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INDEKS AKRONIMÓW WYKORZYSTYWANYCH W OPRACOWANIU 

Akronim / skrót Interpretacja (pełna nazwa) 

A-Clb Arzerra® w skojarzeniu z chlorambucylem 

AOTMiT Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji 

BIA 
ang. Budget Impact Analysis; 
Analiza wpływu na budżet 

CI 
ang. Confidence Interval; 

Przedział ufności 

CLL 
ang. Chronic Lymphocytic Leukemia; 

Przewlekła białaczka limfocytowa 

CLL11 Akronim badania klinicznego dla produktu Gazyvaro® [56] 

COMPLEMENT-1 Akronim badania klinicznego dla produktu Arzerra® [54], [72] 

CR 
ang. Complete Response; 

Całkowita odpowiedź 

G-Clb Gazyvaro® w skojarzeniu z chlorambucylem 

HR 
ang. Hazard Ratio; 

Względny hazard 

IRC 
ang. Independent Review Committee; 

Niezależna komisja 

LCI 
ang. Lower Confidence Interval; 

Dolna granica przedziału ufności 

MR 
ang. Median Ratio; 

Iloraz median 

NFZ Narodowy Fundusz Zdrowia 

ORR 
ang. Overall Response Rate; 

Wskaźnik ogólny odpowiedzi 

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) 

PFS 
ang. Progression-Free Survival; 

Przeżycie wolne od progresji 

PICO 
ang. Population, Intervention, Comparison, Outcome;  

Populacja, interwencja, porównanie, wynik 

PR 
ang. Partial Response; 

Częściowa odpowiedź 

RSS 
ang. Risk Sharing Scheme; 

Porozumienie podziału ryzyka 

UCI 
ang. Upper Confidence Interval; 

Górna granica przedziału ufności 
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KLUCZOWE INFORMACJE Z ANALIZY 

 

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

finansowania ze środków publicznych stosowania produktu leczniczego Arzerra® w I linii leczenia dorosłych pacjentów z 

przewlekłą białaczką limfocytową. Oceniono konsekwencje finansowe dla płatnika publicznego wpisania wnioskowanej 

technologii do części B. Wykazu refundowanych leków, środków spożywczych specjalnego przeznaczenia żywieniowego 

oraz wyrobów medycznych.  

 

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

produktu leczniczego Arzerra®.   

  

 Liczba 

pacjentów mogąca zostać włączona do proponowanego programu co roku została ustalona na:  

. Uwzględniono wpływ zmiany statusu 

refundacyjnego wnioskowanej technologii na zakres jej wykorzystania kosztem schematu obejmującego podawanie 

produktu leczniczego Gazyvaro® w skojarzeniu z chlorambucylem (aktualnie refundowany schemat uwzględniający 

przeciwciało monoklonalne przeciw antygenowi CD20 limfocytów B z tej samej generacji co wnioskowana technologia). 

Wykorzystanie wnioskowanej technologii w przypadku jej refundacji przyjęto na poziomie   

 

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

leku Arzerra® wyniosą  
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STRESZCZENIE 

 

CEL ANALIZY 

 

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

leczniczego Arzerra® (ofatumumab) w leczeniu I linii dorosłych pacjentów z przewlekłą białaczką limfocytową w ramach 

programu lekowego. 

 

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

refundowanych leków, środków spożywczych specjalnego przeznaczenia żywieniowego oraz wyrobów medycznych, 

umożliwiając realizację proponowanego programu lekowego „Leczenie przewlekłej białaczki limfocytowej ofatumumabem (ICD 

10: C.91.1)”  [39]. 

 

METODY PRZEPROWADZENIA ANALIZY 

 

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

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

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

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

 populację stanowią pacjenci z przewlekłą białaczką limfocytową (ang. Chronic Lymphocytic Leukemia; CLL), w wieku 

powyżej 18. roku życia, spełniający pozostałe kryteria włączenia do proponowanego programu lekowego [39] (P), 

 wnioskowaną technologią jest stosowanie produktu leczniczego Arzerra® (ofatumumab) w I linii leczenia pacjentów z 

analizowanej populacji (I), 

 do grona opcjonalnych technologii zakwalifikowano stosowanie produktu leczniczego Gazyvaro® (obinutuzumab) w I linii 

leczenia pacjentów z analizowanej populacji (C), 

 w opracowaniu uwzględniono finansowe konsekwencje efektów klinicznych stosowania porównywanych interwencji w 

analizowanym wskazaniu; na podstawie wartości parametrów, założeń i wyników analizy opisanej w [102] określono 

średnie roczne zużycie zasobów medycznych lub roczne koszty, uwzględniające wszystkie efekty kliniczne zastosowania 

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

prawdopodobieństwo odpowiedzi na leczenie, przeżycie na terapii I linii, przeżycie wolne od progresji, przeżycie całkowite, 

ryzyko wystąpienia działań niepożądanych stopnia ≥3 występujących u ≥2%/3% chorych (O), 

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

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

aktualnych wydatków na leczenie pacjentów z analizowanej populacji oraz prognozowanych wydatków na 3 lata realizacji 

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

 

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

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

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

Wykazu refundowanych leków, środków spożywczych specjalnego przeznaczenia żywieniowego oraz wyrobów medycznych, 

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

proponowanego programu lekowego „Leczenie przewlekłej białaczki limfocytowej ofatumumabem (ICD 10: C.91.1)” [39] 

(„nowy scenariusz”). 
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Uwzględniono proponowane ceny zbytu netto wnioskowanej technologii na poziomie  

 

  

 

 

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

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

parametrów wpływających na wielkość populacji docelowej zarówno w ramach scenariusza istniejącego jak i scenariusza 

nowego. 

 

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

(liczba pacjentów mogąca zostać włączona do proponowanego programu co roku) wynosi:  

 

 

Uwzględniono wpływ zmiany statusu refundacyjnego wnioskowanej technologii na zakres jej wykorzystania kosztem schematu 

obejmującego podawanie produktu leczniczego Gazyvaro® w skojarzeniu z chlorambucylem (aktualnie refundowany schemat 

uwzględniający przeciwciało monoklonalne anty-CD20 z tej samej generacji, co wnioskowana technologia). 

 

 

 

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

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

wykorzystano założenia i wartości parametrów modelu decyzyjnego, szczegółowo opisane na etapie Analizy ekonomicznej [102]. 

Mając na uwadze potencjalne różnice w przeżyciu wolnym od progresji po zastosowaniu porównywanych interwencji [41], [102], 

w ramach niniejszej analizy wpływu na budżet uwzględniono wszystkie konsekwencje realizacji leczenia I linii – każdego 

pacjenta włączonego do modelu obserwowano do zakończenia horyzontu czasowego lub zgonu, jeżeli wystąpił wcześniej. 

Uwzględniono tym samym koszty kolejnych linii leczenia. 

Skuteczność i dawkowanie porównywanych interwencji określono na podstawie zidentyfikowanych badań klinicznych o 

najwyższej wiarygodności: COMPLEMENT-1 [54] dla wnioskowanej technologii i CLL11 [56] dla opcjonalnej technologii. 

 

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

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

minimalne wymagania Ministra Zdrowia przedstawione w rozporządzeniu [3]. 

 

WYNIKI  I WNIOSKI 
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1. CEL ANALIZY WPŁYWU NA SYSTEM OCHRONY ZDROWIA 

 

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

środków publicznych produktu leczniczego Arzerra® (ofatumumab) w leczeniu I linii dorosłych 

pacjentów z przewlekłą białaczką limfocytową w ramach programu lekowego. 

 

Oceniono konsekwencje finansowe dla płatnika publicznego wpisania wnioskowanej technologii do 

części B. Wykazu refundowanych leków, środków spożywczych specjalnego przeznaczenia 

żywieniowego oraz wyrobów medycznych, umożliwiającego realizację proponowanego programu 

lekowego „Leczenie przewlekłej białaczki limfocytowej ofatumumabem (ICD 10: C.91.1)”  [39]. 

 

 

2. METODY PRZEPROWADZENIA ANALIZY WPŁYWU NA BUDŻET 

 

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

dotyczącej finansowania ze środków publicznych produktu leczniczego Arzerra® stosowanego w 

obrębie zarejestrowanych wskazań [58]. 

 

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

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

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

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

niniejszej analizy przedstawia się następująco: 

 populację stanowią pacjenci z przewlekłą białaczką limfocytową (ang. Chronic Lymphocytic 

Leukemia; CLL), w wieku powyżej 18. roku życia, spełniający pozostałe kryteria włączenia do 

proponowanego programu lekowego [39] (P), 

 wnioskowaną technologią jest stosowanie produktu leczniczego Arzerra® (ofatumumab) w I linii 

leczenia pacjentów z analizowanej populacji (I), 

 do grona opcjonalnych technologii zakwalifikowano stosowanie produktu leczniczego Gazyvaro® 

(obinutuzumab) w I linii leczenia pacjentów z analizowanej populacji (C), 

 w opracowaniu uwzględniono finansowe konsekwencje efektów klinicznych stosowania 

porównywanych interwencji w analizowanym wskazaniu; na podstawie wartości parametrów, 

założeń i wyników analizy opisanej w [102] określono średnie roczne zużycie zasobów 

medycznych lub roczne koszty, uwzględniające wszystkie efekty kliniczne zastosowania 

wnioskowanej technologii; w opracowaniu wykorzystano następujące punkty końcowe badań 

klinicznych: prawdopodobieństwo odpowiedzi na leczenie, przeżycie na terapii I linii, przeżycie 
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wolne od progresji, przeżycie całkowite, ryzyko wystąpienia działań niepożądanych stopnia ≥3 

występujących u ≥2%/3% chorych (O), 

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

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

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

analizowanej populacji oraz prognozowanych wydatków na 3 lata realizacji proponowanego 

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

 

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

zobowiązanego do finansowania świadczeń medycznych) i świadczeniobiorców ponoszone w ramach 

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

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

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

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

2.4.). 

 

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

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

najbardziej prawdopodobny, wariant minimalny i wariant maksymalny.  

Przy ocenie skrajnych wariantów uwzględniono zakres niepewności parametrów wpływających na 

wielkość populacji docelowej i zużycie zasobów medycznych zarówno w ramach scenariusza 

istniejącego jak i scenariusza nowego. 

Analizę wpływu na budżet przeprowadzono z uwzględnieniem wyników przeglądu systematycznego 

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

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

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

opisanego na etapie Analizy ekonomicznej [102]. 

