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Ocena konsekwengji finansowych dla pfatnika publicznego decyzji o finansowaniu ze $rodkéw publicznych

stosowania produktu leczniczego Revolade® (eltrombopag) w leczeniu dorostych pacjentéw z nabytg ciezka

postacig niedokrwistosci aplastycznej.

INDEKS AKRONIMOW WYKORZYSTYWANYCH W OPRACOWANIU

Akronim / skrot Interpretacja (petna nazwa)

AA ang. Aplastic Anemia;

Niedokrwisto$¢ aplastyczna
AOTMIT Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

BIA ang. Budget Impact Analysis;
Analiza wplywu na budzet
ang. Best Supportive Care;

BSC ; : .
Najlepsza opieka wspomagajaca
ang. Confidence Interval;

CI ) .
Przedziat ufnosci
ang. Chronic Immune Thrombocytopenic Purpura;

cITP P -
Przewlekta matoplytkowos¢ immunologiczna

ELT Eltrombopag (produkt leczniczy Revolade®)
ang. Granulocyte colony-stimulating factor;

G-CSF . . A " .
Czynnik stymulujacy tworzenie kolonii granulocytow
ang. Lower Confidence Interval;

LCI : . d
Dolna granica przedziatu ufnosci
NFz Narodowy Fundusz Zdrowia
Perspektywa ptatnika Perspektywa ptatnika publicznego, tj. podmiotu zobowigzanego do finansowania $wiadczen
publicznego medycznych ze $rodkéw publicznych (Narodowego Funduszu Zdrowia)

PICO ang. Population, Intervention, Comparison, Outcome;
Populacja, interwencja, poréwnanie, wynik
ang. Risk Sharing Schame,

RSS - -
Porozumienie podziatu ryzyka
SAA ang. Severe Aplastic Anemia;
Ciezka niedokrwistos¢ aplastyczna
ang. Upper Confidence Interval;
UcCI . . - .
Gorna granica przedziatu ufnosci
ang. World Health Organization;

WHO L o ;

Swiatowa Organizacja Zdrowia
WZW C Wirusowe zapalenie watroby typu C




Kluczowe informacje z analizy

KLUCZOWE INFORMACIE Z ANALIZY

II.

II1.

v.

Przeprowadzona analiza pozwolita oceni¢ wplyw na system ochrony zdrowia w Polsce podjecia decyzji
dotyczacej finansowania ze $rodkéw publicznych stosowania produktu leczniczego Revolade® (eltrombopag)
w leczeniu dorostych pacjentéw z nabytg ciezkg postacig niedokrwistosci aplastycznej, u ktorych wystapita
oporno$¢ na wczesniejsze leczenie immunosupresyjne lub ktdrzy przebyli wczesniejsze intensywne leczenie i
nie sg odpowiednimi kandydatami do transplantacji krwiotwdrczych komoérek macierzystych, w ramach

programu lekowego.

Przeprowadzono wielokierunkowg ocene liczebnosci populacji docelowej. Ustalono, ze w horyzoncie analizy

liczba pacjentéw z SAA rozpoczynajaca leczenie eltrombopagiem w proponowanym programie lekowym

W ramach analizy wptywu na budzet ustalono, ze wydatki z budzetu ptatnika publicznego przeznaczone na

refundacje ceny produktu leczniczego Revolade® stosowanego w analizowanym wskazaniu wyniosg:

Wyniki analizy wptywu na budzet $wiadczg, ze finansowanie ze $rodkéw publicznych wnioskowanej

technologii w leczeniu niedokrwistosci aplastycznej wymagac bedzie dodatkowych naktadéw finansowych

wynoszacych:

Wykazano, ze za finansowaniem produktu leczniczego Revolade® ze $rodkdw publicznych przemawiaja

aspekty spoteczne i etyczne. Refundacja ceny wnioskowanej technologii w analizowanym wskazaniu zapewni
mozliwo$¢ stosowania jedynej opcji terapeutycznej zalecanej wsrdd pacjentéw z analizowanej populacii.
Chorzy ci nie majg mozliwosci stosowania zadnej innej opcji terapeutycznej — wnioskowana technologia

stanowi wiec odpowiedz na niezaspokojone dotychczas potrzeby kliniczne pacjentdw z analizowanej

populaci, pray secnoczesic |




Ocena konsekwengji finansowych dla pfatnika publicznego decyzji o finansowaniu ze $rodkéw publicznych

stosowania produktu leczniczego Revolade® (eltrombopag) w leczeniu dorostych pacjentéw z nabytg ciezka

postacig niedokrwistosci aplastycznej.




Streszczenie
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STRESZCZENIE

Celem analizy byta ocena wplywu na system ochrony zdrowia podjecia decyzji dotyczacej finansowania ze srodkéw publicznych
stosowania produktu leczniczego Revolade® (eltrombopag) w leczeniu dorostych pacjentdw z nabytg ciezka postacig
niedokrwistosci aplastycznej, u ktorych wystgpita oporno$¢ na wczesniejsze leczenie immunosupresyjne lub ktdrzy przebyli
wczesniejsze intensywne leczenie i nie sg odpowiednimi kandydatami do transplantacji krwiotwdrczych komérek macierzystych,

w ramach programu lekowego.

METODY PRZEPROWADZENIA ANALIZY

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

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

poréwnanie, wynik [osobno: efekt zdrowotny okreslony na podstawie badan klinicznych i punkt koncowy analizy wptywu na
budzet]) [1] niniejszej analizy przedstawia sie nastepujaco:

e  populacje stanowili dorosli pacjenci z nabytg ciezkg postacig niedokrwistosci aplastycznej (ang. Severe Aplastic Anaemia,
SAA), u ktorych wystgpita oporno$¢ na wczesnhiejsze leczenie immunosupresyjne lub ktdrzy przebyli wczesniejsze
intensywne leczenie i nie sg odpowiednimi kandydatami do transplantacji krwiotwdrczych komdrek macierzystych (P),

e  wnioskowang technologie stanowito stosowanie produktu leczniczego Revolade® z najlepsza opieka wspomagajaca (ang.
Best Supportive Care, BSC) (1),

. whnioskowang technologie poréwnano ze stosowaniem samej najlepszej opieki wspomagajacej (analiza podstawowa) lub
stosowaniem hipotetycznego komparatora, dla ktérego odnaleziono dane dotyczace skutecznosci klinicznej, tj. danazolu z
najlepsza opiekq wspomagajaca (analiza wrazliwosci) (C),

. w opracowaniu uwzgledniono roznice miedzy wnioskowang technologia a komparatorem w zakresie odpowiedzi na
leczenie i indukowanych leczeniem modyfikacji zuzycia zasobéw medycznych uwzglednionych w ramach BSC [41] (O),

. wyniki niniejszej analizy wptywu na budzet zaprezentowano w ujeciu wszystkich pacjentdw w stanie klinicznym
wskazanym we wniosku pod postacia: liczebnosci populacji pacjentéw, o ktdrej mowa w §6 ust. 1 i 2 Rozporzadzenia [3],
aktualnych wydatkdw na leczenie pacjentéw z analizowanej populacji oraz prognozowanych wydatkow na 2 lata realizacji

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

W ramach analizy poréwnano naktady finansowe z perspektywy pfatnika publicznego (podmiotu zobowigzanego do
finansowania $wiadczen medycznych) ponoszone w ramach opieki nad pacjentami z analizowanej populacji w przypadku braku
dziatan majacych na celu rozszerzenie dostepu do wnioskowanej technologii (status quo, ,scenariusz istniejgcy”; brak
finansowania leczenia eltrombopagiem ze Srodkéw publicznych) oraz wysoko$¢ tych naktadéw w sytuacji finansowania
whnioskowanej technologii ze $rodkéw publicznych (,nowy scenariusz”; por. rozdziat 2.4.).

W chwili obecnej pacjent z analizowanej populacji nie ma mozliwosci stosowania wnioskowanej technologii.

Uvzgieariono

W opracowaniu zatozono refundacje wnioskowanej technologii w ramach istniejacej grupy limitowej ,1172.0, Eltrombopag”, w

ktérej wnioskowana technologia jest objete refundacja przy stosowaniu w leczeniu przewlektej matoptytkowosci




Ocena konsekwengji finansowych dla pfatnika publicznego decyzji o finansowaniu ze $rodkéw publicznych 3
L]
stosowania produktu leczniczego Revolade® (eltrombopag) w leczeniu dorostych pacjentéw z nabytg ciezka H =

postacig niedokrwistosci aplastycznej.

immunologicznej. Zgodnie z art. 14 ustawy o refundacji [30] zatozono, ze wnioskowana technologia bedzie wydawana

pacjentowi bezptatnie jako lek stosowany w programie lekowym.

W ramach analizy wptywu na budzet uwzgledniono trzy warianty oceny wielkosci populacji docelowej: wariant najbardziej
prawdopodobny (,$redni”), wariant ,minimalny” i wariant ,maksymalny”.

Przy ocenie skrajnych wariantdw uwzgledniono zakres niepewnosci parametréw wplywajacych na wielko$¢ populacji docelowej
zardwno w ramach scenariusza istniejgcego jak i scenariusza nowego.

Przeprowadzono ocene liczebnosci populacji pacjentdw w stanie klinicznym wskazanym we wniosku przy uwzglednieniu:
najnowszych informacji dotyczacych zapadalno$ci na anemie aplastyczng w Europie [98] i estymacji przeprowadzonych przez
analitykéw AOTMIT w raporcie [56].

W ramach analizy podjeto réwniez probe estymacji chorobowosci stanu klinicznego wskazanego we Wniosku w ramach

modelowania farmakoepidemiologicznego na podstawie danych dotyczacych zapadalnosci.

Analize wplywu na budzet przeprowadzono z uwzglednieniem wynikdw przegladu systematycznego medycznych baz danych
[41]. W ramach niniejszej analizy wplywu na budzet przy ocenie wydatkow z budzetu ptatnika publicznego wykorzystano
zatozenia, wartosci parametréw wejéciowych i wyniki modelu decyzyjnego szczegdtowo opisanego na etapie Analizy

ekonomicznej [104].
Przeprowadzona analiza wptywu na system ochrony zdrowia decyzji dotyczacej finansowania wnioskowanej technologii ze
$rodkéw publicznych, zgodna jest z Wytycznymi AOTMIT dla przeprowadzania ocen technologii lekowych [1] oraz spetnia

minimalne wymagania Ministra Zdrowia przedstawione w rozporzadzeniu [3].

WYNIKI I WNIOSKI

Ustalono, ze w horyzoncie analizy liczba pacjentéw z ciezka postacig niedokrwistosci aplastycznej rozpoczynajaca leczenie

eltrombopagiem w proponowanym programie lekowym wyniesie_
|

Wyniki przeprowadzonej analizy wplywu na budzet wskazujg, ze podjecie pozytywnej decyzji dotyczacej finansowania ze

$rodkow publicznych stosowania produktu leczniczego Revolade® w leczeniu ciezkiej postaci niedokrwistosci aplastycznej bedzie

ovizzave |
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Wyniki przeprowadzonej analizy wrazliwosci potwierdzity przedstawione wnioski i zatozenia niniejszej analizy.

Najwiekszy wplyw na wyniki odnotowano w przypadku:

e zmiany zatozen i zrodet informacji na temat liczebnosci populacji pacjentéw stosujacych eltrombopag (zmiana wynikdw
analizy podstawowej w zakresie od -12% do +188%);

uwzglednienia skutecznosci klinicznej wnioskowanej technologii na podstawie badania Lengline 2018 [79] (zmiana

wynikéw analizy podstawowej w zakresie od +15% do +20%);

uwzglednienia zakresu zmiennosci dawki podtrzymujacej eltrombopagu (zmiana wynikéw analizy podstawowej w zakresie
od -24% do +12%).

poksymaiy warost vyt [
-
e

Wykazano, ze za finansowaniem produktu leczniczego Revolade® ze $rodkéw publicznych przemawiajg aspekty spoteczne i

etyczne.

Refundacja ceny wnioskowanej technologii w analizowanym wskazaniu zapewni mozliwos¢ stosowania jedynej opcji
terapeutycznej zalecanej wsrdd pacjentéw z analizowanej populacji. Chorzy ci nie majg mozliwosci stosowania zadnej innej opcji

terapeutycznej — wnioskowana technologia stanowi wiec odpowiedz na niezaspokojone dotychczas potrzeby kliniczne pacjentdéw

2 analzonane)populac przy fecnoczeéni [
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stosowania produktu leczniczego Revolade® (eltrombopag) w leczeniu dorostych pacjentéw z nabytg ciezka H

postacig niedokrwistosci aplastycznej.

1. CEL ANALIZY WPLYWU NA SYSTEM OCHRONY ZDROWIA

Celem analizy byla ocena wplywu na system ochrony zdrowia podjecia decyzji dotyczacej
finansowania ze $rodkéw publicznych stosowania produktu leczniczego Revolade® (eltrombopag) w
leczeniu dorostych pacjentdw z nabytg ciezkg postacig niedokrwistosci aplastycznej, u ktorych
wystgpita oporno$¢ na wczesniejsze leczenie immunosupresyjne lub ktdrzy przebyli wczesniejsze
intensywne leczenie i nie sg odpowiednimi kandydatami do transplantacji krwiotwdrczych komorek
macierzystych, w ramach programu lekowego.

