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Streszczenie

CEL I ZAKRES

Celem analizy wpltywu na system ochrony zdrowia jest oszacowanie wydatkéw ptatnika
publicznego w przypadku podjecia pozytywnej decyzji o finansowaniu ze srodkdéw publicznych

romiplostymu (Nplate®) w leczeniu:

dorostych chorych z rozpoznaniem pierwotnej matoptytkowosci po wykonanej
splenektomii, u ktorych liczba ptytek wynosi ponizej 30 x 10%/1 i wystepujg objawy skazy
krwotocznej oraz z niedostateczng odpowiedzig na inne sposoby leczenia
farmakologicznego (np. glikokortykosteroidy, dozylne immunoglobuliny);

dzieci (od 1. do 18. roku zycia) z rozpoznaniem przewlekitej (trwajgcej powyzej 12
miesiecy) pierwotnej matoptytkowosci immunologicznej i z niedostateczng
odpowiedzig na inne sposoby leczenia farmakologicznego (np. glikokortykosteroidy,

dozylne immunoglobuliny).

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

Swiadczen zdrowotnych oraz zestawienia aspektow etycznych i spotecznych.

METODYKA

Analize wptywu na budzet wykonano z perspektywy wspodlnej (obejmujgcej perspektywe
ptatnika publicznego (NFZ) i pacjenta) oraz z perspektywy ptatnika publicznego. Przyjeto 2-

letni horyzont czasowy, rozpoczynajgcy sie od chwili objecia leku refundacja.

Populacje docelowg dla technologii wnioskowanej okreslong na podstawie wniosku
refundacyjnego, stanowig chorzy na pierwotng matoptytkowos¢ immunologiczng (ICD-10:
D 69.3) w dwoch opisanych wczesniej podgrupach. |GG
|

W analizie wptywu na budzet rozpatrywano dwa scenariusze: istniejgcy oraz nowy. scenariusz
istniejgcy obrazuje sytuacje obecng, w ktorej romiplostym nie jest refundowany
z budzetu ptatnika publicznego. W scenariuszu tym, chorzy mogg otrzymacé eltrombopag (ELT)
lub dorazne leczenie ratujgce. W scenariuszu prognozowanym (nowym) analizowano

sytuacje, w ktorej romiplostym stosowany w leczeniu pierwotnej matoptytkowosci
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immunologicznej bedzie finansowany ze srodkdéw publicznych w ramach Wykazu lekéw

refundowanych w kategorii dostepnosci: lek stosowany w ramach programu lekowego.

Catkowite koszty (wynikajgce z kosztéw réznigcych leczenia), sg tozsame z kategoriami
kosztowymi rozpatrywanymi w Analizie ekonomicznej, ktéra stanowi integralng czes¢ raportu

oceny technologii medycznej. Sg to nastepujgce kategorie kosztowe:

koszt lekow;
koszt przepisania i podania lekow;
koszt diagnostyki i monitorowania w ramach programu lekowego;

koszt leczenia krwawien.

W analizie, zgodnie z wnioskiem refundacyjnym uwzgledniono, ze lek, po wydaniu pozytywne;j

decyzji refundacyjnej, dostepny bedzie w ramach programéw lekowych:

Leczenie dorostych chorych na pierwotng matoptytkowos¢ immunologiczng (ICD-10:
D 69.3) z wykorzystaniem substancji czynnej romiplostym;
Leczenie pediatrycznych chorych na przewlekta pierwotng matoptytkowosé

immunologiczng (ICD-10: D 69.3) z wykorzystaniem substancji czynnej romiplostym.

Cene jednostkowg ROM przyjeto na podstawie informacji uzyskanych od Wnioskodawcy. |}

Analiza wptywu na system ochrony zdrowia opiera sie na modelu Analizy ekonomicznej, czego
konsekwencjg jest przeptyw chorych pomiedzy poszczegolnymi stanami zgodnie ze
zdefiniowanym prawdopodobienstwem. Zrezygnowano tym samym 2z uproszczonych

kalkulacji opartych na srednich bgdz medianach. Podejscie takie pozwala na uzyskanie
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W ramach analizy przeprowadzono analize wrazliwosci zaktadajgcg zmiennos¢ najbardziej

istotnych parametrow populacyjnych oraz kosztowych.
WYNIKI

Populacja dorostych

W przypadku populacji dorostych,

Prognozowana tgczna liczba chorych w populacji docelowej obejmuje subpopulacje dorostych

oraz dzieci.
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Populacja dzieci

Prognozowana fgczna liczba chorych w populacji docelowej obejmuje subpopulacje dorostych

oraz dzieci
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PODSUMOWANIE | WNIOSKI

W niniejszej pracy oceniono wplyw na system ochrony zdrowia w Polsce decyzji

o zakwalifikowaniu terapii romiplostymem (Nplate®) do $wiadczen finansowanych ze $rodkéw
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publicznych w leczeniu dzieci od pierwszego roku zycia i dorostych z przewlektg pierwotng
matoptytkowoscig immunologiczng (idiopatyczng), wykazujgcych niedostateczng odpowiedz

na inne sposoby leczenia.

Zgodnie z wnioskiem refundacyjnym finansowanie bedzie odbywac¢ sie w ramach dwdch
programow lekowych: Leczenie dorostych chorych na pierwotng matoptytkowosc
immunologiczng (ICD-10: D 69.3) z wykorzystaniem substancji czynnej romiplostym oraz
Leczenie pediatrycznych chorych na przewlektg pierwotng matoptytkowos¢ immunologiczng

(ICD-10: D 69.3) z wykorzystaniem substancji czynnej romiplostym.

Obecnie standardem postepowania w leczeniu ITP u dzieci od pierwszego roku zycia i

dorostych po niepowodzeniu leczenia standardowego jest stosowanie eltrombopagu,

refundowanego w ramach programu lekowego.

