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Wykaz skrétéw i akronimow

Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji (Agency for Health Technology
AOTMIT Assessment and Tariff System) (do 31.12.2014 r. - Agencja Oceny Technologii Medycznych

(AOTM))
APD Analiza Problemu Decyzyjnego (Decision Problem Analysis)
BSC Najlepsze leczenie objawowe (Best supportive care)

CAB Kabozantynib (Cabozantinib)
ChPL Charakterystyka Produktu Leczniczego (Summary of Product Characteristics)
CRN The Cancer Registry of Norway

CZN Cena zbytu netto

GUS Gtowny Urzad Statystyczny (Central Statistical Office of Poland)

HTA Ocena technologii medycznych (Health Technology Assessment)

ICD-10 Miedzynarodowa Statystyczna Klasyfikacja Choréb i Probleméw Zdrowotnych
(International Statistical Classification of Diseases and Related Health Problems)

KRN Krajowy Rejestr Nowotwordw (National Cancer Registry)
MTC =RRT

Mz Minister Zdrowia (Ministry of Health)

NFZ Narodowy Fundusz Zdrowia (National Health Fund)

NICE Brytyjska agencja HTA (National Institute for Health and Clinical Excellence)

oS Przezycie catkowite (Overall survival)
PFS Przezycie wolne od progresji choroby (Progression free survival)
PICO Populacja, Interwencja, Komparator, Efekty zdrowotne (Population, Intervention,

Comparator, Outcome)

RDTL Ratunkowy dostep do technologii lekowych

RRT Rak rdzeniasty tarczycy (Medullary thyroid cancer)

RSA Instrument dzielenia ryzyka (Risk Sharing Agreement)

RT Rak tarczycy (Thyroid cancer)

SCR The Swedish Cancer Registry
SEER Surveillance, Epidemiology and End Results program of the National Cancer Institute
VAN Wandetanib (Vandetanib)

ZETA Akronim badania RCT poréwnujgcego wandetanib (Caprelsa®) z placebo
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Streszczenie

Cel analizy

Celem analizy wptywu na system ochrony zdrowia byto oszacowanie przysztych wydatkéw ptatnika za
Swiadczenia zdrowotne zwigzanych z podjeciem decyzji o finansowaniu ze srodkdéw publicznych
w Polsce produktu leczniczego Caprelsa® stosowanego w ramach programu lekowego zgodnie ze
wskazaniami do stosowania — w leczeniu agresywnego i objawowego, nieoperacyjnego, miejscowo
zaawansowanego lub przerzutowego raka rdzeniastego tarczycy z obecng mutacjg w genie RET.

Metodyka

Analize przeprowadzono z perspektywy ptatnika publicznego oraz tgcznej perspektywy ptatnika
publicznego i $wiadczeniobiorcéw w 2,5-letnim horyzoncie czasowym (okres: VII-X11.2019-2021) bez
uwzglednienia oraz z uwzglednieniem proponowanego instrumentu dzielenia ryzyka (RSA). Analize
podjeto w zwigzku z Wezwaniem Ministra Zdrowia nr PLR.4601.768.2017.1.KWA z dnia 18 grudnia
2017 roku (wezwanie MZ w zwigzku z rozpatrzonym wnioskiem o wyrazenie zgody na pokrycie kosztéw
leczenia w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowej oraz opinii Agencji Oceny Technologii
Medycznych i Taryfikacji o zasadnosci finansowania ze Srodkéw publicznych leku: Caprelsa,
vandetanib, tabletki, 300 mg, 90 sztuk, we wskazaniu: rak rdzeniasty tarczycy z mutacjg RET
i przerzutami do watroby (ICD-10: C73), na podstawie art. 47f ust. 4 ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r.
o Swiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze $rodkéw publicznych). Wniosek o objecie
refundacjg i ustalenie urzedowej ceny zbytu produktu leczniczego Caprelsa® zaktada finansowanie leku
Caprelsa® ze srodkoéw publicznych w ramach programu lekowego.

W analizie przedstawiono wyniki dla 5 scenariuszy réznigcych sie wielkoscig populacji leczonej
wandetanibem oraz wielkoscig dziennej dawki produktu leczniczego Caprelsa®.

Zgodnie z wymogami Rozporzadzenia Ministra Zdrowia z dnia 2 kwietnia 2012 r. w sprawie
minimalnych wymagan oraz Wytycznymi AOTMIT przedstawiono wyniki analizy w 3 wariantach:

e wariant najbardziej prawdopodobny,

e wariant minimalny — zaktadajgcy najnizszy wzrost wydatkéw pfatnika po podjeciu decyzji
o finansowaniu ze srodkéw publicznych produktu leczniczego Caprelsa®,

e wariant maksymalny — zaktadajacy najwyzszy wzrost wydatkéw ptatnika po podjeciu decyzji
o finansowaniu ze srodkéw publicznych produktu leczniczego Caprelsa®.

Wyniki analizy i wnioski koncowe
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1.1.

1.2.

Wstep

Cel analizy

Celem analizy wptywu na system ochrony zdrowia byto oszacowanie przysztych wydatkéw ptatnika za
Swiadczenia zdrowotne zwigzanych z podjeciem decyzji o finansowaniu ze Srodkow publicznych
w Polsce produktu leczniczego Caprelsa® stosowanego zgodnie ze wskazaniami do stosowania —
w leczeniu agresywnego iobjawowego, nieoperacyjnego, miejscowo zaawansowanego lub

przerzutowego raka rdzeniastego tarczycy z obecng mutacjg w genie RET.

Analize podjeto w zwigzku z Wezwaniem Ministra Zdrowia nr PLR.4601.768.2017.1.KWA z dnia
18 grudnia 2017 roku (wezwanie MZ w zwigzku z rozpatrzonym wnioskiem o wyrazenie zgody na
pokrycie kosztdw leczenia w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowej oraz opinii Agencji
Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji o zasadnosci finansowania ze srodkéw publicznych leku:
Caprelsa, vandetanib, tabletki, 300 mg, 90 sztuk, we wskazaniu: rak rdzeniasty tarczycy z mutacjg RET
i przerzutami do watroby (ICD-10: C73), na podstawie art. 47f ust. 4 ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r.
o Swiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze $rodkéw publicznych). Wniosek o objecie
refundacjg i ustalenie urzedowej ceny zbytu produktu leczniczego Caprelsa®, ztozony na wezwanie MZ
wskazane powyzej, zaktada finansowanie leku Caprelsa® ze srodkéw publicznych w ramach programu

lekowego [5].

