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W dniu 11 lipca 2019 r. analiza wptywu na system ochrony zdrowia zostata zaktualizowana w
zwigzku z uwagami zawartymi w Pismie AOTMIT OT.4331.19.2019.AKP.8 Pierwotnie analiza

zostata zakonczona 21 lutego 2019r.

Autorzy Wykonywane zadania

Koncepcja analizy;
Kontrola jakosci;

Zdefiniowanie populaciji;
Oszacowanie wielko$ci populacji docelowej;
Ocena kosztéw;

Oszacowanie wielko$ci populacji docelowej;
Ocena kosztéw;

Whioski koncowe;

Opracowanie mozliwych scenariuszy;
Aspekty etyczne i spoteczne

Zgodnie z procedurami firmy MAHTA Sp. z o.0. raport zostat poddany wewnetrznej kontroli
jakosci, korekcie jezykowej oraz kontroli merytorycznej przez Cezarego Pruszko

i Michata Jachimowicza.
Konflikt interesow:

Raport wykonano na zlecenie firmy PTC Therapeutics International Limited, ktora finansowata

prace.

Autorzy nie mieli innego rodzaju konfliktu interesow.
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Indeks skrotow

Skroét
AOTMIT
ATA
ChPL
BMD
BSC
DDD
DMD
EMA
GUS
LoA
MZ
NFZ
PCPR
PTChNM
RSS
VA

Rozwiniecie

Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikaciji

ataluren

Charakterystyka Produktu Leczniczego

dystrofia miesniowa Becker’a

ang. best supportive care — najlepsze leczenie wspomagajace

ang. defined daily dose — dobowa dawka leku

dystrofia miesniowa Duchenne’a

ang. European Medicines Agency — Europejska Agencja Lekow

Gtéwny Urzad Statystyczny

ang. loss of ambulation — utrata zdolno$ci chodzenia

Minister Zdrowia

Narodowy Fundusz Zdrowia

Powiatowe Centrum Pomocy Rodzinie

Polskie Towarzystwo Choréb Nerwowo-Miesniowych

ang. risk sharing scheme — schemat podziatu ryzyka

ang. ventilation assistance — wspomaganie oddychania
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Streszczenie

CEL | ZAKRES

Celem analizy wptywu na system ochrony zdrowia jest oszacowanie wydatkow ptatnika
publicznego w przypadku podjecia pozytywnej decyzji o finansowaniu ze srodkow publicznych
atalurenu (Translarna®, ATA) stosowanego w leczeniu dystrofii migsniowej Duchenne’a
warunkowanej przez mutacje nonsensowng w genie dystrofiny u chorych chodzgcych w wieku

od 2 lat, finansowanego w ramach programu lekowego (Wykaz lekéw refundowanych).

Dokument sktada sie z analizy wptywu na budzet, analizy wptywu na organizacje udzielania

Swiadczen zdrowotnych oraz zestawienia aspektéw etycznych i spotecznych.
METODYKA

Populacje docelowg dla technologii wnioskowanej zgodnie z przedtozonym wnioskiem
stanowig chodzgcy chorzy na dystrofie miesniowg Duchenne’a warunkowang przez mutacje
nonsensowng dystrofiny w wieku od 2 lat. Wskazana populacja chorych odznacza sie
szczegolnie niekorzystnym rokowaniem. Brakuje zdefiniownych standardéw postepowania i

istnieje duza niezaspokojona potrzeba chorych na wprowadzenie skutecznej terapii.

Liczebnos$¢ populacji docelowej uwzglednionej w analizie podstawowej oszacowano na
podstawie opinii ekspertéw klinicznych. W analizie wrazliwosci testowano alternatywny wariant
oszacowania liczebnosci populacji docelowej oparty dodatkowo o dane pochodzgce z

literatury naukowej, dane PTChNM oraz dane GUS.

W analizie wptywu na budzet rozpatrywano dwa scenariusze: istniejgcy oraz nowy. Wynikiem
analizy wptywu na budzet jest rdéznica pomiedzy tymi scenariuszami wyrazona

inkrementalnymi wydatkami ptatnika.

Scenariusz istniejgcy obrazuje sytuacje obecna, w ktorej ataluren nie jest refundowany z
budzetu ptatnika publicznego. W scenariuszu tym w leczeniu wnioskowanej populacji
dostepne jest leczenie objawowe w postaci kortykosteroidéw. Nalezy jednak zwréci¢ uwage,
ze kortykosteroidy ujete w Wykazie lekéw refundowanych nie sg refundowane w
analizowanym wskazaniu, w zwigzku z czym pacjenci korzystajacy z tych lekéw musza

ponosi¢ ich koszt w catosci. Eksperci wskazali, ze niewielki odsetek chorych moze réwniez
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stosowac deflazacort, ktory nie jest dostepny w Polsce i musi by¢ sprowadzany z zagranicy w
ramach importu docelowego. W scenariuszu prognozowanym (nowym) analizowano sytuacje,
w ktérej ataluren stosowany w leczeniu populacji docelowej bedzie finansowany ze srodkéw
publicznych. Dla kazdego ze scenariuszy rozpatrywano 3 alternatywne warianty: najbardziej

prawdopodobny, minimalny oraz maksymalny.

W analizie zgodnie z wnioskiem refundacyjnym uwzgledniono, ze lek po wydaniu pozytywnej
decyzji refundacyjnej dostepny bedzie w programie lekowym i wydawany bedzie
Swiadczeniobiorcy bezptatnie. Uwzgledniono ponadto finansowanie leku w oddzielnej grupie

limitowej.

Caltkowite koszty uwzgledniane w poszczegdélnych scenariuszach (wynikajgce z kosztow

réznigcych leczenia), wyznaczono na podstawie:

kosztu lekow (atalurenu i kortykosteroidéw);

kosztu przepisania i wydania lekow;

kosztu kwalifikacji do programu lekowego, diagnostyki, monitorowania i oceny
skutecznosci leczenia;

kosztu fizjoterapii;

kosztu utraty zdolnoéci chodzenia i jej konsekwencji (wdzki inwalidzkie, wspomaganie

oddychania, operacja skoliozy).

Koszty wynikajgce 2z zastosowania poszczegdlnych schematéw  postepowania
terapeutycznego przyjeto na podstawie wynikow przeprowadzonej Analizy ekonomicznej.
Koszty jednostkowe technologii wnioskowanej przyjeto na podstawie danych dostarczonych

przez Zamawiajgcego.

Analize wptywu na budzet wykonano z perspektywy wspdlnej (obejmujacej perspektywe
ptatnika publicznego (NFZ) i pacjenta) oraz z perspektywy ptatnika publicznego. Przyjeto 2-
letni horyzont czasowy. Dla kluczowych danych wejsciowych przeprowadzono analize

wrazliwosci.
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PODSUMOWANIE | WNIOSKI

W niniejszej pracy oceniono wptyw na system ochrony zdrowia w Polsce decyzji o
zakwalifikowaniu atalurenu (Translarna®) do finansowania ze $rodkéw publicznych w ramach

programu lekowego.

Zgodnie z przedstawionymi szacunkami w pierwszym roku refundacji z terapii atalurenem

skorzysta prawdopodobnie okoto |,

konsekwencji finansowanie leku Translarna® zapewni chorym na dystrofie miesniowg

Duchenne’a warunkowang przez mutacje nonsensowng w genie dystrofiny dostep do jedynej

skutecznej terapii oraz wptynie na poprawe ich jakosci zycia.

I o<y jednak podkreslié, ze refundacja atalurenu przyczyni sie

do finansowania nowego standardu postepowania w leczeniu wnioskowanej populacji i tym
samym umozliwi specjalistom w tej dziedzinie zastosowanie jedynej skutecznej terapii

celujgcej w podstawowg przyczyne choroby, tj. utrate dystrofin.
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Majgc na uwadze racjonalizacje $rodkéw w ochronie zdrowia oraz wychodzgc naprzeciw
oczekiwaniom Ministerstwa Zdrowia oraz Narodowego Funduszu Zdrowia w zakresie

refundacji lekéw, Zamawiajgcy proponuje zawarcie umowy podziatu ryzyka (RSS).

W przypadku braku uwzglednienia umowy podziatu ryzyka szacowane wydatki inkrementalne

ptatnika publicznego s2 [ 2 roku analizy

w stosunku do wydatkéw inkrementalnych szacowanych przy uwzglednieniu umowy podziatu

ryzyka.
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1. Cel analizy wplywu na system ochrony zdrowia

Celem analizy wptywu na system ochrony zdrowia jest oszacowanie wydatkow ptatnika
publicznego w przypadku podjecia pozytywnej decyzji o finansowaniu ze srodkow publicznych
leku Translarna® (ataluren) stosowanego w leczeniu dystrofii migsniowej Duchenne’a (DMD)
warunkowanej przez mutacje nonsensowng w genie dystrofiny u chorych chodzgcych w wieku
od 2 lat. Ponadto w ramach niniejszej analizy oceniano etyczne oraz spoteczne konsekwencje
podjecia pozytywnej decyzji o finansowaniu ze $rodkow publicznych leku Translarna® w

przedstawionym wskazaniu.

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

zatozen.

2. Analiza wpltywu na budzet

2.1. Metodyka analizy

1. Analize wykonano w oparciu o Rozporzgdzenie MZ w sprawie minimalnych wymagan,
Wytyczne AOTMIT oraz Ustawe o refundaciji.