Decyzja o finansowaniu ze s$rodkoéw publicznych technologii wnioskowanej wptynie na
rozszerzenie spektrum terapeutycznego w leczeniu ITP i umozliwi wybdr specjalistom
najkorzystniejszej terapii dla poszczegolnych chorych i dostosowania ich do indywidulanych
preferenciji chorego. Zgodnie z Analizg problemu decyzyjnego, stosowanie ELT wymaga
dietetycznych restrykcji, co takze moze ograniczac jego zastosowanie w niektorych grupach
chorych. Lek nalezy przyjmowaé na dwie godziny przed lub cztery godziny po jakimkolwiek
innym produkcie z nastepujacych kategorii: Srodki zobojetniajgce kwas zotgdkowy, nabiat (lub
inne produkty zywieniowe zawierajgce wapnh), suplementy mineralne zawierajgce kationy
wielowartosciowe (np. zelazo, wapn, magnez, glin, selen i cynk). Co istotne, mimo, ze ELT
podawany jest w postaci doustnej, a ROM w postaci dozylnej, dawkowanie romiplostymu

pozwala na o wiele lepsze indywidualne dostosowanie dawki do potrzeb chorego oraz

utrzymanie optymalnej liczby ptytek krwi.
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Ponadto ustalono, ze objecie refundacjg technologii wnioskowanej nie bedzie mie¢ istotnego
wplywu na organizacje udzielania swiadczen zdrowotnych oraz nie stoi w sprzecznosci z
aktualnie obowigzujgcymi regulacjami prawnymi i nie nakfada na chorego dodatkowych
wymogow zwigzanych z rozpoczeciem leczenia. Decyzja refundacyjna nie bedzie
faworyzowata ani dyskryminowata zadnej grupy pacjentéw, nie obcigzy ich tez zadnymi

dodatkowymi kosztami leczenia.

Podsumowujgc, finansowanie romiplostymu w sposob istotny wplynie na poprawe opieki
zdrowotnej $wiadczonej dla chorych na ITP, przyczyni sie do zwiekszenia spektrum
terapeutycznego i tym samym umozliwi specjalistom wybdr terapii najkorzystniejszej dla

okreslonego chorego.
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1.Cel analizy wptywu na system ochrony zdrowia

Celem analizy wptywu na system ochrony zdrowia jest oszacowanie wydatkéw ptatnika

publicznego w przypadku podjecia pozytywnej decyzji o finansowaniu ze srodkdéw publicznych

romiplostymu (Nplate®) w leczeniu:

dorostych chorych z rozpoznaniem pierwotnej matoptytkowosci po wykonanej
splenektomii, u ktorych liczba ptytek wynosi ponizej 30 x 10%1 i wystepujg objawy skazy
krwotocznej oraz z niedostateczng odpowiedzig na inne sposoby leczenia
farmakologicznego (np. glikokortykosteroidy, dozylne immunoglobuliny);

dzieci (od 1. do 18. roku zycia) z rozpoznaniem przewlekitej (trwajgcej powyzej 12
miesiecy) pierwotnej matoptytkowosci immunologicznej i z niedostateczng
odpowiedzig na inne sposoby leczenia farmakologicznego (np. glikokortykosteroidy,

dozylne immunoglobuliny).

Ponadto, w ramach niniejszej analizy oceniano etyczne oraz spoteczne konsekwencje

podjecia pozytywnej decyzji o finansowaniu ze $rodkéw publicznych romiplostymu (Nplate®)

w przedstawionym wskazaniu.

Analiza wptywu na system ochrony zdrowia skfada sie z dwodch czesci — niniejszego

dokumentu oraz arkusza kalkulacyjnego wykonanego w programie MS Excel 2016,

umozliwiajgcego obliczenie prognozowanych wydatkéw ptatnika w zaleznosci od przyjetych

zatozen i warto$ci poszczegdlnych parametrow.

2. Analiza wplywu na budzet

2.1.

Metodyka analizy

1. Zdefiniowano populacje docelowg dla technologii wnioskowanej na podstawie dostepnych

dowodow naukowych oraz opinii ekspertéw klinicznych.

2. Oszacowano rozpowszechnienie technologii medycznych stosowanych w populacji

docelowe;.
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3. Na podstawie wynikéw przeprowadzonej analizy ekonomicznej oszacowano koszty terapii
technologii wnioskowanej oraz pozostatych opcji terapeutycznych [ G

4. 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.

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

whnioskowanej ze srodkoéw publicznych.

6. 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;j.

7. W niniejszym dokumencie wyniki oraz wartosci parametréw podawano najczescie]
z doktadnoscig do dwdch miejsc po przecinku, natomiast obliczenia wykonano na

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

8. Przeprowadzono analize wrazliwosci dla oszacowania populacji docelowej oraz

kluczowych parametrow uwzglednianych w niniejszej analizie.

2.2. Horyzont czasowy

Zgodnie z Wytycznymi Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji (AOTMIT) oraz
Rozporzgdzeniem 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 zZywieniowego, wyrobu medycznego, ktore nie majg
odpowiednika refundowanego w danym wskazaniu (zwanym dalej Rozporzgdzeniem MZ w
sprawie minimalnych wymagan) (zwanym dalej Rozporzgdzeniem MZ w sprawie minimalnych

wymagarn), horyzont czasowy analizy wptywu na budzet powinien obejmowac¢ okres do
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momentu ustalenia sie stanu rownowagi oraz co najmniej pierwsze 2 lata od daty rozpoczecia

finansowania danej technologii medycznej ze srodkéw publicznych [1, 20].

W analizie przyjeto 2-letni horyzont czasowy, obowigzujgcy od momentu objecia ROM
refundacjg. W przypadku programow lekowych, gdzie wystepujg scisle okreslone reguty
kwalifikacji do leczenia chorych, stabilizacji nalezy oczekiwa¢ we wzglednie krétkim okresie.

W zwigzku z powyzszym zasadnym jest zatozenie, ze rGwnowaga powinna zosta¢ ustalona w

ciggu 2 lat. |
e
e
I ' -viazku z tym, przyjecie 2-letniego horyzontu czasowego moze
okaza¢ sie okresem zbyt krétkim na ukazanie rzeczywistych wydatkéw zwigzanych z

refundacjg technologii wnioskowane;.

Dodatkowo, zgodnie z Ustawg z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekow, S$rodkéow
spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U.
Nr 122, poz. 696, dalej zwang Ustawg o refundacji) [23], pierwsza decyzja refundacyjna
wydawana jest na 2 lata, co potwierdza zasadnosc¢ przyjetego horyzontu czasowego analizy.
Trudno jest przypuszczac jak wyglada¢ bedg dalsze decyzje refundacyjne w analizowanym

wskazaniu.

