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Wykaz skrotow i akronimow

Al
ADOTHMT
B5C
ChFrL
CHHML

DGl
HECT

IC
IPSS

LDC
MD5
HE

HFE

pc.
FLH

ostra biataczka szpkowa fang. goate mayeloid leukemi)
dgenci Oceny Technolo2ii Medycanych 1 Tanfhaci
najlepsze leczenia wipomagajgce (ang. be st sopporbive oire)
Charakterystyka Produktu Leczniczego

przewlekta biataczka mislomonocytowa (ang. chondic myelomono opfic
Ley ke ITT)

Departament Gospodarki Lekami

przeszczepienie krwiotwd rczyvch komd ek macie rzystych (ang.
Aoematopoietic stem cell fransplandalio n)

intensywna chemiote rap@ (ang. infendve chemotfierspyr)

iedzynarodowy Punktowy System Fokowniczy fang. Asfermefionat
Progrostic Scoqing Systerm)

chemiote tapia w niskich wkach (ang. (ow dose che mofbe rapy)
zespdt mielo dysplastyczny (ang. mayelodysplastic ayndrome )
tinizte rstura Zdrowria

Marodowy Fundusz 2drowia

powierzchnia ciata

polski oty

niedok ruristodd opoma na leczenie z nadmiarem blastdw w okresie
transformaci (ang. & fracfory A mia with Com ss Bastzin
Trars ormation )

mechantm drielenia ryzyka (ang. G2k Sfhoring soheme )
Suriatowa Organtacja Zdvowda (ang . World Heal b Organisation)




Streszczenie

Celpracy

Celem analizy jest oszmcowanie wphrwu na budfet NFZ zwigzanego z refundec g produktu leczniczego
Videza® (azacytydwna) w catym spektrum zare estrowanmych wskazan, tj.: leczenie chornnch
nigkwalifikujgcwch  zie  do preeszczepienia  krwiotwdrczych  komdrek  macierzystych  (ang.
foematopoie He stem cell frorsplantation, HSCT), z:

] zespotami mielodyspl astycznymi (ang. myelodysplastic agndrome s, MDS) o poirednim-2
i wysokim ryzykio | zgodnie z Miedzynarodowym Punktowym Systemem Rokowniczwm ang.
Internafional Progrostic Scoring Systerm | IPS5);

] przewlekig bizataczkg mislomonocytowy (ang . chrosic mayelomoro ol be whae maa |, Tl )
z 10-29% blastdw w szpiku, baz choroby mislopmolife racyine];

] ostrg biataczkg szpikowy (ang. gowde myeloid (ewkoemmo, AML) z 20-30% blastawr
i weloliniowg dysplazja, zgodnie z klasyfikacjg Swiatowej Omanizacji Zdwoowda (WHO) ;

] AL z »30% Hastdw w szpiku | zgodnie z klasyfkach wWwHO.
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1 Cel analizy

Celem analizy jest ozzacowanie wpkvwd na bud 2et NFZ zwigzanego z refundacjy produkiu
lecaniczegn Yidaza® (azacybydyna) w catym spektrum  zarejestrowanych wskazar, i
leczenie chorych niekwalifikujaoych sie do przesaczepienia krwiotworczych  komdrek
macierzystych (ang, Agemafopoiedic stem cel transplantadon, HECT ), =

zempotami  mielodysplazhvczmi (ang myebdysplasdic syndromes,  MDS)
o posrednim-2 1 wysokim  ry@ku, zgodnie z Miedzynarodowym  Punkboweem
Swstemem Fokowniczym (ang, inderngfiongl Prognostic Scoring System, IPSS);

przewlekty biataczka miselomonocybowg  (ang.  chronic  myelomonacitic
tewta emia, CMML) 2 10-29% blaztiw w szpiky, bez choroby mielop roliferacyinej;

oztra biataczka szpikowa (ang, ocu fe my eloid tewka emig, AML) 2 20-30% blastow i
wieloliniows dysplazjsy, zgodnie z klamyfikacig §wiatnwej Organizacii Zdrowia
(W HD,;

ddL Z =30% blastdw w szpiku, zgodnie z klasyfikacig WHO,




2 Metodvyka

W niniejszym rozdziale przedstawiono zestawienie tabelarnycane wartossi 1 wysaczegolnienie
zatozen, na podstawie kidrych dokonano omzacowan dotyczaoych:

roczne] | iczebnosci popul acji;

toczne] liczebrodci popul i, w ktdrej whioskowana technologia bedzie stosowana
przy zatozeniu, & minister whascivy do spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu
refund acis, o ktdrej mowa w art, 11 ust, 1 ustawy = dnia 12 maja 2011 r. o refundacji
lekdi, srodkdw spowaczych pecjalnego praemaczenia 2yaienion 2o oraz wy robow
medycanych [Zwana dd ej ustang refundacy jing), lub decyzje o podwy2s2eniu ceny, O
ktarej mowa w art, 11ust, 4 ustawy refundacyinei;