 

W niniejszej analizie wykorzystano ogólnie akceptowalne metody biostatystyczne i epidemiologiczne 

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

 

Przeprowadzona analiza wpływu na system ochrony zdrowia decyzji dotyczącej finansowania 

wnioskowanej technologii ze środków publicznych zgodna jest z Wytycznymi AOTMiT dla 

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

przedstawione w rozporządzeniu [3]. 
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 11  

2.1. OCENIANA TECHNOLOGIA I SPOSÓB JEJ FINANSOWANIA 

 

Firma Novartis Poland Sp. z o. o. wnioskuje o objęcie refundacją produktu Arzerra® w ramach 

programu lekowego. Proponowany sposób refundacji obejmuje realizację programu lekowego 

„Leczenie przewlekłej białaczki limfocytowej ofatumumabem (ICD 10: C.91.1)”  [39].  

 

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

grupy limitowej została zestawiona w tabeli poniżej. 

 

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

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

Aspekty związane z refundacją Arzerra® 

Ta sama nazwa międzynarodowa lub inna 
nazwa międzynarodowa, ale podobne 

działanie terapeutyczne i zbliżony 
mechanizm działania leków we wspólnej 

grupie 

Kryterium niespełnione: brak odpowiedników dla wnioskowanej 
technologii w Wykazie; w grupie 1148.0, Obinutuzumab, występuje 

produkt o innej nazwie międzynarodowej, ale podobnym mechanizmie 
działania [37]; brak możliwości wiarygodnego porównania skuteczności 

Arzerra® i Gazyvaro® [41] 

Taki sam zakres wskazań objętych 
refundacją leków we wspólnej grupie 

Kryterium spełnione: w odniesieniu do grupy 1148.0, Obinutuzumab, 
[37]; niemniej jednak brak możliwości wiarygodnego porównania 

skuteczności Arzerra® i Gazyvaro® [41]; istotne rozbieżności w 
zarejestrowanych wskazaniach między Arzerra® i Gazyvaro® [58], [59] 

Podobna skuteczność leków we wspólnej 
grupie 

Nie dotyczy: brak możliwości wiarygodnego porównania skuteczności 
Arzerra® i Gazyvaro® [41] 

Droga podania leku lub jego postać 
farmaceutyczna w istotny sposób ma 

wpływ na efekt zdrowotny lub dodatkowy 
efekt zdrowotny – oddzielna grupa 

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

b) kryterium spełnione: taka sama droga podawania Arzerra® i Gazyvaro® 

[58], [59] 

Podobny efekt zdrowotny lub podobny 
dodatkowy efekt zdrowotny pomimo 

odmiennych mechanizmów działania leków 
we wspólnej grupie 

Kryterium niespełnione: brak leków biologicznych w Wykazie mających 
zarejestrowane wskazania do stosowania w analizowanym wskazaniu, ale 

odmienny mechanizm działania [37]; 
W odniesieniu do leków o podobnym mechanizmie działania (rytuksymab, 
obinutuzumab): brak możliwości wiarygodnego porównania skuteczności 

Arzerra® i Gazyvaro® [41] 

 

Wnioskowana technologia jest lekiem innowacyjnym stosowanym w chorobie rzadkiej desygnowanej 

do programu lekowego. Powyżej przedstawiono teoretyczne podstawy do wpisanie wnioskowanej 

technologii do wspólnej grupy limitowej z produktem Gazyvaro® z uwagi na:  

 podobny mechanizm działania (obydwa leki to przeciwciała monoklonalne wymierzone w antygen 

CD20 na powierzchni limfocytów B); 

 bardzo zbliżone wnioskowane wskazanie i kształt proponowanego programu lekowego do 

wskazania i programu lekowego, w którym Gazyvaro® jest objęty refundacją [37]. 

 

Niemniej jednak analizując aktualną praktykę Ministerstwa Zdrowia w zakresie kwalifikacji leków 

biologicznych o zbliżonym mechanizmie działania i wskazaniach objętych refundacją (np. infliksymab i 
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adalimumab), a także przy uwzględnieniu odmiennych zarejestrowanych wskazań† [58], [59] i braku 

możliwości wiarygodnego porównania skuteczności obydwu leków [41], w opracowaniu założono 

refundację wnioskowanej technologii w ramach nowej, osobnej grupy limitowej. 

 

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

wydawana pacjentowi bezpłatnie.  

 

Wnioskowaną technologię stanowi stosowanie produktu leczniczego Arzerra® w leczeniu I linii 

dorosłych pacjentów z przewlekłą białaczką limfocytową, w ramach programu „Leczenie przewlekłej 

białaczki limfocytowej ofatumumabem (ICD 10: C.91.1)”  [39]. 

 

W opracowaniu uwzględniono zalecany schemat dawkowania wnioskowanej technologii zgodny z 

projektem programu lekowego [39] oraz Charakterystyką produktu leczniczego [58]. Uwzględniono 

schemat podawania identyczny jak w badaniu klinicznym COMPLEMENT-1 [54], tj. ofatumumab w 

skojarzeniu z chlorambucylem (schemat A-Clb) podawany przez maksymalny okres 12 cykli. 

 

Uwzględniono następujące dawkowanie ofatumumabu: 300 mg w dniu 1., 1000 mg w dniu 8. 

pierwszego 28-dniowego cyklu leczenia oraz 1000 mg 1. dnia każdego kolejnego 28-dniowego cyklu. 

Dawkowanie chlorambucylu w schemacie A-Clb zostało określone na poziomie dobowej dawki równej 

10 mg na m2 powierzchni ciała doustnie w dniach od 1. do 7. każdego 28-dniowego cyklu leczenia. 

 

W opracowaniu uwzględniono możliwość zaprzestania leczenia (Arzerra® i/lub Clb) w sytuacji: 

wystąpienia progresji, wystąpienia zgonu, wystąpienia nieakceptowalnych działań niepożądanych, 

utrzymania najlepszej odpowiedzi przez 3 kolejne cykle, zakończenia 12 cykli leczenia. Przeżycie na 

terapii z uwzględnieniem w/w zdarzeń zostało określone na podstawie wyników badania klinicznego 

COMPLEMENT-1 (dane uwzględnione w modelu centralnym, którego adaptacja została opublikowana 

w [78]) – szczegóły przedstawiono w Analizie ekonomicznej [102]. 

 

Szczegółowe informacje na temat wnioskowanej technologii zamieszczono w Analizie problemu 

decyzyjnego [40]. 

 

                                                 
† różnice w zakresie chorych kwalifikujących się do I linii leczenia: chorzy, którzy nie kwalifikują się do leczenia fludarabiną vs. 

chorzy, u których z powodu chorób współistniejących nie należy stosować leczenia opartego na pełnej dawce fludarabiny; 

Arzerra® dodatkowo zarejestrowany w leczeniu pacjentów z CLL oporną na leczenie fludarabiną i alemtuzumabem; Gazyvaro® - 

u chorych z chłoniakiem grudkowym po niepowodzeniu leczenia rytuksymabem 



2.2. Perspektywa analizy 

2.3. Horyzont czasowy analizy 
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2.2. PERSPEKTYWA ANALIZY 

 

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

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

refundowanych leków, środków spożywczych specjalnego przeznaczenia żywieniowego oraz wyrobów 

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

 

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

Wyniki analizy ekonomicznej [102] świadczą o braku istotnych kategorii kosztów różniących z 

perspektywy świadczeniobiorcy. 

 

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

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

perspektywy płatnika publicznego (podmiotu zobowiązanego do finansowania świadczeń ze środków 

publicznych, Narodowego Funduszu Zdrowia). 

 

2.3. HORYZONT CZASOWY ANALIZY  

 

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

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

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

najmniej w ciągu pierwszych 2 lat od daty rozpoczęcia finansowania danej technologii medycznej ze 

środków publicznych [1]. 

 

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

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

pozytywnej decyzji Ministra Zdrowia dotyczącej objęcia refundacją i ustalenia urzędowej ceny dla 

produktu Arzerra® stosowanego w analizowanym wskazaniu). Założono objęcie refundacją 

wnioskowanej technologii pod koniec 2017 roku (wejście w życie Obwieszczenia Ministra Zdrowia 

umieszczającego wnioskowaną technologię w Wykazie refundowanych leków, środków spożywczych 

specjalnego przeznaczenia żywieniowego oraz wyrobów medycznych oraz modyfikacja odpowiednich 

zarządzeń Prezesa NFZ wprowadzająca proponowany program lekowy) i pierwsze wykorzystanie 

wnioskowanej technologii w 2018 roku. Założono, że pierwszy rok analizy będzie obejmował cały 2018 

rok.  
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ramach programu lekowego.  
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Ustalono, że ze względu na charakter schorzenia i sposób refundacji, moment stabilizacji 

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

pierwszych 3 lat jego realizacji.  

Zasadność przyjęcia okresu nie krótszego niż dwuletni potwierdzają informacje w art. 11. ust. 3 pkt. 3 

Ustawy o refundacji [30] świadczące, iż pozytywne rozpatrzenie wniosku o objęcie refundacją i 

ustalenie urzędowej ceny dla produktu Arzerra® stosowanego w analizowanym wskazaniu, będzie 

obowiązywać przez 2 lata od decyzji Ministra Zdrowia.  

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

analizowanym wskazaniu przeprowadzono symulację wysokości nakładów finansowych z 

jednorocznego budżetu płatnika publicznego. Przeprowadzono również ocenę konsekwencji 

finansowych dla kolejnych lat obserwacji w odniesieniu do porównywanych ze sobą możliwych 

scenariuszy („nowy scenariusz” vs „scenariusz istniejący”) w okresie 3 pierwszych lat realizacji 

proponowanego programu lekowego w ramach nowego scenariusza, przy corocznej ocenie wydatków 

z budżetu płatnika publicznego.  

 

2.4. SCENARIUSZE PORÓWNYWANE I PUNKTY KOŃCOWE ANALIZY  

 

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

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

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

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

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

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

ramach proponowanego programu lekowego „Leczenie przewlekłej białaczki limfocytowej 

ofatumumabem (ICD 10: C.91.1)”  [39] („nowy scenariusz”).  

 

Wyniki analizy wpływu na budżet przedstawiono w ujęciu wszystkich pacjentów, którzy zgodnie z 

opisem programu lekowego [39] będą mieli możliwość stosowania wnioskowanej technologii (por. 

rozdział 2.5.1.). 

 

W opracowaniu uwzględniono opcjonalne technologie możliwe do stosowania wśród pacjentów z 

analizowanej populacji. 

