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Ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznego i świadczeniobiorców decyzji o finansowaniu ze 
środków publicznych stosowania produktu Orfadin® zawiesina doustna (nityzynon) podawanego równocześnie z 
dietą ograniczającą spożycie tyrozyny i fenyloalaniny w leczeniu pacjentów z potwierdzoną diagnozą dziedzicznej 
tyrozynemii typu I w warunkach polskich. 
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INDEKS AKRONIMÓW WYKORZYSTYWANYCH W OPRACOWANIU 

Akronim / skrót Interpretacja (pełna nazwa) 
AOTMiT Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji 

BIA ang. Budget Impact Analysis; 
Analiza wpływu na budżet 

CI ang. Confidence Interval; 
Przedział ufności 

HT-1 ang. Hereditary Tyrosinemia type I; 
dziedziczna tyrozynemia typu I  

LCI ang. Lower confidence interval; 
Dolna granica przedziału ufności 

NTBC Orfadin® (nityzynon; w niniejszej analizie jako leczenie nityzynonem w połączeniu 
z dietą ograniczającą spożycie tyrozyny i fenyloalaniny) 

PICO ang. Population, Intervention, Comparison, Outcome;  
Populacja, interwencja, porównanie, wynik 

płatnik publiczny podmiot zobowiązany do finansowania świadczeń medycznych ze środków 
publicznych (Narodowy Fundusz Zdrowia) 

RSS ang. Risk Sharing Scheme;  
Porozumienie podziału ryzyka 

UCI ang. Upper confidence interval; 
Górna granica przedziału ufności 

WHO ang. World Health Organization; 
Światowa Organizacja Zdrowia 

 
 
 



Kluczowe informacje z analizy 
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KLUCZOWE INFORMACJE Z ANALIZY 

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

dotyczącej finansowania ze środków publicznych stosowania produktu Orfadin® zawiesina doustna (nityzynon) w leczeniu 
dziedzicznej tyrozynemii typu I w ramach programu lekowego „Leczenie tyrozynemii typu 1 (HT-1)” w warunkach polskich. 
Założono wpisanie produktu Orfadin® zawiesina doustna do istniejącej grupy limitowej 1140.0, Nityzynon.  
 

 W ramach analizy wpływu na budżet porównano nakłady finansowe płatnika publicznego i świadczeniobiorców ponoszone 
tytułem kontynuacji aktualnego sposobu finansowania wnioskowanej technologii (w ramach programu lekowego 
finansowany jest wyłącznie nityzynon w postaci kapsułek) z nakładami finansowymi płatnika publicznego i 
świadczeniobiorców ponoszonymi w przypadku finansowania nityzynonu w postaci zawiesiny obok kapsułek w ramach 
programu lekowego „Leczenie tyrozynemii typu 1 (HT-1)”. Mając na uwadze uwzględnienie wyłącznie realnych 
scenariuszy dotyczących finansowania nityzynonu ze środków publicznych, w analizie wpływu na budżet nie uwzględniono 
scenariusza zakładającego brak dostępu pacjentów z analizowanej populacji do nityzynonu. Wnioskowana technologia 
uwzględnia stosowanie leku sierocego w chorobie ultrarzadkiej wśród pacjentów głównie z populacji pediatrycznej. Nie 
istnieją opcjonalne schematy terapeutyczne wśród pacjentów z dziedziczną tyrozynemią typu I. W chwili obecnej pacjenci, 
którzy mają problemy z przyjmowaniem kapsułek mają możliwość ich otwarcia i wsypania zawartości do płynu.  

 
 Wielkość populacji aktualnie (marzec 2018 r.) stosującej nityzynon w analizowanym wskazaniu w Polsce została ustalona 

na poziomie 15 pacjentów. W ramach scenariusza najbardziej prawdopodobnego uwzględniono wzrost populacji 
przyjmującej nityzynon o jednego pacjenta raz na 3 lata (dodatkowy pacjent rozpoczynający leczenie nityzynonem w 
postaci zawiesiny w 2019 roku, drugim roku analizy).   

 W ramach 
scenariusza minimalnego założono brak zmiany wielkości populacji pacjentów stosujących nityzynon w horyzoncie analizy 
(15 pacjentów stosujących nityzynon, w tym 4 pacjentów stosujących nityzynon w postaci zawiesiny); w ramach 
scenariusza maksymalnego uwzględniono coroczne zwiększanie wielkości populacji stosującej nityzynon o jednego 
pacjenta (nowozdiagnozowani pacjenci rozpoczną terapię preparatem w postaci zawiesiny doustnej). 
 

 W ramach przeprowadzonej analizy wpływu na budżet ustalono, że wydatki z budżetu płatnika publicznego przeznaczone 
na finansowanie produktu Orfadin® zawiesina doustna stosowanego w leczeniu dziedzicznej tyrozynemii typu I w ramach 
programu lekowego „Leczenie tyrozynemii typu 1 (HT-1)” od lipca 2018 roku wyniosą:  

 
 
 

 w 2020 roku, w przypadku braku uwzględnienia RSS. Świadczeniobiorcy nie będą ponosili kosztu 
stosowania wnioskowanej technologii. 

 
 Wyniki przeprowadzonej analizy wpływu na budżet wykazały, że finansowanie ocenianej technologii ze środków 

publicznych na rozpatrywanych zasadach (program lekowy, istniejąca grupa limitowa 1140.0) pozostanie bez wpływu 
na budżet płatnika publicznego i świadczeniobiorców bez względu na realizowany scenariusz wielkości populacji 
(koszty inkrementalne wynikające z realizacji scenariusza nowego w miejsce istniejącego wyniosą 0 zł w kolejnych latach 
horyzontu analizy), zarówno w przypadku uwzględnienia jak i braku RSS. 



Ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznego i świadczeniobiorców decyzji o finansowaniu ze 
środków publicznych stosowania produktu Orfadin® zawiesina doustna (nityzynon) podawanego równocześnie z 
dietą ograniczającą spożycie tyrozyny i fenyloalaniny w leczeniu pacjentów z potwierdzoną diagnozą dziedzicznej 
tyrozynemii typu I w warunkach polskich. 
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STRESZCZENIE 
 
CEL ANALIZY 
 
Celem analizy jest ocena wpływu na system ochrony zdrowia podjęcia decyzji o finansowaniu ze środków publicznych w ramach 
programu lekowego „Leczenie tyrozynemii typu 1 (HT-1)” stosowania produktu leczniczego Orfadin® zawiesina doustna w 
leczeniu dziedzicznej tyrozynemii typu I, w latach 2018 - 2020. 
 
METODY PRZEPROWADZENIA ANALIZY 
 
Zgodnie z wymogami Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji (AOTMiT) sprecyzowano kontekst kliniczny 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 potwierdzoną diagnozą dziedzicznej tyrozynemii typu I (P), 
• wnioskowaną technologią jest stosowanie produktu leczniczego Orfadin® (nityzynon; zawiesina doustna) razem z dietą 

ograniczającą spożycie tyrozyny i fenyloalaniny w leczeniu dziedzicznej tyrozynemii typu I wśród pacjentów z analizowanej 
populacji (I), 

• do grona opcjonalnych technologii stosowanych w ramach istniejącej praktyki zakwalifikowano nityzynon w postaci 
kapsułek twardych finansowany w ramach programu lekowego „Leczenie tyrozynemii typu 1 (HT-1)”, w grupie limitowej 
1140.0, Nityzynon (C); w analizie wpływu na budżet nie uwzględniono scenariusza zakładającego brak dostępu 
pacjentów z analizowanej populacji do wnioskowanej technologii – założono, że wszyscy pacjenci z analizowanej populacji 
objęci są leczeniem nityzynonem w kapsułkach w ramach programu lekowego „Leczenie tyrozynemii typu 1 (HT-1)”, 

• w opracowaniu nie uwzględniono efektów zdrowotnych (O), ponieważ w ramach porównywanych scenariuszy 
uwzględniono stosowanie nityzynonu (Orfadin®) w różnych postaciach – kapsułek twardych i zawiesiny doustnej, dla 
których na etapie analizy klinicznej [41] wykazano biorównoważność, wobec czego nie obserwowano różnic w efektach 
zdrowotnych, 

• wyniki niniejszej analizy wpływu na budżet zaprezentowano w ujęciu wszystkich pacjentów w stanie klinicznym 
wskazanym we wniosku pod postacią: wielkość populacji pacjentów, o których mowa w §6 ust 1 i 2 rozporządzenia [34], 
aktualnych wydatków na leczenie pacjentów z analizowanej populacji (dane estymowane dla 2017 roku) oraz 
prognozowanych wydatków na lata 2018 – 2020, zgodnie z zapisami Rozporządzenia Ministra Zdrowia [34] (por. rozdział 
3.1.). 

 
Obecnie nityzynon refundowany jest w ramach programu lekowego „Leczenie tyrozynemii typu 1 (HT-1)”, w grupie limitowej 
1140.0, Nityzynon, ale wyłącznie w postaci kapsułek twardych. Produkt Orfadin® zawiesina doustna, 4 mg/ml, opakowanie 90 
ml nie jest finansowany ze środków publicznych i nie jest w chwili obecnej stosowany.  
Swedish Orphan Biovitrum Sp. z o.o. wnioskuje o wpisanie produktu Orfadin® zawiesina doustna do istniejącej grupy limitowej 
1140.0 i finansowanie w ramach programu lekowego „Leczenie tyrozynemii typu 1 (HT-1)” u pacjentów z dziedziczną 
tyrozynemią typu I. W ramach analizy założono wpisanie wnioskowanej technologii lekowej do Wykazu refundowanych 
produktów leczniczych stosowanych w programach lekowych 1 lipca 2018 roku. 
Założono, że Orfadin® zawiesina doustna będzie finansowany ze środków publicznych w ramach istniejącej grupy limitowej 
1140.0, Nityzynon (spełnienie warunków, o których mowa w art. 15 ust. 2. Ustawy z dnia 12 maja 2011 roku [26]), przy 
sugerowanej cenie zbytu netto wynoszącej  za opakowanie 90 ml, 4 mg nityzynonu / ml. 



Streszczenie 
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W ramach analizy porównano nakłady finansowe z perspektywy płatnika publicznego (podmiotu zobowiązanego do 
finansowania świadczeń medycznych) oraz z perspektywy świadczeniobiorców ponoszone w ramach opieki nad pacjentami z 
analizowanej populacji w przypadku braku finansowania ze środków publicznych wnioskowanej technologii („scenariusz 
istniejący”) oraz wysokość tych nakładów w sytuacji finansowania ze środków publicznych produktu Orfadin® zawiesina doustna 
w ramach programu lekowego „Leczenie tyrozynemii typu 1 (HT-1)” („nowy scenariusz”).  
Założono, że wszyscy pacjenci z analizowanej populacji leczeni są obecnie nityzynonem w kapsułkach, finansowanym w ramach 
ww. programu lekowego. Zakładana różnica pomiędzy rozważanymi scenariuszami to udostępnienie pacjentom innej postaci 
leku – zawiesiny doustnej, która przeznaczona będzie dla tych osób, które mają problemy z połknięciem kapsułki (obecnie 
pacjenci ci otwierają kapsułkę i przyjmują jej zawartość z płynem).  
 
Przy ocenie kosztów i wielkości populacji wykorzystano opublikowane informacje, a w przypadku ich braku – opinie ekspertów 
(wyniki badania kwestionariuszowego), informacje uzyskane z Departamentu Gospodarki Lekami Ministerstwa Zdrowia [109] 
oraz informacje dostarczone przez Zamawiającego. 
Przy ocenie kosztów jednostkowych uwzględniono informacje z aktualnego Obwieszczenie Ministra Zdrowia [39] i informacje z 
aktualnych zarządzeń Prezesa NFZ [46], [48]-[52], [54], [71], [117]. 
 
W ramach analizy wpływu na budżet wielkość populacji pacjentów w stanie klinicznym wskazanym we wniosku o objęcie 
refundacją i ustalenie urzędowej ceny dla produktu leczniczego Orfadin® zawiesina doustna określono na podstawie wyników 
badania kwestionariuszowego, w którym ekspert podał dokładną liczbę pacjentów z dziedziczną tyrozynemią typu I leczonych 
obecnie w Polsce (15 chorych w 2017 r.) oraz średnią liczbę nowych rozpoznań w roku (do 1 przypadku rocznie). Uwzględniono 
również szacunki Zamawiającego dotyczące odsetka pacjentów, którzy zmienią leczenie z preparatu w postaci kapsułek na 
zawiesinę doustną, który wyniósł 26,67% w roku 1. oraz 31,25% w roku 2. i 3. Założono również, że nowozdiagnozowani 
pacjenci w kolejnych latach realizacji programu lekowego będą rozpoczynać leczenie preparatem w postaci zawiesiny doustnej.  
 
W ramach analizy wpływu na budżet uwzględniono trzy scenariusze oceny zakresu wpływu refundacji ocenianego produktu na 
budżet płatnika publicznego i portfel świadczeniobiorców: scenariusz najbardziej prawdopodobny, scenariusz minimalny, 
scenariusz maksymalny. Przy ocenie skrajnych scenariuszy uwzględniono maksymalny zakres niepewności parametrów 
wpływających na wielkość populacji docelowej jak i parametrów związanych z pozostałymi aspektami leczenia dziedzicznej 
tyrozynemii typu I (dawkowanie nityzynonu, zmiana wagi ciała pacjentów w kolejnych latach). 
W ramach scenariusza minimalnego założono brak zmiany wielkości populacji pacjentów leczonej nityzynonem w horyzoncie 
analizy; w ramach scenariusza najbardziej prawdopodobnego uwzględniono wzrost analizowanej populacji o jednego pacjenta 
raz na 3 lata (dodatkowy pacjent rozpoczynający leczenie nityzynonem w postaci zawiesiny w 2019 roku); w ramach 
scenariusza maksymalnego uwzględniono coroczne zwiększanie wielkości analizowanej populacji o jednego pacjenta. 
 
Analizę wpływu na budżet przeprowadzono z uwzględnieniem wyników przeglądu systematycznego medycznych baz danych 
przygotowanego przez Centrum HTA Sp. z o.o. OTM Sp. komadytowa [41].  



Ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznego i świadczeniobiorców decyzji o finansowaniu ze 
środków publicznych stosowania produktu Orfadin® zawiesina doustna (nityzynon) podawanego równocześnie z 
dietą ograniczającą spożycie tyrozyny i fenyloalaniny w leczeniu pacjentów z potwierdzoną diagnozą dziedzicznej 
tyrozynemii typu I w warunkach polskich. 
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Przy ocenie rocznych wydatków z budżety płatnika publicznego i portfeli świadczeniobiorców, w ramach niniejszej analizy 
wpływu na budżet uwzględniono dane wejściowe modelu decyzyjnego szczegółowo opisanego na etapie Analizy ekonomicznej 
[107]. 
 
Przeprowadzona analiza wpływu na budżet zgodna jest z Wytycznymi AOTMiT dla przeprowadzenia ocen technologii lekowych 
[1] oraz spełnia minimalne wymagania Ministra Zdrowia przedstawione w rozporządzeniu [34]. 
 
WYNIKI  
 
W ramach przeprowadzonej analizy wpływu na budżet ustalono, że wydatki z budżetu płatnika publicznego przeznaczone na 
refundację produktu Orfadin® zawiesina doustna stosowanego w leczeniu dziedzicznej tyrozynemii typu I, przy uwzględnieniu 
rozpatrywanego sposobu refundacji (finansowanie w ramach programu lekowego od 1 lipca 2018 r., istniejąca grupa limitowa 
1140.0, Nityzynon) wyniosą:  

  
  
  

w przypadku uwzględnienia RSS, 
   
   
   

w przypadku braku uwzględnienia RSS. 
 
Wyniki przeprowadzonej analizy wpływu na budżet wskazują, że realizacja scenariusza nowego związana z finansowaniem 
ocenianej technologii medycznej ze środków publicznych na rozpatrywanych zasadach pozostanie bez wpływu na budżet 
płatnika publicznego oraz świadczeniobiorców, bez względu na realizowany scenariusz wielkości populacji (koszty inkrementalne 
wynikające z realizacji scenariusza nowego w miejsce istniejącego wyniosą 0 zł w latach horyzontu analizy), zarówno w 
przypadku uwzględnienia jak i braku RSS. 
 
Brak wpływu rozważanej w opracowaniu decyzji na budżet płatnika publicznego oraz świadczeniobiorców wynika z takiego 
samego kosztu dla płatnika publicznego i świadczeniobiorcy 1 mg nityzynonu bez względu na postać farmaceutyczną – kapsułki 
twarde i zawiesina doustna oraz z takiego samego sposobu finansowania – program lekowy „Leczenie tyrozynemii typu 1 (HT-
1)”, grupa limitowa 1140.0, Nityzynon.   
 
OGRANICZENIA 
 
Przy braku dokładnych indywidualnych danych poszczególnych pacjentów z dziedziczną tyrozynemią typu I leczonych 
nityzynonem w chwili obecnej w Polsce, zakres wydatków z budżetu płatnika publicznego i portfeli świadczeniobiorców 
określono z wykorzystaniem wyników zagregowanych określonych w ramach badania kwestionariuszowego lub modeli 
matematycznych oszacowanych na podstawie dostępnych danych. Stopień przekwalifikowania się pacjentów z nityzynonu w 
postaci kapsułek twardych na produkt w postaci zawiesiny doustnej określono na podstawie szacunków Zamawiającego.  
 
WNIOSKI 
 
Wyniki przeprowadzonej analizy wpływu na budżet wykazały, że objęcie finansowaniem ze środków publicznych produktu 
Orfadin® zawiesina doustna, obok obecnie finansowanego produktu Orfadin® w postaci kapsułek twardych, w ramach programu 



Streszczenie 
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lekowego „Leczenie tyrozynemii typu 1 (HT-1)”, w istniejącej grupie limitowej 1140.0, Nityzynon, pozostanie bez wpływu na 
budżet płatnika publicznego i świadczeniobiorców, zarówno w przypadku uwzględnienia jak i braku RSS. Ustalono, że za 
finansowaniem ze środków publicznych produktu Orfadin® zawiesina doustna stosowanego w leczeniu dziedzicznej tyrozynemii 
typu I wśród pacjentów z analizowanej populacji przemawiają aspekty zdrowotne, etyczne oraz ekonomiczne.   



Ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznego i świadczeniobiorców decyzji o finansowaniu ze 
środków publicznych stosowania produktu Orfadin® zawiesina doustna (nityzynon) podawanego równocześnie z 
dietą ograniczającą spożycie tyrozyny i fenyloalaniny w leczeniu pacjentów z potwierdzoną diagnozą dziedzicznej 
tyrozynemii typu I w warunkach polskich. 
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1. CEL ANALIZY WPŁYWU NA SYSTEM OCHRONY ZDROWIA 

 

Celem analizy jest ocena wpływu na system ochrony zdrowia w Polsce podjęcia decyzji o finansowaniu 
ze środków publicznych stosowania produktu leczniczego Orfadin® zawiesina doustna w leczeniu 

dziedzicznej tyrozynemii typu I w ramach programu lekowego „Leczenie tyrozynemii typu 1 (HT-1)” 

począwszy od 1 lipca 2018 roku do końca 2020 roku. 

 

Oceniono konsekwencje finansowe dla płatnika publicznego i świadczeniobiorców wpisania 

wnioskowanej technologii do Katalogu leków refundowanych stosowanych w programach lekowych, 

umożliwiającego stosowanie ocenianego produktu w ramach programu lekowego „Leczenie 

tyrozynemii typu 1 (HT-1)” i finansowanie w istniejącej grupie limitowej 1140.0, Nityzynon. 

 
 

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 leczenia dziedzicznej tyrozynemii typu I z 

wykorzystaniem preparatu leczniczego Orfadin® (nityzynon, zawiesina doustna), w ramach programu 

lekowego „Leczenie tyrozynemii typu 1 (HT-1)”. 

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

kontekst kliniczny 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 potwierdzoną diagnozą dziedzicznej tyrozynemii typu I (P), 

• wnioskowaną technologią jest stosowanie produktu leczniczego Orfadin® (nityzynon, zawiesina 

doustna) razem z dietą ograniczającą spożycie tyrozyny i fenyloalaniny w leczeniu dziedzicznej 

tyrozynemii typu I wśród pacjentów z analizowanej populacji (I), 

• do grona opcjonalnych technologii stosowanych w ramach istniejącej praktyki zakwalifikowano 

nityzynon w postaci kapsułek twardych finansowany w ramach programu lekowego „Leczenie 

tyrozynemii typu 1 (HT-1)”, w grupie limitowej 1140.0, Nityzynon (C); w analizie wpływu na 

budżet, nie uwzględniono scenariusza zakładającego brak dostępu pacjentów z analizowanej 

populacji do wnioskowanej technologii - założono, że wszyscy pacjenci z analizowanej populacji 



2. Metody przeprowadzenia analizy wpływu na budżet  
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objęci są leczeniem nityzynonem w kapsułkach w ramach programu lekowego „Leczenie 

tyrozynemii typu 1 (HT-1)”, 

• w opracowaniu nie uwzględniono efektów zdrowotnych (O), ponieważ w ramach porównywanych 

scenariuszy uwzględniono stosowanie nityzynonu (Orfadin®) w różnych postaciach - kapsułek 

twardych i zawiesiny doustnej, dla których na etapie analizy klinicznej [41] wykazano 

biorównoważność, wobec czego nie obserwowano różnic w efektach zdrowotnych, 

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

stanie klinicznym wskazanym we wniosku pod postacią: wielkość populacji pacjentów, o których 

mowa w §6 ust 1 i 2 rozporządzenia [34], aktualnych wydatków na leczenie pacjentów z 

analizowanej populacji (dane estymowane dla 2017 roku) oraz prognozowanych wydatków na 

lata 2018 – 2020, zgodnie z zapisami Rozporządzenia Ministra Zdrowia [34] (por. rozdział 3.1.). 

 

W ramach analizy porównano nakłady finansowe z perspektywy płatnika publicznego (podmiotu 
zobowiązanego do finansowania świadczeń medycznych) oraz z perspektywy świadczeniobiorców 

ponoszone w ramach opieki nad pacjentami z analizowanej populacji w przypadku braku finansowania 

ze środków publicznych wnioskowanej technologii w ramach programu lekowego „Leczenie 

tyrozynemii typu 1 (HT-1)” („scenariusz istniejący”; w ramach programu lekowego „Leczenie 

tyrozynemii typu 1 (HT-1)” finansowany wyłącznie nityzynon w kapsułkach) oraz wysokość tych 

nakładów w sytuacji finansowania ze środków publicznych produktu leczniczego Orfadin® zawiesina 

doustna w ramach ww. programu lekowego („nowy scenariusz”; por. rozdział 2.4.). 

 
W ramach analizy wpływu na budżet uwzględniono trzy scenariusze oceny zakresu wpływu refundacji 

ocenianego produktu na budżet płatnika publicznego i portfele świadczeniobiorców: scenariusz 

najbardziej prawdopodobny, scenariusz minimalny, scenariusz maksymalny. Przy ocenie 

skrajnych scenariuszy uwzględniono maksymalny zakres niepewności parametrów wpływających na 

wielkość populacji docelowej jak i parametrów związanych z pozostałymi aspektami leczenia 

dziedzicznej tyrozynemii typu I (dawka nityzynonu, zmiana wagi ciała pacjentów). 

 

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 i portfeli świadczeniobiorców, w 

ramach niniejszej analizy wpływu na budżet wykorzystano dane wejściowe modelu decyzyjnego 

szczegółowo opisane na etapie Analizy ekonomicznej [107]. 

 

W niniejszej analizie wykorzystano ogólnie akceptowalne metody biostatystyczne i epidemiologiczne 

[1]-[22], [106], [117]. 



Ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznego i świadczeniobiorców decyzji o finansowaniu ze 
środków publicznych stosowania produktu Orfadin® zawiesina doustna (nityzynon) podawanego równocześnie z 
dietą ograniczającą spożycie tyrozyny i fenyloalaniny w leczeniu pacjentów z potwierdzoną diagnozą dziedzicznej 
tyrozynemii typu I w warunkach polskich. 
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Przeprowadzona analiza wpływu na system ochrony zdrowia decyzji dotyczącej finansowania 

wnioskowanej technologii ze środków publicznych zgodna jest z Wytycznymi AOTMiT dla 

przeprowadzenia ocen technologii lekowych [1] oraz spełnia minimalne wymagania Ministra Zdrowia 
przedstawione w rozporządzeniu [34]. 

 

2.1. OCENIANA TECHNOLOGIA I SPOSÓB JEJ FINANSOWANIA 

 

Wnioskowaną technologię stanowi stosowanie produktu leczniczego Orfadin® (nityzynon, zawiesina 

doustna) w leczeniu dziedzicznej tyrozynemii typu I. 

 

W opracowaniu wykorzystano średnią dawkę nityzynonu określoną na podstawie indywidualnych 

danych pacjentów aktualnie stosujących nityzynon (0,9914 mg na kg masy ciała). W ramach 
scenariuszy skrajnych uwzględniono dawkę na poziomie 0,8131 mg na kg masy ciała (średnia dawka 

w 2011 roku; scenariusz minimalny) i 1,0638 mg na kg masy ciała (średnia dawka wskazana przez 

eksperta w 2017 roku) [107]. 

 

Szczegółowe informacje na temat wnioskowanej technologii zamieszczono w Analizie problemu 

decyzyjnego [40] oraz Analizie ekonomicznej [107]. 

 

Firma Swedish Orphan Biovitrum Sp. z o.o. wnioskuje o objęcie refundacją i ustalenie urzędowej ceny 
zbytu dla produktu leczniczego Orfadin® zawiesina doustna, w dawce 4 mg/ml, opakowanie 90 ml. 

 
Proponowany sposób refundacji obejmuje wpisanie ocenianej interwencji do istniejącej grupy 

limitowej 1140.0, Nityzynon, w części B Wykazu refundowanych leków, środków spożywczych 

specjalnego przeznaczenia żywieniowego oraz wyrobów medycznych (B. Leki dostępne w ramach 

programu lekowego) oraz refundację w ramach programu lekowego B.76 „Leczenie tyrozynemii typu 1 
(HT-1)” [39]. 

 

Za wpisaniem ocenianego produktu leczniczego do istniejącej grupy limitowej przemawia przede 

wszystkim fakt, że nityzynon w innej postaci farmaceutycznej – kapsułek, jest już finansowany ze 

środków publicznych w analizowanym wskazaniu w ramach grupy limitowej 1140.0 [39] (spełnione 

kryterium z art. 15, ust 2. ustawy [26]). Dodatkowo,  nie wykazano, aby postać farmaceutyczna 

ocenianej interwencji (zawiesina doustna) w istotny sposób miała wpływ na efekt zdrowotny lub 

dodatkowy efekt zdrowotny w odniesieniu do kapsułek (niespełnione kryterium z art. 15, ust. 3 pkt 1 
ustawy [26]).   

 



2.2. Perspektywa analizy 
2.3. Horyzont czasowy analizy 
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2.2. PERSPEKTYWA ANALIZY 

 

Analizowany problem decyzyjny obejmuje wpisanie ocenianej technologii lekowej do części B Wykazu 

refundowanych leków, środków spożywczych specjalnego przeznaczenia żywieniowego oraz wyrobów 

medycznych, do istniejącej grupy limitowej 1140.0, Nityzynon, z zamiarem jego wykorzystania w 

ramach programu lekowego „Leczenie tyrozynemii typu 1 (HT-1)” (por. rozdział 2.1.).  
 

Przedstawiony sposób finansowania nie uwzględnia współpłacenia świadczeniobiorcy za oceniany 

produkt, zgodnie z art. 14 ust 1 pkt 1 ustawy o refundacji [26]. 

 

Świadczeniobiorca ponosi natomiast koszt środków spożywczych specjalnego przeznaczenia 

żywieniowego sprowadzanych na drodze importu docelowego. 

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: Minister Zdrowia i/albo Narodowy Fundusz Zdrowia) oraz świadczeniobiorcy. 