2.3. Perspektywa

Zgodnie z Rozporzgdzeniem MZ w sprawie minimalnym wymagan [20] analiza zostata
przeprowadzona z perspektywy podmiotu zobowigzanego do finansowania $wiadczen
ze srodkow publicznych (zgodnie zart. 14 Ustawy z dnia 27 sierpnia 2004
roku o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze Srodkéw publicznych jest nim
ptatnik publiczny, czyli Narodowy Fundusz Zdrowia (NFZ) [23]). Dodatkowo przedstawiono
wyniki z perspektywy wspolnej (przedstawiajgcej wydatki chorego i ptatnika publicznego). Z
uwagi na zblizone wyniki analizy zarowno z perspektywy pfatnika publicznego jak i
perspektywy wspdlnej, koszty w niniejszym dokumencie przedstawiono wytgcznie w
perspektywie ptatnika publicznego i na tej podstawie przeprowadzono wnioskowanie z analizy.
Wyniki w perspektywie wspolnej znajdujg sie w modelu stanowigcym integralng czesc

niniejszej analizy.
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2.4. Populacja

2.4.1.Populacja obejmujaca wszystkich chorych, u ktérych

technologia wnioskowana moze zosta¢ zastosowana

Zgodnie z Charakterystykag Produktu Leczniczego Nplate®[4], romiplostym jest wskazany do
stosowania u pacjentow w wieku od pierwszego roku zycia z przewleklg pierwotng
matoptytkowoscig immunologiczng (idiopatyczng), ktdrzy wykazujg niedostateczng odpowiedz
na inne sposoby leczenia (np. terapie kortykosteroidami, immunoglobulinami). Na podstawie
analizy weryfikacyjnej dla leku Revolade® [1] mozliwe byto okreslenie liczby dorostych oraz
dzieci leczonych w poszczegolnych latach z rozpoznaniem ICD-10: D69.3 Samoistna plamica
matoptytkowa w okresie od 2013 roku do pazdziernika 2016 roku. | EGTcNGEG

Tabela 1.
Liczba dorostych oraz dzieci z rozpoznaniem ICD-10:D69.3 bezposrednio wedtug
danych NFZ

Rok taczna liczba chorych
2013 3919
2014 4947
2015 5028
2016* 4671
2017

2018**
* dane dotyczg okresu od stycznia do pazdziernika

*

*

Liczba chorych w 2016 roku dotyczy okresu od stycznia do pazdziernika 2016. |
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Tabela 2.
Liczba dorostych oraz dzieci z rozpoznaniem ICD-10:D69.3 (w ciggu catego roku)

taczna liczba chorych
3919
4947
5028
5605

Na podstawie liczby chorych z ITP (ang. Idiopathic Thrombocytopenic Purpura — pierwotna
przewlekta matoptytkowos¢ immunologiczna) w latach 2013-2018 estymowano liczebnosé
populacji w kolejnych latach. Mozna zaobserwowa¢ wyrazny trend rosngcy liczebnosci
chorych z danym rozpoznaniem. Historyczne dane zostaly ekstrapolowane na podstawie
dotychczasowego trendu. Szczegoty przeprowadzonej analizy znajdujg sie w rozdziale 8.2.
Zgodnie z opracowaniem Zawilska 2009 [29], odsetek chorych w tgcznej populacji z
nieskutecznym leczeniem kortykosteroidami wynosi 15%). Na tej podstawie oszacowano
liczbe chorych na ITP z nieskutecznym leczeniem kortykosteroidami w poszczegolnych latach.
Tabela 3.

Warianty oszacowania liczebnosci populacji chorych na ITP z nieskutecznym leczeniem
kortykosteroidami w latach 2019-2022

Liczba chorych na ITP z nieskutecznym leczeniem kortykosteroidami - prognoza
dla wariantéw

Minimalny prawdopodobny Maksymalny

Uwzgledniajgc mozliwg date refundacji od poczatku lipca 2019 roku, w niniejszym
oszacowaniu przy takim witasnie zatozeniu dokonano oszacowania liczby chorych na ITP w
kolejnych latach analizy. Liczebnosci populacji, w ktorej technologia moze by¢ zastosowana w
poszczegdélnych latach analizy dla wariantdow prawdopodobnego, minimalnego oraz

maksymalnego zostaty zestawione w ponizszej tabeli.
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Tabela 4.
Liczebnos¢ populaciji, w ktérej technologia wnioskowana moze by¢ zastosowana

% Liczebnos¢ populacji, w ktérej technologia moze by¢ zastosowana
Ro
Wariant maksymalny

Wariant minimalny Wariant prawdopodobny
I rok refundaciji 895 908 958
Il rok refundaciji 913 931 1006

2.4.2.Populacja, w ktérej technologia wnioskowana jest obecnie

stosowana

Obecnie ROM nie jest w Polsce refundowany i zgodnie z danymi DGL [17] nie jest finansowany
w ramach Ratunkowego Dostepu do Terapii Lekowych (RDTL?Y). Z tego powodu, na potrzeby

niniejszej analizy zatozono, ze liczebno$¢ populaciji leczonej obecnie ROM jest réwna 0.

2.4.3.Populacja, w ktérej wnioskowana technologia bedzie
stosowana przy zatozeniu, ze minister wiasciwy do spraw

zdrowia nie wyda decyzji o objeciu refundacjq

W przypadku braku wydania pozytywnej decyzji dotyczgcej refundacji romiplostymu, lek ten

nie bedzie stosowany w rozwazanej populacji.

2.4.4.Populacja docelowa oraz populacja, w ktoérej wnioskowana
technologia bedzie stosowana przy zalozeniu, ze minister
wiasciwy do spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu
refundacjaq

Populacja docelowa wskazana we wniosku refundacyjnym dotyczy dzieci od pierwszego roku
zycia i dorostych z przewlektg pierwotng matoptytkowoscig immunologiczng (idiopatyczng),

wykazujgcych niedostateczng odpowiedz na inne sposoby leczenia. Tak okreslona populacja

1 Jest to szczegodlny rodzaj $wiadczenia zdrowotnego polegajgcego na dostepie do leku, przy spetnieniu
okreslonych warunkéw, na podstawie indywidualnej zgody Ministra Zdrowia.
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obejmuje w warunkach polskich chorych, ktérzy obecnie mogg by¢ leczeni ELT w ramach

aktualnych programow lekowych:

B.97. Leczenie dorostych chorych na pierwotng matoptytkowos$¢ immunologiczng (ICD-
10: D 69.3);

B.98. Leczenie pediatrycznych chorych na przewlektg pierwotng matoptytkowo$c
immunologiczng (ICD-10: D 69.3).

