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Indeks skrotow

Skrot
AOTMIT
BSC
DMT
EDSS
FIN
IFN

MSIF

Mz
NAT
NFZ

PTSR

RES

RES RRMS

RRSM

RSS
SM
SOT

SOT RRMS

Rozwiniecie

Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

ang. best supportive care — najlepsze leczenie wspomagajgce, terapia paliatywna

ang. disease modifying therapy — terapia modyfikujgca przebieg choroby

ang. Expanded Disability Status Scale — rozszerzona skala niewydolnos$ci ruchowej

fingolimodum - fingolimod

interferon beta

ang. Multiple Sclerosis International Federation — Miedzynarodowa Federacja
Towarzystw Stwardnienia Rozsianego

Minister Zdrowia

natalizumabum - natalizumab

Narodowy Fundusz Zdrowia

Polskie Towarzystwo Stwardnienia Rozsianego

ang. rapidly evolving severe — szybko rozwijajgca sie, ciezka posta¢ stwardnienia
rozsianego

ang. rapidly evolving severe relapsing-remitting multiple sclerosis — populacja chorych z
szybko rozwijajaca sie, ciezkg, nawracajgco-ustepujgca postacig stwardnienia
rozsianego

ang. relapsing-remitting multiple sclerosis — ustepujgco nawracajgca posta¢ stwardnienia
rozsianego

ang. risk sharing scheme — schemat podziatu ryzyka

tac. sclerosis multiplex — stwardnienie rozsiane

ang. sub-optimal therapy — niepowodzenie terapii lekami pierwszego rzutu

ang. suboptimal therapy group relapsing-remitting multiple sclerosis — populacja chorych
Z nawracajgco-ustepujgcg postacig stwardnienia rozsianego mimo stosowania DMT
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Streszczenie

CEL I ZAKRES

Lek Gilenya® jest obecnie refundowany w ramach programu lekowego B.46 Leczenie
stwardnienia rozsianego po nhiepowodzeniu terapii lekami pierwszego rzutu lub szybko
rozwijajgcej sie ciezkiej postaci stwardnienia rozsianego (ICD-10 G 35), w populacji chorych
na stwardnienie rozsiane, u ktérych stwierdzono brak odpowiedzi na peiny, minimum roczny
cykl leczenia fumaranem dimetylu, interferonem beta, pegylowanym interferonem beta-1a,
teryflunomidem lub octanem glatirameru (dalej SOT* RRSM?) oraz w populacji chorych na
szybko rozwijajacg sie, ciezkg posta¢ choroby (dalej RES® RRSM). Kryteria kwalifikacji
chorych do programu lekowego (odzwierciedlajgce brak odpowiedzi na wczesniejsze leczenie)
odbiegajg jednak w sposéb znaczacy od kryteribw kwalifikacji do terapii zapisanych w

Charakterystyce Produktu Leczniczego Gilenya® (ChPL) oraz od kryteriow wskazywanych w

wytycznych leczenia chorych na stwardnienie rozsiane.

Celem analizy wptywu na system ochrony zdrowia jest oszacowanie wydatkéw ptatnika

publicznego w przypadku podjecia pozytywnej decyzji o finansowaniu ze srodkéw publicznych
leku Gilenya® (fingolimod, FIN) w leczeniu chorych na ustepujgco-nawracajgcg postaé
stwardnienia rozsianego o wysokiej aktywnosci (w tym szybko rozwijajgca sie, ciezkg postac
choroby) przy uwzglednieniu proponowanych przez Wnioskodawce zmian zapisdw w

Programie lekowym.

1 ang. sub-optimal therapy
2 ang. relapsing-remitting multiple sclerosis
3 ang. rapidly evolving severe
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Dokument sktada sie z analizy wptywu na budzet, analizy wptywu na organizacje udzielania

Swiadczen zdrowotnych oraz zestawienia aspektéw etycznych i spotecznych.

METODYKA

W analizie wptywu na budzet rozpatrywano dwa scenariusze: istniejgcy oraz nowy. Scenariusz
istniejgcy obrazuje sytuacje obecng, w ktorej lek Gilenya® jest refundowany z budzetu ptatnika

publicznego zgodnie z obowigzujgcym opisem programu lekowego. W scenariuszu

prognozowanym (nowym), analizowano sytuacje,

Dla kazdego =ze scenariuszy rozpatrywano 3 alternatywne warianty: najbardziej

prawdopodobny, minimalny oraz maksymalny.

Liczebno$¢ populacji docelowej oraz wydatki ptatnika publicznego oszacowano za pomocg

niejednorodnego modelu Markova opisanego w Analizie ekonomicznej [2].

Catkowite koszty uwzgledniane w poszczegolnych scenariuszach (wynikajgce z kosztéw
réznigcych leczenia), wyznaczono na podstawie: kosztu lekéw, kosztu monitorowania i oceny
skutecznosci leczenia, kosztu zwigzanego z przepisaniem i podaniem lekow, kosztu leczenia

rzutéw choroby.

W analizie, zgodnie z wnioskiem refundacyjnym uwzgledniono, ze lek, po wydaniu pozytywnej

decyzji refundacyjnej, dostepny bedzie w ramach programu lekowego i wydawany bedzie
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2-letni horyzont czasowy, rozpoczynajgcy sie w styczniu 2020 r i kohczacy w grudniu 2021 r.
Okres od stycznia 2020 do grudnia 2021 roku w dalszej czesci opracowania okreslano jako
1 rok refundacji. Analogicznie okreslono okresy wchodzgce w skfad kolejnych lat refundaciji.

Dla kluczowych danych wejsciowych przeprowadzono analize wrazliwoSci.
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WYNIKI

taczna liczba pacjentow, ktérzy bedg stosowac fingolimod w scenariuszu istniejgcym (tj. w
przypadku obowigzywania obecnych kryteriow kwalifikacji do Programu lekowego) w

wariancie prawdopodobnym wynosi w kolejnych 2 latach horyzontu czasowego:
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1. Cel analizy wplywu na system ochrony zdrowia

Celem analizy wptywu na system ochrony zdrowia jest oszacowanie wydatkow ptatnika

publicznego zwigzanych z
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Tabela 1.
Kryteria kwalifikacji do leczenia fingolimodem w ramach programu lekowego B.46.

Jak wynika z tabeli powyzej
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W celu uproszczenia opisu niniejszej analizie stosowano nastepujgce oznaczenia:

Chorzy z ,catkowita nieskutecznoscia’, tj. chorzy, ktérzy spetniajg obecne kryteria

kwalifikacyjne do Programu B.46,

Ponadto, w ramach niniejszej analizy oceniano etyczne oraz spoteczne konsekwencje
podjecia pozytywnej decyzji o finansowaniu ze $rodkow publicznych leku Gilenya® w

przedstawionym wskazaniu.

Analiza wptywu na system ochrony zdrowia skfada sie z dwoch czesci — niniejszego
dokumentu oraz arkusza kalkulacyjnego wykonanego w programie MS Excel 2016,
umozliwiajgcego obliczenie prognozowanych wydatkéow ptatnika w zaleznosci od przyjetych

zatozen.

2. Analiza wplywu na budzet

2.1. Metodyka analizy

Analize wykonano w oparciu o Rozporzgdzenie Ministra Zdrowia z dnia 2 kwietnia 2012 r. w
sprawie minimalnych wymagan, jakie muszg spetnia¢ analizy uwzglednione we wnioskach o
objecie refundacjg i ustalenie urzedowej ceny zbytu oraz o podwyzszenie urzedowej ceny
zbytu leku, $rodka spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobu
medycznego, ktére nie majg odpowiednika refundowanego w danym wskazaniu
(Rozporzadzenie MZ w sprawie minimalnych wymagan), Wytyczne Agencji Oceny
Technologii Medycznych i Taryfikacji (Wytyczne AOTMIT) oraz Ustawe z dnia 12 maja 2011
r. o refundacji lekéw, Srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zZywieniowego oraz
wyrobow medycznych (Dz. U. Nr 122, poz. 696, dalej zwang Ustawg o refundaciji) [1, 17, 21].

