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INDEKS SKROTOW

AOTMIT Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

LHON Dziedziczna neuropatia wzrokowa Lebera (ang. Leber’s hereditary optic neuropathy)

GUs Glowny Urzad Statystyczny

DDD Definiowana dzienna dawka

DNA Kwas deoksyrybonukleinowy

ChPL Charakterystyka Produktu Leczniczego

ETDRS Early Treatment Diabetic Retinopathy Study

ocT Optyczna koherentna tomografia

VEP Wzrokowe potencjaty wywotane (ang. visual evoked potential)

ICD-9 Miedzynarodowa Klasyfikacja Procedur Medycznych (ang. International classification system for surgical,
diagnostic and terapeutic procedures)

HTA Ocena technologii medycznych (ang. Health Technology Assessment)

1CD-10 Miedzynarodowa Statystyczna Klasyfikacja Chordb i Probleméw Zdrowotnych (ang. International Statistical
Classification of Diseases and Related Health Problems)

NFZ Narodowy Fundusz Zdrowia

PLN Polski Nowy Zioty (jednostka monetarna)

RSS Instrument Dzielenia Ryzyka (ang. Risk Sharing Scheme)

IGP Jednorodne Grupy Pacjentéw

WHO Swiatowa Organizacja Zdrowia (ang. World Health Organization)
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STRESZCZENIE

Cel analizy

Analize wplywu na system ochrony zdrowia wykonano w celu oszacowania skutkéw finansowych dla budzetu Narodowego
Funduszu Zdrowia (NFZ) refundacji produktu leczniczego Raxone® (idebenon). Zgodnie z wnioskiem o refundacje preparatu
Raxone®, jego finansowanie zostanie zapewnione w ramach programu lekowego: ,leczenie dziedzicznej neuropatii
wzrokowej Lebera (LHON) (ICD — 10 H47.22)".

Ekspertyza zostata przeprowadzona na zlecenie firmy Ewopharma AG.

Metodyka i zatozenia

Analize wptywu na system ochrony zdrowia wprowadzenia refundacji produktu leczniczego Raxone® w leczeniu dziedzicznej
neuropatii wzrokowej Lebera (LHON) przeprowadzono dla czteroletniego horyzontu czasowego (lata 2017-2020).

W wariancie podstawowym analizy wplywu na system ochrony zdrowia poréwnano skutki dla budzetu refundacyjnego
Narodowego Funduszu Zdrowia dwéch scenariuszy sytuacyjnych:

s  Scenariusza ,istniejacego”, (lata 2017 — 2020) zakfadajacego brak refundacji idebenonu (produkt leczniczy Raxone®)
w leczeniu dziedzicznej neuropatii wzrokowej Lebera (LHON). Obecnie dla populacji pacjentéw z LHON brak jest

leczenia aktywnego (tylko obserwacja pacjentow).

e  Scenariusza ,nowego”, (lata 2017 — 2020) zakladajgcego, ze w 2017 r. produkt leczniczy Raxone® znajdzie sie
w Wykazie refundowanych lekdw, srodkow spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow
medycznych jako lek stosowany w leczeniu dziedzicznej neuropatii wzrokowej Lebera w ramach programu
lekowego. Whnioskowana technologia utworzy nowa, odrebng grupe limitowa i bedzie wydawana pacjentom
bezplatnie.

W analizie wplywu na budzet dla kazdego z poszczegolnych lat horyzontu czasowego oszacowano faczne wydatki ptatnika
publicznego przeznaczone na refundacje produktu Raxone® oraz réznice kosztow catkowitych dla sytuacji odpowiadajacych

zatozeniom obu analizowanych scenariuszy (koszt inkrementalny).

Populacje docelowsa dla idebenonu, okreslong na podstawie Charakterystyki Produktu Leczniczego Raxone® [4] oraz zapisow
proponowanego programu lekowego [15] stanowig mlodziez (212 r. z.) oraz dorosli z zaburzeniami widzenia w przynajmniej

jednym oku spowodowane dziedziczng neuropatig wzrokowa Lebera (LHON).

Wyniki analizy wptywu na system ochrony zdrowia

W przypadku wprowadzenia refundacji produktu leczniczego Raxone® w ramach programu lekowego: , Leczenia dziedzicznej
neuropatii wzrokowej Lebera (LHON) (ICD-10 H47.22)" [15] roczne wydatki budietu Narodowego Funduszu Zdrowia

w przypadku braku uwzglednienia instrumentu dzielenia ryzyka (RSS), wzrostyby _
Natomiast w przypadku uwzglednienia proponowanego RSS, omawiane wydatki NFZ wzrostyby _

Whnioski koficowe

Wprowadzenie refundacji produktu leczniczego Raxone® w ramach programu lekowego umozliwi pacjentom z dziedziczng
neuropatia wzrokowg Lebera dostep do jedynej istniejacej opcji terapeutycznej. Obecnie nie ma Zzadnej refundowanej terapii,
ktéra mogtaby byé alternatywnie zastosowana u pacjentéw z LHON, co skutkuje brakiem mozZliwosci leczenia dla pacjentéw
dotknietych ta choroba i nie daje nadziei pacjentom na wyzdrowienie. Finansowanie preparatu Raxone® ze srodkow platnika
publicznego jest jedyng szansg dla pacjentéw z LHON na przywrdcenie zdolnosci widzenia u pacjentéw ze znacznym

ograniczeniem ostrosci wzroku.
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1. ANALIZA WPLYWU NA SYSTEM OCHRONY ZDROWIA

1.1.Cel analizy

Analize wplywu na system ochrony zdrowia wykonano w celu oszacowania skutkéw finansowych dla budzetu

Narodowego Funduszu Zdrowia (NFZ) w przypadku refundacji produktu leczniczego Raxone® (idebenon).

Zgodnie z wnioskiem o refundacje produktu leczniczego Raxone@®, finansowanie leku zostanie zapewnione
w ramach programu lekowego: ,Leczenie dziedzicznej neuropatii wzrokowej Lebera (LHON) (ICD-10 H47.22) [15].

Ekspertyza zostata przeprowadzona na zlecenie firmy Ewopharma AG.

1.2.Metodyka i zatozenia

Analize przeprowadzono zgodnie z Rozporzadzeniem Ministra Zdrowia z dnia 2 kwietnia 2012 r. w sprawie
wymagan minimalnych, jakie muszg spetnia¢ analizy uwzglednione we wnioskach o objecie refundacjg i ustalenie
urzedowej ceny zbytu oraz o podwyzszenie urzedowej ceny zbytu leku, srodka spozywczego specjalnego
przeznaczenia zywieniowego, wyrobu medycznego, ktore nie majg odpowiednika refundowanego w danym
wskazaniu [17] (zwanym dalej Rozporzadzeniem Ministra Zdrowia w sprawie wymagan minimalnych) oraz
zgodnie z Wytycznymi oceny technologii medycznych AOTMIT [1] (zwanymi dalej Wytycznymi AOTM).

W analizie dla kazdego z poszczegdlnych lat horyzontu czasowego oszacowano wplyw na roczne wydatki ptatnika
publicznego (Narodowy Fundusz Zdrowia) wprowadzenia refundacji produktu leczniczego Raxone®. Wplyw
zmian w zatozeniach analizy na uzyskane wyniki badano w ramach analizy scenariuszy skrajnych. Obliczenia
wykonano w arkuszu kalkulacyjnym programu Microsoft® Office Excel 2013, dotgczonym do niniejszego
dokumentu.

1.2.1. Populacja

Populacje docelowsy, okreslong na podstawie Charakterystyki Produktu Leczniczego Raxone® [4] oraz zapisow
proponowanego programu lekowego [15] stanowig milodziez od 12 roku zycia oraz dorosli z dziedziczng
neuropatig wzrokowa Lebera (LHON), spelniajacy kryteria kwalifikacji pacjentow do wnioskowanego programu
lekowego. Wnioskowane wskazanie jest zgodne z Charakterystyky Produktu Leczniczego Raxone® [4].

