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INDEKS AKRONIMÓW I SKRÓTÓW WYKORZYSTYWANYCH W OPRACOWANIU 

Akronim / skrót Interpretacja (pełna nazwa) 

AOS Ambulatoryjna Opieka Specjalistyczna 

AOTMiT Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji 

BCG łac. Bacillus Calmette–Guérin 

CI 
ang. Confidence Interval; 

Przedział ufności 

HR 
ang. Hazard Ratio; 

Względny hazard 

HTA 
ang. Health Technology Assessment; 

Ocena Technologii Medycznych 

ICER 
ang. Incremental Cost-Effectiveness Ratio; 

Inkrementalny współczynnik kosztów-efektywności 

IQR 
ang. Interquartile Range; 

Rozstęp kwartylny 

LCI 
ang. Lower Confidence Interval; 

Dolna granica przedziału ufności 

LY 
ang. Life Years;  

Lata życia 

NFZ Narodowy Fundusz Zdrowia 

NMIBC 
ang. Non-Muscle Invasive Bladder Cancer; 

Nieinwazyjny rak nabłonkowy pęcherza moczowego (stadium Ta, T1, CIS) 

OS 
ang. Overall Survival; 

Przeżycie całkowite 

Perspektywa płatnika publicznego 
Perspektywa płatnika publicznego, tj. podmiotu zobowiązanego do finansowania 

świadczeń medycznych ze środków publicznych (Narodowego Funduszu Zdrowia) 

Perspektywa wspólna 
Perspektywa płatnika publicznego i świadczeniobiorcy (perspektywa płatnika za 

świadczenia medyczne) 

PFS 
ang. Progression-Free Survival; 

Przeżycie wolne od progresji 

PICO 
ang. Population, Intervention, Comparison, Outcome;  

Populacja, interwencja, porównanie, wynik 

PKB Produkt Krajowy Brutto 

RFS 
ang. Relapse-Free Survival; 

Przeżycie wolne od nawrotu 

QALY 
ang. Quality-Adjusted Life Years;  

Lata życia skorygowane o jakość, lata życia w pełnym zdrowiu 

UCI 
ang. Upper Confidence Interval; 

Górna granica przedziału ufności 
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KLUCZOWE INFORMACJE Z ANALIZY 

 

 Oceniono zasadność ekonomiczną finansowania ze środków publicznych produktu leczniczego BCG-medac® w leczeniu 

nieinwazyjnego raka nabłonkowego pęcherza moczowego. Uwzględniono wpisanie wnioskowanej technologii do części A1 

Wykazu refundowanych leków, umożliwiającego nabywanie wnioskowanej technologii w aptece. Przeprowadzono 

następujące porównania: 

 wnioskowana technologia vs. szczepionka BCG rozliczana w ramach Ambulatoryjnej Opieki Specjalistycznej (AOS) 

Z107 (taki sam schemat podawania obydwu szczepionek; dotyczy większości pacjentów z grupy wysokiego ryzyka; 

technika: analiza minimalizacji kosztów); 

 wnioskowana technologia vs. brak interwencji (dotyczy części pacjentów z grupy wysokiego i pośredniego ryzyka; 

technika: analiza kosztów-efektywności); 

 wnioskowana technologia stosowana w indukcji i leczeniu podtrzymującym vs. indukcja z wykorzystaniem 

szczepionki BCG rozliczanej w ramach AOS Z107 (dotyczy części pacjentów z grupy wysokiego i pośredniego ryzyka; 

technika: analiza kosztów-efektywności). 

 

 Wyniki analizy ekonomicznej świadczą, że stosowanie produktu leczniczego BCG-medac®, przy uwzględnieniu 

proponowanego sposobu refundacji,  

względem schematów postępowania wdrażanych w chwili obecnej w Polsce, wśród chorych z 

analizowanej populacji, którzy nie mają dostępu do immunoterapii BCG w ramach Z107 (brak interwencji) lub mają 

ograniczony dostęp do w/w świadczenia (BCG tylko w indukcji).  

 

 Ustalono, że stosowanie wnioskowanej technologii zamiast świadczenia AOS Z107 jest  

 

W horyzoncie trwania życia pacjenta z analizowanej populacji stosowanie wnioskowanej technologii w miejsce braku 

interwencji wiązało się  

 

 

Stosowanie wnioskowanej technologii w indukcji i leczeniu podtrzymującym, w miejsce samej indukcji z wykorzystaniem 

szczepionek BCG rozliczanych w ramach AOS Z107, wiązało się  

 

 

           

 

 

 

 

 Ustalono, że za finansowaniem wnioskowanej technologii ze środków publicznych przemawiają aspekty społeczne i 

etyczne, oparte przede wszystkim na podjęciu działania zapewniającego poprawę wyników zdrowotnych u pacjentów z 

rakiem pęcherza w Polsce. W chwili obecnej, śmiertelność z powodu raka pęcherza moczowego w Polsce jest jedną z 

najwyższych w Europie [101], [103].  
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STRESZCZENIE 

 

CEL ANALIZY 

 

Celem analizy była ocena zasadności ekonomicznej z perspektywy płatnika publicznego (Narodowego Funduszu Zdrowia; NFZ) i 

perspektywy wspólnej (NFZ i świadczeniobiorcy) finansowania ze środków publicznych produktu leczniczego BCG-medac® w 

leczeniu nieinwazyjnego raka nabłonkowego pęcherza moczowego w Polsce. 

 

Oceniono zasadność ekonomiczną wpisania wnioskowanej technologii do części A1 Wykazu refundowanych leków, środków 

spożywczych specjalnego przeznaczenia żywieniowego oraz wyrobów medycznych, umożliwiającego nabywanie produktu BCG-

medac® w aptece (zmiana sposobu finansowania ze środków publicznych wnioskowanej technologii z aktualnego, polegającego 

na zakupie przez świadczeniodawcę i rozliczeniu w ramach świadczenia grupy Z107 Ambulatoryjnej Opieki Specjalistycznej 

(AOS) „Wlew do pęcherza moczowego szczepionki BCG‖, 5.31.00.0000107 [46]).  

 

METODY PRZEPROWADZENIA ANALIZY 

 

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

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

porównanie, wynik – osobno punkt końcowy badań klinicznych uwzględniony w opracowaniu i punkt końcowy analizy 

ekonomicznej) [1] niniejszej analizy przedstawia się następująco: 

 populację stanowili pacjenci z nieinwazyjnym rakiem nabłonkowym pęcherza moczowego (stadium Ta, T1, cis), 

kwalifikujący się do immunoterapii BCG (łac. bacillus Calmette–Guérin), zgodnie z zarejestrowanymi wskazaniami dla 

produktu BCG-medac® [66]; zgodnie z informacjami uzyskanymi od eksperta klinicznego [67], w opracowaniu 

rozpatrywano dwie grupy pacjentów składających się łącznie na populację docelową: grupę pośredniego ryzyka i grupę 

wysokiego ryzyka, zgodnie z klasyfikacją Europejskiego Stowarzyszenia Urologicznego [109] (P), 

 wnioskowaną technologię stanowiło stosowanie produktu leczniczego BCG-medac® w leczeniu nieinwazyjnego raka 

nabłonkowego pęcherza moczowego (I), 

 wnioskowaną technologię porównano z:  

o stosowaniem szczepionki BCG rozliczanej w ramach świadczenia AOS Z107, przy uwzględnieniu takiego samego 

schematu podawania, jak wnioskowana technologia (większość pacjentów z grupy wysokiego ryzyka, część 

pacjentów z grupy pośredniego ryzyka),  

o stosowaniem sub-optymalnego schematu podawania szczepionki BCG rozliczanej w ramach świadczenia AOS Z107 

(tylko indukcja/leczenie wprowadzające zamiast indukcji i leczenia podtrzymującego, zgodnie z rekomendacjami 

Europejskiego Stowarzyszenia Urologicznego [109]; dotyczy części pacjentów z grupy pośredniego i wysokiego 

ryzyka) oraz  

o brakiem interwencji (część pacjentów z grupy pośredniego i wysokiego ryzyka) (C), 

 w opracowaniu wykorzystano następujące punkty końcowe badań klinicznych: przeżycie wolne od nawrotu, przeżycie 

wolne od progresji, dyskontynuacja leczenia; wykorzystano założenia modelu ekonomicznego opracowanego przez 

Kulkarni i wsp. [88] (O1); 

 wyniki niniejszej analizy zaprezentowano pod postacią:  

o kosztu całkowitego, wyodrębnionych kategorii kosztu oraz cen zbytu netto, o których mowa w § 5 ust. 4 

Rozporządzenia Ministra Zdrowia [3], w przypadku analizy minimalizacji kosztów; 

o zdyskontowanych lat życia skorygowanych o jakość (ang. Quality-Adjusted Life Years; QALY), zdyskontowanego 

kosztu całkowitego, wyodrębnionych kategorii kosztu, inkrementalnych współczynników kosztów-efektywności (ang. 
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Incremental Cost-Effectiveness Ratio; ICER) oraz cen zbytu netto, o których mowa w § 5 ust. 2 pkt 4 

Rozporządzenia Ministra Zdrowia [3], w przypadku analizy kosztów-efektywności (O2). 

 

Uwzględniono proponowaną cenę zbytu netto wnioskowanej technologii na . Z uwagi na brak 

opcjonalnych technologii w Wykazie [37], w opracowaniu założono refundację wnioskowanej technologii w ramach nowej, 

osobnej grupy limitowej. Zgodnie z art. 14 ust. 1 pkt 1 ustawy o refundacji [30] założono, że wnioskowana technologia, 

stosowana w leczeniu nowotworu złośliwego, będzie wydawana pacjentowi bezpłatnie. 

  

Zgodnie z Rozporządzeniem Ministra Zdrowia z dnia 2 kwietnia 2012 roku [3], niniejszą analizę ekonomiczną przeprowadzono z 

perspektywy: płatnika publicznego (podmiotu zobowiązanego do finansowania świadczeń ze środków publicznych) oraz płatnika 

za świadczenia medyczne (z perspektywy rozszerzonej/wspólnej; perspektywy płatnika publicznego oraz świadczeniobiorcy).  

Zidentyfikowano kategorie kosztowe należące do kosztów bezpośrednich medycznych istotnych z w/w perspektyw.  

 

Analizę minimalizacji kosztów przeprowadzono w horyzoncie czasowym ustalonym na poziomie okresu jednego podania 

szczepionki BCG. Analizę kosztów-efektywności przeprowadzono w horyzoncie dożywotnim. 

 

Analizę ekonomiczną przeprowadzono z uwzględnieniem wyników przeglądu systematycznego medycznych baz danych 

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

 

Przeprowadzona analiza ekonomiczna zgodna jest z Wytycznymi AOTMiT dla przeprowadzania ocen technologii lekowych [1] 

oraz spełnia minimalne wymagania Ministra Zdrowia przedstawione w Rozporządzeniu [3]. 

 

W ramach analizy inkrementalnej, próg opłacalności przyjęto na poziomie równym 130 002 PLN za dodatkowy QALY. 

 

WYNIKI  
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Za finansowaniem wnioskowanej technologii ze środków publicznych przemawiają aspekty społeczne i etyczne, w związku z 

podjęciem działań zapewniających poprawę wyników zdrowotnych u pacjentów z rakiem pęcherza w Polsce. W chwili obecnej 

śmiertelność z powodu raka pęcherza moczowego w Polsce jest jedną z najwyższych w Europie [101], [103]. 
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1. CEL ANALIZY EKONOMICZNEJ 

 

Celem analizy była ocena zasadności ekonomicznej z perspektywy płatnika publicznego (Narodowego 

Funduszu Zdrowia; NFZ) i perspektywy wspólnej (NFZ i świadczeniobiorcy) finansowania ze środków 

publicznych produktu leczniczego BCG-medac® w leczeniu nieinwazyjnego raka nabłonkowego 

pęcherza moczowego w Polsce. 

 

Oceniono zasadność ekonomiczną wpisania wnioskowanej technologii do części A1 Wykazu 

refundowanych leków, środków spożywczych specjalnego przeznaczenia żywieniowego oraz wyrobów 

medycznych, umożliwiającego nabywanie produktu BCG-medac® w aptece (zmiana sposobu 

finansowania ze środków publicznych wnioskowanej technologii z aktualnego, polegającego na 

zakupie przez świadczeniodawcę i rozliczeniu w ramach świadczenia grupy Z107 Ambulatoryjnej 

Opieki Specjalistycznej (AOS) „Wlew do pęcherza moczowego szczepionki BCG‖, 5.31.00.0000107 

[46]). 

 

  

2. PROBLEM DECYZYJNY 

 

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

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

intervention, comparison, outcome; populacja, interwencja, porównanie, wynik – osobno punkt 

końcowy badań klinicznych uwzględniony w opracowaniu i punkt końcowy analizy ekonomicznej) [1] 

niniejszej analizy przedstawia się następująco: 

 populację stanowili pacjenci z nieinwazyjnym rakiem nabłonkowym pęcherza moczowego 

(stadium Ta, T1, cis), kwalifikujący się do immunoterapii BCG (łac. bacillus Calmette–Guérin), 

zgodnie z zarejestrowanymi wskazaniami dla produktu BCG-medac® [66]; zgodnie z informacjami 

uzyskanymi od eksperta klinicznego [67], w opracowaniu rozpatrywano dwie grupy pacjentów 

składających się łącznie na populację docelową: grupę pośredniego ryzyka i grupę wysokiego 

ryzyka, zgodnie z klasyfikacją Europejskiego Stowarzyszenia Urologicznego [109] (P), 

 wnioskowaną technologię stanowiło stosowanie produktu leczniczego BCG-medac® w leczeniu 

nieinwazyjnego raka nabłonkowego pęcherza moczowego (I), 

 wnioskowaną technologię porównano z:  

o stosowaniem szczepionki BCG rozliczanej w ramach świadczenia AOS Z107, przy 

uwzględnieniu takiego samego schematu podawania, jak wnioskowana technologia 
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2.1. Sposób finansowania 
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(większość pacjentów z grupy wysokiego ryzyka, część pacjentów z grupy pośredniego 

ryzyka),  

o stosowaniem sub-optymalnego schematu podawania szczepionki BCG rozliczanej w ramach 

świadczenia AOS Z107 (tylko indukcja/leczenie wprowadzające zamiast indukcji i leczenia 

podtrzymującego, zgodnie z rekomendacjami Europejskiego Stowarzyszenia Urologicznego 

[109]; dotyczy części pacjentów z grupy pośredniego i wysokiego ryzyka) oraz  

o brakiem interwencji (część pacjentów z grupy pośredniego i wysokiego ryzyka) (C), 

 w opracowaniu wykorzystano następujące punkty końcowe badań klinicznych: przeżycie wolne od 

nawrotu, przeżycie wolne od progresji, dyskontynuacja leczenia; wykorzystano założenia modelu 

ekonomicznego opracowanego przez Kulkarni i wsp. [88] (O1); 

 wyniki niniejszej analizy zaprezentowano pod postacią:  

o kosztu całkowitego, wyodrębnionych kategorii kosztu oraz cen zbytu netto, o których mowa 

w § 5 ust. 4 Rozporządzenia Ministra Zdrowia [3], w przypadku analizy minimalizacji kosztów; 

o zdyskontowanych lat życia skorygowanych o jakość (ang. Quality-Adjusted Life Years; QALY), 

zdyskontowanego kosztu całkowitego, wyodrębnionych kategorii kosztu, inkrementalnych 

współczynników kosztów-efektywności (ang. Incremental Cost-Effectiveness Ratio; ICER) 

oraz cen zbytu netto, o których mowa w § 5 ust. 2 pkt 4 Rozporządzenia Ministra Zdrowia 

[3], w przypadku analizy kosztów-efektywności (O2). 

 

2.1. SPOSÓB FINANSOWANIA 

 

Firma medac GmbH Sp. z o. o. wnioskuje o objęcie refundacją produktu BCG-medac® w ramach części 

A1 Wykazu refundowanych leków, środków spożywczych specjalnego przeznaczenia żywieniowego 

oraz wyrobów medycznych, umożliwiające nabywanie wnioskowanej technologii przez 

świadczeniobiorcę w aptece. Proponowany sposób obejmuje zmianę aktualnego sposobu finansowania 

wnioskowanej technologii ze środków publicznych (zakup szczepionki przez świadczeniodawcę i 

rozliczenie w ramach świadczenia grupy AOS Z107 „Wlew do pęcherza moczowego szczepionki BCG‖, 

5.31.00.0000107 [46]). 

 

Wszystkie zarejestrowane wskazania do stosowania ocenianej technologii dotyczą leczenia dorosłych 

pacjentów z nieinwazyjnym rakiem nabłonkowym pęcherza moczowego (ang. Non-Muscle Invasive 

Bladder Cancer; NMIBC) z grupy pośredniego lub wysokiego ryzyka [66], [67], [68], [109]. 

 

Wnioskowana technologia stanowi standard leczenia pacjentów z populacji docelowej na świecie [109]. 

Z uwagi na brak opcjonalnych technologii w Wykazie [37], w opracowaniu założono refundację 

wnioskowanej technologii w ramach nowej, osobnej grupy limitowej. 
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Zgodnie z art. 14 ust. 1 pkt 1 ustawy o refundacji [30] założono, że wnioskowana technologia 

(stosowana w leczeniu nowotworu złośliwego) będzie wydawana pacjentowi bezpłatnie.  

Podstawowe informacje na temat wnioskowanej technologii i proponowanego sposobu jej 

finansowania ze środków publicznych przedstawiono w tabeli poniżej. 

 

Tabela 1. Oceniana technologia i sugerowany sposób jej finansowania. 

Aspekt Wartość 

Wnioskowana technologia 

Nazwa handlowa BCG-medac® 

Substancja czynna bacillus Calmette–Guérin ad immunocurationem 

Kod ATC L03AX03 

Kod EAN 5909991021818 

Nr pozw. UE/PL: PL: 10218 

Postać farmaceutyczna 
proszek i rozpuszczalnik do sporządzania zawiesiny do podawania do pęcherza 

moczowego; system zamknięty umożliwiający zachowanie sterylności preparatu bez 
dodatkowych wymogów [112] 

Zawartość opakowania 1 fiol.s.subs. (+1 syst.z roz.50ml)  

Kategoria dostępności Rpz (wydawane z przepisu lekarza do zastrzeżonego stosowania) 

Podmiot odpowiedzialny medac gesellschaft fur klinische specialpraparate MBH, Niemcy 

Wytwórca medac GmbH, Niemcy 

Sugerowany sposób finansowania 

Kategoria dostępności 
refundacyjnej 

Lek, środek spożywczy specjalnego przeznaczenia żywieniowego, wyrób 
medyczny dostępny w aptece na receptę w całym zakresie zarejestrowanych wskazań i 

przeznaczeń (art. 6 ust 1 pkt 1 lit. a ustawy [30]) 

Grupa limitowa Nowa, osobna grupa (art. 15 ust. 2 i 3 ustawy [30]) 

Poziom odpłatności 
świadczeniobiorcy 

0% / bezpłatny (art. 14 ust 1 pkt 1 ustawy [30]) 

 

Szczegółowe informacje na temat sposobu refundacji wnioskowanej technologii zamieszczono w 

Analizie wpływu na system ochrony zdrowia [117]. 

 

2.2. OCENIANA TECHNOLOGIA 

 

Wnioskowaną technologię stanowi stosowanie produktu leczniczego BCG-medac® w leczeniu 

nieinwazyjnego raka nabłonkowego pęcherza moczowego, zgodnie z zarejestrowanymi wskazaniami 

[66]. 

 

Zgodnie z opinią ekspertów klinicznych uczestniczących w badaniu kwestionariuszowym [67], [68], w 

Polsce stosowane są różne schematy podawania szczepionki BCG w ramach leczenia pacjentów z 

analizowanej populacji. Na podstawie odpowiedzi 4 ekspertów klinicznych [68] (szczegóły w części A 

arkusza „Model BIA‖ modelu) ustalono,      
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Charakterystyka produktu leczniczego uwzględnia dodatkowo schemat podtrzymujący polegający na 

comiesięcznym podawaniu szczepionki BCG do roku, ale nie ogranicza ilości schematów podawania 

wnioskowanej technologii [66].  

 

W badaniach klinicznych, uwzględnionych przy ocenie efektów klinicznych stosowania porównywanych 

interwencji, uwzględniono różnorodne schematy podawania – schemat podawania często zależał od 

charakteru porównania, uwzględniając np. wyłącznie leczenie wprowadzające dla porównania z 

brakiem interwencji [41]. 

 

Wydaje się, że wyłącznie leczenie wprowadzające, polegające na podawaniu 6 dawek szczepionki w 

odstępach tygodniowych, stanowi standard podawania.  

Nie są dostępne dowody potwierdzające przewagę kliniczną jednego ze schematów leczenia 

podtrzymującego; wyłącznie w grupie wysokiego ryzyka zaobserwowano przewagę 3-letniego leczenia 

podtrzymującego względem jednorocznego [41], [109]. 

 

W celu wyeliminowania jakichkolwiek wątpliwości w zakresie korelacji częstotliwości podawania BCG z 

obserwowanym efektem, w analizie podstawowej uwzględniono schemat podawania szczepionek BCG 

identyczny jak w badaniach klinicznych, których wyniki wykorzystano do oceny dodatkowego efektu 

klinicznego wnioskowanej technologii względem wybranych komparatorów (sub-optymalny schemat 

podawania BCG oraz brak interwencji; por. rozdziały: 2.3. i 3.6.). Wykorzystując wyniki meta-analiz 

zidentyfikowanych w przeglądach [38], [39], [41], uwzględniono średnie zużycie szczepionki BCG w 

danym miesiącu, zgodnie z planowaną częstotliwością podawania w poszczególnych badaniach, 

ważone liczbą uczestników tych badań. 

Szczegółowe informacje przedstawiono w części D arkusza „Dane wejściowe‖ modelu dołączonego do 

opracowania. Poniżej przedstawiono wypadkowe zużycie szczepionek BCG (liczbę podań szczepionki) 

uwzględnione w analizie podstawowej. 
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W ramach analizy wrażliwości uwzględniono również schematy podawania wnioskowanej technologii 

takie jak w badaniach klinicznych, których wyniki posłużyły do oceny bazowego przeżycia wolnego od 

progresji i przeżycia wolnego od nawrotu (badania: Di Stasi [56], Rintala [57], Pagano / Malmström 

[58], [59], Ojea [64] i Lamm [65], uwzględnione w meta-analizie [98]) oraz schematy podawania 

wskazane przez ekspertów [68] i wymienione w Charakterystyce ocenianego produktu [66]. 

Z uwagi na brak dostępnych danych dla każdego z w/w scenariuszy uwzględniono taką samą 

skuteczność kliniczną wnioskowanej technologii. 

 

Niezależnie od częstotliwości podawania wnioskowanej technologii oraz przy uwzględnieniu charakteru 

proponowanego sposobu refundacji wnioskowanej technologii (wydawanie w aptece pełnych 

opakowań), w ramach niniejszej analizy założono, że jedno podanie szczepionki BCG będzie związane 

ze zużyciem pełnego opakowania jednostkowego wnioskowanej technologii (1 fiolka).

 

W opracowaniu uwzględniono możliwość rezygnacji z immunoterapii BCG z jakiegokolwiek powodu 

(np. z powodu wystąpienia działań niepożądanych). Prawdopodobieństwo tego zdarzenia zostało 

określone na podstawie tych samych źródeł informacji, co bazowe przeżycie wolne od progresji i 

przeżycie wolne od nawrotu (wyniki badań: Di Stasi [56], Rintala [57], Pagano / Malmström [58], 

[59], Ojea [64] i Lamm [65], uwzględnionych w meta-analizie indywidualnych danych pacjentów [98]; 

wszystkie w/w źródła uwzględniają podawanie BCG w indukcji i leczeniu podtrzymującym [98]). 