Mając na uwadze, iż w praktyce klinicznej w Polsce, w momencie podejmowania decyzji refundacyjnej 

dotyczącej wnioskowanej technologii, pacjenci w stanie klinicznym wskazanym we Wniosku będą 

leczeni produktem Gazyvaro®, do grona opcjonalnych technologii lekowych zaliczono wyłącznie 

stosowanie obinutuzumabu w skojarzeniu z chlorambucylem (schemat G-Clb). 



2.4. Scenariusze porównywane i punkty końcowe analizy 
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W sytuacji inicjalizacji proponowanego programu lekowego tylko w/w interwencja będzie w praktyce 

klinicznej zastępowana przez wnioskowaną technologię, gdyż nie jest spodziewany napływ 

dodatkowych pacjentów do proponowanego programu w sytuacji dostępności schematu G-Clb dla 

pacjenta z analizowanej populacji. Lekarz prowadzący terapię z wykorzystaniem innych schematów 

leczenia (np. chlorambucyl w monoterapii, rytuksymab w monoterapii lub w skojarzeniu z 

chlorambucylem lub bendamustyną), jeżeli dotychczas nie zdecydował się na wprowadzenie terapii z 

wykorzystaniem przeciwciała anty-CD20 nowej generacji, z wysokim prawdopodobieństwem nie 

podejmie takiej decyzji po wprowadzeniu leku Arzerra® do praktyki klinicznej – nie wybierze schematu 

A-Clb w sytuacji dostępności schematu G-Clb mając na uwadze podobieństwa w mechanizmie 

działania ofatumumabu i obinutuzumabu. Tym samym w opracowaniu uwzględniono populację 

chorych, którzy będą włączani do programu lekowego dla Gazyvaro®, programu jeszcze 

nierealizowanego w pełnym zakresie ze względu na jego inicjalizację od 1 lipca 2016 roku. Założono, 

że w horyzoncie czasowym niniejszej analizy program lekowy dla Gazyvaro® będzie realizowany w 

pełnym zakresie. 

 

Analogicznie jak dla wnioskowanej technologii, zarówno dawkowanie jak i przeżycie na terapii G-Clb 

zostało określone na podstawie dostępnych badań klinicznych o najwyższej wiarygodności – badania 

CLL11 [56]. 

Uwzględnione dawkowanie obinutuzumabu obejmuje podawanie: 1000 mg w dniach 1. i 2. (100 mg w 

dniu 1. i 900 mg w dniu 2.), 1000 mg w 8. dniu i 100 mg w 15. dniu pierwszego 28-dniowego cyklu 

leczenia oraz 1000 mg 1. dnia każdego kolejnego 28-dniowego cyklu. Dawkowanie chlorambucylu w 

schemacie  

G-Clb zostało określone na poziomie dobowej dawki równej 0,5 mg na kg masy ciała doustnie w 

dniach od 1. do 15. każdego 28-dniowego cyklu leczenia. 

 

W opracowaniu uwzględniono możliwość zaprzestania leczenia (Gazyvaro® i/lub Clb) w sytuacji: 

wystąpienia progresji, wystąpienia zgonu, wystąpienia nieakceptowalnych działań niepożądanych lub 

zakończenia 6 cykli leczenia. 

Przeżycie na terapii z uwzględnieniem w/w zdarzeń zostało określone na podstawie wyników badania 

klinicznego CLL11 (dane przedstawione w tabeli S4 badania [56]) – szczegóły przedstawiono w 

Analizie ekonomicznej [102]. 

 

Założono, że w horyzoncie analizy ekonomicznej wszyscy pacjenci z analizowanej populacji będą 

stosować schemat G-Clb w ramach scenariusza istniejącego. W ramach scenariusza nowego część 

pacjentów zostanie objęta proponowanym programem lekowym – przy braku danych w ramach 
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(ofatumumab) w I linii leczenia dorosłych pacjentów z przewlekłą białaczką limfocytową (ICD 10: C91.1) w 

ramach programu lekowego.  
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analizy podstawowej założono, że  

 

  

   

 

 

 

 

 

 

Mając na uwadze potencjalne różnice w przeżyciu wolnym od progresji po zastosowaniu 

porównywanych interwencji [41], [102], w ramach niniejszej analizy wpływu na budżet uwzględniono 

wszystkie konsekwencje zdrowotne leczenia I linii – każdego włączonego pacjenta obserwowano do 

zakończenia horyzontu czasowego lub zgonu, jeżeli wystąpił wcześniej. Uwzględniono tym samym 

koszty kolejnych linii leczenia. 

 

Zestawienie założeń porównywanych scenariuszy przedstawiono w tabeli poniżej. 

 

Tabela 2. Zestawienie założeń porównywanych scenariuszy. 

 Scenariusz istniejący (status quo) Nowy scenariusz 

Realizacja proponowanego 
programu lekowego 

Nie  Tak  

Stosowane schematy 
leczenia 

G-Clb A-Clb, G-Clb 

Okres obserwacji pacjenta 
Od rozpoczęcia leczenia z wykorzystaniem A-Clb lub G-Clb do zakończenia horyzontu 

czasowego BIA lub zgonu, jeżeli wystąpi wcześniej 

 

W ramach niniejszej analizy wpływu na system ochrony zdrowia przedstawiono: 

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

 ilościową prognozę rocznych wydatków podmiotu zobowiązanego do finansowania świadczeń ze 

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

wskazanym we wniosku, z wyszczególnieniem składowej wydatków stanowiącej refundację ceny 

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

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

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

 ilościową prognozę rocznych wydatków podmiotu zobowiązanego do finansowania świadczeń ze 

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

wskazanym we wniosku, z wyszczególnieniem składowej wydatków stanowiącej refundację ceny 



2.4. Scenariusze porównywane i punkty końcowe analizy 

2.5. Charakterystyka i wielkość analizowanej populacji 
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wnioskowanej technologii, przy założeniu, że minister właściwy do spraw zdrowia wyda decyzję o 

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

(prognoza opisana jako „nowy scenariusz”), 

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

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

wartościach dla dwóch skrajnych scenariuszy wielkości populacji docelowej (warianty opisane 

jako minimalny i maksymalny). 

 

W ramach niniejszej analizy podjęto również próbę oszacowania aktualnych rocznych wydatków 

podmiotu zobowiązanego do finansowania świadczeń ze środków publicznych, ponoszonych na 

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

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

rozporządzenia [3]. Z uwagi na brak jakichkolwiek informacji na temat wydatków płatnika publicznego 

na leczenie pacjentów z analizowanej populacji, przy ocenie całkowitych wydatków z budżetu płatnika 

publicznego przeznaczonych na finansowanie opieki nad pacjentami z analizowanej populacji, 

przeprowadzono modelowanie analogiczne do opisanych wyżej prognoz.  

 

2.5. CHARAKTERYSTYKA I WIELKOŚĆ ANALIZOWANEJ POPULACJI  

 

2.5.1. CHARAKTERYSTYKA ANALIZOWANEJ POPULACJI 

 

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

który zawiera się w zarejestrowanych wskazaniach do stosowania produktu leczniczego Arzerra® [58]. 

 

Zarejestrowane wskazania do stosowania ocenianego leku obejmują leczenie: 

 dorosłych pacjentów z przewlekłą białaczką limfocytową (CLL), którzy nie byli wcześniej leczeni i 

którzy nie kwalifikują się do leczenia fludarabiną; 

 pacjentów z CLL oporną na leczenie fludarabiną i alemtuzumabem [58]. 

W opracowaniu uwzględniono proponowane zawężenie w/w wskazania do leczenia I linii CLL wśród 

pacjentów z klirensem kreatyniny z zakresu 30-70 ml/min., liczbą punktów wg skali CIRS >6, stanem 

sprawności wg WHO wynoszącym 1 i obecnością wskazań do rozpoczęcia leczenia wg International 

Workshop on Chronic Lymphocytic Leukemia updating [39]. 

 

Uwzględniona we Wniosku grupa chorych zawiera się w grupie pacjentów włączonych do badania 

klinicznego COMPLEMENT-1 [41]. 
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Na uwagę zasługuje, że wyniki modelowania uwzględnione do oszacowania zużycia zasobów i 

średnich kosztów w przeliczeniu na jednego pacjenta zostały wygenerowane przy uwzględnieniu 

charakterystyk wszystkich pacjentów włączonych do badania COMPLEMENT-1 – szczegóły w Analizie 

ekonomicznej [102]. 

Tym samym założono, że charakterystyki pacjentów co roku włączanych do analizowanego programu 

będą zbliżone do charakterystyk chorych uczestniczących w badaniu COMPLEMENT-1. Z grona 

charakterystyk pacjentów z analizowanej populacji, jako bezpośrednie dane wejściowe modelu analizy 

wpływu na budżet uwzględniono: wiek, masę ciała, powierzchnię ciała i odsetek kobiet [102]. 

 

W opracowaniu uwzględniono populację otwartą pacjentów – obserwacji poddawano zagregowaną 

grupę pacjentów leczonych z wykorzystaniem porównywanych interwencji w kolejnych latach 

horyzontu czasowego. Pominięto tym samym koszty wśród pacjentów niespełniających kryteriów 

włączenia do proponowanego programu lekowego w całym horyzoncie analizy.  

Nie poddawano obserwacji każdego pacjenta osobno, gdyż brakuje wiarygodnych informacji 

umożliwiających przeprowadzenie tego typu analizy.  

W pierwszej kolejności oceniono rozpowszechnienie stanu klinicznego wskazanego we Wniosku (liczbę 

pacjentów rozpoczynających I linię leczenia każdego roku) i następnie określono wydatki z budżetu 

płatnika publicznego przy uwzględnieniu danych wejściowych i wyników modelu analizy ekonomicznej 

[102]. 

 

2.5.2. WIELKOŚĆ POPULACJI 

 

Przeprowadzono ocenę liczebności populacji pacjentów w stanie klinicznym wskazanym we wniosku 

przy uwzględnieniu:  

 informacji z Krajowego Rejestru Nowotworów w zakresie liczby zachorowań na białaczki w Polsce 

[84],  

 oszacowań przedstawionych w analizie weryfikacyjnej AOTMiT dla produktu leczniczego 

Gazyvaro® stosowanego wśród chorych z analogicznej populacji [38],  

 struktury zachorowań na białaczki w Polsce określonej na podstawie opublikowanych badań z 

Polski [100], [101],  

 informacji przedstawionych w dokumentach Scottish Medicines Consortium (SMC) [91] oraz  

 charakterystyki pacjentów z przewlekłą białaczką limfocytową z rejestru prowadzonego w Wielkiej 

Brytanii (1030 chorych obserwowanych przez okres od 4 do 9 lat) [99]. 