Analize wptywu na budzet podzielono na nastepujgce etapy:
1. Zdefiniowanie populacji docelowej,
2. Rozpowszechnienie technologii medycznych

3. Oszacowanie wydatkow ptatnika publicznego
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4. Analiza wrazliwosci
2.1.1. Zdefiniowanie populacji docelowej

Zdefiniowano populacje docelowg dla technologii wnioskowanej na podstawie projektu

Programu lekowego. Na rysunkach ponizej przedstawiono schematycznie konsekwencje dla
populacii docelowej FIN I
|

Risunek 1.
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2.1.2. Rozpowszechnienie technologii medycznych

Oszacowano rozpowszechnienie technologii medycznych stosowanych w populacji
docelowej oraz przeprowadzono prognoze rozpowszechnienia interwencji po podjeciu
pozytywnej decyzji refundacyjnej dla tej interwencji. Co wiecej w analizie ekonomicznej w
celu poréwnania technologii wnioskowanej z opcjonalng przyjeto prostg $ciezke leczenia,

ktérg reprezentuje nastepujgcy schemat:
B.29 — B.46 (tylko FIN) —» BSC

W analizie wptywu na budzet uwzgledniono takze, ograniczenia zwigzane z dostepem do
programu B.46 przejawiajgce sie tym, ze nie wszyscy pacjenci spetniajacy kryteria kwalifikacji
do tego programu rozpoczynajg leczenie oraz alternatywng terapie (dalej NAT) dostepng w

ramach programu lekowego B.46.

FIN — BSC

B.46- {NAT - BSC

B.29 - {BSC

Na dzien ztozenia wniosku w AOTMIT (patrz Biuletyn Informacji Publicznej AOTMIT [4])
rozpatrywane sg 3 zlecenia na ocene zasadnosci finansowania w drugiej linii leczenia SM

lekow:

Mavenclad, cladribinum, tabletki, 10 mg, 6 tabl.,, kod EAN: 4054839365355;
Mavenclad, cladribinum, tabletki, 10 mg, 4 tabl.,, kod EAN: 4054839365348;
Mavenclad, cladribinum, tabletki, 10 mg, 1 tabl., kod EAN: 4054839365331, we
wskazaniu: w ramach programu lekowego: "Leczenie stwardnienia rozsianego po
niepowodzeniu terapii lekami pierwszego rzutu lub szybko rozwijajgcej sie ciezkiej

postaci stwardnienia rozsianego (ICD-10: G35)". Zlecenie z dnia 2 lipca 2018 r.

Lemtrada, alemtuzumabum, koncentrat do sporzadzania roztworu do infuzji, 12
mg/1,2 ml, 1 fiol. 1,2 ml, EAN: 5909991088156 w ramach programu lekowego:




Gilenya® (fingolimod) w leczeniu chorych na ustepujgco- 17

@ nawracajgca postac¢ stwardnienia rozsianego o wysokiej aktywnosci
NAH TA (w tym szybko rozwijajgca sie, ciezkg posta¢ choroby) — analiza
(SNORANTIA NOCET wptywu na system ochrony zdrowia

"Leczenie stwardnienia rozsianego po niepowodzeniu terapii lekami pierwszego rzutu
(ICD-10: G35)". Zlecenie z dnia 19 lipca 2018 r.

Ocrevus, ocrelizumabum, koncentrat do sporzgdzania roztworu do infuzji, 30 mg/ml,
1 fiol. 10 ml, EAN 5902768001174, w ramach programu lekowego: "Leczenie
stwardnienia rozsianego okrelizumabem po niepowodzeniu terapii lekami pierwszego
rzutu (ICD-10: G35)". Zlecenie z dnia 3 sierpnia lipca 2018 r.

W wyniku procesu oceny technologii medycznej Prezes AOTMIT wydat w okresie wrzesien-
pazdziernik 2018 r. 3 pozytywne rekomendacje dotyczgce finansowania powyzszych
technologii medycznych ze $rodkéw publicznych [16, 14, 15]. W przypadku lekdw Ocrevus®
oraz Lemtrada® prezes AOTMIT rekomendowat ich refundacje w ramach istniejgcego
programu lekowego B.46 we wskazaniu SOT RRSM. Nalezy przy tym zaznaczy¢, ze
alemtuzumab jest obecnie finansowany w leczeniu chorych z RES RRSM ale ze srodkéw w
ramach programu lekowego B.29. W przypadku leku Mavenclad® prezes AOTMIT
rekomendowat jego refundacje w ramach programu lekowego B.46 w obu wskazaniach: SOT
oraz RES RRSM.

Na podstawie informacji przytoczonych w powyzszym akapicie nalezy wzig¢ pod uwage
mozliwos¢ objecia refundacjg w ramach programu lekowego B.46 trzech nowych produktéow
leczniczych, co nie pozostatoby bez wptywu na wielkos¢ refundacji fingolimodu. Jezeli leki te
miatyby zosta¢ refundowane na zasadach w ramach obecnego programu lekowego, czyli w
populacji, w ktorej fingolimod jest obecnie refundowany, to liczba pacjentéw stosujgcych

fingolimod w obu scenariuszach ulegnie réwnomiernemu zmniejszeniu. ||| GcNG_

Ze wzgledu na zaczernienie informacje w opublikowanych dokumentach wnioskowanych cen
tych trzech lekéw mozna jedynie wnioskowac¢, ze sg to technologie drozsze od obecnie
finansowanych lekow. Nie jest mozliwe uwzglednienie tych lekow w prognozie wydatkéw ze

wzgledu na brak cen i danych dotyczgcych przejecia w rynku.

W niniejszym raporcie zatozono, ze w horyzoncie analizy wptywu na budzet w programie
B.46 refundowane bedg dwa leki: fingolimod i natalizumab. W analizie wrazliwo$ci dodano
wariant, w ktérym w rozszerzonym wskazaniu, czyli w grupie pacjentdéw z czesciowg

nieskutecznoscig choroby refundowane bedzie 5 lekéw (fingolimod, natalizumab,
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alemtuzumab, okrelizumab i kladrybina). W wariancie tym przyjeto konserwatywnie, ze leki

te (z wyjatkiem fingolimodu) wejdg z cenami réwnymi cenom natalizumabu.
2.1.3. Oszacowanie wydatkéw ptatnika publicznego

Za pomocg zintegrowanego modelu Markova wykonano prognoze populacji docelowej w

kolejnych latach horyzontu czasowego poczgwszy od stycznia 2019 roku.

Obliczono przewidywane wydatki ptatnika oraz tgczne wydatki ptatnika i pacjentow w
populacji docelowej w latach ujetych w horyzoncie czasowym analizy dla scenariusza
istniejgcego, czyli w przypadku braku finansowania technologii wnioskowanej ze srodkéw

publicznych.

Obliczono przewidywane wydatki ptatnika oraz tgczne wydatki ptatnika i pacjentow w
populacji docelowej w horyzoncie czasowym analizy dla scenariusza nowego, czyli w
przypadku podjecia przez pfatnika pozytywnej decyzji o finansowaniu technologii

wnioskowanej ze srodkow publicznych.

Obliczono wydatki inkrementalne, czyli réznice pomiedzy wydatkami w scenariuszu nowym,
a wydatkami w scenariuszu istniejgcym. W przypadku, gdy wydatki inkrementalne przyjmuja
wartosci wyzsze od zera oznacza to dodatkowe obcigzenia finansowe zwigzane z podjeciem

pozytywnej decyzji refundacyjnej.

W niniejszym dokumencie wyniki oraz wartosci parametrow podawano najczesciej z
doktadnoscig do dwéch miejsc po przecinku, natomiast obliczenia wykonano na wartosciach

bez zaokraglen (w celu uzyskania bardziej doktadnych wynikéw).
2.1.4. Analiza wrazliwosci

Przeprowadzono analize wrazliwosci dla oszacowania populacji docelowej oraz kluczowych
parametrow uwzglednianych w niniejszej analizie. Wyniki analizy wrazliwosci przedstawiono

W rozdziale 2.10.4.2.

2.2. Horyzont czasowy

Zgodnie z Rozporzgdzeniem MZ w sprawie minimalnych wymagan, horyzont czasowy analizy
wplywu na budzet powinien obejmowac okres do momentu ustalenia sie stanu rownowagi oraz

€O najmniej pierwsze 2 lata od daty rozpoczecia finansowania danej technologii medycznej ze
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srodkéw publicznych [17]. Obecna decyzja refundacyjna fingolimodu zostata wydana na okres
2 lat od 1 marca 2018 r. [12].