W ramach analizy poréwnano prognozowane wydatki ptatnika ponoszone w zwigzku z leczeniem
pacjentéw z rakiem rdzeniastym tarczycy w analizowanych scenariuszach rdznigcych sie wielkoscig
populacji oraz zatozeniami dotyczacymi wielkosci dziennej dawki produktu leczniczego Caprelsa® przy
zatozeniu finansowania ze srodkéw publicznych produktu leczniczego Caprelsa® (scenariusz nowy)
z wydatkami w przypadku braku finansowania ze srodkéw publicznych aktywnego leczenia RRT

z zastosowaniem wandetanibu w Polsce — scenariusz aktualny.

Zakres analizy

Niniejszy dokument sktada sie z analizy wptywu na budzet ptatnika (rozdziat 2-5) oraz analizy wptywu
na organizacje udzielania $wiadczen zdrowotnych (rozdziat 6), a takze zestawienia aspektéw etycznych
i spotecznych  zwigzanych z podjeciem pozytywnej decyzji o finansowaniu produktu

Caprelsa® ze srodkéw publicznych w analizowanym wskazaniu (rozdziat 8).

Analiza wptywu na system ochrony zdrowia zostata opracowana zgodnie z Wytycznymi Oceny
Technologii Medycznych AOTMIT [1] i spetnia wymagania dotyczgce analiz wptywu na budzet
podmiotu zobowigzanego do finansowania Swiadczen ze srodkéw publicznych, zgodnie z Ustawa

zdnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia

www.pracowniaHTA.pl



1.3.

1.4.

zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz.U. z 2011 r. Nr 122, poz. 696 z pdin. zm.) [3]
oraz Rozporzadzeniem Ministra Zdrowia z dnia 2 kwietnia 2012 r. w sprawie minimalnych wymagan,
jakie muszg spetnia¢ analizy uwzglednione we wnioskach o objecie refundacjq i ustalenie urzedowej
ceny zbytu oraz o podwyzszenie urzedowej ceny zbytu leku, srodka spozywczego specjalnego
przeznaczenia zywieniowego, wyrobu medycznego, ktére nie majg odpowiednika refundowanego

w danym wskazaniu (Dz.U. z 2012 r. Nr 0 poz. 388) [2].

Problem decyzyjny

W ramach analizy problemu decyzyjnego (APD) [5] jasno sprecyzowano badang interwencje —
wandetanib (produkt leczniczy Caprelsa®), stosowang w okreslonej sytuacji klinicznej. Ponizej
przedstawiono zagadnienie kontekstu klinicznego wedtug schematu PICO (populacja, interwencja,

komparator, punkty koricowe):

Populacja: dorosli pacjenci z agresywnym i objawowym, nieoperacyjnym, miejscowo
zaawansowanym lub przerzutowym rakiem rdzeniastym tarczycy (RRT)

z obecng mutacjg w genie RET.

Interwencja: wandetanib - produkt leczniczy Caprelsa®, podawany zgodnie
z zarejestrowanym wskazaniem do stosowania (w leczeniu agresywnego
i objawowego, nieoperacyjnego, miejscowo zaawansowanego lub
przerzutowego raka rdzeniastego tarczycy (ang. Medullary Thyroid Cancer -
MTC). Zalecana dawka leku to jedna tabletka 300 mg podawana raz na dobe
(z mozliwoscia dostosowania dawki leku zgodnie z zasadami dawkowania

okreslonymi w Charakterystyce Produktu Leczniczego Caprelsa®).

Komparator: brak leczenia (brak aktywnej interwencji / BSC - Best Supportive Care), bedacy

obecnie tzw. istniejgcg praktykg w analizowanej populacji

Wyniki: inkrementalne wydatki ponoszone przez ptatnika w przypadku decyzji

o finansowaniu ze srodkéw publicznych produktu leczniczego Caprelsa®.

Problem zdrowotny

Szczegdtowy opis problemu zdrowotnego uwzgledniajgcy przeglad dostepnych w literaturze naukowe;j
wskaznikow epidemiologicznych, w tym wspdtczynnikédw zapadalnosci i rozpowszechnienia stanu
klinicznego, w szczegdlnosci odnoszgcych sie do polskiej populacji, przedstawiono w analizie problemu

decyzyjnego (APD), bedacej czescig raportu HTA dla ocenianej technologii medycznej [5].
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1.5.

Rak rdzeniasty tarczycy (RRT; fac. carcinoma medullare glandulae thyroideae; ang. medullary thyroid
cancer, MTC) klasyfikowany jest zgodnie z Miedzynarodowg Klasyfikacjg Choréb ICD-10
do nowotwordw ztosliwych tarczycy (malignant neoplasm of thyroid gland) — kod C.73 wedtug ICD-10.
W klasyfikacji nie wyodrebniono podtypdéw dla tej jednostki chorobowej. Rak rdzeniasty tarczycy jest
ztosliwym nowotworem wywodzgcym sie z komodrek C tarczycy (komédrek okotopecherzykowych

tarczycy) wytwarzajgcych kalcytonine [5].

Oceniana interwencja i komparator oraz aktualny sposob finansowania

Szczegdtowy opis ocenianej interwencji, a takze opis technologii opcjonalnych (tj. procedur
medycznych w rozumieniu art. 5 pkt 42 ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o swiadczeniach opieki
zdrowotnej finansowanych ze srodkdéw publicznych, mozliwych do zastosowania w danym stanie
klinicznym, we wnioskowanym wskazaniu, dostepnych na terytorium Rzeczypospolitej Polskiej),
z wyszczegolnieniem refundowanych technologii opcjonalnych (technologie opcjonalne finansowane
ze $Srodkéw publicznych na terytorium Rzeczypospolitej Polskiej), z okresleniem sposobu i poziomu ich
finansowania, przedstawiono w analizie problemu zdrowotnego (APD), bedacej czescig raportu HTA

dla ocenianej technologii medycznej [5].

W Polsce dostepne sg dwa produkty lecznicze zarejestrowane do stosowania w ocenianym wskazaniu
- Caprelsa® (wandetanib; VAN) oraz Cometriq® (kabozantynib; CAB). Oba leki to inhibitory kinaz
tyrozynowych. Zaden z tych lekéw nie jest obecnie finansowany ze $rodkéw publicznych zgodnie
z aktualnym Obwieszczeniem MZ [5]. Wandetanib nie byt do tej pory oceniany przez AOTMIT w ramach
analizy weryfikacyjnej w zwigzku ze ztozeniem wniosku o objecie refundacjgy leku. Mozliwe jest
natomiast stosowanie tego leku w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowych. Zaréwno
w Opinii Rady Przejrzystosci (Opinia RP nr 388/2017 z dnia 28 listopada 2017 r.), jak réwniez
w Opinii Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji (Opinia AOTMIT nr 13/2017 z dnia
1 grudnia 2017 r.), biorgc pod uwage kryteria, o ktérych mowa w art. 12 pkt 3-6 oraz 8-10 ustawy z dnia
12 maja 2011 roku o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego
oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2017 poz 1844), wskazano na zasadnos$¢ finansowania ze srodkéw
publicznych, w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowych, leku Caprelsa® (wandetanib)
we wskazaniu: rak rdzeniasty tarczycy z mutacjg RET z przerzutami do watroby (ICD10: C73) — Caprelsa

tabletki 300mg, 90 sztuk.