 

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 zastosowanie ocenianego produktu w analizowanym 

wskazaniu wśród pacjentów z analizowanej populacji pierwszego dnia miesiąca obowiązywania decyzji 

Ministra Zdrowia o finansowaniu ocenianej technologii ze środków publicznych na proponowanych 

zasadach; punkt początkowy analizy został ustalony na pierwszy dzień lipca 2018 roku. 

Mając na uwadze długość okresu oceny wniosku refundacyjnego przez AOTMiT [26] oraz niepewną 

długość okresu pomiędzy zakończeniem oceny wniosku przez AOTMiT i podjęciem negocjacji 
cenowych przez Ministerstwo Zdrowia i wnioskodawcę, przyjęte co najmniej półroczne przesunięcie 

momentu finansowania wnioskowanej technologii lekowej ze środków publicznych (nie zdefiniowano 

dokładnego momentu podjęcia decyzji refundacyjnej) wydaje się uzasadnione. 

 



Ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznego i świadczeniobiorców decyzji o finansowaniu ze 
środków publicznych stosowania produktu Orfadin® zawiesina doustna (nityzynon) podawanego równocześnie z 
dietą ograniczającą spożycie tyrozyny i fenyloalaniny w leczeniu pacjentów z potwierdzoną diagnozą dziedzicznej 
tyrozynemii typu I w warunkach polskich. 
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Tym samym w ramach analizy wpływu na budżet dotyczącej stosowania produktu Orfadin® zawiesina 

doustna w ramach programu lekowego „Leczenie tyrozynemii typu 1 (HT-1)” przeprowadzono 

symulację wysokości nakładów z jednorocznego budżetu płatnika publicznego oraz ocenę 
konsekwencji finansowych dla kolejnych lat obserwacji w odniesieniu do porównywanych ze sobą 

możliwych scenariuszy („scenariusz nowy” vs „scenariusz istniejący”) – oceniono wpływ na budżet 

finansowania ocenianej technologii lekowej w okresie od 1 lipca 2018 roku do końca 2020 roku, 

prezentując wydatki z budżetu płatnika publicznego lub portfeli świadczeniobiorców w odniesieniu do 

pełnych lat horyzontu czasowego analizy, tj. od 2018 do 2020 roku. 

 

Mając na uwadze, że różnica pomiędzy porównywanymi scenariuszami polega wyłącznie na 

uwzględnieniu dodatkowo w scenariuszu nowym nityzynonu w postaci zawiesiny obok dotychczas 

finansowanego nityzynonu w kapsułkach (takie same warunki finansowania ze środków publicznych 
obu postaci leku) przyjęty horyzont 2,5 lat jest wystarczający do osiągnięcia stabilizacji rynku. 

Obecność refundowanego nityzynonu na rynku polskim (preparat w kapsułkach) spowoduje, że 

wprowadzenie do programu lekowego „Leczenie tyrozynemii typu 1 (HT-1)” kolejnej prezentacji tej 

samej substancji czynnej – zawiesiny doustnej, będzie skutkowało natychmiastową zmianą postaci 

leku u pacjentów, którzy mają problemy z połknięciem kapsułki i obecnie przyjmowali lek po otwarciu 

kapsułki i wymieszaniu jej zawartości z płynem. Wprowadzenie nowej postaci leku (zawiesiny 

doustnej) nie spowoduje napływu nowych pacjentów do programu, a jedynie ułatwi części z nich 

przyjmowanie leku, ponieważ wszyscy pacjenci z analizowanej populacji przyjmują obecnie nityzynon 
w postaci kapsułek, finansowany w ramach programu lekowego „Leczenie tyrozynemii typu 1 (HT-1)”. 

 

2.4. SCENARIUSZE PORÓWNYWANE I PUNKTY KOŃCOWE ANALIZY  

 

W ramach analizy porównano nakłady finansowe z perspektywy płatnika publicznego i z perspektywy 

świadczeniobiorców ponoszone w ramach opieki nad pacjentami z analizowanej populacji w przypadku 

braku finansowania ze środków publicznych ocenianej technologii lekowej w ramach programu 

lekowego „Leczenie tyrozynemii typu 1 (HT-1)” („scenariusz istniejący”) oraz wysokość tych nakładów 
w sytuacji finansowania ze środków publicznych wnioskowanej technologii („nowy scenariusz”).  

 

Obecnie (październik 2017 roku) produkt leczniczy Orfadin® zawiesina doustna nie jest finansowany 

ze środków publicznych i nie jest stosowany. 

W ramach programu lekowego „Leczenie tyrozynemii typu 1 (HT-1)”, w grupie limitowej 1140.0, 

Nityzynon finansowany jest natomiast nityzynon w postaci kapsułek twardych [39]. 

  



2.4. Scenariusze porównywane i punkty końcowe analizy 
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Podjęcie rozważanej w opracowaniu decyzji będzie związane z wpisaniem produktu leczniczego 

Orfadin® zawiesina doustna do Wykazu refundowanych leków, środków spożywczych specjalnego 

przeznaczenia żywieniowego oraz wyrobów medycznych, do istniejącej grupy limitowej 1140.0, 

Nityzynon.  

 

W chwili obecnej wszyscy pacjenci z analizowanej populacji objęci są leczeniem nityzynonem w 
ramach programu lekowego „Leczenie tyrozynemii typu 1 (HT-1)” i przyjmują preparat w kapsułkach. 

W przypadku osób mających problem z połknięciem kapsułki, istnieje możliwość jej otwarcia i 

wymieszania zawartości z płynem. 

W przypadku podjęcia finansowania ze środków publicznych nityzynonu w postaci zawiesiny doustnej 

(produkt Orfadin® 4 mg/ml), obok stosowanego obecnie preparatu w kapsułkach, pacjenci mający 

problem z przyjmowaniem kapsułek zmienią leczenie na wygodniejszą dla nich formę leku.  

 

Mając powyższe aspekty na uwadze, różnice pomiędzy porównywanymi scenariuszami (nowy vs. 
istniejący) wynikać będą wyłącznie z dostępnych form nityzynonu – w przypadku scenariusza 

istniejącego dostępna będzie wyłącznie postać w kapsułkach, natomiast w scenariuszu nowym 

dostępne będą dwie formy nityzynonu – kapsułki i zawiesina doustna. Nie będą obserwowane różnice 

w sposobie finansowania nityzynonu pomiędzy scenariuszami – w obu scenariuszach założono 

finansowanie nityzynonu w ramach programu lekowego „Leczenie tyrozynemii typu 1 (HT-1)”, w 

grupie limitowej 1140.0, Nityzynon. Z uwagi na taki sam sposób finansowania, pomiędzy 

scenariuszami nie będą również obserwowane różnice w sposobie rozliczania świadczeń 

towarzyszących leczeniu nityzynonem, tj. podanie leku, monitorowanie leczenia/diagnostyka, 
kwalifikacja do programu, dodatkowe hospitalizacje rozliczane w ramach JGP.  

 

Różnice pomiędzy scenariuszami przedstawiono w tabeli poniżej. 

 
Tabela 1. Różnice w pomiędzy scenariuszami analizy - istniejący vs. nowy. 

 Scenariusz istniejący Nowy scenariusz 
Sposób finansowania nityzynonu w 

postaci zawiesiny doustnej (oceniana 
interwencja) w leczeniu dziedzicznej 

tyrozynemii typu I 
Brak Program lekowy „Leczenie tyrozynemii 

typu 1 (HT-1)” 

Sposób finansowania nityzynonu w 
postaci kapsułek w leczeniu 

dziedzicznej tyrozynemii typu I 
Program lekowy „Leczenie tyrozynemii 

typu 1 (HT-1)” 
Program lekowy „Leczenie tyrozynemii 

typu 1 (HT-1)” 

Produkty finansowane w grupie 
limitowej 1140.0, dostępne w ramach  

programu lekowego „Leczenie 
tyrozynemii typu 1 (HT-1)” 

Orfadin® 2 mg, 60 kaps. 
Orfadin® 5 mg, 60 kaps. 
Orfadin® 10 mg, 60 kaps. 
Orfadin® 20 mg, 60 kaps. 

Orfadin® 2 mg, 60 kaps. 
Orfadin® 5 mg, 60 kaps. 
Orfadin® 10 mg, 60 kaps. 
Orfadin® 20 mg, 60 kaps. 

Orfadin® 4 mg/ml, 90 ml 
Odsetek pacjentów z analizowanej 
populacji leczonych nityzynonu w 0% Pacjenci mający problem z 

przyjmowaniem kapsułek (około 



Ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznego i świadczeniobiorców decyzji o finansowaniu ze 
środków publicznych stosowania produktu Orfadin® zawiesina doustna (nityzynon) podawanego równocześnie z 
dietą ograniczającą spożycie tyrozyny i fenyloalaniny w leczeniu pacjentów z potwierdzoną diagnozą dziedzicznej 
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postaci zawiesiny doustnej (oceniana 
interwencja)  

31,25% zgodnie z szacunkami 
Zamawiającego)  

Odsetek pacjentów z analizowanej 
populacji leczonych nityzynonu w 

postaci kapsułek  
100% 

100% - pacjenci mający problem z 
przyjmowaniem kapsułek  

(=100%-31,25%)  

 

Wyniki analizy wpływu na budżet przedstawiono w ujęciu wszystkich pacjentów w stanie klinicznym 

wskazanym we wniosku (pacjenci z dziedziczną tyrozynemią typu I). 

 

W ramach niniejszej analizy wpływu na system ochrony zdrowia przedstawiono: 

• wielkość populacji, o której mowa w §6 ust 1 i 2 rozporządzenia [34] (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 [34] (prognoza opisana jako „scenariusz istniejący”), 

• 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 wyda decyzję o 

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

[34] (prognoza opisana jako „nowy scenariusz”), 
• oszacowania różnicy w w/w prognozach, zgodnie z §6 ust 6 rozporządzenia [34], 

• zgodnie z §6 ust 7 rozporządzenia [34] przedstawiono również prognozy i różnice w ich 

wartościach dla dwóch skrajnych scenariuszy wielkości populacji docelowej (scenariusze opisane 

jako minimalny i maksymalny). 

 

W ramach niniejszej analizy przedstawiono również 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 [34], ale z ograniczeniami. Przy ocenie wydatków z budżetu płatnika publicznego 

przeznaczonych na finansowanie opieki pacjentów z analizowanej populacji w 2017 roku uwzględniono 

metody pośrednie opisane szczegółowo na etapie Analizy problemu decyzyjnego [40]. 

 



2.5. Charakterystyka i wielkość analizowanej populacji 
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2.5. CHARAKTERYSTYKA I WIELKOŚĆ ANALIZOWANEJ POPULACJI  

 

Charakter analizowanej populacji został określony w oparciu o zarejestrowane wskazania do 

stosowania produktu leczniczego Orfadin® [108] oraz zakres wnioskowanego wskazania, który w pełni 

pokrywa się z zarejestrowanym wskazaniem. 

 
Szczegóły dotyczące charakterystyki pacjentów z analizowanej populacji oraz założeń poczynionych 

przy ocenie tej charakterystyki przedstawiono w rozdziale 2.4. Analizy ekonomicznej [107]. 

 

Rozważano populację o charakterze otwartym. Uwzględniono coroczne zwiększanie jej wielkości 

poprzez włączenie nowych osób. 

 

Na podstawie wyników przeprowadzonego badania kwestionariuszowego (por. rozdział 12.1. Analizy 

ekonomicznej [107]) oraz przy uwzględnieniu danych uzyskanych z Departamentu Gospodarki Lekami 
Ministerstwa Zdrowia [109] (por. tabela poniżej) ustalono, iż obecnie w Polsce żyje 14 pacjentów z 

potwierdzoną diagnozą dziedzicznej tyrozynemii typu I. 

 
Tabela 2. Wielkość docelowej populacji pacjentów na podstawie wyników badania kwestionariuszowego [107] 
oraz informacji przedstawionych w [109]. 

Rok Wielkość populacji docelowej Liczba pacjentów rozpoczynających leczenie 
nityzynonem 

2011 13 Brak danych 
2012 13 0 
2013 14 1 
2014 14 0 
2015 14  0  
2016 Brak danych (założono 15) Brak danych (założono 1) 
2017 15 (dane do końca października 2017 r.) Brak danych (założono 0) 

 

Zgodnie z opinią eksperta klinicznego rocznie rozpoznawanych w Polsce jest maksymalnie 2 pacjentów 

z dziedziczną tyrozynemią typu I. Niemniej jednak rzeczywiste dane przedstawione w tabeli powyżej 

sugerują zapadalność na poziomie 1 pacjenta na 3 lata. 
Taki wzrost wielkości analizowanej populacji został uwzględniony w ramach scenariusza najbardziej 

prawdopodobnego – założono dodatkowego, nowozdiagnozowanego pacjenta w 2019 roku (3 lata od 

zdiagnozowania poprzedniego, tj. od 2016 r.).  

 

Mając na uwadze niską zapadalność w ramach scenariusza minimalnego nie uwzględniono wzrostu 

wielkości analizowanej populacji chorych (15 pacjentów przez cały horyzont czasowy); w ramach 
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scenariusza maksymalnego założono coroczny wzrost wielkości populacji na poziomie 1 pacjenta (16 

w 2018, 17 w 2019, 18 pacjentów w 2020 roku). 

 
W ramach niniejszej analizy pominięto śmiertelność pacjentów z analizowanej populacji oraz 

prawdopodobieństwo przeprowadzenia przeszczepu wątroby zazwyczaj wykluczającego z terapii 

nityzynonem. Przedstawione założenia uzasadniono: niską liczebnością docelowej populacji (15 

pacjentów w chwili obecnej), a także faktem, iż mediana czy średnia wartość okresu do wystąpienia 

w/w zdarzeń istotnie przekracza długość horyzontu czasowego analizy wpływu na budżet [107]. 

Pominięto tym samym możliwość zaprzestania stosowania nityzynonu przez pacjentów aktualnie 

poddawanych terapii z wykorzystaniem tej substancji czynnej. Niemniej jednak założono zmianę 

charakterystyki pacjenta z analizowanej kohorty chorych (uwzględniono wzrost wagi w horyzoncie 

analizy wśród pacjentów przed ukończeniem 18. roku życia). 
Na etapie Analizy ekonomicznej [107] określono model zależności wagi ciała pacjenta od wieku na 

podstawie indywidualnych danych 14 pacjentów z dziedziczną tyrozynemią typu 1 w Polsce (42 punkty 

wykorzystane do regresji; por. arkusz „Dawka,waga” modelu dołączonego do niniejszego opracowania 

oraz informacje przedstawione w raporcie [107]). 