2. METODY PRZEPROWADZENIA ANALIZY WPLYWU NA BUDZET

Zgodnie z wymogami Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji (AOTMIT) sprecyzowano
kontekst niniejszego etapu oceny technologii medycznych. Schemat PICO (ang. population,
intervention, comparison, outcome; populacja, interwencja, poréwnanie, wynik — osobno: efekt

zdrowotny okre$lony na podstawie badan klinicznych i punkt koncowy analizy wptywu na budzet) [1]

niniejszej analizy przedstawia sie nastepujaco:

o populacje stanowili dorosli pacjenci z nabytg ciezkg postacig niedokrwistosci aplastycznej (ang.
Severe Aplastic Anaemia, SAA), u ktorych wystgpita opornos$¢ na wczesniejsze leczenie
immunosupresyjne lub ktdrzy przebyli wczesniejsze intensywne leczenie i nie s3 odpowiednimi
kandydatami do transplantacji krwiotwdrczych komdrek macierzystych (P),

e whnioskowang technologie stanowito stosowanie produktu leczniczego Revolade® z najlepszg
opieka wspomagajaca (ang. Best Supportive Care, BSC) (1),

e whnioskowang technologie poréwnano ze stosowaniem samej najlepszej opieki wspomagajacej
(analiza podstawowa) lub stosowaniem hipotetycznego komparatora, dla ktérego odnaleziono
dane dotyczace skutecznosci klinicznej, tj. danazolu z najlepszg opieka wspomagajaca (analiza
wrazliwosci) (C),

e W opracowaniu uwzgledniono roznice miedzy wnioskowang technologia a komparatorem w
zakresie odpowiedzi na leczenie i indukowanych leczeniem modyfikacji zuzycia zasobdow
medycznych uwzglednionych w ramach BSC [41] (O),

e wyniki niniejszej analizy wptywu na budzet zaprezentowano w ujeciu wszystkich pacjentéw w
stanie klinicznym wskazanym we wniosku pod postacia: liczebnosci populacji pacjentow, o ktorej
mowa w §6 ust. 1 i 2 Rozporzadzenia [3], aktualnych wydatkdw na leczenie pacjentéw z
analizowanej populacji oraz prognozowanych wydatkdw na 2 lata realizacji proponowanego
programu lekowego, zgodnie z zapisami Rozporzadzenia Ministra Zdrowia [3] (por. rozdziat 2.4.).
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1. Cel analizy wptywu na system ochrony zdrowia  Cer
2. Metody przeprowadzenia analizy wptywu na budzet H

W ramach analizy poréwnano nakfady finansowe z perspektywy ptatnika publicznego (podmiotu
zobowigzanego do finansowania $wiadczen medycznych) ponoszone w ramach opieki nad pacjentami
z analizowanej populacji w przypadku braku dziatan majgcych na celu rozszerzenie dostepu do
wnioskowanej technologii (status quo, ,scenariusz istniejgcy”; brak finansowania ze $rodkéw
publicznych stosowania wnioskowanej technologii w leczeniu SAA) oraz wysokos¢ tych naktadow w
sytuacji finansowania wnioskowanej technologii ze $rodkéw publicznych (,nowy scenariusz”; por.
rozdziat 2.4.).

W chwili obecnej, pacjent z analizowanej populacji nie ma mozliwosci stosowania wnioskowanej

technologii. W scenariuszu istniejgcym zatozono brak leczenia przyczynowego.

W ramach analizy wptywu na budzet uwzgledniono trzy warianty oceny zakresu wptywu finansowania
ocenianego produktu na budzet ptatnika publicznego i liczebnosci populacji docelowej: wariant
najbardziej prawdopodobny, wariant ,minimalny” i wariant ,,maksymalny”.

Przy ocenie skrajnych wariantdbw uwzgledniono zakres niepewnosci parametréw wplywajgcych na
wielko$¢ populacji docelowej i zuzycie zasobow medycznych zaréwno w ramach scenariusza

istniejgcego jak i scenariusza nowego.

Analize wptywu na budzet przeprowadzono z uwzglednieniem wynikdw przegladu systematycznego
medycznych baz danych przygotowanego przez Centrum HTA Sp. z 0.0. OTM Sp. komandytowa [41].

Przy ocenie wydatkéw z budzetu ptatnika publicznego, w ramach niniejszej analizy wptywu na budzet
wykorzystano wartosci parametrow, zatozenia i wyniki modelu decyzyjnego, szczegétowo opisanego

na etapie Analizy ekonomicznej [104].

W niniejszej analizie wykorzystano ogdlnie akceptowalne metody biostatystyczne i epidemiologiczne
[1]-[29], [34], [35].

Przeprowadzona analiza wplywu na system ochrony zdrowia decyzji dotyczacej finansowania
wnioskowanej technologii ze S$rodkéw publicznych zgodna jest z Wytycznymi AOTMIT dla
przeprowadzania ocen technologii lekowych [1] oraz spetnia minimalne wymagania Ministra Zdrowia

przedstawione w rozporzadzeniu [3].
2.1. OCENIANA TECHNOLOGIA I SPOSOB JEJ FINANSOWANIA
W zwigzku z pozytywnym rozpatrzeniem indywidualnych wnioskéw dotyczacych ratunkowego dostepu

do wnioskowanej technologii wérdd pacjentdw z nabyta ciezkg postacig niedokrwistosci aplastycznej,

na wezwanie Ministra Zdrowia w ramach procedury zgodnej z zapisami art. 47f ust 4 ustawy [31],
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stosowania produktu leczniczego Revolade® (eltrombopag) w leczeniu dorostych pacjentéw z nabytg ciezka

postacig niedokrwistosci aplastycznej.

firma Novartis Poland Sp. z 0.0. wnioskuje o rozszerzenie wskazan objetych refundacjg produktu
leczniczego Revolade® w ramach czesci B Wykazu refundowanych lekow, $rodkéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobdw medycznych (,Leki dostepne w ramach
programu lekowego”) umozliwiajgce stosowanie wnioskowanej technologii w ramach proponowanego

programu lekowego dla pacjentdw z ciezkg postacig niedokrwistosci aplastycznej [40].

Whnioskowana technologia jest obecnie finansowana ze $rodkéw publicznych w Polsce w innym
wskazaniu — w leczeniu chorych na pierwotng matoptytkowos$¢ immunologiczng (programy lekowe
B.97. ,Leczenie dorostych chorych na pierwotng matoptytkowos$¢ immunologiczng (ICD-10 D69.3)” i
B.98. ,Leczenie pediatrycznych chorych na przewlekla pierwotng matoptytkowo$¢ immunologiczng
(ICD-10 D69.3)") [37].

W opracowaniu uwzgledniono refundacje wnioskowanej technologii w ramach istniejacej grupy
limitowej ,1172.0, Eltrombopag”, gdyz rozwazana decyzja sprowadza sie do rozszerzenia zakresu
wskazan do stosowania wnioskowanej technologii objetych refundacja. Na tej podstawie refundacja w

istniejacej grupie zgodna jest z zapisami art. 15 ust. 2 i 3 ustawy o refundacji [30].

Zgodnie z art. 14 ustawy o refundacji [30] zatozono, ze wnioskowana technologia bedzie wydawana

pacjentowi bezpfatnie.

Analiza aspektéw ustawy o refundacji lekow [30] dotyczaca kwalifikacji do osobnej lub istniejacej

grupy limitowej zostata zestawiona w tabeli ponizej.

Tabela 1. Ocena zasadnosci kwalifikacji Revolade® do istniejacej grupy limitowej.

Ustawowe kryteria kwalifikacji - art. 15 ust. 2 i 3 [30] Aspekty zwiazane z refundacjg Revolade®

Ta sama nazwa miedzynarodowa lub inna nazwa
miedzynarodowa, ale podobne dziatanie terapeutyczne | Speinione dla grupy ,1172.0, Eltrombopag”. Taka sama

i zblizony mechanizm dziatania lekdw we wspoélnej technologia [37]
grupie
Taki sam zakres wskazan objetych refundacja lekow Niespetnione. Decyzja dotyczy rozszerzenia zakresu wskazan
we wspolnej grupie dla refundowanej technologii

Speinione dla grupy ,,1172.0, Eltrombopag”. Taka sama

Podobna skutecznosc lekow we wspolnej grupie technologia [37]

Droga podania leku lub jego posta¢ farmaceutyczna w
istotny sposob ma wptyw na efekt zdrowotny lub
dodatkowy efekt zdrowotny — oddzielna grupa

Niespeinione dla grupy ,1172.0, Eltrombopag”. Taka
sama technologia [37]

Podobny efekt zdrowotny lub podobny dodatkowy
efekt zdrowotny pomimo odmiennych mechanizméw
dziatania lekéw we wspdinej grupie

Niespeinione dla grupy ,1172.0, Eltrombopag”. Taka
sama technologia [37]

Podstawowe informacje na temat wnioskowanej technologii i proponowanego sposobu jej

finansowania ze $rodkdw publicznych przedstawiono w tabeli ponizej.
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2.1. Oceniana technologia i sposéb jej finansowania %

Tabela 2. Oceniana technologia i sugerowany sposob jej finansowania.

Aspekt Wartos¢é \
Whioskowana technologia
Nazwa handlowa Revolade®
Substancja czynna Eltrombopagum
Kod ATC B02BX05 [33]

Data pozwolenia

dopuszczenia do obrotu 10 marca 2010 .

Posta¢ farmaceutyczna tabletki
Zawartosc opakowania 28 tabletek po 25 lub 50 mg
Kod(y) EAN 5909990748204, 5909990748235
Kategoria dostepnosci Rpz
Podmiot odpowiedzialny Novartis Europharm Limited
Sugerowany sposob finansowania
Kategoria dostepnosci Lek, Srodek spozywczy specjalnego przeznaczenia zywieniowego stosowany w ramach
refundacyjnej programu lekowego (art. 6 ust 1 pkt 2 ustawy [30])
Grupa limitowa istniejaca, ,1172.0, Eltrombopag”

Poziom odptatnosci

éwiadczeniobiorcy bezptatny (art. 14 ustawy [30])

Whioskowang technologie stanowito stosowanie eltrombopagu z najlepszg opieka wspomagajacg (BSC)
w leczeniu chorych na SAA. Wnioskowang technologie poréwnano ze stosowaniem samej najlepszej
opieki wspomagajacej (BSC) [40].

Szczegotowe informacje na temat wnioskowanej technologii zamieszczono w Analizie problemu

decyzyjnego [40].

Zgodnie z zalecanym schematem dawkowania [57] oraz dawkowaniem wnioskowanej technologii w
badaniach klinicznych zidentyfikowanych na etapie Analizy klinicznej [41] uwzgledniono stosowanie
eltrombopagu w dawce poczatkowej 50 mg na dzien, ktdra nastepnie mogta by¢ zwiekszana co 2
tygodnie o 50 mg do dawki podtrzymujacej.

Wysokos¢ dawki podtrzymujgcej okreslono na podstawie informacji z badania obserwacyjnego we
Francji, Lengline 2018 [79]: mediana dawki wynoszgca 150 mg/d z rozstepem kwartylnym
wynoszacym 100 — 150 mg/d.

Do w/w danych dopasowano rozktad trojkatny [16] i na jego podstawie okreslono $rednig dawke
wéréd uczestnikow badania Lengline 2018 [79]. Srednia dawka okreélona na podstawie mediany
przeksztatconej do mody (150 mg/g) i rozstepu kwartylnego wyniosta 133,3(3) mg/d. Wartos¢ ta
zblizona byta do wynikéw obliczen uwzgledniajacych rozktad dyskretny ze statg dawka w
poszczegdlnych przedziatach (od 128,13 do 137,50 mg/d; por. arkusz ,Dane wejsciowe” modelu
dofaczonego do opracowania) oraz informacjami dotyczacymi 25 pierwszych pacjentéw witaczonych do
badania rejestracyjnego dla wnioskowanej technologii (24 z 25 pacjentéw stosowato dawke 150 mg/d)
[64].
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W opracowaniu uwzgledniono stosowanie eltrombopagu przez co najmniej 16 tygodni do momentu
rezygnacji z powodu sukcesu terapeutycznego (zgodnie z definicja uwzglednionych badan [78] lub
[79]), braku odpowiedzi, utraty odpowiedzi lub zgonu.

Przedstawione powyzej aspekty zostaty uwzglednione w ramach modelu ekonomicznego opisanego w
Analizie ekonomicznej [104]. W ramach niniejszego opracowania wykorzystano wyniki tego modelu
pod postacig $redniego, rocznego zuzycia wnioskowanej technologii w pierwszym i drugim roku od
rozpoczecia jej stosowania.

Dodatkowo ustalono, ze po 12 i 24 miesigcach od rozpoczecia leczenia, stosowanie wnioskowanej
technologii kontynuuje odpowiednio: 24,3% i 13,4% [104].

W ramach najlepszej opieki wspomagajgcej uwzgledniono przetoczenia piytek krwi, przetoczenia
czerwonych krwinek oraz stosowanie cyklosporyny. Wszystkie wymienione sktadniki BSC dozwolone
byly w badaniach oceniajgcych skuteczno$¢ wnioskowanej technologii, ktérych wyniki wykorzystano w
niniejszym opracowaniu [78], [79]. Pominieto wykorzystanie innych sktadnikéw BSC (np. G-CSF) ze
wzgledu na ich rzadkie wystepowanie w badaniach klinicznych.