Do dnia 27 lutego 2018 r. Minister Zdrowia wydat zgode na pokrycie kosztéw leczenia wandetanibem
(produkt leczniczy Caprelsa®) w ramach RDTL w przypadku czterech wnioskéw wystawionych dla
czterech indywidualnych pacjentéw. Dodatkowo w przypadku jednego wniosku o pokrycie kosztéw

leku Caprelsa® w ramach RDTL postepowanie jest w toku (pismo Ministra Zdrowia

www.pracowniaHTA.pl



1.6.

1.7.

nr PLD.46434.1157.2018.AK w odpowiedzi na pytania zawarte we wniosku o udostepnienie informacji

publicznej).

Zaktadane warunki finansowania ze srodkow publicznych produktu leczniczego

Caprelsa®

Whnioskowane warunki objecia refundacjg produktu leczniczego Caprelsa® zaktadajg finansowanie
tego leku ze srodkéw publicznych w ramach programu lekowego (zgodnie z art. 6 ust 8 oraz art. 14 ust

1 pkt. 1 Ustawy o refundacji [3]).

Zgodnie z obecnie obowigzujgcym Obwieszczeniem MZ w sprawie wykazu refundowanych lekéw,
sSrodkdw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych,
obowigzujgcym od dnia 1 marca 2018 r. [4], brak jest produktéow leczniczych finansowanych
ze srodkéw publicznych, ktére mogtyby stanowic aktywng terapie w analizowanej populacji. Brak jest
zatem aktualnie istniejgcej grupy limitowej, do ktérej produkt leczniczy Caprelsa® mogtby zostaé

wigczony.

Art. 15 ust. 3 pkt 1 ustawy o refundacji dotyczy utworzenia odrebnej grupy limitowej, w przypadku,
gdy droga podania leku lub jego posta¢ farmaceutyczna w istotny sposéb ma wptyw na efekt
zdrowotny lub dodatkowy efekt zdrowotny, natomiast pkt 3 dotyczy utworzenia odrebnej grupy
limitowej dla srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego, jezeli zawartosé

sktadnikéw odzywczych w istotny sposdb wptywa na efekt zdrowotny lub dodatkowy efekt zdrowotny.

Whnioskowane warunki objecia refundacjg obejmujg utworzenie nowej, odrebnej grupy limitowe;j,
ze wzgledu na to, ze wnioskowana technologia — produkt leczniczy Caprelsa®, jest nowag,
nierefundowang dotychczas substancjg czynng oraz brak jest aktualnie finansowanego ze srodkéow
publicznych leku posiadajgcego inng nazwe miedzynarodowg, ale podobne dziatanie terapeutyczne

i zblizony mechanizm dziatania (art. 15 ust. 2 ustawy o refundacji).

Majgc powyzsze na uwadze, w analizie zatozono, ze zostanie utworzona nowa grupa limitowa dla
wandetanibu w leczeniu RRT (kategoria dostepnosci: program lekowy oraz poziom odptatnosci:

bezptatnie).

Aktualne roczne wydatki ptatnika publicznego i Swiadczeniobiorcy ponoszone

na leczenie pacjentow z RRT

Do 2017 roku zadna z zarejestrowanych aktywnych interwencji stosowanych w ocenianym wskazaniu

(wandetanib i kabozantynib) nie byta finansowana ze srodkéw publicznych w Polsce. Z tego wzgledu
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roczne wydatki ptatnika na leczenie RRT z zastosowaniem aktywnej terapii wynosity 0 zt w kazdym

roku.

Pod koniec 2017 roku umozliwiono zastosowanie u jednego pacjenta terapii produktem leczniczym
Caprelsa® w ramach ratunkowego dostepu do technologii leczniczej (Opinia Rady Przejrzystosci
nr 388/2017 z dnia 28 listopada 2017 r.; Opinia Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji
nr 13/2017 z dnia 1 grudnia 2017 r.). W ramach RDTL leczenie tym lekiem jest bezptatne dla pacjenta.
Od tego czasu wydano tacznie 4 zgody na terapie produktem leczniczym Caprelsa® w ramach RDTL

(stan na dzien 27 lutego 2018 r.).

Najprawdopodobnie aktualnie ptatnik publiczny ponosi wydatki w zwigzku z RDTL z zastosowaniem
produktu Caprelsa® dla czterech pacjenta. Zgody na leczenie dla kazdego z pacjentéw zostaty wydane
na 3-miesieczng terapie tj. maksymalnie 90 tabletek wandetanibu w dawce 300 mg (produkt leczniczy

Caprelsa®) przy zatozeniu, ze pacjent stosuje lek w dawce 300 mg na dzien (rozdziat Q). -

Dodatkowo obecnie ptatnik publiczny ponosi koszty leczenia objawowego i paliatywnego oraz
monitorowania pacjentéw w ocenianym stanie klinicznym. Koszty te sg rdwne kosztom oszacowanym

dla scenariusza aktualnego w analizie wptywu na budzet (rozdziat 5).

www.pracowniaHTA.pl



2.1.

2.2.

Metodyka analizy wptywu na budzet

Perspektywa analizy

Zgodnie z Wytycznymi AOTMIT odnosnie do przeprowadzania oceny technologii medycznych analize
wptywu na budzet przeprowadzono z perspektywy podmiotu zobowigzanego do finansowania
Swiadczen ze srodkéw publicznych (perspektywa ptatnika publicznego) oraz z tacznej perspektywy
podmiotu zobowigzanego do finansowania $wiadczen ze srodkow publicznych i $wiadczeniobiorcow
przy uwzglednieniu wspdtptacenia za technologie medyczne (tgczna perspektywa ptatnika publicznego

i Swiadczeniobiorcow).

