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0T.4351.9.2017.JW.AKJ.3 z dnia 5 kwietnia 2017 r. Pierwotnie analiza zostata zakonczona
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ochrony zdrowia

Indeks skrotow

ADMAPP

AOTM
AOTMIT

Rozwiniecie

ang. alpha-1 proteinase inhibitor — ludzki inhibitor alfa-1-proteinazy

ang. alpha-1 antitrypsin deficiency — niedobor inhibitora alfa-1 proteinazy (alfa-1
antytrypsyny)

Ang. Alpha-1 Disease Management and Prevention Program, model dziatania
wprowadzony w Stanach Zjednoczonych, polegajgcy na zbudowaniu relacji chorych na
AATD na zasadzie wzajemnego wsparcia

Agencja Oceny Technologii Medycznych

Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

analiza wrazliwosci

ang. best supportive care — ludzki inhibitor alfa-1-proteinazy

Charakterystyka Produktu Leczniczego

ang. C reactive protein — biatko ostrej fazy, biatko C-reaktywne

ang. forced expiratory volume in 1 second — natezona objetos¢ wydechowa
pierwszosekundowa

Glikokortykosteroid

ang. inhaled corticosteroids — wziewne kortykosteroidy

ang. immunoglobulin A — immunoglobulina A

istotno$¢ statystyczna

ang. long-acting beta-2 agonist — dtugodziatajgce leki beta-2 agonistyczne

ang. long-acting muscarinic antagonist — dlugodziatajgcy lek cholinolityczny

Minister Zdrowia

Narodowy Fundusz Zdrowia

Przewlekta obturacyjna choroba ptuc

Polskie Towarzystwo Choréb Ptuc

ang. short-acting beta-2 agonist — krotkodziatajgce leki beta-2 agonistyczne

ang. short-acting muscarinic antagonist — kroétkodziatajgcy cholinolityk

ang. St George’s Respiratory Questionnaire — Kwestionariusz Szpitala Sw. Jerzego
(kwestionariusz oceny jakosci zycia w chorobach uktadu oddechowego)

tomografia komputerowa

wziewny glikokortykosteroid
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Streszczenie

CEL I ZAKRES

Celem analizy wptywu na system ochrony zdrowia jest oszacowanie wydatkéw ptatnika
publicznego w przypadku podjecia pozytywnej decyzji o finansowaniu ze Srodkdw
publicznych leku Prolastin® (ludzki inhibitor alfa-1-proteinazy) w leczeniu dorostych chorych z
niedoborem inhibitora alfa-1 proteinazy (AATD') i obturacjg drég oddechowych (FEV, 35-
60%) w Wykazie lekow refundowanych w kategorii dostepnosci refundacyjne;j: lek stosowany

w Programie Lekowym: leczenie niedoboru inhibitora alfa-1-proteinazy (ICD-10 E88.0).

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

Swiadczen zdrowotnych oraz zestawienia aspektéw etycznych i spotecznych.

METODYKA

Analize wptywu na budzet wykonano z perspektywy ptatnika publicznego i perspektywy

wspolnej. Przyjeto 3-letni horyzont czasowy od lipca 2017 roku do czerwca 2020 r.

Populacje docelowg dla technologii wnioskowanej stanowig chorzy z niedoborem inhibitora
alfa-1 proteinazy (AATD) i obturacja drég oddechowych (FEV; 35-60%). Liczebnos¢
populacji docelowej oszacowano na podstawie danych pochodzacych 2z ankiet

uzupetnionych przez ekspertow klinicznych.

W analizie wplywu na budzet rozpatrywano dwa scenariusze: istniejgcy oraz nowy.
Scenariusz istniejgcy obrazuje sytuacje obecng, w ktorej Prolastin® nie jest refundowany
z budzetu ptatnika publicznego w analizowanym wskazaniu. W scenariuszu tym, w leczeniu
chorych z niedoborem inhibitora alfa-1 proteinazy (AATD) i obturacjg drég oddechowych
(FEV, 35-60%) stosowane jest standardowe leczenie objawowe, a lek Prolastin® nie jest
refundowany. W scenariuszu prognozowanym (nowym) analizowano sytuacje, w ktorej lek
Prolastin® bedzie stosowany w leczeniu AATD i bedzie finansowany ze $rodkéw publicznych

w ramach programu lekowego.

! ang. alpha-1 antitrypsin deficiency
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Catkowite koszty (wynikajgce z kosztéw réznigcych leczenia), wyznaczono na podstawie

nastepujacych kategorii kosztowych:

=

. koszty leku Prolastin®, 2. koszt testéw diagnostycznych potwierdzajacych niedobér alfa-1
antytrypsyny u chorych 3. koszty przepisania i podania lekéw, 4. koszty monitorowania i
oceny skutecznosci leczenia, 5.koszty standardowej terapii (w tym hospitalizacji, wizyt

ambulatoryjnych, tlenoterapii, wizyt pielegniarki sSrodowiskowej oraz farmakoterapii).

Koszty  wynikajgce z  zastosowania poszczegllnych  schematéw  postepowania
terapeutycznego przyjeto na podstawie wynikéw przeprowadzonej Analizy ekonomicznej.
Koszty jednostkowe technologii wnioskowanej przyjeto na podstawie danych od Podmiotu

odpowiedzialnego.

Wydatki ptatnika publicznego okreslono w sytuacji braku finansowania technologii
wnioskowanej ze $rodkéw publicznych w uwzglednianym wskazaniu, to jest w przypadku
utrzymania obecnej sytuacji na rynku (scenariusz istniejgcy), a takze po uwzglednieniu
zakfadanego sposobu refundowania technologii wnioskowanej (scenariusz nowy). Finalnie
wyznaczono inkrementalne wydatki ptfatnika publicznego, czyli roéznice pomiedzy
scenariuszem prognozowanym (nowym) a scenariuszem istniejgcym. Dla kazdego ze

scenariuszy rozpatrywano 3 warianty: najbardziej prawdopodobny, minimalny oraz
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WYDATKI INKREMENTALNE
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PODSUMOWANIE | WNIOSKI

W niniejszej pracy dokonano oceny wptywu na system ochrony zdrowia w Polsce decyzji o

zakwalifikowaniu leku Prolastin® (ludzki inhibitor alfa-1 proteinazy) do programu lekowego.

Podkresli¢ jednak nalezy, ze finansowanie A1l-Pl alfa oznacza wprowadzenie nowego
standardu w leczeniu chorych dorostych chorych z niedoborem inhibitora alfa-1 proteinazy
(AATD) i obturacjg drég oddechowych (FEV; 35-60%), gdyz lek ten oferuje leczenie
przyczynowe w przeciwienstwie do standardowej terapii objawowej odpowiadajgcej leczeniu
przewlektej obturacyjnej choroby ptuc. Obecnie nie istnieje technologia refundowana w
omawianym wskazaniu totez refundacja leku Prolastin® umozliwi specjalistom w tej
dziedzinie wybor terapii korzystniejszej dla chorego od obecnie dostepnych. Udowodniono,
ze terapia z zastosowaniem leku Prolastin® spowalnia proces rozedmy ptuc. Dodatkowo, w

Analizie ekonomicznej dla chorych stosujgcych A1-Pl wykazano wyzszo$¢ terapii
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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 o finansowaniu ze srodkow
publicznych leku Prolastin® (ludzki inhibitor alfa-1-proteinazy) w leczeniu dorostych chorych z
niedoborem inhibitora alfa-1 proteinazy (AATD?) i obturacjg drég oddechowych (FEV; 35-
60%) w Programie Lekowym: leczenie niedoboru inhibitora alfa-1-proteinazy (ICD-10
E88.0).