Odsetek pacjentdw wymagajacych przetoczen i stosujacych cyklosporyne okreslono na podstawie
charakterystyki pacjentow wigczonych do badania Desmond 2014 [78] w analizie podstawowej oraz
badania Lengline 2018 [79] w analizie wrazliwosci (dane dotyczace pacjentéw z kohorty B badania
Lengline 2018 [79]). Szczegdty w tabeli ponizej.

Tabela 3. Sktadniki BSC.

| Desmond 2014 [78] Lengline 2018 [79]
% pacjentow wymagajacych transfuzji czerwonych krwinek 37/43 = 86,0% 34/35 = 97,1%
% pacjentéow wymagajacych transfuzji ptytek krwi 39/43 = 90,7% 33/35 = 94,3%
% leczonych cyklosporyna 3/43 =7,0% 20/35 = 57,1%

Konserwatywnie zatozono, ze wszystkie przetoczenia komorek krwi odbywacé sie bedg co 28 dni.
Czestotliwo$¢ ta zblizona jest do maksymalnego okresu miedzy kolejnymi przetoczeniami
obserwowanego wsrod uczestnikdbw badania Desmond 2014 przed rozpoczeciem leczenia

eltrombopagiem (dane zaczerpnieto z Charakterystyki produktu leczniczego [57]).

Z uwagi na brak innych informacji dotyczacych liczby jednostek preparatéw komaérek krwi zuzywanych
podczas jednego przetoczenia, w opracowaniu uwzgledniono informacje z badania Lengline 2018 [79],
tj. zuzycie 4 jednostek czerwonych krwinek oraz 3 jednostek piytek krwi podczas jednego

przetoczenia.
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2.3. Horyzont czasowy analizy _Ce
2.4. Scenariusze poréwnywane i punkty koncowe analizy

Dawkowanie cyklosporyny okreslono na podstawie zdefiniowanej dziennej dawki wg WHO (250 mg/d)
[33].

2.2, PERSPEKTYWA ANALIZY

Analizowany problem decyzyjny dotyczy objecia refundacjg i ustalenia urzedowej ceny dla produktu
leczniczego Revolade® w ramach czesci B , Leki stosowane w ramach programow lekowych” Wykazu
refundowanych lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobdw
medycznych [40] (por. rozdziat 2.1.).

Proponowany sposéb refundacji uwzglednia wspdtptacenie Swiadczeniobiorcy [30].

Co wiecej wyniki analizy ekonomicznej dla rozwazanego problemu decyzyjnego [104] wskazujg na
nieistotny udziat kosztu z perspektywy $wiadczeniobiorcy w catkowitych kosztach medycznych

pacjentdw z analizowanej populaciji.

Majac powyzsze na uwadze, zgodnie z Wytycznymi dla przeprowadzania ocen technologii medycznych,
opublikowanymi przez AOTMIT [1], niniejsza analiza wplywu na budzet zostata przeprowadzona z
perspektywy ptatnika publicznego (podmiotu zobowigzanego do finansowania $wiadczen ze Srodkdéw

publicznych; Narodowego Funduszu Zdrowia; NFZ).

2.3. HORYZONT CZASOWY ANALIZY

W analizie wptywu na budzet dokonuje sie oceny wptywu danej technologii medycznej na jednoroczny
budzet opieki zdrowotnej w czasie kilku lat nastepujacych po podjeciu decyzji o finansowaniu ze
$rodkéw publicznych nowej technologii, zazwyczaj do ustalenia sie réwnowagi na rynku lub co
najmniej w ciggu pierwszych 2 lat od daty rozpoczecia finansowania danej technologii medycznej ze

$rodkéw publicznych [1].

Punkt poczatkowy niniejszej analizy obejmuje pierwszy rok, w ktérym bedzie mozliwe stosowanie
refundowanego produktu leczniczego Revolade® w ramach scenariusza nowego (przy zatozeniu
pozytywnej decyzji Ministra Zdrowia dotyczacej objecia refundacja wnioskowanej technologii).
Zatozono objecie refundacja wnioskowanej technologii i pierwsze wykorzystanie wnioskowanej
technologii wsrod pacjentdw z analizowanej populacji na poczatku 2020 roku. Zatozono, Zze pierwszy

rok analizy bedzie obejmowat caty 2020 rok.

Ustalono, ze ze wzgledu na charakter analizowanego problemu decyzyjnego obejmujacego stosowanie

leku sierocego (jedynego leku zarejestrowanego we wnioskowanym wskazaniu) wsrdéd chorych z
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ultrarzadka chorobg (zapadalnos¢ na poziomie do kilkunastu chorych rocznie [56]) moment stabilizacji
analizowanego rynku powinien wystgpi¢ szybko i na tej podstawie przyjeto, ze bedzie to okres

pierwszych 2 lat obowigzywania pozytywnej decyzji refundacyjnej Ministra Zdrowia.

Zasadnosc¢ przyjecia okresu wynoszgcego co najmniej 2 lata potwierdzajg informacje w art. 11. ust. 3
pkt. 3 Ustawy o refundacji [30] $wiadczace, iz pozytywne rozpatrzenie wniosku o objecie refundacjq i
ustalenie urzedowej ceny dla produktu Revolade® stosowanego w analizowanym wskazaniu, bedzie

obowigzywac przez 2 lata od decyzji Ministra Zdrowia.

Za przyjeciem krétkiego horyzontu czasowego analizy wptywu na budzet przemawiajg rowniez aspekty
dotyczace dostepnosci danych umozliwiajgcych dtugi horyzont czasowy analizy. Ze wzgledu na niska
liczebnos¢ populacji docelowej brakuje w petni wiarygodnych danych pozwalajgcych przeprowadzi¢

modelowanie populacyjne w dtuzszym horyzoncie czasowym.

W ramach analizy wplywu na budzet dotyczacej stosowania produktu leczniczego Revolade® w
analizowanym wskazaniu przeprowadzono symulacje wysokosci naktadéw finansowych z
jednorocznego budzetu ptatnika publicznego. Przeprowadzono réwniez ocene konsekwencji
finansowych dla kolejnych lat obserwacji w odniesieniu do poréwnywanych ze sobg mozliwych
scenariuszy (,nowy scenariusz” vs ,scenariusz istniejgcy”) w okresie 2 pierwszych lat obowigzywania

pozytywnej decyzji Ministra Zdrowia, przy corocznej ocenie wydatkdw z budzetu pfatnika publicznego.

2.4. SCENARIUSZE POROWNYWANE I PUNKTY KONCOWE ANALIZY

W ramach analizy poréwnano naktady finansowe z perspektywy ptatnika publicznego ponoszone w
ramach opieki nad pacjentami z analizowanej populacji w przypadku braku dziatan majgcych na celu
rozszerzenie dostepu do wnioskowanej technologii (status quo, ,scenariusz istniejgcy”; brak
finansowania ze $rodkéw publicznych stosowania eltrombopagu w leczeniu SAA) oraz wysokosS¢ tych
naktaddw w sytuacji finansowania wnioskowanej technologii ze $rodkéw publicznych (,nowy

scenariusz”).

W chwili obecnej, pacjent z analizowanej populacji nie ma mozliwosci stosowania wnioskowanej
technologii w leczeniu SAA. W scenariuszu istniejgcym zatozono brak stosowania wnioskowanej
technologii wsrdd wszystkich pacjentdw — uwzgledniono stosowanie samej najlepszej opieki
wspomagdajacej w analizie podstawowej lub stosowanie danazolu z najlepsza opieka wspomagajaca w

ramach analizy wrazliwosci [104].
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2.4. Scenariusze poréwnywane i punkty koficowe analizy :

Wyniki analizy wptywu na budzet przedstawiono w ujeciu wszystkich pacjentéw, ktdrzy mogliby
stosowa¢ wnioskowang technologie w danym roku w Polsce (por. rozdziat 2.5.1.). Uwzgledniono
wszystkie koszty bezposrednie medyczne w okresie podawania poréwnywanych technologii oraz po
jego zakonczeniu (od wigczenia do obserwaciji, tj. kwalifikacji do stosowania eltrombopagu, do konca

horyzontu czasowego BIA).
Zgodnie z zatozeniami Analizy ekonomicznej [104], w opracowaniu uwzgledniono mozliwos¢
wystapienia réznicy miedzy poréwnywanymi interwencjami w zakresie efektéw zdrowotnych. W

opracowaniu uwzgledniono konsekwencje kosztowe skutecznosci klinicznej poréwnywanych

interwengji.

Zestawienie zatozen poréwnywanych scenariuszy przedstawiono w tabeli ponizej.

Tabela 4. Zestawienie zatozen porownywanych scenariuszy.

Scenariusz istniejacy (status quo) Nowy scenariusz

Tylko BSC (analiza podstawowa);

®
Danazol + BSC (analiza wrazliwosci) Revolade® + BSC

Schematy leczenia

Tylko w analizie wrazliwosci (danazol):

Uwzglednione efekty Tylko w analizie wrazliwosci (danazol): indukcja odpowiedzi, zmniejszone ryzyko
9 ?e p—— indukcja odpowiedzi, zmniejszone ryzyko zgonu wsréd odpowiadajacych pacjentow,
zgonu wsrod odpowiadajacych pacjentow zZmniejszone zuzycie preparatow komorek

krwi stosowanych w przetoczeniach

Stosowania wnioskowanej

technologii w I linii Przyjeto brak mozliwosci Tak, zamiast komparatora

Inne roznice Brak

W ramach niniejszej analizy wptywu na system ochrony zdrowia przedstawiono:

o wielkos¢ populacji, o ktérej mowa w §6 ust. 1 i 2 rozporzadzenia [3] (por. rozdziat 2.5.),

¢ ilosciowg prognoze rocznych wydatkéw podmiotu zobowigzanego do finansowania $wiadczen ze
$rodkéw publicznych, jakie beda ponoszone na leczenie pacjentéw w stanie klinicznym
wskazanym we wniosku, z wyszczegdlnieniem sktadowej wydatkow stanowigcej refundacje ceny
wnioskowanej technologii przy zatozeniu, ze minister wtasciwy do spraw zdrowia nie wyda decyzji
o0 objeciu refundacja, o ktérej mowa w art. 11 ust. 1 ustawy, zgodnie z §6 ust. 4 rozporzadzenia
[3] (prognoza opisana jako ,scenariusz istniejacy”, status quo),

e ilosciowg prognoze rocznych wydatkéw podmiotu zobowigzanego do finansowania $wiadczen ze
$rodkéw publicznych, jakie beda ponoszone na leczenie pacjentdw w stanie klinicznym
wskazanym we wniosku, z wyszczegolnieniem sktadowej wydatkéw stanowigcej refundacje ceny
wnioskowanej technologii, przy zatozeniu, ze minister wasciwy do spraw zdrowia wyda decyzje o
objeciu refundacjg, o ktdrej mowa w art. 11 ust. 1 ustawy, zgodnie z §6 ust. 5 rozporzadzenia [3]

(prognoza opisana jako ,nowy scenariusz”),
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e 0szacowanie réznicy miedzy w/w prognozami, zgodnie z §6 ust. 6 rozporzadzenia [3],
e zgodnie z §6 ust. 7 rozporzadzenia [3], przedstawiono réwniez prognozy i rdznice w ich
wartosciach dla dwoch skrajnych scenariuszy wielkosci populacji docelowej (warianty opisane

jako minimalny i maksymalny).

W ramach niniejszej analizy podjeto réwniez probe oszacowania aktualnych rocznych wydatkéw
podmiotu zobowigzanego do finansowania $wiadczenn ze $rodkdw publicznych, ponoszonych na
leczenie pacjentéw w stanie klinicznym wskazanym we wniosku, z wyszczegdlnieniem sktadowej
wydatkéw stanowigcej refundacje ceny wnioskowanej technologii, o ile wystepuje, zgodnie z §6 ust. 3
rozporzadzenia [3].

2.5. CHARAKTERYSTYKA I LICZEBNOSC ANALIZOWANEJ POPULACJI

2.5.1. CHARAKTERYSTYKA ANALIZOWANEJ POPULAC]II

Zarejestrowane wskazania do stosowania ocenianego produktu leczniczego obejmuja:

o dorostych pacjentdow z nabytg ciezka postacig niedokrwistosci aplastycznej, u ktorych wystapita
oporno$¢ na wczesniejsze leczenie immunosupresyjne lub ktdrzy przebyli wczesniejsze
intensywne leczenie i nie sg odpowiednimi kandydatami do transplantacji krwiotwdrczych
komorek macierzystych;

e pacjentow z przewlekly pierwotng matoptytkowoscia immunologiczng (ang. Chronic Immune
Thrombocytopenic Purpura; cITP) w wieku od 1 roku, ktérzy wykazujg niedostateczng odpowiedz
na inne sposoby leczenia (np. terapia kortykosteroidami, immunoglobulinami);

e dorostych pacjentéow z przewlektym wirusowym zapaleniem watroby typu C (WZW C) w celu
leczenia matoptytkowosci, gdy stopien matoptytkowosci jest gtdwnym  czynnikiem
uniemozliwiajgcym rozpoczecie lub ograniczajgcym mozliwosci kontynuowania optymalnej terapii

opartej na interferonie [57].

W chwili obecnej wnioskowana technologia finansowana jest ze Srodkéw publicznych we wskazaniu

drugim [37]. Niniejszy problem decyzyjny dotyczy wylacznie wskazania pierwszego.