Horyzont czasowy

Zgodnie z Wytycznymi AOTMIT w analizie wptywu na budzet dokonuje sie oceny wptywu danej
technologii medycznej na jednoroczny budzet opieki zdrowotnej w czasie kilku lat nastepujgcych po
wprowadzeniu nowej technologii. Zazwyczaj stosowany jest przedziat czasu wystarczajgcy do ustalenia
rownowagi na rynku lub obejmujgcy co najmniej pierwsze 2 lata od daty rozpoczecia finansowania
danej technologii medycznej ze srodkdéw publicznych. Zgodnie natomiast z Rozporzadzeniem MZ z dnia
2 kwietnia 2012 r. horyzont czasowy wtasciwy dla analizy wptywu na budzet to perspektywa czasowa,
w ktdrej szacowane sg wydatki podmiotu zobowigzanego do finansowania Swiadczen ze srodkéw
publicznych, zwigzane ze stosowaniem wnioskowanej technologii, obejmujgca przewidywany
przedziat czasu wystarczajgcy do ustalenia réwnowagi na rynku i nie krétszy niz 2 lata od zajscia zmiany

wynikajacej z wydania przez ministra wtasciwego do spraw zdrowia decyzji o objeciu refundacja.

Uwzgledniajgc date ztozenia wniosku o objecie refundacjg produktu leczniczego Caprelsa® oraz
szacowany czas trwania procedury refundacyjnej, jako realistyczny termin uruchomienia programu
lekowego dla produktu leczniczego Caprelsa® przyjeto 1 lipiec 2019 roku. W niniejszej analizie przyjeto
2,5-letni horyzont czasowy (przyjeto horyzont czasowy obejmujgcy okres od poczatku lipca 2019 r. do
konca grudnia 2021 r.). Podstawe prowadzenia gospodarki finansowej NFZ stanowi roczny plan
finansowy NFZ, ktéry co do zasady powinien byé zrownowazony w zakresie przychoddw i kosztow.
Przyjecie 2,5-letniego horyzontu analizy uwzglednia kontraktowanie przez NFZ swiadczerh na caty rok,
mimo ze pierwsza decyzja MZ o finansowaniu ze $srodkéw publicznych nowego produktu leczniczego
wydawana jest na okres 2 lat (w analizowanym przypadku, zaktadajac rozpoczecie finansowania ze
srodkow publicznych leku Caprelsa® od 1 lipca 2019 r., koniec obowigzywania decyzji nastgpi z dniem

30 czerwca 2021 roku).

W modelu zatozono stopniowy naptyw kohorty do programu lekowego, rozpoczynajgc od 1 lipca

2019 roku.

Pracownia HTA 2018
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2.4.

2.5.
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Dyskontowanie

Analiza wptywu na budzet ptatnika przedstawia przeptyw srodkéow finansowych w czasie, dlatego nie

zastosowano dyskontowania kosztéow [1].

Sposob przeprowadzenia analizy

Analize wptywu na budzet przeprowadzono w nastepujgcy sposob:
1. Zdefiniowano populacje docelowg zgodnie z projektem programu lekowego;

2. Oszacowano liczebnos$é populacji docelowej, w tym przeprowadzono prognoze liczebnosci

populacji do 2021 roku;

3. Obliczono przewidywane wydatki ptatnika w 2,5 kolejnych latach zwigzane z leczeniem RRT dla
scenariusza aktualnego (brak finansowania ze srodkéw publicznych produktu leczniczego
Caprelsa®) oraz scenariusza nowego w zdefiniowanej populacji (finansowanie ze Srodkow

publicznych produktu leczniczego Caprelsa®);

4. Obliczcono wydatki inkrementalne — rdinice miedzy wydatkami w scenariuszu nowym
a wydatkami w scenariuszu aktualnym (dodatnie wartosci wydatkow inkrementalnych

wskazujg na wzrost wydatkow ptatnika);
5. Przeprowadzono analize wrazliwosci dla kluczowych parametrow analizy.

W niniejszej analizie wykorzystano wyniki modelu ekonomicznego opisanego w analizie ekonomiczne;j

[7].

Scenariusze i warianty analizy

W ramach analizy wptywu na budzet poréwnano naktady finansowe ponoszone z perspektywy ptatnika
publicznego oraz z tgcznej perspektywy ptatnika publicznego i swiadczeniobiorcéw w przypadku
podjecia decyzji o finansowaniu ze $rodkéw publicznych aktywnego leczenia raka rdzeniastego
tarczycy z zastosowaniem wandetanibu (scenariusz nowy) z aktualng sytuacjg, w ktérej zadna

z aktywnych terapii nie jest finansowana ze srodkéw publicznych (scenariusz aktualny).

W ramach niniejszej analizy przedstawiono 5 scenariuszy rdéznigcych sie wielkoscig populacji
docelowej, a takze zatozeniami dotyczgcymi wielkosci dziennej dawki produktu leczniczego Caprelsa®
stosowanej u pacjentéw z RRT. W analizie nie analizowano potencjalnego wptywu zmiany wartosci
innych parametréw, poniewaz, tak jak wykazano w analizie ekonomicznej, w przypadku ocenianej

technologii koszt leku stanowi zdecydowang wiekszo$¢ kosztow catkowitych.
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Tabela 1. Scenariusze analizy wptywu na budzet ptatnika

Dzienna dawka wandetanibu
(rozdziat 0)

Populacja docelowa w kolejnych latach

Ll (rozdziat 4.1.1)

Srednia

minimalna srednia

maksymalna #

minimalna

Srednia

maksymalna

# - w przypadku scenariusza 3 przyjeto, ze liczebnos¢ populacji docelowej bedzie réwna populacji pacjentéw z RRT bez
wzgledu na stan mutacji genu RET (pacjenci RET+, RET- oraz z nieznanym statusem mutacji genu RET)

Dodatkowo zgodnie z wymogami Rozporzadzenia MZ z dnia 2 kwietnia 2012 r. [2] oraz Wytycznymi

AOTMIT [1] przedstawiono 3 warianty:

e wariant najbardziej prawdopodobny (przy zatozeniu wartosci wszystkich parametréw

na poziomie podstawowym / $rednim),

e wariant minimalny — zaktadajgcy najnizszy wzrost wydatkéw ptatnika pomiedzy scenariuszem
aktualnym a nowym po podjeciu decyzji o finansowaniu ze srodkéw publicznych produktu

leczniczego Caprelsa®,

e wariant maksymalny - zaktadajacy najwyiszy wzrost wydatkéow ptfatnika pomiedzy
scenariuszem aktualnym a nowym po podjeciu decyzji o finansowaniu ze Srodkéw publicznych

produktu leczniczego Caprelsa®.

Forma analizy

Analiza wptywu na budzet sktada sie z dwéch czesci — dokumentu w formacie MS Word 2016 oraz
arkusza kalkulacyjnego, umozliwiajgcego obliczenia prognozowanych wydatkéw ptatnika na leczenie
populacji docelowej w analizowanym wskazaniu. Obliczenia przeprowadzono w programie

MS Excel 2016.

Pracownia HTA 2018
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3.1.1.