Obecnie, w ramach wymienionych powyzej programow lekowych, jedynym finansowanym
lekiem jest lek Revolade®, jednak refundacjg zostat on objety dopiero w marcu 2018 roku,
dlatego tez nie byto mozliwe oszacowanie populacji chorych na podstawie szacunku

liczebnosci chorych leczonych w ramach obecnych programéw lekowych dla ITP (dane

refundacyjne NFZ publikowane sg z kilkumiesiecznym opdznieniem).

Populacja dorostych
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Tabela 5.
Populacja docelowa dorostych chorych z niedostateczng odpowiedzia na leczenie
sterydami oraz immunoglobulinami

Il

Populacja dzieci
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Tabela 7.
Populacja docelowa dorostych chorych z niedostateczng odpowiedzia na leczenie
sterydami oraz immunoglobulinami

Biorgc pod uwage wskazane kryteria wigczenia i wytgczenia chorych z projektéw programéw

lekowych: Leczenie dorostych chorych na pierwotng matoptytkowos¢ immunologiczng (ICD-
10 D 69.3) z wykorzystaniem substanciji czynnej romiplostym oraz Leczenie pediatrycznych
chorych na przewlekta pierwotng matoptytkowos¢ immunologiczng (ICD-10: D 69.3) z
wykorzystaniem substancji czynnej romiplostym [3] oraz na podstawie aktualnego schematu

leczenia chorych w analizowanym wskazaniu

2.4.4.1.Udziaty w rynku

Produkt leczniczy Nplate® w przypadku wydania pozytywnej decyzji refundacyjnej, zarébwno
w populacji dorostych jak i dzieci, w przypadku chorych z niewystarczajgcg odpowiedzig na
leczenie glikokortykosterydami oraz immunoglobulinami dozylnymi bedzie stanowit terapie,

ktéra moze by¢ stosowana na réwni z obecnie refundowanym w ramach programéw lekowych

eltrombopagiem.
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Wielkosci przyjmowane w ramach analizy podstawowej oraz analizy wrazliwosci nie opierajg
sie na zadnych referencjach, sg arbitralne. Celem wykonania analizy wrazliwosci w tym
przypadku jest wiec okreslenie poziomu niepewnosci wynikow BIA, jaka wynika z przyjecia
arbitralnych wartosci, nie natomiast okredlenie wynikow dla przyjecia alternatywnego,

uzasadnionego referencjami zestawu parametrow.

2.4.4.2.0szacowanie wielkosci populacji chorych leczonych

technologig wnioskowana

Uwzgledniajgc udziaty w rynku (rozdziat 2.4.4.1) oraz wielkos¢ populacji docelowej (rozdziat
2.4.4) szacowano liczbe chorych leczonych technologig wnioskowang w przypadku objecia jej
refundacjg. Zgodnie z przyjetymi zatozeniami odnosnie przejecia udziatdbw w rynku przez

romiplostym, w analizie -podstawowe; G

Oszacowanie populacji dorostych chorych z niedostateczng odpowiedzia na leczenie
sterydami lub immunoglobulinami leczonych technologia wnioskowana
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Tabela 9.

Tabela 10.
Oszacowanie populacji dzieci chorych z niedostateczng odpowiedzig na leczenie
sterydami lub immunoglobulinami leczonych technologia wnioskowana

2.4.1.Podsumowanie oszacowania wielkosci populacji

zdefiniowanych w minimalnych wymaganiach

W  ponizszej tabeli posumowane zostaty oszacowania populacji zdefiniowanych w

Rozporzgdzeniu MZ w sprawie minimalnych wymagan [20].

Tabela 11.
Podsumowanie oszacowan rocznej wielkosci populacji zdefiniowanych w minimalnych
wymaganiach

Usytuowanie

Populacja Oszacowanie liczebnosci populaciji opisu

I rok refundaciji: wariant prawdopodobny:

Populacja obejmujaca wszystkich chorych, 902 (r#in: 890 n?ax: 9 45) y
u ktérych technologia wnioskowana moze L ) Rozdziat 2.4.1

zostaé zastosowana Il rok refundacp_. wariant prawdopodobny:

925 (min: 909, max: 994)
Populacja, w ktérej technologia Liczba chorych: 0 Rozdziat 2.4.2
whnioskowana jest obecnie stosowana
Populacja, w ktérej wnioskowana
technologia bedzie stosowana przy

zalozeniu, ze minister wlasciwy do spraw Liczba chorych: 0 Rozdziat 2.4.3

zdrowia nie wyda decyzji o objeciu
refundacja

Rozdziat 2.4.4

Populacja docelowa — populacja dorostych

*
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Usytuowanie

Populacja opisu

Populacja docelowa — populacja dzieci Rozdziat 2.4.4

Populacja, w ktérej wnioskowana
technologia bedzie stosowana przy
zalozeniu, ze minister wiasciwy do spraw Rozdziat 2.4.4
zdrowia wyda decyzje o objeciu refundacja
— populacja dorostych

Populacja, w ktérej wnioskowana
technologia bedzie stosowana przy
zalozeniu, ze minister wlasciwy do spraw Rozdziat 2.4.4
zdrowia wyda decyzje o objeciu refundacja
— populacja dzieci

2.5. Scenariusze porébwnywane

W analizie wptywu na budzet rozwazano dwa scenariusze: istniejgcy oraz nowy. Scenariusz
istniejgcy obrazuje sytuacje obecng, w ktérej technologia wnioskowana nie jest refundowana
w omawianym wskazaniu z budzetu pfatnika publicznego (na podstawie aktualnego

Obwieszczenia Ministra Zdrowia [19]).

W scenariuszu nowym przedstawiono sytuacje, w ktorej technologia wnioskowana jest
refundowana w leczeniu dzieci od pierwszego roku zycia i dorostych z przewlektg pierwotng
matoptytkowoscig immunologiczng (idiopatyczng), wykazujgcych niedostateczng odpowiedz
na inne sposoby leczenia w ramach Programéw lekowych [3]. W analizie uwzgledniono
finansowanie tej technologii medycznej w ramach odrebnej grupy limitowej, zgodnie

Z uzasadnieniem wskazanym w zatgczniku (rozdziat 8.1).
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Dla kazdego ze scenariuszy przyjeto 3 mozliwe warianty, zalezne od oszacowanej na kolejne

lata, wielko$ci populacji docelowej. Wptyw na budzet ptatnika, wyznaczony zostat jako réznica

pomiedzy odpowiadajgcymi sobie wariantami scenariusza istniejgcego i nowego.