2. Przeprowadzono prognoze liczebnosci populacji w kolejnych latach horyzontu
czasowego, poczgwszy od listopada 2019 roku. Liczebno$¢ populacji docelowej
uwzglednionej w analizie podstawowej oszacowano na podstawie opinii ekspertow
klinicznych (szczegétowe wyniki badania ankietowego przedstawiono w Analizie problemu
decyzyjnego; odpowiedzi ekspertow klinicznych wykorzystane w oszacowaniach analizy
wplywu na budzet zaprezentowano w rozdziale 8.4.). W analizie wrazliwosci testowano
alternatywny wariant oszacowania liczebnosci populacji docelowej oparty dodatkowo o
dane pochodzace z literatury naukowej [Bladen 2015, Jedrzejowska 2010, Kirschner
2013, Mendell 2012], dane PTChNM oraz dane GUS.

3. Oszacowano rozpowszechnienie technologii medycznych stosowanych w populacji
docelowej oraz przeprowadzono prognoze rozpowszechnienia interwencji po podjeciu

pozytywnej decyzji refundacyjnej dla tej interwenciji.
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4. Na podstawie wynikow przeprowadzonej analizy ekonomicznej oszacowano koszty terapii

technologii wnioskowanej oraz pozostatych opciji terapeutycznych (BSC).

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

publicznych.

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

wnioskowanej ze srodkéw publicznych.

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

zwigzane z podjeciem pozytywnej decyzji refundacyjne;.

8. W niniejszym dokumencie wyniki oraz wartosci parametréw podawano najczesciej z
doktadnosécig do dwdch miejsc po przecinku, natomiast obliczenia wykonano na

wartosciach bez zaokraglen (w celu uzyskania bardziej doktadnych wynikow).

9. Przeprowadzono analize wrazliwosci dla oszacowania populacji docelowej oraz

kluczowych parametrow uwzglednianych w niniejszej analizie.

2.2. Horyzont czasowy

Zgodnie z Rozporzgdzeniem MZ w sprawie minimalnych wymagan oraz Wytycznymi AOTMIT
horyzont czasowy analizy wptywu na budzet powinien obejmowac okres do momentu ustalenia
sie stanu rownowagi na rynku (tj. osiggniecia docelowej stabilnej wielkosci sprzedazy badz
liczby leczonych pacjentéw) oraz co najmniej pierwsze 2 lata od daty rozpoczecia

finansowania danej technologii medycznej ze Srodkow publicznych.

W analizie przyjeto 2-letni horyzont czasowy, obejmujgcy okres od listopada 2019 roku do
pazdziernika 2021 roku. Uzasadnieniem przyjecia takiego horyzontu czasowego jest brak
alternatywnej technologii refundowanej w rozwazanym wskazaniu, w zwigzku z czym lek

Translarna® powinien szybko osiggng¢ zakfadany udziat w rynku (potwierdzajg to wyniki
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badania ankietowego przeprowadzonego ws$rdd ekspertéw  klinicznych).  Ponadto
wnioskowana technologia bytaby finansowana w ramach programu lekowego, ktéry w sposéb
precyzyjny okresla standard terapeutyczny oraz ogranicza stosowanie technologii medyczne;j

do wybranych osrodkéw kontraktujgcych program lekowy.

Dodatkowo, zgodnie z Ustawg o refundacji, pierwsza decyzja refundacyjna wydawana jest na

2 lata, co potwierdza zasadnos$¢ przyjetego horyzontu czasowego analizy.
2.3. Perspektywa

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

dwdch wariantach:

» z perspektywy podmiotu zobowigzanego do finansowania swiadczeh ze sSrodkéw
publicznych (ptatnik publiczny?)
oraz dodatkowo z perspektywy wspdlnej podmiotu zobowigzanego do finansowania

Swiadczen ze srodkéw publicznych oraz swiadczeniobiorcy (ij. pacjenta).
2.4. Scenariusze porownywane

W analizie wptywu na budzet rozwazano dwa scenariusze: istniejgcy oraz scenariusz nowy.
Scenariusz istniejgcy obrazuje sytuacje obecna, w ktérej technologia wnioskowana zgodnie z
Wykazem lekow refundowanych nie jest refundowana w omawianym wskazaniu z budzetu

ptatnika publicznego.

W scenariuszu nowym przyjeto sytuacje, w ktérej technologia wnioskowana jest refundowana
w leczeniu DMD warunkowanej przez mutacje nonsensowng w genie dystrofiny u chorych
chodzgcych w wieku od 2 lat. W scenariuszu tym lek bedzie dostepny w programie lekowym i
wydawany $wiadczeniobiorcy bezptatnie. W analizie uwzgledniono finansowanie tej
technologii medycznej w oddzielnej grupie limitowej, zgodnie z uzasadnieniem wskazanym w

zatgczniku (rozdziat 8.1.).

1 Zgodnie z art. 14 Ustawy o $wiadczeniach opieki zdrowotnej.
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Dla kazdego ze scenariuszy przyjeto 3 mozliwe warianty zalezne od szacowanej na kolejne
lata wielkosci populacji docelowej. Wptyw na budzet ptatnika wyznaczony zostat jako réznica

pomiedzy tymi scenariuszami.

Wyniki analizy przedstawiono w dwdch wersjach: bez wprowadzenia instrumentéw dzielenia

ryzyka oraz po wprowadzeniu proponowanych instrumentéw dzielenia ryzyka (RSS).

Analizowane scenariusze (istniejgcy, nowy), wersje (z RSS, bez RSS) oraz ich warianty

(minimalny, prawdopodobny, maksymalny) przedstawiono na ponizszym schemacie.

Rysunek 1.
Mozliwe scenariusze brane pod uwage w analizie wptywu na budzet

Scenariusz istniejacy Scenariusz nowy
brak refundacji technologii refundacja technologii

wnioskowanej w wnioskowanej w
analizowanym wskazaniu analizowanym wskazaniu

brak RSS
- wariant minimalny
- wariant prawdopodobny
- wariant maksymalny

brak RSS
- wariant minimalny

- wariant prawdopodobny
-wariant maksymalny

RSS
- wariant minimalny

- wariant prawdopodobny
- wariant maksymalny

2.5. Populacja

2.5.1. Populacja obejmujgca wszystkich chorych, u ktérych

technologia wnioskowana moze zosta¢ zastosowana

Populacje badang w analizie wptywu na budzet stanowig chorzy, u ktérych oceniania

technologia moze by¢ zastosowana. Zgodnie z ChPL Translarna® ataluren wskazany jest w




@ Translarna® (ataluren) w leczeniu dystrofii miesniowej Duchenne’a
NA T A warunkowanej przez mutacje nonsensowng w genie dystrofiny 15
u chorych chodzacych w wieku od 2 lat — analiza wptywu na system
ochrony zdrowia

IBMNORANTLA NOCET

leczeniu DMD warunkowanej przez mutacje nonsensowng w genie dystrofiny u chorych
chodzacych w wieku od 2 lat. Ponadto ataluren otrzymat status leku sierocego [Desygnacja
lekéw sierocych w leczeniu aniridii, Desygnacja lekéw sierocych w leczeniu BMD] w szerszym
zakresie wskazan niz wykazany w ChPL Translarna® W zwigzku z powyzszym w niniejszym
rozdziale przedstawiono populacje uwzgledniajgcg dodatkowe wskazania, w ktoérych ataluren
moze byc¢ zastosowany, tj. w leczeniu dystrofii miesniowej Becker’a (BMD) oraz aniridii. Nalezy
jednak podkresli¢, ze populacja uwzgledniajgca dodatkowe wskazania zostata okreslona
jedynie na podstawie danych dotyczacych chorobowosci bgdz zapadalnosci bez
uwzglednienia specyficznych kryteriéw kwalifikacji do leczenia atalurenem, poniewaz nie
zostaly one wskazane w dokumentach Europejskiej Agencji Lekéw (EMA). Populacja
obejmujgca wszystkich chorych, u ktérych technologia wnioskowana moze zostaé
zastosowana nie jest tozsama z populacjg docelowg, dlatego nie zostata uwzgledniona w
oszacowaniach analizy wptywu na budzet i tym samym przedstawione w niniejszym rozdziale

oszacowania majg jedynie charakter informacyjny.

Wielkos¢ populacji, w ktérej wnioskowana technologia moze by¢ stosowana okreslono na
podstawie danych pochodzgcych z: dokumentéw EMA [Desygnacja lekow sierocych w
leczeniu aniridii, Desygnacja lekéw sierocych w leczeniu BMD], danych GUS oraz odpowiedzi

ekspertow klinicznych (rozdziat 8.4.).

Na podstawie odpowiedzi ekspertéw klinicznych (rozdziat 8.4.) oszacowano, ze liczba chorych
chodzgcych w wieku od 2 lat z DMD warunkowang przez mutacje nonsensowng w genie

dystrofiny (populacja docelowa) wynosi | | | . Szczeqoty dotyczace tego
oszacowania przedstawiono w rozdziale 2.5.2.

Zgodnie z danymi przedstawionymi w dokumentacji EMA [Desygnacja lekéw sierocych w
leczeniu aniridii] chorobowos¢ aniridii w Unii Europejskiej wynosi ok. 0,2 chorych na 10 000
mieszkancow. Przyjmujac, ze skala chorobowosci aniridii w Polsce jest podobna jak srednia
w Unii Europejskiej oraz dane GUS dotyczgce liczby ludnosci?, liczba chorych na aniridie w

Polsce wynosi ok. 769.

Zgodnie z danymi przedstawionymi w dokumentacji EMA [Desygnacja lekéw sierocych w

leczeniu BMD] chorobowosé BMD w Unii Europejskiej wynosi ok. 0,2 chorych na 10 000

2 Zgodnie z danymi GUS liczba ludnosci w Polsce w 2017 roku wyniosta 38 433 558.
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mieszkancow. Przyjmujac, ze skala chorobowosci BMD w Polsce jest podobna jak srednia w
Unii Europejskiej oraz dane GUS dotyczace liczby ludnosci, liczba chorych na BMD w Polsce

wynosi ok. 769.