Na podstawie modelu regresji ustalono, że co roku waga ciała pacjenta przed ukończeniem 18. roku 

życia wzrasta średnio o 3,3368 kg (95% CI: 3,0744 do 3,5992), przy wadze w momencie urodzenia na 

poziomie 2,7994 kg (95% CI: 0 do 9,1379).  

Przedstawiona zmiana wagi ciała została uwzględniona przy ocenie ewentualnego wzrostu wagi ciała 
pacjentów z analizowanej populacji. 

Uwzględniono dodatkowo wskazane przez eksperta klinicznego (por. arkusz „Badanie 

kwestionariuszowe” modelu dołączonego do niniejszego opracowania oraz informacje przedstawione 

w raporcie [107]) aktualne wagi ciała 13 z 15 pacjentów obecnie stosujących nityzynon. Ocenę wagi 

ciała 14. i 15. pacjenta (pacjenci dorośli) dokonano na podstawie średniej z wagi ciała estymowanej 

dla pacjentów osiągających dorosły wiek do zakończenia horyzontu czasowego analizy wpływu na 

budżet. Założono również, że w przypadku osiągnięcia wieku dorosłego przez pacjenta z analizowanej 

populacji nie będzie obserwowana zmiana wagi. 
 

Poczynione założenia zostały zweryfikowane na podstawie rzeczywistego zużycia nityzynonu w postaci 

kapsułek w 2016 roku (0 opakowań Orfadin® 2 mg, 153 opakowania Orfadin® 5 mg, 236 opakowań 

Orfadin® 10 mg, 0 opakowań Orfadin® 20 mg, tj. 187 390 mg wśród 15 pacjentów) [109]. 

Uwzględniono przy tym średnią dawkę nityzynonu opisaną w rozdziale 2.1. 

 

Wyniki kalkulacji przedstawiono w tabeli poniżej. 
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Tabela 3. Informacje na temat wagi ciała pacjentów aktualnie stosujących nityzynon w Polsce. Scenariusz 
najbardziej prawdopodobny. 

Pacjent Wiek w 2017 
roku (lata) 

Masa ciała w 
2017 r. 

Estymowana 
masa ciała w 

2017 r. 

Estymowana 
masa ciała w 

2018 r. 

Estymowana 
masa ciała w 

2019 r. 

Estymowana 
masa ciała w 

2020 r. 
11 23 63 63,30 63,30 63,30 63,30 
22 17 51 51,40 54,74 54,74 54,74 
33 15 61 60,80 64,14 67,47 70,81 
4 7 23 22,70 26,04 29,37 32,71 
54 19 brak danych 66,20 66,20 66,20 66,20 
6 9 33 32,80 36,14 39,47 42,81 
7 10 29 29,00 32,34 35,67 39,01 
83 15 43 42,90 46,24 49,57 52,91 
9 10 28 28,00 31,34 34,67 38,01 

101 20 76 75,80 75,80 75,80 75,80 
11 13 46 45,80 49,14 52,47 55,81 
121 20 72 72,30 72,30 72,30 72,30 
13 5 20 19,50 22,84 26,17 29,51 
14 4 17 16,50 19,84 23,17 26,51 
155 > 18 lat brak danych 67,19 67,19 67,19 67,19 

1 założono brak dalszej zmiany wagi u pacjenta w horyzoncie BIA; 2 założono brak zmiany wagi po osiągnięciu wieku >18 r.ż. 
(w 2019 r.); 3 założono brak zmiany wagi po osiągnięciu wieku >18 r.ż. (w 2021 r.); 4 założono brak dalszej zmiany wagi u 
pacjenta w horyzoncie BIA; określono na podstawie modelu1 - brak danych; 5 przyjęto średnią z wagi estymowanej dla 
pacjentów osiągających dorosły wiek do zakończenia horyzontu czasowego BIA. 
 
 

Sumaryczna waga pacjentów z analizowanej populacji wyniosła: 694,19 kg w 2017 roku, 727,56 kg w 

2018 roku, 757,59 kg w 2019 roku i 787,62 kg w 2020 roku. 

 

Uwzględniając średnią dawkę nityzynonu na poziomie około 0,9914 mg na kg masy ciała przez średnio 

365,25 dni w roku, na podstawie przeprowadzonych obliczeń ustalono, że w 2016 roku wykorzystano 
około 235 672 mg analizowanej substancji czynnej (sumaryczna waga pacjentów z 2016 r. wyniosła 

650,81 kg), czyli o około 25,8% więcej niż wskazują na to informacji uzyskane z Ministerstwa Zdrowia 

[109] (szczegółowe obliczenia w arkuszu „Obliczenia BIA” modelu dołączonego do niniejszego 

opracowania). 

Zmiana wartości parametrów związanych z oceną zależności wagi ciała od wieku (zmiana wartości 

parametrów modelu regresji w zakresie 95% CI rozkładu wieloczynnikowego normalnego dokonana w 

ramach dekompozycji Cholesky’ego [107]) spowodowała, że względny błąd oszacowań w odniesieniu 

do rzeczywistych danych wynosił od 3,0% w ramach scenariusza minimalnego do 35,9% w ramach 
scenariusza maksymalnego.  

Uznano, że przy braku dokładnych danych na temat wagi ciała wszystkich pacjentów oraz wysokości 

dawki nityzynonu, przeprowadzone obliczenia w zadowalający sposób odzwierciedlają rzeczywiste 

wartości.  
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W opracowaniu założono, że każdy nowo rozpoznany pacjent z dziedziczną tyrozynemią typu I będzie 

rozpoczynał leczenie nityzynonem na początku roku, w którym nastąpiła inicjalizacja leczenia 

nityzynonem.  
Wiek pacjenta w momencie inicjalizacji leczenia został określony na podstawie wartości parametrów 

modelowania przeprowadzonego na etapie Analizy ekonomicznej: parametru 26. (średni wiek w latach 

w momencie rozpoznania) i 27. (średni okres w latach od rozpoznania do inicjalizacji terapii 

nityzynonem) – por. arkusz „Parametry” modelu dołączonego do opracowania oraz informacje w 

raporcie z Analizy ekonomicznej [107]. 

Wagę ciała pacjenta włączanego do obserwacji w ramach analizy określono z wykorzystaniem modelu 

regresji opisanego powyżej. Obliczenia przeprowadzono przy uwzględnieniu faktu, iż średnia waga w 

zdefiniowanym okresie (1 rok) jest równa wadze w punkcie środkowym okresu i równa średniej z wagi 

na początku i końcu okresu, przy założeniu liniowego wzrostu wagi jak wynika z zastosowanego 
modelu regresji. 

 

Dane dotyczące zużycia nityzynonu w kolejnych latach od rozpoczęcia terapii u pacjentów włączanych 

do obserwacji w niniejszej analizie przedstawiono w tabeli poniżej. 

Uwzględniono średnią dawkę wśród wszystkich pacjentów z analizowanej populacji (por. rozdział 2.1.). 

W ramach skrajnych scenariuszy uwzględniono zarówno zmianę parametrów określających wiek 

pacjenta w momencie rozpoczęcia terapii nityzynonem jak i parametrów dotyczących średniej dawki 

leku i modelu korelacji wagi ciała od wieku.  
 
Tabela 4. Zużycie mg nityzynonu wśród pacjentów rozpoczynających leczenie w horyzoncie analizy wpływu na 
budżet. 

Rok terapii 
nityzynonem 

Scenariusz najbardziej 
prawdopodobny Scenariusz minimalny Scenariusz maksymalny 

Pierwszy 2 774,72 563,71 5 343,85 
Drugi 3 983,05 1 632,60 6 538,41 
Trzeci 5 191,38 2 701,49 7 732,96 

 

Szczegółowe informacje na temat przeprowadzonych obliczeń znajdują się w arkuszu „Obliczenia BIA” 

modelu dołączonego do niniejszego opracowania. 

 
Na podstawie szacunków Zamawiającego, określono odsetek pacjentów, którzy zmienią terapię z 

nityzynonu w kapsułkach na nityzynon w postaci zawiesiny doustnej. Będą to osoby, które mają 

problem z przyjmowaniem kapsułek i obecnie spożywają lek otwierając kapsułkę i przyjmując 

zawartość wymieszaną z płynem. Założono, że powyższy odsetek będzie zależny od wieku – im 

młodszy pacjent, tym większa szansa, że zmieni terapię na nityzynon w postaci zawiesiny doustnej. 
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W poniższej tabeli przedstawiono zależny od wieku odsetek przejść na nityzynon w postaci zawiesiny 

oraz oszacowaną na jego podstawie liczbę pacjentów zmieniających terapię. 

 
Tabela 5. Odsetek pacjentów, którzy zmienią terapię na nityzynon w postaci zawiesiny doustnej. 

Wiek [lata] Odsetek przejść na 
zawiesinę^ 

Liczba pacjentów w 
danym wieku^^ 

Liczba pacjentów - 
zawiesina od do 

0,00 3,00 100,0% 0,00 0,00 
4,00 6,00 85,0% 2,00 1,70 
7,00 10,00 65,0% 4,00 2,60 

11,00 12,00 5,0% 0,00 0,00 
Suma 4,00 

^ na podstawie szacunków Zamawiającego; ^^ na podstawie informacji o wieku każdego z 15 pacjentów w 2017 roku. 

 

Na podstawie danych dostarczonych przez Zamawiającego oszacowano, że obecnie 4 pacjentów z 15 

kwalifikowałoby się do terapii nityzynonem w postaci zawiesiny doustnej. Dodatkowo założono, że 
każdy nowozdiagnozowany pacjent rozpoczyna terapię nityzynonem w postaci zawiesiny doustnej.     

 

Populację, o której mowa w § 6 ust. 1 pkt 1 a [34] stanową wszyscy pacjenci z potwierdzoną diagnozą 

dziedzicznej tyrozynemii typu I (HT-1) w Polsce. Z grupy tej wyłączono pacjentów, którzy zaprzestali 

stosowania nityzynonu na skutek przeszczepienia wątroby.  

Populacja ta pokrywa się z populacją, o której mowa w § 6 ust. 1 pkt 1 b [34] – nie następuje żadne 

zawężenie wskazań refundacyjnych w odniesieniu do wskazań zarejestrowanych.  

Obecnie wszyscy pacjenci z analizowanej populacji leczeni są nityzynonem w postaci kapsułek, w 
związku z powyższym populacja, o której mowa w § 6 ust. 1 pkt 1 c wynosi 0 pacjentów.  

Populacja, o której mowa w § 6 ust. 1 pkt 2 [34] będzie równa liczbie osób zmieniających terapię z 

nityzynonu w postaci kapsułek na nityzynon w postaci zawiesiny doustnej. 

 

Podsumowanie wyników oceny wielkości analizowanej populacji przedstawiono w tabeli poniżej. 
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Tabela 6. Podsumowanie wielkości populacji zgodnej z §6 ust 1 i 2 rozporządzenia [34] (wyniki zaokrąglone). W 
nawiasach podano wartości uwzględnione w ramach skrajnych scenariuszy wielkości analizowanej populacji 
(minimalnego i maksymalnego). 

Charakter populacji Podstawa [34] 
Roczna wielkość populacji pacjentów w stanie 

klinicznym wskazanym we wniosku 
2018 2019 2020 

A. Pacjenci z potwierdzoną 
diagnozą dziedzicznej tyrozynemii 

typu 1 (HT-1; wykluczono pacjentów 
po przeszczepie wątroby) . 

§ 6 ust. 1 pkt 1 a 15 
(15 - 16) 

16 
(15 - 17) 

16 
(15 - 18) 

B. Wszyscy pacjenci z punktu A. 
(brak zawężenia wskazań 

refundacyjnych w odniesieniu do 
zarejestrowanych wskazań) 

§ 6 ust. 1 pkt 1 b 15 
(15 - 16) 

16 
(15 - 17) 

16 
(15 - 18) 

C. Wszyscy pacjenci z punktu B. 
poddawani leczeniu NTBC w 

zawiesinie ("scenariusz istniejący") 
§ 6 ust. 1 pkt 1 c 0 

(0 - 0) 
0 

(0 - 0) 
0 

(0 - 0) 

D. Wszyscy pacjenci z punktu B. 
poddawani leczeniu NTBC w 

zawiesinie ("nowy scenariusz") 
§ 6 ust. 1 pkt 2 4 

(4 - 5) 
5 

(4 - 6) 
5 

(4 - 7) 

 

Ustalono, że w horyzoncie analizy wpływu na budżet predysponowanych do stosowania nityzynonu w 

postaci zawiesiny doustnej będzie: 

• 4 pacjentów (zakres: 4 – 5) w 2018 roku, 

• 5 pacjentów (zakres: 4 – 6) w 2019 roku oraz 

• 5 pacjentów (zakres: 4 – 7) w 2020 roku. 

 

2.6. ANALIZA WPŁYWU NA SKUTKI ZDROWOTNE  

 

Ze względu na fakt, iż porównywane scenariusze różni jedynie dostępność postaci farmaceutycznych 
nityzynonu, pomiędzy którymi wykazano biorównoważność i które finansowane są na identycznych 

zasadach, nie uwzględniono różnic z skutkach zdrowotnych pomiędzy scenariuszem istniejącym a 

nowym. Nie przeprowadzono osobnej oceny wpływu podjęcia rozważanej decyzji na skutki zdrowotne 

w ujęciu populacyjnym. 

 

2.7. KOSZTY UWZGLĘDNIONE W OPRACOWANIU 

 

W ramach niniejszego opracowania uwzględniono zasoby zużywane w trakcie codziennej praktyki 
lekarza prowadzącego terapię pacjenta w stanie klinicznym wskazanym we wniosku o objęcie 

refundacją i ustalenie ceny urzędowej produktu leczniczego Orfadin® 4 mg/ml, zawiesina doustna.  

