ogromne znaczenie
dla przebiegu rozwoju psychofizycznego i spotecznego dziecka. Moze ono prowadzi¢ do

zakiécenia:

réwnowagi emocjonalnej dziecka;
rozwoju jego osobowosci;
budowania prawidtowych relacji z innymi;

mozliwosci efektywnego uczenia sie.

Im dziecko jest starsze, tym wyzsze prawdopodobienstwo, ze dojdzie do wystgpienia
wtérnych zaburzen emocjonalnych spowodowanych utrzymujgcym sie moczeniem. U
chorych dzieci zaobserwowano nadmierng nerwowo$¢, trudnosci z koncentracjg, nizszg
samoocene i gorszy kontakt z rowiesnikami. Jest udowodnione, ze u dziecka z PIMN,
zaburzenia emocjonalne sg efektem utrzymujgcego sie moczenia, a nie jego przyczyng. Z
tego powodu szybki dostep do skutecznego leczenia odgrywa kluczowg role w powodzeniu

terapii.

Minirin Melt® jest lekiem o udowodnionej skuteczno$ci klinicznej i bardzo dobrym profilu
bezpieczenstwa [6]. W konsekwencji podjecia decyzji o zmianie czasu trwania nieskutecznej
terapii wspomagajgcej i motywujgcej chorzy uzyskajg szybszy niz obecnie dostep do lecznia.

Minimalny czas oczekiwania na terapie desmopresyng zostanie skrocony z 3 do 1 miesigca.
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Tym samym nalezy oczekiwa¢ poprawy stanu zdrowotnego chorych oraz wzrostu ich
zadowolenia ze swiadczonej opieki medycznej. Szybkie rozpoczecie skutecznej terapii jest
szczegolnie wazne w przypadku dolegliwosci wstydliwej i powodujgcej powazne problemy

emocjonalne, do jakich nalezy PIMN.

Nalezy zaznaczy¢, ze obecny 3 miesieczny okres czasu nieskutecznego postepowania
wspomagajgcego i motywujgcego poprzedzajgcy farmakoterapie nie znajduje uzasadnienia

w wytycznych miedzynarodowych [6].

Pozytywna decyzja dotyczgca zmiany warunkéw finansowania technologii wnioskowanej nie
stoi w sprzecznosci z aktualnie obowigzujgcymi regulacjami prawnymi i nie naktada na

chorego dodatkowych wymogéw zwigzanych z rozpoczeciem leczenia.

Ponizsza tabela (Tabela 16.) przedstawia ocene aspektéw spotecznych i etycznych

dotyczacej stosowania technologii wnioskowanej w omawianym wskazaniu.

Tabela 16.
Aspekty spoteczne i etyczne

Warunek Wartos¢

Czy i ktére grupy pacjentdw mogag by¢ faworyzowane na skutek zatozen przyjetych w Zadne
analizie ekonomicznej;

Czy niekwestionowany jest rowny dostep do technologii medycznej przy jednakowych

potrzebach; Tak

Duza korzysé¢ dla
waskiej grupy
chorych

Czy spodziewana jest duza korzys¢ dla waskiej grupy osob, czy korzy$¢ mala, ale
powszechna;

Czy technologia stanowi odpowiedz dla oséb o istotnych potrzebach zdrowotnych, dla

ktérych nie ma obecnie dostepnej zadnej metody leczenia. Nie

Czy pozytywna decyzja w odniesieniu do ocenianej technologii moze powodowac¢ problemy spoteczne, w

tym:

wpltywac na poziom satysfakcji pacjentéw z otrzymywanej opieki medycznej; Nie
grozi¢ niezaakceptowaniem postepowania przez poszczegdlnych chorych; Nie
powodowac lub zmienia¢ stygmatyzacje; Nie
wywotywaé ponadprzecietny lek; Nie
powodowac dylematy moraine; Nie
stwarza¢ problemy dotyczgce pici lub rodzinne. Nie
Cevseoas doyrscarmvazael eomoboals |
nie stoi w sprzecznosci z aktualnie obowigzujgcymi regulacjami prawnymi, Nie
czy stwarza koniecznosé dokonania zmian w prawie/przepisach; Nie
oddziatuje na prawa pacjenta lub prawa cztowieka. Nie

Czy stosowanie technologii naktada szczegélne wymogi, takie jak:

koniecznos¢ szczegolnego informowania pacjenta lub uzyskiwania jego zgody; Nie
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Warunek Wartos¢

potrzeba zapewnienia pacjentowi prawa do poszanowania godnosci i intymnosci oraz Nie
tajemnicy informacji z nim zwigzanych;

potrzeba uwzgledniania indywidualnych preferenc;ji, potrzeba czynnego udziatu pacjenta w Nie
podejmowaniu decyzji o0 wyborze metody postepowania.