W tabeli ponizej podsumowano oszacowanie liczebnosci populacji chorych, u ktérych
wnioskowana technologia moze by¢ zastosowana. W ramach niniejszej populacji
uwzgledniono chorych chodzgcych w wieku od 2 lat z DMD warunkowang przez mutacje
nonsensowng w genie dystrofiny, a takze chorych na aniridie oraz BMD, w przypadku ktérych
ataluren otrzymat status leku sierocego. Nalezy podkresli¢, ze w ramach oszacowania liczby
chorych na aniridie i BMD nie uwzgledniono specyficznych kryteriéw kwalifikacji do leczenia

atalurenem, w zwigzku z czym oszacowanie wielkosci tej populacji moze by¢ zawyzone.

Tabela 1.
Populacja obejmujaca wszystkich chorych, u ktéorych technologia wnioskowana moze
zostaé zastosowana

Wskazanie Liczebnos¢ populacji Zrédio

wyniki badania ankietowego przeprowadzonego

2012 wsrod ekspertow Klinicznych (rozdziat 8.4.)

Desygnacja lekow sierocych w leczeniu aniridii,

Aniridia 769 dane GUS
Desygnacja lekéw sierocych w leczeniu BMD,
=112 769 dane GUS
Suma n/d

Podsumowanie

Uwzgledniajgc liczebnos¢ populacji chorych na DMD warunkowang przez mutacje
nonsensowng w genie dystrofiny w wieku od 2 lat, aniridie oraz BMD oszacowano, ze
liczebnos¢ populacji, w ktorej wnioskowana technologia moze by¢ stosowana w Polsce,

wynosi maksymalnie ok. |} chorych.
2.5.2. Populacja docelowa, wskazana we wniosku

Populacja wskazana we wniosku refundacyjnym jest zgodna z ChPL Translarna® i projektem
programu lekowego, a zatem nie pokrywa sie z desygnacjami lekéw sierocych i populacjg
chorych, u ktorych technologia wnioskowana moze by¢ zastosowana. Populacja docelowa jest
wezsza od populacji wskazanej w rozdziale 2.5.1. Populacja wskazana we wniosku

refundacyjnym oraz oceniana w niniejszej analizie (populacja docelowa) obejmuje chodzgcych
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chorych na dystrofie miesniowg Duchenne’a warunkowang przez mutacje nonsensowng w

genie dystrofiny w wieku od 2 lat.

Liczebnos$¢ populacji docelowej uwzglednionej w analizie podstawowej oszacowano na
podstawie opinii ekspertow klinicznych (wyniki ankiet w rozdziale 8.4.). W analizie wrazliwosci
testowano alternatywny wariant oszacowania liczebnosci populacji docelowej oparty
dodatkowo o dane pochodzace z literatury naukowej [Bladen 2015, Jedrzejowska 2010,
Kirschner 2013, Mendell 2012], dane PTChNM oraz dane GUS.

Zgodnie z opinig eksperta klinicznego® uzyskang w ramach ankiety przeprowadzonej w 2019
roku (wyniki w rozdziale 8.4.), warunki okreslone w kryteriach kwalifikacji do leczenia

atalurenem, tzn. chodzacy chorzy w wieku od 2 lat z dystrofig miesniowg Duchenne’a

spowodowang przez mutacje nonsensowng w genie dystrofiny, spetnia

chorych zostaly przyjete odpowiednio jako wariant minimalny i maksymalny oszacowania

liczebnosci populacji docelowej w 1 roku analizy.

Zgodnie z opinig eksperta klinicznego uzyskang w ramach ankiety przeprowadzonej w 2019
roku (wyniki w rozdziale 8.4.) kazdego roku w Polsce diagnozowanych jest ok. | EGczN

wzgledem 1 roku analizy.

Estymowang liczebno$¢ populacji docelowej przedstawiono w tabeli ponize;j.
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Tabela 2.
Populacja docelowa wskazana we wniosku

Przedstawione w powyzszej tabeli (Tabela 2.) oszacowanie populacji docelowej uwzgledniono
w analizie podstawowej. W ramach analizy wrazliwoéci testowano alternatywne oszacowanie
wielkosci populacji docelowej oparte przede wszystkim o dane epidemiologiczne. Populacje

docelowg wyznaczono wedtug nastepujgcego schematu:

1. wyznaczenie liczby chtopcéw chorych na DMD urodzonych w Polsce w ciggu roku;

2. wyznaczenie liczby chtopcdéw chorych na DMD z obecnos$cig mutacji nonsensownej w
genie dystrofiny urodzonych w Polsce w ciggu roku;

3. wyznaczenie przecietnej dlugosci okresu od drugiego roku zycia do utraty zdolnoSci
chodzenia;

4. wyznaczenie wielkosci populacji docelowej jako iloczynu warto$ci wyznaczonych w
kroku 2.1 3.

Dane ogodlnoswiatowe wskazujg, ze zapadalnos¢ na DMD wynosi od 1:3802 do 1:6291
nowonarodzonych chtopcéw [Mendell 2012]. Biorgc pod uwage te wartosci oraz dane GUS w
zakresie liczby chtopcéw urodzonych w Polsce w 2017 roku (206 410), kazdego roku w Polsce
rodzi sie od ok. 33 do ok. 54 chorych na DMD. Wedtug danych PTChNM w Polsce rodzi sie
rocznie okoto 58 chtopcéw chorych na DMD, natomiast zgodnie z opinig eksperta klinicznego
uzyskang w ramach ankiety przeprowadzonej w 2019 roku (wyniki w rozdziale 8.4.) kazdego
roku w Polsce diagnozuje sic I
B 1 -ksymalna (58) sposrod wskazanych powyzej odpowiada oszacowaniu

liczby chtopcow chorych na DMD urodzonych w Polsce w ciggu roku w 3 wariantach.

Zgodnie z publikacjg Bladen 2015 DMD z obecnoscig mutacji nonsensownej w genie
dystrofiny dotyczy okoto 10% chorych na DMD, natomiast zgodnie z publikacjg Jedrzejowska
2010 mutacja nonsensowna dotyczy ok. 7-15% chorych na DMD. W ramach ankiety
przeprowadzonej wsréd ekspertéw klinicznych w 2016 roku (wyniki ankiety w rozdziale 8.4.)

odsetek chorych na DMD, u ktérych choroba warunkowana jest przez mutacje nonsensowng

w genie dystrofiny, zostat oszacowany przecietnie na poziomie || GcNGEEE
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|
|
B oy ch odpowiednio w wariancie minimalnym, prawdopodobnym

i maksymalnym).

Na podstawie prezentacji Kirschner 2013 zaprezentowanej podczas konferencji CARE-NMD
zatozono, ze sredni wiek, w ktérym chorzy na DMD tracg zdolnos¢ chodzenia, wynosi w Polsce
ok. 10,2 lat. W ramach ankiety przeprowadzonej wsrod ekspertéw klinicznych w 2016 roku
(wyniki ankiety w rozdziale 8.4.) wiek ten zostat oszacowany przecietnie na poziomie ok. ||
I - o5 rod wskazanych powyzej postuzyta do wyznaczenia
przecietnej dlugosci okresu od drugiego roku zycia (dolna granica przedziatu wiekowego, w
ktérym mozna zastosowac ataluren) do utraty zdolnosci chodzenia (Srednia liczba lat zycia w

populaciji docelowej), ktéra wynosi ok. [ .

Na podstawie przedstawionych wyzej oszacowan liczby chtopcéow chorych na DMD z
obecnoscig mutacji nonsensownej w genie dystrofiny urodzonych w Polsce w ciggu roku oraz
Sredniej liczby lat zycia w populacji docelowej, obliczono alternatywng wielko$é populacji
docelowej w 3 wariantach. Doktadne oszacowania przedstawiono w arkuszu kalkulacyjnym
dotgczonym do niniejszego raportu, za$ estymowang liczebnos¢ populacji docelowej w

wariancie alternatywnym w ponizszej tabeli.

Tabela 3.
Liczebnosé¢ populacji docelowej uwzgledniona w wariancie alternatywnym analizy
wrazliwosci

Biorgc pod uwage, ze dane epidemiologiczne dotyczgce chordb rzadkich charakteryzujg sie
duza wariancjg (ze wzgledu na matg skale chorobowosci) oraz fakt wielokrotnego mnozenia
parametrow, ktore najprawdopodobniej nie sg niezalezne, nalezy oczekiwaé, ze oszacowanie
populacji docelowej w wariancie alternatywnym obarczone jest wiekszg niepewnoscig niz

oszacowanie uwzglednione w analizie podstawowej.
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2.5.3. Populacja, w ktérej technologia wnioskowana jest

obecnie stosowana

2.5.4. Populacja, w ktérej wnioskowana technologia bedzie
stosowana przy zalozeniu, ze minister wlasciwy do

spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu refundacjag

Populacje, w ktorej wnioskowana technologia bedzie stosowana przy zatozeniu, ze minister
wiasciwy do spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu refundacjg, oszacowano na podstawie
prognozowanych udziatow, jakie lek Translarna® osiggnie w populacji docelowej oraz

oszacowan wielkosci populacji docelowej (rozdziat 2.5.2.).
2.5.4.1. Udziaty w rynku

Udziaty w rynku technologii wnioskowanej okreslono na podstawie opinii eksperta klinicznego
uzyskanej w ramach ankiety przeprowadzonej w 2019 roku (wyniki w rozdziale 8.4.). Zgodnie
z opinig eksperta w przypadku objecia leku Translarna® refundacjg (scenariusz nowy) udziaty
terapii z wykorzystaniem atalurenu (ATA w potgczeniu z leczeniem objawowym obejmujgcym

kortykosteroidy) w populacji docelowej beda ksztattowaé sie na poziomie || EGTGcGN

I ' 2 roku refundacji (co wyznacza jednoczesnie udziaty leczenia
objawowego w postaci kortykosteroidéw na poziomie | G . 2 oku

refundacji). Biorgc pod uwage fakt, ze ataluren bytby jedyng skuteczng terapig dedykowang w
leczeniu wnioskowanej populacji, nalezy uzna¢ te stosunkowo wysokie udzialty za
prawdopodobne i wiarygodne. Zatozono takze, ze wszyscy chorzy stosujgcy obecnie ataluren
(rozdziat 2.5.3.) oraz chorzy zdiagnozowani w 2 roku horyzontu czasowego analizy (i}
chorych zgodnie z oszacowaniami opisanymi w rozdziale 2.5.2.) bedg w scenariuszu nowym

stosowac leczenie z wykorzystaniem atalurenu w ramach programu lekowego.