W opracowaniu wykorzystano model Analizy ekonomicznej [104]. Oznacza to, ze uwzgledniono
charakterystyki i wyniki zdrowotne pacjentdw zgodne z zatozeniami i wynikami tego modelu.
Uwzgledniono dane dotyczace uczestnikdw badania rejestracyjnego wnioskowanej technologii -

badania Desmond 2014 (Sredni wiek, 44,0 lata; odsetek kobiet, 44,2%) [78] w analizie podstawowej
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oraz badania Lengline 2018 (Sredni wiek, 55,3 lata; odsetek kobiet, 37,1%) [79] w analizie

wrazliwosci.

W opracowaniu uwzgledniono populacje otwartg pacjentéw — obserwacji poddawano zagregowang
grupe pacjentow od momentu zastosowania pierwszej dawki eltrombopagu w horyzoncie czasowym
analizy do zgonu lub zakonczenia horyzontu czasowego analizy.

Nie poddawano obserwacji kazdego pacjenta osobno, gdyz brakuje wiarygodnych informacji
umozliwiajgcych przeprowadzenie tego typu analizy.

W pierwszej kolejnosci oceniono rozpowszechnienie stanu klinicznego wskazanego we Wniosku
kazdego roku (liczbe pacjentdw mogacych rozpoczynac leczenie z wykorzystaniem wnioskowanej
technologii kazdego roku) i nastepnie okreslono wydatki z budzetu ptatnika publicznego przy
uwzglednieniu danych wejsciowych i wynikéw modelu Analizy ekonomicznej [104].

Wykorzystano wyniki modelu Analizy ekonomicznej [104] pod postacig rocznego zuzycia zasobdw lub
kosztu przypadajgcego na pacjenta rozpoczynajgcego leczenie z wykorzystaniem poréwnywanych

interwencji.
2.5.2. LICZEBNOSC POPULACII

Przeprowadzono ocene liczebnosci populacji pacjentow w stanie klinicznym wskazanym we wniosku
przy uwzglednieniu: najnowszych informacji dotyczacych zapadalnosci na niedokrwisto$¢ aplastyczng
w Europie [98] i estymacji przeprowadzonych przez analitykéw AOTMIT w raporcie [56].

W ramach analizy podjeto réwniez prébe estymacji chorobowosci stanu klinicznego wskazanego we
Whniosku w zakresie modelowania farmakoepidemiologicznego na podstawie danych dotyczacych

zapadalnosci.

2.5.2.1. LICZEBNOSC POPULACJI, O KTORE] MOWA W § 6 UST. 1 PKT. 1
ROZPORZADZENIA [3]

2.5.2,1.1. § 6 UST. 1 PKT. 1 LIT. A ROZPORZADZENIA [3]

Nie sg dostepne w petni wiarygodne informacje na temat liczebnosci populacji pacjentéw
kwalifikujgcych sie do stosowania eltrombopagu.

Produkt leczniczy Revolade® jest zarejestrowany do stosowania w trzech jednostkach chorobowych
(SAA, cITP i WZW C) [57].

Liczebno$¢ populacji chorych z przewlekla matoptytkowoscig immunologiczng (cITP) kwalifikujgcych

sie do stosowania eltrombopagu okreslono na podstawie materiatéw do zlecenia procedowanego przez
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AOTMIT w 2017 roku [87]. Ustalono, ze do stosowania eltrombopagu kwalifikuje sie w Polsce okoto
500 chorych na cITP.

Liczebnos$¢ populacji chorych z wirusowym zapaleniem watroby typu C kwalifikujgcych sie do
stosowania eltrombopagu okreslono na podstawie estymacji tej liczebnosci przeprowadzonej dla
warunkow szkockich [103]. Liczebno$¢ populacji docelowej w Szkocji (74 pacjentow przy kryterium
poziomu ptytek krwi réwnym <50 x 10°/L i 138 pacjentdw przy kryterium poziomu ptytek krwi rGwnym
<75 x 10%/L) odniesiono do populacji polskiej poprzez poréwnanie liczebnosci populacji ogdlnej Polski
(38 433 558) i Szkogji (5 404 700).

W ramach tych obliczen ustalono, ze w Polsce do leczenia eltrombopagiem moze kwalifikowac sie od
526 (<50 x 10°/L) do 981 (<75 x 10%/L) chorych na WZW C, w zaleznosci od kryterium okreslajgcego
poziom ptytek krwi przy kwalifikacji do leczenia [103].

Liczebno$¢ populacji chorych z analizowanej populacji zostata okreslono w sposéb analogiczny jak w
przypadku analizy wykonanej przez analitykéw AOTMIT w raporcie z 2018 roku [56]. Wykorzystujac
liczebno$¢ populacji generalnej Polski w 2018 roku [97], wskaznik zapadalnosci na niedokrwistosé
aplastyczng okreslony dla Szwecji [98] oraz charakterystyki i wyniki zdrowotne leczenia chorych w
Szwecji [98] okreslono liczbe chorych na ciezkg postac niedokrwistosci aplastycznej kwalifikujgcych sie
do leczenia eltrombopagiem kazdego roku w Polsce. Obliczenia przedstawiono w tabeli ponizej.

W ramach wariantéw skrajnych uwzgledniono 95% przedziat ufnosci dla podanych parametréw. W

przypadku proporcji uwzgledniono rozktad beta.

Tabela 5. Obliczenia liczby pacjentow z powazng postacia niedokrwistosci aplastycznej kwalifikujacych sie do

leczenia eltrombopagiem w Polsce

Przedstawione obliczenia zgodne s z obliczeniami przeprowadzonymi przez analitykéw AOTMIT w
raporcie z 2018 roku [56] z wyjatkiem wartosci parametru okreslajgcego odsetek chorych
kwalifikujgcych sie do II linii leczenia. Analitycy AOTMIT uwzglednili wszystkie postepowania w ramach
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II linii leczenia. W ramach niniejszego opracowania odsetek ten zostat okreslony z pominieciem

pacjentéw, u ktorych w II linii leczenia przeprowadzana jest transplantacja krwiotworczych komorek

macierzystych.

W ramach analizy wrazliwosci, przy ocenie warto$ci parametrow okreslajgcych odsetek dorostych
chorych i odsetek chorych na SAA uwzgledniono réwniez dane z badania Mahapatra 2015 (Tajwan)
[86]. Niemniej jednak dane te dotyczg chorych z populacji azjatyckiej, w ktérej obserwowana jest

wyzsza zapadalnos¢ na SAA niz w krajach europejskich [98].

Przedstawione dane dotycza oceny liczebnosci populacji pacjentow kwalifikujgcych sie do stosowania
eltrombopagu w danym roku i uwzgledniajg wytgcznie nowe rozpoznania niedokrwistosci aplastycznej
w populacji polskiej. Teoretycznie mozliwe jest zdarzenie, ze w pierwszym roku realizacji
proponowanego programu lekowego bedg do niego wtaczani réwniez pacjenci, u ktérych rozpoznania
niedokrwistosci aplastycznej dokonano w latach poprzednich.

Aspekt ten jako wysoce nieprawdopodobny (pacjent nie zostanie bez leczenia przez tak dtugi okres;
proponowane beda u niego terapie eksperymentalne lub alternatywne) i na tej podstawie zostat

pominiety w obliczeniach przeprowadzonych przez analitykdw AOTMIT w raporcie z 2018 roku [56].

W ramach analizy wrazliwosci podjeto probe estymacji chorobowosci stanu klinicznego wskazanego
we Whniosku w postaci modelowania farmakoepidemiologicznego na podstawie danych dotyczacych

zapadalnosci.

Uwzgledniono dane dotyczace przezycia catkowitego chorego stosujgcego komparator z modelu
Analizy ekonomicznej [104] oraz parametr okreslajgcy prawdopodobienstwo koniecznosci podijecia
kolejnej linii leczenia okreslony na podstawie danych z badania Vaht 2017 [98] (wsrdd pacjentdw
rozpoczynajacych I linie leczenia, II linie leczenia w okresie badania stosowato: 24,1%; 95% CI: 15,6%
- 33,8%).

Drugi parametr okre$lat odsetek pacjentéw, u ktérych konieczne jest zastosowanie kolejnych linii
leczenia np. w sytuacji nawrotu choroby lub niepowodzenia stosowanej wczesniej terapii. Tym samym

obliczenia chorobowosci przeprowadzono przy zatozeniu, ze pacjent rozpoznany w danym roku
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podejmuje leczenie w tym samym roku (w przypadku braku dostepu do eltrombopagu stosowane sa u
niego inne, eksperymentalne procedury). U takiego pacjenta moze wystgpi¢ poprawa stanu zdrowia
wykluczajgca z proponowanego programu (wigczenie do proponowanego programu tylko w momencie
nawrotu) lub brak odpowiedzi, ale dopiero po okresie sprawdzenia skutecznosci stosowanej w danym
momencie terapii (wtgczenie do programu wytgcznie po zakonczeniu okresu indukcji odpowiedzi).
Chorobowos$¢ okreslona przy uwzglednieniu w/w danych i zatozen obejmowaé bedzie wszystkich
pacjentdw rozpoznanych w danym roku oraz 24,1% pacjentéw rozpoznanych w latach poprzednich.

Tak obliczona chorobowo$¢, tacznie z przezyciem catkowitym pacjentdéw z analizowanej populacji

zostata przedstawiona na rysunku ponizej.

= Przezycie catkowite (model CEA) = Fstymowana chorobowosc
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Rysunek 1. Przezycie catkowite pacjentéow z analizowanej populacji [104] oraz estymowana chorobowos$¢ w

zaleznosci od dtugosci okresu obserwacji.

_ Niemniej jednak na uwage zastuguje fakt, iz nie sg
dostepne w petni wiarygodne dane pozwalajgce okresli¢ dtugoterminowe wyniki zdrowotne pacjentéw
2 analizovane; popuiaci. [
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Powyzsze dane zostaty uwzglednione w ramach analizy wrazliwosci (scenariusze DSA 09 — DSA 17).

2,5.2,1.2. § 6 UST. 1 PKT. 1 LIT. B ROZPORZADZENIA [3]

W opracowaniu zatozono, ze wszyscy pacjenci kwalifikujgcy sie do stosowania eltrombopagu na
podstawie zarejestrowanego wskazania bedg kwalifikowa¢ sie do proponowanego programu
lekowego. Tym samym w ramach analizy podstawowej ustalono, Ze liczebno$¢ populacji, o ktorej
mowa w § 6 ust. 1 pkt. 1 lit. B rozporzadzenia [3] wyniesie kazdego roku _na ciezka postac
niedokrwistosci aplastycznej (zakres: od 6 do 16 chorych).

2.5.2,1.3. § 6 UST. 1 PKT. 1 LIT. C ROZPORZADZENIA [3]

Na podstawie informacji uzyskanych od Wnioskodawcy ustalono, ze w tej chwili Zaden pacjent z
niedokrwisto$cig aplastyczng nie stosuje wnioskowanej technologii przewlekle (leczenie w ramach
ratunkowego dostepu do wnioskowanej technologii wséréd pacjentdw z nabytg ciezka postacia
niedokrwistosci aplastycznej nie moze trwaé dtuzej niz 3 miesigce [31]). Przyjeto, ze ten stan dotyczyt
bedzie calego horyzontu czasowego analizy — scenariusz istniejgcy zaklada brak wykorzystania

wnioskowanej technologii w przypadku braku jej refundacji w programie lekowym.

Zakres wykorzystania wnioskowanej technologii w leczeniu chorych na cITP zostat okresSlony przy
uwzglednieniu: danych sprzedazowych z okresu styczen — grudzien 2018 roku (241,107142857143
opakowan Revolade® 50MG, 175,142857142857 opakowan Revolade® 25MG) [49], zdefiniowanej
dziennej dawki wg WHO (50 mg/d) [33] i informacji, ze programy dla chorych na cITP realizowane sg
od 1 marca 2018 roku [37].

2.5.2.2. LICZEBNOSC POPULACII, O KTORE] MOWA W § 6 UST. 1 PKT. 2
ROZPORZADZENIA [3]

W ramach niniejszej analizy zatozono, ze wszyscy pacjenci z analizowanej populacji (100%) beda
docelowo korzysta¢ z wnioskowanej technologii ze wzgledu na brak alternatywnej, skutecznej metody

postepowania.
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Zatozono, ze wszyscy pacjenci bedg stosowaé wnioskowang technologie od momentu kwalifikacji do

proponowanego programu lekowego (por. rozdziat 2.3.).

Przy uwzglednieniu danych z poprzedniego rozdziatu ustalono, ze liczba pacjentdw rozpoczynajgca

leczenie eltrombopagiem w ramach proponowanego programu lekowego _

2.5.2.3. PODSUMOWANIE INFORMACJI NA TEMAT WIELKOSCI POPULACII
PACIJENTOW

Podsumowanie informacji na temat wielkosci populacji docelowej, uwzglednionej w ramach analizy

podstawowej przedstawiono w tabeli ponizej.

Tabela 6. Podsumowanie wielkosci populacji pacjentéw, uwzglednionej w ramach analizy podstawowej — dane
typu zapadalnos¢. W nawiasach podano wyniki skrajnych scenariuszy: minimalnego i maksymalnego; wartosci
zaokraglone.

ﬁj-ﬂ

0d 526 (<50 x 10°/L) do 981 (<75 x 10%L) w zaleznosci
Wzw C od kryterium okreslajgcego poziom ptytek krwi przy
kwalifikacji [103]

e | n | wm | mm

2.6. ANALIZA WPLYWU NA SKUTKI ZDROWOTNE

Nie przeprowadzono szczegdtowej analizy wptywu na skutki zdrowotne.