 

 

 



2.5. Charakterystyka i wielkość analizowanej populacji 

 

 

 
 

 19  

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

ROZPORZĄDZENIA [3] 

 

Wielkość populacji, o której mowa w §6 ust. 1 pkt. 1 lit. a rozporządzenia [3], tj. populacji pacjentów, 

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

określono przy uwzględnieniu danych dotyczących liczby zachorowań na białaczki (ICD 10: C91 – C95) 

z Krajowego Rejestru Nowotworów [84]. 

 

Informacje na temat zachorowań na poszczególne białaczki z okresu ostatnich raportowanych 10 lat 

zostały przedstawione w tabeli poniżej. 

 

Tabela 3. Zachorowania na białaczki wśród osób w wieku powyżej 15. roku życia. Dane Krajowego Rejestru 

Nowotworów [84]. 

ICD 10 2004 2005 2006 2007 2008 2009 2010 2011 2012 2013 

C91 1283 1262 1230 1222 1318 1437 1436 1392 1483 2054 

C92 1077 1031 1008 997 985 975 1017 1093 1150 1165 

C93 18 21 27 21 37 42 49 43 58 44 

C94 75 48 51 49 58 98 92 68 86 87 

C95 111 90 99 101 76 86 106 83 92 66 

C91-C95 2564 2452 2415 2390 2474 2638 2700 2679 2869 3416 

 

Na podstawie danych z dwóch badań przeprowadzonych w Polsce ustalono, że:  

 wśród dorosłych chorych na białaczkę limfatyczną (ICD 10 C91), chorzy na przewlekłą białaczkę 

limfocytową stanowią  

 

 przewlekła białaczka limfocytowa dotyczy  

 

 

Analizując dane z rejestru chorych na przewlekłą białaczkę limfocytową z Wielkiej Brytanii [99] 

ustalono,  

 

 

 

Wśród chorych poddawanych chemioterapii,  
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Na podstawie charakteru leczenia I linii ustalono, że  

 

 

 

Na podstawie iloczynu w/w parametrów określono liczebność populacji pacjentów, która mogłaby 

stosować wnioskowaną technologię w zakresie zgodnym z Charakterystyką produktu leczniczego [58].  

Obliczenia przedstawiono w tabeli poniżej. 

 

 

 

 
 

 
 

 
 

 
 

   

 
 

   

 
 

   

 
 

 
   

 
 

 
   

 
 

 
 

   

 
 
 

 

   

 

Powyższe obliczenia przeprowadzono przy założeniu, że każdy chory rozpoczynający leczenie 

systemowe i kwalifikujący się do schematu opartego na fludarabinie docelowo będzie się kwalifikować 

do stosowania wnioskowanej technologii w ramach drugiego zarejestrowanego wskazania (leczenie 

CLL opornej na leczenie fludarabiną i alemtuzumabem) [58]. 

Uwzględniając w/w założenie ustalono, że w latach 2004 – 2013, rocznie  chorych z 

Polski kwalifikowałoby się do leczenia z wykorzystaniem wnioskowanej technologii przy uwzględnieniu 

zarejestrowanych wskazań do jej stosowania. 

 

 

Roczną liczebność w/w populacji przy uwzględnieniu trendu czasowego oraz ekstrapolacji dostępnych 

danych na lata 2014 – 2020, przedstawiono na wykresie poniżej. 
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Na podstawie przedstawionych informacji ustalono, że      rocznie może 

kwalifikować się do stosowania wnioskowanej technologii w I linii leczenia. 
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ramach programu lekowego.  
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Niemniej jednak w/w oszacowania nie uwzględniają zawężenia populacji docelowej zgodnie z 

propozycją programu lekowego (klirens kreatyniny, liczba punktów wg skali CIRS, stan sprawności wg 

WHO) [39]. 

Przy braku dostępnych informacji na temat odsetka pacjentów spełniających pozostałe kryteria 

włączenia do proponowanego programu lekowego, w ramach niniejszej analizy liczebność populacji, o 

której mowa  w §6 ust. 1 pkt. 1 lit. b rozporządzenia [3], oszacowano przy uwzględnieniu informacji 

przedstawionych w analizie weryfikacyjnej AOTMiT dla produktu Gazyvaro® [38] – leku stosowanego 

wśród chorych z analogicznej populacji (w praktyce klinicznej wysokie jest prawdopodobieństwo 

zdarzenia, że wnioskowana technologia w przypadku jej refundacji zostanie włączona do programu, w 

którym aktualnie refundowany jest produkt Gazyvaro®). 

 

 

  

  

  

 

 

           

 

 

  

 

Zasadność wykorzystania w/w źródła do oceny liczebności populacji docelowej dla wnioskowanej 

technologii potwierdzają również analitycy AOTMiT wskazując, że w chwili obecnej nie są dostępne 

bardziej wiarygodne informacje na temat wielkości populacji chorych z analizowanej populacji (str. 69. 

AWA) [38].
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2.6. Analiza wpływu na skutki zdrowotne 
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Opierając się na informacji uzyskanej od Wnioskodawcy ustalono, że w chwili obecnej żaden pacjent z 

analizowanej populacji w Polsce nie jest poddawany terapii z wykorzystaniem wnioskowanej 

technologii. 

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

pacjentów (brak refundacji wnioskowanej technologii; płatnik publiczny nie ponosi kosztu jej 

stosowania). 

 

W ramach scenariusza nowego część pacjentów zostanie objęta proponowanym programem lekowym 

i będzie stosować wnioskowaną technologię – przy braku danych w ramach analizy podstawowej 

założono, że  

 

  

   

 

 

 

 

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

wynosi:  

 

 

2.5.2.2. PODSUMOWANIE INFORMACJI NA TEMAT WIELKOŚCI POPULACJI 

PACJENTÓW 

 

Podsumowanie informacji na temat wielkości populacji docelowej uwzględnionej w ramach analizy 

podstawowej przedstawiono w tabeli poniżej. 
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2.6. ANALIZA WPŁYWU NA SKUTKI ZDROWOTNE  

 

Nie przeprowadzono odrębnej analizy wpływu na skutki zdrowotne – uwzględniono wyłącznie 

konsekwencje kosztowe efektów zdrowotnych porównywanych interwencji, tj. zaprzestania leczenia 

niezależnie od powodu, wystąpienia progresji choroby, czy wystąpienia działań niepożądanych stopnia 

3. lub wyższego. 

 

Obliczenia w ramach niniejszej analizy oparto na niezdyskontowanych wynikach modelu decyzyjnego 

opisanego w Analizie ekonomicznej [102]. Z uwagi na brak możliwości bezpośredniego porównania i 

istotne ograniczenia pośredniego porównania skuteczności klinicznej stosowania ofatumumabu i 

obinutuzumabu w analizowanym wskazaniu [41], w ramach niniejszej analizy uwzględniono 10 

wariantów. W ramach analizy podstawowej uwzględniono wyniki modelu oparte na nieadiustowanym 

względem wspólnego komparatora zestawieniu efektów zdrowotnych i kosztów porównywanych 

interwencji z efektami określonymi na podstawie ogólnego wskaźnika odpowiedzi (ang. Overall 

Response Rate, ORR – wariant 1A) [102]. 

 

Wpływ na wyniki uwzględnienia pozostałych wariantów porównania skuteczności obydwu interwencji 

został przetestowany w ramach analizy wrażliwości. 

Podstawowe informacje na temat uwzględnionych wariantów porównania skuteczności ofatumumabu i 

obinutuzumabu przedstawiono w tabeli poniżej. Szczegółowe informacje oraz wartości wszystkich 

wykorzystywanych parametrów zostały przedstawione w Analizie ekonomicznej [102]. 

 

Tabela 6. Podstawowe informacje na temat wariantów porównania skuteczności klinicznej ofatumumabu i 

obinutuzumabu [102]. 

Nr Typ Różnice między A-Clb i G-Clb Modelowanie PFS Modelowanie OS 

1A 

I.
 „

N
a
iw

n
e
” ORR, udział CR w ORR, 2-letni OS 
Zależy od typu odpowiedzi (CR, 
PR lub SD) - CR, PR, SD różnią 

się między interwencjami 
Na podstawie 2-letniego OS 

(niezależne modele wykładnicze) 

1B Mediany PFS, 2-letni OS 

Na podstawie median PFS 
(wykładnicze modele) = PFS 

bezpośrednio zależne od 
interwencji 

2A i 
2B a 

II
. 
A
d
iu

st
o
w

a
n
e
 

Adiustowany ORR przez OR (z 
porównania pośredniego), udział 
CR w ORR, adjustowany OS przez 
HR (z porównania pośredniego) 

Zależy od typu odpowiedzi (CR, 
PR lub SD) - CR, PR, SD różnią 

się między interwencjami 

Funkcja przeżycia dopasowana do 
danych A-Clb, modyfikowana 

przez HR (z porównania 
pośredniego) w grupie G-Clb 

2C i 
2D b 

Adiustowany PFS i OS przez HR 
(z porównania pośredniego) – 

wariant zakłada 
proporcjonalność hazardów 
PFS – aspekt, który został 

podważony [41] 

Funkcja przeżycia dopasowana do 
danych A-Clb, modyfikowana 

przez HR (z porównania 
pośredniego) w grupie G-Clb 

= PFS bezpośrednio zależne od 
interwencji 

2E i 
2F b 

Adiustowany PFS przez MR (z 
porównania pośredniego), 

Funkcja przeżycia dopasowana do 
danych A-Clb, modyfikowana 
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Nr Typ Różnice między A-Clb i G-Clb Modelowanie PFS Modelowanie OS 

adiustowany OS przez HR (z 
porównania pośredniego) 

przez MR (z porównania 
pośredniego) w grupie G-Clb 
= bezpośrednio zależne od 

interwencji 

3A i 
3B c II

I.
 

C
M

A
 Brak różnic (efekty na poziomie 

efektów A-Clb w obydwu 
grupach) 

Zależy od typu odpowiedzi (CR, 
PR lub SD) - CR, PR, SD nie 

różnią się między interwencjami 

Model przeżycia dopasowany do 
danych A-Clb 

Skróty jednorazowo wykorzystane w tabeli: SD, ang. stable disease (stabilna choroba); CMA, ang. cost-minimalisation analysis 

(analiza minimalizacji kosztów); „naiwne” porównanie, tj. porównanie bez adiustacji względem „wspólnego komparatora” 

(zestawienie wyników grup badanych z obydwu badań). 
a Różnica dotyczy sposobu oceny zużycia Gazyvaro®: dane z badania CLL11 w wariancie 2A lub odsetek pacjentów w stanie PFS 

w wariancie 2B; b Różnica dotyczy okresu obserwacji różnic między interwencjami (cały horyzont obserwacji w wariantach 2C i 

2E lub tylko 15 miesięcy, tj. okres braku istotnej różnicy w przeżyciu między grupami Clb badań, w wariantach 2D i 2F); c 

Różnica dotyczy dawki Clb w grupie  G-Clb (taka jak w CLL11 w wariancie 3A lub taka jak w COMPLEMENT-1 w wariancie 3B). 