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

przedstawionym wskazaniu.

Analiza wptywu na system ochrony zdrowia skfada sie z dwéch czesci — niniejszego
dokumentu oraz arkusza kalkulacyjnego wykonanego w programie MS Excel 2010,
umozliwiajgcego obliczenie prognozowanych wydatkéw ptatnika w zaleznosci od przyjetych

zatozen.

2.Analiza wptywu na budzet

2.1. Metodyka analizy

1. Zdefiniowano populacje docelowg dla technologii wnioskowanej na podstawie ankiety

przeprowadzonej wsrdd ekspertow klinicznych [11].

2. Przeprowadzono prognoze liczebno$ci populacji w kolejnych 3 latach horyzontu

czasowego.

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

pozytywnej decyzji refundacyjnej dla tej interwenciji.

2 ang. alpha-1 antitrypsin deficiency
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4. Na podstawie wynikow przeprowadzonej Analizy ekonomicznej oszacowano koszty terapii

technologii wnioskowanej oraz pozostatych opcji terapeutycznych (leczenia objawowego).

5. Obliczono przewidywane wydatki ptatnika publicznego w populacji docelowej w latach
ujetych w horyzoncie czasowym analizy dla scenariusza istniejgcego, czyli w przypadku

braku finansowania technologii wnioskowanej ze srodkéw publicznych.

6. Obliczono przewidywane wydatki ptatnika oraz fgczne wydatki ptatnika i pacjentéw w
populacji docelowej w horyzoncie czasowym analizy dla scenariusza nowego, czyli w
przypadku podjecia przez pfatnika pozytywnej decyzji o finansowaniu technologii

whnioskowanej ze srodkoéw publicznych.

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

zwigzane z podjeciem pozytywnej decyzji refundacyjne;.

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

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

9. Przeprowadzono analize wrazliwosci dla oszacowania populacji docelowej oraz

kluczowych parametrow uwzglednianych w niniejszej analizie.

2.2. Horyzont czasowy

Zgodnie z Wytycznymi Agencji Oceny Technologii Medycznych (AOTM) oraz
Rozporzgdzeniem MZ w sprawie minimalnym wymagan (Rozporzadzenie Ministra Zdrowia z
dnia 2 kwietnia 2012 r. w sprawie minimalnych wymagan, jakie muszg spetniac analizy
uwzglednione we wnioskach o objecie refundacjg 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), horyzont czasowy analizy wptywu na budzet powinien obejmowac¢ okres do
momentu ustalenia sie stanu réwnowagi oraz co najmniej pierwsze 2 lata od daty

rozpoczecia finansowania danej technologii medycznej ze sSrodkéw publicznych [1, 17].
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W analizie przyjeto 3-letni horyzont czasowy, obejmujgcy okres od lipca 2017 do czerwca

2020. Zasadnym jest stwierdzenie, ze dopiero po okoto 3 latach rynek ustabilizuje sie.

Obecnie, w omawianym wskazaniu, nie jest refundowana zadna substancja czynna.

2.3. Perspektywa

Zgodnie z Rozporzgdzeniem MZ w sprawie minimalnym wymagan, dotyczacym minimalnych
wymagan, jakie muszg spetnia¢ analizy wptywu na budzet, analiza zostata przeprowadzona
z perspektywy podmiotu zobowigzanego do finansowania $wiadczen ze $rodkow
publicznych (zgodnie z art. 14 Ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 roku o $wiadczeniach opieki
zdrowotnej finansowanych ze $rodkéw publicznych jest nim ptatnik publiczny, czyli Narodowy
Fundusz Zdrowia [19]).

2.4. Scenariusze poroOwnywane

W analizie wptywu na budzet rozwazano dwa scenariusze: istniejgcy oraz scenariusz nowy.
Scenariusz istniejgcy obrazuje sytuacje obecng, w ktérej technologia wnioskowana nie jest
refundowana w omawianym wskazaniu z budzetu ptatnika publicznego (na podstawie
Obwieszczenia Ministra Zdrowia z dnia 25 pazZdziernika 2016 w sprawie wykazu
refundowanych lekéw, $rodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz
wyrobéw medycznych na dzien 1 listopada, zwanego dalej Obwieszczeniem MZ w sprawie

wykazu lekéw refundowanych [13]).

W scenariuszu nowym przyjeto sytuacje, w ktoérej technologia wnioskowana jest
refundowana w leczeniu dorostych chorych z niedoborem inhibitora alfa-1 proteinazy (AATD)
i obturacjg drég oddechowych (FEV; 35-60%). W analizie uwzgledniono finansowanie tej
technologii medycznej w oddzielnej grupie limitowej, zgodnie z uzasadnieniem wskazanym w

zatgczniku (rozdziat 8.1.).

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

réznica pomiedzy tymi scenariuszami.
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|
Analizowane scenariusze (istniejacy, nowy), | KGN o2z ich warianty

(minimalny, prawdopodobny, maksymalny) przedstawiono na ponizszym schemacie.
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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 Charakterystykg Produktu Leczniczego
Prolastin®, lek wskazany jest w leczeniu dorostych chorych z niedoborem inhibitora alfa-1
proteinazy (AATD) i obturacjg drog oddechowych (FEV; 35-60%). Wielko$¢ populacji, w
ktérej wnioskowana technologia moze by¢ stosowana okreslono na podstawie wynikow

badania ankietowego.
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W analizie podstawowej przyjeto oszacowanie oparte na opinii wiodgcego® eksperta
klinicznego, ktory zostat poproszony o wypetnienie ankiety i okreslenie liczby chorych, u
ktérych mozna bedzie zastosowaé lek Prolastin® w przypadku wydania pozytywnej decyzji
refundacyjnej. Chorzy spetniajgcy kryterium wigczenia to chorzy ze wskaznikiem FEV1 w
przedziale 35-60%.
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W analizie zatozono, ze udziat chorych ze wskaznikiem FEV1 w przedziatach 35-50% i 50-

60% rozktadac bedzie sie po réwno i wyniesie w obu przypadkach 50%.

‘
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Tabela 1.
Oszacowanie populacji, w ktorej technologia wnioskowana moze by¢ zastosowana

2.5.2.Populacja docelowa, wskazana we wniosku

Populacja, zaréwno ta wskazana we wniosku refundacyjnym jak i ta oceniana w niniejszej
analizie, sg spdjne z populacjg zawartg w Charakterystyce Produktu Leczniczego Prolastin®,
a stanowig jg chorzy z niedoborem inhibitora alfa-1 proteinazy (AATD) i obturacjg drog
oddechowych (FEV; 35-60%). Populacja docelowa jest tozsama z populacjg chorych, u

ktorych technologia wnioskowana moze by¢ zastosowana (wskazang w rozdziale 2.5.1).

2.5.3. Populacja, w ktorej technologia wnioskowana jest obecnie

stosowana

Obecnie lek Prolastin® nie jest w Polsce stosowany (liczebno$é populacji wynosi zero).