Szczegotowy opis oszacowania populacji zamieszczono w rozdziale 1.3.

1.2.2. Perspektywa

Analize wplywu na system ochrony zdrowia refundacji produktu leczniczego Raxone® przeprowadzono
z perspektywy platnika publicznego finansujacego $wiadczenia zdrowotne (Narodowy Fundusz Zdrowia). Ze
wzgledu na sposéb finansowania wnioskowanej technologii (lek dostepny w ramach programu lekowego)
i znikome wydatki ze strony pacjenta bezposrednio zwigzane z leczeniem LHON, w analizie wptywu na budzet nie

uwzgledniono perspektywy pacjenta.

1.2.3. Horyzont czasowy

Analize wplywu na system ochrony zdrowia wprowadzenia refundacji produktu leczniczego Raxone®
przeprowadzono w czteroletnim horyzoncie czasowym (lata 2017-2020).
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W analizie zalozono, ze w pierwszym i drugim roku refundacji do programu lekowego zostang zakwalifikowani
pacjenci z LHON, ktérzy obecnie pozostajg pod obserwacjg specjalistow oraz nowe przypadki choroby, ktore
wystgpig w tych latach (liczba pacjentéw zgodnie z opinig polskich ekspertow klinicznych), natomiast od trzeciego
roku refundacji do programu bedg wigczani wytacznie nowo zdiagnozowani pacjenci z LHON. Przyjeto stopniowe
obejmowanie chorych leczeniem (na poczatku kazdego kwartatu terapie rozpoczyna % pacjentow wigczonych do
programu w danym roku).

Y / (50

powodu zdecydowano sie rozwazy¢ w analizie wplywu na system ochrony zdrowia czteroletni horyzont czasowy.

1.2.4. Zrédta danych

W analizie wykorzystano dane:

e 7rodia danych populacyjnych: GUS: Prognoza ludnosci na lata 2014-2050 [5], GUS: Tablice trwania zycia
w 2014 r. [6], dane dotyczgce czestosci wystepowania LHON w Europie [12].

e 7rédla danych kosztowych: Charakterystyka grup ambulatoryjnych $wiadczeri specjalistycznych [23],
Katalog ambulatoryjnych grup swiadczen specjalistycznych [24], Informator o umowach NFZ [7], dane
Whioskodawcy (producenta) leku.

*  Opinie ekspertow medycznych pozyskane w ramach konsultacji pisemnych.

1.2.5. Poréwnywane scenariusze

W wariancie podstawowym analizie wplywu na system ochrony zdrowia poréwnano skutki dla budzetu
refundacyjnego Narodowego Funduszu Zdrowia dwoch scenariuszy sytuacyjnych:

* scenariusza ,istniejgcego”, (lata: 2017 — 2020), zaktadajgcego brak refundacji idebenonu (produkt
leczniczy Raxone®) w leczeniu dziedzicznej neuropatii wzrokowej Lebera (LHON). Obecnie dla populacji

pacjentéw z LHON brak jest leczenia aktywnego, pozostaje tylko obserwacja pacjentéw.

® scenariusza ,nowego” (lata: 2017 —2020), w ktdrym produkt leczniczy Raxone® znajduje sie na Wykazie
refundowanych lekéw, srodkdw spozZywczych specjalnego przeznaczenia Zywieniowego oraz wyrobéw
medycznych jako produkt leczniczy stosowany w leczeniu dziedzicznej neuropatii wzrokowej Lebera,
dostepny dla chorych w ramach programu lekowego. Wnioskowana technologia utworzy nowa,
odrebng grupe limitow3 i bedzie wydawana pacjentom bezpfatnie.

W analizie oszacowano bezwzgledng zmiane kosztow platnika wynikajgcg z wprowadzenia preparatu Raxone®
na liste lekow refundowanych. Wptyw zmian w zatozeniach analizy na uzyskane wyniki badano w ramach analizy
scenariuszy skrajnych.

1.2.6. Forma przestawienia wynikéw

W analizie dla kazdego z poszczegdlnych lat horyzontu czasowego oszacowano wplyw na roczne wydatki ptatnika
publicznego wynikajgcy z wprowadzenia refundacji produktu leczniczego Raxone® we wskazaniu leczenia
zaburzen widzenia u miodziezy i dorostych z dziedziczng neuropatia wzrokowg Lebera (LHON). Zgodnie
z Wytycznymi HTA dla kazdego z poszczegolnych lat horyzontu czasowego przedstawiono réwniez zuzycie
zasobéw w postaci liczby zuzytych opakowan produktu leczniczego Raxone®.
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Wyniki przedstawiono z perspektywy ptatnika publicznego za $wiadczenia zdrowotne (Narodowy Fundusz
Zdrowia).

Whplyw zmian w zatozeniach analizy na uzyskane wyniki badano w ramach analizy scenariuszy minimalnego

i maksymalnego . Zatozenia przyjete w analizie scenariuszy skrajnych zaprezentowano w rozdziale 1.7.3

1.2.7. Dyskontowanie

W analizie wplywu na system ochrony zdrowia nie przeprowadzono dyskontowania kosztéw, poniewaz ten typ
analizy przedstawia przeptyw $rodkéow finansowych w czasie, wobec czego dyskontowanie nie jest
wymagane [1].

1.2.8. Wspétezynnik compliance

W analizie przyjeto wspotczynnik compliance na poziomie 100% (tj. peine przestrzeganie zalecanego dawkowania
w oparciu o definiowang dzienng dawke — DDD). W ramach programu lekowego pacjenci zostajg objeci regularng
kontrolg, co pozwala zachowaé poziom dawkowania zgodny z zaleceniami lekarza prowadzacego. Zgodnie
7 zapisami projektowanego programu lekowego [15] chorzy otrzymujg produkt leczniczy Raxone® w ramach
wizyt ambulatoryjnych, powtarzanych co 3 miesigce. Nawet jedli pacjent nie zuzyje wszystkich otrzymanych
tabletek zawierajgcych idebenon, ptatnik publiczny poniesie wydatki zwigzane z wydaniem 100% ilosci substancji

koniecznej do zapewnienia 3-miesiecznego okresu terapii.
1.3.0szacowanie populacji

1.3.1. Populacja pacjentow, u ktérych wnioskowana technologia moze by¢
zastosowana

Zgodnie 7 Charakterystyky produktu leczniczego [4] preparat Raxone® jest wskazany do stosowania w leczeniu
zaburzen widzenia u mlodziezy i dorostych z dziedziczng neuropatig wzrokows Lebera (ang. Leber’s Hereditary
Optic Neuropathy, LHON). Ze wzgledu na brak udowodnionej skutecznosci oraz bezpieczefstwa stosowania
preparatu Raxone® u pacjentéw z LHON ponizej 12 lat, produkt leczniczy Raxone® moze by¢ stosowany u chorych
>12 |at.

Dziedziczna neuropatia wzrokowa Lebera (LHON) jest chorobg dziedziczong w sposob mitochondrialny,
powodujgca szybkie, bezbolesne pogorszenie ostrosci wzroku najpierw jednego oka, a nastepnie, po kilku
tygodniach drugiego [10]. Objawy najczesciej pojawiajg sie u mtodych mezczyzn w drugiej lub trzeciej dekadzie
7ycia, powodujjc czesto ciezka i zwykle trwalg utrate wzroku [10, 16].

W metaanalizie Mascialino 2012 [12] obliczono wspéfczynnik chorobowosci dla LHON w Europie na podstawie
5 badan przeprowadzonych na populacjach europejskich. Dziedziczna neuropatia wzrokowa Lebera, wywotana
przez trzy najczestsze mutacje, wystepuje z srednig czestoscig 2,23 przypadki na 100 000 oséb (od 2,01 do
2,44/100 000 oséb).