Rysunek 1.

Mozliwe scenariusze brane pod uwage w analizie wptywu na budzet
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4 |

4 |

2.6. Analiza kosztow

Wszystkie koszty uwzglednione w analizie wptywu na system ochrony zdrowia modelowane
sg w oparciu o model ekonomiczny wykorzystywany w ramach Analizy ekonomicznej [11].
Z tego powodu, w analizie wptywu na system ochrony zdrowia prezentowane sg koszty
odpowiadajgce kosztom oraz zuzyciu zasobdw z analizy ekonomicznej (jedyng réznicg jest
brak uwzglednienia dyskontowania w stosunku do kosztéw implementowanych w analizie
BIA). Zgodnie z powyzszym, w niniejszej analizie rozpatrywano kategorie kosztowe tozsame
Z kategoriami analizowanymi w ramach Analizy ekonomicznej, w ktérej zamieszczono réwniez
szczegotowe informacje dotyczgce wykonanych oszacowan. Cykl przyjety w analizie wptywu

na system ochrony zdrowia trwa 4-tygodnie (analogicznie jak w Analizie ekonomicznej).

W Analizie ekonomicznej, a wiec i w niniejszej analizie wptywu na budzet uwzgledniono
nastepujgce kategorie kosztowe, jako najbardziej istotne z punktu widzenia oceny optacalnosci

stosowania technologii medycznych:

koszt lekow;

koszt przepisania i podania lekow;

koszt diagnostyki i monitorowania w ramach programu lekowego;
koszt leczenia krwawien;

koszt zdarzen niepozgdanych.

Wymienione kategorie kosztowe stanowig catkowite koszty réznigce oceniane technologie

medyczne. Po doktadnym przeanalizowaniu wynikdw Analizy klinicznej [9] oraz weryfikacji
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procesu przebiegu leczenia rozwazanymi technologiami lekowymi, w analizie z perspektywy
ptatnika publicznego i z perspektywy wspolnej uwzgledniono wszystkie analizowane kategorie
kosztowe, z wyjgtkiem kosztu leczenia zdarzeh niepozadanych (zgodnie z uzasadnieniem

przedstawionym w ponizszej tabeli - Tabela 12).

Tabela 12.
Koszty nieréznigce oceniane technologie medyczne

Kategoria kosztowa Uzasadnienie kwalifikacji

W odniesieniu do bezpieczenstwa stosowania terapii w Analizie

klinicznej [9] nie wykazano réznic pomiedzy technologi
oceniang, a komparatorami “
ﬁ w zakresie ciezkich dziatan niepozgdanych w
populacji dorostych. Znamienne statystycznie réznice miedzy
grupami wskazujgce na niekorzys¢ grupy ROM wzgledem ELT
wykazano w odniesieniu do czestosci wystepowania ciezkich
zdarzen niepozgdanych ogdtem w populacji dzieci. Nalezy
jednak mie¢ na uwadze, iz okres obserwacji w badaniach dla
ROM byt dtuzszy niz w badaniach oceniajgcych ELT wigczonych
do analizy. W przypadku oceny konkretnych zdarzen (zakazenie
drég moczowych, wybroczyny czy goraczka) nie odnotowano juz
istotnych statystycznie réznic miedzy grupami w poréwnaniu
posrednim badania Tarantino 2016 wzgledem badan PETIT lub
PETIT2.

Koszt leczenia ciezkich zdarzen
niepozadanych

Metodyka kosztowa zostata szczegdtowo opisana w Analizie ekonomicznej. W analizie wptywu
na system ochrony zdrowia zaprezentowany zostanie wytgcznie koszt lekow, jako najbardziej

istotny koszt z punktu widzenia wydatkow ptatnika publicznego.

2.6.1.Koszt lekow

2.6.1.1.Dawkowanie lekow

Populacja dorostych
ROMIPLOSTYM

Do obliczenia kosztu stosowania uwzglednianych technologii medycznych konieczne byto
wyznaczenie dawki leku. Zgodnie z Charakterystykg Produktu Leczniczego Nplate® [4]
okreslono, ze w leczeniu pierwotnej matoptytkowosci immunologicznej ROM podawany jest w
dawce poczatkowej 1 pg/kg masy ciata raz w tygodniu. Cotygodniowg dawke ROM nalezy
nastepnie dostosowywac przez zwigkszanie jej o 1 ug/kg masy ciata do czasu, kiedy chory
osiagnie liczbe ptytek krwi = 50 000/ul. Liczba ptytek krwi powinna by¢ oznaczana co tydzien,
do czasu uzyskania statej liczby ptytek krwi (liczba ptytek = 50 000/ul utrzymujaca sie przez
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okres co najmniej 4 tygodni bez dostosowywania dawki). Nastepnie oznaczenie liczby ptytek
krwi nalezy przeprowadzac raz w miesigcu. Maksymalna dawka podawana raz w tygodniu nie
powinna przekracza¢ 10 pg/kg masy ciata. Zasady dostosowywania dawki przedstawiono w

ponizszej tabeli.

Tabela 13.
Schemat dostosowywania dawki ROM

Liczba ptytek krwi (x 10%/1) Dziatanie
<50 Zwiegkszy¢ cotygodniowg dawke o 1 pg/kg masy ciata.

Zmniejszy¢ cotygodniowg dawke o 1 ug/kg masy

>150 w ciggu dwéch kolejnych tygodni ciata

Nie podawac produktu, kontynuowac¢ oznaczanie
liczby ptytek krwi raz w tygodniu.