2.5.4. Populacja, w ktérej wnioskowana technologia bedzie
stosowana przy zatozeniu, ze minister wiasciwy do spraw

zdrowia wyda decyzje o objeciu refundacja

Biorgc pod uwage wskazane kryteria wtgczenia chorych do nowego Programu Lekowego:
leczenie niedoboru inhibitora alfa-1-proteinazy (ICD-10 E88.0) oraz na podstawie
odnalezionych publikacji, stwierdzono, ze w przypadku finansowania Al-PI, zostanie on
wprowadzony zamiast standardowego leczenia objawowego (terapia Al-Pl jest trapig
przyczynowg) u chorych spetniajgcych kryteria kliniczne. Zaktada sie, ze w przypadku
wydania pozytywnej decyzji refundacyjnej leczeni bedg wszyscy chorzy z populacji
docelowej (rozdziat 2.5.2.), a wiec chorzy spetniajgcy kryterium FEV1 35-60%.
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2.5.4.1. Udzialy w rynku

Udziaty w rynku technologii wnioskowanej oceniono na podstawie oceny obecnej praktyki
klinicznej. Z uwagi na fakt, ze lek Prolastin® nie jest obecnie stosowany, udziat w rynku w
scenariuszu istniejgcym wynosi 0%. Na podstawie opinii eksperta klinicznego wyznaczono
udziat terapii enzymatycznej wsréd chorych kwalifikujgcych sie obecnie do leczenia pod
wzgledem fenotypu (szczegdtowe obliczenia przedstawiono w arkuszu kalkulacyjnym
dotgczonym do analizy). Udziaty rynkowe obliczono na podstawie informacji o chorych
kwalifikujgcych sie klinicznie do leczenia oraz na podstawie ogoélnej liczby chorych
kwalifikujgcych sie fenotypowo. Odsetki przedstawiono w ponizszej tabeli. Pozostali chorzy

kontynuujg leczenie w ramach terapii standardowe;j.

Tabela 2.

Udzialy technologii wnioskowanej w pierwszych trzech latach analizy (procent
chorych kwalifikujagcych sie klinicznie do leczenia wzgledem chorych kwalifikujacych
sie fenotypowo)

Tabela 3.
Liczba chorych kwalifikujacych sie do leczenia pod wzgledem fenotypu w kolejnych

latach analizy

2.5.4.2.0szacowanie wielkosci populacji chorych leczonych

technologig wnioskowanag

Populacja chorych leczonych technologig wnioskowang pokrywa sie z populacjg okreslong w

podrozdziale 2.5.1
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2.5.5.Populacja, w ktérej wnioskowana technologia bedzie
stosowana przy zatozeniu, ze minister wiasciwy do spraw

zdrowia nie wyda decyzji o objeciu refundacjq

W przypadku braku wydania pozytywnej decyzji dotyczacej refundacji dla leku Prolastin®, lek

ten nie bedzie stosowany.
2.6. Analiza kosztow

W zaleznosci od zastosowanej perspektywy badawczej, w analizie uwzgledniono koszty,
odpowiadajgce zuzyciu wszystkich istotnych zasobow wynikajgcych z zastosowania sie

pacjenta do aktualnie obowigzujgcej praktyki klinicznej w Polsce.

W analizie, w celu oceny rzeczywistego obcigzenia finansowego zwigzanego z chorobg

uwzgledniono wszystkie istotne rodzaje kosztéw (ij. koszty bezposrednie medyczne).

W Analizie ekonomicznej rozwazano uwzglednienie nastepujgcych kategorii kosztowych,
jako potencjalnie najistotniejszych z punktu widzenia oceny optacalnosci stosowania
technologii medycznych: 1. koszty leku Prolastin®, 2. koszt testéw diagnostycznych
potwierdzajgcych niedobdr alfa-1 antytrypsyny u chorych 3. koszty przepisania i podania
lekow, 4. koszty monitorowania i oceny skutecznosci leczenia, 5.koszty standardowej terapii
(w tym hospitalizacji, wizyt ambulatoryjnych, tlenoterapii, wizyt pielegniarki Srodowiskowej

oraz farmakoterapii).

Po doktadnym przeanalizowaniu wynikéw Analizy klinicznej oraz przestudiowaniu aktualnej
praktyki Klinicznej leczenia (w tym projektu Programu Lekowego), w analizie uwzgledniono i

oceniano nastepujgce kategorie kosztéw bezposrednich medycznych:

koszty leku Prolastin®,
koszt diagnostyki niedoboru alfa-1 antytrypsyny,
koszty diagnostyki, monitorowania i oceny skutecznosci leczenia w programie
lekowym,
koszt podania leku Prolastin®,
koszty zwigzane z trapig BSC, w tym:
koszt hospitalizacji w grupie JGP D46,

koszt wizyty w poradni/ambulatorium
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koszt tlenoterapii w warunkach domowych,
koszt opieki paliatywnej,

koszt farmakoterapii stosowanej w ramach leczenia standardowego.

Wymienione kategorie kosztowe stanowig catkowite koszty réznigce oceniane technologie
medyczne. Uwzglednione koszty réznigce pokrywane bedg przede wszystkim przez ptatnika
publicznego. Roéznice w wynikach pomiedzy perspektywg wspdlng a perspektywg ptatnika
publicznego wystepujg jedynie w przypadku kategorii kosztowej: farmakoterapia zwigzana ze

standardowym leczeniem.

Poniewaz w analizie klinicznej nie stwierdzono wystepowania powazniejszych zdarzen
niepozadanych, zatozono, ze leczenie jakichkolwiek komplikacji zwigzanych z podaniem leku
Prolastin® odbedzie sie w ramach podania leku przez wykwalifikowany personel medyczny.
Dlatego koszty leczenia dziatan niepozgdanych nie sg uwzgledniane jako osobna kategoria

kosztowa.

Zuzycie zasobow opieki zdrowotnej przypadajgce na przecietnego pacjenta (tj. sredni koszt
leczenia chorego) oszacowano na podstawie danych pochodzacych z: badania Boros 2012

[3] oraz badania ankietowego przeprowadzonego wsrdod ekspertéw klinicznych [11].

Wycene zasobdw opieki zdrowotnej (kosztéw jednostkowych) zwigzanych z farmakoterapig
zwigzang ze stosowaniem BSC przeprowadzono na podstawie odpowiednich zarzgdzen
Prezesa NFZ oraz Obwieszczenie MZ w sprawie wykazu lekéw refundowanych [13]. Cene

za opakowanie 1 000 mg leku Prolastin® uzyskano od Zamawiajgcego [7].

2.6.1.Koszt lekow

2.6.1.1.Dawkowanie leku Prolastin®

Do obliczenia kosztu stosowania uwzglednianych technologii medycznych konieczne byto
wyznaczenie dawki leku. Na podstawie Charakterystyki Produktu Leczniczego Prolastin® [5]
okreslono, ze w leczeniu dorostych chorych z niedoborem alfa-1 antytrypsyny Prolastin®

podawany jest w przedstawionym ponizej schemacie.

Podanie leku Prolastin® nastepuje najcze$ciej wedtug schematu 60 mg/kg masy ciata w
cotygodniowym wlewie dozylnym. [5]. Dawkowanie to jest zgodne ze schematem

dawkowania zamieszczonym projekcie Programu lekowego.
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Dawka ta byta rowniez stosowana u chorych w badaniach odnalezionych w przebiegu

przegladu systematycznego Analizy klinicznej.
2.6.1.2.Cena leku Prolastin®

Obecnie lek nie jest finansowany w analizowanym wskazaniu. Niniejsza analiza dotyczy
optacalno$ci stosowania leku Prolastin® w leczeniu dorostych chorych z niedoborem alfa-1
antytrypsyny stosowanego w ramach Programu lekowego. W analizie uwzgledniono
finansowanie leku w oddzielnej grupie limitowej, zgodnie z uzasadnieniem wskazanym w

rozdziale 8.1. Rozwazono poziom odptatnosci leku, zgodny z zapisami Ustawy o refundaciji,

tj. lek wydawany jest bezptatnie w ramach programu lekowego [18].

Il zgodnie z zapisami Ustawy o refundacji wyznaczono urzedowa cene zbytu oraz cene

hurtowg brutto leku, biorgc pod uwage, finansowanie w odrebnej grupie limitowej [18].