Oszacowania chorobowosci dla LHON w Polsce dokonano na podstawie danych GUS dotyczacych prognozy
wielkosci populacji dla Polski na lata 2014-2050 [5] oraz przecietnej czestosci wystepowania LHON, a takie
minimalnej i maksymalnej wartosci z oszacowanego przedziatu ufnosci z publikacji Mascialino 2012 [12].

Dziedziczna neuropatia wzrokowa Lebera jest najczesciej wywolywana przez trzy podstawowe mutacje
(m.11778G>A, m.14484T>C, m.3460G>A), ktére odpowiadajg za 90% - 96% zachorowan [12,10]. Wedtug pracy
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Mascialino 2012 [12] powodujg one 90% zachorowan, natomiast wedtug publikacji Krawczynski 2012 [10] 96%
badanych rutynowo pacjentéw z podejrzeniem LHON posiada jedna z tych trzech mutacji.

Ze wzgledu na uwzglednienie w pracy Mascialino 2012 [12] tylko czestosci wystepowania dziedzicznej neuropatii
wzorkowej Lebera wywolanej trzema mutacjami, oszacowang chorobowos$¢ w wariancie podstawowym
skorygowano o odsetek wystepowania tych mutacji podany przez autorow metaanalizy [12]. Oszacowang
chorobowos$¢ przedstawiono ponizej w formie tabelaryczne;j.

Tabela 1. Oszacowana liczebnosé populacji pacjentéw z LHON — dane epidemiologiczne

Rok
Parametr
2016 2017 2018 2019 2020
Populacja pacjentéw z LHON z trzema podstawowymi mutacjami
$rednia liczebno$é populacji 804 893 891 890 889
Minimalna liczebnos¢ populacji 771 770 769 768 767
Maksymalna liczebnoéé populacji 936 935 934 932 931
Catkowita liczebnoéé populacji pacjentéw z LHON
Srednia liczebno$é populaciji 993 992 990 989 987
Minimalna liczebno$¢ populacji 857 856 854 853 852
Maksymalna liczebno$é populacji 1040 1039 1037 1036 1034

Mascialino 2012 [12] podaje nastepujgce odsetki pacjentéw z LHON, u ktérych wystepujg trzy podstawowe
mutacje:

¢  m.11778G>A (nosicielami 50%-70% pacjentéw),
*  m.14484T>C (nosicielami 15%-30% pacjentéw),

¢ m.3460G>A (nosicielami 5%-10% pacjentow).

Zgodnie z opinig ekspertéw klinicznych

W celu wyznaczenia wielkosci populacji pacjentéw, u ktorych wnioskowana technologia moze by¢ zastosowana
w warunkach polskich wykorzystano opinie ekspertow uzyskane w ramach konsultacji pisemnych, ktérzy zostali
poproszeni o oszacowanie catkowitej liczebnosci populacji z dziedziczng neuropatia wzrokowg Lebera

spetniajgcej kryteria kwalifikacji do leczenia idebenonem w projektowanym programie lekowym [15]:

1) Rozpoznanie kliniczne dziedzicznej neuropatii wzrokowej Lebera (LHON, ang. Leber’s hereditary optic

neuropathy) potwierdzone badaniem genetycznym;
2) wiek >12. roku zycia;
3) zaburzenia widzenia w przynajmniej jednym oku spowodowane LHON;

4) Negatywny wynik testu cigZzowego przed wigczeniem do programu lekowego (dotyczy kobiet w wieku
rozrodczym).

Kryteria te nie zawezajg istotnie populacji w stosunku do wskazania rejestracyjnego.
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W tabeli ponizej przedstawiono s$rednig, minimalng oraz maksymalng wielkos$¢ populacji spetniajgcej kryteria
kwalifikacji do leczenia produktem Raxone® (szczegdtowe zestawienie odpowiedzi ekspertow klinicznych zawiera

Zatgcznik).

Tabela 2. Oszacowana liczebnoéé populacji pacjentéw z LHON w warunkach polskich

Catkowita liczebnosé populacji spetniajacej kryteria kwalifikacji do leczenia
produktem Raxone® w ramach programu lekowego

Liczba nowo zdiagnozowanych pacjentéw zostata wyznaczona w oparciu o chorobowos$c¢ pacjentéw oszacowang

Parametr

zgodnie ze wskazaniami ekspertéw klinicznych oraz oczekiwang érednig diugo$é zycia, obliczong na podstawie
sredniego wieku rozpoczecia terapii oraz odsetka leczonych mezczyzn z badania RHODOS [9], zgodnie z formula:

Chorobowosé

Pacjenci nowo zdiagnozowani = - - - —
Oczekiwana $rednia dlugo$éé zycia

Sredni wiek rozpoczecia terapii w badaniu RHODOS [9] wynosit 34 lata. Opierajac sie na tablicach trwania zycia
7 2014 opublikowanych przez GUS [6] oraz odsetka mezczyzn w badaniu obliczono oczekiwang sredniag diugosé
7ycia wynoszacg 42 lata. W tabeli ponizej przedstawiono liczbe nowych zachorowan na LHON.

Tabela 3. Liczba nowych zachorowan na LHON

Parametr Liczba pacjentéw/rok

1.3.2. Populacja docelowa, wskazana we wniosku o refundacje produktu

leczniczego Raxone®

Oszacowanie catkowitej liczby pacjentéw z dziedziczng neuropatig wzrokowa Lebera, ktéra faktycznie zostanie
objeta leczeniem w ramach programu lekowego przeprowadzono w oparciu o wskazania ekspertow klinicznych
(szczegolowe zestawienie odpowiedzi zawiera Zatgcznik). Eksperci podali przewidywang liczbe chorych

w programie lekowym w pierwszym oraz drugim roku jego funkcjonowania.

Tabela 4. Wielkos¢ populacji docelowej wskazanej we wniosku

Liczba pacjentéw objetych leczeniem w ramach programu lekowego

Parametr

2017 2018

11
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Populacja obejmujgca chorych, ktérzy faktycznie zostang wigczeni do projektowanego programu lekowego w
warunkach polskich tj. populacja docelowa, wskazana we wniosku o refundacje produktu Raxone® jest mniejsza
w stosunku do wyznaczonej w oparciu o wskazanie rejestracyjne.

1.3.3. Populacja, w ktérej produkt leczniczy Raxone® jest obecnie stosowany

Na podstawie informacji uzyskanej od Whnioskodawcy, _

1.3.4. Oszacowanie liczebnosci populacji — zestawienie

W celu oszacowania liczby pacjentéw leczonych idebenonem w poszczegélnych latach, wyodrebniono dwie

grupy pacjentow:

1) Dla pierwszego i drugiego roku programu lekowego liczhe pacjentéw rozpoczynajacych leczenie
oszacowano na podstawie opinii ekspertéw klinicznych: dla pierwszego roku przyjeto wartoéci podane
dla 2017 roku w Tabela 4, natomiast dla roku drugiego roznice pomiedzy wartosciami dla lat 2018 i 2017.
Grupa ta obejmuje zaréwno pacjentéw wczesniej zdiagnozowanych, jak tez nowo zdiagnozowanych
w latach 2017i2018.

2) Dla trzeciego i czwartego roku przyjeto, ze leczenie w ramach programu lekowego rozpoczng wylgcznie
nowo zdiagnozowani pacjenci, tj. populacja wyznaczona w oparciu o zapadalno$¢ LHON (Tabela 3).
Przyjeto zalozenie, Ze w wyniku wprowadzenia programu lekowego zwiekszy sie swiadomosé lekarzy
dotyczgca LHON, wiec wszyscy pacjenci, u ktorych w danym roku wystgpig objawy LHON zostang
zdiagnozowani.

W drugim i kolejnych latach refundacji liczba leczonych pacjentow, skorygowana o $miertelnosé, -

Szczegotowe obliczenia znajduja sie w arkuszu kalkulacyjnym MS Excel (dotgczonym do analizy).