W scenariuszu istniejgcym zatozono, ze wszyscy chorzy stosujgcy obecnie ataluren (rozdziat

2.5.3.) beda kontynuowac ta terapie w horyzoncie czasowym analizy, jednak poza systemem
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refundacyjnym. Pozostali chorzy z populacji docelowej bedg leczeni wytgcznie objawowo z

wykorzystaniem kortykosteroidéw (BSC).

2.5.4.2. Oszacowanie wielkosci populacji chorych leczonych

technologiag wnioskowana

Uwzgledniajgc udziaty w rynku (rozdziat 2.5.4.1.) oraz wielkos¢ populacji docelowej (rozdziat

2.5.2.) oszacowano liczbe chorych leczonych technologig wnioskowana.

Tabela 4.
Oszacowanie liczebnosci populacji, w ktorej wnioskowana technologia bedzie
stosowana

Udziaty poszczegdinych prezentacji leku zostaty oszacowane zgodnie z podang w ChPL
Translarna® informacjg dotyczacg mocy saszetek, ktére nalezy wybra¢ do przygotowania
zalecanych dawek uzaleznionych od masy ciata chorego (opis dawkowania uwzglednionego
w analizie przedstawiono w rozdziale 2.6.1.1.). W zwigzku z tym, ze kazdemu choremu
stosujgcemu ataluren w scenariuszu nowym przyporzadkowano inny wiek (opis w rozdziale
2.6.2), a to znajduje odzwierciedlenie w masie ciata, kazdy chory stosuje inng kombinacje
saszetek w horyzoncie czasowym analizy. Doktadne oszacowania przedstawiono w arkuszu
kalkulacyjnym dotgczonym do analizy, a wielko$¢ dostaw atalurenu (Translarna®) konieczng
do zastosowania terapii w oszacowanej populacji chorych, przedstawiono w zatgczniku
(rozdziat 8.3.).

2.5.5. Populacja, w ktérej wnioskowana technologia bedzie
stosowana przy zalozeniu, ze minister wlasciwy do

spraw zdrowia nie wyda decyzji o objeciu refundacjq

W przypadku braku wydania pozytywnej decyzji dotyczgcej refundaciji atalurenu, lek ten bedzie

stosowany w populacji, w ktorej technologia wnioskowana jest obecnie stosowana, a zatem w

populacii NN
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2.5.6. Podsumowanie oszacowan liczebnosci populaciji

zdefiniowanych w minimalnych wymaganiach

W tabeli ponizej przedstawiono wartosci oszacowan populacyjnych wykonanych w niniejszej

analizie wptywu na system ochrony zdrowia (opisanych w rozdziatach 2.5.1. — 2.5.5.).

Tabela 5.
Podsumowanie oszacowan liczebnosci populacji zdefiniowanych w Rozporzadzeniu
MZ w sprawie minimalnych wymagan

Oszacowanie rocznej liczebnosci

Populacja i Podstawa prawna
populacji
Populacja obejmujaca wszystkich
chorych, u ktérych technologia I art. 6 ust. 1 pkt 1 lit. a

wnioskowana moze zostaé
zastosowana

Populacja docelowa, wskazana we

whniosku art. 6 ust. 1 pkt 1 lit. b

Populacja, w ktérej technologia art. 6 ust. 1 pkt 1 it. ¢

wnioskowana jest obecnie stosowana

Populacja, w ktorej wnioskowana
technologia bedzie stosowana przy
zalozeniu, ze minister wtasciwy do

spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu
refundacja

art. 6 ust. 1 pkt 2

Populacja, w ktorej wnioskowana
technologia bedzie stosowana przy
zalozeniu, ze minister wlasciwy do | art. 6 ust. 1 pkt 4

spraw zdrowia nie wyda decyzji o

objeciu refundacja

2.6. Analiza kosztow

Kategorie kosztow uwzglednione w analizie wptywu na budzet zaczerpnieto z Analizy
ekonomicznej. Wptyw na wynik koncowy, a wiec na warto$¢ wydatkdow inkrementalnych
ptatnika publicznego, majg catkowite koszty réznigce. Catkowite koszty réznigce zdefiniowano
jako koszty wystepujace w ramach jednego ze scenariuszy, a wiec roznigce oceniane

technologie medyczne.

W analizie z perspektywy ptatnika publicznego oraz z perspektywy wspdlnej uwzgledniono i

oceniano nastepujgce kategorie kosztow bezposrednich medycznych:

kosztu lekow (atalurenu i kortykosteroidow);
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kosztu przepisania i wydania lekow;

kosztu kwalifikacji do programu lekowego, diagnostyki, monitorowania i oceny
skutecznosci leczenia;

kosztu fizjoterapii;

kosztu utraty zdolnosci chodzenia i jej konsekwencji (wdzki inwalidzkie, wspomaganie

oddychania, operacja skoliozy).

Pozostate kategorie kosztéw bezposrednich: koszty leczenia zdarzen niepozadanych uznano
za nierdznigce, zaliczajac je do kategorii kosztow wspolnych. Koszty te (jako koszty wspéine
dla technologii wnioskowanej i komparatora) nie majg wptywu na wyniki analizy. Nie byty zatem
ostatecznie brane pod uwage w obliczeniach. W ponizszej tabeli wyszczegdlniono koszty

nieréznigce oraz przedstawiono zasadnos¢ kwalifikacji do kategorii kosztow nierdznigcych.

Tabela 6.
Koszty nieréznigce oceniane technologie medyczne

Kategoria kosztowa Uzasadnienie kwalifikacji

W odniesieniu do bezpieczenstwa stosowania terapii w Analizie

Koszt leczenia zdarzen niepozadanych klinicznej nie wykazano réznic pomiedzy technologig oceniang i
komparatorem.

Poniewaz poszczegdlne kategorie kosztowe zostaty scharakteryzowane i skalkulowane w
ramach Analizy ekonomicznej, w analizie wptywu na system ochrony zdrowia zaprezentowano
jedynie koszt stosowania wnioskowanej technologii medycznej, kategorie kosztowe
wystepujagce w analizie wptywu na budzet réznigce sie wzgledem Analizy ekonomicznej oraz

modelowanie i podsumowanie kosztow.
2.6.1. Koszt stosowania wnioskowanej technologii medycznej

Do obliczenia kosztu stosowania wnioskowanej technologii medycznej konieczne byto
okreslenie zuzycia zasobow (dawkowania) oraz cen jednostkowych poszczegdlnych

prezentacji lekow.
2.6.1.1. Dawkowanie

Zgodnie z ChPL Translarna® ataluren nalezy podawa¢ doustnie codziennie w 3 dawkach.
Pierwszg dawke nalezy przyjmowac rano, drugg w potudnie, a trzecig wieczorem. Zalecane
odstepy pomiedzy dawkami wynoszg 6 godzin pomiedzy dawkag poranng i potudniowa, 6

godzin pomiedzy dawkg potudniowg i wieczorng oraz 12 godzin pomiedzy dawkag wieczorng i
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pierwszg poranng dawkg kolejnego dnia. Zalecana dawka wynosi 10 mg/kg masy ciata rano,
10 mg/kg masy ciata w potudnie i 20 mg/kg masy ciata wieczorem (przy catkowitej dawce

dobowej wynoszgcej 40 mg/kg masy ciata).

Produkt Translarna® dostepny jest w saszetkach 125 mg, 250 mg i 1000 mg. W ChPL
Translarna® podano informacje dotyczace mocy saszetek, ktére nalezy wybraé do
przygotowania zalecanych dawek zgodnych z masg ciata chorego stanowigce kombinacje
wyzej wymienionych prezentacji lekéw. W zwigzku z tym, ze ceny poszczegdlnych prezentacji
leku Translarna® sg takie same w przeliczeniu na 1 mg atalurenu, w obliczeniach
przedstawionych w arkuszu kalkulacyjnym dotgczonym do niniejszego raportu zastosowano
uproszczenie w postaci dawkowania opartego o ekwiwalent liczby saszetek 125 mg, ktére
nalezy wybraé do przygotowania zalecanych dawek zgodnych z masg ciata chorego (2
saszetki 125 mg odpowiadajg 1 saszetce 250 mg, 8 saszetek 125 mg odpowiada 1 saszetce

1000 mg). Dawkowanie atalurenu przedstawiono w tabeli ponizej:

Tabela 7.
Dawkowanie atalurenu w zaleznosci od masy ciata uwzglednione w analizie

Liczba saszetek 125 mg w przeliczeniu na dzien

Masa ciata (kg) 5 ;
Potudnie Wieczor OQO'eg‘n‘i'; clagu

12-14
15-16
17-20
21-23
24-26
27-31
32-35
36-39
40-44
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70
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2.6.1.2. Ceny poszczegoblnych prezentacji

Obecnie lek Translarna® nie jest finansowany w analizowanym wskazaniu. W analizie zgodnie
z wnioskiem refundacyjnym uwzgledniono, ze lek po wydaniu pozytywnej decyzji refundacyjnej
dostepny bedzie w programie lekowym i wydawany bedzie $wiadczeniobiorcy bezpfatnie.
Uwzgledniono ponadto finansowanie leku w oddzielnej grupie limitowej, zgodnie z
uzasadnieniem wskazanym w rozdziale 8.1. Podstawe limitu w nowoutworzonej grupie
limitowej bedzie wyznaczat lek Translarna® 125 mg granulki do przygotowywania zawiesiny

doustnej.