Wartosci poszczegdlnych cen leku prezentuje tabela ponizej (Tabela 4.).

Tabela 4.
Ceny wnioskowanej technologii uwzglednione w analizie — opakowanie 1000 mg
(PLN)

Liczba zuzytych fiolek leku Prolastin® zostata oparta o rozktad normalny wagi chorych.

Chorym przyporzgdkowano prawdopodobienstwa w zaleznosci od posiadanej masy ciata
zgodnie z rozktadem normalnym, a nastepnie przemnozono je przez liczbe fiolek zuzytych
dla konkretnej masy ciata. Tak oszacowana srednia wazona wskazuje, ze w terapii jeden

chory zuzywa $rednio 4,84 fiolek leku Prolastin®. Na tej podstawie oszacowano ostateczny
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koszt terapii lekiem Prolastin® uwzgledniany w analizie. Obliczenia oparto na $redniej masie
ciata Polakéw, ktorg raportowano w badaniu Estymator [8]. oraz odchyleniu standardowym
masy ciata zaczerpnietemu z publikacji Portier 2007 [16]. Jest to badanie przeprowadzone
na populacji amerykanskiej, jednak zatozono, ze odchylenie standardowe w obu populacjach
(amerykanskiej oraz polskiej) jest zblizone. Srednia masa ciata dorostych Polakéw wyniosta
we wspomnianym badaniu 72,5 kg, natomiast odchylenie standardowe 13,17 kg. Jest to
wartos¢ obliczona dla grupy oséb w wieku 50-51 lat, czyli wieku wejscia chorego do modelu.
Inna wartos¢ odchylenia standardowego raportowana w publikacji zostata uwzgledniona w
analizie wrazliwosci. W kalkulacjach kosztu rocznego uwzgledniono zgodnie z ChPL, ze

podanie nastepuje raz na tydzien.

Nalezy podkresli¢, Zze lek Prolastin® stanowi terapie enzymatyczng, ktéra jest uzupetnieniem
standardowego postepowania medycznego. Dlatego w ramieniu chorych leczonych lekiem

naliczany jest koszt zwigzany z BSC oraz z samg terapig augmentacyjna.

Tabela 5.
Koszt terapii A1-Pl (PLN)

—

—:

2.6.2.Koszt badan diagnostycznych

Warunkiem kwalifikacji do Programu Lekowego jest potwierdzony w certyfikowanym osrodku
niedobdér alfa-1 antytrypsyny. Potwierdzenie niedoboru odbywa sie dwustopniowo: w
pierwszym etapie bada sie poziom stezenia AAT we krwi wraz z oznaczeniem poziomu CRP,
nastepnie w przypadku wyniku sugerujgcego niedobdér przeprowadza sie badanie
genetyczne metodg genotypowania i/lub fenotypowania. Wspomniane metody badania
genetycznego sg stosowane najczesciej, jednakze mozliwe jest takze przeprowadzenie

analizy sekwencji DNA.
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Ponadto w ramach diagnostyki wykonuje sie:
Oznaczenie stezenia przeciwciat klasy A (Immunoglobuliny A — IgA);
Badanie spirometryczne z prébg rozkurczows;
Badanie objetosci ptuc metodg pletyzmograficzng;
Tomografia komputerowa klatki piersiowej;

Test na obecnosc¢ kotyniny majgcy na celu okreslenie, czy chory stosuje nikotyne

(pali papierosy).

Koszt pierwszego etapu badania diagnostycznego okreslono na podstawie zatgcznika nr 1b
oraz 5a do zarzadzenia Nr 79/2014/DSOZ Prezesa NFZ wraz z pdzniejszymi zmianami [22].
W ponizszej tabeli podsumowano koszty wymienionych powyzej badan. Z uwagi na fakt, ze
test na obecnos$¢ kotyniny nie zostat zawarty w koszyku swiadczen gwarantowanych
postanowiono poming¢ ten koszt w analizie. Biorgc pod uwage, ze test ten moze zostac
przeprowadzony z uzyciem urzgdzenia, tak zwanego smokolizera, koszt ten jest znikomy i
moze zosta¢ pominiety w analizie, poniewaz nie przyczyni sie on do wygenerowania

znacznych kosztow i tym samym nie wptynie znaczgco na wynik analizy.

Koszt badania genetycznego okreslono na podstawie Zatgcznika nr 1 do zarzgdzenia Nr
73/2016/DSOZ Prezesa NFZ. Jest to koszt zryczattowany i nie zalezy od typu badania
genetycznego. W jego zakresie miesci sie genotypowanie, fenotypowanie oraz analiza
sekwencji tahcucha. Wartos¢ jednego punktu okreslono na podstawie Informatora o
umowach NFZ obliczajgc srednig cene za punkt w 5 losowo wybranych kontraktowanych
placowkach na teranie kraju. Na podstawie publikacji Greulich 2016 [9] liczba wykonywanych
testébw potrzebnych do zdiagnozowania jednego chorego z niedoborem inhibitora alfa-1-
proteinazy wynosi Srednio 10,16. WartoS¢ ta zostata uwzgledniona w ogolnym koszcie
badania genetycznego przypadajgcym na jednego chorego.

Tabela 6.
Koszt badan diagnostycznych przy kwalifikowaniu chorego do programu lekowego

Wartos¢ punktu
(PLN)

Badanie Kod produktu Wartos¢é punktowa

Koszt (PLN)

CRP 5.30.00.0000011
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Wartos¢ punktu

Badanie Kod produktu Wartos¢ punktowa (PLN)

Koszt (PLN)

Immunoglobuliny A

5.30.00.0000011 3,50 9,00 31,50
(IgA)

165 a-1-Antytrypsyna

Badanie spirometryczne

z proba rozkurczowa 5.30.00.0000012 7,00 9,00 63,00

Badanie objetosci ptuc
metoda
pletyzmograficzng

TK: badanie innej
okolicy anatomicznej 1)
bez wzmocnienia
kontrastowego

5.03.00.0000070 30,00 9,00 270,00

Kompleksowa
diagnostyka genetyczna
choroéb

nienowotworowych z 5.10.00.0000043 90,00 11,35 10 372,74
uwzglednieniem
cytogenetycznych
badan molekularnych

2.6.3.Koszt podania leku

Zgodnie z opinig ekspertow klinicznych terapia ludzkim inhibitorem alfa-1 proteinazy ma sens
jedynie wtedy, gdy lek podawany jest w bliskiej odlegtosci od miejsca zamieszkania chorego.
W analizie przyjeto w ten sposob na podstawie zapisu w ChPL, Ze pierwsze trzy podania
leku odbedg sie w przystosowanym do tego osrodku, tzn. w szpitalu lub
przychodni/ambulatorium. Poniewaz wlew dozylny leku Prolastin® jest wiewem krétkotrwatym
i trwa okoto 1 godziny przyjeto, ze dalsze podania odbedg sie w domu chorego w ramach

wizyty pielegniarki srodowiskowe;.

Koszt wizyty pielegniarki Srodowiskowej jest kosztem zryczattowanym i zalezy od stawki
kapitacyjnej. Tym samym kazdy osrodek wysytajgcy pielegniarki do domu chorego ma
zapewniong statg kwote przeznaczong na realizacje opisywanego swiadczenia. W zwigzku z
tym, koszt wizyty pokryty jest przez osrodek wysytajacy, a sama wizyta nie generuje kosztu
dla systemu.

Tym samym w analizie uwzgledniono jedynie koszt zwigzany z trzykrotny podaniem leku w

warunkach pozadomowych. Szczegdly zawarto w ponizszej tabeli.