Po zmniejszeniu liczby ptytek krwi do wartosci <
150x10°/1, wznowi¢ podawanie raz w tygodniu w
dawce zmniejszonej o 1 ug/kg masy ciata

L

.Y
o
]
c
o
O
)
o
o
=
o
(7]
e
L
o
>




Nplate® (romiplostym) w leczeniu dzieci od pierwszego roku zycia i

@ dorostych z przewlektg pierwotng matoptytkowoscig
NAH TA immunologiczng (idiopatyczng), wykazujgcych niedostateczng 31
(SNORANTIA NOCET odpowiedz na inne sposoby leczenia — analiza wptywu na system

ochrony zdrowia

_|
)

o
@
)

=
N

(7))
=
(1
Q.
=
Q
o
Q
=
=
QD
Pyl
@)
<
)
a
o
n
(@]
s
QD
S
QD
=
=
QD
=
Qo
(]
D
Q
S
D
«Q
o
yeo]
(@]
o
Q
=3
QD

*cykl leczenia w modelu trwa 4 tygodnie




Nplate® (romiplostym) w leczeniu dzieci od pierwszego roku zycia i

@ dorostych z przewlektg pierwotng matoptytkowoscig
NAH TA immunologiczng (idiopatyczng), wykazujgcych niedostateczng 32
(SNORANTIA NOCET odpowiedz na inne sposoby leczenia — analiza wptywu na system

ochrony zdrowia

Populacja dzieci

‘
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Na podstawie Charakterystyki Produktu Leczniczego Revolade® [6], okre$lono, Zze zalecana
dawka poczatkowa ELT wynosi 50 mg raz na dobe. Po rozpoczeciu leczenia dawke nalezy
dostosowac tak, aby osiggnac¢ i utrzymac liczbe ptytek = 50 000/pul, konieczng dla zmniejszenia
ryzyka krwawienia. Nie wolno przekracza¢ dawki 75 mg na dobe. Zasady dostosowywania

dawki przedstawiono w ponizszej tabeli.

Tabela 16.
Schemat dostosowywania dawki eltrombopagu

Liczba ptytek krwi (x 10%/1) Dziatanie

<50 po uplywie co najmniej dwoch tygodni Zwiekszy¢ dawke dobowg o 25 mg do maksymalnej
leczenia dawki 75 mg/dobe.

Stosowac najmniejszg dawke eltrombopagu i (lub)
jednoczesnie stosowac inne produkty lecznicze
250 do <150 uzywane w leczeniu pierwotnej matoptytkowosci
immunologicznej, w celu utrzymania liczby ptytek krwi
zapobiegajgcej lub zmniejszajgcej krwawienie.

Zmniejszy¢ dawke dobowg o0 25 mg. Odczekaé 2
tygodnie, ocenic¢ efekty tej i kolejnych korekt dawki.

>150 do =250
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Liczba ptytek krwi (x 10%/1) Dziatanie

Przerwac¢ stosowanie eltrombopagu; zwiekszyé
czestos¢ kontrolowania liczby ptytek krwi do dwdch
razy w tygodniu.

Kiedy liczba ptytek krwi osiggnie warto$¢ < 10 x 1091,
ponownie rozpoczgc¢ leczenie, stosujgc dawke
dobowg zmniejszong o 25 mg.
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LEKI STOSOWANE W RAMACH LECZENIA RATUNKOWEGO

W ramach leczenia ratunkowego stosowane sg nastepujgce leki:

dozylne immunoglobuliny (IVIg, ang. intravenous immunoglobulins), wskazane
u chorych o duzym ryzyku krwawienia lub przed zabiegiem operacyjnym, kiedy
niezbedna jest korekcja liczby ptytek;

IV sterydy — metyloprednizolon, stosowana dozylnie przede wszystkim w sytuacjach

nagtych, w celu wywotania doraznego zwiekszenia liczby ptytek krwi.

Dawkowanie obu lekéw zaczerpnieto z Polskich zaleceri dotyczgcych postepowania

w pierwotnej matoptytkowosci immunologicznej [28].

Zalecang dawkg IVIg w stanach nagtych jest 1 g/kg przez 2-3 dni, badz 0,4g/kg przez 5 dni.

W analizie przyjeto srednig dawke wynikajgca z wszystkich trzech schematow.

Zalecang dawkg metyloprednizolonu jest 30 mg/kg przez kolejne 2 do 3 dni, przy czym dawka
maksymalna wynosi 1 g/dzien. W analizie przyjeto $rednig dawke wynikajgca z podania 1

grama przez 2-3 dni.
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Tabela 19.
Srednia dawka lekéw stosowanych w leczeniu ratunkowym — analiza podstawowa

Srednia masa

ciata (kg)* Srednia dawka (g)

Dawkowanie Okres (dni)

Populacja dzieci
0,4 g/kg/dzien

1,0 g/kg/dzien 2,00
1,0 g/kg/dzien 3,00
1,0 g/dzien 2,00

Metyloprednizolon n/d 2,50

1,0 g/dzien

Populacja dzieci — chorzy po ukonczeniu 18 r.z.

0,4 g/kg/dzien 5,00
IVig 1,0 g/kg/dzien 2,00 [ | [ ]
1,0 g/kg/dzien 3,00

Metyloprednizolon 1,0 g/dzien

Populacja dorostych

0,4 g/kg/dzien 5,00
IVig 1,0 g/kg/dzien 2,00 [ ] I
1,0 g/kg/dzien 3,00
Metyloprednizolon 1,0 g/dzien 2,00 n/d 2,50

* Srednia masa ciata zostata przyjeta na podstawie publikacji Grainger 2015 [10] i Estymator [26]

W ramach analizy wrazliwosci, testowano alternatywne dawkowanie immunoglobulin, ktére
zostato przyjete na podstawie Charakterystyki Produktu Leczniczego Gammagard S/D
50 mg/ml [3]. Zgodnie z ChPL, w leczeniu ostrych epizodéw nalezy stosowa¢ dawke 0,8 —
1,0 g/kg m.c. pierwszego dnia, ktérg mozna jednorazowo powtdérzy¢ w ciggu 3 dni, lub 0,4 g/kg
dziennie przez 2-5 dni. Leczenie mozna powtorzyé w przypadku nawrotu choroby.

Tabela 20.
Srednia dawka dozylnych immunoglobulin stosowanych w leczeniu ratunkowym —
wariant analizy wrazliwosci

Srednia

Srednia Srednia dawka (g) — Srednia

Okres dawka (g) — populacja dawka (g) —

Dawkowanie liczba g/kg

(dni) populacja dzieci po populacja
m.c. . . .
dzieci ukonczeniu dorostych

18 r.z.