Z informacji uzyskanych od Zamawiajgcego wynika, ze wniosek przeszedt ocene formalng 3
stycznia 2019 roku. W zwigzku z tym wydanie decyzji Ministra Zdrowia nastgpi nie wczesniej
niz we wrzesniu 2019 (przewidziano 2 miesigce na konsultacje do programu lekowego oraz 6
miesiecy na ocene AOTMIT i negocjacje finalnych warunkéw refundacji), co oznacza ze lek
mogtby by¢ dostepny w analizowanym wskazaniu dopiero od listopada 2019 roku. Ze wzgledu
na fakt, ze w modelu uwzgledniono cykl roczny, rozpoczecie refundacji mozna analizowac¢

jedynie w petnych rocznych cyklach. W zwigzku z tym w analizie przyjeto 2-letni horyzont

czasowy, obejmujgcy okres od stycznia 2020 do grudnia 2021 r.

W analizie wrazliwosci testowano wariant, w ktéorym decyzja refundacyjna zostaje wydana w
2019 roku.

2.3. Perspektywa

Zgodnie z Rozporzgdzeniem MZ w sprawie minimalnym wymagan, dotyczacym minimalnych
wymagan, jakie muszg spetnia¢ analizy wptywu na budzet, analiza zostata przeprowadzona

w dwoch wariantach:

z perspektywy podmiotu zobowigzanego do finansowania Swiadczen ze sSrodkow
publicznych (zgodnie z art. 14 Ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 roku o $wiadczeniach
opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw publicznych jest nim ptatnik publiczny, czyli
Narodowy Fundusz Zdrowia [22])

oraz dodatkowo z perspektywy wspodlnej podmiotu zobowigzanego do finansowania

Swiadczen ze srodkéw publicznych oraz $wiadczeniobiorcy (tj. pacjenta) [17].
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Wyniki z perspektywy wspdlnej sg zblizone do wynikow z perspektywy ptatnika publicznego
wiec nie przedstawiano ich w dokumencie (szczegdtowe uzasadnienie przedstawiono w

Analizie ekonomicznej [2]).

2.4. Scenariusze poréwnywane

W analizie wptywu na budzet rozwazano dwa scenariusze: istniejgcy oraz scenariusz nowy.
Scenariusz istniejgcy obrazuje sytuacje obecng, w ktorej technologia wnioskowana jest
refundowana dla chorych w ramach Programu lekowego B.46, Leczenie stwardnienia
rozsianego po niepowodzeniu terapii lekami pierwszego rzutu lub szybko rozwijajgcej sie
ciezkiej postaci stwardnienia rozsianego (ICD-10 G 35) zwanego dalej Programem lekowym
B.46, zgodnym z Obwieszczeniem Ministra Zdrowia z dnia 27 grudnia 2018 r. w sprawie
wykazu refundowanych lekéw, Srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia
Zywieniowego oraz wyrobow medycznych na dzien 1 stycznia 2019 r., zwanym dalej

Obwieszczeniem MZ w sprawie wykazu lekéw refundowanych [12]).

W scenariuszu nowym przyjeto sytuacje, w ktérej technologia wnioskowana jest refundowana
w leczeniu ustepujgco-nawracajgcej postaci stwardnienia rozsianego po niepowodzeniu
terapii lekami pierwszego rzutu lub o wysokiej aktywnosci (w tym szybko rozwijajgcej sie,
ciezkiej postaci choroby) w ramach Programu lekowego, uwzgledniajgcego zmiany

zaproponowane przez wnioskodawce (patrz Tabela 1).

Koszty catkowite w kazdym scenariuszu wyznaczono w trzech wariantach, uzaleznionych od
szacowanej na kolejne lata, wielkosci populacji docelowej. Wptyw na budzet pfatnika,

wyznaczony zostat jako roznica pomiedzy tymi scenariuszami.

W zwigzku z uwagami AOTMIT z pisma OT.4331.18.2019.KD.14 zaktualizowano dane
refundacyjne NFZ (uwzgledniajac komunikaty z okresu styczen-luty 2019). | EGczEG
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W celu spetnienia wymogéw formalnych Rozporzgdzenia MZ w sprawie minimalnych
wymagan wyniki analizy wptywu na budzet nalezy przedstawi¢ wyniki w dwoch wersjach: w
wersji bez uwzglednia RSS oraz w wersji z uwzglednieniem RSS. || G

2.5. Populacja obejmujaca wszystkich chorych, u ktérych

technologia wnioskowana moze zosta¢ zastosowana

W Polsce nie prowadzi sie oficjalnego krajowego rejestru chorych na SM (lac. sclerosis
multiplex — stwardnienie rozsiane). Jednak dane takie zawarte sg w raporcie MSIF (ang.
Multiple Sclerosis International Federation — Miedzynarodowa Federacja Towarzystw
Stwardnienia Rozsianego), w ktéorym rejestrowane sg dane dla chorobowosci i

zachorowalnosci na SM w réznych krajach Europy.

Na podstawie danych MSIF z 2008 roku w Polsce na stwardnienie rozsiane choruje 120 oséb
na 100 000 mieszkancéw, uwzgledniajgc aktualng liczbe mieszkancéw Polski — okoto 38,4 min
(Gtéwny Urzad Statystyczny — stan w dniu 30 XIl 2017 rok [8]), chorobowo$¢ wedtug tego
zrédta wynosi okoto 46 120 chorych. Zgodnie z danymi z prezentacji Brola 2016 w Polsce w
2015 roku byto 46 049 chorych na stwardnienie rozsiane [5]. Nalezy przy tym zwrdci¢ uwage,
ze w praktyce liczba pacjentow spetniajgcych kryteria okreslone we wskazaniu rejestracyjnym
leku Gilenya® jest znacznie nizsza. Produkt Gilenya® jest wskazany do stosowania w
monoterapii w ustepujgco-nawracajgcej postaci stwardnienia rozsianego o duzej aktywnosci u
pacjentdow z wysokg aktywnoscig choroby pomimo petnego i wtasciwego cyklu leczenia co
najmniej jednym produktem modyfikujgcym jej przebieg lub u pacjentéw z szybko rozwijajgcg
sie ciezkg postacig SM, definiowang jako 2 lub wiecej rzutéw powodujgcych niesprawnos$¢ w

ciggu jednego roku oraz 1 lub wiecej zmian ulegajgcych wzmocnieniu po podaniu gadolinu w
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obrazach MRI moézgu lub znaczgce zwiekszenie liczby zmian T2-zaleznych w poréwnaniu z
wczesniejszym, ostatnio wykonanym badaniem MRI [6]. W zwigzku z tym populacje
wszystkich pacjentéw, u ktoérych technologia moze by¢ zastosowana okreslono jako populacje
wszystkich chorych na RRSM. Profesor Adam Stepien w swojej prezentacji podaje, ze u okoto
80-85% chorych w momencie diagnozy stwierdza sie RRSM jednak po 10 latach choroby u
40%-50% dochodzi do progresji do postaci wtornie postepujacej. Biorgc pod uwage dane
odnoszace sie do dtugiego okresu mozna zatozy¢, ze RRSM wystepuje u okoto potowy
pacjentéw. Tym samym populacja obejmujgca wszystkich chorych, u ktérych wnioskowana
technologia moze zosta¢ zastosowana obejmuje ok. 23 tys. chorych. Wartosé ta nie ma

wplywu na wynik analizy.

2.6. Populacja, w ktoérej technologia wnioskowana jest

obecnie stosowana

Obecnie lek Gilenya® (fingolimod) jest stosowany w ramach programu lekowego B.46. u
chorych na ustepujgco-nawracajgcg postac stwardnienia rozsianego, u ktérych stwierdza sie

brak odpowiedzi na petny, minimum roczny cykl leczenia za pomocg lekdéw z programu B.29.

Lek Gilenya® jest finansowany od 1 stycznia 2013 r. W odpowiedzi na pismo o udostepnienie
informacji publicznej NFZ przekazat wykonawcy analizy dane dotyczgce dokfadnej liczby
pacjentow leczonych w programie lekowym B.46. fingolimodem w latach 2013-2016. Zgodnie
z danymi przekazanymi przez NFZ w 2016 roku technologie wnioskowang stosowato 634
pacjentow (dane przekazane przez NFZ przedstawiono w rozdziale 8.4). Oszacowania te
zostaty uzupetnione danymi ze sprawozdania NFZ za rok 2017 i 2018 [19]. Dane te zostaty

przedstawione w tabeli ponizej.