Tabela 7.
Koszt podania leku Prolastin®
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Wartos¢ Liczba

Produkt punktowa Wartosé punktu swiadczen

Koszt (PLN)

Przyjecie w trybie

ambulatoryjnym
zwigzane z
wykonaniem programu

2.6.4.Koszt monitorowania leczenia i oceny skutecznosci

Na podstawie projektu Programu lekowego oraz opinii ekspertéw klinicznych okreslono, ze w
ramach monitorowania i oceny skutecznosci leczenia lekiem Prolastin® bedg wykonywane

nastepujace badania:
Oznaczenie stezenia alfa-1 antytrypsyny (dwa razy w roku);
Test na obecnos¢ kotyniny (dwa razy w roku);
Ocena objetosci ptuc metodg pletyzmograficzng (raz do roku).

Zgodnie z opinig ekspertow klinicznych ocena objetosci ptuc metodg pletyzmograficzng
odbywac¢ bedzie sie raz do roku. Dla pozostatych badan przyjeto, ze odbywaé bedg sie one
raz na 6 miesiecy, co jest zgodne z wymogami monitorowania i oceny skutecznosci w

programach lekowych.

Ponownie, z uwagi na fakt, ze test na obecnos¢ kotyniny nie zostat zawarty w koszyku
Swiadczenh gwarantowanych postanowiono pomingc¢ ten koszt w analizie. Biorgc pod uwage,
ze test ten moze zosta¢ przeprowadzony z uzyciem urzgdzenia, tak zwanego smokolizera,
koszt ten jest znikomy i moze zosta¢ pominiety w analizie, poniewaz nie przyczyni sie on do

wygenerowania znacznych kosztéw i tym samym nie wptynie znaczgco na wynik analizy.

Koszty monitorowania i oceny skutecznosci leczenia podsumowano w ponizszej tabeli.
Koszty monitorowania i oceny skutecznosci dotyczg chorych leczonych lekiem Prolastin®.
Monitorowanie chorych leczonych standardowo odbywa sie w ramach wizyt w

poradni/ambulatorium.
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Tabela 8.
Koszty zwigzane z monitorowaniem i oceng skutecznosci leczenia

Koszt

Wartos¢ Wartos¢ punktu .
jednorazowy

punktowa

*
Badanie Kod produktu NEEPAC eI i

165 a-1-

Antytrypsyna

Badanie objetosci 5.30.00.0000012 126,00
ptuc metoda

pletyzmograficzng

*zalozono, iz pletyzmografia bedzie odbywata sie w trakcie tej samej wizyty ambulatoryjnej co pomiar stezenia
Al-Pl - stagd 2 wizyty w ciggu roku

2.6.5.Koszty zwigzane z terapia standardowg (BSC)

Na podstawie publikacji Boros 2012 oraz opinii ekspertow klinicznych okreslono, ze w
ramach aktualnie stosowanej praktyki klinicznej chorzy z niedoborem alfa-1 antytrypsyny
korzystajg z nastepujacych swiadczen, dla ktoérych czestos¢ uzycia oraz procent chorych

korzystajgcych z zasobéw sg zalezne od stanu zdrowia:

hospitalizacja,

wizyta w poradni/ambulatorium,

terapia tlenowa w warunkach domowych,
pobyt w hospicjum,

wizyta pielegniarki Srodowiskowej,

farmakoterapia.

W ponizszej tabeli podsumowano korzystanie przez chorych podlegajgcych terapii BSC z
zasobow i Swiadczen opieki zdrowotnej. Dane pochodzg ze wspomnianej wczesniej
publikacji Boros 2012 oraz z badania ankietowego przeprowadzonego wsrod ekspertéw
klinicznych.

Na podstawie publikacji Liebermann 2000 [12] zatozono, iz chorzy przyjmujacy terapie
lekiem Prolastin® (FEV1 od 35% do 60%) bedg mieé¢ nizszg czestotliwo$é przyjmowania

Swiadczeh opieki medycznej. W analizie utozsamiono infekcje raportowane w publikacji
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Liebermann 2000 z ciezszymi zaostrzeniami choroby i oszacowano ryzyko wzgledne

wystepowania zaostrzen w grupie leczonej w stosunku do grupy nieleczonej (RR® = 0,33).

Tabela 9.
Zuzycie zasobow zwigzanych z aktualng praktyka kliniczna

Stan zdrowia Swiadczenie Odsetek chorych Liczba wizyt/Swiadczen

21 VA (== k| Wizyta w poradni/ambulatorium

> 80%)

Hospitalizacja

OIIEICNEVAS Wizyta w poradni/ambulatorium

(50% =< FEV1 <
809%) Hospitalizacja

Terapia tlenowa

Wizyta w poradni/ambulatorium

Ciezki (30% =
=2VALSEA) ) Hospitalizacja

Wizyta pielegniarki
Srodowiskowej

Terapia tlenowa

Wizyta w poradni/ambulatorium

=4GR (I Hospitalizacja

(FEV1 < 30%) ) - .
Wizyta pielegniarki

Srodowiskowej

Pobyt w hospicjum

2.6.5.1.Koszt zwiagzany z hospitalizacja

Koszt hospitalizacji chorego w ramach standardowej terapii okreslony zostat na podstawie
Zatacznika nr 1 do zarzgdzenia Nr 81/2014/DSOZ Prezesa Narodowego Funduszu Zdrowia
z dnia 5 grudnia 2014 r. oraz Zatacznika nr 3 do zarzadzenia Nr 81/2014/DSOZ Prezesa
Narodowego Funduszu Zdrowia z dnia 5 grudnia 2014 r. wraz z pézniejszymi zmianami [23].
Przyjeto, ze pobyt chorego w szpitalu nie przekroczy liczby dni pobytu finansowanej grupa.
Pobyt chorego na oddziale finansowany jest w ramach grupy JGP D46: POChP i inne
obturacyjne choroby ukfadu oddechowego (rozedma ptuc spowodowana niedoborem alfa-1
antytrypsyny zaliczana jest do chroréb obturacyjnych).

> ang. risk ratio
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Tabela 10.
Koszt hospitalizacji w ramach BSC

Wartosé Liczba dni
Kod obytu Wartosé Koszt
grupy A2 B LA N U pur'lktc')wa' fineE)nsoywana punktu jednorazowy
hospitalizacja
grupa
POChP iinne
D46 | 5.51.01.0004046 | obturacyjne choroby 36,00 20,00 52,00 1872,00

uktadu oddechowego

2.6.5.2.Wizyta w poradni/ambulatorium

Koszt wizyty chorego w poradni/ambulatorium wyznaczono na podstawie zarzgdzenia Nr
79/2014/DSOZ Prezesa NFZ wraz z p6zniejszymi zmianami [22]. Srednig warto$¢ punktu
wyznaczono na podstawie Informatora o umowach NFZ. Z informatora wybrano 6 losowych

placowek kontraktowanych i na tej podstawie obliczono $rednig warto$¢ 1 punktu.

Tabela 11.
Koszt wizyty w poradni/ambulatorium zwigzanej z terapig BSC
Wycena punktowa

Swiadczenie swiadczenia Wartos¢ punktu Koszt jednorazowy
specjalistycznego | typu

Wizyta w
poradni/ambulatorium:
Swiadczenia w zakresie
gruzlicy i choréb ptuc

2.6.5.3.Terapia tlenowa

W analizie uwzgledniono koszt terapii tlenowej w warunkach domowych. Swiadczenie to
rozliczane jest wedtug wartosci punktowych i kosztéw okredlonych w ramach katalogu
zakresu $wiadczen zdrowotnych kontraktowanych odrebnie. Srednig warto$é¢ punktu
okreslono na podstawie Informatora o umowach NFZ. Z informatora wybrano 6 losowych
placéwek kontraktowanych i na tej podstawie obliczono $rednig warto$¢ 1 punktu. W tabeli

ponizej przedstawiono uwzglednione koszty.
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Tabela 12.
Koszt terapii tlenowej w warunkach domowych.