14

Oszacowanie rocznej liczebnosci populacji

Pacjenci, u ktorych produkt leczniczy Caprelsa® moze by¢ zastosowany

(populacja docelowa)

Zapadalnos¢ na raka tarczycy w Polsce

Populacje docelowa w niniejszej analizie stanowig pacjenci z agresywnym i objawowym,

nieoperacyjnym, miejscowo zaawansowanym lub przerzutowym rakiem rdzeniastym tarczycy.

W ramach niniejszej analizy w pierwszej kolejnosci oszacowano prognozowang liczbe oséb z rakiem
tarczycy w Polsce w latach 2016-2021. Dane dotyczace liczby zachorowan na raka tarczycy
(ICD-10: C73) oparto na danych Krajowego Rejestru Nowotwordw (KRN) (dane dotyczace
zachorowalnosci w latach 1999-2015) [8] jako najbardziej wiarygodnego zrddta danych

epidemiologicznych dotyczacych nowotwordéw w Polsce.

Zgodnie z danymi Krajowego Rejestru Nowotworéw w2015 roku w Polsce odnotowano
3 529 zachorowania na raka tarczycy (2 924 u kobiet oraz 605 u mezczyzn). Na rysunku ponizej

przedstawiono dane dotyczgce zachorowalnosci na raka tarczycy w latach 1999-2015 (Rysunek 1).

Rysunek 1. Zachorowalnos¢ na raka ztosliwego tarczycy (C73) w latach 1999-2015 (na podstawie danych KRN)
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Prognoza na lata 2016-2021 przeprowadzona w ramach niniejszej analizy wskazuje, ze rak tarczycy

bedie diagnozowany najprawdopodobnici « I

(Tabela 2).
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Tabela 2. Prognoza na lata 2016-2021 dotyczaca liczby zachorowan na raka tarczycy w Polsce na podstawie danych KRN

Udziat pacjentéw z RRT w populacji pacjentéw z rakiem tarczycy

W wyniku systematycznego przeszukania baz informacji medycznej nie odnaleziono polskich danych o
liczbie pacjentéw z RRT lub odsetku pacjentéw z RRT w populacji chorych na raka tarczycy. Przy
wyszukiwaniu odnaleziono 46 publikacji, ktére wstepnie zakwalifikowano do analizy. Na podstawie
oceny petnych tekstéw 7 prac wigczono do analizy, natomiast odrzucono 39 publikacji (wykaz
doniesiedn naukowych niewtaczonych do analizy wraz z przyczynami wykluczenia przedstawiono

w rozdziale 13 - Tabela 28).

Do oszacowania populacji pacjentéw z RRT w Polsce wykorzystano odnalezione dane epidemiologiczne
dotyczace odsetka pacjentéw z RRT w grupie pacjentow z rakiem tarczycy na podstawie wynikow
rejestrow: SEER (Gilland 1997 [13], Hundahl 1998 [14], Enewold 2009 [10] oraz Aschebrook-Kilfoy 2011
[20])), SCR (Bergholm 1990 [11]) oraz CRN (Frich 2001 [12]) a takze rejestru Vermont Department of
Health (Hanley 2015 [19]).

W Tabela 3 zestawiono charakterystyke badan wigczonych do oszacowania udziatu pacjentéw z RRT w

populacji pacjentéw z rakiem tarczycy.

Tabela 3. Charakterystyka badan epidemiologicznych wtaczonych do analizy dla oszacowania udziatu RRT w RT

Liczba pacjentéw

Badanie Rejestr

USA SEER 1973-1991

USA SEER 1985-1995 53 856

USA SEER 1980-2005 48 403
Szwecja SCR 1959-1981 126
Norwegia CRN 1960-1995 1025

USA Vermont Department 1994-2007 «

of Health
USA SEER 1992-2006 43 644
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Ponizej na rysunku (Rysunek 2) przedstawiono wyniki 7 odnalezionych opracowaﬁ._

W niniejszej analizie udziat pacjentéw z RRT w grupie pacjentéw z rakiem tarczycy przyjeto na
podstawie Sredniej wynikéw z 7 wigczonych do analizy badan. Oszacowano, ze odsetek pacjentéow
z RRT w populacji pacjentéw z rakiem tarczycy_ Nalezy wskaza¢, ze podobne zatozenia
co do tego parametru przyjeto w analizie NICE dla inhibitoréw kinazy tyrozynowej w leczeniu RRT [9],

w ktdrej odsetek ten ustalono na poziomie okoto 3%.

Rysunek 2. Odsetek pacjentéw z RRT w populacji pacjentéw z RT

Na podstawie powyzszych danych, uwzgledniajgc takze prognozowang liczbe zachorowan na raka

tarczycy, oszacowano, ze w okresie 2019-2021 zostanie zdiagnozowanych w Polsce

rajprawdopodioonic

Tabela 4. Oszacowanie liczby zachorowan na RRT w Polsce w latach 2019-2021
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3.1.4.

Odsetek pacjentéw z nieoperacyjnym, miejscowo zaawansowanym lub przerzutowym RRT

Odsetek pacjentéw z nieoperacyjnym, miejscowo zaawansowanym lub przerzutowym rakiem
rdzeniastym tarczycy przyjeto na podstawie danych z 4 badan prezentujgcych wyniki z bazy SEER,
w ktdrej oceniano stan zaawansowania nowotworu w momencie diagnozy (Gilland 1997 [13], Hundahl

1998 [14], Roman 2006 [15] oraz Aschebrook-Kilfoy 2011 [20]).

_|
Q
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Tabela 5. Odsetek pacjentéw z nieoperacyjnym, miejscowo zaawansowanym lub przerzutowym RRT

Odsetek pacjentow z nowotworem postepujacym i objawowym

W badaniu Chougnet 2015 [16] przedstawiono wyniki leczenia pacjentéw z RRT we Frangji
z zastosowaniem wandetanibu w ramach tymczasowego pozwolenia (temporary use authorization)
w okresie od sierpnia 2010 roku do lutego 2012 roku (18 miesiecy). W badaniu uczestniczyto
60 pacjentow, ktorzy spetniali kryteria witgczenia do terapii wandetanibem zgodnie ze wskazaniami do

stosowania okreslonymi w ChPL.

T

Tabela 6. Odsetek pacjentéw z RRT postepujacym i objawowym

1

|
|

Pracownia HTA 2018

17



3.1.5.

3.1.6.

3.1.7.
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Liczba nowozdiagnozowanych pacjentéw w populacji docelowe;j

W tabeli ponizej przedstawiono zestawienie dotyczgce oszacowania populacji docelowej — przypadki

nowozdiagnozowane, przeprowadzonego na podstawie zatozen opisanych w rozdziatach powyzej.