Informacje dotyczące tego parametru przedstawiono w tabeli poniżej (szczegóły w części a) arkusza 

„Przeżycie‖ modelu dołączonego do opracowania). 
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LCI – dolna granica przedziału ufności, ang. Lower Confidence Interval; UCI – górna granica przedziału ufności, ang. Upper 

Confidence Interval . 

 

W ramach analizy podstawowej uwzględniono roczny wskaźnik dyskontynuacji określony w ramach 

agregacji wyników w/w badań  warianty testowano 

w ramach analizy wrażliwości. 

 

2.3. OPCJONALNE TECHNOLOGIE  

 

Na podstawie opinii ekspertów klinicznych uczestniczących w badaniu kwestionariuszowym [67], [68], 

a także przy uwzględnieniu wyników ogólnopolskiego badania ośrodków medycznych [102] ustalono, 

że w chwili obecnej w Polsce rozpowszechnienie immunoterapii BCG, wśród pacjentów z analizowanej 

populacji, jest ograniczone. Ustalono, że u części pacjentów immunoterapia BCG nie jest stosowana 

(brak interwencji) lub przeprowadzana jest w schemacie niezapewniającym najlepszych efektów 

leczenia (np. tylko leczenie wprowadzające / indukcja leczenia). 

 

Na podstawie w/w źródeł, w opracowaniu uwzględniono następujące opcjonalne schematy 

postępowania dla wnioskowanej technologii, udostępnionej w obrocie aptecznym: 

 podawania szczepionki BCG rozliczanej w ramach świadczenia AOS Z107, w takim samym 

schemacie podawania, jak wnioskowana technologia (większość pacjentów z grupy wysokiego 

ryzyka, część pacjentów z grupy pośredniego ryzyka); 

 stosowanie sub-optymalnego schematu podawania szczepionki BCG (tylko indukcja/leczenie 

wprowadzające) rozliczanej w ramach świadczenia AOS Z107 (głównie część pacjentów z grupy 

pośredniego ryzyka); 

 brak interwencji (głównie część pacjentów z grupy pośredniego ryzyka). 

 

Wyniki badania ankietowego w zakresie istniejącej praktyki klinicznej przedstawiono w tabeli poniżej. 
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* z uwzględnieniem odsetka poszczególnych grup ryzyka w populacji docelowej, wskazanego przez danego eksperta. 

 

Dostępne dane na temat istniejącej praktyki zaprezentowano poniżej. 
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W ramach analizy kosztów-efektywności, porównującej wnioskowaną technologię (indukcja + 

podtrzymanie) z indukcją BCG, schemat podawania szczepionek BCG w ramach Z107 został określony 

na podstawie dostępnych badań klinicznych, których wyniki wykorzystano do oceny dodatkowego 

efektu klinicznego (szczegóły w rozdziale 2.2.). 

 

W przypadku porównania wnioskowanej technologii z brakiem interwencji, nie uwzględniono 

immunoterapii BCG w grupie komparatora. 

 

W przypadku komparatora uwzględniającego podawanie szczepionki BCG zarówno w indukcji, jak i 

leczeniu podtrzymującym wśród chorych z analizowanej populacji, uwzględniono taki sam schemat 

podawania jak w przypadku wnioskowanej technologii. Pozwoliło to przeprowadzić analizę 

minimalizacji kosztów w horyzoncie jednego podania szczepionki BCG. 

 

2.4. CHARAKTERYSTYKA POPULACJI DOCELOWEJ 

 

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

który obejmuje wszystkie zarejestrowane wskazania do stosowania produktu leczniczego BCG-medac® 

[66]. 

Zarejestrowane wskazania do stosowania ocenianego produktu leczniczego obejmują leczenie 

nieinwazyjnego raka nabłonkowego pęcherza moczowego: 

 leczenie raka in situ; 
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 leczenie profilaktyczne w celu zapobiegania nawrotom: 

 raka nabłonkowego ograniczonego tylko do błony śluzowej: 

 Ta G1-G2 jeśli to jest guz wieloogniskowy i (lub) nawracający; 

 Ta G3; 

 raka nabłonkowego umiejscowionego w błonie właściwej, ale nie mięśniowej pęcherza 

moczowego (T1); 

 raka in situ [66]. 

Pacjentów kwalifikujących się do stosowania BCG w ramach w/w wskazań podzielono na grupy ryzyka, 

zgodnie z obowiązującą w praktyce klasyfikacją [67]. Wykorzystano klasyfikację Europejskiego 

Stowarzyszenia Urologii (tabela poniżej) [109]. 

 

Tabela 6. Struktura grup ryzyka [109]. 

Grupa ryzyka Charakter 

Niskie Pierwotny, pojedynczy guz, Ta, G1/G2 (PUNLMP, LG wg WHO/ISUP 2004), < 3 cm, nie CIS 

Pośrednie Pozostali chorzy, niespełniający kryteriów grupy niskiego i wysokiego ryzyka 

Wysokie 
T1 lub G2/G3 (HG wg WHO/ISUP 2004) lub CIS lub wieloogniskowy, nawracający i duży (>3 cm), 

stadium Ta G1G2 

 

Pacjenci z analizowanej populacji kwalifikują się do grupy ryzyka pośredniego lub wysokiego [67], 

[109]. 

Niemniej jednak ustalono, że w ramach wariantu analizy uwzględniającego dodatkowy efekt kliniczny 

wnioskowanej technologii (względem braku interwencji lub tylko indukcji leczenia), populację 

docelową stanowią przede wszystkim pacjenci z grupy pośredniego ryzyka. Większość pacjentów z 

grupy wysokiego ryzyka aktualnie stosuje szczepionki BCG w ramach świadczenia AOS Z107, przy 

uwzględnieniu schematu podawania zapewniającego najlepsze efekty kliniczne (por. rozdział 2.3.). 

Tym samym, w ramach wariantu uwzględniającego modelowanie, podjęto próbę odzwierciedlenia w/w 

struktury chorych – do oceny bazowego przeżycia wolnego od progresji i przeżycia wolnego od 

nawrotu uwzględniono wyniki meta-analizy indywidualnych danych pacjentów [98], wśród których 

około 75% chorych było z grupy pośredniego ryzyka.  

[68] (por.  informacje 

przedstawione w analizie wpływu na budżet [117] i dane w części A arkusza „Model BIA‖).  

 

Uwzględniając powyższe informacje, w ramach analizy ekonomicznej podstawowe charakterystyki 

analizowanej populacji chorych (średni wiek w momencie kwalifikacji do immunoterapii BCG, odsetek 

kobiet), w wariancie uwzgledniającym modelowanie, określono na podstawie:  

 agregacji charakterystyk pacjentów włączonych do badań, których wyniki uwzględniono w 

opracowaniu (identyfikacja badań na podstawie przeglądów [41], [98]) oraz  
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 wyników badania kwestionariuszowego przeprowadzonego wśród ekspertów klinicznych z Polski 

[68].  

Szczegóły przedstawiono w części A arkusza „Dane wejściowe‖ modelu. 

 

 

 
    

 

     

     

 

     

     

     
a wariant analizy podstawowej; 
b dane uzyskano tylko od 1 eksperta; parametr wykorzystany w analizie podstawowej do oceny zużycia substancji czynnych w 

ramach chemioterapii progresji nowotworu. 

 

Zestawienie kryteriów włączenia do badań klinicznych, a także charakterystyk pacjentów włączonych 

do wszystkich zidentyfikowanych badań klinicznych przedstawiono w Analizie klinicznej [41].  

 

Szczegóły dotyczące wielkości analizowanej populacji przedstawiono w Analizie wpływu na system 

ochrony zdrowia [117]. 

 

2.5. UWZGLĘDNIONE EFEKTY ZDROWOTNE I WYBÓR ŹRÓDEŁ DANYCH KLINICZNYCH 

UWZGLĘDNIONYCH W ANALIZIE EKONOMICZNEJ 

 

Na podstawie wyników przeglądu systematycznego badań klinicznych [41], zidentyfikowanych w 

ramach tego przeglądu opracowań wtórnych z meta-analizami [38], [39], a także przy uwzględnieniu 

informacji zawartych w wytycznych praktyki klinicznej Europejskiego Stowarzyszenia Urologicznego 

(wytyczne oparte na przeglądach systematycznych) [109] ustalono, że: 

 nie są dostępne randomizowane badania kliniczne dla szczepionki BCG szczepu RIVM 

uwzględniające jako komparator wszystkie interwencje składające się na istniejącą praktykę 

kliniczną w Polsce (brak badań oceniających skuteczność leczenia podtrzymującego); 

 brakuje dowodów klinicznych wskazujących na różnice w skuteczności poszczególnych szczepów 

BCG stosowanych w analizowanym wskazaniu (postulowana bardzo podobna skuteczność 

wszystkich szczepów BCG); 

 immunoterapia BCG wiąże się ze wzrostem przeżycia wolnego od nawrotu choroby oraz przeżycia 

wolnego od progresji; 



2.5. Uwzględnione efekty zdrowotne i wybór źródeł danych klinicznych uwzględnionych w analizie ekonomicznej 
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 leczenie podtrzymujące pozwala zwiększyć przeżycie wolne od nawrotu choroby oraz przeżycie 

wolne od progresji; 

 brakuje dowodów klinicznych wskazujących na różnice w skuteczności poszczególnych 

schematów podawania szczepionek BCG w leczeniu podtrzymującym (postulowana podobna 

skuteczność wszystkich schematów; wśród chorych z grupy wysokiego ryzyka uznana wyższa 

skuteczność 3-letniego schematu względem jednorocznego leczenia podtrzymującego). 

 

 

Na podstawie w/w wniosków w ramach niniejszego opracowania: 

 pominięto wszystkie efekty kliniczne w ramach analizy minimalizacji kosztów stosowania 

wnioskowanej technologii w miejsce immunoterapii BCG w ramach świadczenia AOS Z107 

(przyjęto, że sposób dostępności szczepionki BCG do immunoterapii nie wpływa na obserwowany 

efekt kliniczny); 

 uwzględniono ryzyko nawrotu choroby i ryzyko progresji choroby dla porównania immunoterapii 

BCG (każdy schemat podawania) z brakiem interwencji oraz dla porównania indukcji i leczenia 

podtrzymującego z samą indukcją w ramach immunoterapii BCG (por. rozdział 2.3.). 

 

W opracowaniu wykorzystano dodatkowo założenia jedynego opublikowanego modelu ekonomicznego 

dotyczącego pacjentów z nieinwazyjnym rakiem nabłonkowym pęcherza moczowego, opracowanego 

przez Kulkarni i wsp. [88]. 

Model ten zakładał niekorzystne efekty kliniczne związane z immunoterapią BCG (wzrost ryzyka zgonu 

i redukcja wagi użyteczności w trakcie leczenia) pomimo braku jednoznacznych dowodów 

potwierdzających te aspekty [88], [89]. Niemniej jednak, realizując konserwatywne podejście do 

analizowanego problemu decyzyjnego, w/w efekty zostały uwzględnione w modelowaniu. 

 

Wybór efektów zdrowotnych podyktowany został charakterem analizowanej choroby i interwencji – 

uwzględniono nawrót choroby, progresję choroby i zgon, związane z naturalnym przebiegiem choroby, 

zużyciem porównywanych interwencji oraz jakością życia chorych; uwzględniono również pozostałe 

zdarzenia związane ze zużyciem porównywanych interwencji składające się łącznie na tzw. przeżycie 

na terapii. 

 

Mając na uwadze ograniczoną dostępność badań klinicznych dla immunoterapii BCG uwzględniającej 

szczep RIVM, przy ocenie wartości parametrów określających wpływ wnioskowanej technologii na 

przeżycie wolne od nawrotu oraz przeżycie wolne of progresji, wykorzystano zaktualizowane wyniki 

meta-analiz badań klinicznych [38], [39], pomimo ich ograniczeń (heterogenność projektu badań, 
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schematów podawania, wyników grup kontrolnych, przy braku istotnej heterogenności dodatkowego 

efektu klinicznego) [41]. 

Uwzględniając wyniki meta-analiz, odzwierciedlono wnioski w zakresie skuteczności immunoterapii 

BCG wśród pacjentów z analizowanej populacji, przedstawione w wytycznych praktyki klinicznej 

Europejskiego Stowarzyszenia Urologicznego [109], podczas gdy wyniki poszczególnych badań, ze 

względu na ich ograniczenia (niska liczebność grup, krótki okres obserwacji), często nie pozwalały 

wiarygodnie ocenić dodatkowego efektu klinicznego immunoterapii BCG [41]. 

 

Co więcej, do bazowego przeżycia wolnego od progresji i przeżycia wolnego od nawrotu choroby 

(przeżycia przypisane wnioskowanej technologii i modyfikowane przez względne wyniki w/w meta-

analiz), uwzględniono źródło informacji [98], które związane jest z najwyższą różnorodnością danych 

(meta-analiza indywidualnych danych pacjentów włączonych do 5 różnych badań klinicznych), 

długookresowe (nawet do prawie 16 lat obserwacji; zazwyczaj okres dłuższy niż okres, dla którego 

raportowano wyniki w ramach poszczególnych badań włączonych do meta-analizy) oraz 

odzwierciedlające charakter części populacji docelowej, w której oczekiwany jest dodatkowy efekt 

kliniczny stosowania wnioskowanej technologii (głównie chorzy z grupy pośredniego ryzyka; por. 

rozdziały: 2.3. i 2.4.). 

 

 

3. METODY PRZEPROWADZENIA ANALIZY EKONOMICZNEJ 

 

3.1. STRATEGIA ANALITYCZNA  

 

Strategia analityczna niniejszego opracowania uwzględnia wykonanie analizy ekonomicznej w oparciu 

o przeprowadzony de novo przegląd systematyczny medycznych baz danych w celu określenia 

efektywności analizowanej interwencji.  

Analizę ekonomiczną przeprowadzono z uwzględnieniem wyników przeglądu systematycznego 

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

 

W ramach analizy efektywności klinicznej, po przeprowadzeniu przeglądu systematycznego 

medycznych baz danych, zakwalifikowano do analizy wybrane doniesienia naukowe, biorąc pod uwagę 

ich tematykę i wiarygodność, po czym zestawiono wyniki skuteczności klinicznej i bezpieczeństwa dla 

poszczególnych procedur medycznych [41]. 

Ocena wiarygodności danych klinicznych została przeprowadzona zgodnie z zasadami Medycyny 

Opartej na Dowodach Naukowych (ang. Evidence-Based Medicine) [4]. 



3.2. Perspektywa ekonomiczna 

3.3. Horyzont czasowy 
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Przy ocenie dodatkowego efektu wnioskowanej technologii klinicznej uwzględniono wyniki meta-analiz 

randomizowanych badań klinicznych [38], [39], [41] (nie poddano syntezie łącznie prospektywnych i 

retrospektywnych badań klinicznych [39]). 

 

W niniejszej analizie wykorzystano ogólnie akceptowalne metody biostatystyczne i epidemiologiczne 

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

Przeprowadzona analiza ekonomiczna zgodna jest z Wytycznymi AOTMiT dla przeprowadzania ocen 

technologii lekowych [1] oraz spełnia minimalne wymagania Ministra Zdrowia przedstawione w 

Rozporządzeniu [3]. 

 

3.2. PERSPEKTYWA EKONOMICZNA  

 

Zgodnie z Rozporządzeniem Ministra Zdrowia z dnia 2 kwietnia 2012 roku [3], niniejszą analizę 

ekonomiczną przeprowadzono z perspektywy: 

 płatnika publicznego (podmiotu zobowiązanego do finansowania świadczeń ze środków 

publicznych) oraz 

 płatnika za świadczenia medyczne (perspektywy rozszerzonej/wspólnej; perspektywy płatnika 

publicznego oraz świadczeniobiorcy). 

 

W opracowaniu pominięto perspektywę społeczną, gdyż zależne od stanu klinicznego kategorie 

kosztów pośrednich leczenia nieinwazyjnego raka nabłonkowego pęcherza moczowego w warunkach 

polskich, są niemożliwe do określenia (brak odpowiednich badań).  

Średni wiek pacjentów (60 – 70 lat) pozwala dodatkowo stwierdzić, że koszty pośrednie związane z 

płatną pracą chorych nie powinny stanowić istotnego udziału w kosztach całkowitych choroby. 

 

3.3. HORYZONT CZASOWY 

 

Zgodnie z proponowanym sposobem refundacji oceniana interwencja będzie stosowana wśród 

pacjentów z analizowanej populacji do wystąpienia: nawrotu lub progresji choroby, rezygnacji z 

powodu działań niepożądanych, zgonu lub zakończenia zakładanego okresu leczenia [66], [109]. 

Maksymalny okres stosowania wnioskowanej technologii wynosi od roku do 3 lat w zależności od 

charakterystyki pacjenta [109]. 

 

Dostępne dowody naukowe wskazują, że immunoterapia BCG zmniejsza ryzyko i tempo wystąpienia 

nawrotu i progresji choroby, co może się przełożyć na dłuższe życie chorego [41]. 
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Pośredni wpływ wnioskowanej technologii na ryzyko zgonu (zmniejszenie częstotliwości zdarzeń 

związanych z wyższym ryzykiem zgonu, tj. progresji choroby) przemawia za przyjęciem dożywotniego 

horyzontu czasowego.  

 

W analizie podstawowej, zakładającej dodatkowy efekt wnioskowanej technologii (analiza kosztów-

efektywności), uwzględniono horyzont czasowy wynoszący w przybliżeniu 33,67 lat (404 cykle 

miesięczne), tj. okres do osiągnięcia przez obserwowaną kohortę średniego wieku 100 lat. Jest to 

okres, w którym większość pacjentów z analizowanej populacji umrze (przeżycie całkowite pod koniec 

horyzontu czasowego nie przekracza 1%). 

W ramach analizy wrażliwości testowano długość horyzontu czasowego analizy w zakresie od długości 

okresu obserwacji badań klinicznych, na podstawie których określono dodatkowy efekt kliniczny 

wnioskowanej technologii (28 miesięcy dla porównania z brakiem interwencji oraz 80 miesięcy dla 

porównania z indukcją – średni okres obserwacji badań klinicznych uwzględnionych w meta-analizach, 

ważony liczbą uczestników badań; szczegóły w części C i D arkusza „Dane wejściowe‖) do 

maksymalnego technicznego horyzontu czasowego ustalonego na 600 cykli miesięcznych. 

 

Horyzont analizy kosztów-efektywności został ustalony na takim samym poziomie zarówno dla 

kosztów, jak i dla efektów zdrowotnych. 

 

W ramach analizy minimalizacji kosztów (wnioskowana technologia oraz komparator, szczepionka BCG 

w AOS Z107, podawane zarówno w indukcji jak i leczeniu podtrzymującym wśród chorych z 

analizowanej populacji) horyzont czasowy został ustalony na poziomie okresu jednego podania 

szczepionki BCG (minimalna jednostka okresu występowania różnicy w kosztach pomiędzy 

porównywanymi interwencjami). 

 

3.4. TECHNIKA ANALITYCZNA I PUNKTY KOŃCOWE ANALIZY EKONOMICZNEJ  

 

Uwzględnione w opracowaniu efekty, dotyczące nawrotu i progresji choroby (por. rozdział 2.5.), 

wpływają na koszty leczenia, ale mogą też wiązać się ze zmianą jakości życia oraz długości życia 

pacjentów z analizowanej populacji.  

 

W ramach wariantu uwzględniającego modelowanie i dodatkowy efekt kliniczny wnioskowanej 

technologii, zestawiono koszty i konsekwencje stosowania porównywanych interwencji. Oceniono 

różnicę w kosztach i efektach stosowania porównywanych interwencji i skalkulowano inkrementalne 

współczynniki kosztów-efektywności (przeprowadzono pełną analizę inkrementalną).  

 



3.4. Technika analityczna i punkty końcowe analizy ekonomicznej 

3.5. Modelowanie i źródła danych 
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Uznano, że w przypadku wszystkich rozważanych porównań nie zachodzą okoliczności, o których 

mowa w art. 13 ust. 3 ustawy o refundacji [30]. Dostępność badań klinicznych oceniających 

skuteczność immunoterapii BCG została wykazana w ramach Analizy klinicznej [41]. Na tej podstawie 

pominięto oszacowania, o których mowa w § 5 ust 6 Rozporządzenia Ministra Zdrowia w sprawie 

minimalnych wymagań, jakie powinny spełniać analizy zawarte we wniosku o objęcie refundacją [3]. 

 

Zgodnie z Rozporządzeniem Ministra Zdrowia w sprawie minimalnych wymagań [3], jako podstawowe 

punkty końcowe niniejszej analizy, uwzględniono inkrementalne współczynniki kosztów-efektywności 

określone dla wyników zdrowotnych pod postacią QALY. 

Próg opłacalności ustalono na poziomie 130 002 PLN za dodatkowy QALY. 

 

Przeprowadzono deterministyczną i probabilistyczną analizę kosztów-efektywności.  

 

Wyniki analizy podstawowej przedstawiono pod postacią: 

 zestawienia kosztów-konsekwencji (zgodnie z § 5 ust 2 pkt 1 Rozporządzenia [3]), 

 różnicy w kosztach i efektach pomiędzy porównywanymi interwencjami, 

 inkrementalnych współczynników kosztów-efektywności (zgodnie z § 5 ust 2 pkt 2 

Rozporządzenia [3]), 

 ceny zbytu netto, o której mowa w § 5 ust. 2 pkt 4 Rozporządzenia Ministra Zdrowia [3]. 

Dodatkowo, w ramach analizy minimalizacji kosztów, przedstawiono ceny zbytu netto, o których 

mowa w § 5 ust. 4 Rozporządzenia Ministra Zdrowia [3]. 

 

W ramach analizy wrażliwości przedstawiono wszystkie w/w punkty końcowe analizy (w ramach 

niniejszego raportu przedstawiono podstawowe wyniki i wnioski z przeprowadzonej analizy wrażliwości 

– wszystkie w/w punkty końcowe dostępne są w modelu dołączonym do niniejszego opracowania, w 

arkuszach „DSA‖ i „PSA‖). 

 

Dodatkowo, wyniki probabilistycznej analizy wrażliwości (1000 symulacji) przedstawiono z 

uwzględnieniem:  

 estymacji punktowej punktu końcowego analizy (średnia i mediana) i estymacji przedziałowej 

(95% obustronny przedział ufności i przedział kwartylowy, ang. Interquartile Range, IQR),  

 prawdopodobieństwa zdarzenia, że wnioskowana technologia jest opłacalna. 
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3.5. MODELOWANIE I ŹRÓDŁA DANYCH  

 

W ramach analizy przeprowadzono modelowanie efektów i kosztów stosowania porównywanych 

interwencji na podstawie dostępnych dowodów naukowych w zakresie ich skuteczności. Modelowanie 

pozwoliło określić długoterminowe efekty zdrowotne i koszty porównywanych interwencji z wybranej 

perspektywy ekonomicznej w warunkach praktyki klinicznej, w zdefiniowanym horyzoncie czasowym 

(por. rozdział 3.3.). 

Modelowanie przeprowadzono wyłącznie dla porównania stosowania wnioskowanej technologii z 

brakiem interwencji oraz z samą indukcją z wykorzystaniem szczepionki BCG, rozliczanej w ramach 

świadczenia AOS Z107 (por. rozdział 2.3.). 