2.7. KOSZTY UWZGLEDNIONE W OPRACOWANIU

W ramach niniejszego opracowania uwzgledniono zasoby zuzywane w trakcie leczenia pacjentéw z

SAA w warunkach polskich.

Zasoby uwzglednione w analizie zwigzane sg przede wszystkim z kosztami z perspektywy pfatnika
publicznego. Uwzgledniono wytgcznie koszty bezposrednie medyczne.
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2.7. Koszty uwzglednione w opracowaniu H

kb

Dane kosztowe zebrano w listopadzie 2018 roku z aktualizacjg w maju 2019 roku.

W opracowaniu uwzgledniono analogiczne zatozenia i dane wejsciowe dla kosztéw jak w przypadku

Analizy ekonomicznej [104].

Na podstawie wynikow modelu analizy ekonomicznej [104] okreslono Srednie koszty i zuzycie zasobdw
w okresie pierwszych 24 miesiecy od rozpoczecia stosowania porownywanych interwencji (tabela
ponizej).
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2.7. Koszty uwzglednione w opracowaniu

Bezposrednie dane wejsciowe analizy ekonomicznej wykorzystane do kalkulacji w/w parametréw

przedstawiono w tabeli ponizej (szczegdty w [104]).

Tabela 8. Wartosci parametrow uwzglednionych w Analizie ekonomicznej [104].

Parametr Wartosc Zrodto
. . Perspektywa Koszt
LR NFZ 13,11 PLN [33], [37],
dawki Pacjent 0,53 PLN [49]
cyklosporyny acjen L
Koszt Koszt
przetoczen Pobyt 270,00 PLN
komorek krwi Jedn. Krwinek czerwonych 289,00 PLN [73], [74]
(perspektywa Jedn. Phytek krwi 116,00 PLN
NFZ2)
Koszt opieki
konca zycia:
zgon z powodu
SAA = koszt 37 709,65 PLN (58], [71],
. . [75]
leczenia infekcji
powiktanych
zgonem

Opierajac sie na Wytycznych przeprowadzania ocen technologii medycznych [1], w ramach niniejszej

analizy wptywu na budzet nie uwzgledniono dyskontowania.
2.8. METODY ESTYMACJI WYNIKOW ANALIZY W UJECIU POPULACYINYM

Zastosowana w niniejszej analizie metoda estymacji wynikdw w ujeciu populacyjnym uwzglednia
obserwacje rocznej liczby pacjentdw, ktéra pozwala okreslic sumaryczne zuzycie danych zasobow lub
sumaryczne koszty w ujeciu populacyjnym.

W uproszczeniu, iloczyn liczby pacjentéw w danym roku oraz rocznego zuzycia danego zasobu
medycznego i jego kosztu jednostkowego pozwala okreslic catkowite wydatki wsréd pacjentow w

stanie klinicznym wskazanym we wniosku.
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W pierwszej kolejnosci oceniono liczbe pacjentéw mogacych rozpoczynac leczenie z wykorzystaniem
porownywanych interwencji kazdego roku nalezacego do horyzontu czasowego analizy (rok 1 i rok 2) i
nastepnie okreslono wydatki z budzetu ptatnika publicznego przy uwzglednieniu danych wejsciowych i

wynikéw modelu Analizy ekonomicznej [104].

Wykorzystano wyniki modelu Analizy ekonomicznej [104] pod postacig rocznego zuzycia zasobow lub
kosztu przypadajacego na pacjenta rozpoczynajgcego leczenie z wykorzystaniem poréwnywanych
interwencji. Przykladowo koszt wnioskowanej technologii okreslono dla pierwszych 12 miesiecy
(Z,_1,), i okresu miedzy 13 a 24 miesigcem (Z;3_,,) Na podstawie modelu Analizy ekonomicznej
[104]. W/w dane przedstawiono w przeliczeniu na pacjenta rozpoczynajgcego leczenie na poczatku
horyzontu czasowego analizy (dane uwzgledniajg zdarzenia konczace leczenie, tj. brak odpowiedzi,
utrate odpowiedzi, sukces terapeutyczny lub zgon).

Nastepnie dysponujgc informacjami na temat liczby pacjentdow rozpoczynajacych leczenie
wnioskowang technologig kazdego roku horyzontu czasowego analizy ( Prox1, Prokz) Okreslono
sumaryczny koszt stosowania wnioskowanej technologii wsérod wszystkich chorych zgodnie z
algorytmem:

o wroku l.: PpopqZyi 4,

o Wroku 2.: Prox 1" Zi3-24 + Prok 2" Z1-12

Analogiczne obliczenia przeprowadzono dla pozostatych kategorii kosztéw.

Na uwage zastuguje fakt, ze przedstawione obliczenia zaktadajg wiaczenie wszystkich pacjentéw do
programu na poczatku kazdego kolejnego roku (pacjent moze by¢ witgczany do programu w kazdym

momencie). Brak uwzglednienia mozliwo$ci wigczenia pacjentédw do programu w kazdym momencie

roku zawyza wykorzystanie wnioskowanej technologii i tym samym moze zawyzaC obserwowane

wydatki z budzetu NFZ na realizacje scenariusza nowego w poczatkowych latach jego realizacji.

2.9. ANALIZA WRAZLIWOSCI I WYKAZ PARAMETROW ANALIZY WPLYWU NA
BUDZET

W ramach analizy podstawowej uwzgledniono trzy warianty:

e ,najbardziej prawdopodobny” (lub ,prawdopodobny), uwzgledniajacy realistyczne wartosci
parametrow dotyczacych wielkosci analizowanej populacji i wptywu refundacji wnioskowanej
technologii ha budzet ptatnika publicznego,

e ,minimalny”, uwzgledniajacy skrajne zatozenia i wartosci z zakresu niepewnosci parametréw

dotyczacych wielkosci analizowanej populacji, generujgce minimalne wydatki z budzetu,
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2.9. Analiza wrazliwosci i wykaz parametrow analizy wptywu na budzet

e ,maksymalny”, uwzgledniajgcy skrajne zatozenia i wartosci zakresu niepewnosci parametréw
dotyczacych wielkosci analizowanej populacji, generujgce maksymalne wydatki z budzetu.
Parametry poszczegdlnych wariantéw zostaty przedstawione w tabeli ponizej (szczegdty dotyczace

parametrow oceny wielkosci populacji zostaty przedstawiono w rozdziale 2.5.).

Wspdlne parametry wszystkich wariantéw przedstawiono w tabeli ponizej.

Tabela 10. Wykaz wszystkich parametrow analizy wplywu na budzet — parametry wspélne wariantéw oceny
wielkosci populacji.

Parametr Wartosc

Liczebnos$¢ populacji generalnej Polski 38 433 558

Bezposrednie dane wejsciowe z zakresu kosztéw i zuzycia zasobéw medycznych zostaty szczegdtowo
opisane w Analizie ekonomicznej [104] — wszystkie dane wejsciowe modelu z wytgczeniem wag
uzytecznosci stanowig réwniez parametry niniejszej analizy wpltywu na budzet. Podsumowanie

znajduje sie w tabela 8.

W ramach analizy wrazliwosci rozpatrywano scenariusze opisane w tabeli ponizej. Kazdy scenariusz
zostat przeprowadzony w ramach trzech wariantéw: ,prawdopodobnego”, ,minimalnego” i

»~maksymalnego”.

Tabela 11. Opis scenariuszy analizy wrazliwosci.

Parametr / scenariusz Wartosc / zrodto Wariant liczebnosci

DSA 00 Prawdopodobny
DSA 01 Analiza podstawowa Minimalny
DSA 02 Maksymalny
DSA 03 Zapadalno$¢ okre$lona przez AOTMIT [56] (z uwzglednieniem Prawdopodobny
DSA 04 przeszczepu w II linii i opinii konsultanta krajowego w zakresie Minimalny
DSA 05 maksymalnej liczebnosci populacji) Maksymalny
DSA 06 Prawdopodobny
DSA 07 Dane z badania Mahapatra 2015 (Tajwan) [86] Minimalny
DSA 08 Maksymalny
DSA 09 Chorobowos¢ obliczona na podstawie 1 rok Prawdopodobny
DSA 10 przezycia catkowitego, rocznej Minimalny
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DSA 11 zapadalnosci i prawdopodobienstwa Maksymalny
DSA 12 koniecznosci podjecia kolejnej linii Prawdopodobny
DSA 13 leczenia. Okres oceny chorobowosci: 5 Jat Minimalny
DSA 14 Maksymalny
DSA 15 Prawdopodobny
DSA 16 25 lat Minimalny
DSA 17 Maksymalny
DSA 18 . . Prawdopodobny
DSA 19 Perspektywa ekonomiczna P,laka pub.Ilcz.ny N Minimalny
Swiadczeniobiorca
DSA 20 Maksymalny
DSA 21 Prawdopodobny
DSA 22 Komparator Danazol + BSC Minimalny
(teoretyczny)
DSA 23 Maksymalny
DSA 24 Prawdopodobny
DSA 25 Dane z badania obserwacyjnego we Francji [79] Minimalny
DSA 26 Maksymalny
DSA 27 Prawdopodobny
DSA 28 0,00 PLN Minimalny
DSA 29 Koszt opieki kofica zycia: zgon z powodu Maksymalny
DSA 30 SAA Prawdopodobny
DSA 31 53 967,54 PLN Minimalny
DSA 32 Maksymalny
DSA 33 Prawdopodobny
DSA 34 100 Minimalny
g:: :z Docelowa dawka Revolade® Pr?;;?g;:g‘gﬂy
DSA 37 150 Minimalny
DSA 38 Maksymalny
DSA 39 Prawdopodobny
DSA 40 Rosenfeld 1995 [81] Minimalny
DSA 41 Maksymalny
DSA 42 Prawdopodobny
DSA 43 Rosenfeld 2003 [82] Minimalny
DSA 44 Zrédto danych na temat zaleznego od Maksymalny
DSA 45 odpowiedzi ryzyka zgonu Prawdopodobny
DSA 46 Vaht 2018 [84] - I linia Minimalny
DSA 47 Maksymalny
DSA 48 Prawdopodobny
DSA 49 Vaht 2018 [84] - II linia Minimalny
DSA 50 Maksymalny
DSA 51 . L, iy Prawdopodobny
DSA 52 Zalezne od W|eku”| plc,| smlenelnosc Pominieta Minimalny
populacji ogdinej
DSA 53 Maksymalny
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2.9. Analiza wrazliwosci i wykaz parametréw analizy wptywu na budzet - %

3. WYNIKI ANALIZY WPLYWU NA BUDZET

3.1. AKTUALNE WYDATKI Z BUDZETU PLATNIKA PUBLICZNEGO

Obecnie produkt leczniczy Revolade® nie jest finansowany ze Srodkéw publicznych w analizowanym
wskazaniu i tym samym sktadowa kosztow opieki nad pacjentami w stanie klinicznym wskazanym we
whniosku, uwzgledniajgca podawanie analizowanego produktu, nie wystepuje.

Whioskowana technologia finansowana jest ze $rodkéw publicznych w leczeniu pacjentéw z cITP.
Zgodnie z komunikatami DGL NFZ, w okresie marzec — grudzien 2018 roku zrefundowano okoto 416
opakowan wnioskowanej technologii [49]. Kwota refundacji ceny wnioskowanej technologii wyniosta
w tym okresie 1 599 072,46 PLN.

Nie sg dostepne inne informacje na temat aktualnych wydatkéw wsrdd chorych, ktérzy bedg mogli
stosowa¢ wnioskowang technologie w przypadku jej refundacji. Wyniki przedstawione w kolejnym
rozdziale sugeruja, ze pfatnik publiczny przeznacza z budzetu na $wiadczenia wsrod analizowanych

chorych okoto pét miliona PLN rocznie.

3.2, WARIANT PRAWDOPODOBNY, MINIMALNY I MAKSYMALNY

Ustalono, ze w horyzoncie analizy liczba pacjentéw z SAA rozpoczynajaca leczenie eltrombopagiem I

Wyniki analizy wptywu na budzet przedstawiono ponizej.
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3.2. Wariant prawdopodobny, minimalny i maksymalny
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stosowania produktu leczniczego Revolade® (eltrombopag) w leczeniu dorostych pacjentéw z nabytg ciezka
postacig niedokrwistosci aplastycznej.

Wyniki przeprowadzonej analizy wplywu na budzet wskazuja, ze podjecie pozytywnej

decyzji dotyczacej finansowania ze s$rodkéw publicznych stosowania produktu

leczniczego Revolade® w leczeniu ciezkiej postaci niedokrwistosci aplastycznej bedzie

3.3. ANALIZA WRAZLIWOSCI

Wyniki analizy wrazliwosci dla analizy wptywu na budzet przedstawiono w tabeli ponizej.

Szczegotowe wyniki znajdujg sie w arkuszu ,,BIA SA” modelu dotgczonego do opracowania.

 Zgodnie z komunikatem DEF NFZ z dnia 6 maja 2019 roku do kofica marca br. wykonano 23,36% budzetu na refundacje —
liniowa ekstrapolacja na caty rok $wiadczy o stopniu wykonania budzetu wynoszacym 93,4%; catkowity budzet réwny 13
190 533 tys. PLN; niewykorzystana cze$¢ réwna 865 min PLN.
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3.3. Analiza wrazliwosci  Cent
4. Analiza zuzytych zasobéw H

Wyniki przeprowadzonej analizy wrazliwosci potwierdzity przedstawione wnioski i zatozenia niniejszej

analizy.