Maksymalny czas leczenia pacjentow w programie lekowym wynosi _ [27]. W analizie przyjeto
stopniowe wchodzenie pacjentéw do programu lekowego w poszczegblnych latach. Wykorzystano cykle

kwartalne, przyjmujac, ze w kazdym z nich terapie rozpoczyna % z catkowitej liczby chorych wlgczonych do

programu w danym ok |

W tabeli ponizej zestawiono oszacowanie liczebnosci populacji:

& obejmujgcej wszystkich pacjentéw, u ktérych wnioskowana technologia moze by¢ zastosowana w
warunkach polskich (tj. populacji wyznaczonej w oparciu o Charakterystyke Produktu Leczniczego
Raxone® [4]: dorosli i mtodziez z zaburzeniami widzenia spowodowanymi dziedziczng neuropatia
wzrokowg Lebera) ze zdiagnozowang chorobg;

» docelowej, wskazanej we wniosku (tj. pacjenci ze zdiagnozowang dziedziczng neuropatig wzrokowg

Lebera (LHON), ktarzy zostang wigczeni do programu lekowego);

& w ktérej wnioskowana technologia jest obecnie stosowana _
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Tabela 5. Zestawienie oszacowan liczebnoéci populacji
Rok 2016
Wariant - stan 2017 2018 2019 2020
aktualny

* dla okresu 2016-2020 w tabeli przedstawiono wielkos¢ populacji obejmujacej pacjentéw leczonych aktualnie w kolejnych latach zgodnie

z zapisami programu lekowego badz po zakoriczeniu takiego leczenia bez uwzglednienia smiertelnosci.

1.4.Udziaty w rynku

Obecnie nie istnieje technologia medyczna, ktdéra bylaby stosowana w leczeniu LHON. Opieka nad pacjentami
w duzej mierze ogranicza sie do tagodzenia objawéw i rehabilitacji. Ze wzgledu na istnienie korelacji pomiedzy
paleniem papierosow i wystgpieniem objawow choroby u nosicieli mutacji LHON jest to czynnik, ktérego
zdiagnozowani nosiciele powinni unikaé, aby zmniejszy¢ ryzyko utraty wzroku. Zaleca sie réwniez zdrowy styl

7ycia, rezygnacje z alkoholu i regularne ¢wiczenia [11].

Jedynym zarejestrowanym na sSwiecie preparatem w leczeniu LHON jest Raxone® (idebenon). Brak jest
alternatywnych metod leczenia. Wéréd potencjalnych metod terapeutycznych poza analogami ubichinonu
wymieniane s terapie genowe [22]. Zgodnie z opinig polskich ekspertéw klinicznych przeprowadzane sg praby
kliniczne, w ktorych pacjenci otrzymujg potencjalne leczenie przyczynowe, tj. terapie genowa, jednakie

interwencja ta jest dopiero w fazie eksperymentalnej [18].

W scenariuszu ,,nowym”, zakladajgcym wprowadzenie refundacji produktu leczniczego Raxone®, przyjeto 7e
wszyscy pacjenci obecnie kwalifikujgcy sie do programu lekowego rozpoczng terapie w pierwszym lub drugim

roku refundacji. W kolejnych latach produkt Raxone® bedzie stosowany u nowo zdiagnozowanych pacjentéw

oraz u chorych, kesrzy [
Y 2 cjenci, ktray zostang wylaczeni

z programu bedg monitorowani 2 razy w roku, zgodnie z obecng praktyka kliniczna.

Ponizsza tabela przedstawia odsetki chorych otrzymujgcych interwencje uwzglednione w analizie z zachowaniem
stopniowego wijczania pacjentéw do programu lekowego w danym roku.

Tabela 6. Udzialy w rynku

Raxone® Obserwacja

Kwartat/rok . ) L )
Scenariusz istniejacy Scenariusz nowy Scenariusz istniejacy Scenariusz nowy

1/2017
2/2017
3/2017
4/2017
1/2018
2/2018
3/2018
4/2018
1/2019
2/2019
3/2019
4/2019
1/2020
2/2020
3/2020
4/2020

[
“ il
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1.5.Koszty

W celu obliczenia uwzglednionych w analizie kosztow, przyjeto perspektywe platnika publicznego za ustugi
zdrowotne (NFZ).

W analizie uwzgledniono nastepujace medyczne koszty bezposrednie:
®  koszt substancji czynnej: idebenon (technologia wnioskowana produkt leczniczy Raxone®);
*  koszt diagnostyki i monitorowania leczenia;

& koszt podania leku.

W ponizszych podrozdziatach przedstawiono oszacowania kosztow uwzglednionych w analizie.

1.5.1. Koszt produktu leczniczego Raxone® (wnioskowana technologia

medyczna)

Na podstawie zaloZen scenariusza nowego podmiot odpowiedzialny we wniosku o objecie refundacjg i ustalenie
urzedowej ceny zbytu produktu leczniczego Raxone® wnioskuje o ustalenie ceny zbytu netto za opakowanie

jednostkowe produktu na poziomie _

Zgodnie z art. 6 ust 8 i art. 14 ust 1 pkt 1 Ustawy o refundacji [21] w wyniku pozytywnej decyzji refundacyjnej
produkt leczniczy Raxone® bedzie dostepny w ramach programu lekowego.

Whnioskowane jest umieszczenie produktu Raxone® w nowej grupie limitowej w wykazie refundowanych lekéw,
srodkow spozywczych specjalnego przeznaczenia 7ywieniowego oraz wyrobéw medycznych — B. Leki dostepne
w ramach programu lekowego. Poniewaz brak jest innych substancji czynnych stosowanych w leczeniu LHON,
w zwigzku z czym brak jest jakijkolwiek innej istniejgcej juz grupy limitowej, do ktorej mdgthy zostac
zakwalifikowany idebenon.

Zgodnie z wynikami badania klinicznego z randomizacjg i podwéjnym zaslepieniem RHODOS, analizujacego
efektywnos¢ kliniczng idebenonu w poréwnaniu z placebo w leczeniu zaburzer widzenia u mtodziezy i dorostych
z dziedziczng neuropatig wzrokows Lebera, wykazano uzyskanie dodatkowego efektu zdrowotrnego zwigzanego
ze stasowaniem idebenonu. Réznice istotne statystycznie na korzysé idebenonu raportowano dla oceny zmiany
ostrosci wzroku w kazdym oku (MD=-0,100, p=0,026). Zgodnie z powyzszym spelnione zostajg wymagania,
o ktérych mowa w art. 15 ust. 3 pkt 1 Ustawy o refundaciji.

Kalkulacja ceny hurtowej brutto produktu leczniczego Raxone® (wraz z kwotg refundacji NFZ) zostafa

przedstawiona w ponizszej tabeli.

Tabela 7. Kalkulacja kosztu jednostkowego za opakowanie produktu leczniczego Raxone®
Element informacji o produkcie leczniczym /skiadowa

wyznaczenia kosztu Opis skiadowej wyznaczania kosztu

Nazwa, postac i dawka produktu leczniczego Raxone® 150 mg

Opakowanie zawiera 180 tabletek powlekanych zawierajgcych 150 mg

Zawartosé k ia jednostk
wartos¢ opakowania jednostkowego idebenonu

Dawkowanie Zalecana dawka idebenonu to 900 mg/dobe (300 mg, 3 razy na dobe)

Cena zbytu netto!

Urzedowa cena zbytu (cena zbytu netto powiekszona

o podatek VAT w wysokosci 8%)

Cena hurtowa (urzedowa cena zbytu powiekszona o marze
hurtowa 5%)

Zalozenie dotyczace grupy limitowej Utworzenie nowej grupy limitowej
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Element informacji o produkcie leczniczym /skiadowa
wyznaczenia kosztu

Wysokosé limitu finansowania _

Kategoria odplatnosci swiadczeniobiorcy? Bezplatnie

Opis sktadowej wyznaczania kosztu

Wysokosé doptaty swiadczeniobiorcy® 0,00 PLN

Kwota refundacji NFZ* _

! informacja uzyskana od Wnioskodawcy,
2zpodnie z zapisami np. 14 ust. 1 pkt 1 Ustawy o refundacji [21],
3 zpodnie z zapisami np. 6 ust. 8 Ustawy o refundacji [21].