Powody przeprowadzenia modelowania [1]: 

 konieczność określenia lat życia skorygowanych o jakość [3] na podstawie wyników badań 

klinicznych – potrzeba konwersji wyników badań klinicznych na wyniki uwzględniające wagi 

użyteczności poszczególnych stanów klinicznych (por. rozdziały: 2.5. i 3.4.), 

 ocena globalnych różnic w koszcie różniącym i wynikach QALY (konieczna ocena wartości QALY 

dla porównywanych interwencji w celu kalkulacji ICER – spełnienia minimalnych wymagań 

określonych w ramach Rozporządzenia [3]), 

 odzwierciedlenie przebiegu leczenia pacjentów z analizowanej populacji w Polsce przy braku 

dostępnych danych klinicznych dotyczących warunków polskich (charakterystyczne dla warunków 

polskich zużycie zasobów medycznych) – przypisanie rozpatrywanym stanom klinicznym zasobów 

medycznych rozliczanych w warunkach polskich. 

 

Przeprowadzone modelowanie pozwoliło określić wysokość zużycia zasobów medycznych po 

zastosowaniu porównywanych interwencji oraz długość życia pacjenta z analizowanej populacji, 

wyrażonego jako liczba lat życia i liczba lat życia skorygowanych o jakość (QALY). 

 

W opracowaniu uwzględniono źródła danych dotyczące warunków polskich, a w przypadku ich braku  

– dane pochodzące z wieloośrodkowych badań klinicznych lub dane dotyczące innych warunków, ze 

względu na ich dostępność i raportowanie umożliwiające przeprowadzenie wiarygodnego 

modelowania.  

Wykorzystano dodatkowo założenia jedynego opublikowanego modelu ekonomicznego, dotyczącego 

pacjentów z nieinwazyjnym rakiem nabłonkowym pęcherza moczowego, opracowanego przez Kulkarni 

i wsp. [88]. 

 



3.5. Modelowanie i źródła danych 
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W rozdziale 3.5.1. opisano ogólne zasady przeprowadzonych obliczeń; informacje na temat 

wykorzystanych źródeł informacji oraz wartości parametrów przedstawiono w rozdziale 3.5.2. oraz 

rozdziałach: 3.6. (efekty kliniczne porównywanych interwencji, wagi użyteczności) i 3.7. (koszty). 

 

3.5.1. STRUKTURA MODELU I OGÓLNY OPIS MODELOWANEGO PRZEBIEGU CHOROBY 

 

Uwzględniono model Markowa składający się z czterech głównych zbiorów stanów:  

 „Brak zdarzeń‖ – uwzględniający stany kliniczne związane ze stosowaniem porównywanych 

interwencji (w trakcie lub po zakończeniu immunoterapii BCG, przed wystąpieniem nawrotu i 

progresji);  

 „Nawrót‖ – uwzględniający stany kliniczne dotyczące chorych po nawrocie choroby; 

 „Progresja‖ – uwzględniający stany kliniczne dotyczące chorych po progresji choroby; 

 „Zgon‖ – stan absorbujący uwzględniający pacjentów zmarłych w horyzoncie analizy.  

 

Strukturę modelu przedstawiono na rysunku poniżej. 

 

 

 

 

Zbiór stanów „Brak zdarzeń‖ podzielono dodatkowo na podzbiory określające obecność immunoterapii 

BCG, zgodnie z przypisanym przeżyciem na terapii (por. rozdziały 2.2. i 2.3.). 

 

Zbiory „Nawrót‖ i „Progresja‖ uwzględniają po 13 stanów pozwalających nadzorować czas jaki upłynął 

od wystąpienia analizowanego zdarzenia (w 1. miesiącu, w 2., …, w 13. i kolejnych miesiącach). 
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Wszyscy pacjenci wprowadzani są do modelu poprzez stan „Brak Zdarzeń‖. 

W kolejnych cyklach pacjenci mogą doznać nawrotu lub progresji choroby; mogą również umrzeć 

przechodząc do stanu „Zgon‖ lub zakończyć leczenie, np. z powodu wystąpienia działań 

niepożądanych.  

Ze stanu „Progresja‖ mogą przejść wyłącznie do stanu absorbującego „Zgon‖. 

 

Model zakłada miesięczne cykle, zgodnie ze schematem podawania porównywanych technologii; ze 

względu na krótki cykl, model nie uwzględnia korekty połowy cyklu. 

 

Struktura modelu pozwala uchwycić wszystkie potencjalne korzyści kliniczne stosowania 

porównywanych interwencji, tj. dłuższe przeżycie bez nawrotu i progresji choroby i skorelowane z nią 

efekty pod postacią: dłuższego przeżycia całkowitego i wyższej jakości życia.  

Kolejną zaletą uwzględnionego modelu jest fakt, iż umożliwia inkorporację wyników zagregowanych 

badań klinicznych pod postacią względnego hazardu i w ten sposób umożliwia porównanie 

wnioskowanej technologii z komparatorami na podstawie wyników meta-analiz badań klinicznych. 

 

Model rejestruje 4 kluczowe aspekty związane z leczeniem pacjentów z analizowanej populacji: 

przeżycie kohorty chorych, ich jakość życia, koszt opieki nad pacjentami i wysokość zużycia 

porównywanych interwencji. Wszystkie wspomniane aspekty związane są z efektem stosowania 

porównywanych technologii. Tym sposobem model pozwala na określenie wyników, które są istotne 

dla służby zdrowia i decydentów. 

 

Z uwagi na odmienne schematy dawkowania szczepionki BCG w ramach badań dla poszczególnych 

porównań i założenia mające na celu skorelowanie zużycia szczepionki BCG z obserwowanym efektem 

(por. rozdział 2.2.), model jednorazowo umożliwia przeprowadzenie obliczeń tylko dla jednego z 

wymienionych porównań: 

 immunoterapia BCG (jakikolwiek schemat podawania; por. rozdział 2.2.) z wykorzystaniem 

wnioskowanej technologii vs. brak interwencji; 

 indukcja i leczenie podtrzymujące z wykorzystaniem wnioskowanej technologii vs. sama indukcja 

z wykorzystaniem szczepionki BCG w ramach AOS Z107 (pod względem klinicznym tożsame z 

porównaniem leczenia podtrzymującego z wykorzystaniem wnioskowanej technologii vs. brak 

interwencji). 
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3.5.2. ŹRÓDŁA DANYCH WYKORZYSTANE W ANALIZIE 

 

Dane wejściowe modelu obejmują następujące kategorie: 

1) podstawowe założenia analizy ekonomicznej (stopy dyskontowe, horyzont czasowy, próg 

opłacalności) przedstawione w części 1. arkusza „Ustawienia‖ modelu decyzyjnego (opisane w 

rozdziałach: 3.3., 3.4. i 3.8.); 

2) charakterystyka pacjentów z analizowanej populacji (wiek oraz odsetek kobiet) przedstawiona w 

części 2. arkusza „Ustawienia‖ modelu decyzyjnego (opisana w rozdziale 2.4.); 

3) dane dotyczące dawkowania porównywanych interwencji oraz ich schemat dawkowania 

przedstawione w części 3. arkusza „Ustawienia‖ modelu decyzyjnego (opisane w rozdziałach: 2.2. 

i 2.3.); 

4) dane dotyczące efektu klinicznego zastosowania porównywanych interwencji oraz podstawowych 

aspektów modelowania (charakter leczenia nawrotu, progresji, zależne od stanu klinicznego 

ryzyko zgonu, charakter modelu parametrycznego opisującego bazowe przeżycie wolne od 

progresji i przeżycie wolne od nawrotu) przedstawione w części 4. arkusza „Ustawienia‖ modelu 

decyzyjnego (opisane w rozdziałach: 3.5.2.1.-3.5.2.5. i 3.6.1.); 

5) dane dotyczące wag użyteczności przedstawione w części 5. arkusza „Ustawienia‖ modelu 

decyzyjnego (opisane w rozdziałach: 3.5.2.7. i 3.6.2.); 

6) dane kosztowe przedstawione w części 6. arkusza „Ustawienia‖ modelu decyzyjnego (opisane w 

rozdziale 3.7.); 

7) dane dotyczące ryzyka zgonu osoby z populacji polskiej przedstawione w części 7. arkusza 

„Ustawienia‖ modelu decyzyjnego (opisane w rozdziale 3.5.2.6.). 

 

W arkuszu „Ustawienia‖ modelu decyzyjnego przedstawiono bezpośrednie dane wejściowe 

modelowania; w arkuszach „Dane wejściowe‖, „Przeżycie‖, „Trwanie życia‖ i „Koszty jednostkowe‖ 

przedstawiono dokładne informacje na temat bezpośrednich danych wejściowych modelowania, w tym 

źródła danych dla uwzględnionych parametrów, elementy konwersji danych wyekstrahowanych ze 

źródeł pierwotnych i ich analizę. 

 

3.5.2.1. BAZOWE PRZEŻYCIE WOLNE OD NAWROTU I PRZEŻYCIE WOLNE OD 

PROGRESJI 

 

Mając na uwadze niską heterogenność dodatkowego efektu klinicznego, obserwowanego w ramach 

meta-analizy dla immunoterapii BCG względem uwzględnionych komparatorów (brak interwencji, tylko 

indukcja BCG), przy znacznej heterogenności projektu badań, charakterystyki pacjentów i wyników w 

grupie kontrolnej (por. rozdział 3.6.1.), w ramach niniejszego opracowania przeżycie wolne od 
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nawrotu choroby oraz przeżycie wolne od progresji w grupie wnioskowanej technologii określone 

zostało na podstawie modeli parametrycznych dopasowanych do wyników meta-analizy 

indywidualnych danych pacjentów włączonych do 5 badań klinicznych, oceniających efekty 

immunoterapii BCG (indukcja i leczenie podtrzymujące) względem chemioterapii [98]. Wykorzystano 

źródło danych, które przy braku informacji na temat praktyki klinicznej w Polsce, pozwala 

odzwierciedlić te warunki (wykorzystano wieloośrodkowe, wielonarodowościowe i długookresowe 

informacje), przy specyficznej dla danego porównania charakterystyce populacji (głównie pacjenci z 

grupy pośredniego ryzyka; por. rozdziały 2.3. i 2.4.). 

 

Dopasowanie modeli parametrycznych przeprowadzono na podstawie danych sczytanych z wykresów 

badania [98] (wykres 2c i wykres 4c) z uwzględnieniem metody opisanej szczegółowo w [27]. 

Wykorzystano modele: wykładniczy, Weibull‘a, log-logistyczny i log-normalny [27]. Dodatkowo 

uwzględniono model Weibull‘a dopasowany metodami graficznymi [28] w celu walidacji metod 

prezentowanych w [27].  

 

W ramach analizy podstawowej uwzględniono najlepiej dopasowany model oceniając na podstawie 

kryterium informacyjnego Akaikego (AIC) – model log-normalny dla obydwu punktów końcowych 

badań klinicznych. 

Informacje na temat modeli parametrycznych przedstawiono w części b) i c) arkusza „Przeżycie‖ 

modelu dołączonego do opracowania. Parametry modeli analizy podstawowej przedstawiono w tabeli 

poniżej. 

 

 

     

 

     

 
   

 
   

 
  

   
 

   

 
   

 
   

 
 

   
 

   

 

     

 
   

 
   

 
 

   
 

   

  
   

 
   

 
 

   
 

   



3.5. Modelowanie i źródła danych 

 

 

 
 

 31  

Poprawność dopasowania w/w modeli parametrycznych przeżycia do danych sczytanych z wykresów 

Kaplan-Meier‘a [98], zaprezentowano na wykresach poniżej. 

 

 

 

 

 

 

 

W publikacji [98] nie przedstawiono szczegółowych informacji na temat sposobu kalkulacji wyników i 

tworzenia krzywych przeżycia (np. definicje odciętych obserwacji). Niemniej jednak, na podstawie 

zestawienia estymatorów przeżycia wolnego od  progresji oraz przeżycia całkowitego ustalono, że z 
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wysokim prawdopodobieństwem przeżycie wolne od progresji i analogicznie – przeżycie wolne od 

nawrotu – analizowano z uwzględnieniem zgonu jako momentu odcięcia (przeżycie całkowite niższe 

od przeżycia wolnego od progresji, np. w 4. roku). 

Ustalono dodatkowo, że przeżycie wolne od progresji analizowano z pominięciem nawrotu choroby  

– prawdopodobnie uwzględniono progresję choroby niezależnie od momentu jej wystąpienia 

względem nawrotu choroby. 

 

Przedstawione powyżej informacje, przy uwzględnieniu niskiego ryzyka wystąpienia progresji w trakcie 

pierwszych dwóch lat obserwacji [98], pozwoliły przyjąć następujące założenia w ramach 

modelowania: 

 określone na podstawie modeli parametrycznych ryzyko wystąpienia nawrotu i progresji dotyczy 

wyłącznie części kohorty pacjentów żyjących w danym momencie; 

 progresja choroby występuje wyłącznie wśród chorych z przedmiotowymi objawami choroby, tj. 

wśród chorych po nawrocie choroby. 

Przy uwzględnieniu powyższych założeń i na podstawie wyników modeli parametrycznych przeżycia, 

możliwe było określenie prawdopodobieństwa wystąpienia nawrotu choroby w trakcie każdego cyklu 

należącego do horyzontu czasowego oraz prawdopodobieństwa wystąpienia progresji choroby wśród 

pacjentów z nawrotem w wywiadzie (prawdopodobieństwo warunkowe określone na podstawie ilorazu 

współczynnika występowania progresji w danym cyklu i skumulowanej funkcji hazardu wystąpienia 

nawrotu choroby).  

Przedstawione powyżej postępowanie umożliwiło odzwierciedlenie kształtu krzywych przeżycia 

obserwowanych w ramach meta-analizy [98], przy uwzględnieniu poczynionych założeń strukturalnych 

modelu Markowa wykorzystanego w opracowaniu. 

 

3.5.2.2. WZGLĘDNY HAZARD NAWROTU I WZGLĘDNY HAZARD PROGRESJI DLA 

PORÓWNYWANYCH INTERWENCJI 

 

Niezależnie od przeprowadzonego porównania (wnioskowana technologia vs. brak interwencji lub 

wnioskowana technologia vs. tylko indukcja BCG w ramach Z107), przeżycie wolne od nawrotu 

choroby oraz przeżycie wolne od progresji, określone na podstawie wyników meta-analizy [98], 

zostało przypisane pacjentom z kohorty stosującej wnioskowaną technologię. 

W celu estymacji prawdopodobieństwa wystąpienia nawrotu choroby i progresji w danym cyklu w 

grupie komparatora (brak interwencji lub tylko indukcja BCG), określone na podstawie modeli 

parametrycznych skumulowane funkcje hazardu i/lub współczynniki hazardu w danym cyklu w grupie 

badanej, zostały zmodyfikowane przez wyniki meta-analizy pod postacią względnych hazardów 

występowania analizowanych zdarzeń (por. rozdział 3.6.1.).  
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Na podstawie zmodyfikowanych, skumulowanych funkcji hazardu i/lub współczynników hazardu w 

danym cyklu określono prawdopodobieństwa wystąpienia zdarzeń w grupie kontrolnej w analogiczny 

sposób, jak w przypadku grupy badanej. 

 

Opisane powyżej przekształcenia umożliwiły odzwierciedlenie różnicy w kształcie krzywych przeżycia 

między porównywanymi interwencjami, określonymi na podstawie wartości względnego hazardu, przy 

uwzględnieniu poczynionych założeń strukturalnych modelu Markowa wykorzystanego w opracowaniu 

– uwzględniono różne dla porównywanych interwencji prawdopodobieństwo progresji po nawrocie 

choroby (aspekt testowany w ramach analizy wrażliwości – scenariusz SA38).  

 

3.5.2.3. WSKAŹNIK WYSTĘPOWANIA REZYGNACJI Z IMMUNOTERAPII BCG 

 

W celu precyzyjnej oceny zużycia szczepionek BCG, w ramach analizy uwzględniono ryzyko 

dyskontynuacji immunoterapii BCG, określone na podstawie agregacji wyników badań klinicznych 

uwzględnionych w ramach meta-analizy [98] – wykorzystano te same źródła danych, co przy ocenie 

prawdopodobieństwa wystąpienia nawrotu i progresji choroby w grupie badanej (szczegóły w 

rozdziale 2.2. i części a) arkusza „Przeżycie‖ modelu). 

Z powodu braku danych na temat momentu zaprzestania terapii BCG, w opracowaniu przyjęto model 

wykładniczy z takim samym prawdopodobieństwem dyskontynuacji w każdym cyklu należącym do 

okresu immunoterapii BCG.  

Powyższe należy traktować jako założenie zawyżające zużycie szczepionek BCG, gdyż w praktyce 

klinicznej dyskontynuacja leczenia BCG najczęściej obserwowana jest w momencie największej jego 

intensyfikacji – na etapie indukcji / leczenia wprowadzającego. 

 

3.5.2.4. SPOSÓB LECZENIA NAWROTU I PROGRESJI CHOROBY 

 

Charakter leczenia nawrotu choroby oraz progresji choroby został określony na podstawie wyników 

badania kwestionariuszowego wśród ekspertów klinicznych z Polski [68]. 

 

 

 

 

 

Szczegółowe informacje na temat uwzględnionych sposobów leczenia przedstawiono w części F 

arkusza „Dane wejściowe‖ modelu dołączonego do opracowania.  
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Uwzględniona w opracowaniu struktura postępowania z pacjentem z analizowanej populacji w 

przypadku nawrotu lub progresji choroby została przedstawiona poniżej. 

 

 

 
  

   

   

   

 

 

       Dawkowanie określono na podstawie charakterystyki 

interwencji włączonych do badania [100] (badanie uwzględnione jako źródło danych wejściowych 

modelu opracowanego przez Kulkarni i wsp. [88]): 

 GC: gemcytabina w dawce 1 000 mg/m2 w dniach 1., 8. i 15.; cysplatyna w dawce 70 mg/m2 w 

dniu 2.; 

 MVAC: metotreksat w dawce 30 mg/m2 w dniach 1., 15. i 22.; winblastyna 3 mg/m2 w dniach 2., 

15. i 22.; doksorubicyna 30 mg/m2 w dniu 2.; cysplatyna w dawce 70 mg/m2 w dniu 2. 

 

Nie uwzględniono leczenia neoadjuwantowego przed radykalną cystektomią – brak tego leczenia w 

warunkach polskich [106]. 

 

W analizie podstawowej uwzględniono ponowną immunoterapię BCG u wszystkich pacjentów, u 

których po nawrocie choroby przeprowadzono samą przezcewkową resekcję. 

Mając na uwadze, iż większość pacjentów z analizowanej populacji, u których może być obserwowany 

dodatkowy efekt kliniczny wnioskowanej technologii, należy do grupy pośredniego ryzyka, w 

opracowaniu uwzględniono schemat podawania najczęściej obserwowany w praktyce klinicznej w tej 

grupie chorych (indukcja: 6 podań co tydzień; leczenie podtrzymujące: 3 podania co tydzień w 3., 6. i 

12. miesiącu; por. rozdział 2.2.). 

Założono także, że w/w pacjenci z uwagi na nawrotowy charakter choroby, będą mieli zapewniony 

dostęp do immunoterapii BCG w ramach świadczenia AOS Z107, niezależnie od interwencji stosowanej 

przed nawrotem.  

 

Z uwagi na uwzględnienie kosztu świadczenia Z107 i jego efektów w obydwu porównywanych 

grupach, w ramach analizy wrażliwości testowano wpływ na wnioski pominięcia immunoterapii BCG w 

sytuacji nawrotu choroby (scenariusz SA50). W ramach analizy wrażliwości testowano również 

scenariusze uwzględniające leczenie nawrotu i progresji choroby z wykorzystaniem wyłącznie jednego 

z analizowanych schematów postępowania (scenariusze SA46 – SA49). 
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3.5.2.5. RYZYKO ZGONU Z POWODU RAKA PĘCHERZA MOCZOWEGO 

 

Nie są dostępne szczegółowe informacje na temat zależnego od stanu klinicznego ryzyka zgonu 

pacjentów z analizowanej populacji. Tym samym, w ramach niniejszego opracowania uwzględniono 

założenia jedynego opublikowanego modelu ekonomicznego dotyczącego pacjentów z nieinwazyjnym 

rakiem nabłonkowym pęcherza moczowego, opracowanego przez Kulkarni i wsp. [88]. 

Model ten zakładał niekorzystne efekty kliniczne związane z immunoterapią BCG (m.in. wzrost ryzyka 

zgonu w trakcie immunoterapii), pomimo braku jednoznacznych dowodów potwierdzających ten 

aspekt [41], [88], [89]. Niemniej jednak, realizując konserwatywne podejście do analizowanego 

problemu decyzyjnego, w/w efekt został uwzględniony w modelowaniu. 

 

Ze względu na różnice w długości cyklu między modelami (6 miesięcy [88], [89] vs. 1 miesiąc), 

prawdopodobieństwa zgonu określone w ramach modelu oryginalnego jako jednorazowe [88], [89], 

zostały przekonwertowane do miesięcznych prawdopodobieństw i uwzględnione w niniejszym 

opracowaniu jako stałe w okresie przeprowadzania immunoterapii lub chemioterapii. Wyłącznie w 

przypadku cystektomii (zdarzenia trwającego krócej niż miesiąc), przyjęto wartość ryzyka zgonu 

raportowaną w [88]. 

Powyższe ma charakter konserwatywny, gdyż np. prawdopodobieństwo zgonu przypisane wyłącznie 

indukcji z wykorzystaniem szczepionki BCG [88], [89] zostało, po konwersji do miesięcznych wartości, 

uwzględnione w niniejszym opracowaniu w całym okresie immunoterapii. 

 

Wykorzystane w opracowaniu informacje zaprezentowano poniżej (szczegóły w części H arkusza 

„Dane wejściowe‖). 
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3.5.2.6. RYZYKO ZGONU Z POZOSTAŁYCH POWODÓW 

 

W opracowaniu, do oceny śmiertelności analizowanych pacjentów z przyczyn innych niż rak pęcherza 

moczowego, uwzględniono ryzyko zgonu osoby z populacji generalnej Polski. 

Wykorzystane dane przedstawiono w tabeli poniżej. 

 

Tabela 11. Roczne ryzyko zgonu osoby z populacji generalnej Polski, w zależności od wieku i płci [114]. 