Tabela 7. Oszacowanie liczby nowozdiagnozowanych pacjentéw w populacji docelowej

Chorobowos¢ — rak rdzeniasty tarczycy

Odsetek pacjentow mutacjg genu RET (RET+)

Odsetek pacjentéw z zaawansowanym i przerzutowym RRT z obecnoscig mutacji genu RET (populacja

RET+) wynosi w zaleznosci od odnalezionego zrédta danych od 79,4% do 95,8% (Srednio 89,2%). W
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niniejszej analizie w scenariuszu podstawowym przyjeto odsetek 90% na podstawie wynikdéw
najnowszego badania Romei 2018 [64]. W scenariuszu maksymalnym nie zawezono natomiast
populacji do pacjentéw z potwierdzong mutacjg RET+, uwzgledniajac wszystkich pacjentéow bez
wzgledu na stutus mutacji genu RET. Scenariusz ten odzwierciedla populacje chorych zgodnie z
zapisami uzgodnionego programu lekowego aktualnego na dzienn ztozenia wniosku o objecie
refundacjg. Dodatkowo nalezy zaznaczy¢, ze mutacje RET rozktadajg sie w poszczegdlnych komérkach
heterogenicznie. Co wiecej eksperci wskazujg na ograniczenia metody oznaczenia statusu mutacji genu
RET, w tym m.in. trudnosci z wtasciwym pobraniem materiatu do badan genetycznych, wptywajgce na
prawdopodobienstwo wykrycia mutacji genu RET u pacjentéw, u ktérych ta mutacja wystepuje.
Uwzgledniajac powyzsze, zasadnym jest przeprowadzenie analizy dla populacji pacjentéw niezaleznie

od wyniku oznaczenia mutacji genu RET.

Tabela 8. Odsetek pacjentéw z RRT z mutacja RET (RET+)

Odsetek
pacjentow z RET+

Zrédto Komentarz

95% Ekspert 4 (Tabela 1. str. 10)
79,4% zakfadajac takie samo roztozenie RET pozyt. / negat. w RET nieznanych
95,8% zakfadajac takie samo roztozenie RET pozyt. / negat. w RET nieznanych
85,7% zaawansowany i przerzutowy RRT
okoto 90% zaawansowany i przerzutowy RRT

Podsumowanie

W tabeli ponizej przedstawiono oszacowanie $redniej rocznej populacji docelowej, u ktérej moze
zostac zastosowany wandetanib oraz liczby pacjentdw, ktérzy w kolejnych latach mogliby rozpoczynaé

leczenie wandetanibem w ramach programu lekowego.

W ramach analizy wrazliwosci przyjeto zatozenie zmiany parametru dotyczgcego odsetka pacjentow

zRRT w populacji pacjentéw z rakiem tarczycy || G co wotywa na wielkos¢

oszacowanej populacji docelowej.

Tabela 9. Oszacowanie liczebnosci populacji docelowej - podsumowanie
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# - w przypadku populacji maksymalnej przyjeto, ze liczebnos$¢ populacji docelowej bedzie réwna catkowitej populacji
pacjentow z RRT tj. bez wzgledu na stan mutacji genu RET - scenariusz ten odzwierciedla populacje chorych zgodnie z zapisami
uzgodnionego programu lekowego aktualnego na dzien ztozenia wniosku o objecie refundacja

Populacja, w ktdrej produkt leczniczy Caprelsa® jest obecnie stosowany

Produkt leczniczy Caprelsa® nie jest aktualnie finansowany ze $rodkéw publicznych w ramach
refundacji na podstawie Obwieszczenia MZ w sprawie wykazu refundowanych lekow, srodkéow

spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobdw medycznych.

Pismem Ministra Zdrowia do AOTMIT w dniu 3 listopada 2017 roku (PLD.46434.5220.2017.1.AK)
wplyneto zapytanie o zbadanie zasadnosci finansowania ze $rodkéw publicznych wandetanibu
w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowych. Zaréwno w Opinii Rady Przejrzystosci
(Opinia RP nr 388/2017 z dnia 28 listopada 2017 r.), jak réwniez w Opinii Agencji Oceny Technologii
Medycznych i Taryfikacji (Opinia AOTMIT nr 13/2017 z dnia 1 grudnia 2017 r.), biorgc pod uwage
kryteria, o ktérych mowa w art. 12 pkt 3-6 oraz 8-10 ustawy z dnia 12 maja 2011 roku o refundacji
lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych
(Dz. U. z 2017 poz 1844), wskazano na zasadnos¢ finansowania ze srodkéw publicznych, w ramach
ratunkowego dostepu do technologii lekowych, leku Caprelsa® (wandetanib) we wskazaniu: rak
rdzeniasty tarczycy z mutacjg RET z przerzutami do watroby (ICD10: C73) — Caprelsa tabletki 300mg,
90 sztuk.

Do dnia 27 lutego 2018 r. Minister Zdrowia wydat zgode na pokrycie kosztow leczenia wandetanibem
(produkt leczniczy Caprelsa®) w ramach RDTL w przypadku czterech wnioskdw wystawionych dla
czterech indywidualnych pacjentéw. Dodatkowo w przypadku jednego wniosku o pokrycie kosztéw
leku Caprelsa® w ramach RDTL postepowanie jest w toku (pismo Ministra Zdrowia nr
PLD.46434.1157.2018.AK w odpowiedzi na pytania zawarte we wniosku o udostepnienie informacji

publicznej).

Szacowana populacja pacjentéw, w ktdrej produkt leczniczy Caprelsa® jest obecnie stosowany
i finansowany ze srodkéw publicznych w ramach RDTL wynosi 4 pacjentéow. Dodatkowo pacjenci mogg

by¢ leczeni wandetanibem w ramach badan klinicznych.

Populacja, w ktérej produkt leczniczy Caprelsa® bedzie stosowany przy

zatozeniu finansowania ze srodkow publicznych tego leku

Oszacowanie rocznej liczebnosci populacji, w ktérej produkt leczniczy Caprelsa® bedzie stosowany przy
zatozeniu pozytywnej decyzji MZ o objeciu refundacja tego leku i finansowaniu ze srodkdéw publicznych

leczenia w ramach programu lekowego przedstawiono w tabeli ponizej.
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W analizie przyjeto zatozenie, ze w Il potowie 2019 roku, wiaczonych do programu zostanie
_ mogacych rozpoczac¢ leczenie, natomiast w kolejnym roku leczonych bedzie
odpowiednio _, a w 2021 roku wszyscy pacjenci z RRT, ktorzy kwalifikujg sie do

leczenia, bedg juz leczeni. Przyjete zatozenie zostato przyjete na podstawie analizy liczby osdb
rozpoczynajgcych terapie w ramach innych, uruchamianych w ostatnich latach programoéw lekowych
w obszarze chordb onkologicznych (dane NFZ dotyczace realizacji programow lekowych). W analizie

zatozono réwniez, ze pacjenci bedg naptywac do programu lekowego systematycznie w ciggu roku.