Dane kosztowe zebrano w okresie od marca do kwietnia 2015 roku oraz zaktualizowano w 

październiku 2017 r. (z datą odcięcia 19 października 2017 roku).  



2.7. Koszty uwzględnione w opracowaniu 
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Przy ocenie kosztów i wielkości populacji wykorzystano opublikowane informacje, a w przypadku ich 

braku – opinie ekspertów (wyniki badania kwestionariuszowego), informacje uzyskane z 

Departamentu Gospodarki Lekami Ministerstwa Zdrowia [109] oraz informacje dostarczone przez 

Zamawiającego. 

 

W ramach badania kwestionariuszowego przeprowadzonego z udziałem dwóch ekspertów klinicznych, 
pod których bezpośrednią opieką znajdują się wszyscy pacjenci z analizowanej populacji (wszyscy 

pacjenci aktualnie są leczeni lub odbywają porady/wizyty sezonowe w strukturach Instytutu „Pomnik - 

Centrum Zdrowia Dziecka”: Poradnia Chorób i Transplantacji Wątroby i Klinika Chorób Metabolicznych) 

uzyskano informacje na temat aktualnego postępowania z pacjentami z analizowanej populacji.  

Szczegółowe informacje na temat respondentów badań kwestionariuszowych, ich metodologii i 

wyników zamieszczono w rozdziale  12.1. Analizy ekonomicznej [107] oraz w arkuszu „Badanie 

kwestionariuszowe” modelu decyzyjnego dołączonego do niniejszego opracowania. 

 
Przy ocenie kosztów z perspektywy Narodowego Funduszu Zdrowia posłużono się informacjami 

przedstawionymi w aktualnych Zarządzeniach Prezesa NFZ [46], [48]-[52], [54], [71], [117]  

(październik 2017 roku). 

 

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

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

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

późń. zm.) [26] 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 marca 2018 roku [39]. 

 

Zasoby uwzględnione w analizie związane są z kosztami z perspektywy świadczeniobiorcy i/albo 

płatnika publicznego. 

 

Zidentyfikowano następujące kategorie kosztowe istotne z perspektywy płatnika publicznego: 

• finansowanie leków i środków specjalnego przeznaczenia żywieniowego stosowanych w 

analizowanym wskazaniu, 

• finansowanie świadczeń szpitalnych pobytowych oraz świadczeń diagnostycznych, 

• koszt związany z przeprowadzeniem przeszczepu wątroby i jego konsekwencjami (kategoria 

kosztu określona z uwzględnieniem statystycznych proporcji pacjentów, u których jest 

prawdopodobne jego przeprowadzenie). 



Ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznego i świadczeniobiorców decyzji o finansowaniu ze 
środków publicznych stosowania produktu Orfadin® zawiesina doustna (nityzynon) podawanego równocześnie z 
dietą ograniczającą spożycie tyrozyny i fenyloalaniny w leczeniu pacjentów z potwierdzoną diagnozą dziedzicznej 
tyrozynemii typu I w warunkach polskich. 
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Z perspektywy pacjenta zidentyfikowano koszt dopłat za środki specjalnego przeznaczenia 

żywieniowego sprowadzane w trybie importu docelowego, koszt dopłat za leki stosowane w terapii 

rozpatrywanych zdarzeń klinicznych oraz koszt zapłaty za nierefundowane leki stosowane w terapii 
rozpatrywanych zdarzeń klinicznych. 

 

Cena producenta netto preparatu Orfadin® zawiesina doustna stosowanego w ramach programu 

lekowego „Leczenie tyrozynemii typu 1 (HT-1)” została przyjęta na podstawie informacji od Podmiotu 

odpowiedzialnego i wyniosła  za opakowanie 90 ml.  

g 
S    

 

  
 

  

  

   

 

Szczegóły dotyczące oszacowań poszczególnych kosztów jednostkowych uwzględnionych w 
opracowaniu przedstawiono w przeprowadzonej przez Centrum HTA Sp. z o.o. OTM Sp. komandytowa 

Analizie ekonomicznej (przede wszystkim rozdziałach: 3.7. i 12.1.) [107] oraz w dołączonym do 

raportu modelu decyzyjnym (arkusze: „Badanie kwestionariuszowe” i „Koszty jednostkowe”). 

 

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

analizy wpływu na budżet nie uwzględniono dyskontowania. 

 

2.8. METODY ESTYMACJI WYNIKÓW ANALIZY I PARAMETRY ANALIZY WPŁYWU NA 

BUDŻET  
 

Zastosowana w niniejszej analizie metoda estymacji wyników w ujęciu populacyjnym uwzględnia 

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

ujęciu populacyjnym. 

W uproszczeniu, iloczyn liczby dni w roku, liczby pacjentów leczonych w roku oraz średniego 

dziennego zużycia danego zasobu medycznego (lub średniego dziennego kosztu) pozwala określić 

całkowite zużycie zasobów medycznych (lub kosztów) wśród pacjentów w stanie klinicznym 

wskazanym we wniosku.  



2.8. Metody estymacji wyników analizy i parametry analizy wpływu na budżet 
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Przedstawiona w rozdziale 2.5. wielkość populacji dotyczy pacjentów aktualnie stosujących nityzynon 

w warunkach polskich oraz pacjentów, u których stosowanie nityzynonu rozpocznie się w horyzoncie 

czasowym analizy wpływu na budżet (pacjenci z diagnozą dziedzicznej tyrozynemii typu I, u których 

zainicjowane zostanie leczenie nityzynonem w horyzoncie analizy). 

Założono, że każdy pacjent z analizowanej populacji będzie stosował nityzynon przez cały rok.  

Wśród pacjentów rozpoczynających leczenie nityzynonem uwzględniono zużycie świadczeń 
medycznych (częstotliwość pobytów w szpitalu) w 1. roku leczenia jak wśród pacjentów w wieku 

poniżej 1. roku życia; wśród pozostałych uwzględniono standardowe zużycie zasobów medycznych 

szczegółowo opisane w raporcie [107]. 

 

W obliczeniach wykorzystano dane wejściowe modelu kohortowego Markowa szczegółowo opisanego 

na etapie Analizy ekonomicznej [107].  

Zestawienie wszystkich parametrów analizy wpływu na budżet przedstawiono w tabeli poniżej. 

 
Tabela 7. Parametry i założenia analizy wpływu na budżet. 

Nr parametru 
(nr z arkusza 
„parametry”) 

Opis 

Wartość 
Scenariusz 
najbardziej 

prawdopodobny 
Scenariusz 
minimalny 

Scenariusz 
maksymalny 

- 
Liczba pacjentów stosujących 

nityzynon w postaci zawiesiny w 2017 
roku 

0 0 0 

- 
Liczba pacjentów stosujących 

nityzynon w postaci zawiesiny w 2018, 
2019 i 2020 roku 

4, 5, 5 4, 4, 4 5, 6, 7 

- 
Liczba pacjentów rozpoczynających 

leczenie nityzynonem w postaci 
zawiesiny w 2018, 2019 i 2020 roku 

0, 1, 0 0, 0, 0 1, 1, 1 

- Aktualna masa ciała pacjentów 
stosujących nityzynon 

Na podstawie indywidualnych danych 13 pacjentów i założeń 
przedstawionych w rozdziale 2.5. 

22 Średnia dawka nityzynonu [mg/kg 
m.c./d] 0,9914 0,8131 1,0638 

23 Model regresji wagi ciała od dawki – 
wyraz wolny 2,7994 0,0000 9,1379 

24 Model regresji wagi ciała od dawki – 
współczynnik wagi 3,3368 3,5992 3,0744 

26 Średni wiek pacjenta przy rozpoznaniu 
HT-1 [r.ż.] 0,95 0,00 1,00 

27 Średni okres od rozpoznania do 
rozpoczęcia leczenia NTBC [lata] 0,0123 0,0013 0,0274 

- 
Sugerowana cena zbytu netto Orfadin® 
4 mg/ml zawiesina doustna, program 

lekowy 
6 945,00 PLN 6 945,00 PLN 6 945,00 PLN 

44 

Częstotliwość miesięczna odbywania 
planowanych pobytów w szpitalu 
przez pacjentów z analizowanej 

populacji w wieku poniżej 1 roku życia 
(K28. Wrodzone wady metaboliczne 

1 1 1 

45 Częstotliwość miesięczna odbywania 0,2857 0,2500 0,3333 



Ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznego i świadczeniobiorców decyzji o finansowaniu ze 
środków publicznych stosowania produktu Orfadin® zawiesina doustna (nityzynon) podawanego równocześnie z 
dietą ograniczającą spożycie tyrozyny i fenyloalaniny w leczeniu pacjentów z potwierdzoną diagnozą dziedzicznej 
tyrozynemii typu I w warunkach polskich. 
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Nr parametru 
(nr z arkusza 
„parametry”) 

Opis 

Wartość 
Scenariusz 
najbardziej 

prawdopodobny 
Scenariusz 
minimalny 

Scenariusz 
maksymalny 

planowanych pobytów w szpitalu 
przez pacjentów z analizowanej 

populacji w wieku powyżej 1 roku 
życia (K28. Wrodzone wady 

metaboliczne 

46 
Odsetek zastępowanych pobytów K28 
przez świadczenia programu lekowego 

(porady ambulatoryjne) 
20% 20% 20% 

47 
Koszt kwalifikacji do programu 
lekowego (wszyscy pacjenci w 

momencie włączenia do programu) 
338,00 PLN 338,00 PLN 338,00 PLN 

48 
Liczba dni planowanego pobytu 

rozliczanego w ramach świadczenia 
5.51.01.0010028 (K28. Wrodzone 

wady metaboliczne) 
3 dni 1 dni 5 dni 

51 
Koszt rocznego ryczałtu za 

diagnostykę w proponowanym 
programie lekowym 

4 542,72 PLN 4 542,72 PLN 4 542,72 PLN 

52 
Miesięczny koszt stosowania środków 

specjalnego przeznaczenia 
żywieniowego – płatnik publiczny 

1 552,87 PLN 1 552,87 PLN 1 552,87 PLN 

53 
Miesięczny koszt stosowania środków 

specjalnego przeznaczenia 
żywieniowego – świadczeniobiorca 

7,13 PLN 7,13 PLN 7,13 PLN 

Koszty jednostkowe (por. arkusz „Koszty jednostkowe”)  

- 
5.51.01.0010028, K28F. Wrodzone 
wady metaboliczne: 1 świadczenie 

JGP, planowy pobyt ≥2 dni 
4 279,00 PLN 4 279,00 PLN 4 279,00 PLN 

- 
5.51.01.0010028, K28F. Wrodzone 
wady metaboliczne: 1 świadczenie 

JGP, planowy pobyt do 2 dni 
2 325,00 PLN 2 325,00 PLN 2 325,00 PLN 

- 
5.51.01.0010028, K28F. Wrodzone 
wady metaboliczne: 1 świadczenie 
JGP, hospitalizacja nie planowana 

4 651,00 PLN 4 651,00 PLN 4 651,00 PLN 

- 
5.51.01.0010028, K28F. Wrodzone 

wady metaboliczne: Osobodzień 
powyżej 12 dni pobytu 

216,00 PLN 216,00 PLN 216,00 PLN 

- 
5.08.07.0000004, przyjęcie pacjenta w 

trybie ambulatoryjnym związane z 
wykonaniem programu: 1 produkt 

108,16 PLN 108,16 PLN 108,16 PLN 

- 
5.08.07.0000007, kwalifikacja i 

weryfikacja leczenia w chorobach 
ultrarzadkich: 1 produkt 

338,00 PLN 338,00 PLN 338,00 PLN 

- 
5.08.08.0000084 Diagnostyka w 

programie leczenia tyrozynemii typu 1 
(HT-1) ICD-10 E70.2 

4 542,72 PLN 4 542,72 PLN 4 542,72 PLN 

Dodatkowe założenia 

- Marża hurtowa na leki sprowadzane w 
trybie importu docelowego  10% 10% 10% 

- 
Marża detaliczna na leki sprowadzane 

w trybie importu docelowego i 
odpłatność świadczeniobiorcy 

Zgodnie z ustawą o refundacji leków [26] 

 



2.8. Metody estymacji wyników analizy i parametry analizy wpływu na budżet 
2.9. Analiza wrażliwości 
3.1. Aktualne wydatki z budżetu płatnika publicznego  
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Wszystkie parametry Analizy wpływu na budżet omówione w niniejszym rozdziale oraz w rozdziałach 

2.1.-2.7. zostały szczegółowo opisane w raporcie z Analizy ekonomicznej [107].  

 

2.9. ANALIZA WRAŻLIWOŚCI  

 

W ramach analizy podstawowej uwzględniono trzy scenariusze: 
• scenariusz najbardziej prawdopodobny, uwzględniający realistyczne wartości parametrów 

dotyczących wielkości analizowanej populacji i wpływu refundacji wnioskowanej technologii na 

budżet płatnika publicznego, 
• scenariusz minimalny, uwzględniający skrajne wartości z zakresu niepewności parametrów 

dotyczących wielkości analizowanej populacji, generujące minimalny wpływ ocenianej decyzji na 

budżet płatnika publicznego, 

• scenariusz maksymalny, uwzględniający skrajne wartości zakresu niepewności parametrów 

dotyczących wielkości analizowanej populacji, generujące maksymalny wpływ ocenianej decyzji 

na budżet płatnika publicznego. 

 
Przy ocenie skrajnych scenariuszy uwzględniono maksymalny zakres niepewności (ustalony na 

poziomie 95% przedziału ufności lub zakresu min.-maks.) parametrów wpływających na wielkość 

populacji docelowej oraz parametrów wpływających na zużycie nityzynonu (por. opis założeń 

modelowania i parametrów niepewnych przedstawiony w Analizie ekonomicznej [107]). 

 

Z uwagi na  uwzględnienie w scenariuszach skrajnych wszystkich kluczowych parametrów niepewnych, 

nie przeprowadzono dodatkowej analizy wrażliwości.  