Obliczona kwota refundacji opakowania jednostkowego produktu leczniczego Raxone_

1.5.2. Koszty diagnostyki i monitorowania chorych w ramach programu

lekowego

1.5.2.1. Koszty kwalifikacji i monitorowania pacjentéw w ramach programu

lekowego

Zgodnie z zaloZeniami scenariusza nowego produkt leczniczy Raxone® bedzie refundowany w ramach programu
lekowego ,Leczenie dziedzicznej neuropatii wzrokowej Lebera (LHON)” [15]. W projekcie omawianego programu

wymieniono nastepujace grupy badan diagnostycznych:
1. Badania przy kwalifikacji do leczenia:
1) Posiadany wynik badania genetycznego potwierdzajgcy rozpoznanie LHON;
2) Badanie najlepiej skorygowanej ostrosci wzroku do dali (BCVA);
3) Biomikroskopia (ocena odcinka przedniego i tylnego w lampie szczelinowej);

4) Ocena grubosci warstwy widkien nerwowych siatkéwki z uzyciem OCT (optyczna koherentna

tomografia);
5) Opcjonalnie - fotografia dna oka;
6) Badania wzrokowych potencjatow wywotanych (VEP);
7) Statyczne badanie pola widzenia (odpowiednik standardu 24-2 lub 10-2 Humphreya);
8) Testy do jakosciowej lub ilosciowej oceny widzenia barw;
9) Test cigzowy u kobiet w wieku rozrodczym.
2. Monitorowanie leczenia:
A. Badania przeprowadzane co 3 miesigce:
1) Badanie najlepiej skorygowanej ostrosci wzroku do dali (BCVA);
2) Ocena grubosci warstwy widkien siatkowki z uzyciem OCT;
3) Biomikroskopia (ocena odcinka przedniego w lampie szczelinowej);
4) Opcjonalnie - fotografia dna oka;
5) Ocena widzenia barw.

B. Badania przeprowadzane co 6 miesiecy:
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6) Badania wzrokowych potencjatow wywotanych (VEP);
7) Statyczne badanie pola widzenia.

W programie lekowym przyjeto, e wizyty zwigzane z monitorowaniem leczenia beda odbywac sie co 3 miesigce
(4 razy w roku). W celu wyznaczenia rocznej wielkosci ryczattu na diagnostyke i monitorowanie w programie
lekowym, oszacowano obecne koszty badan, ktare bedg wykonywane przy kwalifikacji do programu oraz koszty
monitorowania leczenia. W celu oszacowania kosztéw diagnostyki wykorzystano Charakterystyke grup
ambulatoryjnych  $wiadczen specjalistycznych [23] oraz Katalog ambulatoryjnych grup $wiadczen
specjalistycznych [24] zawarte w aktualnie obowigzujagcym zarzadzeniu Prezesa NFZ w sprawie okreslenia
warunkéw zawierania irealizacji uméw w rodzaju ambulatoryjna opieka specjalistyczna. Zalozono, 7e test
cigzowy bedzie wykonywany w ramach wizyty u lekarza POZ (rozliczenie w ramach stawki kapitacyjnej - zatem
jego koszt nie wplynie na calkowity koszt diagnostyki w programie lekowym). Dodatkowo w analizie
ekonomicznej uwzgledniono koszt wykonania badania genetycznego potwierdzajgcego rozpoznanie LHON
w ramach diagnostyki w programie lekowym (aktualny zapis programu moze sugerowaé, ze pacjent powinien

posiadac juz wczesniej wynik takiego badania).

Tabela 8. Zestawienie badan diagnostycznych

Lista (zgodnie z Charakterystyks grup ambulatoryjnych

hispies becla st ¥odicn 3 Swindeses; specjalintycrych [23])
Badanie okulistyczne z oceng ostrosci wzroku na . .
95.1901 N st
tablicy ETDRS e wystepuje
W6 Badania dodatk - 5
Badanie w lampie szczelinowej 95,1913 2 anla. oca owe. grupa i i
Procedura nie uwzgledniana w procesie grupowania
Badanie dna oka 95.1902 W1 Lista podstawowa
OCT - Optyczna koherentna tomografia oka 95.1906 W3 Badania dodatkowe - grupa 2
Zapis wzrokowego potencjatu wzbudzonego .
95.23 W4 Bad dodatk - 3
(wzrokowe potencjaly wywotane — VEP) adanfa dogatkowe — grupa
Badanie pola widzenia (perymetria) 95.05 W2 Badania dodatkowe - grupa 1
Badanie widzenia barw 95.06 W1 Lista podstawowa

W poniiszej tabeli przedstawiono koszt jednostkowy analizowanych porad. Srednia cene punktu dla $wiadczen
z zakresu okulistyki wyznaczono na podstawie Informatora o umowach NFZ, zawierajgcego dane o liczbie

i wartosci umow zawartych w 2016 roku przez wszystkie Oddziaty Wojewaodzkie NFZ [7].

Tabela 9. Wycena punktowa i koszt jednostkowy wizyt ambulatoryjnych

Nazwa ambulatoryjnej grupy éwiadczert ‘Wycena e Sredniacena | d K
: s nostkowy
specjalistycznych punktowa P punktu [PLN] ¢
[PLN]
W11 Swiadczenie specjalistyczne 1-go typu 35 zgodnie z definicjg swiadczenia 30,42
G : o konieczne wykazanie co najmniej jednej
W12 Swiadczenie specjalistyczne 2-go typu 7 procedury z listy W2 oo 60,83
W13 Swiadczenie specjalistyczne 3-go typu 13 ::2::;?; ‘:r;:?:z:l: co najmniej jednej 112,97
- koni m - niel iednel
W14 Swiadczenie specjalistyczne 4-go typu 17 Onieczne wykazanie co najmnie] jeane) 147,73

procedury z listy W4

Zgodnie z informacjami przedstawionymi w dwoéch poprzednich tabelach w przypadku wizyty, w ramach ktérej
wykonywana jest optyczna koherentna tomografia oka, porada ta zostanie rozliczona jako swiadczenie
specjalistyczne 3-go typu, natomiast wizyta w trakcie ktdrej zostanie przeprowadzony zapis wzrokowego

potencjatu wzbudzonego lub elektroretinografia zostanie rozliczona jako $wiadczenie specjalistyczne 4-go typu.
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Koszt badania genetycznego oszacowano w oparciu o Katalog zakreséow Swiadczen zdrowotnych
kontraktowanych odrebnie [25]. Srednig cene punktu wyznaczono na podstawie Informatora o umowach NFZ,
ktory zawiera dane o liczbie i wartosci umow zawartych w 2016 r. przez wszystkie Oddzialy Wojewdédzkie NFZ [7].
Tabela 10. Wycena punktowa i koszt jednostkowy badania genetycznego

Wycena Srednia cena Koszt jednostkowy
punktowa punktu [PLN] [PLN]

Nazwa swiadczenia Kod swiadczenia

Kompleksowa diagnostyka genetyczna choréb
nienowotworowych z uwzglednieniem 5.10.00.0000043 90 11,29 1016,10
cytogenetycznych badarn molekularnych

Badania wykonywane przy kwalifikacji pacjentéw do programu lekowego, z wyjgtkiem badania genetycznego,
mogg zostac¢ przeprowadzone w ramach jednej wizyty ambulatoryjnej (oznacza to, 7Ze zostang rozliczone jako
jedno $wiadczenie). Monitorowanie pacjentéw rowniez odbywa sie w ramach jednej wizyty ambulatoryjne;j,

dlatego wykonywane badania zostang rozliczone w ramach jednego $wiadczenia.