 

Wykorzystane w ramach analizy podstawowej parametry skuteczności klinicznej przedstawiono w 

tabeli poniżej. 
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2.7. KOSZTY UWZGLĘDNIONE W OPRACOWANIU 

 

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

przewlekłą białaczką limfocytową, kwalifikujących się do chemioterapii w warunkach polskich. 

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

Uwzględniono wyłącznie koszty bezpośrednie medyczne. 

 

 

 

 

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

analizy ekonomicznej [102]. Podstawowe założenia w zakresie danych kosztowych: 

 koszt ofatumumabu ustalono na podstawie proponowanych przez Wnioskodawcę cen i sposobu 

refundacji (program lekowy, osobna grupa limitowa);  

  

 

 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]; 

 koszt punktu za świadczenia szpitalne przyjęto na poziomie 52 PLN, zgodnie z przeszukaniem 

Informatora o umowach NFZ [45]; 

 koszt realizacji proponowanego programu lekowego został określony na podstawie kosztu 

świadczenia 5.08.08.0000087 „Diagnostyka w programie leczenia przewlekłej białaczki 

limfocytowej obinutuzumabem (ICD-10 C91.1)” (przyjęto taki sam koszt diagnostyki w programie 

dla wnioskowanej technologii i Gazyvaro®) oraz kosztu pobytów pacjenta w szpitali w związku z 

podaniem leków; 
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2.8. Metoda estymacji wyników analizy w ujęciu populacyjnym 
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 koszt stosowania obinutuzumabu (Gazyvaro®) określono na podstawie informacji z obwieszczenia 

Ministra Zdrowia [37] (limit finansowania równy 17 228,41 PLN za opakowanie zawierające 1000 

mg, czyli 17,2284 PLN za 1 mg); 

 uwzględniono kolejne linie leczenia, których charakter i skuteczność oparto na danych z Wielkiej 

Brytanii i opublikowanych wynikach badań. 

 

Bezpośrednie dane wejściowe modelu decyzyjnego analizy ekonomicznej [102] w zakresie kosztów 

przedstawiono w tabeli poniżej. 

 

 

   

 
  

 

   

   

   
 

 

   

 
 

 
 

 

  

  

  

  

  

  
 

 
 

 
 

 

 
  

 
 

  

 
 

  

 
 

  
 

 
 

 

 
 

 

  

 
 

 
 

 
 

 

 
 

 
 

 

  

  

  

  

  

  
 

 
 

 

 

Opierając się na Wytycznych przeprowadzania Ocen Technologii Medycznych [1], w ramach niniejszej 

analizy wpływu na budżet nie uwzględniono dyskontowania. 
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2.8. METODY ESTYMACJI WYNIKÓW ANALIZY W UJĘCIU POPULACYJNYM 

 

Zastosowana w niniejszej analizie metoda estymacji wyników w ujęciu populacyjnym uwzględnia 

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

sumaryczne koszty w ujęciu populacyjnym. 

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

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

stanie klinicznym wskazanym we wniosku. 

Ponieważ wykorzystane wyniki modelu ekonomicznego obrazują koszt w przeliczeniu na pacjenta 

rozpoczynającego leczenie z wykorzystaniem porównywanych interwencji, uwzględniają wpływ utraty 

części obserwowanej kohorty z powodu zgonu (pacjent który zmarł nie generuje kosztu). Tym samym 

koszt w kolejnych latach od rozpoczęcia leczenia I linii określono jako iloczyn liczby pacjentów 

rozpoczynających leczenie I linii i średniego kosztu obserwowanego w kolejnych latach. 

 

Na uwagę zasługuje, że w opracowaniu uwzględniono liczbę pacjentów stosujących porównywane 

interwencje przez co najmniej 1 dzień w programie i przypisano im (maksymalizując wydatki) 

koszt/zużycie zasobów odpowiadające pełnemu rokowi obserwacji – przyjęto włączenie każdego 

pacjenta do programu pierwszego dnia każdego roku horyzontu czasowego. 

 

Wykorzystane w analizie podstawowej wyniki modelu ekonomicznego przedstawiono w tabeli poniżej. 
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2.9. ANALIZA WRAŻLIWOŚCI I WYKAZ PARAMETRÓW ANALIZY WPŁYWU NA 

BUDŻET  

 

W ramach analizy podstawowej uwzględniono trzy warianty:  

 najbardziej prawdopodobny, uwzględniający realistyczne wartości parametrów dotyczących 

wielkości analizowanej populacji i wpływu refundacji wnioskowanej technologii na budżet płatnika 

publicznego,  

 minimalny, uwzględniający skrajne założenia i wartości z zakresu niepewności parametrów 

dotyczących wielkości analizowanej populacji, generujące minimalne wydatki z budżetu,  

 maksymalny, uwzględniający skrajne założenia i wartości zakresu niepewności parametrów 

dotyczących wielkości analizowanej populacji, generujące maksymalne wydatki z budżetu.

 

Parametry poszczególnych scenariuszy zostały przedstawione w tabeli poniżej (szczegóły dotyczące 

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

 

           

 

 
 

 
 

 
 

 
 

 

 
 

 
   

 
 

 

 
 

     

 
 

 
   

 
 
 
  

 

Wspólne parametry wszystkich wariantów przedstawiono w tabeli poniżej. 

 

 

 

   

 
  

 

 
  

 
 

  

   

 

   

 
 

 
 
 

 
 

 

   
 

 



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

(ofatumumab) w I linii leczenia dorosłych pacjentów z przewlekłą białaczką limfocytową (ICD 10: C91.1) w 

ramach programu lekowego.  
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Podstawowe założenia analizy wpływu na budżet: 

 uwzględniono opublikowane dane na temat wielkości populacji docelowej dla wnioskowanej 

technologii (do modyfikacji w arkuszu „Ustawienia BIA”); 

 założono wzrost zapadalności na stan kliniczny wskazany we wniosku w horyzoncie analizy; 

 uwzględniono zużycie porównywanych interwencji zgodne z wynikami badań klinicznych 

COMPLEMENT-1 i CLL11; 

 uwzględniono wpływ zmiany statusu refundacyjnego wnioskowanej technologii na zakres jej 

wykorzystania kosztem schematu obejmującego podawanie produktu leczniczego Gazyvaro® w 

skojarzeniu z chlorambucylem (aktualnie refundowany schemat uwzględniający przeciwciało 

monoklonalne przeciw antygenowi CD20 limfocytów B z tej samej generacji, co wnioskowana 

technologia); 

 uwzględniono różnice w skuteczności klinicznej porównywanych interwencji określone w ramach 

zestawienia wyników zdrowotnych grup eksperymentalnych badań klinicznych COMPLEMENT-1 i 

CLL11 (modelowanie oparte na ogólnych wskaźnikach odpowiedzi na leczenie; wariant 1A 

porównania skuteczności [102]). 

 

W ramach analizy wrażliwości rozpatrywano scenariusze opisane w tabeli poniżej. 
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Tabela 12. Opis scenariuszy analizy wrażliwości. 

Scenariusz Opis 

SA1 SA1. Analiza podstawowa 

SA2 Wariant 1B porównania Arzerra® z Gazyvaro® [102] 

SA3 Wariant 2A porównania Arzerra® z Gazyvaro® [102] 

SA4 Wariant 2B porównania Arzerra® z Gazyvaro® [102] 

SA5 Wariant 2C porównania Arzerra® z Gazyvaro® [102] 

SA6 Wariant 2D porównania Arzerra® z Gazyvaro® [102] 

SA7 Wariant 2E porównania Arzerra® z Gazyvaro® [102] 

SA8 Wariant 2F porównania Arzerra® z Gazyvaro® [102] 

SA9 Wariant 3A porównania Arzerra® z Gazyvaro® [102] 

SA10 Wariant 3B porównania Arzerra® z Gazyvaro® [102] 

SA11 Każdy pacjent obserwowany w BIA tylko do końca roku, w którym stosował leczenie I linii 

SA12 
   

 

 
  

 

SA14 
Wzrost wielkości populacji na poziomie wzrostu liczby zachorowań na białaczki limfatyczne w Polsce między 

2012 a 2013 rokiem [84] 

SA15 Brak stosowania Arzerra® w programie w każdym wariancie wielkości populacji (walidacja wewnętrzna) 

SA16 
Maksymalne zużycie Arzerra® (12 300 mg) i Gazyvaro® (8000 mg) w programie, tj. wszyscy pacjenci leczeni 

przeciwciałami przez odpowiednio 12 i 6 cykli. 

SA17 Koszt leków refundowanych na podstawie komunikatu NFZ [42] – szczegóły w Analizie ekonomicznej [102] 



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

(ofatumumab) w I linii leczenia dorosłych pacjentów z przewlekłą białaczką limfocytową (ICD 10: C91.1) w 

ramach programu lekowego.  
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3. WYNIKI ANALIZY WPŁYWU NA BUDŻET 

 

3.1. AKTUALNE WYDATKI Z BUDŻETU PŁATNIKA PUBLICZNEGO 

 

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

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

uwzględniająca podawanie analizowanego produktu nie występuje. 

 

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

wskazanym we wniosku.  

 

  

 

            

 

 

 

 

 
 

 
 

 
 

 

    

    

    

    

    

    

    

    

 

Na uwagę zasługuje, że w/w oszacowania nie uwzględniają kosztów obserwowanych w kolejnych 

latach od rozpoczęcia leczenia I linii. W ramach analizy wpływu na budżet te kategorie kosztów zostały 

uwzględnione. 

 

3.2. WARIANT NAJBARDZIEJ PRAWDOPODOBNY 

 

Wyniki analizy wpływu na budżet uwzględniające najbardziej prawdopodobny wariant wielkości 

populacji przedstawiono poniżej. 



3.2. Wariant najbardziej prawdopodobny 
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Ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznego decyzji o finansowaniu stosowania produktu Arzerra® 

(ofatumumab) w I linii leczenia dorosłych pacjentów z przewlekłą białaczką limfocytową (ICD 10: C91.1) w 

ramach programu lekowego.  
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3.2. Scenariusz najbardziej prawdopodobny 

3.3. Scenariusz minimalny 
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3.3. Wariant minimalny 

3.4. Wariant maksymalny 
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3.4. Wariant maksymalny 

3.5. Analiza wrażliwości 
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4. ANALIZA ZUŻYTYCH ZASOBÓW   

 

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

rozdziale 3. Poniżej przedstawiono wyłącznie informacje na temat estymowanego zużycia 

podstawowych zasobów medycznych w horyzoncie analizy. 