Cene zbytu netto atalurenu otrzymano od Zamawiajgcego [Dane dostarczone przez

Zamawiajgcego] i wynosi ona:

Zgodnie z zapisami Ustawy o refundacji wyznaczono urzedowg cene zbytu, cene hurtowg

brutto oraz wysokos¢ limitu finansowania.

W obliczeniach analizy uwzgledniono ponadto zatozenia proponowanej przez Podmiot
odpowiedzialny umowy podziatu ryzyka (RSS), w ramach ktérej Podmiot odpowiedzialny

zobowigzuje sie do sprzedazy leku po obnizonej cenie.

Wartosci poszczegdlnych cen leku prezentuje ponizsza tabela (Tabela 8.).

Tabela 8.
Ceny lekéw uwzglednione w analizie (PLN)
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Na podstawie cen lekdw wyznaczono koszt saszetki zawierajgcej 125 mg atalurenu bedace;j
podstawg dawkowania uwzglednionego w analizie (Tabela 7.). Wartosci wskazano w

ponizszej tabeli.

Tabela 9.
Koszt saszetki zawierajacej 125 mg atalurenu uwzgledniony w analizie (PLN)

2.6.2. Modelowanie kosztow

Zgodnie z opisem przedstawionym w rozdziale 2.5.4.1. w ramach analizy zatozono, ze w
scenariuszu nowym udziaty terapii z wykorzystaniem atalurenu (ATA w potgczeniu z leczeniem
objawowym obejmujgcym kortykosteroidy) w populacji docelowej bedg ksztaltowac sie na
poziomie | GGG oku refundacji (co oznacza jednoczesnie
udziaty BSC, tj. leczenia objawowego w postaci kortykosteroidéw, na poziomie || iGN
I ' 2 roku refundacji). Zatozono takze, ze wszyscy chorzy stosujacy obecnie
ataluren |
chorych) beda w scenariuszu nowym stosowac leczenie z wykorzystaniem atalurenu w
ramach programu lekowego. W zwigzku z tym sposréd chorych spetniajgcych kryteria
kwalifikacji, ktdérzy nie stosujg obecnie atalurenu, cze$¢ bedzie stosowal leczenie z
wykorzystaniem atalurenu (w potgczeniu z BSC), a cze$¢ wytgcznie BSC. W scenariuszu
istniejgcym zatozono, ze wszyscy chorzy stosujacy obecnie ataluren ([l beda
kontynuowac tg terapie (w potgczeniu z BSC) w horyzoncie czasowym analizy, jednak poza
systemem refundacyjnym (w tej sytuacji koszt atalurenu nie bedzie naliczany ani w
perspektywie ptatnika publicznego ani w perspektywie wspdlnej). Pozostali chorzy z populacji
docelowej bedg leczeni wytgcznie objawowo z wykorzystaniem kortykosteroidéw (BSC).
Dokfadne oszacowania wielkosci populacji stosujgcych poréwnywane technologie w
horyzoncie czasowym analizy w scenariuszu istniejgcym i nowym przedstawiono w ponizsze;j

tabeli.

Tabela 10.
Oszacowanie liczebnosci populacji, w ktéorych beda stosowane poréwnywane
technologie
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Koszty uwzglednione w niniejszym opracowaniu stanowig wynik przeprowadzonego

w Analizie ekonomicznej modelowania z uwzglednieniem 2-letniego horyzontu analizy wptywu
na budzet. Zatozono, ze chorzy, ktérzy bedg stosowaé poréwnywane technologie w
horyzoncie czasowym analizy, leczg sie z wykorzystaniem wymienionych terapii w ciggu
catego roku analizy, zgodnie z liczebno$ciami przedstawionymi w powyzszej tabeli
(Tabela 10.). Choremu, ktory rozpocznie terapie w pierwszym roku refundaciji, przypisany
zostanie koszt odpowiadajgcy 2 latom leczenia w modelu ekonomicznym (niezdyskontowany),
przy czym w pierwszym roku analizy BIA przypisany zostanie koszt pierwszych 4 cykli
(kwartatéw) terapii, w drugim roku koszt od 5. do 8. cyklu (kwartatu) terapii w modelu.
Choremu, ktéry rozpocznie terapie w drugim roku refundacji, przypisany zostanie koszt
(niezdyskontowany) generowany w pierwszych 4 cyklach (kwartatach) modelu

ekonomicznego.

W analizie wptywu na budzet uwzgledniono kategorie kosztowe obliczone w ramach Analizy
ekonomicznej. Nalezy jednak zauwazyc, ze catkowite koszty roznigce generowane w 1 badz
2 roku Analizy ekonomicznej w ramieniu chorych stosujgcych ATA nie sg do kohca tozsame z
analogicznymi kosztami ponoszonymi na leczenie chorych stosujgcych terapie z
wykorzystaniem atalurenu w scenariuszu istniejgcym analizy wptyw na budzet (w scenariuszu
nowym sg tozsame). Réznice pomiedzy kategoriami kosztowymi niniejszej analizy wptywu na

budzet oraz Analizy ekonomicznej opisano ponizej.

Zgodnie z danymi dostarczonymi przez Zamawiajgcego w Polsce poza systemem
refundacyjnym atalurenem leczonych jest obecnie | i koszt ATA nie jest w tym
przypadku ponoszony ani przez pfatnika publicznego ani przez pacjenta. Zatozono, ze w

przypadku tych chorych w scenariuszu istniejgcym sytuacja sie nie zmieni, w zwigzku z tym w
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analizie wptywu na budzet w scenariuszu istniejgcym nie uwzgledniano kosztu ATA, ktory

generowany jest w Analizie ekonomicznej w obu perspektywach.

Ponadto w ramach Analizy ekonomicznej zatozono, ze przepisanie i wydanie atalurenu bedzie
odbywa¢ sie w ramach s$wiadczenia 5.08.07.0000004 przyjecie pacjenta w trybie
ambulatoryjnym zwigzane z wykonaniem programu zgodnego z Zarzgdzeniem programy
lekowe. W zwigzku z tym, ze w scenariuszu istniejgcym ataluren nie bedzie podawany w
ramach programu lekowego, przepisanie atalurenu w scenariuszu istniejgcym analizy wptywu
na budzet (wraz z kortykosteroidami stosowanymi jako BSC) wyznaczono w oparciu o koszt
Swiadczenia specjalistycznego 1-go typu (W11) zgodnie z Zarzgdzeniem ambulatoryjna
opieka specjalistyczna, ktéry wynosi 33,00 PLN. Ponadto w przypadku chorych stosujgcych
ATA w scenariuszu istniejgcym analizy wptywu na budzet nie uwzgledniono kosztu kwalifikacji

do programu lekowego.

W przypadku analizy wptywu na budzet zastosowano zindywidualizowany sposob naliczania
kosztéw lekdw, w zwigzku z tym nie ma mozliwosci przedstawienia Sredniego kosztu leczenia
z wykorzystaniem poszczegdlnych technologii, ktory uwzgledniono w analizie. Kazdemu
choremu z populacji docelowej przyporzadkowano wiek startowy, w ramach ktérego bedzie
rozpoczynat leczenie w 1 badz 2 roku analizy. Zastosowanie takiego rozwigzania
spowodowane jest faktem, ze dawkowanie atalurenu (oraz kortykosteroidow) uzaleznione jest
od masy ciata, ktéra w modelu warunkowana jest wiekiem chorego, w zwigzku z tym
stworzenie rozktadu wieku startowego chorych z populacji docelowej pozwala urealni¢ wyniki

analizy wptywu na budzet.
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Wiek chorych nowo zdiagnozowanych, ktorzy rozpoczng leczenie w 2 roku analizy
oszacowano na podstawie opinii eksperta Kklinicznego uzyskanej w ramach ankiety
przeprowadzonej w 2019 roku (wyniki w rozdziale 8.4.). Ekspert przyporzgdkowat odsetki do
wieku chorych w momencie rozpoznania DMD i na tej podstawie oszacowano sredni wazony
wiek, w ktérym diagnozowane jest DMD (w oszacowaniu nie uwzgledniono chorych w wieku
ponizej 2 lat, ktérzy nie kwalifikujg sie do leczenia atalurenem). Uzyskana warto$é ok. ||l
zostata przyjeta jako sredni wiek chorych w momencie diagnozy, ktérzy rozpoczng leczenie

atalurenem w 2 roku analizy.

Wiek chorych spetniajgcych kryteria kwalifikacji do leczenia atalurenem, ale niestosujgcych
obecnie ATA, zostat oszacowany przy uwzglednieniu krzywej czasu do utraty zdolnosci
chodzenia w ramieniu BSC, ktérej modelowanie i parametry przedstawiono w Analizie
ekonomicznej. Stworzono rozktad wieku chorych od [l ($redni wiek diagnozy DMD opisany
w poprzednim akapicie) i kazdemu kolejnemu wiekowi (réznigcemu sie wzgledem
poprzedniego 0 miesigc) przyporzadkowano prawdopodobienstwo dozycia bez utraty
zdolnosci chodzenia zgodne z parametrami opisanej wyzej krzywej. Na podstawie tych
prawdopodobienstw stworzono hipotetyczng kohorte chorych spetniajgcych kryteria
kwalifikacji, ale niestosujgcych obecnie atalurenu, ktérym przyporzgdkowano wiek w
momencie rozpoczecia horyzontu czasowego analizy. W ramach oszacowan uwzgledniono

fakt, ze chorzy wraz z wiekiem coraz czesciej tracg zdolno$¢ chodzenia, w zwigzku z tym w
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ramach tej hipotetycznej kohorty réznica pomiedzy wiekiem kolejnych coraz starszych chorych
jest coraz wieksza. W ponizszej tabeli przedstawiono wiek chorych spetniajgcych kryteria
kwalifikacji do leczenia atalurenem, ale niestosujgcych obecnie ATA, ktory uwzgledniono w
analizie w 3 wariantach (liczba tych chorych bedzie sie réznita w wariancie minimalnym,
prawdopodobnym i maksymalnym), a doktadne oszacowania w arkuszu kalkulacyjnym

dotgczonym do niniejszego raportu.