IVig 0,4 glkg/dzien 2,00 [ ] [ ] [ I
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EVERITE

Okres

(dni)

Srednia
Srednia dawka (g) -
dawka (g) — populacja
populacja dzieci po
dzieci ukonczeniu

Srednia
dawka (g) —
populacja
dorostych

0,4 glkg/dzien

3,00

0,4 g/kg/dzien 4,00
0,4 g/kg/dzien 5,00
0,8 g/kg/dzien 1,00
0,8 g/kg/dzien 2,00
1,0 g/kg/dzien 1,00
1,0 g/kg/dzien 2,00

STYM

eny lekow

sa ciata zostata przyjeta na podstawie publikacji Grainger 2015 i Estymator

ROM nie jest finansowany w zadnym wskazaniu w Polsce. Analiza zostata

przeprowadzona w oparciu o jednostkowg cene zbytu netto ROM wskazang przez

Whioskodawce. Wyznaczono cene hurtowg oraz wysokos$¢ limitu finansowania leku biorgc pod

uwage finansowanie w nowej grupie limitowej (uzasadnienie w rozdziale 8.1). [}

CZN — cena zbytu netto
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UCZ — urzedowa cena zbytu
CHB - cena hurtowa brutto

Tabela 22.

ELTROMBOPAG

ELT jest obecnie finansowany w analizowanym wskazaniu w ramach dwoch programow

lekowych:

B.97. Leczenie dorostych chorych na pierwotng matoptytkowos$¢ immunologiczng (ICD-
10 D69.3);

B.98. Leczenie pediatrycznych chorych na przewlektg pierwotng matoptytkowo$c
immunologiczng (ICD-10 D69.3).

Charakterystyka kosztowa preparatow zawierajgcych eltrombopag przedstawiona zostata

w ponizszej tabeli (ceny wyznaczone na podstawie Obwieszczenia MZ [19]). W analizowanym

wskazaniu finansowane sg dwie prezentacje leku: Revolade®, tabletki powlekane, 25 mg oraz

Revolade®, tabletki powlekane, 50 mg.

Tabela 23.

Charakterystyka kosztowa poszczegélnych prezentacji leku Revolade® wyznaczona na
podstawie Obwieszczenia MZ (PLN)

INEVANEN
handlowa

Revolade,
tabletki
powlekane, 25
mg

Revolade,

tabletki
powlekane, 50
mg

Kod EAN

5909990748204 4290,98

4505,53

Wysokos¢

limitu

finansowania

4505,53

5909990748235 8581,96

9011,06

9011,06

6,44

Koszt NFZ/mg
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Autorzy niniejszego opracowania zaobserwowali rozbieznosci pomiedzy kosztami
wynikajgcymi z cen zamieszczonych w Obwieszczeniu MZ, a kosztami ELT wynikajgcymi z
danych DGL. W celu przedstawienia analizy ekonomicznej w wariancie konserwatywnym, w
ramach analizy podstawowej wykorzystano koszt ELT wynikajgcych z cen uzyskanych na
podstawie danych DGL z okresu od stycznia 2018 do marca 2019. W analizie wrazliwosci
wykorzystano zas ceny wyznaczone na podstawie Obwieszczenia MZ. W tabeli ponizej
zamieszczono ceny produktéw leczniczych zawierajgcych eltrombopag wynikajgce z danych
DGL.

Tabela 24.
Charakterystyka kosztowa poszczegolnych prezentacji leku Revolade® wyznaczona na
podstawie danych z przetargéw

Nazwa, postac i Zawartos¢ Cena DGL Koszt NFZ/mg
dawka leku opakowania (PLN/mg)

LB (.0 (wazony udziatem)

Revolade, tabletki

powlekane, 25 mg 28,68%

Revolade, tabletki

0,
powlekane, 50 mg 28 tabl. ' 71,32%

LEKI STOSOWANE W LECZENIU RATUNKOWYM

IVIg rozliczane sg w ramach $wiadczenia leczenie przetoczeniami immunoglobulin. Wartosé
Swiadczenia zaczerpnieto z Zarzgdzenia Prezesa NFZ 102/2019/DS0OZ [27]. W ponizszej
tabeli zestawiono charakterystyke kosztowg Swiadczenia polegajgcego na przetoczeniu

jednego grama IVIg.

Tabela 25.
Koszt przetoczenia jednego grama immunoglobulin

Kod produktu Nazwa swiadczenia Koszt przetoczenia jednego grama (PLN)

Leczenie przetoczeniami
immunoglobulin

5.53.01.0001401

Jedynym dozylnym lekiem zawierajgcym metyloprednizolon w ramach Obwieszczenia MZ w
sprawie wykazu lekéw refundowanych [19]. ktéry zgodnie z ChPL [5] jest wskazany do
stosowania w chorobach hematologicznych takich jak idiopatyczna plamica matoptytkowa jest
Solu-Medrol®. Na podstawie liczby zrefundowanych opakowan pochodzacej z danych

refundacyjnych DGL [17] okre$lono $redni koszt za 1 mg metyloprednizolonu w perspektywie
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ptatnika publicznego jak i wspdlnej. Charakterystyke kosztowg wszystkich prezentacji leku

zaprezentowano w ponizszej tabeli.

Tabela 26.

Koszt lekéw zawierajacych metyloprednizolon stosowany dozylnie

Wysokosé Koszt Koszt w

Nazwa handlowa Kod EAN CH CD limitu p-wspolnej/
. : NFZ/mg

finansowania mg

Solu-Medrol,
proszek i
rozpuszczalnik do
sporzadzania 5909990236817
roztworu do
wstrzykiwan,
1000 mg

0,0615 0,0966

Solu-Medrol,
proszek i

rozpuszczalnik do
sporzadzania 5909990236718 | 35,05 | 36,80 43,44 32,61
roztworu do
wstrzykiwan, 500
mg

2.6.1.Catkowity koszt rézniacy

Populacja dorostych

Niniejsza analiza zostata przeprowadzona w oparciu o zatozenie o stopniowym witgczaniu
chorych do leczenia terapig z wykorzystaniem ROM — w kazdym cyklu przyjetym w analizie
wptywu na budzet (tj. w kazdym 4-tygodniowym odstepie czasu) || EGcIcIEIGINGgGEG
I T (<oszty
zaprezentowano w perspektywie ptatnika publicznego, wartosci w perspektywie wspolnej sg
zblizone i umieszczone sg w modelu. W ponizszej tabeli zestawiony zostat koszt terapii ROM

w pierwszym i drugim roku.




Nplate® (romiplostym) w leczeniu dzieci od pierwszego roku zycia i

@ dorostych z przewlektg pierwotng matoptytkowoscig
NAH TA immunologiczng (idiopatyczng), wykazujgcych niedostateczng 41
(SNORANTIA NOCET odpowiedz na inne sposoby leczenia — analiza wptywu na system

ochrony zdrowia

Tabela 27.

i

W ponizszej tabeli zestawiony zostat Sredni koszt terapii ROM w zaleznosci od roku, w ktérym

rozpoczeto terapie.