 
 

3. WYNIKI ANALIZY WPŁYWU NA BUDŻET 

 

3.1. AKTUALNE WYDATKI Z BUDŻETU PŁATNIKA PUBLICZNEGO 

 

Nie są dostępne precyzyjne oszacowania aktualnych wydatków z budżetu płatnika publicznego 

przeznaczonych na świadczenia zdrowotne pacjentów z analizowanej populacji. Na etapie Analizy 

problemu decyzyjnego [40], przy wykorzystaniu informacji uzyskanych z Komunikatów NFZ [75] 
ustalono, że: 

• w 2016 roku koszt refundacji nityzynonu (preparat w postaci kapsułek twardych) stosowanego u 

15 pacjentów wyniósł 4 320 839 PLN, 



Ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznego i świadczeniobiorców decyzji o finansowaniu ze 
środków publicznych stosowania produktu Orfadin® zawiesina doustna (nityzynon) podawanego równocześnie z 
dietą ograniczającą spożycie tyrozyny i fenyloalaniny w leczeniu pacjentów z potwierdzoną diagnozą dziedzicznej 
tyrozynemii typu I w warunkach polskich. 
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• w 2017 roku koszt refundacji nityzynonu (preparat w postaci kapsułek twardych) stosowanego u 

15 pacjentów wyniesie  (ekstrapolacja danych za okres styczeń-listopad 2017 r.). 

 

Ustalono także, że sumaryczne wydatki z budżetu płatnika publicznego przeznaczone na finansowanie 

świadczeń wśród 15 pacjentów z dziedziczną tyrozynemią typu 1 poddawanych terapii z 

wykorzystaniem nityzynonu w 2017 r. mogą wynieść  

 
3.2. SCENARIUSZ NAJBARDZIEJ PRAWDOPODOBNY 

 

Wyniki analizy wpływu na budżet uwzględniającej najbardziej prawdopodobny scenariusz wielkości 

analizowanej populacji przedstawiono w tabelach poniżej. 

 



3.2. Scenariusz najbardziej prawdopodobny 
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Tabela 8. Wyniki analizy wpływu na budżet rozpatrującej najbardziej prawdopodobny scenariusz wielkości analizowanej populacji; wariant z RSS. 

Kategoria wyniki analizy wpływu na budżet Budżet w roku: 
Perspektywa płatnika publicznego Perspektywa świadczeniobiorcy 

Nowy 
scenariusz 

Scenariusz 
istniejący Różnica Nowy 

scenariusz 
Scenariusz 
istniejący Różnica 

 
 

2017     

       

       

       

  
 

     

       

       

       

 
  

       

       

       

 
 

 

     

       

       

       

 

     

       

       

       

 
 



Ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznego i świadczeniobiorców decyzji o finansowaniu ze środków publicznych stosowania produktu Orfadin® zawiesina doustna 
(nityzynon) podawanego równocześnie z dietą ograniczającą spożycie tyrozyny i fenyloalaniny w leczeniu pacjentów z potwierdzoną diagnozą dziedzicznej tyrozynemii typu I w 
warunkach polskich.  
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Tabela 9. Wyniki analizy wpływu na budżet rozpatrującej najbardziej prawdopodobny scenariusz wielkości analizowanej populacji; wariant bez RSS. 

Kategoria wyniki analizy wpływu na 
budżet Budżet w roku: 

Perspektywa płatnika publicznego Perspektywa świadczeniobiorcy 

Nowy 
scenariusz 

Scenariusz 
istniejący Różnica Nowy 

scenariusz 
Scenariusz 
istniejący Różnica 

 
 

     

       

       

       

  
 

     

       

       

       

 
  

       

       

       

 
 

 

     

       

       

       

 

     

       

       



3.2. Scenariusz najbardziej prawdopodobny 
3.3. Scenariusz minimalny 
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Ustalono, że finansowanie ocenianej technologii ze środków publicznych na rozpatrywanych zasadach będzie związane z wydatkami z budżetu płatnika 

publicznego przeznaczonymi na refundację produktu Orfadin® zawiesina doustna wynoszącymi, przy najbardziej prawdopodobnej wielkości populacji i 

realnych wartościach parametrów niepewnych:  

  

   

 

Wykazano, że podjęcie rozważanej w opracowaniu decyzji - finansowanie produktu Orfadin® zawiesina doustna obok nityzynonu w postaci kapsułek twardych 

w ramach programu lekowego „Leczenie tyrozynemii typu 1 (HT-1)” w istniejącej grupie limitowej 1140.0, Nityzynon, nie wpłynie nie budżet płatnika 

publicznego i  świadczeniobiorców. Koszty inkrementalne w kolejnych latach horyzontu analizy wyniosą 0 zł z obu rozpatrywanych perspektyw, zarówno w 

przypadku uwzględnienia jak i braku RSS.  

 

Brak wpływu na budżet płatnika publicznego i świadczeniobiorców podjęcia rozważanej w opracowaniu decyzji wynika z takiego samego kosztu 1 mg 

nityzynonu w postaci kapsułek twardych oraz zawiesiny doustnej oraz takich samych zasad finansowania obu postaci farmaceutycznych. 
 

3.3. SCENARIUSZ MINIMALNY  

 

Wyniki analizy wpływu na budżet uwzględniającej scenariusz minimalny wielkości populacji docelowej przedstawiono w tabelach poniżej. 

 
  



Ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznego i świadczeniobiorców decyzji o finansowaniu ze środków publicznych stosowania produktu Orfadin® zawiesina doustna 
(nityzynon) podawanego równocześnie z dietą ograniczającą spożycie tyrozyny i fenyloalaniny w leczeniu pacjentów z potwierdzoną diagnozą dziedzicznej tyrozynemii typu I w 
warunkach polskich.  
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Tabela 10. Wyniki analizy wpływu na budżet rozpatrującej scenariusz minimalny wielkości analizowanej populacji; wariant z RSS. 

Kategoria wyniki analizy wpływu na budżet Budżet w roku: 
Perspektywa płatnika publicznego Perspektywa świadczeniobiorcy 

Nowy 
scenariusz 

Scenariusz 
istniejący Różnica Nowy 

scenariusz 
Scenariusz 
istniejący Różnica 

 
 

     

       

       

       

  
 

     

       

       

       

 
  

       

       

       

 
 

 

     

       

       

       

 

     

       

       

       

 



3.3. Scenariusz minimalny 
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Tabela 11. Wyniki analizy wpływu na budżet rozpatrującej scenariusz minimalny wielkości analizowanej populacji; wariant bez RSS. 

Kategoria wyniki analizy wpływu na budżet Budżet w roku: 
Perspektywa płatnika publicznego Perspektywa świadczeniobiorcy 

Nowy scenariusz Scenariusz 
istniejący Różnica Nowy scenariusz Scenariusz 

istniejący Różnica 

 
 

     

       

       

       

  
 

     

       

       

       

 
  

       

       

       

 
 

 

     

       

       

       

 

     

       

       



Ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznego i świadczeniobiorców decyzji o finansowaniu ze środków publicznych stosowania produktu Orfadin® zawiesina doustna 
(nityzynon) podawanego równocześnie z dietą ograniczającą spożycie tyrozyny i fenyloalaniny w leczeniu pacjentów z potwierdzoną diagnozą dziedzicznej tyrozynemii typu I w 
warunkach polskich.  
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Ustalono, że finansowanie ocenianej technologii ze środków publicznych na rozpatrywanych zasadach będzie związane z wydatkami z budżetu płatnika 

publicznego przeznaczonego na refundację produktu Orfadin® zawiesina doustna wynoszącymi, przy minimalnej wielkości populacji:  

 
 

Wyniki rozpatrujące minimalny scenariusz wielkości analizowanej populacji sugerują, że podjęcie rozważanej w opracowaniu decyzji - finansowanie produktu 

Orfadin® zawiesina doustna obok nityzynonu w postaci kapsułek twardych w ramach programu lekowego „Leczenie tyrozynemii typu 1 (HT-1)” w istniejącej 

grupie limitowej 1140.0, Nityzynon, nie wpłynie nie budżet płatnika publicznego i  świadczeniobiorców, zarówno w przypadku uwzględnienia jak i braku RSS. 

Koszty inkrementalne w kolejnych latach horyzontu analizy wyniosą 0 zł z obu rozpatrywanych perspektyw.  

 

3.4. SCENARIUSZ MAKSYMALNY  

 
Wyniki analizy wpływu na budżet uwzględniającej scenariusz maksymalny wielkości analizowanej populacji przedstawiono w tabeli poniżej. 
 
Tabela 12. Wyniki analizy wpływu na budżet rozpatrującej scenariusz maksymalny wielkości analizowanej populacji; wariant z RSS. 

Kategoria wyniki analizy wpływu na budżet Budżet w roku: 
Perspektywa płatnika publicznego Perspektywa świadczeniobiorcy 

Nowy 
scenariusz 

Scenariusz 
istniejący Różnica Nowy 

scenariusz 
Scenariusz 
istniejący Różnica 

 
 

     

       

       

       

       



3.4. Scenariusz maksymalny 
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Tabela 13. Wyniki analizy wpływu na budżet rozpatrującej scenariusz maksymalny wielkości analizowanej populacji; wariant bez RSS. 

Kategoria wyniki analizy wpływu na 
budżet Budżet w roku: 

Perspektywa płatnika publicznego Perspektywa świadczeniobiorcy 

Nowy 
scenariusz 

Scenariusz 
istniejący Różnica Nowy 

scenariusz 
Scenariusz 
istniejący Różnica 

 
 

     

       

       

       

       



Ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznego i świadczeniobiorców decyzji o finansowaniu ze środków publicznych stosowania produktu Orfadin® zawiesina doustna 
(nityzynon) podawanego równocześnie z dietą ograniczającą spożycie tyrozyny i fenyloalaniny w leczeniu pacjentów z potwierdzoną diagnozą dziedzicznej tyrozynemii typu I w 
warunkach polskich.  
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Ustalono, że finansowanie ocenianej technologii ze środków publicznych na rozpatrywanych zasadach będzie związane z wydatkami z budżetu płatnika 

publicznego przeznaczonego na refundację produktu Orfadin® zawiesina doustna wynoszącymi, przy maksymalnej wielkości populacji:  

  

  
 



3.4. Scenariusz maksymalny  
3.5. Podsumowanie wyników analizy wpływu na budżet 
4. Analiza zużytych zasobów  
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Wyniki rozpatrujące maksymalny scenariusz wielkości analizowanej populacji sugerują, że podjęcie 

rozważanej w opracowaniu decyzji - finansowanie produktu Orfadin® zawiesina doustna obok 

nityzynonu w postaci kapsułek twardych w ramach programu lekowego „Leczenie tyrozynemii typu 1 

(HT-1)” w istniejącej grupie limitowej 1140.0, Nityzynon, nie wpłynie nie budżet płatnika publicznego i  

świadczeniobiorców, zarówno w przypadku uwzględnienia jak i braku RSS. Koszty inkrementalne w 

kolejnych latach horyzontu analizy wyniosą 0 zł z obu rozpatrywanych perspektyw. 

 
3.5. PODSUMOWANIE WYNIKÓW ANALIZY WPŁYWU NA BUDŻET 

 

W ramach przeprowadzonej analizy wpływu na budżet ustalono, że wydatki z budżetu płatnika 

publicznego przeznaczone na refundację produktu Orfadin® zawiesina doustna stosowanego w 

leczeniu dziedzicznej tyrozynemii typu I przy uwzględnieniu rozpatrywanego sposobu refundacji 

(program lekowy „Leczenie tyrozynemii typu 1 (HT-1)”; istniejąca grupa limitowa 1140.0, Nityzynon) 

wyniosą:  

  

  

  

 

   

   

   

w przypadku braku uwzględnienia RSS. 

 

Wyniki przeprowadzonej analizy wpływu na budżet wskazują, że realizacja scenariusza nowego 

związana z finansowaniem ocenianej technologii medycznej ze środków publicznych na 

rozpatrywanych zasadach pozostanie bez wpływu na budżet płatnika publicznego oraz 

świadczeniobiorców, bez względu na realizowany scenariusz wielkości populacji (koszty inkrementalne 
wynikające z realizacji scenariusza nowego w miejsce istniejącego wyniosą 0 zł w latach horyzontu 

analizy), zarówno w przypadku uwzględnienia jak i braku RSS. 

 

  

4. ANALIZA ZUŻYTYCH ZASOBÓW   

 

Zużycie zasobów medycznych mających najwyższy wpływ na zmianę inkrementalną wydatków z 

budżetu płatnika publicznego tytułem realizacji porównywanych ze sobą scenariuszy przedstawiono w 
tabelach poniżej. 



Ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznego i świadczeniobiorców decyzji o finansowaniu ze 
środków publicznych stosowania produktu Orfadin® zawiesina doustna (nityzynon) podawanego równocześnie z 
dietą ograniczającą spożycie tyrozyny i fenyloalaniny w leczeniu pacjentów z potwierdzoną diagnozą dziedzicznej 
tyrozynemii typu I w warunkach polskich. 
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Tabela 14. Zużycie podstawowych zasobów medycznych w ramach porównywanych scenariuszy (istniejący vs 
nowy). Scenariusz najbardziej prawdopodobny. 

Punkt końcowy Rok 
Wartość 

Nowy scenariusz Scenariusz 
istniejący Różnica 

Sumaryczne zużycie produktu 
leczniczego Orfadin® zawiesina 
doustna (liczba mg nityzynonu) 

2017 (aktualne) - 0,00 - 
2018 17 564,24 0,00 17 564,24 
2019 86 597,90 0,00 86 597,90 
2020 90 373,93 0,00 90 373,93 

Sumaryczne zużycie produktu 
leczniczego Orfadin® kapsułki  

(liczba mg nityzynonu) 

2017 (aktualne) - 251 380,31 - 
2018 245 899,37 263 463,61 -17 564,24 
2019 190 515,39 277 113,29 -86 597,90 
2020 198 822,66 289 196,59 -90 373,93 

 
Tabela 15. Zużycie podstawowych zasobów medycznych w ramach porównywanych scenariuszy (istniejący vs 
nowy). Scenariusz minimalny. 