5. Zatozenia i ograniczenia

Przyjeto, ze skrocenie okresu postepowania wspomagajgcego i motywujgcego warunkujgce
rozpoczecie terapii refundowang desmopresyng nie wptynie na zmiane liczebnosci populacii
docelowej (analitycy nie dostrzegli jakichkolwiek podstaw naukowych do innego
wnioskowania), a jedynie na przesuniecie w czasie momentu rozpoczecia przez chorych
terapii. Konserwatywnie zatozono, ze 100% chorych, ktérzy do tej pory przystepowali do
leczenia po 3 miesigcach oczekiwania, teraz przystgpi po 1 miesigcu. W zwigzku z
powyzszym wyniki inkrementalne analizy nalezy uzna¢ za konserwatywne i bardzo

bezpieczne.

Na podstawie publikacji Baka-Ostrowska 2011 [2] oraz ChPL Minirn Melt® [45] przyjeto, ze
czas trwania standardowej terapii we wnioskowanym wskazaniu wynosi 3 miesigce. Jest to
zatozenie techniczne potrzebne do zaimplementowania w modelu wtasciwego mechanizmu

rozpoczynania i konczenia terapii desmopresyng i nie ma wptywu na wyniki analizy.

Ponadto na podstawie ChPL przyjeto, ze standardowa dawka desmopresyny we
wnioskowanym wskazaniu wynosi 120 mcg na dobe. Zatozenie to jest odzwierciedlone w
strukturze refundowanych opakowan w rozpatrywanym wskazaniu (udziat opakowania
Minirin Melet® wyrazony w mcg substancji przekracza 65%) oraz jest zgodne z konstrukcja
grupy limitowej 78.2, Hormony przysadki i podwzgorza — doustne postacie farmaceutyczne
desmopresyny, gdzie rowniez przyjeto dawke 120 mcg jako DDD. Réwniez to zatozenie jest

techniczne i nie ma decydujgcego wptywu na wyniki analizy.

Obliczono, ze 16,14% sposrod 38 160 opakowan Minirin Melt® 60 mcg, 24,83% sposrod
45 296 opakowan Minirin Melt® 120 mcg oraz 65,35% spo$réd 2 179 opakowan Minirin Melt®
240 mcg w okresie od stycznia do grudnia 2016 roku zostato zrefundowanych w populaciji
chorych z pierwotnym izolowanym moczeniem nocnym. Kalkulacja byta mozliwa z uwagi na
rézny poziomie odptatnosci za lek dla wskazan moczéwka prosta i izolowane moczenie

nocne. Szczegoty kalkulacji przedstawiono w dotgczonym do raportu kalkulatorze. WartoSci
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procentowe postuzyty do oszacowania populacji docelowej w oparciu o fgczne dane

refundacyjne NFZ dla desmopresyny.

Dodatkowo przyjeto, ze przecietny rok trwa dokfadnie 365 dni.
6. Podsumowanie i wnioski koncowe

W niniejszej pracy oceniono wplyw na system ochrony zdrowia w Polsce podjecia
pozytywnej decyzji w sprawie zmiany brzmienia wskazania dotyczgcego czasu
postepowania wspomagajgcego i motywujgcego z 3 miesiecy na 1 miesigc przed
rozpoczeciem stosowania leku Minirin Melt® (desmopresyna) stosowanego w leczeniu
pierwotnego, izolowanego moczenia nocnego u dzieci powyzej 6. roku zycia z prawidtowg

zdolnoécig zageszczania moczu.

Wystepowanie, a zwtaszcza utrzymywanie si¢ moczenia nochego, ma ogromne znaczenie
dla przebiegu rozwoju psychofizycznego i spotecznego dziecka. Moze ono prowadzi¢ do

zakiécenia:

réwnowagi emocjonalnej dziecka;
rozwoju jego osobowosci;
budowania prawidtowych relacji z innymi;

mozliwosci efektywnego uczenia sie.