 

 



4. Analiza zużytych zasobów 

5. Analiza wpływu na efekty zdrowotne 
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5. ANALIZA WPŁYWU NA EFEKTY ZDROWOTNE 

 

Nie przeprowadzono osobnej analizy wpływu na skutki zdrowotne (por. rozdział 2.6.). 

 

 

6. ANALIZA WPŁYWU NA ORGANIZACJĘ UDZIELANIA ŚWIADCZEŃ ZDROWOTNYCH  

 

Wyniki niniejszej analizy wpływu na budżet świadczą, że uwzględnienie sugerowanego sposobu 

finansowania ocenianej technologii ze środków publicznych z wysokim prawdopodobieństwem  

  

 

Stosowanie produktu leczniczego Arzerra® w analizowanym wskazaniu nie nakłada szczególnych 

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

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

dodatkowych środków ostrożności. Wszystkie ewentualne wymagania związane z analizowaną 

technologią medyczną są już spełnione przez placówki medyczne obejmujące opieką medyczną 

pacjentów z analizowanej populacji mających dostęp do leczenia z wykorzystaniem Gazyvaro® w 

ramach programu lekowego. 

 



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

(ofatumumab) w I linii leczenia dorosłych pacjentów z przewlekłą białaczką limfocytową (ICD 10: C91.1) w 

ramach programu lekowego.  
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Oceniana technologia obejmuje stosowanie produktu Arzerra® – uważa się, że decyzja o finansowaniu 

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

finansowymi ze strony Narodowego Funduszu Zdrowia z tytułu finansowania dodatkowych wymagań 

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

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

finansowania zakupu dodatkowego sprzętu specjalistycznego, szkoleń pracowników służby zdrowia, 

itp.).  

 

 

7. ASPEKTY ETYCZNE I SPOŁECZNE  

 

W chwili obecnej pacjent z analizowanej populacji ma możliwość leczenia z wykorzystaniem 

schematów uwzględniających obinutuzumab. Rozważany problem decyzyjny dotyczy pacjentów z 

chorobą rzadką. 

Udostępnienie produktu leczniczego Arzerra® pacjentom z analizowanej populacji może istotnie 

poprawić wyniki zdrowotne w związku z możliwością dobrania schematu leczenia odpowiedniego dla 

danego pacjenta. 

 

  

 

Dodatkowe efekty kliniczne po udostępnieniu pacjentom wnioskowanej technologii mogą przełożyć się 

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

medycznej (zwiększenie grona dostępnych leków umożliwia korzystniejsze dla pacjenta dobranie 

schematu leczenia I linii). 

 

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

 

Finansowanie stosowania wnioskowanej technologii w analizowanym wskazaniu na rozważanych w 

opracowaniu zasadach spowoduje, że: 

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

analizowanym rozpoznaniem, 

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

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

 

Pozytywna decyzja refundacyjna nie będzie powodować istotnych problemów społecznych.  

 



7. Aspekty etyczne i społeczne  

8. Ograniczenia analizy 
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Pozytywna decyzja o finansowaniu ocenianej technologii lekowej: 

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

względu na rozszerzenie dostępu do skutecznej opcji terapeutycznej; 

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

względu na wyższą różnorodność schematów leczenia; 

 nie grozi nieakceptowaniem postępowania pacjentów z analizowanej populacji; 

 nie będzie powodować lub wpływać na stygmatyzację; 

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

ich opiekunów oraz lekarzy prowadzących ich terapię; 

 nie będzie stwarzać problemów społecznych dotyczących płci lub rodziny. 

 

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

stosowania produktu Arzerra® w analizowanym wskazaniu nie przeprowadzono identyfikacji 

przeciwników czy zwolenników rozważanej decyzji.  

 

 

8. OGRANICZENIA ANALIZY 

 

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

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

podstawie wyników modelu opisanego w analizie ekonomicznej [102]. Tym samym część ograniczeń 

modelu ekonomicznego dotyczy również niniejszego opracowania. 

 

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

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

odniesieniu do ekstrapolacji wielkości analizowanej populacji pacjentów na horyzont analizy wpływu 

na budżet. Wykorzystano opublikowane informacje, które nie pozwalają jednoznacznie potwierdzić 

wielkości populacji docelowej dla wnioskowanej technologii.  

 

 

 

 

 

 

 

 



Ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznego decyzji o finansowaniu stosowania produktu Arzerra® 
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ramach programu lekowego.  
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9. DYSKUSJA 

 

Przedmiotem opracowania jest ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznego 

finansowania ze środków publicznych produktu leczniczego Arzerra® w leczeniu I linii dorosłych 

pacjentów z przewlekłą białaczką limfocytową. 

 

W ramach analizy wykorzystano opublikowane źródła informacji.  

Szczegóły dotyczące ograniczeń uwzględnionych w opracowaniu źródeł informacji przedstawiono w  

rozdziałach: 2., 3. i 5. analizy ekonomicznej [102] oraz w rozdziale 2. niniejszej analizy wpływu na 

budżet. 

 

W chwili obecnej produkt leczniczy Arzerra® nie jest finansowany ze środków publicznych.  

  

  

 

Na uwagę zasługuje, że w ramach analizy uwzględniono wyłącznie jeden opcjonalny schemat leczenia 

pacjentów z analizowanej populacji. 

Zgodnie z informacjami przedstawionymi na stronie Ministerstwa Zdrowia (www.mz.gov.pl), 

stosowanie obinutuzumabu w populacji pacjentów o bardzo zbliżonej charakterystyce do populacji 

docelowej dla wnioskowanej technologii jest finansowane ze środków publicznych od 1 lipca 2016 

roku. Tym samym z wysokim prawdopodobieństwem w chwili obecnej stosowanie w/w technologii nie 

jest powszechne z uwagi na ograniczenia administracyjne (wprowadzenie programu do systemów 

informatycznych, modyfikacja kontraktów, rekrutacja pacjentów). Niemniej jednak w ramach analizy 

założono, że w momencie podejmowania rozważanej decyzji przez Ministra Zdrowia oraz w horyzoncie 

analizy wpływu na budżet, która zgodnie z danymi źródłowymi dotyczącymi wielkości populacji 

obejmować będzie lata 2018 – 2020, program lekowy dla Gazyvaro® realizowany będzie w pełnym 

zakresie. 

Co więcej założono, że refundacja wnioskowanej technologii wiązać się będzie ze wzrostem jej 

wykorzystania wyłącznie kosztem stosowania Gazyvaro®. Jest to zasadne, ponieważ obydwie 

technologie lekowe cechują się podobnym mechanizmem działania (przeciwciała monoklonalne anty-

CD20 nowej generacji) i podawane będą w podobnych warunkach (program lekowy związany z 

pewnymi ograniczeniami dla świadczeniodawcy i lekarza prowadzącego terapię).
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11. OCENA ZAPOTRZEBOWANIA NA ANALIZĘ RACJONALIZACYJNĄ 

 

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

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

na budżet podmiotu zobowiązanego do finansowania świadczeń ze środków publicznych wykazuje 

wzrost kosztów refundacji. 
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Tabela 23. Ocena zgodności analizy wpływu na system ochrony zdrowia z Rozporządzeniem Ministra Zdrowia z 

dnia 2 kwietnia 2012 r. w sprawie minimalnych wymagań oraz ocena metodyki analizy wpływu na budżet pod 

kątem zgodności 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 wpływu na 
budżet są aktualne na dzień złożenia 
wniosku? 

TAK 
Rozdziały: 2.4. – 

2.8. 

Data odcięcia: 30 sty 2017 
roku; część informacji 

przedstawiono w Analizie 
ekonomicznej 

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 

2.7. 

Aktualne Obwieszczenie 
Ministra Zdrowia (na 1 sty 

2017 roku) 

Czy informacje w zakresie skuteczności i 
bezpieczeństwa technologii wnioskowanej i 
technologii opcjonalnych są aktualne na dzień 
złożenia wniosku? 

TAK 
Rozdziały 2.6. i 

2.8. 
Aktualny przegląd 

systematyczny 

Czy przedstawiane w analizie wyniki 
przeglądów systematycznych (użyteczności, 
konwergencji wyników, itp.) są aktualne na 
dzień złożenia wniosku? 

TAK Rozdział 8. 
Data ostatniego przeszukania: 
30 sty 2017 roku (szczegóły w 

Analizie ekonomicznej) 

§ 6. ust 1. Czy analiza wpływu na budżet zawiera: 

pkt 1 lit a 

 oszacowanie rocznej liczebności populacji 
obejmującej wszystkich pacjentów, u 
których wnioskowana technologia może 
być zastosowana lub komentarz 
stwierdzający zgodność wskazanej 
populacji z populacją z pkt 1 lit b? 

TAK 
Rozdział 2.5.2.; 

podsumowanie w 
rozdziale 2.5.2.2. 

- 

pkt 1 lit b 
 oszacowanie rocznej liczebności populacji 

docelowej, wskazanej we wniosku? 
TAK 

Rozdział 2.5.2.; 
podsumowanie w 
rozdziale 2.5.2.2. 

- 

pkt 1 lit c 
 oszacowanie rocznej liczebności populacji 

w której wnioskowana technologia jest 
obecnie stosowana? 

TAK 
Rozdział 2.5.2.; 

podsumowanie w 
rozdziale 2.5.2.2. 

- 

pkt 2 

 oszacowanie rocznej liczebności populacji, 
w której wnioskowana technologia będzie 
stosowana przy założeniu, że minister 
właściwy do spraw zdrowia wyda decyzję 
o objęciu refundacją, o której mowa w 
art. 11 ust. 1 ustawy, lub decyzję o 
podwyższeniu ceny, o której mowa w art. 
11 ust. 4 ustawy? 

TAK 
Rozdział 2.5.2.; 

podsumowanie w 
rozdziale 2.5.2.2. 

- 

§ 6. ust 1. 
pkt 1 i 2 

 tabelkę ze wskazaniem rocznej liczebności 
populacji o której mowa w § 6. ust 1. pkt 
1 i 2 rozporządzenia (informacje dla 
każdego roku horyzontu czasowego w 
tym zakresie) 

TAK Tabele 5. - 

pkt 3 

 oszacowanie aktualnych rocznych 
wydatków podmiotu zobowiązanego do 
finansowania świadczeń ze środków 
publicznych, ponoszonych na leczenie 
pacjentów w stanie klinicznym wskazanym 
we wniosku, z wyszczególnieniem 
składowej wydatków stanowiącej 
refundację ceny wnioskowanej 
technologii, o ile występuje? 