Punkt końcowy Rok 
Wartość 

Nowy scenariusz Scenariusz 
istniejący Różnica 

Sumaryczne zużycie produktu 
leczniczego Orfadin® zawiesina 

doustna  
(liczba mg nityzynonu) 

2017 (aktualne) - 0,00 - 
2018 14 510,51 0,00 14 510,51 
2019 60 607,38 0,00 60 607,38 
2020 63 172,72 0,00 63 172,72 

Sumaryczne zużycie produktu 
leczniczego Orfadin® kapsułki  

(liczba mg nityzynonu) 

2017 (aktualne) - 206 968,76 - 
2018 203 147,16 217 657,67 -14 510,51 
2019 166 670,30 227 277,69 -60 607,38 
2020 173 724,98 236 897,71 -63 172,72 

 
Tabela 16. Zużycie podstawowych zasobów medycznych w ramach porównywanych scenariuszy (istniejący vs 
nowy). Scenariusz maksymalny. 

Punkt końcowy Rok 
Wartość 

Nowy scenariusz Scenariusz 
istniejący Różnica 

Sumaryczne zużycie produktu 
leczniczego Orfadin® zawiesina 

doustna  
(liczba mg nityzynonu) 

2017 (aktualne) - 0,00 - 
2018 22 465,67 0,00 22 465,67 
2019 107 594,12 0,00 107 594,12 
2020 125 740,99 0,00 125 740,99 

Sumaryczne zużycie produktu 
leczniczego Orfadin® kapsułki  

(liczba mg nityzynonu) 

2017 (aktualne) - 270 271,18 - 
2018 265 094,92 287 560,59 -22 465,67 
2019 197 255,88 304 850,00 -107 594,12 
2020 197 592,98 323 333,97 -125 740,99 

 

 



5. Analiza wpływu na efekty zdrowotne 
6. Analiza wpływu na organizację udzielania świadczeń zdrowotnych 
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5. ANALIZA WPŁYWU NA EFEKTY ZDROWOTNE 

 

Ze względu na fakt, iż porównywane scenariusze różnią się jedynie dostępnymi postaciami 

farmaceutycznymi nityzynonu (kapsułki vs kapsułki + zawiesina doustna), dla których wykazano 

biorównoważność, nie przeprowadzono osobnej oceny wpływu podjęcia rozważanej decyzji na skutki 

zdrowotne w ujęciu populacyjnym. 
 

 

6. ANALIZA WPŁYWU NA ORGANIZACJĘ UDZIELANIA ŚWIADCZEŃ ZDROWOTNYCH  

 

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

finansowania ocenianej technologii ze środków publicznych pozostanie bez wpływu na budżet płatnika 

publicznego i świadczeniobiorców (koszty inkrementalne równe 0 zł w kolejnych latach horyzontu 

analizy).  
 

Stosowanie produktu Orfadin® zawiesina doustna w analizowanym wskazaniu nie nakłada 

szczególnych wymogów na świadczeniobiorcę czy świadczeniodawcę.  

 

Analizowany produkt leczniczy może być przyjmowany przez pacjenta samodzielnie. 

 

Oceniana technologia obejmuje stosowanie produktu Orfadin® zawiesina doustna – 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.). Co więcej, stosowanie produktu Orfadin® zawiesina doustna nie wiąże się z 

dodatkowymi kosztami dotyczącymi wyposażenia placówek medycznych (sprzętowe, osobowe i inne).  

 

Wszystkie ewentualne wymagania związane z analizowaną technologią medyczną są już spełnione 

przez placówki medyczne obejmujące opieką medyczną pacjentów z analizowanej populacji ze 
względu na przepisywanie im nityzynonu w postaci kapsułek. Podjęcie decyzji o finansowaniu 

ocenianej technologii medycznej ze środków publicznych nie powinno spowodować istotnych 

konsekwencji w wydatkach publicznych w innych sektorach niż ochrona zdrowia, skutkiem czego nie 

przeprowadzono oddzielnej analizy w tym zakresie. 

 



Ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznego i świadczeniobiorców decyzji o finansowaniu ze 
środków publicznych stosowania produktu Orfadin® zawiesina doustna (nityzynon) podawanego równocześnie z 
dietą ograniczającą spożycie tyrozyny i fenyloalaniny w leczeniu pacjentów z potwierdzoną diagnozą dziedzicznej 
tyrozynemii typu I w warunkach polskich. 
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7. ASPEKTY ETYCZNE I SPOŁECZNE  

 
Terapia nityzynonem związana jest z istotnym przedłużeniem przeżycia całkowitego oraz przeżycia 

wolnego od konieczności przeprowadzenia przeszczepu wątroby w odniesieniu do schematu placebo 

[107]. Wnioskowana technologia jest jedyną dostępną opcją terapeutyczną wśród pacjentów z 

dziedziczną tyrozynemią typu I. Obecnie finansowany jest nityzynon w postaci kapsułek; rozszerzenie 

zakresu dostępnych postaci farmaceutycznych ułatwi przyjmowanie leku pacjentom mającym problem 

z połknięciem kapsułki. Produkt leczniczy Orfadin® ma status leku sierocego z zarejestrowanym 

wskazaniem do stosowania w populacji pacjentów z chorobą ultrarzadką, w tym populacji 

pediatrycznej [40]. 

 
Po szerokim przeanalizowaniu problemu zdecydowano, że decyzja o finansowaniu ocenianej 

technologii ze środków publicznych nie stoi w sprzeczności z aktualnie obowiązującymi regulacjami 

prawnymi i nie stwarza konieczności dokonania zmian w prawie/przepisach. Nie znaleziono również 

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 populacji pacjentów z 

rozpoznaniem dziedzicznej tyrozynemii typu I, mających problem z przyjmowaniem postaci stałej 

leku – kapsułek, 

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

 

Pozytywna decyzja refundacyjna nie będzie powodować istotnych problemów społecznych oraz: 

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

względu na udostępnienie wygodnej opcji terapeutycznej, 

• 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. 

 



7. Aspekty etyczne i społeczne 
8. Ograniczenia i walidacja analizy 
9. Dyskusja  
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W ramach oceny aspektów etycznych i społecznych decyzji o finansowaniu ze środków publicznych 

stosowania produktu Orfadin® w ramach programu lekowego nie przeprowadzono identyfikacji 

przeciwników czy zwolenników rozważanej decyzji.  

 

 

8. OGRANICZENIA I WALIDACJA ANALIZY 
 

W ramach niniejszej analizy część parametrów określono na podstawie danych wejściowych 

modelowania opisanego w Analizie ekonomicznej [107]. Tym samym ograniczenia przeprowadzonego 

modelowania [107] dotyczą również niniejszej analizy wpływu na budżet. 

 

Przy braku indywidualnych danych poszczególnych pacjentów z dziedziczną tyrozynemią typu I 

leczonych nityzynonem w chwili obecnej w Polsce, zakres wydatków z budżetu płatnika publicznego i 

portfeli świadczeniobiorców określono z wykorzystaniem wyników zagregowanych określonych w 
ramach badania kwestionariuszowego. Obliczenia dotyczące aktualnie rozpoznanych pacjentów z 

dziedziczną tyrozynemią typu I w Polsce (z pominięciem pacjentów rozpoznanych w horyzoncie analizy 

wpływu na budżet, których obserwowano od momentu inicjalizacji terapii nityzynonem; por. rozdział 

2.8.) przeprowadzono z uwzględnieniem modelowania dotyczącego standardowego pacjenta (np. 

korelacja wiek – waga). Stopień przekwalifikowania się pacjentów z nityzynonu w postaci kapsułek 

twardych na produkt w postaci zawiesiny doustnej określono na podstawie szacunków 

Zamawiającego. 

 
Przeszukano medyczne bazy danych (Polska Biblioteka Lekarska, MEDLINE, EMBASE®, Google 

Scholar) w celu odnalezienia analogicznej analizy wpływu na budżet przeprowadzonej w warunkach 

polskich [107].   

Nie odnaleziono żadnej opublikowanej informacji w tym zakresie. 

 

 

9. DYSKUSJA 

 

Przedmiotem opracowania jest ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznego i 
świadczeniobiorców stosowania produktu Orfadin® zawiesina doustna w leczeniu dziedzicznej 

tyrozynemii typu I w ramach programu lekowego „Leczenie tyrozynemii typu 1 (HT-1)” w warunkach 

polskich. 

 



Ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznego i świadczeniobiorców decyzji o finansowaniu ze 
środków publicznych stosowania produktu Orfadin® zawiesina doustna (nityzynon) podawanego równocześnie z 
dietą ograniczającą spożycie tyrozyny i fenyloalaniny w leczeniu pacjentów z potwierdzoną diagnozą dziedzicznej 
tyrozynemii typu I w warunkach polskich. 
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W ramach analizy ekonomicznej wykorzystano opublikowane źródła informacji, a w przypadku ich 

braku informacje nieopublikowane uzyskane w ramach badania kwestionariuszowego, uzyskanych z 

Ministerstwa Zdrowia lub na podstawie źródeł dostarczonych przez Podmiot odpowiedzialny. 
 

Na uwagę zasługuje, że w ramach przeprowadzonego badania kwestionariuszowego uzyskano 

informacje na temat wszystkich pacjentów cierpiących na dziedziczną tyrozynemię typu I w Polsce 

(por. rozdział 12.1. Analizy ekonomicznej [107]).  

Szczegóły dotyczące ograniczeń uwzględnionych w opracowaniu źródeł informacji przedstawiono w 

rozdziałach: 2., 3. i 5. Analizy ekonomicznej [107] oraz w rozdziale 2. niniejszej analizy wpływu na 

budżet. 

 

Wyniki przeprowadzonej analizy wpływu na budżet wykazały, że finansowanie ocenianej technologii ze 

środków publicznych w ramach programu lekowego „Leczenie tyrozynemii typu 1 (HT-1)” nie wpłynie 

na wydatki płatnika publicznego oraz świadczeniobiorców. 

 

Analiza SWOT (ang. Strengths, Weaknesses, Opportunities, and Threats; Mocne Strony, Słabe Strony, 

Szanse, Zagrożenia) uwzględniająca przedstawione w niniejszej analizie aspekty dotyczące 
finansowania ze środków publicznych wnioskowanej technologii została przedstawiona w tabeli 

poniżej. 

 
Tabela 17. Analiza SWOT. 

Parametr Wartość 
Rozważana 

decyzja 
Finansowanie produktu Orfadin® zawiesina doustna w ramach istniejącej grupy limitowej 1140.0, 
Nityzynon, w programie lekowym „Leczenie tyrozynemii typu 1 (HT-1)” 

Mocne strony 

• cechuje ją oparta na wiarygodnych dowodach naukowych skuteczność kliniczna przy akceptowalnym 
poziomie bezpieczeństwa [41],  

• wpływa na poprawę zdrowia chorych na tyrozynemię typu I, 
• lek sierocy stosowany w chorobie ultrarzadkiej, 
• populację docelową dla wnioskowanej technologii stanowią pacjenci pediatryczni, 
• spełnione kryteria świadczenia gwarantowanego, 
• taki sam koszt wnioskowanej technologii stosowanej w ramach programu lekowego w odniesieniu do 

komparatora częściowo zastępowanego w praktyce klinicznej [107] 
• brak wpływu na budżet płatnika publicznego, 
• brak wpływu na budżet świadczeniobiorców. 

Słabe strony • brak 

Szanse 

• brak sprzeczności z aktualnie obowiązującymi regulacjami prawnymi, 
• brak konieczności dokonania zmian w prawie/przepisach, 
• finansowanie zgodne z prawem pacjenta do świadczeń gwarantowanych, 
• zapewnienie równego dostępu do świadczeń, 
• zwiększenie poziomu satysfakcji świadczeniobiorców z otrzymanej opieki medycznej ze względu na 

udostępnienie pacjentowi skutecznego i wygodnego w użyciu produktu 
Zagrożenia • nie zidentyfikowano 

 

 



10. Wnioski końcowe 
11. Analiza racjonalizacyjna 
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10. WNIOSKI KOŃCOWE  

 

Wyniki przeprowadzonej analizy wpływu na budżet wykazały, że finansowanie ocenianej technologii ze 

środków publicznych na rozpatrywanych zasadach (program lekowy „Leczenie tyrozynemii typu 1 (HT-

1)”, istniejąca grupa limitowa 1140.0, Nityzynon) pozostanie bez wpływu na budżet płatnika 

publicznego i świadczeniobiorców, zarówno w przypadku uwzględnienia jak i braku RSS. 
 

W ramach przeprowadzonej analizy wpływu na budżet ustalono, że wydatki z budżetu płatnika 

publicznego przeznaczone na finansowanie produktu Orfadin® zawiesina doustna stosowanego w 

leczeniu dziedzicznej tyrozynemii typu I w ramach programu lekowego „Leczenie tyrozynemii typu 1 

(HT-1)” wyniosą:  

   

   

   

  

   

   

   

w przypadku braku uwzględnienia RSS. 

 

Wyniki przeprowadzonej analizy wpływu na budżet wskazują, że realizacja scenariusza nowego 

związana z finansowaniem ocenianej technologii medycznej ze środków publicznych na 

rozpatrywanych zasadach pozostanie bez wpływu na budżet płatnika publicznego oraz 

świadczeniobiorców, bez względu na realizowany scenariusz wielkości populacji (koszty inkrementalne 

wynikające z realizacji scenariusza nowego w miejsce istniejącego wyniosą 0 zł w latach horyzontu 

analizy), zarówno w przypadku uwzględnienia jak i braku RSS. 
 

Wykazano, że za finansowaniem ze środków publicznych produktu Orfadin® zawiesina doustna 

stosowanego w leczeniu dziedzicznej tyrozynemii typu I wśród pacjentów z analizowanej populacji 

przemawiają aspekty etyczne oraz społeczne.  

 

 

11. ANALIZA RACJONALIZACYJNA 

 
Zgodnie z Art. 25. pkt 14 lit. c tiret 4 ustawy o refundacji [26] uzasadnienie wniosku o objęcie 

refundacją i ustalenie urzędowej ceny zbytu leku zawiera analizę racjonalizacyjną jedynie w przypadku, 
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gdy analiza wpływu na budżet podmiotu zobowiązanego do finansowania świadczeń ze środków 

publicznych wykazuje wzrost kosztów refundacji. 

 
Wyniki przeprowadzonej przez Centrum HTA Sp. z o.o. OTM Sp. komandytowa Analizy wpływu na 

budżet świadczą, iż finansowanie ze środków publicznych stosowania wnioskowanej technologii 

pozostanie bez wpływu na budżet płatnika publicznego (por. rozdział 3.).  