Tabela 2.
taczna liczba chorych leczonych w Programie lekowym B.46

Zrédio

311~
o68* 367 201 Dane udostepnione przez NFZ
797* 521 276 (patrz rozdziat 8.4)
803**/991* 634 357
978*+/1121* 719 402 Sprawozdame[i\lgljz zarok 2017
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Zrodto

Sprawozdanie NFZ za rok 2018
[19]

1 143**/1244*

*Suma liczby pacjentéw, ktorzy otrzymali FIN lub NAT w ciggu danego roku

**Liczba rozliczonych $wiadczen za diagnostyke w Programie lekowym

Powyzsze oszacowania na podstawie danych NFZ s3g spdjne z danymi pochodzgcymi z

prezentaciji Prof. Ryglewicz[18] i Prof. Stepnia [20]*.

Ze wzgledu na konstrukcje modelu i charakterystyke problemu decyzyjnego nalezy rozdzieli¢
liczbe pacjentéow stosujgcych FIN i NAT na dwie grupy: SOT i RES RRSM. W tabeli ponizej
przedstawiono liczbe pacjentéw leczonych natalizumabem w programie lekowym B.46, ktorzy
byli oraz nie byli leczeni wczesniej lekami | rzutu, ktére to dane otrzymano od NFZ (w

odpowiedzi na wniosek o udostepnienie informacji publicznej z dnia 3 marca 2017 roku).

Tabela 3.
Liczba chorych stosujacych NAT we wskazaniu RES RRSM w latach 2013-2016

Zmiana liczby chorych w stosunku do
RES RRSM roku poprzedniego

RES RRSM

Ogoétem

Doktadna liczba chorych stosujgcych NAT w RES RRSM w latach 2017-2018 nie jest znana,

ale zatozono, ze musiata wzrastaé, gdyz tgczna liczba pacjentéw stosujgcych NAT wzrastata

(patrz Tabela 2). Aby wyznaczy¢ brakujgce liczby pacjentéow stosujgcych NAT w RES RRSM

4 Prof. Danuta Ryglewicz podata, ze w 2015 roku lekami: pierwszego rzutu leczonych byto 8796
chorych, drugiego rzutu leczonych byto 834 chorych. Prof. Adam Stepien w swojej prezentacji zawart
dane, z ktérych wynika, ze leki: pierwszego rzutu stosowato 6 829 chorych, drugiego rzutu stosowato
byto 644 chorych. W prezentacji prof. Stepnia nie podano, z ktérego roku pochodzg te dane, lecz biorgc
pod uwage, ze program lekowy B.46 wdrozony zostat w 2013 roku (faktycznie refundacja lekéw
rozpoczeta sie w dopiero kwietniu) to mozna uznaé, ze odnoszg sie one do roku 2014.
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wyznaczono roczny przyrost liczby chorych stosujgcych NAT w latach 2017 i 2018. Zatozono,

ze 14%?® dodatkowych chorych bedzie trafia¢ leczonych we wskazaniu RES RRSM.

W przypadku FIN to jest on refundowany we wskazaniu RES RRSM dopiero od 2017 roku,
dlatego tez wszyscy pacjenci stosujacy FIN w latach 2013-2016 otrzymywali go we wskazaniu
SOT RRSM. Liczbe pacjentow stosujgcych FIN we wskazaniu RES RRSM wyznaczono
analogicznie do NAT: najpierw obliczono przyrost tgcznej liczby chorych stosujgcych FIN a
nastepnie pomnozono przez odsetek chorych w RES RRSM, z tg rdéznicg, ze w nowo
przyznanym wskazaniu odsetek ten bedzie najprawdopodobniej wiekszy, dlatego

uwzgledniono warto$¢ 50%?°.

Liczbe pacjentow w SOT RRSM wyznaczono odejmujgc od tgcznej liczby chorych, liczbe
pacjentow we wskazaniu RES RRSM. Podsumowanie obliczen przedstawiono w tabeli
ponizej:

Tabela 4.
Liczba chorych stosujacych FIN lub NAT w poszczegdlnych wskazaniach

SOT RRSM \ RES RRSM

FIN NAT ‘ Ogoétem FIN

46
467 367 100 101 0 101
676 521 155 121 0 121
859 634 225 132 0 132
940 677 264 181 43* 138*+*
1018 715 304 226 81** 1443

*0+(719-634)*50%
**43+(796-719)*50%
*k1 30 +(402-357)*14%
wkk] 38+(448-402)*14%

W dalszych obliczeniach dla populacji SOT i RES RRSM wykorzystywane bedg odpowiednie

dane z powyzszej tabeli.

5 Przyrost RES w 2016 r. / Przyrost NAT ogétem w 2016 r : 11/81=0,14
6 Oszacowano przez analogie do NAT w pierwszym roku refundacji: 46/92=50%
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2.7. Populacja docelowa, wskazana we wniosku

2.7.1. Oszacowanie liczebnosci chorych w grupie SOT RRSM
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2.7.1.1. Liczba chorych leczonych w programie B.29

Il




Gilenya® (fingolimod) w leczeniu chorych na ustepujgco- 27

@ nawracajgca postac¢ stwardnienia rozsianego o wysokiej aktywnosci
NAH TA (w tym szybko rozwijajgca sie, ciezkg posta¢ choroby) — analiza
(SNORANTIA NOCET wptywu na system ochrony zdrowia

2.7.1.1. Liczba chorych spetniajgcych kryteria kwalifikacji do B.46
(SOT RRSM)




Gilenya® (fingolimod) w leczeniu chorych na ustepujgco- 28

@ nawracajgca postac¢ stwardnienia rozsianego o wysokiej aktywnosci
NAH TA (w tym szybko rozwijajgca sie, ciezkg posta¢ choroby) — analiza
(SNORANTIA NOCET wptywu na system ochrony zdrowia

Tabela 6.
Odsetek pacjentow spetniajgcych kryteria kwalifikacji we wskazaniu SOT RRSM

2.7.1.2. Odsetek pacjentéw przechodzacych z programu B.29 do
programu B.46 (SOT RRSM)
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7 Szerzej bariery w dostepie do leczenia w programie B.46 opisano w raporcie HTA z 2017 roku
dotyczacym zniesienia ograniczenia dtugosci leczenia lekiem Gilenya [3]
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@ nawracajgca postac¢ stwardnienia rozsianego o wysokiej aktywnosci
NAH TA (w tym szybko rozwijajgca sie, ciezkg posta¢ choroby) — analiza
(SNORANTIA NOCET wptywu na system ochrony zdrowia

2.7.1.3. Udziaty w rynku technologii wnioskowanej w populacji SOT
RRSM
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@ nawracajgca postac¢ stwardnienia rozsianego o wysokiej aktywnosci
NAH TA (w tym szybko rozwijajgca sie, ciezkg posta¢ choroby) — analiza
(SNORANTIA NOCET wptywu na system ochrony zdrowia

2.7.2. Oszacowanie liczebnosci chorych w grupie RES RRSM
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@ nawracajgca postac¢ stwardnienia rozsianego o wysokiej aktywnosci
NAH TA (w tym szybko rozwijajgca sie, ciezkg posta¢ choroby) — analiza
(SNORANTIA NOCET wptywu na system ochrony zdrowia
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@ nawracajgca postac¢ stwardnienia rozsianego o wysokiej aktywnosci
NAH TA (w tym szybko rozwijajgca sie, ciezkg posta¢ choroby) — analiza
(SNORANTIA NOCET wptywu na system ochrony zdrowia
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@ nawracajgca postac¢ stwardnienia rozsianego o wysokiej aktywnosci
NAH TA (w tym szybko rozwijajgca sie, ciezkg posta¢ choroby) — analiza
(SNORANTIA NOCET wptywu na system ochrony zdrowia

Tabela 11.
Liczebnos¢ populacji docelowej (w przeliczeniu na cykl) - RES RRSM

2.7.2.1. Odsetek pacjentéw podejmujacych leczenie w programie
B.46 (RES RRSM)
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@ nawracajgca postac¢ stwardnienia rozsianego o wysokiej aktywnosci
NAH TA (w tym szybko rozwijajgca sie, ciezkg posta¢ choroby) — analiza
(SNORANTIA NOCET wptywu na system ochrony zdrowia
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@ nawracajgca postac¢ stwardnienia rozsianego o wysokiej aktywnosci
NAH TA (w tym szybko rozwijajgca sie, ciezkg posta¢ choroby) — analiza
(SNORANTIA NOCET wptywu na system ochrony zdrowia
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Koszty uwzglednione w ramach Analizy wptywu na budzet zaczerpnieto z Analizy

Ekonomicznej [2].