Tabela 10. Wielkos¢ populacji, w ktérej produkt leczniczy Caprelsa® bedzie stosowany przy zatozeniu finansowania ze
srodkéw publicznych

# - w przypadku populacji maksymalnej przyjeto, ze liczebnos$¢ populacji docelowej bedzie réwna catkowitej populacji
pacjentow z RRT tj. bez wzgledu na stan mutacji genu RET - scenariusz ten odzwierciedla populacje chorych zgodnie z zapisami
uzgodnionego programu lekowego aktualnego na dzien ztozenia wniosku o objecie refundacjg
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Dane wejsciowe i zatozenia analizy

Parametry uwzglednione w analizie

Do parametréw uwzglednionych w niniejszej analizie naleza:
o wielkos¢ populacji, u ktérej mozna zastosowac terapie wandetanibem,
e zatozenia dotyczgce kalkulacji parametrycznych modeli przezycia dla OS i PFS,
e koszt cyklu terapii wandetanibem,
e  koszt wydania wandetanibu (koszt wizyt ambulatoryjnych),
e  koszt kwalifikacji i monitorowania terapii w ramach programu lekowego,
e koszt monitorowania BSC,
e koszt leczenia objawowego,
e koszt leczenia paliatywnego w ostatnim okresie zycia pacjenta,

e koszt leczenia dziatan niepozadanych.

W niniejszej analizie wykorzystano wyniki modelu ekonomicznego opisanego w analizie ekonomicznej

[7].

Wielko$¢ populacji i warianty populacyjne analizy

W rozdziale 3.1.7 oszacowano wielko$¢é populacji, w ktérej mozna zastosowac terapie wandetanibem.

Dane te zestawiono rowniez ponizej (Tabela 11).

Tabela 11. Wielkos¢ populacji, u ktérej mozna zastosowac terapie wandetanibem (wartosci przyjete w analizie)

# - w przypadku populacji maksymalnej przyjeto, ze liczebnos$¢ populacji docelowej bedzie réwna catkowitej populacji
pacjentow z RRT tj. bez wzgledu na stan mutacji genu RET - scenariusz ten odzwierciedla populacje chorych zgodnie z zapisami
uzgodnionego programu lekowego aktualnego na dzien ztozenia wniosku o objecie refundacja

Koszt produktu leczniczego Caprelsa®
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Zestawienie kosztow

Kalkulacje kosztdw zwigzanych z programem lekowym, koszt leczenia pacjentéw w ramach BSC, koszt
leczenia wystgpienia zdarzen niepozgdanych oraz koszt leczenia paliatywnego uwzglednionych

w analizie przeprowadzono z uwzglednieniem nastepujacych zatozen:

e koszt nabycia i wydania wandetanibu, diagnostyki i monitorowania terapii w programie
lekowym naliczano do czasu wystgpienia progresji choroby (czas przebywania chorego na
leczeniu modelowany jest krzywg PFS),

e koszt leczenia zdarzen niepozadanych naliczany jest podobnie jak w ramach analizy
ekonomicznej, tj. w pierwszym miesigcu terapii,

e koszt leczenia w ramach BSC w okresie stabilnym choroby oraz po wystgpieniu progresji
choroby naliczano w kazdym miesigcu przebywania w danym stanie. Rozktad kohorty

wyznaczony zostat na podstawie przebiegu krzywych PFS oraz OS w modelu ekonomicznym.

Metodyka oszacowania kosztow wykorzystanych w ocenie leczenia pacjentow z rakiem rdzeniastym
tarczycy zostata przedstawiona w analizie ekonomicznej [7]. W tabeli ponizej zestawiono koszty

wykorzystane w ramach analizy wptywu na budzet ptatnika.

Tabela 14. Koszty leczenia RRT wykorzystane w analizie wptywu na budzet

Kategoria kosztowa Koszt [z1]

kwalifikacja do terapii [zt] 2 092,58
monitorowania terapii [zt/mies.] 298,15
wydania leku [zt] 108,16
leczenie przed progresja [zt/mies.] 98,88 (127,51) #
leczenie po progresji [zt/mies.] 98,88 (127,51) #
monitorowanie terapii [zt/mies.] 226,04
VAN [z1] 668,42
BSC [z1] 201,28
5589,74

# - perspektywa ptatnika publicznego (faczna perspektywa ptatnika publiczngo i Swiadczeniobiorcéw)
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Analiza wptywu na organizacje udzielania $wiadczen zdrowotnych

oraz na inne sektory

Podjecie decyzji o finansowaniu leczenia pacjentow z rakiem rdzeniastym tarczycy z zastosowaniem
produktu leczniczego Caprelsa® w ramach programu lekowego ze $rodkdw publicznych w Polsce nie
bedzie powodowato wzrostu wydatkéw publicznych w sektorach innych niz ochrona zdrowia. Ze
wzgledu na stosunkowo matg liczbe chorych z RRT nie wptynie réwniez znaczgco na zmniejszenie tych
wydatkow (ewentualnie niewielki wptyw na zmniejszenie wydatkdw w sektorze zabezpieczenia
spotecznego, w tym ubezpieczen spotecznych — zmniejszenie wydatkéw zwigzanych z absencjg

chorobowsg i niezdolnoscig do pracy).

Wprowadzenie finansowania ze srodkéw publicznych produktu leczniczego Caprelsa® nie bedzie
skutkowato koniecznoscig dodatkowego przeszkolenia personelu medycznego, opracowania nowych
wytycznych klinicznych ani zmiany zasad diagnostyki i zwigzanych z tym kosztéw. Wymogi dotyczgce
wyposazenia placéwek medycznych (sprzetowe, osobowe i inne) w przypadku podawania produktu
Caprelsa® nie rdznig sie od tych stosowanych w przypadku innych lekow podawanych w ramach

leczenia onkologicznego w programach lekowych.
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Aspekty etyczne i spoteczne

W tabeli ponizej zestawiono aspekty etyczne i spoteczne zwigzane z pozytywng decyzjg o finansowaniu

produktu leczniczego Caprelsa® ze srodkéw publicznych w analizowanym wskazaniu.

Wprowadzenie finansowania ze s$rodkéw publicznych wandetanibu spowoduje wygenerowanie
korzysci zarowno z punktu widzenia jednostki, jak i catego spoteczenstwa. Biorgc pod uwage
przewidywang liczebnos¢ populacji kwalifikujgcej sie do leczenia, w przypadku finansowania produktu
leczniczego Caprelsa® ze Srodkdow publicznych, spodziewane jest uzyskanie znacznej korzysci w waskiej

grupie osob.