W poniiszej tabeli przedstawiono oszacowany catkowity koszt diagnostyki i monitorowania w programie
lekowym przypadajacy na pacjenta.

Tabela 11. Diagnostyka i monitorowanie w programie lekowym: zuzycie zasobdw i koszt catkowity

Nazwa ambulatoryjnej grupy swiadezen Koszt e Koszt
Badania wykonywane .. . i jednostkowy  Swiadczeri/  roczny
specjalistycznych/ nazwa swiadczenia [PLN] rok [PLN]
Badania przy kwalifikacji do programu lekowego
Kompleksowa diagnostyka genetyczna chordb
Badania genetyczne nienowotworowych z uwzglednieniem 1016,10 jednorazowo -
cytogenetycznych badari molekularnych przy
Badanie okulistyczne z oceng ostrosci rozpoczeciu
wzroku, biomikroskopia, fotografia dna W14 Swiadczenie specjalistyczne 4-go typu 147,73 leczenia -
oka, OCT, VEP, elektroretinografia
Koszt monitorowania w programie lekowym
Badanie okulistyczne z oceng ostrosci
wzroku, biomikroskopia, fotografia dna W13 Swiadczenie specjalistyczne 3-go typu 112,97 2
oka, OCT
Badanie okulistyczne z oceng ostrosci 521,40
ku, biomikroskopia, fotografia d .
LD soti it S et W14 Swiadczenie specjalistyczne 4-go typu 147,73 2

oka, OCT, VEP, perymetria, badanie
widzenia barw

1.5.2.2. Koszty diagnostyki i monitorowania pacjentéw w grupie z brakiem
leczenia

Zgodnie z opinig polskich ekspertéw klinicznych [27] w obecnej praktyce klinicznej w ramach diagnostyki
i monitorowania wykonuje sie nastepujace badania:
1. Badania diagnostyczne:
1) Badanie genetyczne;
2) Badanie okulistyczne z oceng ostrosci wzroku na tablicach ETDRS;
3) Biomikroskopia (ocena odcinka przedniego w lampie szczelinowej);

4) Ocena grubosci warstwy wilokien nerwowych siatkéwki z uzyciem OCT (optyczna koherentna
tomografia);

5) Fotografia dna oka;
6) Badania elektrofizjologiczne: elektroretinogram i wzrokowe potencjaty wywotane (VEP);

2. Monitorowanie leczenia:
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1) Badanie ostrosci wzroku przy pomocy tablic ETDRS;
2) Ocena grubosci warstwy wiakien siatkdwki z uzyciem OCT;
3) Biomikroskopia (ocena odcinka przedniego w lampie szczelinowej);
4) Fotografia dna oka.
Pacjenci s monitorowanymi w ramach wizyt, ktore srednio odbywajg sie co 6 miesiecy (2 razy w roku). [27]

Badania wykonywane w ramach diagnostyki pacjentow, z wyjatkiem badania genetycznego, moggy zostaé
przeprowadzone w ramach jednej wizyty ambulatoryjnej (oznacza to, ze zostang rozliczone jako jedno
Swiadczenie). Monitorowanie pacjentéw réwniez odbywa sie w ramach jednej wizyty ambulatoryjnej, dlatego
wykonywane badania zostang rozliczone w ramach jednego $wiadczenia.

Ponizej przedstawiono oszacowany catkowity koszt diagnostyki i monitorowania w scenariuszu istniejgcym

przypadajacy na pacjenta.

Tabela 12. Diagnostyka i monitorowanie w programie lekowym: zuzycie zasobéw i koszt catkowity

Koszt Liczba Koszt
) Nazwa ambulatoryjnej grupy swiadczen . - E
Badania wykonywane jednostkowy  Swiadczern/ roczny
ali cwiad )
specjalistycznych/ nazwa swiadczenia [PLN] rok [PLN]
Badania diagnostyczne
Kompleksowa diagnostyka genetyczna chordb
Badania genetyczne nienowotworowych z uwzglednieniem 1016,10 jednorazowo -
cytogenetycznych badari molekularnych przy
Badanie okulistyczne z oceng ostrosci rozpoczeciu
wzroku, biomikroskopia, fotografia dna W14 Swiadczenie specjalistyczne 4-go typu 147,73 leczenia -
oka, OCT, VEP, elektroretinografia
Koszt monitorowania pacjentow
Badanie okulistyczne z oceng ostrosci
wzroku, biomikroskopia, fotografia dna W13 Swiadczenie specjalistyczne 3-go typu 112,97 2 225,94

oka, OCT

Powyisze koszty monitorowania pacjentéw s3 takze doliczane w scenariuszu nowym, jako koszty monitorowania

pacjentéw, ktorzy zakonczyli leczenie w programie lekowym.

1.5.3. Koszt podania lekow

W analizie wplywu na budzet zalozono, ze produkt leczniczy Raxone®, dostepny w ramach programu lekowego,
bedzie wydawany pacjentom podczas przyjecia pacjenta w trybie ambulatoryjnym zwigzanym z wykonaniem
programu. Wycene punktowg $wiadczenia uzyskano z Zarzadzenia Nr 93/2016/DGL Prezesa Narodowego
Funduszu Zdrowia (zatacznik nr 1) [26]. W analizie przyjeto, ze produkt leczniczy Raxone® bedzie wydawany
pacjentom co 3 miesigce w ilosci odpowiadajacej 3 miesiecznej terapii, przy pefnym przestrzeganiu zalecanego
dawkowania (wspdtczynnik compliance réwny 100% biorgc pod uwage wydawanie leku swiadczeniobiorcom
w warunkach programu lekowego).

Tabela 13. Koszt podania produktu Raxone®

Wartosé 5 Koszt
. Srednia cena . Liczba swiadczen Koszt roczny
Tryb podania leku pu;:'lplt:tc]wa punktu [PLN] jedrll:ustk;wy / [PLN]

Przyjecie pacjenta w trybie
ambulatoryjnym zwigzane z 2 52,00 104,00 PLN a4 416,00 PLN
wykonaniem programu
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1.6.Proponowany instrument dzielenia ryzyka

1.7.Wyniki analizy wptywu na system ochrony zdrowia

1.7.1. Zuzycie zasobow

Zuzycie zasobow przedstawiono w postaci liczby zuzytych opakowan produktu leczniczego Raxone®.

Tabela 14, Zuiycie zasobéw: liczba wykorzystanych opakowan produktu Raxone®

Liczba zuzytych opakowan produktu Raxone® w programie lekowym

Interwencja
2017 2018 2019 2020

Scenariusz istniejacy 0 0 0 0

Scenariusz nowy - - - .

1.7.2. Analiza podstawowa

1.7.2.1. Wyniki analizy podstawowej bez uwzglednienia instrumentu dzielenia
ryzyka

W ponizszej tabeli (-) przedstawiono oszacowane catkowite koszty z perspektywy platnika publicznego
leczenia pacjentéw z dziedziczng neuropatia wzrokowg Lebera, kwalifikujacych sie do leczenia w ramach
projektowanego programu lekowego ,Leczenie dziedzicznej neuropatii wzrokowej Lebera” w latach 2017-2020,
w scenariuszu istniejgcym (brak refundacji preparatu Raxone®) oraz nowym (produkt leczniczy Raxone®
finansowany ze $rodkow publicznych). Ponadto zaprezentowano koszt refundacji produktu leczniczego Raxone®
w poszczegblnych latach analizy. Instrument dzielenia ryzyka nie zostal uwzgledniony.

Stan ob
Scenariusz l"z;l:;’""' 2017 2018 2019 2020
Koszty catkowite [PLN]
Scenariusz istniejacy 13 079 13 070 16 579 17 507 18 402

Scenariusz nowy -

Koszt inkrementalny -
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Stan obecny

Scenariusz (2016) 2017 2018 2019 2020
Koszty catkowite [PLN]
Koszt refundacji produktu Raxone® [PLN]
Scenariusz istniejacy 0 0 0 0 0

Scenariusz nowy -

Graficzna prezentacja wynikéw analizy wplywu na system ochrony zdrowia z perspektywy budzetu NFZ

w przyjetym horyzoncie czasowym i przy braku uwzglednienia RSS znajduje sie na ponizszym wykresie.