 

Wykazany w analizie wpływu na budżet brak wzrostu wydatków z budżetu płatnika publicznego 

sugeruje brak zasadności przeprowadzenia analizy racjonalizacyjnej dla problemu decyzyjnego 

rozpatrującego finansowanie wnioskowanej technologii w ramach programu lekowego „Leczenie 

tyrozynemii typu 1 (HT-1)”. Na tej podstawie nie przeprowadzono obliczeń w tym zakresie. 

 
 

12. PROGNOZA PRZEKROCZENIA BUDŻETU NA REFUNDACJĘ LEKÓW 

 

Zgodnie z komunikatem DEF NFZ z 8 stycznia 2013 roku, do końca listopada 2012 roku wykonano 

78,02% całkowitego budżetu płatnika publicznego przeznaczonego na refundację. Nie są dostępne 

informacje na temat wykonania całkowitego budżetu na refundację w 2012 roku, jednak 

przeprowadzając prostą ekstrapolację ww. danych można uznać, że w 2012 roku wykonano około 85% 

całkowitego budżetu na refundację (78,02% x 12/11). 
Na podstawie komunikatu DEF NFZ z 7 stycznia 2014 roku ustalono, że do końca listopada 2013 roku 

stopień wykonania całkowitego budżetu na refundację w 2013 roku wyniósł 79,39%.  

Przeprowadzając ekstrapolację dostępnych danych ustalono, że do końca 2013 roku wykonane zostało 

około 86% całkowitego budżetu na refundację (79,39% x 12/11). Oznacza to, że do końca 2013 roku 

z 10 901 083 tys. PLN przeznaczonych na refundację niewykorzystanych zostało około 1,5 miliarda 

PLN. 

 

Na podstawie komunikatu DEF NFZ z 13 stycznia 2015 roku ustalono, że do końca listopada 2014 roku 
stopień wykonania całkowitego budżetu na refundację wyniósł 85,25%. Ekstrapolując na cały rok, 

można oszacować, że w 2014 roku stopień wykonania całkowitego budżetu na refundację nie 

przekroczy 93% (85,25% x 12/11), przy około 763 mln PLN niewykorzystanych z budżetu. 

 

Informacje z komunikatu DEF NFZ z 5 stycznia 2016 roku świadczą, że do końca listopada 2015 roku 

stopień wykonania całkowitego budżetu na refundację wyniósł 87,23%. Ekstrapolując na cały rok, 

można oszacować, że w 2015 roku stopień wykonania całkowitego budżetu na refundację nie 



12. Prognoza przekroczenia budżetu na refundację leków 
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przekroczył 95,2% (87,23% x 12/11). Planowany budżet na refundację w 2015 roku wynosił 11 

280 853 000 PLN. Niewykorzystanych środków z budżetu przeznaczonego na refundację w 2015 roku 

zostało więc około 546 mln PLN. 

 

Na podstawie komunikatu DEF NFZ z 5 stycznia 2017 roku ustalono, że do końca listopada 2016 roku 

stopień wykonania całkowitego budżetu na refundację wyniósł 88,26%. Ekstrapolując na cały rok, 
można oszacować, że w 2016 roku stopień wykonania całkowitego budżetu na refundację nie 

przekroczył 96% (88,26% x 12/11). Planowany budżet na refundację w 2016 roku wynosił 11 

821 571 000 PLN. Niewykorzystanych środków z budżetu przeznaczonego na refundację w 2016 roku 

zostało więc około 473 mln PLN. 

 

Na podstawie przedstawionych powyżej informacji, wysoce prawdopodobne wydaje się zdarzenie, że 

budżet przeznaczony na refundację leków nie zostanie przekroczony (podobnie jak miało to miejsce w 

poprzednich latach).  
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15. OCENA SPEŁNIENIA WYMOGÓW FORMALNYCH ANALIZY 
 
Tabela 18. 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 
zgodna z kryteriami AOTMiT. 

Nr i Pytanie Odpowiedź Odwołanie ii Uwagi 
Część I. Pytania związane z oceną spełnienia minimalnych wymagań 

§ 2. 

Czy informacje zawarte w analizie wpływu na 
budżet są aktualne na dzień złożenia 
wniosku? 

TAK Rozdziały: 2.4. – 
2.7. - 

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 mar 

2018 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. 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. - 

pkt 1 lit b • oszacowanie rocznej liczebności populacji 
docelowej, wskazanej we wniosku? TAK Rozdział 2.5. - 

pkt 1 lit c 
• oszacowanie rocznej liczebności populacji 

w której wnioskowana technologia jest 
obecnie stosowana? 

TAK Rozdział 2.5. - 

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. - 

§ 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 Rozdział 2.5. - 

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. - 
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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”  

• 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 7. 

Szczegóły dotyczące danych 
wejściowych w analizie 

ekonomicznej 
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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. 
Część informacji przedstawiona 
w analizie ekonomicznej (nie 
duplikowano przedstawionych 

informacji) 
• 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 - - 

§ 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., 
2.6. 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. - 

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: 
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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: 

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? 

Nie dotyczy Rozdział 2.1. Kwalifikacja do istniejącej 
grupy limitowej 

§ 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 2.5 

Dane od Zamawiającego oraz 
wyniki badania 

kwestionariuszowego 
omówione w ramach analizy 

ekonomicznej  
Część II. Ocena metodyki analizy wpływu na budżet zgodna z kryteriami AOTM (wypełnia audytor/koordynator) 
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AWA 
Czy założenia dotyczące liczebności populacji 
pacjentów, w której będzie stosowany i 
finansowany wnioskowany lek zostały dobrze 
uzasadnione? 

TAK Rozdział 2.5. - 

AWA Czy uzasadniono wybór horyzontu 
czasowego? TAK Rozdział 2.3. - 

AWA 

Czy założenia dotyczące leków obecnie 
stosowanych w danym wskazaniu i ich 
finansowania (ceny, limity, poziom 
odpłatności) i innych uwzględnionych 
świadczeń (wycena punktowa i wartość 
punktów) są zgodne ze stanem na dzień 
złożenia wniosku? 

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. - 

AWA 

Czy założenia dotyczące struktury i zmian w 
analizowanym rynku leków są zgodne z 
założeniami dotyczącymi komparatorów 
przyjętymi w analizach klinicznej i 
ekonomicznej? 

TAK Rozdziały 2.4. i 
2.5. - 

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

TAK Rozdział 2.5. - 

AWA 
Czy twierdzenia i założenia dotyczące 
przyszłej sprzedaży leku są spójne z danymi 
z wniosku? 

TAK Rozdział 2.5. - 

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 
zostały dobrze uzasadnione? 

TAK Rozdział 2.1. - 

AWA Czy dokonano oceny niepewności 
uzyskiwanych oszacowań? TAK Rozdziały 3.3.-

3.5. Analiza wartości skrajnych  

AWA Czy nie pominięto żadnej istotnej dla oceny 
wpływu na budżet kategorii kosztów? TAK Rozdziały 2.7. Nie pominięto 

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

Nie dotyczy Rozdział 12. - 

AWA 
Czy nie stwierdzono innych błędów 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. - 
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5.1.1. 
W.AOTM 

Czy w przypadku współpłacenia 
przedstawiono koszty ponoszone przez 
pacjenta, ich wartości średnie, a w 
uzasadnionych przypadkach także zakres? 

TAK Rozdział 2.2. - 

5.1.1. 
W.AOTM 

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

TAK Rozdział 2.2. - 

5.1.2. 
W.AOTM 

Czy uwzględniono horyzont czasowy 
wystarczający do ustalenia równowagi na 
rynku lub obejmujący co najmniej pierwsze 2 
lata (tj. 24 miesiące) od daty rozpoczęcia 
finansowania danej technologii medycznej ze 
środków publicznych? 

TAK Rozdział 2.3. - 

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. - 

5.1.3. 
W.AOTM Czy przeprowadzono analizę wrażliwości? TAK Rozdziały 3.2-3.5 Analiza wartości skrajnych 

5.1.3. 
W.AOTM 

Czy uwzględniono scenariusz przedstawiający 
aktualną praktykę („scenariusz istniejący”) 
oraz scenariusz przewidywany po 
wprowadzeniu nowej/usunięciu obecnie 
refundowanej technologii („scenariusz 
nowy”), koszty ww. scenariuszy oraz wyniki 
inkrementalne? 

TAK Rozdział 2.4. - 

5.1.4. 
W.AOTM 

Czy uwzględniono źródła danych zgodne z 
opisem przedstawionym w rozdziale 5.1.4. 
Wytycznych oraz czy przedstawiono sposób 
ich wyszukiwania? 

TAK Rozdział 2. - 

5.1.5. 
W.AOTM 

Czy wzięto pod uwagę możliwe zwiększenie 
liczebności populacji indukowane 
dostępnością nowej technologii na rynku? 

TAK Rozdział 2.5. - 

5.1.5. 
W.AOTM 

Czy liczebność populacji oceniono poprzez: 
(1) określenie rozpowszechnienia 
rozważanego stanu chorobowego, (2) 
oszacowanie liczby osób, dla których 
istniałyby wskazania do zastosowania 
technologii, (3) oszacowanie pozycji 
rynkowej technologii w poszczególnych 
wskazaniach na podstawie spodziewanego 
odsetka populacji, który będzie używać 
rozważanej technologii, w zestawieniu z 
częścią populacji, która będzie używać 
technologii opcjonalnych w danym 
wskazaniu? 

TAK Rozdział 2.5. - 

5.1.5. 
W.AOTM 

Czy skonstruowano alternatywne warianty do 
oceny liczebności populacji? TAK Rozdział 2.5. - 

5.1.6. 
W.AOTM 

Czy opisano i uzasadniono założenia 
dotyczące „scenariusza istniejącego” 
oraz ”scenariusza nowego”? 

TAK Rozdział 2.4. - 

5.1.7. 
W.AOTM 

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

Nie dotyczy Rozdział 3.6. 
Brak wpływu na budżet 

płatnika publicznego 
rozważanej w opracowaniu 

decyzji 
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5.1.7. 
W.AOTM 

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

TAK Rozdział 4. - 

5.1.7. 
W.AOTM 

Czy nie uwzględniono dyskontowania wraz z 
komentarzem uzasadniającym to podejście? TAK Rozdział 2.7. - 

5.1.7. 
W.AOTM 

Czy w ocenie kosztów całkowitych 
uwzględniono: wydatki związane z ocenianą 
technologią, koszt dodatkowych nakładów w 
systemie ochrony zdrowia związanych z 
wdrożeniem ocenianej technologii, 
zmniejszenie nakładów związanych ze 
zmniejszonym stosowaniem 
dotychczasowych technologii w przypadku 
przejścia na ocenianą technologię, 
zmniejszenie kosztów związanych z 
oszczędnościami w zakresie innych 
świadczeń (np. redukcją hospitalizacji)? 

TAK Rozdziały 2.6., 
2.7. 

Szczegółowa ocena kosztów 
przedstawiona w analizie 

ekonomicznej  

- 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. - 

- W.AOTM 
Czy przedstawiono wpływ rozważanej decyzji 
na organizację udzielania świadczeń 
zdrowotnych (wydatki publiczne w sektorach 
innych niż ochrona zdrowia)? 

TAK Rozdział 6. - 

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

5.2. W.AOTM 
• kosztów lub wyników zdrowotnych 

dotyczących osób innych niż w stanie 
klinicznym wskazanym we wniosku 
(wpływy zewnętrzne)? 

TAK Rozdział 7. - 

5.2. W.AOTM 
• faworyzowania niektórych grup 

pacjentów na skutek założeń 
przyjętych w analizie ekonomicznej? 

TAK Rozdział 7. - 

5.2. W.AOTM 
• równego dostępu do wnioskowanej 

technologii przy jednakowych 
potrzebach? 

TAK Rozdział 7. - 

5.2. W.AOTM 
• zakresu korzyści w odniesieniu do 

wielkości populacji (duża korzyść dla 
wąskiej grupy osób; korzyść mała, ale 
powszechna)? 

TAK Rozdział 7. - 

5.2. W.AOTM • niezaspokojonych dotychczas potrzeby 
grup społecznie upośledzonych? TAK Rozdział 7. - 

5.2. W.AOTM 
• odpowiedzi dla osób o największych 

potrzebach zdrowotnych, dla których 
nie ma obecnie dostępnej żadnej 
metody leczenia? 

TAK Rozdział 7. - 

5.2. 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. - 

5.2. W.AOTM 
• braku sprzeczności rozważanej decyzji 

z aktualnie obowiązującymi 
regulacjami prawnymi? 

TAK Rozdział 7. - 
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Nr i Pytanie Odpowiedź Odwołanie ii Uwagi 

5.2. W.AOTM 
• konieczności dokonania zmian w 

prawie/przepisach w wyniku podjęcia 
rozważanej decyzji? 

TAK Rozdział 7. - 

5.2. W.AOTM • oddziaływania rozważanej decyzji na 
prawa pacjenta lub prawa człowieka? TAK Rozdział 7. - 

5.2. W.AOTM 

• szczególnego podejścia do pacjenta, tj. 
konieczności szczególnego 
informowania pacjenta/opiekuna, 
potrzeby zapewnienia pacjentowi 
prawa do poszanowania godności i 
intymności oraz tajemnicy informacji z 
nim związanych oraz potrzeby 
uwzględniania indywidualnych 
preferencji, po przedstawieniu 
choremu/opiekunowi informacji w 
zakresie określonym w prawie? 

TAK Rozdział 6. i 7. - 

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

TAK Tabela 14. - 

5.3. W.AOTM 
Czy przedstawiono wnioski odnoszące się do 
celu analizy i będące bezpośrednio związane 
z uzyskanymi wynikami? 

TAK Rozdział 10.  

5.1.10. 
W.AOTM 

Czy przedstawiono dyskusję, w tym 
omówienie ograniczeń 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 AOTMiT; W.AOTM – dodatkowe pytania 
zgodności analizy z Wytycznymi AOTMiT z 2016 roku. 
ii numer rozdziału, tabeli, wykresu i/albo strony umożliwiający identyfikację fragmentu(ów) analizy odnoszącego(ych) się do 
wskazanego zagadnienia 
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