Im dziecko jest starsze, tym wyzsze prawdopodobienstwo, Zze dojdzie do wystgpienia
wtornych zaburzen emocjonalnych spowodowanych utrzymujgcym sie moczeniem. U
chorych dzieci zaobserwowano nadmierng nerwowo$¢, trudnosci z koncentracjg, nizsza
samoocene i gorszy kontakt z rowiesnikami. Jest udowodnione, ze u dziecka z PIMN,
zaburzenia emocjonalne sg efektem utrzymujgcego sie moczenia, a nie jego przyczyna. Z
tego powodu szybki dostep do skutecznego leczenia odgrywa kluczowg role w powodzeniu

terapii.

Minirin Melt® jest lekiem o udowodnionej skuteczno$ci klinicznej i bardzo dobrym profilu
bezpieczenstwa. W konsekwencji podjecia decyzji o zmianie czasu trwania terapii
wspomagajacej i motywujgcej chorzy uzyskajg szybszy niz obecnie dostep do terapii.
Minimalny czas oczekiwania na terapie desmopresyng zostanie skrécony z 3 do 1 miesigca.
Tym samym nalezy oczekiwa¢ poprawy stanu zdrowotnego chorych oraz wzrostu ich

zadowolenia ze Swiadczonej opieki medyczne;j.
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Zgodnie z przedstawionymi w analizie szacunkami realizacja scenariusza nowego
w poroéwnaniu do sytuacji obecnej spowoduje nieznaczne zwiekszenie wydatkéw ptatnika w
pierwszym roku obowigzywania decyzji refundacyjnej, ktére wynika jedynie z przyspieszenia
mozliwosci zastosowania terapii u chorego. Decyzja refundacyjna nie wplywa na koszt
terapii, ani na zwiekszenie populacji docelowej chorych. Wydatki ptatnika stabilizujg sie juz w

drugim roku obowigzywania decyzji (brak istotnych wydatkow inkrementalnych ptatnika).
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7. Zataczniki

7.1. Dane refundacyjne NFZ

Tabela 17.
Liczba zrefundowanych opakowan leku Minirin Melt® w latach 2015-2016 w ujeciu miesiecznym

Prezentacja

styczen j pazdziernik listopad grudzien

Rok 2015

Minirin Melt
60 mcg

Minirin Melt
120 mcg

Minirin Melt
240 mcg

Rok 2016

Minirin Melt
60 mcg

Minirin Melt
120 mcg

Minirin Melt
240 mcg

*dane niedostepne w momencie zamkniecia prac nad raportem
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7.2. Uzasadnienie braku utworzenia odrebnej grupy

limitowej dla technologii wnioskowanej

Opierajgc sie o art. 15 Ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, Srodkéw
spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych nalezy
stwierdzi¢, ze po zmianie decyzji refundacyjne lek Minirin Melt® bedzie nadal refundowany w
ramach istniejgcej grupy limitowej: 78.2, Hormony przysadki i podwzgérza — doustne

postacie farmaceutyczne desmopresyny (grupa, w ktérej lek jest obecnie refundowany).
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7.3. DDD desmopresyny refundowana w we wnioskowanym wskazaniu w scenariuszu
istniejgcym i nowym

Tabela 18.

|
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Tabela 19.
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7.4. Liczba opakowan technologii wnioskowanej

Tabela 20.
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7.5. Sprawdzenie zgodnosci analizy z minimalnymi

w sprawie minimalnych wymagan

Tabela 21.
Check-lista zgodnosci analizy wplywu na system ochrony zdrowia z minimalnymi
wymaganiami przedstawionymi w Rozporzadzeniu MZ w sprawie minimalnych
wymagan

NE

1.

Zadanie

Oszacowanie rocznej liczebnosci populacji

wymaganiami opisanymi w Rozporzadzeniu MZ

Tak/Nie/nie dotyczy

n/d

1.1.

obejmujacej wszystkich pacjentéow, u ktérych wnioskowana
technologia moze by¢ zastosowana

TAK, rozdziat 2.5.1.

1.2.

docelowej, wskazanej we wniosku

TAK, rozdziat 2.5.2.

1.3.

w ktorej wnioskowana technologia jest obecnie stosowana

TAK, rozdziat 2.5.3.

1.4.

w ktérej wnioskowana technologia bedzie stosowana przy
zatozeniu, ze minister wtasciwy do spraw zdrowia wyda decyzje
0 objeciu refundacjg podwyzszeniu ceny

TAK, rozdziat 2.5.4.

Oszacowanie rocznych wydatkéw podmiotu zobowigzanego do
finansowania swiadczen ze srodkéw publicznych, ponoszonych
na leczenie pacjentéw w stanie klinicznym wskazanym we
whniosku

TAK, rozdziat 2.8.