TAK Rozdział 3.1. - 



 

  

Nr i Pytanie  Odpowiedź Odwołanie ii Uwagi 

pkt 4 

 ilościową prognozę rocznych wydatków 
podmiotu zobowiązanego do finansowania 
świadczeń ze środków publicznych, jakie 
będą ponoszone na leczenie pacjentów w 
stanie klinicznym wskazanym we wniosku, 
przy założeniu, że minister właściwy do 
spraw zdrowia nie wyda decyzji o objęciu 
refundacją, o której mowa wart. 11 ust. l 
ustawy, lub decyzji o podwyższeniu ceny, 
o której mowa wart. 11 ust. 4 ustawy? 

TAK Rozdział 3.2. 
Prognoza opisana jako 

„scenariusz istniejący” lub 
status quo 

 wyszczególnienie składowej wydatków 
stanowiącej refundację ceny 
wnioskowanej technologii ww. prognozy? 

TAK Rozdział 3.2. - 

pkt 5 

 ilościową prognozę rocznych wydatków 
podmiotu zobowiązanego do finansowania 
świadczeń ze środków publicznych, jakie 
będą ponoszone na leczenie pacjentów w 
stanie klinicznym wskazanym we wniosku, 
przy założeniu, że minister właściwy do 
spraw zdrowia wyda decyzję o objęciu 
refundacją, o której mowa wart. 11 ust. l 
ustawy, lub decyzję o podwyższeniu ceny, 
o której mowa wart. 11 ust. 4 ustawy? 

TAK Rozdział 3.2. 

Prognoza opisana jako „nowy 
scenariusz”; założono 

pozytywną decyzję w ramach 
tego scenariusza 

 wyszczególnienie składowej wydatków 
stanowiącej refundację ceny 
wnioskowanej technologii ww. prognozy? 

TAK Rozdział 3.2. - 

pkt 6 

 oszacowanie dodatkowych wydatków 
podmiotu zobowiązanego do finansowania 
świadczeń ze środków publicznych, jakie 
będą ponoszone na leczenie pacjentów w 
stanie klinicznym wskazanym we wniosku, 
stanowiących różnicę pomiędzy 
prognozami, o których mowa w pkt 4 i 5 
(różnica w całkowitych wydatkach na 
pacjentów w stanie klinicznym wskazanym 
we wniosku)? 

TAK Rozdział 3.2. - 

 oszacowanie dodatkowych wydatków 
podmiotu zobowiązanego do finansowania 
świadczeń ze środków publicznych 
związanych z refundacją ceny 
wnioskowanej technologii (różnicę w 
wydatkach na refundację ceny 
wnioskowanej technologii)? 

TAK Rozdział 3.2. - 

pkt 7 

 minimalny i maksymalny wariant 
oszacowania, o którym mowa w pkt 6 – 
różnica pomiędzy prognozami, o których 
mowa w pkt 4 i 5 (różnicy w całkowitych 
wydatkach na pacjentów w stanie 
klinicznym wskazanym we wniosku)? 

TAK 
Rozdziały 3.3. i 

3.4. 
- 

 minimalny i maksymalny wariant 
oszacowania, o którym mowa w pkt 6 – 
różnica pomiędzy prognozami, o których 
mowa w pkt 4 i 5 w zakresie wydatków 
dotyczących refundacji ceny 
wnioskowanej technologii (różnicy w 
wydatkach na refundację ceny 
wnioskowanej technologii)? 

TAK 
Rozdziały 3.3. i 

3.4. 
- 

pkt 8 

 zestawienie tabelaryczne wartości, na 
podstawie, których dokonano oszacowań, 
o których mowa w pkt 1-3, 6 i 7 oraz 
prognoz, o których mowa w pkt 4 i 5; 

TAK 
Rozdziały 2. i 3., 
podsumowanie w 

tabeli 10. i 11. 

Szczegóły dotyczące danych 
wejściowych w analizie 

ekonomicznej 

pkt 9 

 wyszczególnienie założeń, na podstawie, 
których dokonano oszacowań, o których 
mowa w pkt 1-3, 6 i 7 oraz prognoz, o 
których mowa w pkt 4 i 5? 

TAK 
Rozdział 2., 

podsumowanie w 
rozdziale 2.9. 

Część informacji przedstawiona 
w analizie ekonomicznej (nie 
duplikowano przedstawionych 

informacji) 



 

  

Nr i Pytanie  Odpowiedź Odwołanie ii Uwagi 

 wyszczególnienie założeń dotyczących 
kwalifikacji wnioskowanej technologii do 
grupy limitowej i wyznaczenia podstawy 
limitu? 

TAK Rozdział 2.1. - 

pkt 10 

 dokument elektroniczny, umożliwiający 
powtórzenie wszystkich kalkulacji, w 
wyniku, których uzyskano oszacowania, o 
których mowa w pkt 1-3, 6 i 7 oraz 
prognozy, o których mowa w pkt 4 i 5. 
oraz komentarz w raporcie stwierdzający 
obecność takiego dokumentu? 

TAK 
Mowa o nim m.in. 
w rozdziale 2.5. 

- 

§ 6. ust 2. 
Czy przeprowadzone oszacowania 
przeprowadzono w horyzoncie czasowym 
właściwym dla analizy wpływu na budżet? 

TAK Rozdział 2.3. - 

§ 3. pkt 4. 

Czy przeprowadzone oszacowania obejmują 
przewidywany przedział czasu wystarczający 
do ustalenia równowagi na rynku od zajścia 
zmiany wynikającej z wydania przez ministra 
właściwego do spraw zdrowia decyzji o 
objęciu refundacją? 

TAK Rozdział 2.3. - 

§ 3. pkt 4. 
Czy przeprowadzone oszacowania obejmują 
przewidywany przedział czasu nie krótszy niż 
2 lata? 

TAK Rozdział 2.3. - 

§ 6. ust 3. 

Czy szacowania, o których mowa w ust. 1 pkt 
1-3, 6 i 7 oraz prognozy, o których mowa w 
ust. 1 pkt 4 i 5, dokonano na podstawie 
oszacowań, o których mowa w ust. 1 pkt 1 i 
2? 

TAK 
Rozdziały 2.5. i 

2.8. 
- 

Czy jeżeli nie było możliwe przedstawienie 
wiarygodnych oszacowań, o których mowa w 
ust. 1 pkt 1 i 2, analiza wpływu na budżet 
zawiera dodatkowy wariant, w którym 
oszacowania te uzyskano w oparciu o inne 
dane? 

Nie dotyczy Rozdział 2.5. - 

§ 6. ust 1. 

Czy opisano metody analizy w zakresie: 
rodzaju parametrów epidemiologicznych 
określających wielkość populacji (zapadalność 
vs. rozpowszechnienie), okresu generowania 
wyników zdrowotnych i kosztów (np. 
przesunięcie w czasie wynikające z takiego 
samego prawdopodobieństwa włączenia do 
obserwacji pacjentów), estymacji wyników 
BIA z uwzględnieniem wyników analizy 
ekonomicznej (wyniki w ujęciu populacyjnym 
na podstawie wyników modelowania 
kohortowego), jeżeli dotyczy? 

TAK 
Rozdziały 2.5. i 

2.8. 
- 

§ 6. ust 4. 
Czy jeżeli wnioskowane warunki objęcia refundacją obejmują instrumenty dzielenia ryzyka, o których mowa wart. 
11 ust. 2 pkt 7 ustawy, oszacowania, o których mowa w ust. 1 pkt 1-2 (wielkość populacji), przedstawiono w 
następujących wariantach: 

pkt 1 
 z uwzględnieniem proponowanego 

instrumentu dzielenia ryzyka? 
TAK Rozdział 2.5. 

RSS nie wpływa na wielkość 
populacji 

pkt 2 
 bez uwzględnienia proponowanego 

instrumentu dzielenia ryzyka? 
TAK Rozdział 2.5. - 

§ 6. ust 4. 
Czy jeżeli wnioskowane warunki objęcia refundacją obejmują instrumenty dzielenia ryzyka, o których mowa wart. 
11 ust. 2 pkt 7 ustawy, oszacowania, o których mowa w ust. l pkt 3 (aktualne wydatki), przedstawiono w 
następujących wariantach: 

pkt 1 
 z uwzględnieniem proponowanego 

instrumentu dzielenia ryzyka? 
TAK Rozdział 3.1. - 

pkt 2 
 bez uwzględnienia proponowanego 

instrumentu dzielenia ryzyka? 
TAK Rozdział 3.1. - 

§ 6. ust 4. 
Czy jeżeli wnioskowane warunki objęcia refundacją obejmują instrumenty dzielenia ryzyka, o których mowa wart. 
11 ust. 2 pkt 7 ustawy, prognozy, o których mowa w ust. 1 pkt 4 i 5 (całkowite wydatki dla porównywanych 
prognoz) przedstawiono w następujących wariantach: 



 

  

Nr i Pytanie  Odpowiedź Odwołanie ii Uwagi 

pkt 1 
 z uwzględnieniem proponowanego 

instrumentu dzielenia ryzyka? 
TAK Rozdział 3.2. - 

pkt 2 
 bez uwzględnienia proponowanego 

instrumentu dzielenia ryzyka? 
TAK Rozdział 3.2. - 

§ 6. ust 4. 

Czy jeżeli wnioskowane warunki objęcia refundacją obejmują instrumenty dzielenia ryzyka, o których mowa w 
art. 11 ust. 2 pkt 7 ustawy, oszacowania, o których mowa w ust. 1 pkt 6 i 7 (różnice w całkowitych wydatkach, 
różnice w wydatkach na refundację wnioskowanej technologii – wariant średni, minimalny, maksymalny) 
przedstawiono w następujących wariantach: 

pkt 1 
 z uwzględnieniem proponowanego 

instrumentu dzielenia ryzyka? 
TAK 

Rozdziały 3.2. – 
3.5. 

- 

pkt 2 
 bez uwzględnienia proponowanego 

instrumentu dzielenia ryzyka? 
TAK 

Rozdziały 3.2. – 
3.5. 

- 

§ 6. ust 5. 

Czy jeżeli wnioskowane warunki objęcia 
refundacją obejmują utworzenie nowej, 
odrębnej grupy limitowej, analiza wpływu na 
budżet zawiera wskazanie dowodów 
spełnienia wymagań, o których mowa w art. 
15 ust. 3 pkt 1 i 3 ustawy? 