Tabela 12.
Wiek chorych spelniajacych kryteria kwalifikacji do leczenia atalurenem, ale
niestosujacych obecnie ATA
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2.6.3. Podsumowanie kosztow

W analizie wptywu na budzet zastosowano zindywidualizowany sposéb naliczania kosztéw
lekéw zalezny od masy ciata, ktéra warunkowana jest wiekiem kazdego z chorych z populaciji
docelowej. W zwigzku z tym nie ma mozliwosci przedstawienia catkowitego kosztu roznigcego
leczenia z wykorzystaniem analizowanych technologii w ujeciu rocznym, ktéry uwzgledniono
w niniejszej analizie, poniewaz koszt ten rozni sie pomiedzy poszczegdlnymi chorymi.
Doktadny opis poszczegolnych kategorii kosztowych uwzglednionych w niniejszym
opracowaniu bedacych wynikiem przeprowadzonego w Analizie ekonomicznej modelowania,
przedstawiono w rozdziale 9. Analizy ekonomicznej, natomiast réznice pomiedzy kosztami
naliczanymi w scenariuszu istniejgcym oraz w scenariuszu nowym analizy wptyw na budzet w

przypadku chorych stosujacych ataluren opisano w rozdziale 2.6.2.
2.7. Podsumowanie danych wejsciowych

Podsumowanie danych wejsciowych przedstawiono w ponizszej tabeli.
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Tabela 13.

Dane wejsciowe uwzgledniane w analizie wptywu na budzet
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2.8. Wydatki budzetowe w horyzoncie analizy

Na podstawie oszacowania wielkosci populacji chorych leczonych, wykorzystujgc szacunkowe
udziaty w rynku lekow oraz catkowite koszty réznigce leczenia, wyznaczono roczne wydatki
budzetowe w perspektywie ptatnika publicznego oraz w perspektywie wspodinej. Wydatki te

beda sie rézni¢ w zaleznosci od przyjetego scenariusza oraz jego wariantu.
2.8.1. Aktualne wydatki budzetowe

Aktualne wydatki budzetowe, zwigzane z leczeniem populacji docelowej oszacowano biorgc
pod uwage liczebno$¢ populacji docelowej wtasciwg dla 1 roku analizy. Uwzgledniono udziaty
w rynku poszczegolnych technologii medycznych oraz koszty ich stosowania analogicznie jak
dla scenariusza istniejgcego. Oszacowane w ten sposdb aktualne wydatki budzetowe
wynoszg okoto |l PLN w 2019 roku.

Obecnie ataluren jest stosowany u ||l uwzglednionych w populaciji docelowej chorych,
jednak nie jest finansowany z budzetu ptatnika publicznego. Koszt leku Translarna® jest zatem

Zerowy.
2.8.2. Prognozowane wydatki budzetowe

Wyniki analizy przedstawiono w uwzglednianym horyzoncie czasowym z perspektywy pfatnika
publicznego oraz z perspektywy wspdlnej. Dodatkowo wyniki przedstawiono z uwzglednieniem
lub nie instrumentow dzielenia ryzyka (wersja z RSS, wersja bez RSS) oraz w wariantach

(minimalny, prawdopodobny, maksymalny).
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Tabela 14.

Wyniki analizy wplywu na budzet z perspektywy ptatnika publicznego z uwzglednieniem RSS
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Tabela 15.
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2.8.3. Prognoza dtugookresowa wydatkéw budzetowych

Na podstawie wynikow analizy podstawowej wyznaczono przecietne wydatki w przeliczeniu
na jednego pacjenta w pierwszym i drugim roku refundacji w scenariuszu istniejgcym i
scenariuszu nowym. Nastepnie wykonano prognoze przecietnych wydatkow na pacjenta w

ciggu 5 kolejnych lat, przy zatozeniu, ze bedg one zmienia¢ sie w tempie liniowym.

Tabela 18.
Przecietne wydatki ptatnika publicznego w wersji z RSS w przeliczeniu na pacjenta
(PLN)

Analogicznie do analizy podstawowej przyjeto, ze roczna liczba nowozdiagnozowanych.
chorych w wariancie prawdopodobnym i maksymalnym bedzie wynosi¢ | GcINzcEzINEG

. P roonoze diugookresowg wydatkéw budzetowych

wykonano jako iloczyn przecietnych prognozowanych wydatkow na pacjenta oraz liczby

pacjentow.

W tabeli ponizej przedstawiono wyniki prognozy dtugookresowej wydatkow budzetowych w

wersji z uwzglednieniem RSS.

Tabela 19.
Dlugookresowa prognoza wydatkéw budzetowych
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Na rysunku ponizej przedstawiono wynik inkrementalny w dtugim horyzoncie czasowym.

Rysunek 2.
Wynik inkrementalny w perspektywie ptatnika publicznego w wersji z uwzglednieniem
RSS w dtugim horyzoncie czasowym

3. Analiza wrazliwosci

Analize wrazliwosci przeprowadzono dla parametrow, ktore w najwiekszym stopniu obarczone
Sg niepewnoscig i majg potencjalnie najwiekszy wptyw na wyniki. Dla parametréw tych
przeprowadzono analize wartosci skrajnych (ang. extreme value analysis), ktéra ocenia wptyw
na wyniki analizy przyjecia przez te parametry wartosci ekstremalnych. W niniejszym rozdziale
przedstawiono rowniez wyniki analizy scenariuszy, w ramach ktorej testowano przyjecie

alternatywnych zatozen bgdz alternatywnych warto$ci przez kilka parametrow jednoczes$nie.
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Testowane parametry i ich zakres oraz alternatywne scenariusze przedstawiono w Rozdziale
2.7.

Whyniki analizy wrazliwosci przedstawiono w ponizszych tabelach.
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Tabela 21.

Wyniki analizy wrazliwosci w zaleznosci od wariantu z perspektywy ptatnika publicznego bez uwzglednienia RSS
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4. Wplyw na organizacje udzielania swiadczen

Decyzja dotyczacg refundacji produktu Translarna® (ataluren) w leczeniu dystrofii miesniowe;
Duchenne’a warunkowanej przez mutacje nonsensowng w genie dystrofiny u chorych
chodzacych w wieku od 2 lat w ramach programu lekowego nie spowoduje nowych

konsekwencji w organizacji udzielania Swiadczen.

W zwigzku z powyzszym w wyniku rozpoczecia finansowania ocenianej technologii medycznej
nie wystgpi konieczno$¢ dodatkowych szkoleh personelu medycznego czy tez tworzenia
nowych wytycznych okreslajgcych sposéb podawania leku. Objecie refundacjg technologii
wnioskowanej nie bedzie zatem miec istotnego wpltywu na organizacje udzielania swiadczenh

zdrowotnych.
5. Aspekty etyczne i spoteczne

Whioskowana populacja chorych odznacza sie szczegdlnie niekorzystnym rokowaniem, w
zwigzku z czym istnieje duza niezaspokojona potrzeba spoteczna na wprowadzenie
skutecznej terapii. Dotychczas stosowana terapia (BSC) nie moze zostaé uznana za
satysfakcjonujgcg, poniewaz leczenie objawowe przy pomocy kortykosteroidéw nie jest
metodg leczenia przyczynowego DMD. Nalezy przy tym zwréci¢ uwage, ze zdecydowana
wiekszos¢ wydatkow zwigzanych z leczeniem Kkortykosteroidami jest ponoszona przez
pacjentow, poniewaz kortykosteroidy dostepne w Polsce nie sg zarejestrowane w DMD. Jak
wskazali eksperci klinicysci, pacjenci ponoszg w catoéci koszt nabywania tych lekéw i jedynie
niewielki odsetek pacjentéw stosuje deflazacort, ktéry nie jest dostepny w Polsce i musi by¢
sprowadzany z zagranicy w ramach importu docelowego. Refundacja atalurenu umozliwi
wydiuzenie czasu przezycia wolnego od progresji choroby, czego dowodzg wyniki Analizy
klinicznej. Nalezy podkresli¢, ze opdznienie czasu utraty zdolnosci chodzenia stanowi dla
chorych najwazniejszg korzys¢ kliniczng, nie tylko wydtuza czas ich samodzielnosci, ale takze
poprawia ich rokowania w okresie poruszania sie na wozku inwalidzkim. W badaniach
wykazano, ze chorzy, ktérzy pdzniej tracg zdolnos¢ chodzenia, majg mniejsze ryzyko powiktan

oddechowych i ortopedycznych oraz mniejsze ryzyko zgonu.

Progresywny charakter analizowanej jednostki chorobowej prowadzi do niepetnosprawnosci

chorych (m.in. konieczno$¢ poruszania sie na wozku inwalidzkim). W efekcie spoteczenstwo
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obcigzone jest istotnymi kosztami utraty produktywnosci. Koszty te sg tym wyzsze, im mniej
skutecznie prowadzona jest terapia tych chorych. Obecnie chorzy nie majg
zagwarantowanego dostepu do skutecznej metody leczenia, przez co koszty spoteczne sg
eskalowane. Refundacja atalurenu pomoze ograniczy¢ te koszty i bedzie stanowita odpowiedz

na niezaspokojong potrzebe spoteczna.