2.1.

aktualnych

TAK, rozdziat 2.8.1.

2.2.

z wyszczegolnieniem  sktadowej wydatkow  stanowigcej
refundacje ceny wnioskowanej technologii, o ile wystepuje

TAK, rozdziat 2.8.1.

llosciowa prognoza rocznych wydatkow podmiotu
zobowigzanego do finansowania $wiadczen ze $rodkow
publicznych, jakie bedg ponoszone na leczenie pacjentéw w
stanie klinicznym wskazanym we wniosku przy zatozeniu, ze
minister wtasciwy do spraw zdrowia nie wyda decyzji o objeciu
refundacjg podwyzszeniu ceny

TAK, rozdziat 2.8.

3.1.

z wyszczegolnieniem  sktadowej wydatkdw stanowigcej
refundacje ceny wnioskowanej technologii

TAK, rozdziat 2.8.

llosciowa prognoza rocznych wydatkow podmiotu
zobowigzanego do finansowania $wiadczen ze $rodkow
publicznych, jakie bedg ponoszone na leczenie pacjentéw w
stanie klinicznym wskazanym we wniosku, przy zatozeniu, ze
minister wiasciwy do spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu
refundacjg lub podwyzszeniu ceny

TAK, rozdziat 2.8.

4.1.

z wyszczegolnieniem  sktadowej wydatkow  stanowigcej
refundacje ceny wnioskowanej technologii,

TAK, rozdziat 2.8.

Oszacowanie dodatkowych wydatkéw podmiotu zobowigzanego
do finansowania Swiadczen ze $rodkéw publicznych, jakie bedag
ponoszone na leczenie pacjentdow w stanie klinicznym
wskazanym we wniosku

TAK, rozdziat 2.8.

5.1.

z wyszczegolnieniem  sktadowej wydatkow  stanowigcej

TAK, rozdziat 2.8.
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NE

Zadanie
refundacje ceny wnioskowanej technologii

Tak/Nie/nie dotyczy

Minimalny i maksymalny wariant oszacowania dodatkowych
wydatkéw podmiotu zobowigzanego do finansowania $wiadczen
ze srodkow publicznych

TAK, rozdziat 2.8.

Zestawienie tabelaryczne wartosci, na podstawie ktorych
dokonano oszacowan analizy oraz prognoz

TAK, rozdziat 2.7.

Wyszczegodlnienie zatozen, na podstawie ktérych dokonano
oszacowan analizy oraz prognoz

TAK, rozdziat 5.

9.1.

wyszczegolnienie zatozenh dotyczgcych kwalifikacji
wnioskowanej technologii do grupy limitowej i wyznaczenia
podstawy limitu

TAK, rozdziat 5.

10.

Do analizy dotagczono dokument elektroniczny, umozliwiajgcy
powtdrzenie wszystkich kalkulacji oraz prognoz

TAK

11.

Oszacowan analizy oraz prognoz dokonano w horyzoncie
czasowym wtasciwym dla analizy wptywu na budzet

TAK

12.

Oszacowan oraz prognoz w analizie dokonano w szczegolnosci
na podstawie rocznej liczebnosci populaciji

TAK

12.1.

w analizie wplywu na budzet przedstawiono dodatkowy wariant,
w ktérym oszacowania i prognozy uzyskano w oparciu o inne
dane

(w przypadku braku wiarygodnych oszacowan rocznej
liczebnosci populaciji)

n/d,

13.

Oszacowania analizy oraz prognozy przedstawiono w
nastepujacych wariantach

e z uwzglednieniem proponowanego instrumentu dzielenia
ryzyka (jezeli wnioskowane warunki objecia refundacjg
obejmujg instrumenty dzielenia ryzyka),

e bez uwzglednienia proponowanego instrumentu dzielenia
ryzyka

TAK

13.1.

Wskazano dowody spetnienia wymagan, o ktérych mowa:
e wart. 15 ust. 3 pkt 1 i 3 Ustawy o refundacji

(jezeli wnioskowane warunki objecia refundacjg obejmujg
utworzenie nowej, odrebnej grupy limitowe;j)

e wart. 15 ust. 2. 15 ust. 3 pkt 2 Ustawy o refundaciji

(jezeli wnioskowane warunki objecia refundacjg obejmujg
kwalifikacje do wspolnej, istniejgcej grupy limitowej)

TAK, rozdziat 7.2.
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