Uwzgledniono nastepujgce kategorie kosztowe (dla obu wskazanych perspektyw, wystepujg

koszty we wskazanych kategoriach, cho¢ ich wysokos$¢ moze sie roznic):

koszty lekow;

koszt podania i przepisania leku;
monitorowania i diagnostyki;
koszty leczenia rzutu choroby;
koszty BSC.
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@ nawracajgcg postac¢ stwardnienia rozsianego o wysokiej aktywnosci
NMAF TA (w tym szybko rozwijajgca sie, ciezkg posta¢ choroby) — analiza
IGNORANTIA NOCET wptywu na system ochrony zdrowia

Wymienione kategorie kosztowe stanowig catkowite koszty réznigce oceniane technologie
medyczne. |, . <oszt
wszystkich pozostatych lekéw oszacowano na podstawie danych refundacyjnych NFZ . Koszt
wszystkich lekow w tym koszt FIN w wersji bez RSS oszacowano na podstawie danych z

Wykazu lekow refundowanych.

W tabeli ponizej przedstawiono roczne koszty terapii uwzglednione w analizie wptywu na
budzet.

Tabela 12.
Koszty uwzgledniony w analizie w populacji SOT RRSM w wersji z RSS

Koszt

1 068,57
1 730,56

1627,01
27 284,53

1892,57 0,00
11 505,09 6 096,69

Koszt leczenia rzutéw choroby (PLN/rzut) ‘

Pozostate koszty (PLN/rok) ‘

Tabela 13.
Koszty uwzglednione w analizie w populacji RES RRSM w wersji z RSS

Koszt ‘ B.46 (FIN)
I I I
Koszt leczenia rzutéw choroby (PLN/rzut) ‘ 1 493,68 1017,63 2 890,35 0,00
Pozostate koszty (PLN/rok) ‘ 27 284,53 1 730,56 9847,19 9907,12

Tabela 14.
Koszty uwzgledniony w analizie w populacji SOT RRSM w wersji bez RSS

Koszt ‘ B.46 (FIN)

Koszt leczenia rzutéw choroby (PLN/rzut) ‘

1627,01

1 068,57

1892,57

0,00

Pozostate koszty (PLN/rok) |

43 249,20

1 730,56

17 640,60

6 096,69

Tabela 15.

Koszty uwzglednione w analizie w populacji RES RRSM w wersji bez RSS

Koszt

\ B.46 (FIN)

Koszt leczenia rzutéw choroby (PLN/rzut) ‘

1 493,68

1017,63

2 890,35

0,00

Pozostate koszty (PLN/rok) ‘

43 249,20

1 730,56

9 847,02

9907,12
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@ nawracajgcg postac¢ stwardnienia rozsianego o wysokiej aktywnosci
NMAF TA (w tym szybko rozwijajgca sie, ciezkg posta¢ choroby) — analiza
IGNORANTIA NOCET wptywu na system ochrony zdrowia

2.9. Podsumowanie danych wejsciowych

Podsumowanie danych wejsciowych przedstawiono w ponizszej tabeli.

Tabela 16.
Dane wejsciowe uwzgledniane w analizie wpltywu na budzet

Parametr Wartosé Zrodto

Rozporzgdzenie MZ w sprawie

Horyzont czasowy 2 lata minimalnych wymagar [17]

Zatozenie na podstawie Programu

Diugosé cyklu w modelowaniu 1 rok B.29 oraz B.46

Tabela 12, Tabela 13, Tabela 14,

Koszty uwzglednione w analizie

Analiza ekonomiczna [2]

Tabela 15
Udzialy technologii medycznych
stosowan_ych w pop_ulacll Tabela 10
docelowej w scenariuszu
istniejacym
Dane udostepnione przez NFZ
Udziaty technologii medycznych
stosowanych w populacji
docelowej w scenariuszu Tabela 10
nowym
|
Koszty w populacji SOT RRSM Tabela 12, Tabela 14 Dane dostarczone przez
- zamawiajgcego,
Koszty w populacji RES RRSM Tabela 13, Tabela 15 Analiza ekonomiczna [2]

2.10. Wyniki analizy

2.10.1. Oszacowanie populacji w ktérej wnioskowana technologia
bedzie stosowana przy zalozeniu, ze minister wiasciwy do

spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu refundacjq

W tabelach ponizej przedstawiono oszacowanie populacji chorych, w ktérej technologia

wnioskowana bedzie stosowana:

jezeli Minister Zdrowia nie wyda decyzji o objeciu refundacjg (scenariusz istniejgcy),

jezeli Minister zdrowia wyda decyzje o objeciu refundacjg (Scenariusz nowy).

Nalezy zwrdci¢ uwage, ze w analizie wptywu na budzet nie brano pod uwage pacjentéw, ktorzy

obecnie stosuja fingolimod w ramach Programu lekowego. [ EGcNNGNGEGEGEGEGEEEEEE
|
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@ nawracajgca postac¢ stwardnienia rozsianego o wysokiej aktywnosci
NAH TA (w tym szybko rozwijajgca sie, ciezkg posta¢ choroby) — analiza
(SNORANTIA NOCET wptywu na system ochrony zdrowia

I ' 2 viazku z powyzszym koszt zwigzany z leczeniem tej grupy chorych
bedzie nieréznigcy i nie zostat on uwzgledniony w analizie wptywu na budzet.

2.10.1.1. SOT RRSM

Tabela 17.
Liczba chorych stosujacych fingolimod w kolejnych latach analizy — populacja SOT
RRSM

Prognoze populacji w wariancie prawdopodobnym w postaci graficznej przedstawiono na

wykresie ponizej:

Rysunek 9.

2.10.1.2. RES RRSM

Tabela 18.
Liczba chorych stosujacych fingolimod w kolejnych latach analizy — populacja RES
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@ nawracajgca postac¢ stwardnienia rozsianego o wysokiej aktywnosci
NAH TA (w tym szybko rozwijajgca sie, ciezkg posta¢ choroby) — analiza
(SNORANTIA NOCET wptywu na system ochrony zdrowia

Rysunek 10.

2.10.2. Aktualne wydatki budzetowe

Zgodnie z danymi refundacyjnymi NFZ tgczne wydatki na leki stosowane w ramach Programu
lekowego B.46 w tym okresie rzedu 66,40 min PLN w 2017 roku oraz 74,12 min w 2018 roku.
W tym wartos¢ refundacji fingolimodu w 2017 roku wyniosta 45,97 min PLN, natomiast w roku
2018 roku wyniosta 50,8 min PLN.

Z modelu BIA wynika, ze estymowane wydatki zwigzane z terapig FIN w wariancie

prawdopodobnym:

w populacji SOT RRSM wyniosty:
w 2017 roku: 51,8 min PLN,
w 2018 roku: 53,5 min PLN,
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@ nawracajgcg postac¢ stwardnienia rozsianego o wysokiej aktywnosci
NMAF TA (w tym szybko rozwijajgca sie, ciezkg posta¢ choroby) — analiza
IGNORANTIA NOCET wptywu na system ochrony zdrowia

w populacji RES RRSM wyniosty:
w 2017 roku: 2,9 min PLN,
w 2018 roku: 5,6 min PLN,

Poziom wydatkéw ptfatnika publicznego zwigzanych z fingolimodem w 2017 roku jest o okoto
19% wyzszy niz w rzeczywistosci i w 2018 roku okoto 16% wyzszy niz w rzeczywistosci.
Rozbieznosci te sg prawdopodobnie spowodowane przyjeciem cyklu modelowania o diugosci
jednego roku. W modelu kazdy pacjent odbywa petny roczny cykl terapii, podczas gdy w
rzeczywistosci moze przerwac takze w trakcie roku. Jest to rozwigzanie konserwatywne,
poniewaz w scenariuszu nowym koszty réwniez sg rozliczane w petnych roczne cyklach
terapeutycznych. Oznacza, ze wydatki w obu scenariuszach mogg by¢ zawyzone w tym
samym stopniu. Niemniej jednak, rzad wielkosci wydatkéw w modelu jest zblizony do

rzeczywistego.