aktud rvch rocznych wydatkdw podmioty 2obowigzanego do finansowania awviadczer
e srodkdw publicanych, ponoszonych na leczenie pacjentow w stanie klinicznym
wskazanym we whicsky, 2 wysaczegdinieniem sktadowe] wydatkdw  stanowi goe
refundacje ceny wnioskonane] technologi, o ile wystepuje,

dodatkovnch wydatkdw podmiotu zobowigzanego do finansowania swiadczen ze
srodkdw  publicznych, jakie bedg ponozzone na leczenie pacjentow w stanie
klinicznvm wskazanym we wnioskl, stanowigcych rdmmice pomiedzy prognozami,
z wyszczegdlnieniem  sctadowej wydatkdw  stanowizcej  refundacije  ceny
wniozkowanej technologii, w tym minimalnych i maksymalmych wadantds dla tego
QzZacowania,

logciowej prognozy rocanych wydatkaw podmiotu zobowigzanegn do finansowania
aniadczen ze Srodkdéw publiczrvch, jakie bedy ponozzone na leczenie pacjenton w
stanie Kl iniczmym wskazanym we whiosky, 2 wysaczezdl nieniem skiadowej wydatodm
stanowigce] refundacie ceny wnhiozkowane] technologii pray zatoZzeniu, 22 minister
whazciny do spram adrowia nie wyda decyzji o objeciu refundacja, o ktorej mowa w
art, 11 uzt, 1 ustawy refundacy jnej

logciowej prognozy rocanych wydatkaw podmiotu zobowiszanegn do finansowania
aniadczen ze srodkdw publicznvch, jakie beda ponoszone na leczenie pacijentom
stanie K iniczmym wskazanym we whiosky, 2 wyszczegdl nieniem skiadowej wydatdw
stanamigoe] refundacie ceny wnioskowane]j technologii pray zatoZeniu, 22 minister
wazcivy do spraw 2drowiawyda decyzije o objeciu refundacjs, o ktdrej mowaw art,
T ozt 1 uztawy refundacy jne].

Woandizie zdefiniowano scenariusz istniejgcy oraz senariusze nowe: najbardzie]
prawdopodobry oraz minimalny 1 maksymalny (patrz rozdziat 2,.2.6),




2.1 Populacja

2.1.1 Szacowanie liczebnosci populacji ohejmujace]j
wiszystkich pacjentow u kterych wnioskowana
technologia moze by¢ zastosowana
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2.1.2 Szacowanie liczebnosci populacji docelowej
wskazanej we wniosku

2.1.3 Szacowanie liczebnosci populacji, w ktorej
wnioskowana technologia jest obecnie stoscwana

18



2.1.4 Szacowanie rocznej liczebnosci populacji, wktorej
wnioskowana technologia bedzie stosowana przy
zatozeniu, ze minister wtasciwy do spraw zdrowia
wyda decyzje o objeciu refundacja










\'||

' Szacowanie prrepiowadzona w modelu ELA woo tzystujac funkcie szukaj womidcn. Szukano takiej
liczebnoici populacii, ktd ra skutkowata liczbg pacjento-terapii oszacowanych w tabali 11.
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2.1.5 Podsumowanie szacunkow rocznej liczebnosci
populacji

2.2 Opis modelu

Model  analizy wphiwy na budzet oparto na modelu ekonomiczoym  (patrz zatgczona
dokumentacja - analiza ekonomiczna), Andogicznie do modelu ekonomicanego, model
and izy wphany na budzet Zoudowano w oparciu o cykle terapii o diugosci 25 dni. Rok analizy
Fitada sie zatem =z 13 okli (1 rok) lub 14 cwkli (rok), a caty model z 27 oykli, Wykorzystano
szacowane praez model ekonomicany koszhy terapii, ktore p raypisano docelowe] popul acji,
zaktadajac, 2= pacjenci =3 wiaczani do leczemia limiowo w cigzu roka, W kolejnwch
podrozdziatach opisano szczegdhy zatozen modelu and iz

2.2.1 Perspektywa analizy

dnalize przeprowadzono z perpekbay ptatnika publiczneso, . Mamdowezsn Funduszu
Zdrowia (MFZ), W 2wigzku z brakiem istotnego wapdiptacenia (leczenie realizowane
w ramach chemioterapii, jedyne koszty bezpozrednie, w ktdrnych uczestniczy pacjent, to
leczenie dziatan niepozad anych 1 koszhow opieki pd iatywune j, kidre w analizie ekonomicanej
stanow ity =1% kosztdw inkrementalmych), odstgpiono od preeprowadzania dodatkowej
and izy koszhdw ponoszonych pr2ez pacjenta oraz and izy z perspek by wapalnej - ptatnika
publicanego i pacjenta.