Wycena punktowa swiadczenia

s Koszt jednorazowy
specjalistycznego | typu

Swiadczenie ‘

Tlenoterapia w warunkach domowych ‘

W ponizszej tabeli podsumowano s$redni roczny koszt wizyt tlenoterapii w warunkach
domowych w podziale na poszczegdlne stany zdrowia wyréznione w modelu
przedstawionym w Analizie ekonomicznej. W analizie przyjeto, ze roczna liczba tlenoterapii

wynosi 4.

Tabela 13.
Sredni roczny koszt wizyty w poradni/ambulatorium w ramach BSC w zaleznosci od
stanu zdrowia chorego

Stan ‘ Koszt roczny z uwzglednieniem odsetka chorych i liczbg terapii w roku (PLN)

Ciezki (30% < FEV1 < 50%) 4,54

Bardzo ciezki (FEV1 < 30%) 22,69

2.6.5.4.Pobyt w hospicjum

Chorzy w stanie terminalnym (chorzy w stanie FEV1 < 30%) mogg podlega¢ opiece
paliatywnej w ramach pobytu w hospicjum. Eksperci kliniczni w ankiecie wskazali, ze takiej
opiece podlegajg pojedynczy chorzy oraz nie wskazali $redniego czasu pobytu w hospicjum.
Dlatego w analizie przyjeto, ze 5% chorych podlega opiece paliatywnej w hospicjum oraz ze
ich pobyt trwa 83 dni. Inne warianty testowane sg w ramach przedstawionej w kolejnych

czesciach dokumentu analizie wrazliwosci.

Koszt pobytu w hospicjum rozliczany jest za osobodzien. Koszt ten ustalono na podstawie
Zarzadzenia Prezesa NFZ 73/2013/DSOZ wraz z pdzniejszymi zmianami. Warto$¢ 1 punktu
okreslono na podstawie Informatora o umowach NFZ [21], z ktérego losowo wybrano 6
placéwek kontraktowanych i na podstawie danych o kontraktach obliczono $rednig wartos¢

wspomnianego 1 punktu.

Koszt pobytu chorego w hospicjum okreslony zostat w ponizszej tabeli. Sredni koszt roczny
W najciezszym stanie choroby na chorego okreslono z uwzglednieniem odsetka chorych

przebywajgcych w hospicjum (5%).
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Tabela 14.
Koszt pobytu chorego w hospicjum

Wycena punktowa
swiadczenia
specjalistycznego |
typu

Sredni koszt roczny
Koszt jednorazowy w stanie FEV1 <
30% na chorego

Swiadczenie

Pobyt w
hospicjum

osobodzien

2.6.5.5.Koszt farmakoterapii

Chorzy w ramach standardowej terapii podlegajg farmakoterapii zgodnej z leczeniem
objawowym rozedmy ptuc w przewlektej obturacyjnej chorobie ptuc [11]. W ramach
farmakoterapii stosowane sg okreslone przez ekspertow klinicznych w ramach badania
ankietowego schematy terapeutyczne, ktérych dawkowanie okreslono dokfadnie w analizie
klinicznej. Udziat poszczegdlnych schematédw terapeutycznych w zaleznosci od stanu

zdrowia chorego przedstawiono w ponizszej tabeli.

Tabela 15.
Udziat schematéw terapeutycznych w zaleznosci od stanu zdrowia chorego.

Schemat Udziat

LABA

LABA+ICS

Umiarkowany (50% <

FEV1 < 80%) LABA+SABA

LAMA

SAMA

ICS+LABA+LAMA +SABA

TR SR LABA+LAMA+SABA

50%) SAMA

teofilina

Bardzo ciezki (FEV1 <

30%) ICS+LABA+LAMA +teofilina

W ponizszej tabeli przedstawiono substancje czynne, ktore sktadajg sie na dane schematy
terapeutyczne. Ceny lekéw zaczerpnieto z Obwieszczenia Ministra Zdrowia z dnia 25
pazdziernika 2016 r. w sprawie wykazu refundowanych lekéw, Srodkdéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych na dzien 1 listopada
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2016 r [13]. Na tej podstawie obliczone ceny za 1mg leku, ktore postuzyty do wyceny
dziennej i rocznej dawki w perspektywie ptatnika publicznego i perspektywie wspdine;.
Szczegobtowe obliczenia przedstawiono w arkuszu kalkulacyjnym dotgczonym do niniejszej
analizy.

Tabela 16.

Substancje czynne w schematach terapeutycznych w zaleznosci od stanu zdrowia
chorego.

Substancje czynne (wymiennie)

Fenoterol

Salbutamol

Formoterol

Salmeterol

Bromek triotropium

Bromek aklidynium

Bromek glikopironium

Flutikazon

Budezonid

Cyklezonid

Balkometazon

Mometazon

SABA+LAMA Fenoterol + bromek ipratropium

LABA+LAMA Formoterol+aklidynium

Salmeterol+ flutikazon

LABA+wGKS Formeterol+ budezonid

Formoterol + beklometazon

W ponizszej tabeli podsumowano koszt jednodniowy oraz roczny stosowania lekow z wyzej
wymienionych schematéw terapeutycznych w podziale na stan zdrowia chorego z
uwzglednieniem odsetkow chorych podlegajgcych danym schematom.
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Tabela 17.
Koszt jednodniowy i roczny stosowania danych schematéw terapeutycznych w BSC w perspektywie wspoélnej i ptatnika publicznego

Koszt roczny

Koszt dobowy | Koszt dobowy

Schemat perspektywa perspektywa Nl (194 Nl roczny. NEsl roczny catkowity
NEZ wspéina perspektywa NFZ perspektywa wspdlna catkowity NFZ wspéina
LABA 1,80 1,91 657,88 696,84
ey LABA+ICS 6,95 7,22 2 538,12 2 635,52
(GO H S A RS [ ABA+SABA 2,04 2,22 746,88 812,14
80%) LAMA 3,18 4,54 1 160,76 1 658,24
SAMA 0,69 0,84 253,34 305,35
ICS+LABA+LAMA+SABA 10,37 12,07 3 787,89 4 409,06
ol LRI | LABA+LAMA+SABA 5,22 6,76 1907,64 2470,37 — —
FEVIS 50%) = EINVIN 0,69 0,84 253,34 305,35
Teofilina 0,48 0,72 175,32 262,98
SO e | |ICS+LABA+LAMA teofilina 10,61 12,48 387421 4 556,74
(FEV1 < 30%) tlenoterapia obliczona osobno
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2.7.Podsumowanie danych wejsciowych

Podsumowanie danych wejsciowych przedstawiono w ponizszej tabeli.

Tabela 18.
Dane wejsciowe uwzgledniane w analizie wptywu na budzet

Parametr

. Dane dostarczone przez

)
CZN leku Prolastin™ (PLN) Zamawiajacego [7]

Srednia wazona liczba zuzytych
fiolek leku Prolastin® podczas 1 4,84 Obliczenia wiasne autoréw analizy
podania

Oszacowanie wiasne na podstawie

Koszt badan diagnostycznych Rozdziat 2.6.2 Zarzadzer Prezesa NFZ [22]

Oszacowanie wiasne na podstawie

Koszt zwigzany z podaniem leku Rozdziat 2.6.3 Zarzadzer Prezesa NFZ [20]

Koszty zwigzane z
monitorowaniem i oceng Rozdziat 2.6.4
skutecznosci leczenia

Oszacowanie wiasne na podstawie
Zarzgdzen Prezesa NFZ [20]

Oszacowanie wiasne na podstawie
Koszt zwigzane z BSC Rozdziat 2.6.5 Zarzgdzen Prezesa NFZ oraz
Informatora o umowach NFZ [10]

Obwieszczenie Ministra Zdrowia z
dnia 25 pazdziernika 2016 r. [13]

Koszt farmakoterapii stosowanej

w ramach BSC Rozdziat 2.6.5.5.