2.10.3. Prognozowane wydatki budzetowe w wersji z

uwzglednieniem RSS

2.10.3.1. SOT RRSM

Wyniki analizy w populacji SOT RRSM przedstawiono w uwzglednianym horyzoncie
czasowym, z perspektywy pfatnika publicznego (wyniki z perspektywy wspodlnej sg tozsame).

Dodatkowo wyniki przedstawiono w wariantach (minimalny, prawdopodobny, maksymalny).

Tabela 19.
Wyniki analizy wplywu na budzet w populacji SOT RRSM z perspektywy ptatnika
publicznego, koszt catkowity w wersji z RSS
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NMAHTA (w tym szybko rozwijajgcyg sie, ciezkg posta¢ choroby) — analiza
(SNORANTIA NOCET wptywu na system ochrony zdrowia

2.10.3.2. RES RRSM

Wyniki analizy w populacji RES RRSM przedstawiono w uwzglednianym horyzoncie
czasowym, z perspektywy ptatnika publicznego (wyniki z perspektywy wspodlnej sg tozsame).

Dodatkowo wyniki przedstawiono w wariantach (minimalny, prawdopodobny, maksymalny).

Tabela 20.

Wyniki analizy wplywu na budzet w populacji RES RRSM z perspektywy ptatnika
publicznego, koszt catkowity w wersji z RSS
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@ nawracajgca postac¢ stwardnienia rozsianego o wysokiej aktywnosci
NMAHTA (w tym szybko rozwijajgcyg sie, ciezkg posta¢ choroby) — analiza
(SNORANTIA NOCET wptywu na system ochrony zdrowia

2.10.4. Prognozowane wydatki budzetowe w wersji bez

uwzglednienia RSS

W niniejszym rozdziale przedstawiono wyniki analizy wptywu na budzet wyznaczone przy

zatozeniu oficjalnych cen lekow z Wykazu lekow refundowanych.
2.10.4.1. Wyniki w populacji SOT RRSM

Tabela 21.
Wyniki analizy wplywu na budzet w populacji SOT RRSM z perspektywy ptatnika
publicznego, koszt catkowity w wersji bez RSS
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NMAF TA (w tym szybko rozwijajgca sie, ciezkg posta¢ choroby) — analiza
IGNORANTIA NOCET wptywu na system ochrony zdrowia

2.10.4.2. Wyniki w populacji RES RRSM

Tabela 22.
Wyniki analizy wplywu na budzet w populacji RES RRSM z perspektywy ptatnika
publicznego, koszt catkowity w wersji bez RSS

- mm | = N e,

3. Analiza wrazliwosci

Jednokierunkowg analize wrazliwosci przeprowadzono dla parametréw, ktdre w najwiekszym

stopniu obarczone sg niepewnoscig i majg potencjalnie najwiekszy wptyw na wyniki. Dla
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@ nawracajgca postac¢ stwardnienia rozsianego o wysokiej aktywnosci
NAH TA (w tym szybko rozwijajgca sie, ciezkg posta¢ choroby) — analiza
(SNORANTIA NOCET wptywu na system ochrony zdrowia

parametrow tych przeprowadzono analize wartosci skrajnych (ang. extreme value analysis),
ktéra ocenia wptyw przyjecia przez te parametry wartosci ekstremalnych, a wiec zaklada

pesymistyczne oraz optymistyczne scenariusze.

Parametry uzyte w analizie wrazliwos$ci, wraz z zakresem zmiennosci, zrédtem danych oraz

uzasadnieniem zakreséw zmiennosci wskazano w ponizszej tabeli.
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wysokiej aktywnosci (w tym szybko rozwijajgca sie, ciezkg postaé choroby) — analiza wplywu na system
NAHTTA ochrony zdrowia

IBMNORANTLA NOCET

Tabela 23.
Parametry uzyte w analizie wrazliwosci wraz z zakresem zmiennosci i zrédtem danych w populacji SOT RRSM i RES RRSM
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wysokiej aktywnosci (w tym szybko rozwijajgca sie, ciezkg postaé choroby) — analiza wplywu na system
NAHTTA ochrony zdrowia

IBMNORANTLA NOCET




Gilenya® (fingolimod) w leczeniu chorych na ustepujgco- 49

@ nawracajgca postac¢ stwardnienia rozsianego o wysokiej aktywnosci
NMAHTA (w tym szybko rozwijajgcyg sie, ciezkg posta¢ choroby) — analiza
(SNORANTIA NOCET wptywu na system ochrony zdrowia

Wyniki analizy wrazliwoséci (dla wariantu prawdopodobnego) przedstawiono w ponizszej tabeli.




@ Gilenya® (fingolimod) w leczeniu chorych na ustepujgco-nawracajgcg posta¢ stwardnienia rozsianego o 50

wysokiej aktywnosci (w tym szybko rozwijajgca sie, ciezkg posta¢ choroby) — analiza wplywu na system
NAHTTA ochrony zdrowia

IBMNORANTLA NOCET

Tabela 24.
Wyniki analizy wrazliwosci z perspektywy platnika publicznego w populacji SOT RRSM
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wysokiej aktywnosci (w tym szybko rozwijajgca sie, ciezkg posta¢ choroby) — analiza wplywu na system
NAHTTA ochrony zdrowia

IBMNORANTLA NOCET
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wysokiej aktywnosci (w tym szybko rozwijajacy sie, ciezka posta¢ choroby) — analiza wptywu na system
NAHTTA ochrony zdrowia

IBMNORANTLA NOCET

Tabela 25.
Wyniki analizy wrazliwosci z perspektywy ptatnika publicznego w wersji z RSS oraz bez RSS w populacji RES RRSM
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wysokiej aktywnosci (w tym szybko rozwijajgca sie, ciezkg posta¢ choroby) — analiza wplywu na system
NAHTTA ochrony zdrowia

IBMNORANTLA NOCET
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@ nawracajgca postac¢ stwardnienia rozsianego o wysokiej aktywnosci
NAH TA (w tym szybko rozwijajgca sie, ciezkg posta¢ choroby) — analiza
(SNORANTIA NOCET wptywu na system ochrony zdrowia

4. Wptyw na organizacje udzielania swiadczen

W zwigzku z faktem, ze fingolimod jest technologig aktualnie finansowang w leczeniu
stwardnienia rozsianego w ramach Programu lekowego B.46, pozytywna decyzja dotyczgca
refundacji produktu Gilenya® (fingolimod) w leczeniu chorych na chorych na ustepujgco-
nawracajgcg postac stwardnienia rozsianego o wysokiej aktywnosci (w tym szybko rozwijajgcg
sie, ciezkg posta¢ choroby), nie spowoduje nowych konsekwencji w organizacji udzielania

swiadczen zdrowotnych.

W zwigzku z powyzszym, w wyniku rozpoczecia finansowania ocenianej technologii
medycznej, nie wystgpi koniecznos¢ dodatkowych szkolen personelu medycznego, czy tez

tworzenia nowych wytycznych okreslajgcych sposéb podawania leku.

5. Aspekty etyczne i spoteczne

Decyzja dotyczgca objecia refundacjg produktu Gilenya® w ramach Programu lekowego,
dotyczy wytgcznie chorych kwalifikujgcych sie do programu lekowego, a zatem pacjentow
spetniajgcych wszystkie kryteria witgczenia, co zapewnia, ze technologia bedzie stosowana w

populacji chorych, u ktérych spodziewane sg najwieksze korzysci kliniczne.

Pozytywna decyzja dotyczgca finansowania technologii wnioskowanej, nie stoi w sprzecznosci
z aktualnie obowigzujgcymi regulacjami prawnymi i nie naktada na chorego dodatkowych

wymogow zwigzanych z rozpoczeciem leczenia.

Ponizsza tabela (Tabela 26) przedstawia ocene aspektdéw spotecznych i etycznych dotyczgcej

stosowania technologii wnioskowanej w omawianym wskazaniu.