Najwiekszy wptyw na wyniki odnotowano w przypadku:

e zmiany zatozen i zrodet informacji na temat liczebnosci populacji pacjentéw stosujgcych
eltrombopag (zmiana wynikéw analizy podstawowej w zakresie od -12% do +188%);

e uwzglednienia skutecznosci klinicznej wnioskowanej technologii na podstawie badania Lengline
2018 [79] (zmiana wynikéw analizy podstawowej w zakresie od +15% do +20%);

e uwzglednienia zakresu zmiennos$ci dawki podtrzymujacej eltrombopagu (zmiana wynikéw analizy

podstawowej w zakresie od -24% do +12%).

Nie zidentyfikowano przestanek do zmiany wnioskéw z analizy podstawowej.

4. ANALIZA ZUZYTYCH ZASOBOW

Ponizej przedstawiono informacje na temat estymowanego zuzycia podstawowych zasobdw
medycznych w horyzoncie analizy. Ustalono, ze najwyzszy wptyw na zmiany inkrementalne netto
wydatkéow z budzetu ptfatnika publicznego ma liczba zrefundowanych opakowan wnioskowanej

technologii.
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5. Analiza wplywu na efekty zdrowotne c.-
an
6. Analiza wplywu na organizacje udzielania $wiadczen zdrowotnych H

7. Aspekty etyczne i spoteczne

5. ANALIZA WPLYWU NA EFEKTY ZDROWOTNE

Nie przeprowadzono analizy wptywu na efekty zdrowotne.

6. ANALIZA WPLYWU NA ORGANIZACJIE UDZIELANIA SWIADCZEN ZDROWOTNYCH

Wyniki niniejszej analizy wptywu na budzet Swiadcza, ze finansowanie ocenianej technologii ze
$rodkdw publicznych bedzie sie wigza¢ z niewielkimi, dodatkowymi naktadami finansowymi z
perspektywy pfatnika publicznego (dodatkowe naktady finansowe nie przekraczajg 0,08% budzetu na
refundacje).

Stosowanie produktu leczniczego Revolade® w analizowanym wskazaniu nie naktada szczegdinych
wymogow na pacjenta czy Swiadczeniodawce. Leczenie pacjentdw z analizowanej populacji nie
wymaga dodatkowego wyposazenia placowek medycznych (sprzet, personel i inne). Ewentualne
wymagania zwigzane z analizowang technologia medyczng s3 juz spetnione przez placéwki medyczne

w Polsce obejmujgce opiekg medyczng pacjentdéw z analizowanej populaciji.

Oceniana technologia obejmuje stosowanie produktu Revolade® — uwaza sie, Zze decyzja o
finansowaniu ze S$rodkdw publicznych ocenianej technologii nie bedzie wigzata sie z dodatkowymi
naktadami finansowymi ze strony Narodowego Funduszu Zdrowia z tytutu finansowania dodatkowych
wymagan zwigzanych z tg technologia medyczng (jak transport pacjenta do wysoko
wyspecjalizowanego osrodka medycznego, na wizyty czy badania zwigzane z podawaniem ocenianego
preparatu, finansowania zakupu dodatkowego sprzetu specjalistycznego, szkolef pracownikéw stuzby

zdrowia, itp.).

7. ASPEKTY ETYCZNE I SPOLECZNE

W chwili obecnej, pacjent z analizowanej populacji nie ma mozliwosci stosowania wnioskowanej
technologii — jedynego leku zarejestrowanego w leczeniu chorych na SAA.
Refundacja ceny wnioskowanej technologii zapewni mozliwos¢ stosowania zalecanej opcji

terapeutycznej wsrod pacjentdéw z analizowanej populacii.

Wykazano, Zze objecie refundacjg wnioskowanej technologii bedzie wymagato dodatkowych naktadéw

finansowych z perspektywy pfatnika publicznego w przypadku zaakceptowania sugerowanego sposobu
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refundacji, jednakze dodatkowe naktady finansowe wymagane przy refundacji wnioskowanej
technologii wsrdd chorych na SAA stanowic beda tylko niewielki udziat (<0,08%) catkowitego budzetu

na refundacje w Polsce.

Dodatkowe efekty kliniczne po udostepnieniu pacjentom wnioskowanej technologii mogg przetozy¢ sie
na istotny wzrost poziomu satysfakcji pacjentdw z analizowanej populacji, jak i ich opiekunéw z
otrzymanej opieki medycznej.

Nie znaleziono aspektéw ingerujacych w prawo pacjenta czy w szeroko rozumiane prawa cztowieka.

Finansowanie stosowania wnioskowanej technologii w analizowanym wskazaniu na rozwazanych w

opracowaniu zasadach spowoduije, ze:

e 7adne z grup pacjentow nie bedg faworyzowane — korzysci dotycza catej populacji pacjentéw z
analizowanym rozpoznaniem,

e niekwestionowany bedzie réwny dostep do $wiadczenia wsrdd osdb z analizowanej populacji.

Dostep do ocenianej technologii medycznej bedzie rowny wérdd osob, u ktdrych jest ona zalecana.

Pozytywna decyzja refundacyjna nie bedzie powodowac istotnych problemoéw spotecznych.

Pozytywna decyzja o finansowaniu ocenianej technologii lekowej:

o  zwiekszy poziom satysfakcji pacjentéw z analizowanej populacji z otrzymanej opieki medycznej ze
wzgledu na udostepnienie chorym skutecznej opcji terapeutycznej niemajacej alternatywy
terapeutycznej;

e nie grozi nieakceptowaniem postepowania pacjentéw z analizowanej populacji;

¢ nie bedzie powodowac lub wptywac na stygmatyzacje;

e nie bedzie wywotywac leku lub dylematéw moralnych wsrdd pacjentdw z analizowanej populacii,
ich opiekunow oraz lekarzy prowadzacych terapie;

e nie bedzie stwarzac problemoéw spotecznych dotyczacych pici lub rodziny.

8. OGRANICZENIA ANALIZY

W ramach niniejszej analizy cze$¢ parametréw okreslono na podstawie wynikéw modelowania
opisanego w Analizie ekonomicznej [104]. Tym samym niektére ograniczenia przeprowadzonego

modelowania [104] dotycza réwniez niniejszej analizy wptywu na budzet.
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8. Ograniczenia analizy Cel
9. Dyskusja H

Ograniczeniem zwigzanym z oceng liczebnosci populacji pacjentéw w stanie klinicznym wskazanym we
wniosku jest zaréwno charakter uwzglednionych Zrédet informacji jak i poczynione zatozenia w
odniesieniu do oceny liczebnosci analizowanej populacji pacjentéw. Brakuje w petni wiarygodnych
informacji na temat liczebnosci populacji docelowej.

Powyzsze wynika z charakteru analizowanego problemu decyzyjnego obejmujacego stosowanie leku
sierocego (jedynego leku zarejestrowanego we wnioskowanym wskazaniu) wsréd chorych na

ultrarzadka chorobe (zapadalno$¢ na poziomie do kilkunastu chorych rocznie [56]).

9. DYSKUSIA

Przedmiotem opracowania byta ocena konsekwencji finansowych dla ptatnika publicznego po podjeciu
decyzji o finansowaniu ze $rodkéw publicznych stosowania produktu leczniczego Revolade® w leczeniu
dorostych pacjentéw z nabytg ciezka postacig niedokrwistosci aplastycznej, u ktorych wystgpita
oporno$¢ na wczesniejsze leczenie immunosupresyjne lub ktérzy przebyli wczesniejsze intensywne

leczenie i nie s odpowiednimi kandydatami do transplantacji krwiotwdrczych komdrek macierzystych.

W ramach analizy wykorzystano opublikowane zrédta informaciji.
Szczegoty dotyczace ograniczen uwzglednionych w opracowaniu zrddet informacji przedstawiono w
rozdziatach: 2., 3. i 5. Analizy ekonomicznej [104] oraz w rozdziale 2. niniejszej analizy wptywu na

budzet.

W chwili obecnej, stosowanie produktu leczniczy Revolade® w leczeniu SAA nie jest finansowane ze
$rodkéw publicznych.

Podjecie decyzji o finansowaniu produktu leczniczego Revolade® na sugerowanych

zasadach spowocuie |
|

efekty zdrowotne stosowania wnioskowanej technologii wykazane w Analizie ekonomicznej [104]

uzasadniajg okreslony wzrost wydatkéw z budzetu ptatnika publicznego.

Refundacja ceny wnioskowanej technologii w analizowanym wskazaniu zapewni mozliwo$¢ stosowania

jedynej opcji terapeutycznej zalecanej wérod pacjentdw z analizowanej populacji. Chorzy ci nie majg
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mozliwosci stosowania zadnej innej opcji terapeutycznej — wnioskowana technologia stanowi wiec

odpowiedz na niezaspokojone dotychczas potrzeby kliniczne pacjentdw z analizowanej populaciji.

10. WNIOSKI KONCOWE

W ramach analizy wplywu na budzet ustalono, ze wydatki z budzetu ptatnika publicznego

przeznaczone na refundacje ceny produktu leczniczego Revolade® stosowanego w analizowanym

wskazaniu wyniosa:

Wyniki analizy wptywu na budzet $wiadcza, Ze finansowanie ze Srodkéw publicznych wnioskowanej
technologii w leczeniu ciezkiej niedokrwistosci aplastycznej wymagac bedzie dodatkowych naktadéw

finansowych wynoszacych:

Wyniki przeprowadzonej analizy wrazliwosci potwierdzity przedstawione wnioski i zatozenia niniejszej

analizy.

Wykazano, ze za finansowaniem produktu leczniczego Revolade® ze srodkdw publicznych przemawiajg
aspekty spoteczne i etyczne. Refundacja ceny wnioskowanej technologii w analizowanym wskazaniu
zapewni mozliwos$¢ stosowania jedynej opcji terapeutycznej zalecanej wsrod pacjentdw z analizowanej
populacji. Chorzy ci nie majg mozliwosSci stosowania zadnej innej opcji terapeutycznej -

wnioskowana technologia stanowi wiec odpowiedZz na niezaspokojone dotychczas

potrzeby kliniczne pacjentéw z analizowanej populacii, [ NG
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11. Ocena zapotrzebowania na analize racjonalizacyjng H’%

11. OCENA ZAPOTRZEBOWANIA NA ANALIZE RACIJONALIZACYINA

Zgodnie z zapisami ustawy o refundacji [30], uzasadnienie wniosku o objecie refundacjg i ustalenie
urzedowej ceny zbytu leku zawiera analize racjonalizacyjng jedynie w przypadku, gdy analiza wptywu
na budzet podmiotu zobowigzanego do finansowania $wiadczen ze $rodkéw publicznych -

Wyniki przeprowadzonej analizy wptywu na budzet $wiadcza, iz finansowanie ze $rodkdw publicznych
stosowania Revolade® w leczeniu SAA, przy uwzglednieniu propozycji Wnioskodawcy,_

|
W

Tym samym uznano, ze istnieje konieczno$¢ przeprowadzenia analizy racjonalizacyjnej — analize
racjonalizacyjnag przeprowadzono w osobnym dokumencie.
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stosowania produktu leczniczego Revolade® (eltrombopag) w leczeniu dorostych pacjentéw z nabytg ciezka
postacig niedokrwistosci aplastycznej.
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15. OCENA SPELNIENIA WYMOGOW FORMALNYCH ANALIZY

Tabela 15. Ocena zgodnosci analizy wptywu na system ochrony zdrowia z Rozporzadzeniem Ministra Zdrowia z

dnia 2 kwietnia 2012 r. w sprawie minimalnych wymagan oraz ocena metodyki analizy wplywu na budzet
zgodna z kryteriami AOTMIT.

Pytanie Odpowiedz

Czes$c 1. Pytania zwigzane z oceng spetnienia minimalnych wymagan

Odwotanie °

§ 2.

Czy informacje zawarte w analizie wptywu na
budzet s3 aktualne na dzien ztozenia
whniosku?

TAK

Rozdziaty: 2.4. -
2.8.

MAJ 2019; czesc¢ informacji
przedstawiono w Analizie
ekonomicznej

Czy informacje w zakresie cen oraz poziomu i
sposobu finansowania technologii
whioskowanej i technologii opcjonalnych s
aktualne na dzien ztozenia wniosku?

TAK

Rozdziaty: 2.1. i
2.7.

Aktualne Obwieszczenie
Ministra Zdrowia (na 1 maja
2019 roku)

Czy informacje w zakresie skutecznosci i
bezpieczenstwa technologii wnioskowane;j i
technologii opcjonalnych s3 aktualne na dzien
ztozenia wniosku?

TAK

Rozdziaty 2.6. i
2.8.

Aktualny przeglad
systematyczny

Czy przedstawiane w analizie wyniki
przegladow systematycznych (uzytecznosci,
konwergencji wynikow, itp.) sg aktualne na
dzien ztozenia wniosku?

TAK

szczegdly w Analizie
ekonomicznej

§6. ust 1.

Czy analiza wptywu na budzet zawiera:

pkt1lita

e 0szacowanie rocznej liczebnosci populacji
obejmujacej wszystkich pacjentow, u
ktorych wnioskowana technologia moze
by¢ zastosowana lub komentarz
stwierdzajacy zgodnos¢ wskazanej
populacji z populacja z pkt 1 lit b?