TAK Rozdział 2.1. - 

§ 6. ust 6. 

Czy jeżeli wnioskowane warunki objęcia 
refundacją obejmują kwalifikację do 
wspólnej, istniejącej grupy limitowej, analiza 
wpływu na budżet zawiera wskazanie 
dowodów spełnienia kryteriów, o których 
mowa w art. 15 ust. 2 i wymagania, o 
których mowa w art. 15 ust. 3 pkt 2 ustawy. 

TAK Rozdział 2.1. - 

§ 3. pkt 7 i 
9 

Czy obliczenia przedstawione w analizie 
wpływu na budżet uwzględniają  procedury 
medyczne możliwe do zastosowania w danym 
stanie klinicznym, we wnioskowanym 
wskazaniu, zgodnie ze stanem faktycznym w 
dniu złożenia wniosku lub komentarz 
argumentujący brak takich procedur? 

TAK Rozdział 2.4. - 

§ 3. pkt 7 i 
9 

Czy obliczenia przedstawione w analizie 
wpływu na budżet uwzględniają  
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 komentarz 
argumentujący brak takich procedur? 

TAK Rozdział 2.4. - 

§ 8. Czy analiza zawiera: 

pkt 1 

 dane bibliograficzne wszystkich 
wykorzystanych publikacji, z zachowaniem 
stopnia szczegółowości umożliwiającego 
jednoznaczną identyfikację każdej z 
wykorzystanych publikacji? 

TAK Rozdział 13. - 

pkt 2 

 wskazanie innych źródeł informacji 
zawartych w analizach, w szczególności 
aktów prawnych oraz danych osobowych 
autorów niepublikowanych badań, analiz, 
ekspertyz i opinii? 

TAK Rozdział 2 - 

Część II. Ocena metodyki analizy wpływu na budżet zgodna z kryteriami AOTM (wypełnia audytor/koordynator) 

AWA 

Czy założenia dotyczące liczebności populacji 
pacjentów, w której będzie stosowany i 
finansowany wnioskowany lek zostały dobrze 
uzasadnione?  

TAK Rozdział 2.5.2. - 

AWA 

Czy horyzont czasowy analizy wynosi co 
najmniej 2 lata i czy prawdopodobne jest w 
tym czasie nastąpienie stabilizacji w 
analizowanym rynku? 

TAK Rozdział 2.3. - 



 

  

Nr i Pytanie  Odpowiedź Odwołanie ii Uwagi 

AWA 

Czy założenia dotyczące leków obecnie 
stosowanych w danym wskazaniu i ich 
finansowania (ceny, limity, poziom 
odpłatności) i innych uwzględnionych 
świadcze ń  (wycena punktowa i wartość 

punktów) są zgodne ze stanem faktycznym? 

TAK 
Rozdziały 2.4. i 

2.7. 
Szczegóły przedstawiono w 

analizie ekonomicznej; 

AWA 
Czy założenia dotyczące zmian w 
analizowanym rynku leków zostały dobrze 
uzasadnione? 

TAK 
Rozdziały 2.4. i 

2.5.2. 
- 

AWA 

Czy twierdzenia i założenia dotyczące 
aktualnej i przyszłej sprzedaży 
wnioskowanego leku są spójne z danymi 
udostępnionymi przez NFZ? 

TAK 
Rozdziały 2.4. i 

2.5.2. 
- 

AWA 
Czy założenie dotyczące poziomu odpłatności 
wnioskowanego leku spełnia kryteria art. 14 
ustawy o refundacji? 

TAK Rozdział 2.1. - 

AWA 
Czy założenie dotyczące kwalifikacji 
wnioskowanego leku do grupy limitowej 
spełnia kryteria art. 15 ustawy o refundacji? 

TAK Rozdział 2.1. - 

AWA 
Czy nie pominięto żadnej istotnej dla oceny 
wpływu na budżet kategorii kosztów? 

TAK 
Rozdziały 2.7. i 

3.5. 
Szczegóły w analizie 

ekonomicznej 

AWA 
Czy uzasadniono prognozę przekroczenia 
całkowitego budżetu na refundację i udziału 
podmiotu w kwocie przekroczenia? 

Nie dotyczy Rozdział 3. 
Oszczędności związane z 

refundacją 

AWA 

Czy nie stwierdzono innych błęd ó w w 

podejściu analitycznym wnioskodawcy, 
obniżających wiarygodność przedstawionej 
analizy? 

TAK - Nie stwierdzono 

AWA 

Czy nie stwierdzono błędów w obliczeniach 

lub ekstrakcji danych, które wpłynęły na 
wyniki oszacowań? 

TAK - Nie stwierdzono 

Część III. Dodatkowe pytania związane z oceną analizy opracowane m.in. na podstawie Wytycznych AOTM 
(wypełnia audytor/koordynator) 

5.1.1. 
W.AOTM 

Czy zdefiniowano charakter populacji 
(otwarta/zamknięta) i czy przedstawiono 
kryteria włączenia i wyłączania 
poszczególnych pacjentów z analizy wpływu 
na budżet (generowania raportowanych 
kosztów i efektów)? 

TAK 
Rozdziały 2.5. i 

2.8. 
- 

5.1.2. 
W.AOTM 

Czy analizę wpływu na budżet 
przeprowadzono z perspektywy 
świadczeniobiorcy lub przedstawiono 
komentarz argumentujący brak tej 
perspektywy? 

TAK Rozdział 2.2. - 

5.1.3. 
W.AOTM 

Czy zdefiniowano punkt początkowy analizy 
wpływu na budżet i czy przedstawiono wyniki 
oceny wpływu wnioskowanej technologii na 
jednoroczny budżet opieki zdrowotnej 
(podział horyzontu czasowego na okresy 
związane z planowanym budżetem płatnika 
publicznego)? 

TAK Rozdział 2.3. - 

5.1.6. 
W.AOTM 

Czy zostało przeanalizowane stwierdzenie, że 
skalkulowane wydatki będą zauważalne w 
rzeczywistej praktyce? 

TAK Rozdział 3.5. i 10. - 

5.1.6. 
W.AOTM 

Czy przedstawiono wyniki oceny zużycia 
poszczególnych świadczeń medycznych 
uwzględnionych w analizie? 

TAK Rozdział 3. i 4. - 

5.1.7. 
W.AOTM 

Czy nie uwzględniono dyskontowania wraz z 
komentarzem uzasadniającym to podejście? 

TAK Str. 27. - 



 

  

Nr i Pytanie  Odpowiedź Odwołanie ii Uwagi 

5.1.6. 
W.AOTM 

Czy przedstawiono komentarz związany z 
opisem warunków wprowadzenia 
wnioskowanej technologii i związanych z tym 
kosztów (potrzeba przeszkolenia personelu, 
opracowania nowych wytycznych klinicznych 
bądź zmiany zasad diagnostyki)? 

TAK Rozdział 6. - 

5.2. W.AOTM 

Czy przedstawiono wpływ rozważanej decyzji 
na organizację udzielania świadczeń 
zdrowotnych zgodnie z rozdziałem 5.2. 
Wytycznych AOTM (wydatki publiczne w 
sektorach innych niż ochrona zdrowia)? 

TAK Rozdział 6. - 

Czy przeanalizowano aspekty etyczne i społeczne rozważanej decyzji, w zakresie: 

5.3. W.AOTM 

 kosztów lub wyników zdrowotnych 
dotyczących osób innych niż w stanie 
klinicznym wskazanym we wniosku 
(wpływy zewnętrzne)? 

TAK Rozdział 7. - 

5.3. W.AOTM 
 faworyzowania niektórych grup 

pacjentów na skutek założeń 
przyjętych w analizie ekonomicznej? 

TAK Rozdział 7. - 

5.3. W.AOTM 
 dostępu do wnioskowanej technologii 

przy jednakowych potrzebach? 
TAK Rozdział 7. - 

5.3. W.AOTM 

 zakresu korzyści w odniesieniu do 
wielkości populacji (duża korzyść dla 
wąskiej grupy osób; korzyść mała, ale 
powszechna)? 

TAK Rozdział 7. - 

5.3. W.AOTM 
 niezaspokojonych dotychczas potrzeby 

grup społecznie upośledzonych? 
TAK Rozdział 7. - 

5.3. W.AOTM 

 odpowiedzi dla osób o największych 
potrzebach zdrowotnych, dla których 
nie ma obecnie dostępnej żadnej 
metody leczenia? 

TAK Rozdział 7. - 

5.3. W.AOTM 

 generowania problemów społecznych 
(tj. poziomu satysfakcji pacjentów z 
otrzymywanej opieki medycznej, 
akceptacji postępowania przez 
poszczególnych chorych, 
stygmatyzacji, lęku, dylematów 
moralnych, problemów dotyczących 
płci, problemów rodzinnych) 

TAK Rozdział 7. - 

5.3. W.AOTM 
 braku sprzeczności rozważanej decyzji 

z aktualnie obowiązującymi 
regulacjami prawnymi? 

TAK Rozdział 7. - 

5.3. W.AOTM 
 konieczności dokonania zmian w 

prawie/przepisach w wyniku podjęcia 
rozważanej decyzji? 

TAK Rozdział 7. - 

5.3. W.AOTM 
 oddziaływania rozważanej decyzji na 

prawa pacjenta lub prawa człowieka? 
TAK Rozdział 7. - 

5.3. W.AOTM 

 szczególnych wymogów związanych ze 
stosowaniem wnioskowanej technologii 
(informowania pacjenta lub 
uzyskiwania jego zgody, zapewnienia 
pacjentowi poufności postępowania, 
uwzględniania indywidualnych 
preferencji, udziału pacjenta w 
podejmowaniu decyzji o wyborze 
metody postępowania)? 

TAK Rozdział 6. i 7. - 

5.3. W.AOTM 
Czy podsumowanie analizy wpływu na 
system ochrony zdrowia przeprowadzono w 
oparciu o analizę SWOT? 

TAK Tabela 23. - 

AWA 
Czy przedstawiono i przedyskutowano 
ograniczenia przeprowadzonej analizy? 

TAK Rozdział 8. i 9. - 

 



 

  

                                                 
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 (załącznik do Zarządzenia nr 1/2010 Prezesa AOTM z dnia 4 stycznia 2012 roku) wraz z 

numerem rozdziału Wytycznych. 

ii numer rozdziału, tabeli, wykresu i/albo strony umożliwiający identyfikację fragmentu(ów) analizy odnoszącego(ych) się do 

wskazanego zagadnienia 