Wiek Mężczyzna Kobieta 

0 0,4400% 0,3620% 

1 0,0310% 0,0270% 

2 0,0210% 0,0170% 

3 0,0130% 0,0100% 

4 0,0100% 0,0070% 

5 0,0090% 0,0070% 

6 0,0090% 0,0080% 

7 0,0090% 0,0090% 

8 0,0090% 0,0090% 

9 0,0100% 0,0090% 

10 0,0120% 0,0090% 

11 0,0140% 0,0090% 

12 0,0160% 0,0110% 

13 0,0180% 0,0130% 

14 0,0210% 0,0160% 

15 0,0270% 0,0170% 

16 0,0380% 0,0190% 

17 0,0530% 0,0200% 

18 0,0690% 0,0220% 

19 0,0840% 0,0240% 

20 0,0920% 0,0240% 

21 0,0950% 0,0240% 

22 0,0950% 0,0240% 

23 0,0940% 0,0230% 

24 0,0960% 0,0210% 

25 0,1000% 0,0210% 

26 0,1030% 0,0210% 

27 0,1060% 0,0220% 

28 0,1080% 0,0250% 

29 0,1110% 0,0270% 

30 0,1170% 0,0300% 

31 0,1240% 0,0320% 

32 0,1320% 0,0360% 

33 0,1410% 0,0390% 

34 0,1520% 0,0430% 

35 0,1630% 0,0480% 

36 0,1770% 0,0540% 

37 0,1920% 0,0600% 

38 0,2090% 0,0670% 

39 0,2280% 0,0750% 

40 0,2500% 0,0840% 

41 0,2760% 0,0940% 

42 0,3050% 0,1060% 

43 0,3370% 0,1190% 
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Wiek Mężczyzna Kobieta 

44 0,3740% 0,1330% 

45 0,4150% 0,1500% 

46 0,4590% 0,1680% 

47 0,5090% 0,1870% 

48 0,5630% 0,2090% 

49 0,6220% 0,2320% 

50 0,6860% 0,2580% 

51 0,7570% 0,2860% 

52 0,8330% 0,3180% 

53 0,9150% 0,3520% 

54 1,0050% 0,3900% 

55 1,1010% 0,4320% 

56 1,2040% 0,4770% 

57 1,3150% 0,5270% 

58 1,4340% 0,5810% 

59 1,5600% 0,6390% 

60 1,6940% 0,7000% 

61 1,8350% 0,7650% 

62 1,9830% 0,8340% 

63 2,1370% 0,9070% 

64 2,2970% 0,9830% 

65 2,4630% 1,0630% 

66 2,6360% 1,1490% 

67 2,8160% 1,2400% 

68 3,0060% 1,3370% 

69 3,2070% 1,4440% 

70 3,4240% 1,5630% 

71 3,6620% 1,6980% 

72 3,9250% 1,8540% 

73 4,2190% 2,0370% 

74 4,5500% 2,2540% 

75 4,9230% 2,5120% 

76 5,3430% 2,8170% 

77 5,8140% 3,1750% 

78 6,3360% 3,5920% 

79 6,9110% 4,0700% 

80 7,5380% 4,6120% 

81 8,2150% 5,2180% 

82 8,9400% 5,8890% 

83 9,7130% 6,6240% 

84 10,5330% 7,4250% 

85 11,4010% 8,2910% 

86 12,3220% 9,2270% 

87 13,2970% 10,2340% 

88 14,3350% 11,3180% 

89 15,4420% 12,4860% 

90 16,6120% 13,7340% 

91 17,8820% 15,0890% 

92 19,2240% 16,5340% 

93 20,6400% 18,0720% 

94 22,1280% 19,7020% 

95 23,6900% 21,4230% 

96 25,3240% 23,2360% 

97 27,0290% 25,1370% 

98 28,8040% 27,1260% 

99 30,6460% 29,1970% 

100 32,5520% 31,3480% 
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3.5.2.7. WAGI UŻYTECZNOŚCI CHORYCH 

 

W opracowaniu wykorzystano wagi użyteczności zdywersyfikowane względem: wieku chorego (na 

podstawie danych dotyczących osób z populacji generalnej Polski [97]) oraz sposobu leczenia choroby 

(przezcewkowa resekcja, cystektomia i jej powikłania, immunoterapia BCG i jej powikłania; 

chemioterapia i jej powikłania; na podstawie założeń modelu [88]). 

Mnogość rozpatrywanych stanów klinicznych oraz brak precyzyjnych informacji na temat wag 

użyteczności pacjentów z analizowanej populacji, ograniczyły liczbę źródeł informacji na temat wag 

użyteczności. Wszystkie źródła określone w ramach przeglądu literatury lub założeń własnych autorów 

modelu [88] dotyczą pacjentów z populacji innej niż polska (por. rozdział 3.6.2.). 

 

Przy kalkulacji QALY wykorzystano iloczyn wagi użyteczności danego stanu i okresu przebywania 

pacjenta w tym stanie, wyrażonego w latach. Tak otrzymane wyniki dla poszczególnych cykli poddane 

zostały dyskontowaniu do 1. roku analizy i następnie zsumowane dla całego horyzontu czasowego. 

 

3.5.3. PODSUMOWANIE INFORMACJI NA TEMAT PRZEPROWADZONYCH OBLICZEŃ 

 

Przeprowadzono obliczenia z wykorzystaniem standardowych technik analitycznych. Ze względu na 

charakter dostępnych informacji klinicznych niezbędne było przyjęcie pewnych założeń i uproszczeń. 

Wszystkie takie aspekty zostały omówione w poprzednim rozdziale oraz powtórzone w rozdziale 3.10., 

po przedstawieniu założeń dotyczących kosztów, efektów zastosowania analizowanych interwencji i 

jakości życia.  

 

Przeprowadzono obliczenia cechujące się: 

 brakiem stochastyczności – w ramach analizy podstawowej wykorzystano modelowanie 

deterministyczne, jednak w ramach analizy wrażliwości przeprowadzono modelowanie 

probabilistyczne z uwzględnieniem zmienności wszystkich parametrów niepewnych, 

 brakiem statyczności (uwzględniono zmienne w czasie charakterystyki pacjentów i 

prawdopodobieństwo wystąpienia analizowanych zdarzeń), 

 agregacją (rozpatrywanie losów kohorty pacjentów w miejsce obserwacji każdego pacjenta z 

osobna), 

 ciągłość (zdarzenia mogą wystąpić w dowolnym okresie), 

 brak liniowości oraz rozpatrywanie losów pacjentów z jednej kohorty (model zamknięty).
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Wartości kluczowych parametrów modelowania dotyczących m.in. efektywności ocenianych technologii 

medycznych, epidemiologii, a także przeprowadzania i efektów opieki nad pacjentami z analizowanej 

populacji, określono w oparciu o opublikowane dane. Brakujące informacje uzupełniono na podstawie 

przeprowadzonego badania kwestionariuszowego wśród ekspertów klinicznych z Polski [67], [68]. 

Przyjęte w ramach analizy wartości wszystkich parametrów zostały zestawione z dostępnymi danymi 

odnalezionymi w wyniku przeglądu medycznych baz danych. Wykorzystano i przedstawiono tylko te 

informacje, które w zadowalający sposób odzwierciedlały warunki postępowania w Polsce, 

odpowiadały charakterystyce pacjentów włączonych do modelu oraz mieściły się w normach 

europejskich. 

 

Wykorzystany w niniejszym opracowaniu model został opracowany w 32-bitowej wersji 

MS Excel® 2016 (Microsoft Corporation, Redmond, WA; model dołączono do raportu; model zawiera 

elementy stworzone w Visual Basic for Applications; VBA).  

Funkcjonowanie modelu może nie być poprawne we wcześniejszych wersjach programu. Model 

spełnia warunki zgodności z następującymi wersjami pakietu MS Office: 2007, 2010 i 2013, niemniej 

jednak część rozwiązań technicznych może nieprawidłowo działać we wcześniejszych wersjach 

programu Excel® (np. ograniczenia wartości komórek określone na podstawie odnośników do innych 

arkuszy). 

 

3.6. OCENA WYNIKÓW ZDROWOTNYCH 

 

W rozdziale 3.6.1. opisano założenia związane z modelowanym wpływem porównywanych interwencji 

na wyniki zdrowotne pacjentów z analizowanej populacji. 

 

W rozdziale 3.6.2. przedstawiono wyniki przeglądu systematycznego medycznych baz danych w 

zakresie identyfikacji źródeł informacji na temat wag użyteczności pacjentów z analizowanej populacji. 

 

3.6.1. EFEKTY KLINICZNE PORÓWNYWANYCH INTERWENCJI 

 

Analizę ekonomiczną przeprowadzono z uwzględnieniem wyników przeglądu systematycznego 

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

Szczegółowe informacje dotyczące skuteczności klinicznej porównywanych interwencji przedstawiono 

w przeglądzie [41]. W niniejszym rozdziale przedstawiono wyłącznie informacje dotyczące 

skuteczności klinicznej porównywanych interwencji uwzględnione w analizie. 
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Mając na uwadze ograniczenia dostępnych badań klinicznych dla immunoterapii BCG niezależnie od 

szczepu bakteryjnego (niska jakość raportowania badań sprzed kilkunastu – kilkudziesięciu lat, niska 

liczebność grup, krótki okres obserwacji) [41], szerokie wykorzystanie immunoterapii BCG na świecie 

(standard terapeutyczny) oraz potwierdzone w praktyce klinicznej efekty immunoterapii BCG [109], w 

ramach niniejszego opracowania uwzględniono zaktualizowane wyniki meta-analiz randomizowanych 

badań klinicznych [38], [39]. 

 

Autorzy przeglądów [38], [39] uwzględniali względny hazard (ang. Hazard Ratio; HR) wystąpienia 

nawrotu choroby lub progresji choroby określony na podstawie informacji raportowanych w badaniach 

klinicznych. Niemniej jednak ze względu na ograniczenia estymacji HR na podstawie graficznej 

prezentacji wyników badań, w których HR nie został podany przez autorów, w ramach aktualizacji 

uwzględniono wyłącznie badania, w których autorzy raportowali HR. 

Tym sposobem ustalono, że wyniki meta-analizy Shelley 2001 [38], porównującej immunoterapię BCG 

z brakiem interwencji, są aktualne (brak dodatkowych badań raportujących HR dla tego porównania), 

podczas gdy wyniki meta-analizy Zhu 2013 [39], dotyczącej porównania leczenia podtrzymującego z 

wykorzystaniem BCG względem braku interwencji, zaktualizowano poprzez uwzględnienie wyników 

badania Martinez-Pineiro 2015 [73] – szczegóły w Analizie klinicznej [41] oraz częściach B, C i D 

arkusza „Dane wejściowe‖ modelu dołączonego do opracowania. 

 

Co więcej, meta-analiza Shelley 2001 [38] uwzględniała wyłącznie nawrót choroby jako punkt 

końcowy. Dane dotyczące dodatkowego efektu immunoterapii BCG w zakresie progresji choroby są 

ograniczone. Wśród badań zidentyfikowanych w przeglądach [38], [41], tylko w badaniu Pinsky 1985 

[81] / Herr 1995 [82] raportowano HR wystąpienia progresji (HR=0,43; 95% CI: od 0,19 do 0,94). 

Niemniej jednak, przeprowadzając meta-analizę badań: Pagano 1991 [80], Pinsky 1985 [81] / Herr 

1995 [82], Melekos 1990 [83] i Melekos 1993 [87] ustalono, że wypadkowe ryzyko względne (ang. 

Relative Risk; RR) wystąpienia progresji po zastosowaniu immunoterapii BCG wynosi RR=0,41 (95% 

CI: od 0,28 do 0,59), przy stosunkowo niskiej heterogenności efektu (test Q Cochrane‘a p = 0,163; I2 

= 41,5%). 

Uwzględniając wysoką zbieżność w/w wartości ryzyka względnego i hazardu względnego, w ramach 

niniejszej analizy uwzględniono HR raportowany w badaniu Pinsky 1985 [81] / Herr 1995 [82]. 

 

Wykorzystane w opracowaniu informacje dotyczące HR zestawiono w tabeli poniżej. Szczegóły 

przedstawiono w częściach B, C i D arkusza „Dane wejściowe‖ modelu dołączonego do opracowania. 
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Wartościom z tabeli powyżej przypisano rozkład log-normalny w ramach probabilistycznej analizy 

wrażliwości. Średnie wartości uwzględniono w analizie podstawowej; zakres zmienności na poziomie 

95% CI – w deterministycznej analizie wrażliwości. 

 

Na uwagę zasługuje, że uwzględnienie HR, który może być interpretowany jako średni iloraz 

skumulowanych funkcji hazardu w całym okresie badania, częściowo zmniejsza wpływ różnicy w 

projektach badań klinicznych na wyniki meta-analizy (w przypadku spełnienia proporcjonalności 

funkcji hazardów wymaganych do kalkulacji HR, jego wartość nie zależy od długości okresu 

obserwacji). 

 

 

3.6.2. JAKOŚĆ ŻYCIA PACJENTA Z ANALIZOWANEJ POPULACJI 

 

Przeszukano medyczne bazy danych w celu odnalezienia źródeł informacji dotyczących wag 

użyteczności uwzględnionych stanów zdrowia. Na podstawie przeglądu sprawdzono, czy dostępne są 

inne źródła informacji na temat wag użyteczności chorych z analizowanej populacji, niż założenia 

modelu [88], [89] – w ramach przeglądu opisanego w [88] oraz przeglądu przedkładanego AOTMiT 

wraz z wnioskiem refundacyjnym dla produktu Hexvix® [90]. 

 

Uwzględniono następujące bazy danych i serwisy internetowe: Cochrane Library, EMBASE (dostęp 

przez embase.com), MEDLINE (przez PubMed), Centre for Reviews and Dissemination (CRD; 

www.crd.york.ac.uk/crdweb), NIHR Health Technology Assessment programme 

(http://www.nets.nihr.ac.uk/programmes/hta), The Cost-Effectiveness Analysis Registry, CEAR [44], 

zasoby Głównej Biblioteki Lekarskiej (Polska Bibliografia Lekarska) oraz dodatkowo przeszukano 
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zasoby superbazy DIMDI (głównie bazę raportów HTA; www.dimdi.de), portale internetowe AOTMiT 

(www.aotm.gov.pl) i zagranicznych agencji oceny technologii medycznych (por. rozdział 5.2.). 

 

Zaprojektowano przegląd z możliwością identyfikacji źródeł informacji na temat wag użyteczności 

pacjentów z nieinwazyjnym rakiem nabłonkowym pęcherza moczowego, a także wpływu aspektów 

związanych z naturalnym przebiegiem choroby (nawrót choroby, progresja choroby i/lub sposób 

postępowania z pacjentem niezależnie od stanu klinicznego) na wysokość wag użyteczności wśród 

chorych.  

 

Kryteria włączenia do przeglądu systematycznego:  

 pierwotne źródło informacji na temat wag użyteczności chorych z analizowanej populacji,  

 wtórne opracowania (w tym analizy ekonomiczne) zawierające: zestawienie ograniczeń 

zidentyfikowanych badań pierwotnych, dodatkowe źródła informacji na temat wag użyteczności 

zdefiniowanych powyżej, wyniki alternatywnych metod konwersji metod pośrednich (analizę 

regresji/mapowanie dowolnego kwestionariusza na wagi użyteczności), założenia autorów analizy 

przy braku dostępnych danych na temat wag użyteczności i/lub syntezę ilościową 

zidentyfikowanych źródeł pierwotnych.  

 

Kryteria wykluczenia z przeglądu:  

• pierwotne źródła nie zawierające informacji na temat wag użyteczności lub badania zawierające 

kwestionariusze oceny jakości życia, dla których nie ma dostępnych metod konwersji do wag 

użyteczności na podstawie zagregowanych wyników, 

• wtórne opracowania, jeżeli nie zawierają dodatkowych źródeł informacji, newralgicznych 

założeń/wniosków dotyczących oceny jakości życia lub syntezy ilościowej,  

• pierwotne lub wtórne źródła mające na celu wykazanie redukcji jakości życia / niższych wag 

użyteczności wśród chorych z analizowanej populacji w odniesieniu do osób z populacji 

generalnej lub chorych z innymi schorzeniami (badania mające na celu wykazanie wyłącznie 

wpływu choroby na jakość życia bez oceny innych czynników w obrębie grupy chorych), 

• analizy ekonomiczne bez dodatkowych informacji na temat wag użyteczności (np. założeń 

własnych autorów, konwersji wyników metod pośrednich lub informacji niepublikowanych w 

badaniach pierwotnych), 

• niestandardowe oceny jakości życia lub standardowe metody bez konwersji do wag użyteczności,   

• wyniki walidacji opracowanych wcześniej metod pomiaru oceny jakości życia, 

• streszczenie konferencyjne włączonej publikacji pełnotekstowej, 

• nieadekwatna populacja (inna niż rak pęcherza moczowego). 
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W ramach kwalifikacji źródeł informacji do przeglądu, zaplanowano zastosowanie sekwencji 

proponowanej przez AOTMiT [1], tj. w pierwszej kolejności zaplanowano włączenie wag użyteczności 

określonymi metodami pośrednimi (strategia 1a), a w przypadku ich braku – określonymi metodami 

bezpośrednimi (strategia 1b). W przypadku braku źródeł informacji dotyczących metod pośrednich i 

bezpośrednich, zaplanowano uwzględnienie wyników mapowania kwestionariuszy lub konwersji 

zagregowanych wyników innych kwestionariuszy na wagi użyteczności. 

Nie planowano przeprowadzenia odrębnego badania oceny jakości życia (strategie 2a, 2b i 2c [1]) w 

sytuacji odnalezienia jakichkolwiek opublikowanych źródeł informacji na temat wag użyteczności, 

niezależnie od stopnia ich wiarygodności. 

 

W celu odnalezienia wszystkich doniesień naukowych dotyczących rozpatrywanego problemu 

decyzyjnego, skonstruowano strategię wyszukiwania o wysokiej czułości. Strategię wyszukiwania 

zaprojektowano metodą ciągu prób dla poszczególnych wyrażeń składających się na zapytanie. 

Kryteria wyszukiwania obejmowały wyłącznie stan zdrowia, punkty końcowe i metodę oceny jakości 

życia. 

 

Poza projektem kwerendy nie stosowano ograniczeń do języka zidentyfikowanych tekstów doniesień 

(przeszukanie z wykorzystaniem zapytań w języku angielskim oraz polskim w przypadku bazy Polska 

Bibliografia Lekarska). 

 

Uwzględniony w opracowaniu filtr źródeł jakości życia został zaprojektowany dla baz OVIDSP. 

Wykorzystując informacje przedstawione w publikacji [61] (opublikowane tłumaczenie pierwotnego, 

pełnego filtru NHS EED) przetłumaczono wyrażenia OVIDSP na kwerendę PubMed oraz na kwerendę 

bazy EMBASE (dostęp przez www.embase.com).  

Ze względu na obecność wyrażeń EMTREE w miejsce MESH w bazie EMBASE, w opracowaniu 

wykorzystano sugerowane przez pliki pomocy i przeglądarkę EMTREE tłumaczenia wyrażeń MESH 

(przeprowadzono przeszukanie o nieznacznie niższej dokładności i praktycznie takiej samej czułości 

jak przy uwzględnieniu wyrażeń MESH, oceniając na podstawie analiz ekonomicznych dostępnych 

tylko z baz MEDLINE; por. rozdział 5.2.) [62], [63]. 

 

Przy przeszukaniu portalu embase.com nie uwzględniono bazy MEDLINE (uwzględniono unikatowe 

rekordy pochodzące z EMBASE); przeszukanie MEDLINE przeprowadzono poprzez PubMed. 

http://www.embase.com/
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Tabela 13. Uwzględniony filtr źródeł jakości życia. 

Nr OVIDSP (oryginalna kwerenda) Nr PubMed Nr EMBASE.com 

1 exp Life Tables/ 1 "Life Tables"[Mesh] 1 ‗life table‘/exp 

2 exp ‖Quality of Life‖/ 2 ‖Quality of Life"[Mesh] 2 'quality of life'/exp 

3 Health Status/ 3 "Health Status"[Mesh:NoExp] 3 'health status'/de 

4 exp Health Status Indicators/ 4 ‖Health Status Indicators"[Mesh] 4 'health status indicator'/exp 

5 
(utilit$ approach$ or health gain or hui or hui2 or hui 

2 or hui3 or hui 3).ti,ab. 
5 

utility* approach*[tiab] OR health gain[tiab] OR 
hui[tiab] OR hui2[tiab] OR hui 2[tiab] OR 

hui3[tiab] OR hui 3[tiab] 
5 

(‗utilit$ approach$‘ or ‗health gain‘ or hui or ‗hui2‘ 
or ‗hui 2‘ or hui3 or ‗hui 3‘):ab,ti 

6 
(health measurement$ scale$ or health 
measurement$ questionnaire$).ti,ab. 

6 
health measurement* scale*[tiab] OR health 

measurement* questionnaire*[tiab] 
6 

(‗health measurement$ scale$‘ or ‗health 
measurement$ questionnaire$‘):ab,ti 

7 
(standard gamble$ or categor$ scal$ or linear 

scal$ or linear analog$ or visual scal$ or magnitude 
estmat$).ti,ab 

7 
standard gamble*[tiab] OR category* scal*[tiab] 
OR linear scal*[tiab] OR linear analog*[tiab] OR 
visual scal*[tiab] OR magnitude estmat*[tiab] 

7 
('standard gamble$‘ or ‗categor$ scal$‘ or ‗linear 

scal$‘ or ‗linear analog$' or ‗visual scal$‘ or 
‗magnitude estmat$‘):ti,ab 

8 
(time trade off$ or rosser$ classif$ or rosser$ matrix 

or rosser$ distress$ or hrqol).ti,ab. 
8 

time trade off*[tiab] OR rosser* classif*[tiab] OR 
rosser* matrix[tiab] OR rosser* distress*[tiab] 

OR hrqol[tiab] 
8 

(‗time trade off$‘ or ‗rosser$ classif$‘ or 
‗rosser$ matrix‘ or ‗rosser$ distress$‘ or hrqol):ab,ti 

9 
(index of wellbeing or quality of wellbeing or 

qwb).ti,ab. 
9 

index of wellbeing[tiab] OR quality of 
wellbeing[tiab] OR qwb[tiab] 

9 
(‗index of wellbeing‘ or ‗quality of wellbeing‘ or 

qwb):ab,ti 

10 
(rating scale$ or multiattribute$ health ind$ or multi 

attribute$ health ind$).ti,ab. 
10 

rating scale*[tiab] OR multiattribute* health 
ind*[tiab] OR multi attribute* health ind*[tiab] 

10 
(‗rating scale$‘ or ‗multiattribute$ health ind$‘ or 

‗multi attribute$ health ind$‘):ab,ti 

11 (health utilit$ index or health utilit$ indices).ti,ab. 11 
health utilit* index[tiab] OR health utilit* 

indices[tiab] 
11 

(‗health utilit$ index‘ OR ‗health 
utilit$ indices‘):ab,ti 

12 
(multiattribute$ theor$ or multi attribute$ theor$ or 

multiattribute$ analys$ or multi 
attribute$ analys$).ti,ab. 

12 
multiattribute* theor*[tiab] OR multi attribute* 
theor*[tiab] OR multiattribute* analys*[tiab] OR 

multi attribute* analys*[tiab] 
12 

(‗multiattribute$ theor$‘ or ‗multi attribute$ theor$‘ 
or ‗multiattribute$ analys$‘ or ‗multi 

attribute$ analys$‘):ab,ti 

13 
(health utilit$ scale$ or classification of illness 
state$ or 15d or 15 d or 15 dimension).ti,ab. 