Podsumowujgc wptyw na aspekty spoteczne i etyczne, a takze organizacyjne i prawne,
nie zidentyfikowano zadnych potencjalnych probleméw i aspektéw etycznych zwigzanych z
finansowaniem ze srodkéw publicznych rozwazanej technologii medycznej w ocenianym wskazaniu z

wyjatkiem ograniczenia populacji do pacjentéw z obecnoscia mutacji w genie RET.

Tabela 27. Podsumowanie aspektéow etycznych i spotecznych

Ocena pozytywnej decyzji o finansowaniu wandetanibu (produkt leczniczy Caprelsa®) ze srodkéw publicznych w Swietle
aspektow etycznych

Swiadczenie beda otrzymywali wszyscy
pacjenci z agresywnym i objawowym,
nieoperacyjnym, miejscowo zaawansowanym
lub przerzutowym rakiem rdzeniastym
tarczycy spetniajacy kryteria wiaczenia do
programu lekowego, zatem wytgcznie
pacjenci RET+.

Z leczenia zostang wykluczeni pacjenci RET-
oraz chorzy z niepotwierdzonym pozytywnym
statusem mutacji w genie RET

Spodziewane jest uzyskanie znacznej korzysci
w waskiej grupie oséb.

Nie

Tak.
Brak jest obecnie innych aktywnych terapii
leczenia RRT.

Ocena pozytywnej decyzji o finansowaniu aktywnego leczenia RRT wandetanibem (produkt leczniczy Caprelsa®) ze
srodkow publicznych w Swietle aspektow spotecznych

Swiadomoé¢ finansowania ze $rodkéw
publicznych aktywnego leczenia RRT moze
poprawic jakos¢ zycia pacjentéw. Obecnie
pacjenci znajdujgcy sie w ocenianym stanie
klinicznym pozbawieni sg leczenia. Poziom
satysfakcji pacjentow z brakiem

potwierdzonej mutacji w genie RET ulegnie
obnizeniu.

Nie

Nie

Nie

www.pracowniaHTA.pl



Nie

Nie

Nie

Nie

Nie

Analogicznie jak w przypadku innego leczenia
onkologicznego.

Analogicznie jak w przypadku innego leczenia
onkologicznego.

Analogicznie jak w przypadku innego leczenia
onkologicznego.
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Whioski koncowe

Pozytywna decyzja o finansowaniu ze srodkéw publicznych wandetanibu (produkt leczniczy Caprelsa®)
w ramach wnioskowanego programu lekowego u pacjentéw z rakiem rdzeniastym tarczycy skutkowac
bedzie umiarkowanym wzrostem wydatkéw podmiotu zobowigzanego do finansowania Swiadczen ze

Srodkow publicznych w ciggu pierwszych lat od uruchomienia programu.

Wandetanib jest jedng z dwdch zarejestrowanych do stosowania opcji aktywnego leczenia raka
rdzeniastego tarczycy, jednak aktualnie zadna z tych opcji nie jest finansowana ze srodkéw publicznych
w ramach programu lekowego. Podjecie pozytywnej decyzji o finansowaniu ze srodkéw publicznych
produktu leczniczego Caprelsa® w ramach programu lekowego umozliwi wszystkim pacjentom z RRT
w ocenianym stopniu zaawansowania choroby dostep do aktywnego leczenia tej choroby. Pozytywna
decyzja o stosowaniu leczenia lekiem Caprelsa® w ramach RDTL byta pierwszym krokiem w kierunku
udostepnienia pacjentom aktywnego i skutecznego leczenia RRT. Uruchomienie programu lekowego
dla wandetanibu umozliwi zatem réwniez kontynuacje leczenia pacjentom objetym obecnie terapig
produktem leczniczym Caprelsa® w ramach RDTL bez koniecznosci cyklicznego wystepowania do

Ministra Zdrowia z wnioskiem o finansowanie tej terapii.

W ramach analizy nie zidentyfikowano problemdéw natury etycznej czy tez spotecznej z wyjatkiem
ograniczenia populacji do pacjentéw z obecnoscig mutacji w genie RET. Realizacja programu nie bedzie

naktadata dodatkowych wymogdw zwigzanych z organizacjg udzielania Swiadczen zdrowotnych.
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Doniesienia naukowe dotyczace populacji wykluczone z analizy

Tabela 28. Badania dotyczace populacji docelowej wykluczone z analizy

Badanie Wartosc

1-2%

Przyczyny wykluczenia

Artykut w jezyku czeskim

4,9%

Na podstawie wycinkéw biopsji

3%

Brak podania zrédta

5-8%

Badanie wtoérne, odwotanie m.in. do Hundahl 1998 [14]

1-2%

Badanie wtérne; odwotanie m.in. do Wells 2015, Roman
2006, Veiga 2013

2,05%

Tylko abstrakt

5-10%

Badanie wtorne. Odwotuje sie do innych badan.

5%

Badanie wtérne; odwotanie do Kebebew 2000, Gilland 1997

6,7%

Brazylia, jeden osrodek, pacjenci leczeni operacyjnie w
latach 2009-2014

5-10%.

Badanie wtérne. Odwotanie do innych badan

0,6%

Badanie wtdrne. Odwotanie do Oh 2014

<5%

Badanie wtdrne. Odwotanie do innych badan

X

Dostepny tylko abstrakt

3-5%

Dostepny tylko abstrakt

3-10%

Badanie wtérne. Odwotanie do innych badan

2-10%

Dostepny tylko abstrakt

5%

Badanie wtérne. Odwotanie do innych badan

Brak danych dla RRT

6-8%

Dostepny tylko abstrakt

5-9%

Dostepny tylko abstrakt

5-10%

Badanie wtérne. Odwotanie do innych badan

1,4%

Badanie wtérne. Odwotanie do innych badan

5-10%

Dostepny tylko abstrakt

4%

Dostepny tylko abstrakt

5-10%

Badanie wtérne. Odwotanie do innych badan

5%

Badanie wtdrne. Odwotanie do innych badan

5-9%

Badanie wtérne. Odwotanie do innych badan

1,4%

Badanie wtérne. Odwotanie do innych badan

3,5%

Badanie wtérne. Odwotanie do innych badan

5-10%

Badanie wtérne. Odwotanie do innych badan

3-10%

Badanie wtérne. Odwotanie do innych badan

6,2%

Badanie na populacji Irariskiej

Brak populacji RRT

Populacja dzieci

Dostepny tylko abstrakt

7,5%

Indie, jeden osrodek, pacjenci leczeni operacyjnie w latach
1969-1993

0,5%

Korea, 1977-2001
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Badanie Wartos¢ Przyczyny wykluczenia

Japonia, 1977-1986 (0k.27% RT)
2,5% Indie (1982-2002), jeden osrodek, 40 pacjentéw

Pracownia HTA 2018

51