Tabela 26.
Aspekty spoteczne i etyczne
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@ nawracajgca postac¢ stwardnienia rozsianego o wysokiej aktywnosci
NMAHTA (w tym szybko rozwijajgcyg sie, ciezkg posta¢ choroby) — analiza
(SNORANTIA NOCET wptywu na system ochrony zdrowia

Warunek Wartos¢

Czy i ktére grupy pacjentéw moga byé faworyzowane na skutek zatozen przyjetych w

o . ; Zadne
analizie ekonomicznej;

Czy niekwestionowany jest réwny dostep do technologii medycznej przy jednakowych

potrzebach; Tak

Duza korzys¢ dla
waskiej grupy
chorych

Czy spodziewana jest duza korzys¢ dla waskiej grupy osoéb, czy korzy$¢ mata, ale
powszechna;

Czy technologia stanowi odpowiedz dla 0s6b o istotnych potrzebach zdrowotnych, dla

ktérych nie ma obecnie dostepnej zadnej metody leczenia. Nie

Czy pozytywna decyzja w odniesieniu do ocenianej technologii moze powodowaé problemy spoteczne,

w tym:

wplywac na poziom satysfakcji pacjentow z otrzymywanej opieki medycznej; Nie
grozi¢ niezaakceptowaniem postepowania przez poszczegdlnych chorych; Nie
powodowac lub zmienia¢ stygmatyzacije; Nie
wywotywaé ponadprzecietny lek; Nie
powodowac¢ dylematy moralne; Nie
stwarzaé problemy dotyczace pici lub rodzinne. Nie
nie stoi w sprzecznosci z aktualnie obowigzujgcymi regulacjami prawnymi, Nie
czy stwarza koniecznos¢ dokonania zmian w prawie/przepisach; Nie
oddziatuje na prawa pacjenta lub prawa cztowieka. Nie

Czy stosowanie technologii naklada szczegolne wymogi, takie jak:

koniecznos¢ szczegolnego informowania pacjenta lub uzyskiwania jego zgody; Nie

potrzeba zapewnienia pacjentowi prawa do poszanowania godnosci i intymnosci oraz

! L Lot . ) Nie
tajemnicy informacji z nim zwigzanych;

potrzeba uwzgledniania indywidualnych preferencji, potrzeba czynnego udziatu pacjenta

w podejmowaniu decyzji o0 wyborze metody postepowania. Nie

6. Zalozenia i ograniczenia

W analizie uwzgledniono ponadto, ze technologia wnioskowana finansowana bedzie w ramach
obecnie istniejgcej grupy limitowej 1105.0, zgodnie z uzasadnieniem wskazanym w rozdziale
0. Podstawe limitu w tej grupie limitowej stanowi¢ bedzie lek Gilenya®, kaps. Twarde, 0,5 mg
(jedyny produkt leczniczy w tej grupie). Podejscie takie jest zgodne z zapisami Ustawy o

refundacji.

Prognozy zuzycia analizowanych technologii medycznych oszacowano na podstawie danych
udostepnionych przez NFZ dotyczgcych liczby pacjentéw leczonych w Programie B.46 w
latach 2013-2017. Nalezy zaznaczy¢, ze dostepne dane NFZ z | potowy 2018 roku sugerujg
spowolnienie a nawet zahamowanie przyrostu pacjentéw leczonych w programie. Sg to jednak

dane niedojrzate (wielu chorych moze by¢ zakwalifikowanych w Il potowie roku).
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W analizie zatozono arbitralnie, ze odsetek pacjentdéw podejmujgcych leczenie w programie
lekowym nie spadnie ponizej 10%. Nalezy wyjasni¢, ze jest to wylgcznie rozwigzanie
techniczne, ktére nie stanowi ograniczenia analizy, poniewaz parametr ten moze przyjmowac
dowolng wartos¢ z przedziatu od 10% do 100%. Przyjecie tego rozwigzania zapobiega

sytuacji, w ktorej liczba nowo zakwalifikowanych pacjentow osiggnetaby 0.

W przypadku FIN stosowanego w populacji RES RRSM dostepne sg dane jedynie za jeden
petny rok 2017, w zwigzku z czym wykonana prognoza zapotrzebowania dla tego leku
charakteryzuje sie znaczng niepewnoscia. W oparciu o dane z 2017 roku przewidziano wzrost
liczby chorych stosujacych FIN we wskazaniu RES RRSM, stanowigcy bezposrednig
kontynuacje trendu. Jak wskazano wczeéniej, dostepne dane za | potowe 2018 roku sugerujg
spowolnienie przyrostu liczby pacjentéw w programie lekowym B.46 w zwigzku z czym

opracowana prognoza ma charakter konserwatywny.
Gltowne zatozenia prognozy populacji docelowej i zuzycia technologii to:

Liczba pacjentow w programie lekowym B.29 bedzie wzrasta¢ zgodnie z
obserwowanym trendem,

liczba pacjentéw diagnozowanych co roku z rozpoznaniem RES RRSM bedzie stata,
odsetek pacjentow, ktérzy spetniajg kryteria kwalifikacji wyznaczono na podstawie
analizy Monte Carlo,

odsetek pacjentéw podejmujgcych leczenie w ramach programu B.46 maleje (zgodnie
z obserwowanym trendem),

FIN posiada przewage rynkowg nad NAT, polegajgcg na wiekszym udziale w rynku,

ktora stopniowo maleje.

Nalezy réwniez zwrdci¢ uwage, ze w 2018 roku w AOTMIT zakohczono postepowanie
dotyczgce oceny optacalnosci stosowania technologii medycznych: kladrybiny, okrelizumabu
oraz alemtuzumabu w leczeniu stwardnienia rozsianego. Wszystkie te leki uzyskaty pozytywng
rekomendacje prezesa AOTMIT w zakresie finansowania w ramach istniejgcego programu
lekowego B.46 (przy czym okrelizumab i alemtuzumab jedynie w populacji SOT RRSM,
natomiast kladrybina zarébwno w populacji SOT RRSM jak i RES RRSM). W przypadku
wydania pozytywnej decyzji refundacyjnej leki te mogg przejgé czes¢ rynku od obecnie
refundowanych w programie B.46 lekow fingolimodu i natalizumabu. W zwigzku z tym jest
bardzo prawdopodobne, ze w zuzycie FIN bedzie mniejsze niz wynika z opracowanej w
niniejszym raporcie prognozy. Wyniki analizy reprezentujg zatem konserwatywny wariant, w

ktorym w ramach ktérego FIN zachowuje silng pozycje rynkowa.
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8.2. Dane NFZ dotyczgce programu lekowego B.29

W tabeli ponizej przedstawiono liczbe pacjentéw leczonych w ramach programu lekowego

B.29, na podstawie sprawozdanh z dziatalnosci NFZ na IV kwartat z lat 2013-2018.

Tabela 28.
Liczba pacjentéw leczonych w programach lekowych B.29.

Liczba pacjentéw u ktérych
rozliczono ryczalt za diagnostyke
w programie B.29

Suma liczby pacjentéw, u ktérych
podano leki w programie B.29

6892 b.d.
7893 b.d.
9029 b.d.
10741 8854
12707 10321
14 190 11993

Ze wzgledu na zmiany w sposobie raportowania danych przez NFZ liczba ryczattow za

diagnostyke zostata podana tylko w latach 2016-2018.

Nalezy zwrdci¢ uwage, ze suma liczby pacjentéw u ktérych podano leki jest wigksza od liczby
pacjentéw, u ktoérych rozliczono ryczatt za diagnostyke. Na podstawie danych z 2016 roku
oszacowano, ze liczba rozliczonych ryczattow stanowi ok. 82% sumy pacjentow, ktérzy
otrzymali leki w ramach programu B.29 co jest najprawdopodobniej spowodowane tym, ze
niektorzy pacjenci mogli zmienic terapie i otrzymac dwa leki w ciggu roku. Jest to tym bardziej
prawdopodobne, ze w odpowiedzi na wniosek o udostepnienie informacji publicznej NFZ
przekazat informacje, ze liczba pacjentéw stosujgcych dowolny interferon beta w ramach
programu B.29 wynosita w 2016 roku 7 742. Zsumowanie liczby pacjentéw, ktérzy otrzymali

poszczegolne rodzaje interferondéw beta w 2016 roku daje natomiast wynik 7 863.

W zwigzku z powyzszym prognoze populacji wyznaczono w oparciu o liczbe ryczattow za
diagnostyke rozliczonych w programie lekowym. Dla lat, w ktérych dane te byty niedostepne

liczbe ryczattow imputowano, mnozgc sume pacjentow u ktérych podano leki przez 82%.
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8.3. Oszacowanie odsetka pacjentéw spetniajacych
proponowane kryteria wigczenia do programu

lekowego z rozpoznaniem RES RRSM

Tabela 29.
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8.4. Dane udostepnione przez Narodowy Fundusz Zdrowia

Tabela 30.
Liczba pacjentéw leczonych w programach lekowych B.29 i B.46.