TAK

Rozdziat 2.5.2.;
podsumowanie w
rozdziale 2.5.2.3.

pkt 1 litb

o 0szacowanie rocznej liczebnosci populacji
docelowej, wskazanej we wniosku?

TAK

Rozdziat 2.5.2.;
podsumowanie w
rozdziale 2.5.2.3.

pkt 1 lit c

e o0szacowanie rocznej liczebnosci populacji
w ktorej wnioskowana technologia jest
obecnie stosowana?

TAK

Rozdziat 2.5.2.;
podsumowanie w
rozdziale 2.5.2.3.

pkt 2

o o0szacowanie rocznej liczebnosci populacji,
w ktorej wnioskowana technologia bedzie
stosowana przy zatozeniu, ze minister
wiasciwy do spraw zdrowia wyda decyzje
o objeciu refundacja, o ktdrej mowa w
art. 11 ust. 1 ustawy, lub decyzje o
podwyzszeniu ceny, o ktdrej mowa w art.
11 ust. 4 ustawy?

TAK

Rozdziat 2.5.2.;
podsumowanie w
rozdziale 2.5.2.3.

pkt1i2

§ 6. ust 1.

o tabelke ze wskazaniem rocznej liczebnosci
populacji o ktorej mowa w § 6. ust 1. pkt
1 i 2 rozporzadzenia (informacje dla
kazdego roku horyzontu czasowego w
tym zakresie)

TAK

w rozdziale
2.5.2.3.

pkt 3

e 0szacowanie aktualnych rocznych
wydatkéw podmiotu zobowigzanego do
finansowania Swiadczen ze Srodkow
publicznych, ponoszonych na leczenie
pacjentdw w stanie klinicznym wskazanym
we whniosku, z wyszczegolnieniem
sktadowej wydatkow stanowigcej
refundacje ceny wnioskowanej
technologii, o ile wystepuje?

TAK

Rozdziat 3.1.
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Odwotanie ®

pkt 4

iloSciowg prognoze rocznych wydatkow
podmiotu zobowigzanego do finansowania
Swiadczen ze $rodkéw publicznych, jakie
beda ponoszone na leczenie pacjentow w
stanie klinicznym wskazanym we wniosku,
przy zatozeniu, ze minister wkasciwy do
spraw zdrowia nie wyda decyzji o objeciu
refundacja, o ktérej mowa wart. 11 ust. |
ustawy, lub decyzji o podwyzszeniu ceny,
o ktorej mowa wart. 11 ust. 4 ustawy?

Odpowiedz

TAK

Rozdziat 3.2.

Prognoza opisana jako
»scenariusz istniejacy” lub
status quo

wyszczegolnienie sktadowej wydatkow
stanowigcej refundacje ceny
whioskowanej technologii ww. prognozy?

TAK

Rozdziat 3.2.

pkt 5

iloSciowg prognoze rocznych wydatkow
podmiotu zobowigzanego do finansowania
Swiadczen ze Srodkéw publicznych, jakie
beda ponoszone na leczenie pacjentow w
stanie klinicznym wskazanym we wniosku,
przy zatozeniu, ze minister wkasciwy do
spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu
refundacja, o ktdrej mowa wart. 11 ust. |
ustawy, lub decyzje o podwyzszeniu ceny,
o ktorej mowa wart. 11 ust. 4 ustawy?

TAK

Rozdziat 3.2.

Prognoza opisana jako ,nhowy
scenariusz”; zatozono
pozytywng decyzje w ramach
tego scenariusza

wyszczegolnienie skladowej wydatkow
stanowigcej refundacje ceny
whioskowanej technologii ww. prognozy?

TAK

Rozdziat 3.2.

pkt 6

oszacowanie dodatkowych wydatkow
podmiotu zobowigzanego do finansowania
Swiadczen ze srodkéw publicznych, jakie
beda ponoszone na leczenie pacjentow w
stanie klinicznym wskazanym we wniosku,
stanowigcych réznice pomiedzy
prognozami, o ktérych mowa w pkt 4 i 5
(réznica w catkowitych wydatkach na
pacjentéw w stanie klinicznym wskazanym

we whniosku)?

TAK

Rozdziat 3.2.

oszacowanie dodatkowych wydatkdw
podmiotu zobowigzanego do finansowania
$wiadczen ze Srodkéw publicznych
zwigzanych z refundacja ceny
whioskowanej technologii (réznice w
wydatkach na refundacje ceny
whnioskowanej technologii)?

TAK

Rozdziat 3.2.

pkt 7

minimalny i maksymalny wariant
oszacowania, o ktorym mowa w pkt 6 —
roznica pomiedzy prognozami, o ktdrych
mowa w pkt 4 i 5 (roznicy w catkowitych
wydatkach na pacjentéw w stanie
klinicznym wskazanym we wniosku)?

TAK

Rozdziaty 3.2.

minimalny i maksymalny wariant
oszacowania, o ktorym mowa w pkt 6 —
roznica pomiedzy prognozami, o ktdrych
mowa w pkt 4 i 5 w zakresie wydatkow
dotyczacych refundacji ceny
whnioskowanej technologii (réznicy w
wydatkach na refundacje ceny
whnioskowanej technologii)?

TAK

Rozdziaty 3.2.

pkt 8

zestawienie tabelaryczne wartosci, na
podstawie, ktorych dokonano oszacowan,
o ktérych mowa w pkt 1-3, 6 i 7 oraz
prognoz, o ktérych mowa w pkt 4 i 5;

TAK

Rozdzialy 2.1 3.,

podsumowanie w

Tabela 9, Tabela
10

Szczegoty dotyczace danych
wejéciowych w analizie
ekonomicznej
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Odpowiedz  Odwotanie ®

o wyszczegolnienie zatozen, na podstawie, Czes$¢ informacji przedstawiona

A , A Rozdziat 2., . . L
ktorych dokonano oszacowan, 0 ktorych TAK podsumowanie w w apahzne ekonomlczng] (nie
mowa w pkt 1-3, 6 i 7 oraz prognoz, o rozdziale 2.9 duplikowano przedstawionych

K9 ktorych mowa w pkt 4 i 5? e informacji)
e o wyszczegodlnienie zatozen dotyczacych
kwalifikacji wnioskowanej technologii do TAK Rozdziat 2.1. _

grupy limitowej i wyznaczenia podstawy
limitu?

o dokument elektroniczny, umozliwiajacy
powtdrzenie wszystkich kalkulacji, w
wyniku, ktérych uzyskano oszacowania, o . .

pkt 10 ktérych mowa w pkt 1-3, 6 i 7 oraz TAK Mowa o nim m.In. -

5 . w rozdziale 2.5.

prognozy, o ktérych mowa w pkt 4 i 5.

oraz komentarz w raporcie stwierdzajacy

obecnos¢ takiego dokumentu?

Czy przeprowadzone oszacowania
8§ 6. ust 2. |przeprowadzono w horyzoncie czasowym TAK Rozdziat 2.3. -
wiasciwym dla analizy wptywu na budzet?

Czy przeprowadzone oszacowania obejmuja
przewidywany przedziat czasu wystarczajacy
do ustalenia réwnowagi na rynku od zajscia

DR [sdak zmiany wynikajacej z wydania przez ministra TAK Rozdziat 2.3. )
wiasciwego do spraw zdrowia decyzji o
objeciu refundacjg?
Czy przeprowadzone oszacowania obejmuja

§ 3. pkt 4. |przewidywany przedziat czasu nie krdtszy niz TAK Rozdziat 2.3. -

2 lata?

Czy szacowania, o ktérych mowa w ust. 1 pkt
1-3, 6 i 7 oraz prognozy, o ktdrych mowa w

ust. 1 pkt 4 i 5, dokonano na podstawie TAK Rozazialy 2.5. 1 -

oszacowan, o ktorych mowa w ust. 1 pkt 1 i 2.8.
2?
§6.ust3. |czy jezeli nie byto mozliwe przedstawienie
wiarygodnych oszacowan, o ktérych mowa w
ust. 1 pkt 1 i 2, analiza wptywu na budzet TAK Rozdziat 2.5. )

zawiera dodatkowy wariant, w ktorym
0szacowania te uzyskano w oparciu o inne
dane?

Czy opisano metody analizy w zakresie:
rodzaju parametrow epidemiologicznych
okreslajacych wielkos¢ populacji (zapadalnosé
vs. rozpowszechnienie), okresu generowania
wynikow zdrowotnych i kosztow (np.

przesuniecie w czasie wynikajgce z takiego TAK Rozdziaty 2.5., R
samego prawdopodobienstwa wigczenia do 2.6.i2.8.
obserwacji pacjentow), estymacji wynikow
BIA z uwzglednieniem wynikéw analizy
ekonomicznej (wyniki w ujeciu populacyjnym
na podstawie wynikdw modelowania
kohortowego), jezeli dotyczy?

§6.ust 1.

Czy jezeli wnioskowane warunki objecia refundacjg obejmujg instrumenty dzielenia ryzyka, o ktérych mowa wart.
§ 6.ust4. |11 ust. 2 pkt 7 ustawy, oszacowania, o ktérych mowa w ust. 1 pkt 1-2 (wielko$¢ populacji), przedstawiono w
nastepujacych wariantach:

e z uwzglednieniem proponowanego )
ERE instrumentu dzielenia ryzyka? TAK Rozdziat 2.5.

e bez uwzglednienia proponowanego ) )
2 2 instrumentu dzielenia ryzyka? TAK Rozdziat 2.5.

Czy jezeli wnioskowane warunki objecia refundacjg obejmujg instrumenty dzielenia ryzyka, o ktérych mowa wart.
§ 6. ust4. |11 ust. 2 pkt 7 ustawy, oszacowania, o ktorych mowa w ust. | pkt 3 (aktualne wydatki), przedstawiono w
nastepujacych wariantach:
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Odpowiedz

Odwotanie ®

pkt 1

e z uwzglednieniem proponowanego
instrumentu dzielenia ryzyka?

TAK

Rozdziat 3.1.

pkt 2

e bez uwzglednienia proponowanego
instrumentu dzielenia ryzyka?

TAK

Rozdziat 3.1.

8§ 6. ust 4.

Czy jezeli wnioskowane warunki objecia refundacjg obejmuja instrumenty dzieleni

a ryzyka, o ktérych mowa wart.

11 ust. 2 pkt 7 ustawy, prognozy, o ktérych mowa w ust. 1 pkt 4 i 5 (catkowite wydatki dla poréwnywanych
prognoz) przedstawiono w nastepujacych wariantach:

pkt 1

e z uwzglednieniem proponowanego
instrumentu dzielenia ryzyka?

TAK

Rozdziat 3.2.

pkt 2

e bez uwzglednienia proponowanego
instrumentu dzielenia ryzyka?

TAK

Rozdziat 3.2.

§ 6. ust 4.

Czy jezeli wnioskowane warunki objecia refundacjg obejmujg instrumenty dzielenia ryzyka, o ktérych mowa w
art. 11 ust. 2 pkt 7 ustawy, oszacowania, o ktérych mowa w ust. 1 pkt 6 i 7 (réznice w catkowitych wydatkach,
roznice w wydatkach na refundacje wnioskowanej technologii — wariant $redni, minimalny, maksymalny)

przedstawiono w nastepujacych wariantach:

pkt 1

e z uwzglednieniem proponowanego
instrumentu dzielenia ryzyka?

TAK

Rozdziat 3.2.-3.3.

pkt 2

e bez uwzglednienia proponowanego
instrumentu dzielenia ryzyka?

TAK

Rozdziat 3.2.-3.3.

8§ 6. ust 5.

Czy jezeli wnioskowane warunki objecia
refundacjg obejmujg utworzenie nowej,
odrebnej grupy limitowej, analiza wptywu na
budzet zawiera wskazanie dowodéw
spetnienia wymagan, o ktérych mowa w art.
15 ust. 3 pkt 1 i 3 ustawy?

TAK

Rozdziat 2.1.

8§ 6. ust 6.

Czy jezeli wnioskowane warunki objecia
refundacjg obejmuja kwalifikacje do
wspdlnej, istniejacej grupy limitowej, analiza
wptywu na budzet zawiera wskazanie
dowoddw spetnienia kryteriéw, o ktdrych
mowa w art. 15 ust. 2 i wymagania, o
ktorych mowa w art. 15 ust. 3 pkt 2 ustawy.

TAK

Rozdziat 2.1.

§3.pkt7i
9

Czy obliczenia przedstawione w analizie
wptywu na budzet uwzgledniajg procedury
medyczne mozliwe do zastosowania w danym
stanie klinicznym, we wnioskowanym
wskazaniu, zgodnie ze stanem faktycznym w
dniu ztozenia wniosku lub komentarz
argumentujacy brak takich procedur?

TAK

Rozdziat 2.4.

§3.pkt7i
9

Czy obliczenia przedstawione w analizie
wptywu na budzet uwzgledniajg refundowane
na teranie Polski procedury medyczne
mozliwe do zastosowania w danym stanie
klinicznym, we wnioskowanym wskazaniu,
zgodnie ze stanem faktycznym w dniu
ztozenia wniosku lub komentarz
argumentujacy brak takich procedur?

TAK

Rozdziat 2.4.

§8.

Czy analiza zawiera:

pkt 1

o dane bibliograficzne wszystkich
wykorzystanych publikacji, z zachowaniem
stopnia szczegétowosci umozliwiajgcego
jednoznaczng identyfikacje kazdej z
wykorzystanych publikac;ji?