1.7.2.2. Wyniki analizy podstawowej z uwzglednieniem instrumentu dzielenia

ryzyka

W ponizszej tabeli przedstawiono oszacowane catkowite koszty z perspektywy pfatnika publicznego leczenia
pacjentéw z dziedziczng neuropatig wzrokowg Lebera, kwalifikujgcych sie do leczenia w ramach projektowanego
programu lekowego ,Leczenie dziedzicznej neuropatii wzrokowej Lebera” w latach 2017-2020, w scenariuszu
istniejgcym (brak refundacji preparatu Raxone?®) oraz nowym (produkt leczniczy Raxone® finansowany ze
srodkéw  publicznych). Ponadto zaprezentowano koszt refundacji produktu leczniczego Raxone®
w poszczegolnych latach analizy. W kalkulacjach uwzgledniono instrument dzielenia ryzyka, ktérego szczegétowy
opis znajduje sie w rozdziale 1.6.
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Scenariusz Stal"z;::]‘“"’ 2017 2018 2019 2020
Koszty catkowite [PLN]
Scenariusz istniejacy 13 079 13 070 16 579 17 507 18 402

Scenariusz nowy -

. . . .
Koszt inkrementalny - I I I .

Koszt refundacji produktu Raxone® [PLN]

Scenariusz istniejacy 0 0 0 0 0

W przypadku wprowadzenia refundacji produktu leczniczego Raxone® w ramach programu lekowego roczne

wydatki ptatnika publicznego (budzet NFZ) bytyby wyisze

Graficzna prezentacja wynikéw analizy wplywu na system ochrony zdrowia z perspektywy budzetu NFZ

w przyjetym horyzoncie czasowym i przy uwzglednieniu RSS znajduje sie na ponizszym wykresie.

Wykres 2|

1.7.3. Analiza scenariuszy skrajnych

W ramach analizy scenariuszy skrajnych oceniono wplyw kluczowych zmiennych w modelu na wyniki analizy:

I Scenariusz minimalny — przyjeto minimalng wielko$¢ populacji docelowej wyznaczong w oparciu

o odpowiedzi ekspertéw klinicznych;
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Il. Scenariusz maksymalny - przyjeto maksymalng wielkos¢ populacji docelowej wyznaczong w oparciu

o odpowiedzi ekspertow klinicznych.

Tabela 17. Zatozenia przyjete w analizie scenariuszy skrajnych

Liczba pacjentéw rozpoczynajaca | iew h programu lekowego

Scenariusz
2017 2018 2019 2020

Analiza podstawowa . . I I
Scenariusz minimalny I . I I
Scenariusz maksymalny . . I I

Poniisza tabela przedstawia wyniki analizy scenariuszy skrajnych z perspektywy platnika publicznego
w poszczegolnych wariantach bez uwzglednienia instrumentu dzielenia ryzyka.

Scenariusz 2017 2018 2019 2020

Analiza podstawowa

Scenariusz istniejacy 13 070 16 579 17 507 18 402

Scenariusz minimalny

Scenariusz istniejacy 7572 10 692 9 305 9 965

Scenariusz maksymalny

Scenariusz istniejacy 22033 26 144 29 292 30327

Ponizej przedstawiono wyniki analizy scenariuszy skrajnych z perspektywy ptatnika publicznego

w poszczegolnych wariantach z uwzglednieniem instrumentu dzielenie ryzyka.

Scenariusz 2017 2018 2019 2020

Analiza podstawowa

Scenariusz istniejacy 13 070 16 579 17 507 18 402

Scenariusz nowy

Koszt inkrementalny

Scenariusz minimalny

Scenariusz istniejgcy 7572 10 692 9 305 9 965

Scenariusz nowy

Koszt inkrementalny

Scenariusz maksymalny

Scenariusz istniejacy 22033 26144 29292 30327

Scenariusz nowy

Koszt inkrementalny
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1.8.Wpilyw na organizacje udzielania $wiadczen zdrowotnych

Wprowadzenie refundacji produktu leczniczego Raxone® wramach wnioskowanego programu lekowego
Leczenie dziedzicznej neuropatii wzrokowej Lebera (LHON) (ICD-10 H47.22) nie bedzie powodowac konsekwencji
dla wydatkéw publicznych w sektorach innych niz ochrona zdrowia. Obecnie platnik publiczny nie refunduje
7adnej technologii lekowej dostepnej na recepte w aptece lub stosowanej w ramach programu lekowego

w danym wskazaniu, stad lek bedzie tworzyl nowg grupe limitows.

Whprowadzenie rozwazanej technologii nie bedzie wymagato przeszkolenia personelu, opracowania nowych
wytycznych klinicznych, zmiany zasad diagnostyki i nie wplynie na zwigzane z tym koszty. Jakosé¢ wynikéw
uzyskiwanych przy zastosowaniu leczenia z wykorzystaniem preparatu Raxone® nie bedzie zaleze¢ od

doswiadczenia wykonawcdw oraz osrodka go stosujacego.

1.8.1. Aspekty spoteczne i etyczne

Zgodnie z wnioskiem o refundacje produktu leczniczego Raxone?, lek ten miatby by¢ finansowany ze $rodkéw
publicznych w ramach programu lekowego , Leczenie dziedzicznej neuropatii wzrokowej Lebera (LHON)”. LHON
jest chorobg, ktora charakteryzuje sie naglym i bezbolesnym pogorszeniem ostrosci wzroku najpierw w jednym
oku, a nastepnie, po kilku tygodniach, rowniez w drugim. Istotne jest, ze objawy najczesciej pojawiajg sie
u miodych mezczyzn w drugiej lub trzeciej dekadzie zycia, powodujac czesto ciezkg i zwykle trwatg utrate wzroku

u 0s6b w wieku produkcyjnym, ktére majg zamiar rozpoczgé lub niedawno rozpoczely prace [10, 16].

Osoby z niepetnosprawnoscig narzadu wzroku natrafiajg na liczne ograniczenia na rynku pracy. Majg one
problemy ze zdobywaniem informacji, doswiadczajg niedogodnosci w komunikacji interpersonalnej oraz
trudnosci w samodzielnym poruszaniu sie i podrézowaniu. Pracodawcy, ze wzgledu na konieczno$¢ poniesienia
nakladéw finansowych na dostosowanie stanowiska pracy dla osoby niewidomej, czesto obawiajg sie
zatrudnienia takich oséb [20].

Wedlug opracowania PENTOR 2010 dotyczgcego Badania wplywu kierunku ipoziomu wykszialcenia na
aktywnos¢ zawodowgq asdb niepefnosprawnych, cz.2: Perspektywa oséb niewidomych i niedowidzgcych [20], 35%
niepetnosprawnych wzrokowo nigdy nie pracowalo, 48% kiedy$ pracowato, ale obecnie nie pracuje a tylko 17%
pracuje obecnie. Wérod osob niewidomych tylko 7% obecnie pracuje, 36% - kiedy$ pracowato, a 57% nigdy nie
pracowato, natomiast w przypadku gdy niepetnosprawnosc wzrokowa zostata nabyta 16% oséb pracuje obecnie,
59% - kiedys pracowato a 26% osob nigdy nie pracowato [20].

Utrata wzroku ma negatywny wplyw na fizyczne, emocjonalne i spoteczne samopoczucie chorych i wigze sie
7 nizsza jakoscig zycia. Pacjenci z LHON majg trudnosci z czytaniem znakow, ksigzek, czasopism itp., widzeniem
progéw, kraweinikow i schodéw a nawet z rozpoznawaniem ludzi [2, 8].