B.29 B.46

Octan Interferon Fumaran Peginterferon

glatirameru beta dimetylu beta-1a Flgelimeel | NEElEmE
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8.5. Liczba opakowan technologii wnioskowanej

W tabelach ponizej przedstawiono prognoze zapotrzebowania na fingolimod w scenariuszu
nowym i scenariuszu istniejgcym. W obu scenariuszach przedstawiono tgczne wyniki dla
populacji SOT i RES RRSM, przy czym:

Tabela 31.
Okreslenie rocznej wielkosci dostaw technologii wnioskowanej w przypadku objecia
refundacja, wyrazonej w liczbie opakowan leku (SOT+RES RRSM)

Tabela 32.
Okreslenie miesiecznej wielkosci dostaw technologii wnioskowanej w przypadku
objecia refundacja, wyrazonej w liczbie opakowan leku (SOT+RES RRSM)

8.6. Uzasadnienie kwalifikacji technologii wnioskowanej do

istniejacej grupy limitowej

Na podstawie Obwieszczenia MZ w sprawie wykazu lekow refundowanych [12] aktualnego na
dzien sktadania wniosku refundacyjnego ustalono, ze lek Gilenya® jest obecnie refundowany
w ramach grupy limitowej 1105.0 Fingolimod w postaci kapsutek twardych 0,5 mg. W zwigzku
z powyzszym przyjeto, [N

I »ozostanie on refundowany w ramach istniejgcej juz grupy limitowej 1105.0.
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Lek jest juz refundowany w ramach istniejgcej grupy limitowej, w zwigzku z czym nie istnieje
potrzeba tworzenia nowej grupy limitowej. Objecie refundacjg FIN w ramach Programu
lekowego moze nastgpi¢ w drodze refundacji w ramach obecnej grupy limitowej 1105.

Fingolimod.




NAHTA
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8.7. Sprawdzenie zgodnosci analizy z minimalnymi

w sprawie minimalnych wymagan

Tabela 33.
Check-lista zgodnosci analizy wptywu na system ochrony zdrowia z minimalnymi
wymaganiami przedstawionymi w Rozporzadzeniu MZ w sprawie minimalnych
wymagan

Nr

Zadanie

Oszacowanie rocznej liczebnosci populacji

wymaganiami opisanymi w Rozporzadzeniu MZ

Tak/Nie/nie dotyczy

n/d

obejmujgcej wszystkich pacjentéw, u ktérych wnioskowana
technologia moze by¢ zastosowana

TAK, rozdziat 2.5.

1.2.

docelowej, wskazanej we wniosku

TAK, rozdziat 2.7.

1.3.

w ktorej wnioskowana technologia jest obecnie stosowana

TAK, rozdziat 2.6.

1.4.

w ktorej wnioskowana technologia bedzie stosowana przy
zatozeniu, ze minister wlasciwy do spraw zdrowia wyda decyzje
o objeciu refundacjg lub podwyzszeniu ceny

TAK, rozdziat 2.10.1.

Oszacowanie rocznych wydatkéw podmiotu zobowigzanego do
finansowania swiadczen ze $rodkéw publicznych, ponoszonych
na leczenie pacjentdow w stanie klinicznym wskazanym we
wniosku

TAK, rozdziat 2.10.

2.1.

aktualnych

TAK, rozdziat2.10.2.

2.2.

z wyszczegoblnieniem sktadowej wydatkéw stanowigcej
refundacje ceny wnioskowanej technologii, o ile wystepuje

TAK, rozdziat 2.10.2.

lloSciowa prognoza  rocznych  wydatkéw  podmiotu
zobowigzanego do finansowania $wiadczen ze Srodkéw
publicznych, jakie bedg ponoszone na leczenie pacjentow w
stanie klinicznym wskazanym we wniosku przy zatozeniu, ze
minister wiasciwy do spraw zdrowia nie wyda decyzji o objeciu
refundacjg lub podwyzszeniu ceny

TAK, rozdziat 2.10.3

3.1

z wyszczegoblnieniem sktadowej wydatkéw stanowigcej
refundacje ceny wnioskowanej technologii

TAK, rozdziat 2.10.3

llosciowa prognoza  rocznych  wydatkbw  podmiotu
zobowigzanego do finansowania $wiadczen ze Srodkéw
publicznych, jakie bedg ponoszone na leczenie pacjentow w
stanie klinicznym wskazanym we wniosku, przy zatozeniu, ze
minister wiasciwy do spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu
refundacjg lub podwyzszeniu ceny

TAK, rozdziat 2.10.3

4.1.

z wyszczegoblnieniem sktadowej wydatkéw stanowigcej
refundacje ceny wnioskowanej technologii,

TAK, rozdziat 2.10.3

Oszacowanie dodatkowych wydatkow podmiotu
zobowigzanego do finansowania $wiadczen ze S$rodkéw
publicznych, jakie bedg ponoszone na leczenie pacjentéw w
stanie klinicznym wskazanym we wniosku

TAK, rozdziat 2.10.3

5.1.

z wyszczegoblnieniem sktadowej wydatkéw stanowigcej
refundacje ceny wnioskowanej technologii

TAK, rozdziat 2.10.3.
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Nr Zadanie Tak/Nie/nie dotyczy

Minimalny i maksymalny wariant oszacowania dodatkowych
wydatkéw podmiotu  zobowigzanego do finansowania
Swiadczen ze $rodkéw publicznych

TAK, rozdziat 2.10.3

Zestawienie tabelaryczne wartosci, na podstawie ktérych
dokonano oszacowan analizy oraz prognoz

TAK, rozdziat 2.9.

Wyszczegodlnienie zatozen, na podstawie ktdérych dokonano
oszacowan analizy oraz prognoz

TAK, rozdziat 6.

9.1.

wyszczegolnienie zatozen dotyczacych kwalifikacji
wnioskowanej technologii do grupy limitowej i wyznaczenia
podstawy limitu

TAK, rozdziat 8.6.

10.

Do analizy dotgczono dokument elektroniczny, umozliwiajgcy
powtérzenie wszystkich kalkulacji oraz prognoz

TAK

11.

Oszacowan analizy oraz prognoz dokonano w horyzoncie
czasowym witasciwym dla analizy wptywu na budzet

TAK

12.

Oszacowan oraz prognoz w analizie dokonano w szczegdlnosci
na podstawie rocznej liczebnosci populaciji

TAK

12.1.

w analizie wptywu na budzet przedstawiono dodatkowy wariant,
w ktérym oszacowania i prognozy uzyskano w oparciu o inne
dane

(w przypadku braku wiarygodnych oszacowan
liczebnosci populacji)

rocznej

n/d, obliczenia w analizie
przeprowadzono na podstawie
oszacowania liczebnosci populaciji

13.

Oszacowania analizy oraz
nastepujgcych wariantach

prognozy przedstawiono w

e z uwzglednieniem proponowanego instrumentu dzielenia
ryzyka (jezeli wnioskowane warunki objecia refundacjg
obejmujg instrumenty dzielenia ryzyka),

e bez uwzglednienia proponowanego instrumentu dzielenia
ryzyka

TAK

13.1.

Wskazano dowody spetnienia wymagan, o ktérych mowa:
e wart. 15 ust. 3 pkt 1 i 3 Ustawy o refundaciji

(jezeli wnioskowane warunki objecia refundacjg obejmujg
utworzenie nowej, odrebnej grupy limitowej)

e w art. 15 ust. 2. 15 ust. 3 pkt 2 Ustawy o refundacji

(jezeli wnioskowane warunki objecia refundacjg obejmujg
kwalifikacje do wspolnej, istniejacej grupy limitowej)

TAK, rozdziat 8.6.
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9. Ankiety

9.1. Ekspert 1
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9.2. Ekspert 2




Gilenya® (fingolimod) w leczeniu chorych na ustepujgco- 68

@ nawracajgca postac¢ stwardnienia rozsianego o wysokiej aktywnosci
NAH TA (w tym szybko rozwijajgca sie, ciezkg posta¢ choroby) — analiza
(SNORANTIA NOCET wptywu na system ochrony zdrowia

9.3. Ekspert 3

9.4. Ekspert 4
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10. Spis tabel

Tabela 1. Kryteria kwalifikacji do leczenia fingolimodem w ramach programu lekowego
BB, 12
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