Decyzja dotyczgca objecia refundacjg produktu Translarna® w ramach Wykazu lekéw
refundowanych dotyczy wytgcznie chorych kwalifikujgcych sie do programu lekowego, a zatem
pacjentow spetniajgcych wszystkie kryteria wigczenia, co zapewnia, ze technologia bedzie

stosowana w populacji chorych, u ktérych spodziewane sg najwieksze korzysci kliniczne.

Na podstawie Analizy klinicznej stwierdzi¢ mozna, ze wnioskowana technologia wydtuza czas
przezycia wolny od progresji choroby, generuje wiec istotne klinicznie dodatkowe efekty
zdrowotne w poréwnaniu do obecnie stosowanego w praktyce klinicznej leczenia objawowego.
Spowolnienie progresji przektada sie z kolei na inne korzysci kliniczne (np. wydtuzenie czasu
do koniecznosci wspomagania oddychania, mniejsze obcigzenie dla opiekundéw chorego). W
zakresie profilu bezpieczenstwa stwierdzono zblizong czesto$¢ wystepowania zdarzen
niepozgdanych w czasie leczenia (w tym ciezkich) w grupie stosujgcych wnioskowang
technologiag oraz leczenie objawowe. Profil bezpieczehstwa atalurenu oceniono jako

korzystny.

Pozytywna decyzja dotyczaca 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 przedstawia ocene aspektéw spotecznych i etycznych dotyczgcej stosowania

technologii wnioskowanej w omawianym wskazaniu.

Tabela 24.
Aspekty spoteczne i etyczne
Warunek ‘ Wartos¢
Czy i ktére grupy pacjentdow mogg byé faworyzowane na skutek zatozen przyjetych w Zadne
analizie ekonomicznej;
Czy niekwestionowany jest rowny dostep do technologii medycznej przy jednakowych Tak

potrzebach;

Duza korzys¢ dla
waskiej grupy
chorych

Czy spodziewana jest duza korzy$¢ dla waskiej grupy osob, czy korzys¢ mata, ale
powszechna;
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Warunek ‘ Wartos¢é
Cz’y techpologia stanpwi odpowigc_li dla_oséb o} istotnth potrzebach zdrowotnych, dla Tak
ktérych nie ma obecnie dostepnej zadnej metody leczenia.
Czy pozytywna decyzja w odniesieniu do ocenianej technologii moze powodowaé¢ problemy spoteczne,
w tym:
wptywac na poziom satysfakcji pacjentow z otrzymywanej opieki medycznej; Nie
grozi¢ niezaakceptowaniem postepowania przez poszczegoélnych chorych; Nie
powodowac lub zmienia¢ stygmatyzacije; Nie
wywotywacé ponadprzecietny lek; Nie
powodowac dylematy moralne; Nie
stwarzaé problemy dotyczace ptci lub rodzinne. Nie
nie stoi w sprzecznosci z aktualnie obowigzujgcymi regulacjami prawnymi, Nie
czy stwarza konieczno$¢ dokonania zmian w prawie/przepisach; Nie
oddziatuje na prawa pacjenta lub prawa cztowieka. Nie

Czy stosowanie technologii naklada szczegoélne wymogi, takie jak:

koniecznos¢ szczegdlnego informowania pacjenta lub uzyskiwania jego zgody; Nie
potrzeba zapewnienia pacjentowi prawa do poszanowania godnosci i intymnosci oraz Nie
tajemnicy informacji z nim zwigzanych;

potrzeba uwzgledniania indywidualnych preferenciji, potrzeba czynnego udziatu pacjenta Nie

w podejmowaniu decyzji o wyborze metody postepowania.

6. Zatozenia i ograniczenia

Liczebno$¢ populacji docelowej oraz udziaty w rynku technologii wnioskowanej i
komparatoréw w poszczegolnych scenariuszach analizy podstawowej okreslono na podstawie
wynikéw badania ankietowego (Rozdziat 8.4.). Zatozono, ze oszacowanie wielkosci populacji
docelowej oparte o opinie ekspertéw klinicznych, majgcych najwiekszg wiedze dotyczaca
liczebnosci chorych w Polsce, jest bardziej wiarygodne niz oszacowanie oparte o dane
epidemiologiczne. W analizie wrazliwosci uwzgledniono alternatywne oszacowanie wielkosci
populacji docelowej oparte o dane epidemiologiczne, ktére w przypadku choréb rzadkich
charakteryzujg sie zazwyczaj duzg wariancjg (ze wzgledu na matg skale chorobowo$ci).
Biorgc pod uwage to ograniczenie oraz fakt wielokrotnego mnozenia parametréw, ktore
najprawdopodobniej nie sg niezalezne, nalezy oczekiwaé, ze oszacowanie populacji
docelowej w wariancie alternatywnym obarczone jest wigkszg niepewnoscig niz oszacowanie

uwzglednione w analizie podstawowe;.
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W analizie wptywu na budzet stwierdzono ograniczenia zwigzane z oszacowaniem Kosztow,

ktére zostaty opisane w Analizie ekonomiczne;.

W analizie uwzgledniono ponadto, ze technologia wnioskowana finansowana bedzie w ramach
odrebnej grupy limitowej zgodnie z uzasadnieniem wskazanym w rozdziale 8.1. Podstawe
limitu w tej grupie limitowej stanowié bedzie lek Translarna® 125 mg granulki do
przygotowywania zawiesiny doustnej. Podstawe limitu w nowej grupie limitowej lekow
stosowanych w programie lekowym stanowi najwyzsza spo$rod najnizszych cen hurtowych za
DDD leku, ktéry wedtug deklaracji ztozonej we wniosku o objecie refundacjg dopetnia 100%
szacowanego zapotrzebowania w tej grupie limitowej. W zwigzku z tym, ze w przypadku
wszystkich wnioskowanych prezentacji leku Translarna® cena hurtowa za DDD jest taka sama,
kazda z tych prezentacji moze dopetnia¢ ustawowe 100% szacowanego zapotrzebowania w
grupie limitowej. Wybor leku stanowigcego podstawe limitu nie bedzie mieé¢ zatem wptywu na
ceny pozostatych lekow w nowej grupie limitowej czy na wyniki analizy. W zwigzku z tym
decyzje o wyborze leku Translarna® 125 mg granulki do przygotowywania zawiesiny doustne;

nalezy uzna¢ za zgodng z zapisami Ustawy o refundacji.

Dodatkowo przyjeto, ze przecietny rok trwa doktadnie 365,25 dni.
7. Podsumowanie i wnioski koncowe

W niniejszej pracy oceniono wptyw na system ochrony zdrowia w Polsce decyzji o
zakwalifikowaniu leku Translarna® (ataluren) do Wykazu lekow refundowanych w ramach

kategorii dostepnosci lek stosowany w programie lekowym.

Populacje docelowg dla technologii wnioskowanej zdefiniowano zgodnie z przedtozonym
wnioskiem refundacyjnym. Stanowig jg chodzgcy chorzy na dystrofie miesniowej Duchenne’a

warunkowang przez mutacje nonsensowng w genie dystrofiny w wieku od 2 Iat.
Whptyw na system ochrony zdrowia okreslono w odniesieniu do nastepujgcych obszarow:

populacyjnych (oszacowanie potencjatu rynkowego leku oraz prognoza liczebnosci
populacji, ktéra prawdopodobnie skorzysta z leku w sytuacji jego sfinansowania);
finansowych (analiza wptywu na budzet);

organizacji udzielania swiadczen;

etycznych i spotecznych;
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Liczebno$¢ populacji docelowej uwzglednionej w analizie podstawowej oszacowano na
podstawie opinii ekspertow klinicznych. W analizie wrazliwosci testowano alternatywny wariant
oszacowania liczebnosci populacji docelowej oparty dodatkowo o dane epidemiologiczne

pochodzace z literatury naukowej, dane PTChNM oraz dane GUS.

Konstrukcja analizy wptywu na budzet objeta zestawienie ze sobg dwéch scenariuszy, w
ktérym pierwszy zaktada brak refundacji, a drugi wprowadzenie do refundacji technologii
wnioskowanej. Wynikiem analizy wptywu na budzet jest roznica pomiedzy tymi scenariuszami
wyrazona inkrementalnymi wydatkami ptatnika publicznego oraz pacjenta. Analize wykonano
dla okresu listopad 2019 r. — pazdziernik 2021 r., ktéry stanowi horyzont czasowy analizy.
Elementy analizy wptywu na budzet objety: estymacje populacji docelowej i udziatow

rynkowych technologii wnioskowanej oraz analize kosztowg. Uwzgledniono:

koszty lekow (atalurenu i kortykosteroidow);

koszty przepisania i wydania lekow;

koszty kwalifikacji do programu lekowego, diagnostyki, monitorowania i oceny
skutecznosci leczenia;

koszty fizjoterapii;

koszty utraty zdolnosci chodzenia i jej konsekwencji (wozki inwalidzkie, wspomaganie

oddychania, operacja skoliozy).

W analizie zgodnie z wnioskiem refundacyjnym uwzgledniono, ze lek Translarna® po wydaniu
pozytywnej decyzji refundacyjnej dostepny bedzie w programie lekowym i wydawany bedzie
Swiadczeniobiorcy bezptatnie. Uwzgledniono ponadto finansowanie leku w oddzielnej grupie

limitowej. Cene zbytu netto atalurenu otrzymano od Zamawiajgcego.

Wptyw na organizacje udzielania swiadczen zdrowotnych oraz aspekty etyczne i spoteczne

zostaty okreslone zgodnie z metodykg zaproponowang w Wytycznych AOTMIT.