2.2.2 Horyzont czasowy analizy

Woanalizie prayjeto 2-letni honyzont obzenwacii. Prayiety honzont analizy wynika z czaad
obowigzywania decyzji refundacyijnej. ZatoZzono, 22 horyzont analizy dotyczy 218 1 2019
roku.,

2.2.3 Analizowane koszty

W analizie uwzg edniono nastepujace kategorie kosztdw, anigEane =

+  zakupem |lekiw (koszt substancii camnych: azacytydyna, oytarabina, daunorbicyna,
kladrybina, idarubicyna, mitoxantron, etopozyd);

+  podaniem i monitorowaniem leczenia;

+« przetoczeniem  preparatow  knwiopochodrych  (koszt preparatiw oraz koszt ich
podanial,

+ najlepzzym leczeniem wipomagajacym (B2 stosowane leki oraz monitoromwanie
leczenial,

+  opieka pdiatwang;
+ |eczeniem dziatan niepozadanych.

Poniewaz model analizy wpbwal na budzet korzysta = danwch zastozowanwch w and izie
ekonomicane] (model analizy Bl zostat wpizany w model analizy ekonomicznej oraz
dodatkowo szacowanie populacii preedstaniono w Foroszycie |, szacowanie popul acji.x1s7],
w ninie jsz2vm dokumencie nie preedstawiono s2czegdhowegn opisy 20Eycia zascbdw 1 koszhiw
wdkorzystanych woanalizie, Opiz ten jest tozsamy z opisem przedstawionym w and izie
ekonomicane].

2.2.4 Uzasadnienie kategorii odptatnosci i kwalifikacji do
grupy limitowej wnioskowanego leku

Whioskodawca wnosi o refundacje w ramach kategorii dostepnosci refundacyine]: ek
stosowany w ramach chemioterapii we wskazaniu okredonym stanem kliniczrnym .,

Zandnie z aktualng ustawy refundacying fart. 14 ustany), lek majacy udowodniong
futecanodd w leczeniu nowotwora ztodiwegn kwd ifikuje sie do kategorii odpatnosci

bezptatnyg,

Zgodnie z atualng ustawg refundacying (art, 15 ustawy - punkt 2], do gmpy limitowej
kwdifikuje sie lek posiadajacy t8 zama naEwe migdzynarodowy albo inne nazay
miedzynarodowe, ale podobne dzistanie terapeubwezne 1 2blizony mechanizm dziatania oraz
frodek, spozywczy  fpecjalnesn  preeznaczenia Dwwieniowego, wyrdb  medyczny,  pray
zastosowaniu nastepujgcych kryheridw:

1) tych samych wskazan lub przemaczen, w khanch 23 refund omane;

2) podobnej sutecznoszi,

24



Azacytydyna  jest obecnie  refundowana w o ramach gropy Bimitowej  1115.0, Leki
przeciwnow otwarowe - antymetabolity - analogi pirvmidyny - azacybwdwna,  Zatem
azacytydyna moze byd zakwd ifikowana do obecnie istniejace] grupy limitowej 1118.0.

Zandnie z d&tualng ustawy refundacying (art, 15 ustany - punkt 3), po zasiegnieciu opinii
Rady Przejrzystoici, opierajagcei sie w szczegdlnodci na pordwnanio wiglkosci kosztdw
uzysania podobnego efekiu adrowotmeso lub dodatkowego efek by 2drowotnegn, dopusacza
e bworzenie:

1) odrebrnej grupy limitowej, w praypadku, 2dy droga podanmia leku lub jego postac
farmaceutyczna woistokny sposdb ma wphaww na efekt zdrowotny lub dodatowy efekt
2d rowotmyg

21 wgpdlnej grupy limitowe], w praypadky, gdy podobry efekt zdrowotny ub podobny
dodatkowy efekt zdrowotny uzyskiwany jest pomimo odmiennych mechanizméw dziatania
lekdin;

Cba podpunkty nie dotwozg azacybedyry, stad w mocy pozostaje konkluzija o koniecznodsi
ki d ifikacii do obecnie iftniejace] grupy lmitowej 11143.0,

2.2.5 Analiza wrazliwosci

[ |
Iy |
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2.2.6 Scenariusze analizy

#naliza scenariuszowa objeta scenadusz istmiejgcy, w kbdrym przedstaniono sytuacie,
w ktdre j azacytydyna we whioskowanym wskazaniu nie jest refundowana, oraz soenariusze
nowe (wadanty: najbardziej prawdopodobny, minimalny i maksymalny), w ktdrech
przedstaniono prognozy wphanu na budzet zwigzane z refundacia preparatu azacybedyny,