13 
health utilit* scale*[tiab] OR classification of 

illness state*[tiab] OR 15d[tiab] OR 15 d[tiab] 
OR 15 dimension[tiab] 

13 
(‗health utilit$ scale$‘ or ‗classification of illness 
state$‘ or 15d or ‗15 d‘ or ‗15 dimension‘):ab,ti 

14 
(health state$ utilit$ or 12d or 12 d or 12 

dimension).ti,ab. 
14 

health state* utilit*[tiab] OR 12d[tiab] OR 12 
d[tiab] OR 12 dimension[tiab] 

14 
(‗health state$ utilit$‘ or 12d or ‗12 d‘ or ‗12 

dimension‘):ab,ti 

15 well year$.ti,ab. 15 well year*[tiab] 15 ‗well year$‘:ab,ti 

16 (multiattribute$ utilit$ or multi 16 multiattribute* utilit*[tiab] OR multi attribute* 16 (‗multiattribute$ utilit$‘ or ‗multi 
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Nr OVIDSP (oryginalna kwerenda) Nr PubMed Nr EMBASE.com 

attribute$ utilit$).ti,ab. utilit*[tiab] attribute$ utilit$‘):ab,ti 

17 health utilit$ scale$.ti,ab. 17 health utility* scale*[tiab] 17 ‗health utilit$ scale$‘:ab,ti 

18 
(qol or 5d or 5-d or 5 dimension or quality of life or 

eq-5d or eq5d or eq 5d or euroqol).ti,ab. 
18 

qol[tiab] OR 5d[tiab] OR 5-d[tiab] OR 5 
dimension[tiab] OR quality of life[tiab] OR eq-

5d[tiab] OR eq5d[tiab] OR eq 5d[tiab] OR 
euroqol[tiab] 

18 
(qol or 5d or ‗5-d‘ or ‗5 dimension‘ or ‗quality of 

life‘ or ‗eq-5d‘ or ‗eq5d‘ or ‗eq 5d‘ or euroqol):ab,ti 

19 
(qualy or qaly or qualys or qalys or quality adjusted 

life year$).ti,ab. 
19 

qualy[tiab] OR qaly[tiab] OR qualys[tiab] OR 
qalys[tiab] OR quality adjusted life year*[tiab] 

19 
(qualy or qaly or qualys or qalys or ‗quality 

adjusted life year$‘):ab,ti 

20 life year$ gain$.ti,ab. 20 life year* gain*[tiab] 20 ‗life year$ gain$‘:ab,ti 

21 willingness to pay.ti,ab. 21 willingness to pay[tiab] 21 ‗willingness to pay‘:ab,ti 

22 (hye or hyes or health$ year$ equivalent$).ti,ab. 22 
hye[tiab] OR hyes[tiab] OR health* year* 

equivalent*[tiab] 
22 (hye or hyes or ‗health$ year$ equivalent$‘):ab,ti 

23 
(person trade off$ or person tradeoff$ or time 

tradeoff$ or time trade off$).ti,ab. 
23 

person trade off*[tiab] OR person tradeoff*[tiab] 
OR time tradeoff*[tiab] OR time trade off*[tiab] 

23 
(‗person trade off$‘ or ‗person tradeoff$‘ or ‗time 

tradeoff$‘ or ‗time trade off$‘):ab,ti 

24 theory utilit$.ti,ab. 24 theory utilit*[tiab] 24 ‗theory utilit$‘:ab,ti 

25 life table$.ti,ab. 25 life table*[tiab] 25 ‗life table$‘:ab,ti 

26 health state$.ti,ab. 26 health state*[tiab] 26 ‗health state$‘:ab,ti 

27 (sf36 or sf 36).ti,ab. 27 sf36[tiab] OR sf 36[tiab] 27 (sf36 or ‗sf 36‘):ab,ti 

28 
(short form 36 or shortform 36 or sf thirtysix or sf 

thirty six or shortform thirtysix or shortform thirty six 
or short form thirtysix or short form thirty six).ti,ab. 

28 

short form 36[tiab] OR shortform 36[tiab] OR sf 
thirtysix[tiab] OR sf thirty six[tiab] OR shortform 
thirtysix[tiab] OR shortform thirty six[tiab] OR 
short form thirtysix[tiab] OR short form thirty 

six[tiab] 

28 

(‗short form 36‘ or ‗shortform 36‘ or ‗sf thirtysix‘ or 
‗sf thirty six‘ or ‗shortform thirtysix‘ or ‗shortform 
thirty six‘ or ‗short form thirtysix‘ or ‗short form 

thirty six‘):ab,ti 

29 (6d or 6-d or 6 dimension).ti,ab. 29 6d[tiab] OR 6-d[tiab] OR 6 dimension[tiab] 29 (6d or ‗6-d‘ or ‗6 dimension‘):ab,ti 

30 or/1-29 30 

#1 OR #2 OR #3 OR #4 OR #5 OR #6 OR #7 
OR #8 OR #9 OR #10 OR #11 OR #12 OR #13 
OR #14 OR #15 OR #16 OR #17 OR #18 OR 
#19 OR #20 OR #21 OR #22 OR #23 OR #24 

OR #25 OR #26 OR #27 OR #28 OR #29 

30 

#1 OR #2 OR #3 OR #4 OR #5 OR #6 OR #7 OR 
#8 OR #9 OR #10 OR #11 OR #12 OR #13 OR 

#14 OR #15 OR #16 OR #17 OR #18 OR #19 OR 
#20 OR #21 OR #22 OR #23 OR #24 OR #25 OR 

#26 OR #27 OR #28 OR #29 

31 letter.pt. 31 letter[pt] 31 letter:it 

32 editorial.pt. 32 editorial[pt] 32 editorial:it 

33 historical article.pt. 33 historical article[pt] 33 ‗historical article‘:it 
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Nr OVIDSP (oryginalna kwerenda) Nr PubMed Nr EMBASE.com 

34 comment.pt. 34 comment[pt] 34 comment:it 

35 or/31–34 35 #31 OR #32 OR #33 OR #34 35 #31 OR #32 OR #33 OR #34 

36 30 not 35 36 #30 NOT #35 36 #30 NOT #35 

37 Animals/ 37 animals[mesh:noexp] 37 'animal'/de 

38 Humans/ 38 humans[mesh] 38 'human'/exp 

39 37 not (38 and 37) 39 #37 NOT (#37 AND #38) 39 #37 NOT (#37 AND #38) 

40 36 not 39 40 #36 NOT #39 40 #36 NOT #39 

 

Wyniki przeglądu wraz ze skróconym przedstawieniem stosowanych zapytań przedstawiono w tabeli i na rysunku poniżej. 
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Kwerendy Wynik 
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Kwerendy Wynik 

 
 
 

 

  

 
 

 

 
 

 
 

  

  

  

* przedstawiono wyniki po eliminacji na etapie streszczeń; ** tekst mógł zostać odrzucony z kilku powodów. 
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Rysunek 4. Diagram selekcji identyfikacji doniesień naukowych wykorzystanych w opracowaniu: użyteczność 

modelowanych stanów (zmodyfikowany diagram PRISMA). 

 

 

Liczba rekordów zidentyfikowana w wyniku 

przeszukania głównych baz danych 

(n = 249) 

ID
E

N
T

Y
F
IK

A
C

J
A

 Dodatkowe wyniki zidentyfikowane na 

podstawie innych źródeł 

(n = 1) 

Liczba unikatowych rekordów 

(n = 243 + 1 = 244) 

Liczba rekordów poddana wstępnej 

weryfikacji 

(n = 244) 

B
A

D
A

N
IE

 

Liczba wykluczonych 

rekordów 

(n = 223) 

Liczba rekordów poddana ocenie pełnych 

tekstów 

(n = 21) 

Liczba wykluczonych pełnych 

tekstów ze wskazaniem 

powodu (n = 19) 

 

 powód A (n = 2) 

 powód B (n = 17) 

 powód C (n = 0) 

 inne (n = 0) 

O
C

E
N

A
 

Liczba rekordów/badań uwzględnionych – 

synteza jakościowa 

(n = 2/1) 

W
Ł
Ą

C
Z

E
N

IE
 

Liczba badań uwzględnionych – synteza 

ilościowa 

(n = 0) 
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W ramach przeglądu systematycznego nie zidentyfikowano badań klinicznych przedstawiających wagi 

użyteczności pacjentów z analizowanej populacji; zidentyfikowano wyłącznie jedno badanie [88], [89] 

określające wagi użyteczności wśród pacjentów o zbliżonej charakterystyce do ocenianej populacji, na 

podstawie wag użyteczności innych jednostek chorobowych lub opinii ekspertów.  

 

Badanie [88], [89] jako jedyne dostępne, wykorzystywane było również w innych opracowaniach 

ekonomicznych dotyczących populacji pacjentów z rakiem pęcherza, nieodzwierciedlających w pełni 

charakteru populacji w/w źródła – np. [90], [95], [96]. 

 

Co więcej, założenia dotyczące jakości życia pacjentów z rakiem pęcherza prezentowane w [88], [89], 

zdają się potwierdzać inne źródła informacji (nieraportujące jednakże wag użyteczności, które 

mogłyby być wykorzystane w niniejszej analizie ekonomicznej): 

 wpływ immunoterapii BCG na jakość życia został potwierdzony w ramach badania 

obserwacyjnego [91]; 

 obniżona jakość życia chorych na raka pęcherza moczowego względem populacji generalnej oraz 

wpływ przezcewkowej resekcji na jakość życia został potwierdzony w ramach badania 

obserwacyjnego [92]; 

 wpływ cystektomii i jej powikłań na jakość życia pacjentów z analizowanej populacji został 

potwierdzony w ramach badania [93]; 

 wpływ nawrotu choroby i immunoterapii BCG na jakość życia pacjentów z analizowanej populacji 

został potwierdzony w ramach badania [94]. 

 

Mając na uwadze, iż niektóre wagi użyteczności przypisane pacjentom z rakiem pęcherza  w ramach 

badania [88], [89] (niezależnie od wieku), przekraczają średnie wagi użyteczności osób z populacji 

generalnej Polski [97], w ramach niniejszego opracowania wszystkie założenia dotyczące wag 

użyteczności pacjentów z rakiem pęcherza moczowego przedstawione w [88], przekonwertowano na 

wartości bezwzględnych różnic w wagach użyteczności – poczynając od estymacji wpływu raka 

pęcherza na ogólną wagę użyteczności (0,97-1=-0,03; obliczenia zakładają, że pacjent bez raka 

pęcherza cechuje się wagą użyteczności równą 1,0 [88], [89]), określono zmianę wagi użyteczności 

dla wszystkich stanów klinicznych uwzględnionych w [88], [89]. 

 

W niniejszej analizie uwzględniono wszystkie raportowane w [88], [89] zdarzenia wpływające na wagę 

użyteczności, w tym prawdopodobieństwo powikłań po procedurach przezcewkowych, cystektomii i 

chemioterapii. 

Uwzględnione w opracowaniu dane wejściowe dotyczące wag użyteczności zostały zaprezentowane w 

tabeli poniżej (szczegóły w części E arkusza „Dane wejściowe‖ modelu). 
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Na podstawie w/w informacji określono wypadkowe zmiany wagi użyteczności związane z 

analizowanymi stanami klinicznymi (tabela poniżej). 
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W/w wartości zmiany wag użyteczności związane z analizowanymi stanami klinicznymi wykorzystano 

do modyfikacji zależnych od wieku wag użyteczności osób z populacji generalnej Polski [97] (tabela 

poniżej; część G arkusza „Dane wejściowe‖). 

 

Tabela 17. Zależne od wieku wagi użyteczności osób z populacji generalnej Polski [97]. 

Wiek Średnia Błąd standardowy 95% LCI 95% UCI 

<25 0,968 0,003 0,962 0,974 

25-34 0,962 0,003 0,956 0,968 

35-44 0,943 0,003 0,937 0,949 

45-54 0,903 0,006 0,891 0,915 

55-64 0,861 0,006 0,849 0,873 

65-74 0,815 0,009 0,797 0,833 

75+ 0,730 0,014 0,703 0,757 

 

3.7. OCENA KOSZTÓW 

 

Poza oceną konsekwencji zdrowotnych stosowania porównywanych interwencji, celem analizy jest 

również porównanie kosztów leczenia pacjentów z analizowanej populacji w warunkach polskich.  

 

Przedmiotem opracowania jest porównanie kosztów stosowania produktu BCG-medac® względem 

stosowania uwzględnionych komparatorów – brak interwencji i/lub stosowanie szczepionki BCG w 

ramach świadczenia AOS Z107 (por. rozdział 2.3.). 

 

Analiza kosztów została przeprowadzona z perspektywy płatnika publicznego (podmiotu 

zobowiązanego do finansowania świadczeń medycznych ze środków publicznych) i perspektywy 

wspólnej (perspektywy płatnika za świadczenia medyczne: płatnika publicznego i świadczeniobiorcy; 

por. rozdział 3.2.).  
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W ramach analizy kosztów brano pod uwagę przede wszystkim te dane kosztowe, które były istotne 

ze wskazanej perspektywy oraz które można zaliczyć do tzw. mierzalnych kosztów różniących, tj. 

kategorie kosztowe, w przypadku których wysokość ponoszonych nakładów finansowych zależała od 

wyboru określonej technologii (w opracowaniu brano pod uwagę mierzalne koszty, których źródło 

bezpośrednio wpływało na wysokość kosztu inkrementalnego).  

 

Zidentyfikowano kategorie kosztów należących do kosztów bezpośrednich medycznych, istotnych z 

perspektyw płatnika publicznego i świadczeniobiorcy.  

 

Dane kosztowe zebrano w styczniu 2017 roku (z datą odcięcia 17 stycznia 2017 roku). 

 

W opracowaniu uwzględniono koszt farmakoterapii, oszacowany zgodnie z zasadami refundacji leków, 

określonymi w ramach Ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji leków, środków spożywczych 

specjalnego przeznaczenia żywieniowego oraz wyrobów medycznych (Dz. U. 2011 nr 122 poz. 696. z 

późn. zm.) [30] oraz koszt leków zgodny z obwieszczeniem Ministra Zdrowia dotyczącym Wykazu 

refundowanych leków, środków spożywczych specjalnego przeznaczenia żywieniowego oraz wyrobów 

medycznych, wchodzącym w życie z dniem 1 stycznia 2017 roku [37]. 

 

W opracowaniu uwzględniono następujący algorytm oceny kosztów w przypadku większości kategorii: 

identyfikacja częstotliwości rozliczania poszczególnych świadczeń medycznych lub innych zasobów  

identyfikacja kosztu jednostkowego z wybranej perspektywy ekonomicznej  ocena sumarycznego 

kosztu stanowiącego bezpośrednie dane wejściowe modelowania. 

 

3.7.1. ZASOBY UWZGLĘDNIONE W OPRACOWANIU 

 

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

analizowanej populacji w warunkach polskich 

 

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

świadczeniobiorcy. Uwzględniono wyłącznie koszty bezpośrednie medyczne. 

 

Zidentyfikowano następujące kategorie kosztowe istotne z rozpatrywanych perspektyw ekonomicznych: 

 koszt stosowania BCG-medac®; 

 koszt podawania szczepionki BCG zakupionej w aptece; 

 koszt świadczenia AOS Z107 (zakup i podanie szczepionki BCG); 



3.7. Ocena kosztów 

 

 

 
 

 55  

 koszt opieki nad pacjentami w trakcie i po zakończeniu immunoterapii BCG; 

 koszt leczenia pacjentów z nawrotem choroby; 

 koszt leczenia pacjentów z progresją choroby. 

 

W analizie kosztów zastosowano ogólnie akceptowalne metody statystyczne i epidemiologiczne. 

 

Uwzględnione w opracowaniu ceny, limity finansowania oraz kwoty refundacji NFZ leków oraz koszty 

jednostkowe świadczeń medycznych przedstawiono w arkuszu „Koszty jednostkowe‖ modelu 

decyzyjnego. 

 

Koszt punktu za świadczenia szpitalne przyjęto na poziomie 52 PLN, a koszt AOS w zakresie urologii 

na poziomie 8,91 PLN (zakres: od 7,95 PLN do 9,70 PLN), zgodnie z wynikami przeszukania 

Informatora o umowach NFZ na 2017 rok [45]. 

Koszt hospitalizacji w ramach Jednorodnych Grup Pacjentów (JGP) określono na podstawie średniego 

kosztu danej JGP w 2015 roku [99].  

 

Uwzględnione w opracowaniu koszty jednostkowe świadczeń przedstawiono w tabeli poniżej. 

 

Tabela 18. Uwzględnione w opracowaniu koszty świadczeń. 

Świadczenie 
Wycena 

punktowa 
Koszt dla NFZ 

Koszt dla 
pacjenta 

Źródło 

Wlew do pęcherza moczowego 
szczepionki BCG, 5.31.00.0000107 (Z107) 

38 338,55 PLN 0,00 PLN 

[46] 

Cystoskopia przezcewkowa, 
5.31.00.0000105 (Z105) 

20 178,19 PLN 0,00 PLN 

Z103, biopsja 15 133,64 PLN 0,00 PLN 

W11 Świadczenie specjalistyczne 1-go 
typu 

3,5 31,18 PLN 0,00 PLN 

W12 Świadczenie specjalistyczne 2-go 
typu 

7 62,37 PLN 0,00 PLN 

W13 Świadczenie specjalistyczne 3-go 
typu 

13 115,82 PLN 0,00 PLN 

5.03.00.0000070 TK: badanie innej  
okolicy anatomicznej 1)  bez wzmocnienia 

kontrastowego 
30 267,28 PLN 0,00 PLN [47] 

Cytologia osadu moczu n/a 0,00 PLN 75,00 PLN 

od 50 do 100 
PLN (przegląd 

zasobów 
internetowych) 

JGP L26 n/a 2 733,40 PLN 0,00 PLN 

[99] JGP L21 i L22 (średnia ważona liczbą 
hospitalizacji w 2015 r.) 

n/a 19 996,20 PLN 0,00 PLN 

5.08.05.0000171 hospitalizacja 
onkologiczna związana z chemioterapią u 

dorosłych/zakwaterowanie 
10 520,00 PLN 0,00 PLN [50] 
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Świadczenie 
Wycena 

punktowa 
Koszt dla NFZ 

Koszt dla 
pacjenta 

Źródło 

5.08.05.0000008 okresowa ocena 
skuteczności chemioterapii 

5 260,00 PLN 0,00 PLN [51] 

 

Koszty jednostkowe produktów leczniczych innych niż BCG-medac® przedstawiono w tabeli poniżej. 

 

Tabela 19. Koszt jednostkowy leków. 

Substancja czynna  Jednostka 
Koszt jednostki z perspektywy 

płatnika publicznego – oficjalne 
ceny (analiza podstawowa) 

Koszt jednostki z perspektywy 
płatnika publicznego – ceny na 

podstawie komunikatu NFZ [42] 
(scenariusz SA55) 

Cisplatinum 1 mg 0,7732 PLN 0,4917 PLN 

Doxorubicinum 1 mg 17,1841 PLN 13,7194 PLN 

Gemcitabinum 1 mg 0,0970 PLN 0,0531 PLN 

Methotrexatum IV 1 mg 0,0794 PLN 0,0783 PLN 

Vinblastini sulfas 1 mg 45,3600 PLN 43,6522 PLN 

 

3.7.2. KOSZT ZAKUPU I PODAWANIA SZCZEPIONEK BCG 

 

Zgodnie z sugerowanym sposobem refundacji w opracowaniu założono, że produkt leczniczy BCG-

medac® będzie finansowany ze środków publicznych w ramach nowej grupy limitowej i wydawany 

świadczeniobiorcom bezpłatnie (por. rozdział 2.1.). 

Proponowana cena zbytu netto jednego opakowania produktu leczniczego BCG-medac®  

  

 

W poniższej tabeli przedstawiono szczegółowe kalkulacje cen produktu leczniczego BCG-medac® oraz 

koszt dla płatnika publicznego. 

 
 

  

  

  

  

  

  

  

  

  

  

 

Zgodnie z informacjami uzyskanymi od ekspertów klinicznych [67], [68], w chwili obecnej nie są 

dostępne świadczenia medyczne umożliwiające rozliczenie podawania dopęcherzowego szczepionki 

BCG zakupionej w aptece. 
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W ramach świadczenia AOS Z107, o średnim koszcie wynoszącym 338,55 PLN, rozliczany jest zarówno 

koszt zakupu szczepionki jak i jej podanie. 

Tym samym, w ramach niniejszego opracowania założono, że w przypadku pozytywnej decyzji 

refundacyjnej dla wnioskowanej technologii, utworzone zostanie świadczenie medyczne – grupa 

zabiegowa AOS umożliwiająca rozliczenie podawania szczepionki BCG dopęcherzowo i uwzględniająca 

koszt konsultacji z lekarzem, opieki pielęgniarskiej, cewnika, rękawiczek, sterylizacji sprzętu. 

 

 

 

 

Uwzględniono realny koszt w/w świadczenia mając na uwadze, iż aktualny koszt świadczenia Z107 

wynosi 338,55 PLN i jest niewystarczający do pokrycia kosztu nabycia samej szczepionki BCG-medac® 

(średnia cena szczepionki wg www.osoz.pl na poziomie 450 PLN). 

Również w przypadku stosowania tańszej szczepionki – Onko BCG® (średnia cena szczepionki wg 

www.osoz.pl na poziomie 233,63 PLN), wycena świadczenia Z107 z wysokim prawdopodobieństwem 

jest niewystarczająca, gdyż pozostała kwota (338,55 - 233,63 = 104,92 PLN) powinna uwzględniać 

koszt dodatkowych wymagań związanych z przygotowaniem Onko BCG® do administracji.  

W/w preparaty cechują się odmiennymi wymogami związanymi z podaniem szczepionki BCG: produkt 

BCG-medac® posiada układ zamknięty, niewymagający tak rygorystycznych warunków aseptycznych 

jak Onko BCG®, który jest dostępny w postaci ampułek [112], [113]. 

 

Brak utworzenia w/w świadczenia może w praktyce klinicznej spowodować brak możliwości 

zastosowania ocenianej technologii w obrębie publicznej służby zdrowia. Tym samym, w ramach 

analizy wrażliwości, uwzględniono również scenariusze zakładające podawanie wnioskowanej 

technologii w ramach prywatnej praktyki lekarskiej z kosztem podania z zakresu  

(na poziomie kosztu konsultacji z urologiem z podstawowymi badaniami; źródło: przegląd zasobów 

internetowych – ofert komercyjnych świadczeniodawców). 

 

3.7.3. DODATKOWE KATEGORIE KOSZTU 

 

Na podstawie wyników badania kwestionariuszowego [68], określono także następujące kategorie 

kosztu jednostkowego: 

 miesięczny koszt opieki nad pacjentem w trakcie immunoterapii BCG (konsultacje z urologiem, 

cystoskopia, USG układu moczowego, cytologia osadu moczu); 
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 miesięczny koszt opieki nad pacjentem po zakończeniu immunoterapii BCG, ale przed 

wystąpieniem nawrotu choroby (cystoskopia, USG układu moczowego, cytologia osadu moczu, 

badanie ogólne moczu); 

 miesięczny koszt opieki po wystąpieniu nawrotu lub progresji choroby – uwzględniono na 

poziomie kosztu opieki w stanie „Brak zdarzeń‖ (po immunoterapii BCG) powiększonego o 

dodatkowe świadczenia medyczne (wymiana cewników moczowodowych, płukanie układów 

kielichowo-miedniczkowych) rozliczane u części pacjentów po zabiegu radykalnej cystektomii, 

zgodnie z informacjami uzyskanymi od eksperta 3. [68]. 

 

           

 

 

 

 

 

 

Uwzględnione w analizie podstawowej koszty jednostkowe opieki nad pacjentem z analizowanej 

populacji przedstawiono w tabeli poniżej. 

 

 

 

   

   

   

   

   

   

   

   

 

W probabilistycznej analizie wrażliwości, kosztom określonym na podstawie wyników badania 

ankietowego, przypisano rozkład gamma. Zakres kosztu określonego na podstawie opinii ekspertów 

klinicznych uwzględniono w ramach deterministycznej analizy wrażliwości. 

 

3.8. DYSKONTOWANIE  

 

Ze względu na horyzont czasowy analizy kosztów-efektywności przekraczający 1 rok (por. rozdział 

3.3.), w ramach analizy podstawowej uwzględniono dyskontowanie efektów klinicznych przy rocznej 



3.8. Dyskontowanie 

3.9 Metody analizy wrażliwości 
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stopie dyskontowej równej 3,5% oraz dyskontowanie kosztów przy rocznej stopie dyskontowej równej 

5,0% [1], [3], a w ramach dwukierunkowej analizy wrażliwości uwzględniono dyskontowanie na 

poziomie: 0% dla kosztów i wyników zdrowotnych [1]. 