Udziat schematéw farmakoterapii

stosowanych w BSC Rozdziat 2.6.5.5. Badanie ankietowe [11]

Dane dostarczone przez
Zamawiajgcego [7]

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 catkowity koszt standardowej terapii objawowej (w tym koszt hospitalizacji, wizyt
w poradni/ambulatorium, koszt terapii tlenowej w warunkach domowych oraz koszt pobytu w
hospicjum). Przyjeto, ze trendy zmiany liczebnosci populacji w roku obecnym bedg spdjne z

tymi przyjetymi w analizie na lata nastepne.
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Obecnie Prolastin® nie jest stosowany w analizowanej populacji chorych. Koszt leku jest

zatem zerowy.
2.8.2. Prognozowane wydatki budzetowe

Wyniki analizy przedstawiono w uwzglednianym horyzoncie czasowym, z perspektywy

ptatnika publicznego. Dodatkowo wyniki przedstawiono

oraz w wariantach

(minimalny, prawdopodobny, maksymalny).
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Tabela 19.
Wyniki analizy wplywu na budzet z perspektywy ptatnika publicznego i wspéine;j | GG -LN)
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Tabela 20.
Wyniki analizy wplywu na budzet z perspektywy ptatnika publicznego i wspéine; || GG -LN)
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3.Analiza wrazliwosci

3.1. Jednokierunkowa analiza wrazliwosci

Parametry uwzglednione w analizie wrazliwosci oraz zakres ich zmiennosci i zrédta danych
przedstawiono w ponizszej tabeli. W analizie uwzgledniono parametry réznigce w kontekscie

scenariusza istniejgcego i nowego.

Tabela 21.
Parametry uzyte w analizie wrazliwosci wraz z zakresem zmiennosci i zrédiem danych

Zakres zmiennosci

Parametr Nowa Zrédto danych

wartos¢
parametru

Wartos¢ z analizy
podstawowej

Brak podziatu fiolek
pomiedzy chorych, Dzielenie
zaokraglenie liczby | fiolek miedzy Rozdziat 2.6.1.1
zuzytych fiolek leku pacjentow

w gore
Ekspert kliniczny Ekspert 1 Ekspert 2* Badanie ankietowe
Odchylenie standardowe 13,17 18,82 Rozdziat 2.6.1.2

masy ciata

Wastage
Badanie ankietowe

Wyniki jednokierunkowej analizy wrazliwosci dla zdefiniowanych powyzej parametrow

przedstawiono w ponizszych tabelach. Wyniki inkrementalne w perspektywie ptatnika
publicznego oraz wspolnej sg jednakowe, w zwigzku z czym prezentowane ponizej wartosci

dotyczg obydwu tych perspektyw.

Tabela 22.
Wyniki jednokierunkowej analizy wrazliwosci ||l
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Tabela 23.
Wyniki jednokierunkowej analizy wrazliwosci

4. Wptyw na organizacje udzielania swiadczen

zdrowotnych

Decyzja dotyczacg refundacji produktu Prolastin® (ludzki inhibitor alfa-1 proteinazy)
w leczeniu chorych z niedoborem inhibitora alfa-1-proteinazy i obturacjg drég oddechowych
(FEV1 35-60%), w ramach Programu Lekowego, nie spowoduje powaznych konsekwencji
w organizacji udzielania Swiadczen zdrowotnych. Wystgpi koniecznos¢ przyjmowania
chorych do placéwek medycznych w celu podania leku oraz konieczno$¢ wysytania
pielegniarek srodowiskowych do domu chorego, co takze zwigzane jest z cotygodniowym

podaniem leku w postaci krotkotrwatego wlewu dozylnego.

W zwigzku z powyzszym, w wyniku rozpoczecia finansowania ocenianej technologii
medycznej, moze wystgpi¢ koniecznos¢ dodatkowych szkolen personelu medycznego. W

Charakterystyce Produktu Leczniczego, rowniez sg zawarte instrukcje dotyczgce podawania

leku czy ewentualnych reakcji alergicznych. [N
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5. Aspekty etyczne i spoteczne

Decyzja dotyczaca objecia refundacjg produktu Prolastin® w ramach Programu Lekowego,
dotyczy wytgcznie chorych kwalifikujgcych sie do programu lekowego, a zatem pacjentow
spetniajgcych wszystkie kryteria wtgczenia, co zapewnia, ze technologia bedzie stosowana w

populacji chorych, u ktérych spodziewane sg najwieksze korzysci kliniczne.

Na podstawie Analizy Kklinicznej stwierdzi¢ mozna, ze wnioskowana technologia spowalnia
proces rozedmy piuc [11], generuje wiec istotne klinicznie dodatkowe efekty zdrowotne,
w poréwnaniu do obecnie stosowanego w praktyce klinicznej standardowego leczenia
objawowego. W zakresie profilu bezpieczenstwa nie stwierdzono istotnych statystycznie
réznic pomiedzy technologig wnioskowang a komparatorem (takze w kontekscie

Smiertelnos$ci).

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

dodatkowych wymogdéw zwigzanych z rozpoczeciem leczenia.

Ponizsza tabela (Tabela 24.) przedstawia ocene aspektéw spotecznych i etycznych

dotyczacej stosowania technologii wnioskowanej w omawianym wskazaniu.

Tabela 24.
Aspekty spoteczne i etyczne

Warunek Wartos¢

Czy i ktére grupy pacjentdbw mogg by¢é faworyzowane na skutek zatozen

. N ; - Zadne
przyjetych w analizie ekonomicznej;

Czy niekwestionowany jest rowny dostep do technologii medycznej przy Tak
jednakowych potrzebach;

Duza korzysé
dla waskiej
grupy chorych

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

Czy technologia stanowi odpowiedz na niezaspokojone dotychczas potrzeby grup Tak
spotecznie uposledzonych;

Czy technologia stanowi odpowiedz dla oséb o najwiekszych potrzebach
! . . .. ; . Tak
zdrowotnych, dla ktérych nie ma obecnie dostepnej zadnej metody leczenia.