TAK

Rozdziat 12.

pkt 2

o wskazanie innych zrédet informacji
zawartych w analizach, w szczegdInosci
aktow prawnych oraz danych osobowych
autoréw niepublikowanych badan, analiz,

ekspertyz i opinii?

TAK

Rozdziat 2.;
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Odwotanie °

Odpowiedz

Czesc¢ I1. Ocena metodyki analizy wpltywu na budzet zgodna z kryteriami AOTM (wypetnia audytor/koordynator)

AWA

Czy zatozenia dotyczace liczebnosci populacji
pacjentow, w ktorej bedzie stosowany i
finansowany wnioskowany lek zostaty dobrze
uzasadnione?

TAK

Rozdziat 2.5.2.

AWA

Czy uzasadniono wybor horyzontu
czasowego?

TAK

Rozdziat 2.3.

AWA

Czy zatozenia dotyczace lekdw obecnie
stosowanych w danym wskazaniu i ich
finansowania (ceny, limity, poziom
odptatnosci) i innych uwzglednionych
Swiadczen (wycena punktowa i wartos¢
punktéw) sg zgodne ze stanem na dzien
zlozenia wniosku?

TAK

Rozdziaty 2.4. i
2.7.

Szczegdty przedstawiono w
analizie ekonomicznej;

AWA

Czy zatozenia dotyczace zmian w
analizowanym rynku lekdw zostaty dobrze
uzasadnione?

TAK

Rozdziaty 2.4. i
2.5.2.

AWA

Czy zatozenia dotyczace struktury i zmian w
analizowanym rynku lekéw s3 zgodne z
zatozeniami dotyczgcymi komparatorow
przyjetymi w analizach klinicznej i
ekonomicznej?

TAK

Rozdziaty 2.4. i
2.5.2.

AWA

Czy twierdzenia i zatozenia dotyczace
aktualnej i przysztej sprzedazy
whnioskowanego leku sg spdjne z danymi
udostepnionymi przez NFZ?

TAK

Rozdziat 2.5.2.

AWA

Czy twierdzenia i zatozenia dotyczace
przysztej sprzedazy leku sg spéjne z danymi
Z wniosku?

TAK

Rozdziat 2.5.2.; 4.

AWA

Czy zatozenie dotyczace poziomu odptatnosci
whnioskowanego leku spetnia kryteria art. 14
ustawy o refundacji?

TAK

Rozdziat 2.1.

AWA

Czy zatozenie dotyczace kwalifikacji
whnioskowanego leku do grupy limitowej
zostaty dobrze uzasadnione?

TAK

Rozdziat 2.1.

AWA

Czy dokonano oceny niepewnosci
uzyskiwanych oszacowan?

TAK

Rozdziaty 2.9. i
3.3.-3.5.

Analiza wartosci skrajnych +
analiza wrazliwosci

AWA

Czy nie pominieto zadnej istotnej dla oceny
wplywu na budzet kategorii kosztow?

TAK

Rozdziaty 2.7. i
3.5.

Szczegdty w analizie
ekonomicznej

AWA

Czy uzasadniono prognoze przekroczenia
catkowitego budzetu na refundacje i udziatu
podmiotu w kwocie przekroczenia?

Nie dotyczy

Rozdziat 3.

Por. informacje w Analizie
racjonalizacyjnej

AWA

Czy nie stwierdzono innych btedéw w
podejsciu analitycznym wnioskodawcy,
obnizajgcych wiarygodnosc¢ przedstawionej
analizy?

TAK

Nie stwierdzono

AWA

Czy nie stwierdzono btedéw w obliczeniach
lub ekstrakcji danych, ktére wptynety na
wyniki oszacowan?

TAK

Nie stwierdzono

Czesc II1. Dodatkowe pytania zwigzane z oceng anali

(wypetnia audytor/koordynator)

zy opracowane m.in. na podstawie Wytycznych AOTM

5.1.1.
W.AOTM

Czy zdefiniowano charakter populacji
(otwarta/zamknieta) i czy przedstawiono
kryteria wiaczenia i wytgczania
poszczegdlnych pacjentdw z analizy wptywu
na budzet (generowania raportowanych
kosztow i efektow)?

TAK

Rozdziaty 2.5. i
2.8.
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Odpowiedz  Odwotanie ®

Czy w przypadku wspdtptacenia

5.1.1. przedstawiono koszty ponoszone przez .
W.AOTM pacjenta, ich wartosci Srednie, a w TAK Rozdziat 2.2. )
uzasadnionych przypadkach takze zakres?
Czy analize wptywu na budzet
511 EJrzeprowadzono z perspektywy
W AdTM Swiadczeniobiorcy lub przedstawiono TAK Rozdziat 2.2. -
’ komentarz argumentujacy brak tej
perspektywy?
Czy uwzgledniono horyzont czasowy
wystarczajacy do ustalenia réwnowagi na
5.1.2. rynku lub obejmujacy co najmniej pierwsze 2 .
W.AOTM lata (tj. 24 miesigce) od daty rozpoczecia TAK Rozdziat 2.3. )
finansowania danej technologii medycznej ze
$rodkow publicznych?
Czy zdefiniowano punkt poczatkowy analizy
wptywu na budzet i czy przedstawiono wyniki
513 oceny wptywu wnioskowanej technologii na
W AdTM jednoroczny budzet opieki zdrowotnej TAK Rozdziat 2.3. -
’ (podziat horyzontu czasowego na okresy
zwigzane z planowanym budzetem pfatnika
publicznego)?
\5N1A30TM Czy przeprowadzono analize wrazliwosci? TAK Rozdziat 2.9.
Czy uwzgledniono scenariusz przedstawiajacy;
aktualng praktyke (,,scenariusz istniejgcy”)
513 oraz scenariusz przewidywany po
W_ AdTM wprowadzeniu nowej/usunieciu obecnie TAK Rozdziat 2.4. -

refundowanej technologii (,scenariusz
nowy”), koszty ww. scenariuszy oraz wyniki
inkrementalne?

Czy uwzgledniono zrodta danych zgodne z
5.1.4. opisem przedstawionym w rozdziale 5.1.4.
W.AOTM Wytycznych oraz czy przedstawiono sposob
ich wyszukiwania?

TAK Rozdziat 2. -

Czy wzieto pod uwage mozliwe zwiekszenie

SVIA%TM liczebnosci populacji indukowane TAK Rozdzzla;y 2.4, -
: dostepnoscig nowej technologii na rynku? e
Czy liczebnos¢ populacji oceniono poprzez:
(1) okreslenie rozpowszechnienia
rozwazanego stanu chorobowego, (2)
oszacowanie liczby osdb, dla ktorych
istniatyby wskazania do zastosowania
technologii, (3) oszacowanie pozycji - .
\E\IIIA%TM rynkowej technologii w poszczegdlnych TAK Rozd2|2a:3y 251 -
’ wskazaniach na podstawie spodziewanego o
odsetka populacji, ktéry bedzie uzywac
rozwazanej technologii, w zestawieniu z
czescig populacji, ktéra bedzie uzywac
technologii opcjonalnych w danym
wskazaniu?
5.1.5. Czy skonstruowano alternatywne warianty do - B
W.AOTM oceny liczebnosci populacji? TAK Rozdziat 2.5.2.
516 Czy opisano i uzasadniono zatozenia
W AdTM dotyczace ,scenariusza istniejacego” TAK Rozdziat 2.4. -
’ oraz “scenariusza nowego?
51.7 Czy zostato przeanalizowane stwierdzenie, ze
W AdTM skalkulowane wydatki bedg zauwazalne w TAK Rozdziat 3.2. -

rzeczywistej praktyce?
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15. Ocena spetnienia wymogoéw formalnych analizy

Odpowiedz  Odwotanie ®

Czy przedstawiono wyniki oceny zuzycia
poszczegolnych $wiadczen medycznych TAK Rozdziat 3. i 4. -
uwzglednionych w analizie?

Bt/
W.AOTM

5.1.7. Czy nie uwzgledniono dyskontowania wraz z

W.AOTM komentarzem uzasadniajgcym to podejscie? TAK Rozdziat 2.7. )

Czy w ocenie kosztow catkowitych
uwzgledniono: wydatki zwigzane z oceniang
technologig, koszt dodatkowych naktadéw w
systemie ochrony zdrowia zwigzanych z
wdrozeniem ocenianej technologii,

5.1.7. zmniejszenie naktadow zwigzanych ze TAK Rozdziaty 2.6.,
W.AOTM zmniejszonym stosowaniem 2.7.
dotychczasowych technologii w przypadku
przejscia na oceniang technologie,
zmniejszenie kosztow zwigzanych z
oszczednosciami w zakresie innych
Swiadczen (np. redukcjg hospitalizacji)?

Czy przedstawiono komentarz zwigzany z
opisem warunkéw wprowadzenia
whnioskowanej technologii i zwigzanych z tym
kosztow (potrzeba przeszkolenia personelu,
opracowania nowych wytycznych klinicznych
badz zmiany zasad diagnostyki)?

- W.AOTM TAK Rozdziat 6. -

Czy przedstawiono wptyw rozwazanej decyzji
na organizacje udzielania $wiadczen
zdrowotnych (wydatki publiczne w sektorach
innych niz ochrona zdrowia)?

- W.AOTM TAK Rozdziat 6. -

Czy przeanalizowano aspekty etyczne i spoteczne rozwazanej decyzji, w zakresie:

o  kosztéw lub wynikéw zdrowotnych
dotyczacych oséb innych niz w stanie
klinicznym wskazanym we wniosku
(wptywy zewnetrzne)?

5.2. W.AOTM TAK Rozdziat 7. -

e faworyzowania niektorych grup
5.2. W.AOTM pacjentdw na skutek zatozen TAK Rozdziat 7. -
przyjetych w analizie ekonomicznej?

e  rownego dostepu do wnioskowanej
5.2. W.AOTM technologii przy jednakowych TAK Rozdziat 7. -
potrzebach?

e  zakresu korzysci w odniesieniu do
wielkosci populacji (duza korzys¢ dla
waskiej grupy osob; korzys¢ mata, ale
powszechna)?

5.2. W.AOTM TAK Rozdziat 7. -

e niezaspokojonych dotychczas potrzeby

grup spotecznie uposledzonych? TAK Rozdziat 7. )

5.2. W.AOTM

e  odpowiedzi dla 0séb o najwiekszych
potrzebach zdrowotnych, dla ktérych
nie ma obecnie dostepnej zadnej
metody leczenia?

5.2. W.AOTM TAK Rozdziat 7. -

e  generowania problemow spotecznych
(tj. poziomu satysfakcji pacjentow z
otrzymywanej opieki medycznej,
akceptacji postepowania przez
poszczegdlnych chorych,
stygmatyzacji, leku, dylematéw
moralnych, probleméw dotyczacych
ptci, problemdw rodzinnych)

5.2. W.AOTM TAK Rozdziat 7. -

e  braku sprzecznosci rozwazanej decyzji
5.2. W.AOTM z aktualnie obowigzujgcymi TAK Rozdziat 7. -
regulacjami prawnymi?
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Ocena konsekwengji finansowych dla pfatnika publicznego decyzji o finansowaniu ze $rodkéw publicznych

stosowania produktu leczniczego Revolade® (eltrombopag) w leczeniu dorostych pacjentéw z nabytg ciezka

postacig niedokrwistosci aplastycznej.

Odpowiedz Odwotanie °

e  koniecznosci dokonania zmian w
5.2. W.AOTM prawie/przepisach w wyniku podjecia TAK Rozdziat 7. -
rozwazanej decyzji?

e oddziatywania rozwazanej decyzji na

5.2. W.AOTM prawa pacjenta lub prawa cziowieka?

TAK Rozdziat 7. -

e  szczegdlnego podejscia do pacjenta, tj.
koniecznosci szczegdlnego
informowania pacjenta/opiekuna,
potrzeby zapewnienia pacjentowi
prawa do poszanowania godnosci i

5.2. W.AOTM intymnosci oraz tajemnicy informacji z TAK Rozdziat 6. i 7. -

nim zwigzanych oraz potrzeby

uwzgledniania indywidualnych
preferencji, po przedstawieniu

choremu/opiekunowi informacji w

zakresie okreslonym w prawie?

Czy podsumowanie analizy wptywu na
5.2. W.AOTM | system ochrony zdrowia przeprowadzono w Nie dotyczy - -
oparciu o analize SWOT?

Czy przedstawiono wnioski odnoszace sie do
5.3. W.AOTM | celu analizy i bedgce bezposrednio zwigzane TAK Rozdziat 10.
z uzyskanymi wynikami?

5.1.10. Czy przedstawiono dyskusje, w tym
W.AOTM omdwienie ograniczen analizy?

2 fragment tekstu Rozporzadzenia Ministra Zdrowia z dnia 2 kwietnia 2012 roku ( Dz. U. Min. Zdr. 2012, poz. 388) do ktérego
odnosza sie wskazane pytania; AWA — pytania zaczerpniete z analiz weryfikacyjnych AOTMIT; W.AOTM - dodatkowe pytania
zgodnosci analizy z Wytycznymi AOTMIT z 2016 roku;

5 numer rozdziatu, tabeli, wykresu i/albo strony umozliwiajacy identyfikacje fragmentu(éw) analizy odnoszacego(ych) sie do
wskazanego zagadnienia

TAK Rozdziat 8. i 9. -
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