 

W każdym cyklu należącym do horyzontu czasowego analizy, punkty końcowe modelu ekonomicznego 

korygowano w oparciu o czynnik:  

 

(   )   (      )
 

gdzie   to stopa dyskontowa w cyklu, a   to czas (w cyklach), jaki upłynął od punktu początkowego analizy. 

 

Wskazana formuła zakłada brak dyskontowania w pierwszym roku obserwacji. 

 

W przypadku analizy minimalizacji kosztów nie uwzględniono dyskontowania ze względu na horyzont 

czasowy obejmujący najmniejszą jednostkę czasu, powtarzającą się w okresie podawania 

porównywanych interwencji (jedno podanie BCG dopęcherzowo). 

 

3.9. METODY ANALIZY WRAŻLIWOŚCI 

 

Ze względu na fakt, iż w analizie zidentyfikowano parametry należące do grona parametrów 

niepewnych, zbadano ich wpływ na wnioskowanie z analizy. 

 

Przeprowadzono jedno-, wielokierunkową (w tym wartości skrajnych) oraz probabilistyczną analizę 

wrażliwości. W ramach deterministycznej analizy wrażliwości testowano również alternatywne źródła 

informacji, niepewność strukturalną modelu oraz założenia dotyczące podstawowych aspektów 

modelowania.  

 

3.9.1. DETERMINISTYCZNA ANALIZA WRAŻLIWOŚCI 

 

Przeprowadzono deterministyczną analizę wrażliwości mając na celu sprawdzenie zakresu zmian 

wyników modelu w odniesieniu do zmiany poszczególnych parametrów modelu lub ich grupy i 

sprawdzenie, czy wyniki modelu są wrażliwe na te zmiany.  

Jednokierunkową analizę wrażliwości przeprowadzono systematycznie zmieniając jeden parametr 

(jedną grupę parametrów) modelu, pozostawiając wszystkie pozostałe bez zmian. 

 

W ramach deterministycznej analizy wrażliwości zakres zmienności parametrów niepewnych ustalono 

na poziomie zakresu (minimum – maksimum) lub 95% CI.  
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W ramach analizy wrażliwości dla analizy minimalizacji kosztów uwzględniono zmianę następujących 

parametrów: 

 kosztu świadczenia umożliwiającego podawanie szczepionki BCG zakupionej w aptece (średni 

koszt wskazany przez ekspertów; maksymalny koszt wskazany przez ekspertów; podawanie w 

ramach prywatnej praktyki z kosztem dla pacjenta równym  

 ceny punktu za świadczenia AOS w zakresie urologii wpływającej na wysokość średniego kosztu 

świadczenia Z107. 

 

Scenariusze deterministycznej analizy wrażliwości dla analizy kosztów-efektywności (w tym analizy 

wartości skrajnych i analizy testującej opcjonalne założenia do przyjętych w analizie podstawowej), 

zdefiniowano w tabeli poniżej. 

 

Tabela 22. Scenariusze deterministycznej analizy wrażliwości. 

Nr Opis / wartość parametrów testowanych 

SA 01 Stopy dyskontowe 0% 

SA 02 

Horyzont czasowy analizy 

Okres obserwacji badań 

SA 03 
Okres obserwacji badań + brak wzrostu ryzyka zgonu w trakcie 

stosowania BCG 

SA 04 
Okres obserwacji badań + brak wzrostu ryzyka zgonu w trakcie 

stosowania BCG + brak redukcji jakości życia w trakcie stosowania 
BCG 

SA 05 Maksymalny 

SA 06 Charakterystyka pacjentów na podstawie badania ankietowego 

SA 07 Wiek chorego w punkcie początkowym 
analizy 

Dolna granica 

SA 08 Górna granica 

SA 09 
Odsetek kobiet 

Dolna granica 

SA 10 Górna granica 

SA 11 

Schemat podawania BCG w grupie badanej 
(wnioskowana technologia) 

Podawanie jak w Di Stasi [56] 

SA 12 Podawanie jak w Rintala [57] 

SA 13 Podawanie jak w Malmström [58, 59] 

SA 14 Podawanie jak w Ojea [64] 

SA 15 Podawanie jak w Lamm [65] 

SA 16 Podawanie jak w badaniach [56-59,64,65]: średnia arytmetyczna 

SA 17 
Podawanie jak w badaniach [56-59,64,65]: średnia ważona liczbą 

pacjentów (korelacja dawka-efekt [98]) 

SA 18 
Podawanie jak w badaniach [56-59,64,65]: średnia ważona liczbą 

zdarzeń (nawroty; korelacja dawka-efekt [98]) 

SA 19 
Schemat ChPL [66], praktyki klinicznej: kwartalny/półroczny 

odstęp do roku (~średnia długość leczenia w meta-analizie [98]) 

SA 20 
Schemat ChPL [66], praktyki klinicznej: kwartalny/półroczny 

odstęp do 3 lat 

SA 21 Schemat ChPL [66], praktyki klinicznej: miesięczny odstęp do roku 

SA 22 
Model przeżycia wolnego od nawrotu w 

grupie badanej 

Wykładniczy (metoda [27]) 

SA 23 Weibull'a (metoda [27]) 

SA 24 Log-logistyczny (metoda [27]) 
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Nr Opis / wartość parametrów testowanych 

SA 25 Weibull'a (metoda graficzna) 

SA 26 

Model przeżycia wolnego od progresji w 
grupie badanej 

Wykładniczy (metoda [27]) 

SA 27 Weibull'a (metoda [27]) 

SA 28 Log-logistyczny (metoda [27]) 

SA 29 Weibull'a (metoda graficzna) 

SA 30 

Źródło danych dotyczących dyskontynuacji 
leczenia BCG z innych powodów niż 

nawrót, progresja lub zgon 

Di Stasi [56] 

SA 31 Rintala [57] 

SA 32 Pagano / Malmström [58, 59] 

SA 33 Ojea [64] 

SA 34 Lamm [65] 

SA 35 Średnia arytmetyczna 

SA 36 Średnia ważona liczbą pacjentów  

SA 37 Średnia ważona liczbą zdarzeń (nawroty) 

SA 38 
Takie same prawdopodobieństwo progresji w obydwu grupach (zależne od liczby pacjentów w stanie nawrót; 

wariant nieodzwierciedlający różnic w krzywych przeżycia) 

SA 39 
HR dla nawrotu 

Dolna granica 

SA 40 Górna granica 

SA 41 
HR dla progresji 

Dolna granica 

SA 42 Górna granica 

SA 43 
Manifestacja dodatkowego efekty wyłącznie w okresie obserwacji badań klinicznych (później - takie same 

prawdopodobieństwa w obydwu grupach) 

SA 44 
Ryzyko zgonu ze stanów modelu [88] 

Dolna granica 

SA 45 Górna granica 

SA 46 Leczenie nawrotu wyłącznie z wykorzystaniem przezcewkowej resekcji 

SA 47 Leczenie progresji wyłącznie z wykorzystaniem radykalnej cystektomii 

SA 48 Leczenie progresji wyłącznie z wykorzystaniem chemioterapii paliatywnej 

SA 49 Leczenie progresji wyłącznie z wykorzystaniem przezcewkowej resekcji 

SA 50 Pomiń immunoterapię BCG po kolejnych nawrotach 

SA 51 Zależna od wieku waga użyteczności osoby 
z populacji generalnej 

Dolna granica 

SA 52 Górna granica 

SA 53 Wpływ analizowanych stanów na wagę 
użyteczności 

Maksymalny 

SA 54 Minimalny 

SA 55 Ceny aktualnie refundowanych leków na podstawie komunikatu NFZ [42] 

SA 56 
Kategorie refundacyjne wnioskowanej 

technologii 

ryczałt 

SA 57 30% 

SA 58 50% 

SA 59 Cena punktu w AOS i świadczeń 
szpitalnych 

Minimum 

SA 60 Maksimum 

SA 61 

Koszt podania BCG zakupionej w aptece 

Średnia z odpowiedzi ekspertów 

SA 62 Maksymalna z odpowiedzi ekspertów 

SA 63  

  

SA 65 
Koszt opieki przed nawrotem/progresją 

Minimum 

SA 66 Maksimum 

SA 67 
Koszt resekcji przezcewkowej i cystektomii 

Minimum 

SA 68 Maksimum 
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Opis poszczególnych scenariuszy znajduje się w tekście zasadniczym niniejszego opracowania.  

Wyniki deterministycznej analizy wrażliwości znajdują się w arkuszu „DSA‖. 

 

3.9.2. PROBABILISTYCZNA ANALIZA WRAŻLIWOŚCI 

 

Przeprowadzono probabilistyczną analizę wrażliwości (ang. probabilistic sensitivity analysis, PSA) w 

celu zbadania wpływu zmienności wszystkich parametrów modelowania na wyniki analizy 

ekonomicznej. 

PSA przeprowadzono przy uwzględnieniu założeń odnoszących się do zakresu zmienności 

analizowanych parametrów, określonych na podstawie zdefiniowanego w rozdziałach 2.2. – 3.8. 

zakresu zmienności.  

Wszystkie założenia probabilistycznej analizy wrażliwości dostępne są z poziomu modelu w arkuszach: 

„Ustawienia‖, „Dane wejściowe‖ i „Przeżycie‖. Wyniki probabilistycznej analizy wrażliwości znajdują się 

w arkuszu „PSA‖. 

 

3.10. WYKAZ PARAMETRÓW ANALIZY EKONOMICZNEJ I OPIS FUNKCJONOWANIA 

MODELU DECYZYJNEGO 

 

W analizie przyjęto pewne założenia umożliwiające przeprowadzenie modelowania w sytuacji braku 

innych danych lub w przypadku, gdy ograniczenia dostępnych danych istotnie wpływały na zakres i 

elastyczność modelowanego przebiegu choroby.  

 

Założenia analizy przedstawione zostały w rozdziałach 2.1.-2.5. i 3.5.-3.7. 

Tabela z wszystkimi parametrami analizy podstawowej została zamieszczona poniżej. 
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Model decyzyjny został dołączony do niniejszego opracowania. Model umożliwia modyfikację 

podstawowych założeń i danych wejściowych analizy ekonomicznej w arkuszu „Ustawienia‖. 

Użytkownik może wprowadzać własne wartości do zdefiniowanych w modelu komórek niezależnie od 

tego czy znajduje się w nich formuła czy stała wartość. Przycisk w górnym prawym rogu każdego 

arkusza umożliwia powrót do ustawień początkowych modelu (przycisk „Zresetuj model‖).

 



Ocena zasadności ekonomicznej z perspektywy płatnika publicznego i perspektywy wspólnej stosowania produktu 

leczniczego BCG-medac® w leczeniu nieinwazyjnego raka nabłonkowego pęcherza moczowego w warunkach 

polskich.  

 

 

 

 66  

 

4. WYNIKI ANALIZY EKONOMICZNEJ 

 

4.1. WYNIKI ANALIZY PODSTAWOWEJ  
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5. WALIDACJA WYNIKÓW NINIEJSZEGO OPRACOWANIA  

 

5.1. WALIDACJA WEWNĘTRZNA 

 

Skonstruowany na potrzeby analizy model decyzyjny został poddany walidacji wewnętrznej w celu 

uniknięcia błędów związanych z wprowadzaniem danych oraz strukturą modelu; systematycznie 

testowano model, wprowadzając dozwolone skrajne wartości wejściowe i uzyskując oczekiwane wyniki 

symulacji; testowano również powtarzalność wyników przy użyciu równoważnych wartości 

wejściowych (również w ramach probabilistycznej analizy wrażliwości nie zaobserwowano istotnych 

różnic w wynikach poszczególnych symulacji przy progu wynoszącym 0,05 – wyniki testowane przy 

różnych wartościach początkowych generatora liczb pseudolosowych zdefiniowanych w ramach 

procedury przeprowadzającej PSA).  

 

5.2. OCENA KONWERGENCJI WYNIKÓW NINIEJSZEJ ANALIZY Z WYNIKAMI 

ANALOGICZNYCH PORÓWNAŃ EKONOMICZNYCH – PRZEGLĄD SYSTEMATYCZNY 

OPUBLIKOWANYCH ANALIZ EKONOMICZNYCH 

 

Mając na uwadze ograniczenia modelu, przeszukano medyczne bazy danych w celu odnalezienia 

analogicznego porównania ekonomicznego.  

 

Uwzględniono następujące bazy danych i serwisy internetowe: Cochrane Library, EMBASE (dostęp 

przez embase.com), MEDLINE (dostęp przez PubMed), Centre for Reviews and Dissemination (CRD; 

www.crd.york.ac.uk/crdweb), NIHR Health Technology Assessment programme 

(http://www.nets.nihr.ac.uk/programmes/hta), ISPOR Scientific Presentation Database 

(http://www.ispor.org/research_study_digest/research_index.asp), The Cost-Effectiveness Analysis 

Registry, CEAR [44], Web of Knowledge, zasoby Głównej Biblioteki Lekarskiej (GBL; Polska Bibliografia 

Lekarska), bazę raportów HTA przy DIMDI (www.dimdi.de) oraz portale internetowe zagranicznych 

agencji oceny technologii medycznych, w tym m.in.:  

 Pharmaceutical Benefits Advisory Committee (PBAC), Australia,  

 Canadian Agency for Drugs and Technologies in Health (CADTH), Kanada,  

 National Institute for Health and Clinical Excellence (NICE), Wielka Brytania,  

 Haute Autorité de Santé (HAS), Francja,  

 Institut für Qualität und Wirtschaftlichkeit im Gesundheitswesen (IQWIG), Niemcy,  

 Scottish Medicines Consortium (SMC), Szkocja, All Wales Medicines Strategy Group (AWMSG), 

Walia,  
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 Swedish Council on Technology Assessment in Health Care (SBU), Szwecja,  

 Belgian Health Care Knowledge Centre (KCE), Belgia, 

 National Center for Pharmacoeconomics (NCPE), Irlandia, 

 State Institute for Drug Control (SUKL), Czechy. 

 

Kryteria włączenia:  

 pierwotne źródło informacji na temat wyników analizy ekonomicznej (CUA, CEA, CMA, CBA, itd., 

zgodnie z definicją oceny ekonomicznej technologii medycznej przedstawionej przez Drummond i 

wsp. [2]) stosowania szczepionki BCG wśród pacjentów z analizowanej populacji,  

 wtórne opracowania zawierające: zestawienie ograniczeń zidentyfikowanych źródeł pierwotnych 

i/albo dodatkowe źródła informacji na temat samych kosztów lub zarówno kosztów jak i efektów 

klinicznych zastosowania porównywanych technologii medycznych.  

 

Kryteria wykluczenia:  

• wtórne opracowania, jeżeli nie zawierają dodatkowych źródeł informacji lub opisu ograniczeń 

włączonych badań,  

• analizy ekonomiczne uwzględniające pacjentów z innej populacji od ocenianej, 

• analizy ekonomiczne nieoceniające immunoterapii BCG, 

• streszczenia konferencyjne z badania dostępnego również pod postacią pełnego tekstu, 

• inne badania niespełniające kryteriów analizy ekonomicznej. 

 

W celu odnalezienia wszystkich doniesień naukowych dotyczących rozpatrywanego problemu 

decyzyjnego skonstruowano strategię wyszukiwania o wysokiej czułości. Strategię wyszukiwania 

zaprojektowano metodą ciągu prób. Kryteria wyszukiwania obejmowały interwencję, populację oraz 

punkty końcowe (koszt, wynik zdrowotny zgodny z problemem zdrowotnym) lub typ badania (zgodna 

z definicją Drummond i wsp. [2] analiza ekonomiczna, również jako część raportu oceny technologii 

lekowej).  

Poza projektem kwerendy nie stosowano ograniczeń do języka zidentyfikowanych tekstów doniesień 

(przeszukanie z wykorzystaniem zapytań w języku angielskim lub polskim w przypadku GBL). 

 

W opracowaniu wykorzystano filtr dla analiz ekonomicznych opracowany przez analityków tworzących 

National Health Service Economic Evaluation Database (NHS EED) i uważany za jeden z najbardziej 

czułych tego typu narzędzi [62]. W opracowaniu uwzględniono opublikowane tłumaczenie pełnego, 

pierwotnego filtru NHS EED (zaprojektowanego do przeszukiwania baz OVIDSP) na kwerendę PubMed 

[61] oraz własne tłumaczenie na kwerendę bazy EMBASE (dostęp przez www.embase.com). 

 

http://www.embase.com/
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W trakcie przeszukania CRD uwzględniono tylko zasoby NHS EED (wykorzystujące uproszczony filtr 

uwzględniony w opracowaniu) oraz zasoby bazy HTA. Pominięto tym samym bazę DARE ze względu 

na charakter rekordów w niej uwzględnionych – przeglądy systematyczne dotyczące skuteczności 

technologii medycznych.  

Przy przeszukaniu portalu embase.com nie uwzględniono bazy MEDLINE (uwzględniono unikatowe 

rekordy pochodzące z EMBASE); przeszukanie MEDLINE przeprowadzono poprzez PubMed. 

 

Zestawienie kwerend wykorzystanego filtru NHS EED przedstawiono poniżej. Na uwagę zasługuje, że 

ze względu na obecność wyrażeń EMTREE w miejsce MESH w bazie EMBASE, w opracowaniu 

wykorzystano sugerowane przez pliki pomocy i przeglądarkę EMTREE tłumaczenia wyrażeń MESH 

(przeprowadzono przeszukanie o nieznacznie niższej dokładności i praktycznie takiej samej czułości 

jak przy uwzględnieniu wyrażeń MESH, oceniając na podstawie analiz ekonomicznych dostępnych 

tylko z baz MEDLINE poprzez embase.com). 



Ocena zasadności ekonomicznej z perspektywy płatnika publicznego i perspektywy wspólnej stosowania produktu leczniczego BCG-medac® w leczeniu nieinwazyjnego raka 

nabłonkowego pęcherza moczowego w warunkach polskich. 
 

 

 

 

 88  

Tabela 36. Filtr NHS EED – implementacja w bazach PubMed i EMBASE. 

Nr OVIDSP (oryginalna kwerenda) Nr PubMed Nr EMBASE.COM 

1 economics/ 1 "Economics"[Mesh:NoExp] 

1 

'health economics'/de OR 'cost'/de OR 
'cost'/exp/mj OR 'pharmacoeconomics'/exp 
OR 'economic evaluation':de OR 'economic 

evaluation'/exp/mj 

2 exp ―costs and cost analysis‖/ 2 "Costs and Cost Analysis"[Mesh] 

3 economics, dental/ 3 "Economics, Dental"[Mesh:NoExp] 

4 Exp ―economics, hospital‖/ 4 "Economics, Hospital"[Mesh] 

5 economics, medical/ 5 "Economics, Medical"[Mesh:NoExp] 

6 economics, nursing/ 6 "Economics, Nursing"[Mesh] 

7 economics, pharmaceutical/ 7 "Economics, Pharmaceutical"[Mesh] 

8 
(economic$ or cost or costs or costly or costing or 

price or prices or pricing or 
pharmacoeconomic$).ti,ab. 

8 

economic*[tiab] OR cost[tiab] OR costs[tiab] OR 
costly[tiab] OR costing[tiab] OR price[tiab] 

OR prices[tiab] OR pricing[tiab] OR 
pharmacoeconomic*[tiab] 

2 
(economic$ OR cost OR costs OR costly OR 

costing OR price OR prices OR pricing OR 
pharmacoeconomic$):ab,ti 

9 (expenditure$ not energy).ti,ab. 9 expenditure*[tiab] NOT energy[tiab] 3 expenditure$:ab,ti NOT energy:ab,ti 

10 value for money.ti,ab. 10 value for money[tiab] 4 'value for money':ab,ti 

11 budget$.ti,ab. 11 budget*[tiab] 5 budget$:ab,ti 

12 or/1–11 12 
#1 OR #2 OR #3 OR #4 OR #5 OR #6 OR #7 OR 

#8 OR #9 OR #10 OR #11 
6 #1 OR #2 OR #3 OR #4 OR #5 

13 ((energy or oxygen) adj cost).ti,ab. 13 energy cost[tiab] OR oxygen cost[tiab] 7 ((energy OR oxygen) NEAR/1 cost):ab,ti 

14 (metabolic adj cost).ti,ab. 14 metabolic cost[tiab] 8 (metabolic NEAR/1 cost):ab,ti 

15 ((energy or oxygen) adj expenditure).ti,ab. 15 
energy expenditure[tiab] OR oxygen 

expenditure[tiab] 
9 ((energy OR oxygen) NEAR/1 expenditure):ab,ti 

16 or/13–15 16 #13 OR #14 OR #15 10 #7 OR #8 OR #9 

17 12 not 16 17 #12 NOT #16 11 #6 NOT #10 

18 letter.pt. 18 letter[pt] 12 letter:it 

19 editorial.pt. 19 editorial[pt] 13 editorial:it 

20 historical article.pt. 20 historical article[pt] 14 ‗historical article‘:it 

21 or/18–20 21 #18 OR #19 OR #20 15 #12 OR #13 OR #14 

22 17 not 21 22 #17 NOT #21 16 #11 NOT #15 

23 Animals/ 23 animals[mesh:noexp] 17 'animal'/de 
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Nr OVIDSP (oryginalna kwerenda) Nr PubMed Nr EMBASE.COM 

24 Humans/ 24 humans[mesh] 18 'human'/exp 

25 23 not (23 and 24) 25 #23 NOT (#23 AND #24) 19 #17 NOT (#17 AND #18) 

26 22 not 25 26 #22 NOT #25 20 #16 NOT #19 

 

Wyniki przeglądu wraz ze skróconym przedstawieniem stosowanych zapytań przedstawiono w tabeli i na rysunku poniżej.  

  

Tabela 37. Skrócona strategia przeszukania i wyniki przeglądu baz danych mającego na celu identyfikację doniesień naukowych wykorzystanych w opracowaniu: walidacja 

konwergencji wyników niniejszego opracowania (data ostatniego przeszukania 25.01.2017). 
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* na podstawie bibliografii doniesień włączonych do analizy pełnych tekstów, przeszukania ogólnodostępnych przeglądarek internetowych i bazy ISPOR (tylko dla wyrażania dotyczącego interwencji 
– przedstawiono wyniki po weryfikacji w oparciu o streszczenia lub pełne teksty), czy wyniki przeszukania portali publikujących raporty HTA i/albo wyniki analiz ekonomicznych; Cochrane Library 
(sprawdzenie czy dostęp przez CRD pozwolił zidentyfikować wszystkie raporty HTA) czy NIHR Health Technology Assessment programme (identyfikacja najnowszych raportów potencjalnie 
nieuwzględnionych w CRD). 
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Rysunek 13. Diagram selekcji identyfikacji doniesień naukowych wykorzystanych w opracowaniu: walidacja 

konwergencji wyników niniejszego opracowania (PRISMA). Powód A – odrębna interwencja; powód B – 

odrębny typ badania/ punkt końcowy; powód C – odrębna populacja/wskazanie. 

 

Przeprowadzono przegląd systematyczny opublikowanych analiz ekonomicznych, który wykazał 

obecność 3 rekordów opisujących analizy ekonomiczne (co najmniej porównanie kosztów lub efektów) 

dla immunoterapii BCG [89], [115], [116].  