Nalezy rozwazyé¢ czy pozytywna decyzja w odniesieniu do ocenianej technologii moze

powodowa¢ problemy spoteczne, w tym:

wptywaé na poziom satysfakcji pacjentéw z otrzymywanej opieki medycznej; Nie

grozi¢ niezaakceptowaniem postepowania przez poszczegdlnych chorych; Nie
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Warunek Wartos¢

powodowac¢ lub zmienia¢ stygmatyzacje; Nie
wywotywac lek; Nie
powodowa¢ dylematy moraine; Nie
stwarzac¢ problemy dotyczgce ptci lub rodzinne. Nie

Konieczne jest tez przeanalizowanie, czy decyzja dotyczaca rozwazanej technologii:

nie stoi w sprzecznosci z aktualnie obowigzujgcymi regulacjami prawnymi, Nie
czy stwarza konieczno$¢ dokonania zmian w prawie/przepisach; Nie
oddziatuje na prawa pacjenta lub prawa cztowieka. Nie

Nalezy okresli¢, czy stosowanie technologii naktada szczegélne wymodgi, takie jak:

koniecznos¢ szczegdlnego informowania pacjenta lub uzyskiwania jego zgody; Tak*

potrzeba zapewnienia pacjentowi poufnosci postepowania; Nie

potrzeba uwzgledniania indywidualnych preferencji, potrzeba czynnego udziatu

pacjenta w podejmowaniu decyzji o wyborze metody postepowania. Nie

*przyjeto, ze z uwagi na podawanie leku w formie wlewu dozylnego potrzebna jest zgoda chorego

6. Zatozenia i ograniczenia

W analizie zidentyfikowano nastepujgce ograniczenia:

W analizie kosztéw pominigto koszt testu na obecnos¢ kotyniny. Jednakze z uwagi
na fakt, ze badanie moze zosta¢ wykonane za pomocg smokolizera, mozna

przypuszczac, ze koszt badania jest znikomy i nie wptywa znaczgco na wynik analizy

W analizie kosztowej zatozono, ze 5% chorych w stanie terminalnym znajdzie sie pod

opiekg hospicjum przez 83 dni w roku;

W analizie podstawowej przyjeto, ze rozktad chorych pomiedzy stanami FEV1 35-
50% oraz FEV1 50-60% wynosi odpowiednio 50%;

W przypadku kosztu wizyty pielegniarki srodowiskowej — zwigzanej z wykonaniem
programu lub z opiekg nad chorym w standardowym leczeniu nie jest mozliwe
doktadne oszacowanie kosztéw generowanych dla systemu opieki zdrowotnej jako
catosci z uwagi na rozliczenie ryczattowe przy pomocy stawki kapitacyjnej. W
zwigzku z tym w analizie nie przedstawiono kosztow wizyty i opieki pielegniarki

srodowiskowej;
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IBNORANTIA NOCET OChrony ZdrOWia

W analizie przedstawiono dwa rézne sposoby kalkulacji populacji kwalifikujgcej sie do
leczenia lekiem Prolastin®, z uwagi na znaczne réznice pomiedzy wynikiem analizy

we wspomnianych wariantach jest to kwestia obarczona najwiekszg niepewnoscia.

7. Podsumowanie i wnioski koncowe

o

W niniejszej pracy oceniono wptyw na system ochrony zdrowia w Polsce decyzji

zakwalifikowaniu leku Prolastin® (ludzki inhibitor alfa-1 proteinazy) do Wykazu lekéw
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Obecnie nie istnieje zadna technologia refundowana, bedaca terapig przyczynowsg, w
omawianym wskazaniu, totez refundacja leku Prolastin® umozliwi specjalistom w tej
dziedzinie wybOr terapii korzystniejszej dla chorego od obecnie dostepnego leczenia
objawowego. Udowodniono, ze stosowanie leku Prolastin® zamiast standardowego leczenia
objawowego poprawia skutecznos¢ leczenia, spowalniajgc progresje rozedmy ptuc oraz w

poréwnaniu z komparatorem wydtuza przezycie chorych skorygowane o jakosc.
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8. Zatgczniki

8.1. Uzasadnienie utworzenia odrebnej grupy limitowej dla

technologii wnioskowanej

Na podstawie art. 15 Ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, Srodkow
spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych nalezy
stwierdzié, ze leku Prolastin® nie mozna zakwalifikowaé do zadnej z obecnie istniejgcych
grup limitowych [18]. Lek ten nie spetnia kryteridéw kwalifikacji do wspélnych grup limitowych,
o ktérych mowa w art. 15 ust 2 Ustawy o refundacji ze wzgledu na brak jakiegokolwiek

komparatora w zakresie technologii lekowych.

Objecie refundacjg leku Prolastin® moze nastgpié tylko w drodze utworzenie nowej grupy
limitowej. Nie jest mozliwe wigczenie leku Prolastin® do jednej z juz istniejgcych grup
limitowych gdyz nie ma grupy limitowej dla preparatow, ktére miatyby te same wskazania i
przeznaczenia oraz sposob dziatania i udowodniong skutecznosé, wiec nie bedzie spetniony

warunek z art. 15 ust. 2 pkt 1 Ustawy o refundacji.

8.2. Prognozowane wielkosci dostaw leku Prolastin®

Tabela 25.
Okreslenie rocznej wielkosci dostaw technologii wnioskowanej w przypadku objecia
refundacja, wyrazonej w liczbie opakowan leku
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8.4. Sprawdzenie zgodnosci analizy z minimalnymi
wymaganiami opisanymi w Rozporzagdzeniu MZ
w sprawie minimalnych wymagan

Tabela 26.

Check-lista zgodnosci analizy wplywu na system ochrony zdrowia z

minimalnymi wymaganiami przedstawionymi w Rozporzadzeniu MZ w sprawie
minimalnych wymagan

Nr ‘ Zadanie ‘ Tak/Nie/nie dotyczy
1. Oszacowanie rocznej liczebnosci populacji n/d
1.1 obejmujac_ej w§zystlflch pacjentéw, u ktorych wnioskowana TAK, rozdziat 2.5.1.
technologia moze by¢ zastosowana
1.2. docelowej, wskazanej we wniosku TAK, rozdziat 2.5.2.
1.3. w ktdrej wnioskowana technologia jest obecnie stosowana TAK, rozdziat 2.5.3.
1.4. w ktorej wnioskowana technologia bedzie stosowana przy
zatozeniu, ze minister wtasciwy do spraw zdrowia wyda decyzje TAK, rozdziat 2.5.4.

o objeciu refundacjg podwyzszeniu ceny

2. Oszacowanie rocznych wydatkéw podmiotu zobowigzanego do
finansowania $wiadczen ze srodkéw publicznych, ponoszonych

. e . Lo TAK, rozdziat 2.8.
na leczenie pacjentow w stanie klinicznym wskazanym we

wniosku
2.1. aktualnych TAK, rozdziat 2.8.1
2.2. z wyszczegoblnieniem skitadowej wydatkéw stanowigcej

refundacje ceny wnioskowanej technologii, o ile wystepuje n/d

3. llosciowa prognoza rocznych wydatkow podmiotu
zobowigzanego do finansowania $wiadczen ze $rodkow
publicznych, jakie beda 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 wydatkow  stanowigcej

- . - . TAK, rozdziat 2.8.
refundacje ceny wnioskowanej technologii

4. 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

- . - . TAK, rozdziat 2.8.
refundacje ceny wnioskowanej technologii,

5. Oszacowanie dodatkowych wydatkéw podmiotu zobowigzanego
do finansowania swiadczen ze srodkéw publicznych, jakie bedg
ponoszone na leczenie pacjentbw w stanie klinicznym
wskazanym we wniosku

TAK, rozdziat 2.8.

5.1. z wyszczegolnieniem  sktadowej wydatkow  stanowigcej

. . . . TAK, rozdziat 2.8.
refundacje ceny wnioskowanej technologii
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NF

Zadanie

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

Tak/Nie/nie dotyczy

TAK, rozdziat 2.8.

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

TAK, rozdziat 2.7.

WyszczegOlnienie zatozen, na podstawie ktérych dokonano
oszacowan analizy oraz prognoz

TAK, rozdziat 6.

9.1.

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

TAK, rozdziat 6.

10.

Do analizy dotaczono 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 populacji

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 populacji)

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

13.1.

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

(jezeli wnioskowane warunki objecia refundacjg obejmujg
utworzenie nowej, odrebnej grupy limitowej)

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 8.1.

Zrédto: opracowanie wiasne na podstawie Rozporzadzenia MZ w sprawie minimalnych wymagari
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