Nagla utrata wzroku powoduje réwniez problemy w sferze emocjonalnej. Pacjenci czesto nie potrafig sobie
wyobrazi¢ 7ycia i funkcjonowania w tej sytuacji, majg trudnosci z zaakceptowaniem wiekszych ograniczen
i mniejszych mozliwosci w poréwnaniu z osobami zdrowymi. Powoduje to brak motywacji do przezwyciezania
istniejgcych barier i bierna postawa oséb dotknietych chorobg, co w konsekwencji moze prowadzi¢ do depresji
[14, 3].

Dodatkowo, istotne jest, ze obecnie nie ma Zadnej refundowanej terapii, ktora mogfaby by¢ alternatywnie
zastosowana u pacjentdw z dziedziczng neuropatig wzrokows Lebera, co skutkuje brakiem mozliwosci leczenia
dla pacjentéw dotknietych tg chorobg i nie daje nadziei pacjentom na wyzdrowienie. Idebenon jest jedyng opcja
terapeutyczng dla pacjentéw z LHON.

Ocene aspektow spofecznych i etycznych pozytywnej decyzji refundacyjnej dla produktu leczniczego Raxone®

podsumowano w tabeli ponizej.
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Tabela 20. Podsumowanie wynikéw analizy aspektéw etycznych i spotecznych

Ocena wplywu pozytywnej decyzji refundacyjnej w odniesieniu do rozwazanej technologii

Wplyw na koszty lub wyniki dotyczgce osdb innych niz
stosujgce rozwazang technologie oraz ich opiekunowie

brak wptywu

Grupy pacjentow, ktére mogg by¢ faworyzowane na skutek
zalozen przyjetych w analizie ekonomicznej

nie

Niekwestionowana rownosc dostepu do technologii
medycznej przy jednakowych potrzebach

finansowanie zapewni réwny dostep do swiadczen populacji
spefniajacej kryteria wiaczenia do programu lekowego

Spodziewana duza korzy$¢ dla waskiej grupy osob / korzysé
mafta, ale powszechna

korzysc duza dla waskiej grupy oséb

Technologia jako odpowied? na niezaspokojone dotychczas
potrzeby grup spofecznie uposledzonych

tak, obecnie brak refundacji technologii lekowej dla
pacjentow z dziedzicznag neuropatia wzrokowa Lebera, co
skutkuje faktycznym ograniczeniem dostepu do leczenia

Technologia jako odpowied? dla osdb o najwiekszych
potrzebach zdrowotnych, dla ktérych nie ma obecnie
dostepnej Zadnej metody leczenia

tak (patrz wyzej)

Powodowanie problemow spolecznych

nie powoduje probleméw spotecznych

Wplyw na poziom satysfakcji pacjentéw z otrzymywane;j
opieki medycznej

wprowadzenie mozliwosci terapii refundowanym
produktem leczniczym Raxone® zwigkszy poziom satysfakcji
pacjentow z otrzymywane] opieki medycznej

Grozba niezaakceptowania postepowania przez
poszczegolnych chorych

brak

Powodowanie lub zmiana stygmatyzacji

terapia produktem Raxone® powodujac poprawe widzenia
i powstrzymujac dalsza utrate wzroku, rownoczesnie
zapobiegnie zwiekszeniu grupy osob stygmatyzowanych
(osoby niewidome)

Wywolywanie leku

nie wywotuje leku

Powodowanie dylematéw moralnych

proces leczenia nie powoduje dylematéw moralnych

Stwarzanie problemdw dotyczacych plci lub rodzinnych

nie stwarza takich problemow

Obecnosc sprzecznosci z aktualnie obowiazujgcymi
regulacjami prawnymi

finansowanie jest zgodne z aktualnie obowigzujgcymi
regulacjami prawnymi

Stwarzanie koniecznosci dokonania zmian
w prawie/przepisach

refundacja nie stwarza potrzeby dokonania zmian w prawie/
przepisach (poza zmianami w odpowiednich Zarzadzeniach
Prezesa NFZ oraz w Obwieszczeniu Ministra Zdrowia w
sprawie wykazu lekéw refundowanych)

Oddzialywanie na prawa pacjenta lub prawa cztowieka

refundacja nie oddzialuje na prawa pacjenta lub prawa
czlowieka

Koniecznosc szczegolnego informowania pacjenta lub
uzyskiwania jego zgody na stosowanie technologii

stosowanie technologii nie wymaga szczegdélnego
informowania pacjenta badZ odmiennego od
standardowego uzyskania jego zgody

Potrzeba zapewnienia pacjentowi poufnosci postepowania
przy stosowaniu technologii

stosowanie technologii nie wiaze sie z koniecznoscig
zapewnienia pacjentowi poufnosci postepowania

Potrzeba uwzgledniania indywidualnych preferencji
pacjenta, potrzeba czynnego udzialu pacjenta
w podejmowaniu decyzji o wyborze metody postepowania

nie jest wymagana
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1.9.Wyniki i wnioski koncowe

Analize wplywu na system ochrony zdrowia refundacji produktu leczniczego Raxone® przeprowadzono
z perspektywy platnika publicznego finansujgcego $wiadczenia zdrowotne (NFZ) dla czteroletniego horyzontu
czasowego (lata 2017-2020).

W analizie wplywu na budzet poréwnano dwa scenariusze sytuacyjne: ,istniejgcy” tj. brak refundacji preparatu
Raxone® i ,nowy” po wprowadzeniu refundacji produktu leczniczego Raxone® w ramach programu lekowego:
,Leczenie dziedzicznej neuropatii wzrokowej Lebera (LHON) (ICD-10 H47.22)" [15]. Preparat Raxone®, ze wzgledu
na brak innych substancji stosowanych w leczeniu LHON, utworzy nowg grupe limitows i bedzie wydawany

pacjentowi bezptatnie w ramach programu lekowego.

Perspektywa ptatnika publicznego (budzet NFZ)

Szacowane zmiany wydatkow wynikajacych z wprowadzenia refundacji preparatu Raxone® przedstawiono
w postaci zbiorczej tabeli, ufatwiajacej poréwnanie wynikéw analizy podstawowej z wynikami scenariuszy

minimalnego i maksymalnego (opis scenariuszy znajduje sie w rozdziale 1.7.3).

Tabela 21. Wyniki analizy wptywu na system ochrony zdrowia: zbiorcze zestawienie zmian wydatkéw w poszczegdlnych
wariantach analizy scenariuszy skrajnych

Wydatki (+_/ oszczednosci () inkrementalne [PLN]

SCEpSe I rok refundacji Il rok refundacji Il rok refundacji IV rok refundaciji

(2017) (2018) (2019) (2020)

Whioski korncowe

Wprowadzenie refundacji produktu leczniczego Raxone® w ramach programu lekowego umoizliwi pacjentom
z dziedziczng neuropatig wzrokowa Lebera dostep do jedynej istniejacej opcji terapeutycznej. Obecnie nie ma
7adnej refundowanej terapii, ktéra moglaby by¢ alternatywnie zastosowana u pacjentéw z LHON, co skutkuje
brakiem mozliwosci leczenia dla pacjentéw dotknietych tg chorobg i nie daje nadziei pacjentom na wyzdrowienie.
Finansowanie preparatu Raxone® ze srodkéw ptatnika publicznego jest jedyng szansa dla pacjentéw z LHON na
przywrocenie zdolnosci widzenia u pacjentow ze znacznym ograniczeniem ostroséci wzroku.
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2. ZALtACZNIK: WYNIKI PISEMNYCH KONSULTACII Z EKSPERTAMI
KLINICZNYMI

=

raporcie Oceny Technologii Medycznych dla produktu leczniczego Raxone® (idebenon) wykorzystano
odpowiedzi udzielone w ramach konsultacji pisemnych przez ekspertéw klinicznych specjalizujgcych sie
w leczeniu badZ diagnostyce molekularnej LHON. Ponizej zaprezentowano pytania wystane do ekspertéw oraz
otrzymane odpowiedzi.

i :
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