Liczba rekordów zidentyfikowana w wyniku 

przeszukania głównych baz danych 

(n = 3 + 34 + 14) 

ID
E

N
T

Y
F
IK

A
C

J
A

 Dodatkowe wyniki zidentyfikowane na 

podstawie innych źródeł 

(n =0) 

Liczba unikatowych rekordów 

(n = 45) 

Liczba rekordów poddana weryfikacji 

(n = 45) 

B
A

D
A

N
IE

 

Liczba wykluczonych 

rekordów 

(n = 37) 

Liczba rekordów poddana ocenie pełnych 

tekstów 

(n = 8) 

Liczba wykluczonych pełnych 

tekstów ze wskazaniem 

powodu (n = 5) 

 

 powód A (n = 4) 

 powód B (n = 5) 

 powód C (n = 0) 

 inne (n = 0) 

O
C

E
N

A
 

Liczba rekordów/badań uwzględnionych – 

synteza jakościowa 

(n = 3) 

W
Ł
Ą

C
Z

E
N

IE
 

Liczba badań uwzględnionych – synteza 

ilościowa 

(n = 0) 
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Zestawienie informacji na temat zidentyfikowanych analiz przedstawiono w tabeli poniżej. 

 

Tabela 38. Opis badań ekonomicznych zidentyfikowanych w ramach przeglądu systematycznego. 

 Metody Wyniki / wnioski Uwagi 

[115] 

Porównanie: immunoterapia BCG + 
mitomycyna (sekwencyjna terapia) 

vs. immunoterapia BCG 
Populacja: NMIBC wysokiego ryzyka 

Technika analityczna: CEA, 
modelowanie  

Sekwencyjna terapia opłacalna 
względem samej immunoterapii BCG 
z ICER = 27 815 USD w horyzoncie 

5 lat i 8 618 USD w horyzoncie 10 lat 

Porównanie nieadekwatne do 
warunków polskich 

[89] 

Porównanie: radykalna cystektomia 
„od razu‖ vs. TURBT + 

immunoterapia BCG przez 3 lata 
(progresja  radykalna cystektomia) 
Populacja: NMIBC wysokiego ryzyka 

(T1G3) 
Technika analityczna: CEA, 

modelowanie 
Dane wejściowe z publikacji [88] 

Perspektywa i koszty: płatnik 
publiczny, tylko bezpośrednie 

medyczne 
Dyskontowanie: 3% rocznie dla 

efektów i kosztów 
Długość cyklu: 6 miesięcy 
Oprogramowanie: TreeAge 

Koszt BCG: 365 CAD 

Radykalna cystektomia dominuje 
nad immunoterapią BCG (jest tańsza 

i bardziej skuteczna) 

Dotyczy porównania 
nieadekwatnego do warunków 

polskich (uwzględnia ocenę TURBT 
+ immunoterapię BCG vs. 

cystektomia); 
cystektomia traktowana jako 

leczenie kolejnej linii, po 
niepowodzeniu immunoterapii BCG 

[67] 

[116] 

Porównanie: immunoterapia BCG vs. 
brak immunoterapii BCG 

Populacja: NMIBC  
Technika analityczna: 

retrospektywna analiza danych 
pacjentów; brak modelowania; brak 
standardowego podejścia do oceny 

opłacalności 

Immunoterapia BCG wydłuża okres 
wolny od nawrotu choroby, wiąże się 
z ICER równym 3 900 USD za 5 lat  

wolnych od nawrotu 

Dotyczy warunków innych niż polskie 
(schematy stosowane w Japonii) 

 
Nie uwzględnia punktów końcowych 

wymaganych w Polsce  

 

 
5.3. WALIDACJA ZEWNĘTRZNA 

 

Nie zidentyfikowano opublikowanych informacji mogących posłużyć do walidacji zewnętrznej wyników 

niniejszej analizy w warunkach polskich. 

 

 

6. OGRANICZENIA NINIEJSZEJ ANALIZY  

 

Najważniejszym ograniczeniem analizy jest brak źródeł informacji dotyczących analizowanej populacji 

chorych w zakresie kosztów opieki w Polsce (uwzględniono opinie ekspertów oraz założenia innych 

analiz ekonomicznych) i wag użyteczności (uwzględniono wyniki badania [88] oparte na wagach 

użyteczności innych jednostek chorobowych lub opiniach ekspertów). 
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Niektóre komparatory adekwatne w warunkach polskich (brak interwencji, tylko indukcja w ramach 

immunoterapii BCG) stanowią postępowanie niezgodne z wytycznymi praktyki klinicznej [109]. 

Immunoterapia BCG stanowi aktualnie standard terapeutyczny postępowania z pacjentami z 

analizowanej populacji. Skutkiem czego, brakuje w pełni wiarygodnych informacji dotyczących 

przewagi klinicznej immunoterapii BCG nad tymi komparatorami (optymalnie długoterminowych badań 

klinicznych o wysokiej jakości). W opracowaniu uwzględniono wyniki meta-analiz dostępnych badań 

klinicznych. Do ograniczeń tych badań należą: niska jakość raportowania wyników (np. badania sprzed 

kilkunastu – kilkudziesięciu lat), niska liczebność grup i krótki okres obserwacji. 

 

Ograniczeniem wynikającym z w/w aspektu jest również zastosowane podejście analityczne – przy 

braku dokładnych informacji dotyczących wyników zdrowotnych grup chorych po wystąpieniu 

modelowanych stanów klinicznych, w analizie przyjęto uproszczony model przejść między stanami 

wykorzystując zagregowane informacje na temat prawdopodobieństw przejść między stanami z 

różnych źródeł. 

 

Pozostałe ograniczenia wynikające z przyjętych założeń nie miały istotnego wpływu w wnioski, 

zgodnie z wynikami przeprowadzonej analizy wrażliwości.  

 

 

7. DYSKUSJA 

 

Przedmiotem opracowania była ocena ekonomiczna stosowania produktu leczniczego BCG-medac® w 

leczeniu nieinwazyjnego raka nabłonkowego pęcherza moczowego. Oceniono zasadność wpisania 

wnioskowanej technologii do części A1 Wykazu refundowanych leków, środków spożywczych 

specjalnego przeznaczenia żywieniowego oraz wyrobów medycznych, umożliwiającego nabywanie 

wnioskowanej technologii przez świadczeniobiorcę w aptece (zmiana sposobu finansowania ze 

środków publicznych wnioskowanej technologii z aktualnego, polegającego na zakupie przez 

świadczeniodawcę i rozliczeniu w ramach świadczenia grupy Z107 Ambulatoryjnej Opieki 

Specjalistycznej (AOS) „Wlew do pęcherza moczowego szczepionki BCG‖, 5.31.00.0000107 [46]). 

 

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

braku informacje uzyskane od ekspertów klinicznych. 

Szczegóły dotyczące ograniczeń uwzględnionych w opracowaniu źródeł informacji przedstawiono w 

rozdziałach: 2., 3. i 6. 

 



7. Dyskusja 

 

 

 
 

 95  

Przeprowadzona analiza pozwoliła wykazać, że stosowanie wnioskowanej technologii  

 

  

 

 

        

 

 

 

 

 

 

. 

Szczegółowa interpretacja wyników niniejszej analizy została przedstawiona w rozdziałach 4.1. – 4.2. 

 

W chwili obecnej, pacjent z analizowanej populacji ma możliwość immunoterapii BCG w ramach 

świadczeń AOS kontraktowanych z NFZ. Wydaje się, że z uwagi na nieopłacalność realizacji tego 

świadczenia, część ośrodków medycznych rezygnuje z immunoterapii BCG lub przeprowadza ją w 

schemacie niezapewniającym optymalnych wyników zdrowotnych (por. rozdział 2.3.). 

W chwili obecnej, wyniki zdrowotne chorych na raka pęcherza z Polski są jedne z najgorszych w 

Europie [101], [103]. Udostępnienie produktu leczniczego BCG-medac® pacjentom z analizowanej 

populacji może istotnie poprawić wyniki zdrowotne wśród chorych, którzy aktualnie nie korzystają ze 

świadczenia AOS lub korzystają z niego w ograniczonym zakresie. Spowoduje to poprawę wskaźników 

epidemiologicznych dla tej choroby w Polsce. 

 

Sugerowany przez wnioskodawcę sposób refundacji pozwala zdjąć ze świadczeniodawcy 

odpowiedzialność finansową za zakup szczepionki BCG. Wprowadzenie procedury medycznej 

umożliwiającej podawanie dopęcherzowe szczepionki BCG, pozwoli dodatkowo, w obrębie takiego 

samego kontraktu z NFZ, przeprowadzić immunoterapię BCG u kilkukrotnie większej liczby pacjentów. 

 

Analiza SWOT (ang. Strengths, Weaknesses, Opportunities, and Threats; Mocne Strony, Słabe Strony, 

Szanse, Zagrożenia), uwzględniająca przedstawione w niniejszej analizie ekonomicznej aspekty 

dotycząca finansowania wnioskowanej technologii ze środków publicznych, została przedstawiona w 

tabeli poniżej. 
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Tabela 39. Analiza SWOT. 

Parametr Wartość 

Decyzja Wpisanie wnioskowanej technologii do części A1 Wykazu 

Mocne strony 

 wnioskowana technologia wpływa na poprawę zdrowia pacjentów z analizowanej populacji; 
            

 
 

 
  

 
 wnioskowaną technologię cechuje oparta na dowodach naukowych skuteczność kliniczna przy 

akceptowalnym poziomie bezpieczeństwa [41]; 
 spełnione kryteria świadczenia gwarantowanego; 

Słabe strony 

  
 

 aktualnie brak świadczenia medycznego AOS umożliwiającego rozliczenie podawania dopęcherzowego 
szczepionki BCG zakupionej w aptece; 

Szanse 

 poprawa wyników zdrowotnych wśród pacjentów z analizowanej populacji; 
 brak sprzeczności z aktualnie obowiązującymi regulacjami prawnymi; 
 brak konieczności dokonania zmian w prawie/przepisach; 
 finansowanie zgodne z prawem pacjenta do świadczeń gwarantowanych; 
 zapewnienie równego dostępu do świadczeń gwarantowanych; 
 zwiększenie poziomu satysfakcji świadczeniobiorców z otrzymanej opieki medycznej ze względu na 

udostępnienie pacjentowi skutecznego produktu leczniczego, bez ograniczeń związanych z wysokością 
kontraktu z NFZ 

Zagrożenia nie zidentyfikowano 
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12. ANEKS  

 

12.1. BADANIE KWESTIONARIUSZOWE 

 

W zaprojektowanym przez Centrum HTA Sp. z o. o. OTM Sp. komandytowa badaniu 

kwestionariuszowym udział wzięło 5 ekspertów klinicznych z różnych ośrodków medycznych. 

 

Identyfikacji potencjalnych respondentów badania ankietowego dokonano z uwzględnieniem 

informacji uzyskanych od Zamawiającego (informacje na temat doświadczenia i wiedzy z zakresu 

leczenia pacjentów z analizowanej populacji).    

 

W ramach pierwszej części, ankietę wysłano do jednego eksperta w celu identyfikacji podstawowych 

aspektów związanych z immunoterapią BCG w warunkach polskich. Drugą część, zasadniczą, 

przeprowadzono przy udziale 4 ekspertów klinicznych. 

  

W opracowaniu uwzględniono odpowiedzi wszystkich ekspertów, którzy zgodzili się wziąć udział w 

badaniu.  

 

Wykorzystane ankiety, informacje na temat respondentów oraz odpowiedzi ankietowanych ekspertów 

zostały dołączone do bibliografii – pozycje [67], [68]. 

 

 

 

 



 

  

12.2. OCENA SPEŁNIENIA WYMOGÓW FORMALNYCH ANALIZY 

 

Tabela 40. Ocena zgodności analizy ekonomicznej z Rozporządzeniem Ministra Zdrowia z dnia 2 kwietnia 2012 r. 

w sprawie minimalnych wymagań oraz ocena metodyki analizy ekonomicznej zgodna z kryteriami AOTMiT. 

Nr i Pytanie Odpowiedź Odwołanie ii Uwagi 

Część I. Pytania związane z oceną spełnienia minimalnych wymagań 

§ 2. 

Czy informacje zawarte w analizie 
ekonomicznej są aktualne na dzień 
złożenia wniosku? 

TAK Rozdziały: 2. i 3. 
Data odcięcia 17 sty 2017 

roku 

Czy informacje w zakresie cen oraz 
poziomu i sposobu finansowania 
technologii wnioskowanej i technologii 
opcjonalnych są aktualne na dzień złożenia 
wniosku? 

TAK 
Rozdziały 2.1. i 

3.7. 

Aktualne Obwieszczenie 
Ministra Zdrowia (od 1 sty 

2017 

Czy informacje w zakresie skuteczności i 
bezpieczeństwa technologii wnioskowanej i 
technologii opcjonalnych są aktualne na 
dzień złożenia wniosku? 

TAK 
Rozdziały 2.5. i 

3.6. 
Aktualny przegląd (ref. [41]) 

Czy przedstawiane w analizie wyniki 
przeglądów systematycznych 
(użyteczności, konwergencji wyników, itp.) 
są aktualne na dzień złożenia wniosku? 

TAK 
Rozdziały 3.6.2. i 

5.2. 
Ostatnie aktualizacje sty 

2017 

§ 5. ust 1. Czy analiza ekonomiczna zawiera: 

pkt 1  analizę podstawową? TAK Rozdział 4.1. - 

pkt 2  analizę wrażliwości? TAK Rozdział 4.2. - 

pkt 3 

 przegląd systematyczny 

opublikowanych analiz ekonomicznych, 

w których porównano koszty i efekty 

zdrowotne stosowania wnioskowanej 

technologii z kosztami i efektami 

technologii opcjonalnej w populacji 

wskazanej we wniosku, a jeżeli analizy 

dla populacji wskazanej we wniosku nie 

zostały opublikowane - w populacji 

szerszej niż wskazana we wniosku? 

TAK Rozdział 5.2. - 

§ 5. ust 2. Czy analiza podstawowa zawiera: 

pkt 1 lit a 

 zestawienie oszacowań kosztów i 

wyników zdrowotnych wynikających 

wnioskowanej technologii oraz 

porównywanych technologii 

opcjonalnych wskazanej we wniosku, z 

wyszczególnieniem oszacowania 

kosztów stosowania każdej z 

technologii? 

TAK 
Tabele 24., 25., 

26. 
Dane wejściowe opisane w 

rozdziałach: 2., 3. 

pkt 1 lit b 

 zestawienie oszacowań kosztów i 

wyników zdrowotnych wynikających 

wnioskowanej technologii oraz 

porównywanych technologii 

opcjonalnych wskazanej we wniosku, z 

wyszczególnieniem oszacowania 

wyników zdrowotnych każdej z 

technologii? 

TAK 
Tabele 24., 25., 

26. 
Dane wejściowe opisane w 

rozdziałach: 2., 3. 

pkt 2 

 oszacowanie kosztu uzyskania 

dodatkowego roku życia 

skorygowanego, o jakość, wynikającego 

z zastąpienia technologii opcjonalnych, 

w tym refundowanych technologii 

opcjonalnych, wnioskowaną 

TAK 

Tabele 24., 25., 
26.; Por. 

rozdziały 2.5. i 
3.4. 

- 
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technologią? 

pkt 3 

 oszacowanie kosztu uzyskania 

dodatkowego roku życia, wynikającego 

z zastąpienia technologii opcjonalnych, 

w tym refundowanych technologii 

opcjonalnych, wnioskowaną 

technologią- w przypadku braku 

możliwości wyznaczenia kosztu, o 

którym mowa w pkt 2? 

TAK 

Tabele 24., 25., 
26.; Por. 

rozdziały 2.5. i 
3.4. 

- 

pkt 4 

 oszacowanie ceny zbytu netto 

wnioskowanej technologii, przy której 

koszt, o którym mowa w pkt 2, a w 

przypadku braku możliwości 

wyznaczenia tego kosztu- koszt, o 

którym mowa w pkt 3, jest równy 

wysokości progu, o którym mowa w art. 

12 pkt 13 ustawy? 

TAK 

Tabele 24., 25., 
26.; Por. 

rozdziały 2.5. i 
3.4. 

- 

pkt 5 

 zestawienia tabelaryczne wartości, na 

podstawie, których dokonano 

oszacowań, o których mowa w pkt 1-4 i 

ust. 6 pkt 1 i 2 oraz kalkulacji, o której 

mowa w ust. 6 pkt 3? 

TAK 
Rozdziały: 2., 3.; 
podsumowanie – 

tabela 23. 
- 

pkt 6 

 wyszczególnienie założeń, na 

podstawie, których dokonano 

oszacowań, o których mowa w pkt 1-4 i 

ust. 6 pkt 1 i 2 oraz kalkulacji, o której 

mowa w ust. 6 pkt 3? 

TAK Rozdziały: 2. i 3. - 

pkt 7 

 dokument elektroniczny, umożliwiający 

powtórzenie wszystkich kalkulacji i 

oszacowań, o których mowa w pkt 1-4 i 

ust. 6, jak również przeprowadzenie 

kalkulacji i oszacowań po modyfikacji 

dowolnej z wprowadzanych wartości 

oraz dowolnego z powiązań pomiędzy 

tymi wartościami, w szczególności ceny 

wnioskowanej technologii? 

TAK 
Mowa o nim 

m.in. w rozdziale 
3.10. 

- 

§ 5. ust 3. 

 w przypadku braku różnic w wynikach 

zdrowotnych pomiędzy technologią 

wnioskowaną a technologią opcjonalną, 

przedstawienie oszacowania różnicy 

pomiędzy kosztem stosowania 

technologii wnioskowanej a kosztem 

stosowania technologii opcjonalnej, 

zamiast oszacowań, o których mowa w 

ust. 2 pkt 2 i 3? 

TAK 
Tabele 24., 25., 
26.; Rozdziały: 

2.5. i 3.4. 
- 

§ 5. ust 4. 

 przedstawienie oszacowania ceny zbytu 

netto technologii wnioskowanej, przy 

którym różnica, o której mowa w ust. 3, 

jest równa zero, zamiast przedstawienia 

oszacowania, o którym mowa w ust. 2 

pkt 4, jeżeli zachodzą okoliczności, o 

których mowa w ust. 3? 

TAK 
Tabele 24., 25., 
26.; Rozdziały: 

2.5. i 3.4. 
- 

§ 5. ust 5. 
Czy jeżeli wnioskowane warunki objęcia refundacją obejmują instrumenty dzielenia ryzyka, o których mowa wart. 
11 ust. 2 pkt 7 ustawy, oszacowania, oszacowania i kalkulacje, o których mowa w ust. 2 pkt 1 lit. a, pkt 2-4  oraz 
ust. 6, przedstawiono w następujących wariantach: 

pkt 1 
 z uwzględnieniem proponowanego 

instrumentu dzielenia ryzyka? 
Nie dotyczy Rozdział 4.1. - 
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pkt 2 
 bez uwzględnienia proponowanego 

instrumentu dzielenia ryzyka? 
TAK Rozdział 4.1. - 

§ 5. ust 6. 

Czy rozważano zachodzą okoliczności, o 
których mowa w art. 13 ust. 3 ustawy 
(obecność randomizowanych badań 
klinicznych, dowodzących wyższości leku 
nad technologiami medycznymi dotychczas 
refundowanymi w danym wskazaniu)? 

TAK Rozdział 3.4. - 

pkt 1 

 Czy jeżeli zachodzą okoliczności, o 

których mowa w art. 13 ust. 3 ustawy, 

analiza ekonomiczna zawiera 

oszacowanie ilorazu kosztu stosowania 

wnioskowanej technologii i wyników 

zdrowotnych uzyskanych u pacjentów 

stosujących wnioskowaną technologię, 

wyrażonych, jako liczba lat życia 

skorygowanych, o jakość, a w 

przypadku braku możliwości 

wyznaczenia tej liczby-, jako liczba lat 

życia? 

Nie dotyczy Rozdział 3.4. 
Dane wejściowe opisane w 

rozdziałach: 2., 3. 

pkt 2 

 Czy jeżeli zachodzą okoliczności, o 

których mowa w art. 13 ust. 3 ustawy, 

analiza ekonomiczna zawiera 

oszacowanie ilorazu kosztu stosowania 

technologii opcjonalnej i wyników 

zdrowotnych uzyskanych u pacjentów 

stosujących technologię opcjonalną, 

wyrażonych, jako liczba lat życia 

skorygowanych, o jakość, a w 

przypadku braku możliwości 

wyznaczenia tej liczby -jako liczba lat 

życia, dla każdej z refundowanych 

technologii opcjonalnych? 

Nie dotyczy Rozdział 3.4. 
Dane wejściowe opisane w 

rozdziałach: 2., 3. 

pkt 3 

 Czy jeżeli zachodzą okoliczności, o 

których mowa w art. 13 ust. 3 ustawy, 

analiza ekonomiczna zawiera kalkulację 

ceny zbytu netto wnioskowanej 

technologii, przy której współczynnik, o 

którym mowa w pkt 1, nie jest wyższy 

od żadnego ze współczynników, o 

których mowa w pkt 2? 

Nie dotyczy Rozdział 3.4. 
Dane wejściowe opisane w 

rozdziałach: 2., 3. 

§ 5. ust 7. 

Czy jeżeli horyzont właściwy dla analizy 
ekonomicznej w przypadku technologii 
wnioskowanej przekracza rok, 
oszacowania, o których mowa w ust. 2 pkt 
1—4 przeprowadzono z uwzględnieniem 
rocznej stopy dyskontowej w wysokości 
5% dla kosztów i 3,5% dla wyników 
zdrowotnych? 

TAK Rozdział 3.8. - 

§ 5. ust 8. 

Czy jeżeli wartości, o których mowa w ust. 
2 pkt 5, obejmują oszacowania 
użyteczności stanów zdrowia, analiza 
ekonomiczna zawiera przegląd 
systematyczny badań pierwotnych i 
wtórnych użyteczności stanów zdrowia 
właściwych dla przyjętego w analizie 
ekonomicznej modelu przebiegu choroby? 

TAK Rozdział 3.6.2. - 

§ 5. ust 9. Czy analiza wrażliwości zawiera: 

pkt 1 

 określenie zakresów zmienności 

wartości wykorzystanych do uzyskania 

oszacowań, o których mowa w ust. 2 

TAK Rozdziały 2. i 3. - 



 

  

Nr i Pytanie Odpowiedź Odwołanie ii Uwagi 

pkt 5? 

pkt 2 

 uzasadnienie zakresów zmienności, o 

których mowa w pkt 1? 
TAK Rozdział 3.9. - 

 brak parametrów z zakresem 

zmienności ustalonym arbitralnie? 
TAK Rozdział 3.9. - 

pkt 3 

 oszacowania, o których mowa w ust. 2 

pkt 1 (zestawienie kosztów-

konsekwencji, koszty całkowite z 

obydwu perspektyw ekonomicznych, 

wyniki zdrowotne w grupie), uzyskane 

przy założeniu wartości stanowiących 

granice zakresów zmienności, o których 

mowa w pkt 1, zamiast wartości 

użytych w analizie podstawowej? 

TAK Rozdział 4.2. 

Szczegóły przedstawiono w 
arkuszach „DSA‖ i „PSA‖ 
modelu dołączonego do 

opracowania 

 oszacowania, o których mowa w ust. 2 

pkt 2 (ICER jeżeli liczony w analizie 

podstawowej), uzyskane przy założeniu 

wartości stanowiących granice 

zakresów zmienności, o których mowa 

w pkt 1, zamiast wartości użytych w 

analizie podstawowej? 

TAK Rozdział 4.2. 

Szczegóły przedstawiono w 
arkuszach „DSA‖ i „PSA‖ 
modelu dołączonego do 

opracowania 

 oszacowania, o których mowa w ust. 2 

pkt 3 (ICUR jeżeli liczony w analizie 

podstawowej), uzyskane przy założeniu 

wartości stanowiących granice 

zakresów zmienności, o których mowa 

w pkt 1, zamiast wartości użytych w 

analizie podstawowej? 

TAK Rozdział 4.2. 