Prognozowana tgczna liczba chorych w populacji docelowej w wariancie prawdopodobnym

(minimalnym; maksymalnym) zostata oszacowana na poziomie || GczIzczIEININIIIII
I oy ch w 2 roku refundacji, co stanowi o potencjale rynkowym

leku w rozpatrywanej jednostce chorobowe;j.

Bezposrednig konsekwencjg decyzji refundacyjnej bedzie uksztattowanie sie w Polsce nowej

praktyki Kklinicznej leczenia chorych we wnioskowanym wskazaniu. Rozszerzone zostanie
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spektrum terapeutyczne, w zwigzku z czym lekarze, ktorzy dotychczas mogli zastosowac
leczenie objawowe w postaci kortykosteroidéw, teraz bedg mogli skorzystac rowniez z terapii

lekiem Translarna®. Zgodnie z przedstawionymi szacunkami w pierwszym roku refundacji z

terapii atalurenem skorzysta prawdopodobnie okoto
B chorych. W konsekwencji finansowanie leku Translarna® zapewni chodzacym
chorym na dystrofie miesniowej Duchenne’a warunkowang przez mutacje nonsensowng w

genie dystrofiny w wieku od 2 lat dostep do jedynej skutecznej terapii celujgcej w podstawowg

przyczyne choroby oraz wptynie na poprawe ich jakosci zycia.

Majgc na uwadze racjonalizacje srodkéw w ochronie zdrowia oraz wychodzac naprzeciw
oczekiwaniom Ministerstwa Zdrowia oraz Narodowego Funduszu Zdrowia w zakresie

refundacji lekéw, Zamawiajgcy proponuje zawarcie umowy podziatu ryzyka (RSS).

Dodatkowo w analizie wskazano, ze w przypadku pozytywnej decyzji dotyczgcej refundacii
leku Translarna® nalezy oczekiwa¢ duzej korzysci zdrowotnej dla waskiej grupy chorych,
dlatego tez finansowanie technologii jest etycznie i spotecznie uzasadnione. Ponadto decyzja

refundacyjna nie spowoduje nowych konsekwencji w organizacji udzielania swiadczen.
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8. Zataczniki

8.1. Uzasadnienie utworzenia odrebnej grupy limitowej

dla technologii wnioskowanej

Na podstawie art. 15 Ustawy o refundacji nalezy stwierdzi¢, ze leku Translarna® nie mozna
zakwalifikowa¢ do zadnej z obecnie istniejgcych grup limitowych. Lek ten nie spetnia kryteriéw
kwalifikacji do wspdlnych grup limitowych, o ktérych mowa w art. 15 ust 2 Ustawy o refundacji
ze wzgledu na brak: tej samej nazwy miedzynarodowej, brak tych samych mechanizmow
dziatania i podobnych dziatan terapeutycznych, zgodnosci wskazan i przeznaczen, tej samej
skutecznosci w poréwnaniu do jakiegokolwiek innego obecnie refundowanego preparatu.
Nalezy przy tym zaznaczyé, ze obecnie nie sg refundowane jakiekolwiek leki wskazane w
leczeniu dystrofii miesniowej Duchenne’a (stosowane jest leczenie objawowe w postaci
kortykosteroidéw, ktore w przeciwienstwie do wnioskowanej technologii nie jest terapig

celujgcg w podstawowg przyczyne choroby, tj. utrate dystrofin).

Objecie refundacjg atalurenu moze nastgpic¢ tylko w drodze utworzenie nowej grupy limitowej.
Nie jest mozliwe wigczenie leku Translarna® do jednej z juz istniejgcych grup limitowych, gdyz
nie ma grupy limitowej dla preparatow, ktére miatyby te same wskazania i przeznaczenia oraz
sposob dziatania i udowodniong skutecznosé, wiec nie bedzie spetniony warunek z art. 15 ust.
2 pkt 1 Ustawy o refundacji.
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8.2. Sprawdzenie zgodnosci

wymaganiami opisanymi w Rozporzadzeniu MZ

w sprawie minimalnych wymagan

Tabela 25.

Check-lista zgodnosci analizy wplywu na system ochrony zdrowia z minimalnymi
wymaganiami przedstawionymi w Rozporzadzeniu MZ w sprawie minimalnych

wymagan

Nr‘

1.

Zadanie

Oszacowanie rocznej liczebnosci populacji

analizy z minimalnymi

Tak/Nie/nie dotyczy

n/d

1.1.

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

TAK, rozdziat 2.5.1.

1.2.

docelowej, wskazanej we wniosku

TAK, rozdziat 2.5.2.

1.3.

w ktorej wnioskowana technologia jest obecnie stosowana

TAK, rozdziat 2.5.3.

1.4.

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

TAK, rozdziat 2.5.4.

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

TAK, rozdziat 2.8.

2.1.

Aktualnych

TAK, rozdziat 2.8.1.

2.2.

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

TAK, rozdziat 2.8.1.

llosciowa prognoza rocznych wydatkéw podmiotu
zobowigzanego do finansowania $wiadczen ze srodkow
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 podwyzszeniu ceny

TAK, rozdziat 2.8.2.

3.1

z wyszczegolnieniem skladowej wydatkéw stanowigcej
refundacje ceny wnioskowanej technologii

TAK, rozdziat 2.8.2.

llosciowa prognoza rocznych wydatkéw podmiotu
zobowigzanego do finansowania swiadczen ze srodkow
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 2.8.2.

4.1.

z wyszczegolnieniem sktadowej wydatkéw stanowigcej
refundacje ceny wnioskowanej technologii,

TAK, rozdziat 2.8.2.

Oszacowanie dodatkowych wydatkéw podmiotu
zobowigzanego do finansowania Swiadczen ze srodkéw
publicznych, jakie bedg ponoszone na leczenie pacjentow w
stanie klinicznym wskazanym we wniosku

TAK, rozdziat 2.8.2.

5.1.

z wyszczegolnieniem sktadowej wydatkéw stanowigcej
refundacje ceny wnioskowanej technologii

TAK, rozdziat 2.8.2.
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Nr ‘ Zadanie Tak/Nie/nie dotyczy

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

TAK, rozdziat 2.8.2.

Zestawienie tabelaryczne warto$ci, na podstawie ktérych
dokonano oszacowan analizy oraz prognoz

TAK, rozdziat 2.7.

Wyszczegdlnienie zatozen, na podstawie ktérych dokonano
oszacowan analizy oraz prognoz

TAK, rozdziat 6.

9.1.

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

TAK, rozdziat 6.

10.

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

TAK

11.

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

TAK

12.

Oszacowan oraz prognoz w analizie dokonano w
szczegolnosci na podstawie rocznej liczebnosci populacji

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 rocznej
liczebnosci populacji)

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

13.

Oszacowania analizy oraz prognozy przedstawiono w
nastepujgcych wariantach

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 refundacji

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

e wart. 15 ust. 2. 15 ust. 3 pkt 2 Ustawy o refundaciji

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

TAK, rozdziat 8.1.
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8.3. Liczba opakowan technologii wnioskowanej

Tabela 26.

Okreslenie wielkosci dostaw technologii wnioskowanej w przypadku objecia
refundacja, wyrazonej w liczbie opakowan leku Translarna® 125 mg granulki do
przygotowywania zawiesiny doustnej (w miesiecznych okresach)

Tabela 27.

Okreslenie wielkosci dostaw technologii wnioskowanej w przypadku objecia
refundacja, wyrazonej w liczbie opakowan leku Translarna® 250 mg granulki do
przygotowywania zawiesiny doustnej (w miesiecznych okresach)
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Tabela 28.

Okreslenie wielkosci dostaw technologii wnioskowanej w przypadku objecia
refundacja, wyrazonej w liczbie opakowan leku Translarna® 1000 mg granulki do
przygotowywania zawiesiny doustnej (w miesiecznych okresach)
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8.4. Wyniki badania ankietowego

Szczegdbtowe wyniki badania ankietowego przedstawiono w Analizie problemu decyzyjnego.
Odpowiedzi ekspertow klinicznych wykorzystane w oszacowaniach analizy wptywu na budzet

zaprezentowano w ponizszych tabelach.

Tabela 29.
Odpowiedzi eksperta klinicznego z ankiety przeprowadzonej w 2019 roku uwzglednione
w oszacowaniach analizy wptywu na budzet*
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Tabela 30.
Odpowiedzi ekspertéow klinicznych z ankiety przeprowadzonej w 2016 roku
uwzglednione w oszacowaniach analizy wptywu na budzet®
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Ustawa z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekdw, srodkdw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych,
Dz.U. 2011 Nr 122 Poz. 696

Ustawa z dnia 27 sierpnia 2004 roku o $wiadczeniach opieki zdrowotnej
finansowanych ze srodkéw publicznych; Dz. U. Nr. 210, poz. 2135

Obwieszczenie Ministra Zdrowia z dnia 27 czerwca 2019 r. w sprawie
wykazu refundowanych lekéw, $rodkéw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych na dzien 1 lipca
2019r.

Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji, Wytyczne oceny
technologii medycznych, Warszawa 2016

Zarzadzenie Nr 88/2019/DSOZ Prezesa Narodowego Funduszu Zdrowia
z dnia 28 czerwca 2018 r. zmieniajgce zarzgdzenie w sprawie okreslenia
warunkéw zawierania i realizacji uméw o udzielanie swiadczen opieki
zdrowotnej w rodzaju: ambulatoryjna opieka specjalistyczna

Zarzadzenie Nr 124/2018/DGL Prezesa NFZ z dnia 30 listopada 2018 r.
zmieniajgce zarzadzenie w sprawie okreslenia warunkow zawierania i
realizacji umow w rodzaju leczenie szpitalne w zakresie programy lekowe