2.2.6.1 Scenariusz istniejacy

24
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2.2.6.2 Scenariusze no




3 Wyniki

3.1 Szacowanie aktualnych rocznych wydatkow
podmiotu zobowigzanego do finansowania
swiadczen ze srodkow publicznych

dktualne roczne wydatki podmiotu 2obowiazanego do finansowania swiadczen ze srodkdn
publicznych, ponoszone na leczenie pacjentdw w stanie kiniczrym wazanym we whiosku,
odpowiadajs =zacunkom przedstawionym dla 2. moku analizy w zcenariuszg isthiejaocym dla
warianty minim d nego Zuwzgd ednieniem B55, 1. zakdadajacego utrzvmanie sdafus quo 2 216

roku (patrz rozdziat 3.2, -].

3.2 Scenariusze istniejace

26






o
_L_i_____,_i 1

ll}

i

— jum]
]




W

IllllhlmlI H

3.3 Scenariusz najbardziej prawdopodobny

W kdejnwch podrozdziatach przedztawiono wehiki dla scenadusza nowego najbardzie]
prawdopodobnego, khdre odpowiadaja najbardziej prawdopodobnej ilosciowe] prognozie
tocaych wydatkdw podmioty zobowigzanego do finansowania asiadczen ze Erodkdw
publicanych, jakie beds ponoszone na leczenie pacjentdw w stanie Kiniczmm wskazanym
we wniosky, z wysaczesdnieniem  sktadowej wydatkdw  stanowigcej refundacie ceny
wrnioskowanej technologii pray zatcgeniu, 2z& minister whaszivy do spraw adrowia wyda
decyzje o objeciu refundacja,

3.3.1 Wariant analizy bez RSS

|
"
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3.3.2 Wariant analizy z RS5
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3.4 Scenariusz minimalny

W kolejnych podrozdziatach przedstawiono weyhiki dla scenaruzza nowego minimalnego,
ktdre odpowiadajg minimalnej ilosciowe] prognozie rocznwch  wydatkow  podmiotu
2obowigzanego do finansowania awiadczen ze frodkdw publicznwch, jakie bedy ponoszone
na leczenie pacjentdw w stanie kiniczmm wskazamm we whiosky, 2 wysaczee0l nieniem
detadowe j wydatkdn stanowiaoej refundacje ceny wnioskowane] technol ogii przy zato?eniu,
28 minister waszivwy do sp raw 2d rowia wyda decyzje o objeciu refundacja,

3.4.1 Wariant analizy bez R5S

|
Ilulr|
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3.4.2 Wariant analizy z RS5

a4




3.5 Scenariusz maksymalny

W kolejnych podrozdziatach praedstawiono wyniki dla scenariuzza nowego maksymalnego,
ktare odpowiadajg maksymalnej ilcéciowej prognozie rocznych wydatkdw  podmiotu
Zobowiazanego do finansowania awiadczen ze srodkdw publicznych, jakie beds ponoszone
na leczenie pacjentdw w stanie K iniczmym wskazamm we whiosky, 2 wysaczezd nieniem
ftadowej wydatkdn stanowiacej refundacje ceny wnioskowane] technol ozii pray zatozeniu,
28 minister wadcinwy do spraw 2d rowia wyda decyzje o objeciu refundacja,

3.5.1 Wariant analizy bez R5S

K



3.5.2 Wariant analizy z RSS
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3.6 Analiza wrazliwosci

Imterpretujac wyniki analizy wradiwoici ndezy podkreslic, 22 w niniejszej andizie
fmiennosd parametrdw istotmych dla kozztdw terapii (ekstrapd acja kravwewch przezycia,
powierzchnia ciata) wphawa na szacunki dotyczace liczebnoici populacii pacijentdw,
poniewaz e byl szacowane wstecanie w oparciu o dane spraedazowe (dane DiGl).
Dodatkowo, ocena zmiennosci wynikdw w analizie wpbewu na budzet oparta na zmiennych
testomanych w analizie ekonomicznej ma cgraniczong wartod® pomawczg 26 wzgledu na
kratki (makzsymalnie 2 letni w niniejzzej analizie) honzont czasu obsemwacii. Stad do
whmikow andizy wrad iwodci nie nalezy prawiagEawad maczacej wazi - stanowig racze]
fragment analizy wychodzacy naprzecin wybysznym AOTMIT z 2006 roku, Redng wartoid
poznamwczg w zakresie analizy wradiwosci (rowniez w zakresie koszhow) posiada jedynie
and iza wrazliwoici praedstawiona w ramach analizy ekonomiczne].

3.6.1 Wariant analizy bez RSS
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3.6.2 Wariant analizy z RSS
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4 Podsumowanie
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5 Ograniczenia i dyskusja
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