Szczegóły przedstawiono w 
arkuszach „DSA‖ i „PSA‖ 
modelu dołączonego do 

opracowania 

 oszacowania, o których mowa w ust. 2 

pkt 4 (ceny zbytu netto przy których 

ICUR lub ostatecznie ICER = próg), 

uzyskane przy założeniu wartości 

stanowiących granice zakresów 

zmienności, o których mowa w pkt 1, 

zamiast wartości użytych w analizie 

podstawowej? 

TAK Rozdział 4.2. 

Szczegóły przedstawiono w 
arkuszach „DSA‖ i „PSA‖ 
modelu dołączonego do 

opracowania 

§ 5. ust 
10. 

Czy analiza ekonomiczna została przeprowadzona w dwóch wariantach: 

pkt 1 

 z perspektywy podmiotu 

zobowiązanego do finansowania 

świadczeń ze środków publicznych? 

TAK Rozdział 3.2. - 

pkt 2 

 z perspektywy wspólnej podmiotu 

zobowiązanego do finansowania 

świadczeń ze środków publicznych i 

świadczeniobiorcy? 

TAK Rozdział 3.2. - 

§ 5. ust 
10. 

Czy analizę podstawową przeprowadzono 
w dwóch ww. wariantach? 

TAK Rozdział 4.1. - 

§ 5. ust 
10. 

Czy analizę wrażliwości przeprowadzono w 
dwóch ww. wariantach? 

TAK Rozdział 4.2. - 

§ 5. ust 5. 

Czy analizę podstawową przeprowadzono 
zarówno z uwzględnieniem 
proponowanego instrumentu dzielenia 
ryzyka (jeżeli dotyczy) jak i bez 
wspomnianego instrumentu? 

TAK Rozdział 4.1. - 

§ 5. ust 5. 

Czy analizę wrażliwości przeprowadzono 
zarówno z uwzględnieniem 
proponowanego instrumentu dzielenia 
ryzyka (jeżeli dotyczy) jak i bez 

TAK Rozdział 4.2. - 
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wspomnianego instrumentu? 

§ 5. ust 
11. 

Czy oszacowania, o których mowa w ust. 2 
pkt 1—4 dokonywano w horyzoncie 
czasowym właściwym dla analizy 
ekonomicznej? 

TAK Rozdział 3.3. - 

Czy przyjęto horyzont czasowy 
umożliwiający odzwierciedlenie w 
analizach wszystkich istotnych różnic w 
zakresie wyników zdrowotnych i kosztów, 
występujących pomiędzy porównywanymi 
technologami? 

TAK Rozdział 3.3. - 

§ 5. ust 
11. 

Czy do przeglądów, o których mowa w ust. 1 pkt 3 i ust. 8, zastosowano przepisy § 4 ust. 3 pkt 3 i 4, tj. czy 
przedstawiono: 

§ 4 ust. 3 
pkt 3 

 opis kwerend przeprowadzonych w 

bazach bibliograficznych dla przeglądu 

systematycznego opublikowanych 

analiz ekonomicznych (ust. 1 pkt 3)? 

TAK Tabele 35. i 36. - 

§ 4 ust. 3 
pkt 3 

 opis kwerend przeprowadzonych w 

bazach bibliograficznych dla przeglądu 

systematycznego badań pierwotnych i 

wtórnych użyteczności stanów zdrowia 

właściwych dla przyjętego w analizie 

ekonomicznej modelu przebiegu 

choroby (ust. 8)? 

TAK Tabele 13. i 14. - 

§ 4 ust. 3 
pkt 4 

 opis procesu selekcji badań, w 

szczególności liczby doniesień 

naukowych wykluczonych w 

poszczególnych etapach selekcji oraz 

przyczyn wykluczenia na etapie selekcji 

pełnych tekstów - w postaci diagramu 

dla przeglądu systematycznego 

opublikowanych analiz ekonomicznych 

(ust. 1 pkt 3)?? 

TAK Rysunek 4. - 

§ 4 ust. 3 
pkt 4 

 opis procesu selekcji badań, w 

szczególności liczby doniesień 

naukowych wykluczonych w 

poszczególnych etapach selekcji oraz 

przyczyn wykluczenia na etapie selekcji 

pełnych tekstów - w postaci diagramu 

dla przeglądu systematycznego badań 

pierwotnych i wtórnych użyteczności 

stanów zdrowia właściwych dla 

przyjętego w analizie ekonomicznej 

modelu przebiegu choroby (ust. 8)? 

TAK Rysunek 17. - 

§ 5. ust 
11. 

Czy przedstawiono i opisano 
predefiniowane kryteria włączenia i 
wykluczenia z przeglądu badań 
pierwotnych i wtórnych użyteczności 
stanów zdrowia właściwych dla przyjętego 
w analizie ekonomicznej modelu przebiegu 
choroby? 

TAK Rozdział 3.6.2. - 

Czy przedstawiono i opisano 
predefiniowane kryteria włączenia i 
wykluczenia z przeglądu opublikowanych 
analiz ekonomicznych? 

TAK Rozdział 5.2. - 

Czy przegląd badań pierwotnych i 
wtórnych użyteczności stanów zdrowia 
właściwych dla przyjętego w analizie 
ekonomicznej modelu przebiegu choroby 
zawiera podstawowe informacje na temat: 
charakterystyki włączonych badań, oceny 

TAK Rozdział 3.6.2. - 
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jakości tych badań i ekstrakcji wyników? 

Czy przegląd opublikowanych analiz 
ekonomicznych zawiera podstawowe 
informacje na temat: charakterystyki 
włączonych badań, oceny jakości tych 
badań i ekstrakcji wyników? 

TAK Rozdział 5.2. - 

§ 3. pkt 7 
i 9 

Czy w analizie uwzględnione są procedury 
medyczne możliwe do zastosowania w 
danym stanie klinicznym, we 
wnioskowanym wskazaniu, zgodnie ze 
stanem faktycznym w dniu złożenia 
wniosku lub przedstawiono komentarz 
argumentujący brak takich procedur? 

TAK Rozdział 2.3. - 

§ 3. pkt 7 
i 9 

Czy w analizie uwzględnione są 
refundowane na teranie Polski procedury 
medyczne możliwe do zastosowania w 
danym stanie klinicznym, we 
wnioskowanym wskazaniu, zgodnie ze 
stanem faktycznym w dniu złożenia 
wniosku lub przedstawiono komentarz 
argumentujący brak takich procedur? 

TAK Rozdział 2.3. - 

§ 8. Czy analiza zawiera: 

pkt 1 

 dane bibliograficzne wszystkich 

wykorzystanych publikacji, z 

zachowaniem stopnia szczegółowości 

umożliwiającego jednoznaczną 

identyfikację każdej z wykorzystanych 

publikacji? 

TAK Rozdział 9.  

pkt 2 

 wskazanie innych źródeł informacji 

zawartych w analizach, w szczególności 

aktów prawnych oraz danych 

osobowych autorów niepublikowanych 

badań, analiz, ekspertyz i opinii? 

TAK 
Rozdziały 2.-3.; 

12.1. 
- 

Część II. Ocena metodyki analizy ekonomicznej zgodna z kryteriami AOTM (wypełnia audytor/koordynator) 

AWA 
Czy cel analizy został jasno sformułowany 
(uwzględniając elementy schematu PICO)? 

TAK Rozdział 2. - 

AWA 

Czy analiza zawiera wyczerpującą 
(umożliwiającą dokonanie oceny) 
charakterystykę porównywanych 
interwencji? 

TAK 
Rozdział 2.2. i 

2.3. 
- 

AWA 

Czy analiza zawiera wyczerpującą 
(umożliwiającą dokonanie oceny) 
charakterystykę modelowej populacji 
pacjentów? 

TAK Rozdział 2.4. - 

AWA 
Czy populacja została określona zgodnie z 
wnioskiem? 

TAK Rozdział 2.4. - 

AWA 
Czy interwencja została określona zgodnie 
z wnioskiem? 

TAK Rozdział 2.2. - 

AWA 
Czy wnioskowaną technologię porównano 
z właściwym komparatorem? 

TAK Rozdział 2.3. - 

AWA 
Czy przyjęto właściwą technikę 
analityczną? 

TAK 
Rozdziały 2.5. i 

3.4. 
- 

AWA 
Czy przyjęta perspektywa jest właściwa dla 
rozpatrywanego problemu decyzyjnego? 

TAK Rozdział 3.2. - 

AWA 

Czy skuteczność wnioskowanej technologii 
w porównaniu z wybranym komparatorem 
została wykazana w oparciu o przegląd 
systematyczny? 

TAK 
Rozdziały 2.5., 

3.4. i 3.6. 
- 

AWA Czy przyjęto właściwy horyzont czasowy? TAK Rozdział 3.3. - 

AWA Czy koszty i efekty zdrowotne oszacowano TAK Rozdział 3.3. - 
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w tym samym horyzoncie czasowym, 
zgodnym z deklarowanym horyzontem 
czasowym analizy? 

AWA 
Czy dokonano dyskontowania kosztów i 
efektów zdrowotnych? 

TAK Rozdział 3.8.  

AWA 
Czy nie pominięto żadnej istotnej w danym 
problemie zdrowotnym kategorii kosztów? 

TAK Rozdział 3.7. - 

AWA 
Czy przegląd systematyczny użyteczności 
stanów zdrowia został prawidłowo 
przeprowadzony? 

TAK Rozdział 3.6.2. - 

AWA 
Czy uzasadniono wybór zestawu 
użyteczności stanów zdrowia? 

TAK Rozdział 3.6.2. - 

AWA Czy przeprowadzono analizy wrażliwości? TAK Rozdział 3.9. - 

AWA 

Czy nie stwierdzono innych błędów w 
podejściu analitycznym wnioskodawcy, 
obniżających wiarygodność przedstawionej 
analizy ekonomicznej? 

TAK - Nie stwierdzono 

Część III. Dodatkowe pytania związane z oceną analizy opracowane m.in. na podstawie Wytycznych AOTM  
(wypełnia audytor/koordynator) 

4. 
W.AOTM 

Czy przeprowadzono systematyczny 
przegląd literatury pod kątem 
zidentyfikowania wcześniejszych analiz 
poświęconych ocenianej technologii w 
analizowanym wskazaniu (co najmniej 
MEDLINE przez PubMed oraz Biblioteka 
Cochrane)? 

TAK Rozdział 6.2. - 

4. 
W.AOTM 

Czy dołączono uzasadnienie ceny w 
przypadku pierwszej technologii medycznej 
o udowodnionej efektywności klinicznej we 
wskazaniu ultrarzadkim lub rzadkim? 

Nie dotyczy - - 

4.1. 
W.AOTM 

Czy przedstawiono ogólną strategię 
analityczną analizy ekonomicznej zgodnie z 
rozdziałem 4.1. Wytycznych AOTM 
(uwzględniona analiza kliniczna, obecność 
modelowania, wykorzystanie modelu 
decyzyjnego)? 

TAK Rozdział 3.1. - 

4.1. 
W.AOTM 

Czy w przypadku dostosowania istniejącej 
analizy uwzględniono lokalne, polskie dane 
dotyczące zużycia zasobów i kosztów, czy 
dostosowano do warunków polskich 
strukturę i parametry modelu dotyczące 
przebiegu postępowania diagnostyczno-
terapeutycznego? 

TAK Rozdział 3.1. - 

4.1. 
W.AOTM 

Czy model obliczeniowy jest edytowalny 
pod względem danych wejściowych? 

TAK - - 

4.2. 
W.AOTM 

Czy uwzględniono perspektywę społeczną 
wraz z komentarzem uzasadniającym jej 
przyjęcie lub przedstawiono komentarz 
uzasadniający brak perspektywy 
społecznej z związanych z nią kategorii 
kosztów? 

TAK Rozdział 3.2. - 

4.3., 4.5., 
4.6.  
W.AOTM 

Czy w sytuacji ekstrapolowania wyników 
badań klinicznych na horyzont 
przekraczający okres ich obserwacji 
przedstawiono wyniki w horyzoncie 
obserwacji tych badań klinicznych? 

TAK 
Opisane w 

rozdziale 3.5. i 
3.9. 

- 

4.4. 
W.AOTM 

Czy przedstawiono szczegółowe 
uzasadnienie przyjętej techniki analitycznej 
(w zakresie odniesienia do: wyników 
badań eksperymentalnych i/albo 
opracowań wtórnych, badań odnoszących 
się do efektywności praktycznej, 
opublikowanych analiz ekonomicznych, 

TAK 
Rozdziały 2.5. i 

3.4. 
- 
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wymagań formalnych Ministra Zdrowia)? 

4.4., 4.5., 
4.6. 
W.AOTM 

Czy uzasadniono przyjęte punkty końcowe 
dotyczące wyników zdrowotnych analizy 
ekonomicznej (lata życia, QALY, liczba 
zdarzeń, czas wolny od zdarzenia itd.)? 

TAK 
Rozdziały 2.5. i 

3.4. 
- 

4.4. 
W.AOTM 

Czy uzasadniono dobór parametrów 
użyteczności wraz z opisem metodologii 
ich uzyskania, opisem ich ograniczeń i 
wskazaniem źródła z którego pochodzą? 

TAK Rozdział 3.6.2. - 

4.4.1. 
W.AOTM 

Czy zastosowano jedną metodę pomiaru 
użyteczności do oceny wszystkich stanów 
zdrowia uwzględnionych w analizie? 

TAK Rozdział 3.6.2. - 

4.4.4. 
W.AOTM 

Czy w przypadku analizy kosztów 
konsekwencji przedstawiono wartości 
średnie wraz z miarą rozrzutu dla: 
konsekwencji/wyników zdrowotnych, 
składowych kosztów (w podziale na 
kategorie kosztowe)? 

TAK 
Rozdziały 2.5. i 

3.4. 
- 

4.4.4. 
W.AOTM 

Czy w przypadku analizy kosztów 
konsekwencji przedstawiono konsekwencje 
zdrowotne w postaci QALY/LY oraz 
wartość współczynnika CUR/CER? 

TAK 
Rozdziały 2.5. i 

3.4. 
- 

4.5. 
W.AOTM 

Czy przedstawiono uzasadnienie 
konieczności przeprowadzonego 
modelowania (np. zgodnie z sytuacjami 
opisanymi w rozdziale 4.5. Wytycznych)? 

TAK Rozdział 3.5. - 

4.5. 
W.AOTM 

Czy przedstawiono: strukturę modelu wraz 
z opisem i uzasadnieniem wyboru stanów 
zdrowotnych oraz wyniki oceny 
konwergencji modelowanego przebiegu 
leczenia z praktyką kliniczną? 

TAK Rozdział 3.5.1. - 

4.5. 
W.AOTM 

Czy założenia modelu przetestowano w 
ramach analizy wrażliwości?  

TAK 
Rozdział 3.5. i 

3.9. 
- 

4.5. 
W.AOTM 

Czy model opracowano przy użyciu 
powszechnie dostępnych narzędzi 
umożliwiających jego weryfikację? 

TAK Rozdział 3.5.  - 

4.5. 
W.AOTM 

Czy w sytuacji ekstrapolowania wyników 
badań klinicznych na horyzont 
przekraczający okres ich obserwacji w 
ramach analizy wrażliwości przedstawiono 
wyniki z uwzględnieniem scenariuszy: 
optymistycznego oraz pesymistycznego 
(np. dla założeń związanych z 
ekstrapolacją)? 

TAK 
Rozdziały 3.5, 

3.6.1. 
- 

4.5. 
W.AOTM 

Czy w sytuacji wykorzystania modelu 
Markowa przedstawiono i uzasadniono 
wybór długości cyklu? 

TAK Rozdział 3.5. - 

4.5. 
W.AOTM 

Czy modelowanie przeprowadzono zgodnie 
z dobrą praktyką i wytycznymi krytycznej 
oceny modeli (zgodnie z tabelą 2. 
Wytycznych AOTM)? 

TAK 
Rozdziały 2.1. – 
2.5. i 3.1. – 3.9. 

- 

4.5. 
W.AOTM 

Czy zamieszczono stwierdzenie na temat 
przeprowadzenia walidacji wewnętrznej? 

TAK Str. 86. - 

4.5. 
W.AOTM 

Czy przeprowadzono walidację zewnętrzną 
wyników modelowania (np. porównanie 
wyników modelowania z opublikowanymi 
wynikami długoterminowych badań, czy 
wynikami badań uwzględnionych w 
modelowaniu)? 

TAK Rozdział 5.3. - 

4.6. 
W.AOTM 

Czy uzasadniono wybór badań klinicznych 
których wyniki uwzględniono w analizie i 
czy oceniono dostępność badań 
odnoszących się do efektywności 

TAK Rozdziały 2.5. - 
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praktycznej (badań postmarketingowych, 
badań IV fazy, badań obserwacyjnych, 
okresu przedłużonej fazy otwartej badań 
eksperymentalnych, analiz rejestrów)? 

4.6. 
W.AOTM 

Czy oddzielnie przedstawiono i oceniono 
wiarygodność danych o efektywności 
praktycznej (w tym danych od płatnika) i 
eksperymentalnej (jeżeli są dostępne)? Czy 
przeanalizowano wpływ źródła danych na 
wynik analizy? 

TAK 
Rozdziały 2.5. i 

3.1. – 3.9. 
- 

4.5., 4.6., 
4.12. 
W.AOTM 

Czy uzasadniono wybór punktów 
końcowych uwzględnionych badań 
klinicznych (pierwszorzędowe punkty 
końcowe vs. drugorzędowe; istotne 
klinicznie vs. surogaty; związane z: 
kosztem, przeżyciem, jakością życia, itp.)? 

TAK Rozdziały 2.5. - 

4.12. 
W.AOTM 

Czy jeżeli zaobserwowano rozbieżności we 
wnioskowaniu pomiędzy analizą kliniczną a 
analizą ekonomiczną (m.in. w zakresie 
różnego wnioskowania z badań 
dotyczących efektywności 
eksperymentalnej i badań odnoszących się 
do efektywności praktycznej) 
przedstawiono szczegółowe uzasadnienie 
obserwowanych różnic (uzasadnienie w 
oparciu o dowody naukowe lub o spójny 
wywód logiczny)? 

TAK 
Rozdziały 2.5. i 

3.6.1. 
- 

4.7. 
W.AOTM 

Czy przedstawiono opis: procesu 
identyfikacji zasobów medycznych 
uwzględnionych w opracowaniu, procesu 
identyfikacji kosztu przypisanego zasobom, 
źródła informacji na temat tego kosztu 
oraz metody stosowanej przy ocenie 
kosztów (koszty ogólne/ mikrokoszty, 
zaplanowane badanie/ analiza rejestru/ 
analiza raportowanych kosztów z 
uwzględnieniem CPI itp.)? 

TAK Rozdziały 3.7. - 

4.7.2. 
W.AOTM 

Czy utratę produktywności szacowano 
metodą kosztów frykcyjnych? 

Nie dotyczy 
Rozdziały 3.2.; 

3.7. 
- 

4.7.2. 
W.AOTM 

Czy koszt jednostkowy utraty 
produktywności związanej z płatną pracą 
określono w oparciu o wartość PKB na 
jednego pracującego mieszkańca i z 
uwzględnieniem korekty ze względu na 
krańcową produktywność? 

Nie dotyczy 
Rozdziały 3.2.; 

3.7. 
- 

4.8. 
W.AOTM 

Czy w ramach analizy wrażliwości 
uwzględniono dyskontowanie na poziomie: 
0% dla kosztów i wyników zdrowotnych? 

TAK Rozdział 3.8. - 

4.9. 
W.AOTM 

Czy dane wraz z miarami rozrzutu 
przedstawiono w formie tabelarycznej, 
wraz z podaniem źródła danych? 

TAK Rozdział 4.2.2. - 

4.9. 
W.AOTM 

Czy w analizie probabilistycznej 
zdefiniowano i uzasadniono rozkład 
zmiennych wejściowych?  

TAK 

Rozdział 3.9.; 
szczegóły w 

rozdz. 2.1. – 2.5. 
i 3.1. – 3.9. 

- 

4.9. 
W.AOTM 

Czy przedstawiono opis i uzasadniono 
metody gromadzenia i analizy danych? Czy 
formularze użyte do gromadzenia danych 
dołączono do raportu jako załączniki? 

TAK 
Rozdział 12.1.; 
ref. [67], [68] 

- 

4.11.1. 
W.AOTM 

Czy przeprowadzono probabilistyczną 
analizę wrażliwości i oceniono zakres 
niepewności uzyskanych wyników 
modelowania (np. zgodnie z 4.11.1. 
Wytycznych)? 

TAK Rozdział 4.2.2. - 

4.11. Czy jeżeli przeprowadzono probabilistyczną TAK Rozdziały 2.2.- Szczegóły w modelu 
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W.AOTM analizę wrażliwości uzasadniono dobór i 
przedstawiono rozkłady zmiennych 
przypisane parametrom niepewnym? 

2.4. i 3.5.-3.7.; 
podsumowanie w 

Rozdział 3.10. 

dołączonego do 
opracowania 

4.11.1. 
W.AOTM 

Czy wyniki AW przedstawiono w postaci 
tabelarycznej i ewentualnie graficznej 
(wykres rozrzutu na płaszczyźnie 
opłacalności, krzywa akceptowalności, 
wykres tornado, cost disutility plane)? 

TAK Rozdział 4.2.2. - 

4.11.2. 
W.AOTM 

Czy w ramach PSA określono średnią i 
przedziały ufności wyników (np. 95%) lub 
przedstawiono je w inny sposób, np. za 
pomocą krzywej akceptowalności lub 
inkrementalnego zysku netto (ang. net 
monetary benefit, NMB)? 

TAK Rozdział 4.2.2. - 

4.11.2. 
W.AOTM 

Czy wybór metod oceny niepewności 
wyników został opisany i uzasadniony? 

TAK 
Rozdziały 3.9.; 

4.2. 
- 

4.11.1. 
W.AOTM 

Czy w analizie wrażliwości: 
zidentyfikowano niepewne parametry, 
określono i uzasadniono zakres ich 
zmienności, obliczono główne wyniki 
analizy (wyniki zdrowotne oraz różnicę 
pomiędzy nimi, koszty całkowite oraz 
różnicę pomiędzy nimi, ICER/ICUR, 
CER/CUR)? 

TAK 
Rozdziały 3.9.; 

4.2. 
- 

4.12. 
W.AOTM 

Czy ograniczenia i dyskusja są od siebie 
oddzielone? 

TAK Rozdziały 6., 7. - 

4.12.1. 
W.AOTM 

Czy w ramach ograniczeń omówiono cechy 
samej analizy i dostępnych danych 
wejściowych oraz źródła niepewności tych 
danych, a także właściwości zakresu 
analizy w kontekście sprecyzowanego 
problemu decyzyjnego? Czy odniesiono się 
do kwestii, czy analizę ekonomiczną 
wykonano na bazie danych o efektywności 
klinicznej, które osiągnęły istotność 
statystyczną? 

TAK Rozdział 6. - 

4.13. 
W.AOTM 

Czy przedstawiono i przedyskutowano 
ograniczenia przeprowadzonej analizy? 

TAK Rozdział 6. - 

 

 

 

 

 

 

 

                                                 
i fragment tekstu Rozporządzenia Ministra Zdrowia z dnia 2 kwietnia 2012 roku ( Dz. U. Min. Zdr. 2012, poz. 388) do którego 

odnoszą się wskazane pytania; AWA – pytania zaczerpnięte z analiz weryfikacyjnych AOTM; W.AOTM – dodatkowe pytania 

zgodności analizy z Wytycznymi AOTM z 2016 roku; 

ii  numer rozdziału, tabeli, wykresu, strony umożliwiający identyfikację fragmentu(ów) analizy odnoszącego(ych) się do 

wskazanego zagadnienia 