Tabela 28.

Wartosci prezentowane w powyzszej tabeli oznaczajg, ze w populacji chorych
rozpoczynajgcych terapie w pierwszym roku analizy, koszty ponoszone sg w catym horyzoncie
czasowym, wsrod chorych rozpoczynajgcych terapie w drugim roku analizy, koszty ponoszone

sg wylgcznie w roku drugim.

Tabela 29.
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W ponizszej tabeli zestawiony zostat Sredni koszt terapii ROM w zaleznosci od roku, w ktérym

rozpoczeto terapie.

Tabela 30.
I [
1 [ ]

Wartosci prezentowane w powyzszej tabeli oznaczajg, ze w populacji chorych
rozpoczynajgcych terapie w pierwszym roku analizy, koszty ponoszone sg w catym horyzoncie
czasowym, wsrod chorych rozpoczynajgcych terapie w drugim roku analizy, koszty ponoszone

sg wytgcznie w roku drugim.

Analogiczne tabele dla terapii z wykorzystaniem ELT zostaty zaprezentowane ponize;.

Tabela 31.Koszt terapii ELT w ciagu dwéch lat terapii [ EGTNG
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W ponizszej tabeli zestawiony zostat Sredni koszt terapii ELT w zaleznosci od roku, w ktorym

rozpoczeto terapie.

Tabela 32.
Sredni koszt terapii ELT w zaleznosci od roku, w ktérym rozpoczeto terapic || Gz

Interpretacja powyzszej tabeli jest analogiczna jak w przypadku tabeli dotyczacej ROM
(Tabela 28).

Tabela 33.
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W ponizszej tabeli zestawiony zostat $redni koszt terapii ROM w zaleznosci od roku, w ktérym

rozpoczeto terapie.

Tabela 34.
[ ] I
1 [ I

Wartosci prezentowane w powyzszej tabeli oznaczajg, ze w populacji chorych
rozpoczynajgcych terapie w pierwszym roku analizy, koszty ponoszone sg w catym horyzoncie
czasowym, wsrdd chorych rozpoczynajacych terapie w drugim roku analizy, koszty ponoszone

sg wytgcznie w roku drugim.

Tabela 35.

———

W ponizszej tabeli zestawiony zostat Sredni koszt terapii ROM w zaleznosci od roku, w ktérym

rozpoczeto terapie.
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Tabela 36.

Wartosci prezentowane w powyzszej tabeli oznaczajg, ze w populacji chorych
rozpoczynajgcych terapie w pierwszym roku analizy, koszty ponoszone sg w catym horyzoncie
czasowym, wsrdd chorych rozpoczynajacych terapie w drugim roku analizy, koszty ponoszone

sg wytgcznie w roku drugim.

!




Nplate® (romiplostym) w leczeniu dzieci od pierwszego roku zycia i
@ dorostych z przewlektg pierwotng matoptytkowoscig

NAH TA immunologiczng (idiopatyczng), wykazujgcych niedostateczng ‘ 46
(SNORANTIA NOCET odpowiedz na inne sposoby leczenia — analiza wptywu na system
ochrony zdrowia
Tabela 38.

Interpretacja powyzszej tabeli jest analogiczna jak w przypadku tabeli dotyczacej ROM
(Tabela 28).

Populacja dzieci

Analogicznie jak w populacji dorostych, w populacji dzieci analiza zostata przeprowadzona w
oparciu o zatozenie o stopniowym wigczaniu chorych do leczenia terapig z wykorzystaniem
ROM — w kazdym cyklu przyjetym w analizie wptywu na budzet (tj. w kazdym 4-tygodniowym
odstepie czasu) | IEEEG_—_— .
I <os:ty zaprezentowano w perspektywie platnika publicznego,

wartosci w perspektywie wspdlnej sg zblizone i umieszczone sg w modelu. W ponizszej tabeli

zestawiony zostat koszt terapii ROM w pierwszym i drugim roku.

Tabela 39.
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W ponizszej tabeli zestawiony zostat Sredni koszt terapii ROM w zaleznosci od roku, w ktorym

rozpoczeto terapie.

Tabela 40.

Wartosci prezentowane w powyzszej tabeli oznaczajg, ze w populacji chorych
rozpoczynajgcych terapie w pierwszym roku analizy, koszty ponoszone sg w catym horyzoncie
czasowym, wsrdd chorych rozpoczynajacych terapie w drugim roku analizy, koszty ponoszone

sg wytgcznie w roku drugim.

Tabela 41.

5
NI ..
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W ponizszej tabeli zestawiony zostat $redni koszt terapii ROM w zaleznosci od roku, w ktérym

rozpoczeto terapie.

Tabela 42.

Wartosci prezentowane w powyzszej tabeli oznaczaja, ze w populacji chorych
rozpoczynajgcych terapie w pierwszym roku analizy, koszty ponoszone sg w catym horyzoncie
czasowym, wsrdd chorych rozpoczynajacych terapie w drugim roku analizy, koszty ponoszone

sg wytgcznie w roku drugim.

Analogiczne tabele dla terapii z wykorzystaniem ELT zostaty zaprezentowane ponizej.

Tabela 43.Koszt terapii ELT w ciaggu dwéch lat terapii — populacja dzieci

W ponizszej tabeli zestawiony zostat sredni koszt terapii ELT w zaleznos$ci od roku, w ktérym

rozpoczeto terapie.
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Tabela 44.
Sredni koszt terapii ELT w zaleznosci od roku, w ktérym rozpoczeto terapie — populacja
dzieci

2.7. Podsumowanie danych wejsciowych

Dane wejsciowe niniejszej analizy sg spojne z danymi wejsciowymi jakie zostaty wykorzystane
w Analizie ekonomicznej [11]. Kluczowe dane dla analizy BIA, ktore nie zostaty uwzglednione
w analizie ekonomicznej zestawiono w ponizszej tabeli (Tabela 45).

Tabela 45.
Dane wejsciowe uwzgledniane w analizie wpltywu na budzet

Parametr Wartosé Zrédto

2 lata od momentu
wydania pozytywnej Zatozenie zgodne z zapisami Ustawy o refundacji [24]
decyzji refundacyjnej

Horyzont czasowy
BIA

2.8. Wydatki budzetowe w horyzoncie analizy

2.8.1.Aktualne wydatki budzetowe

Aktualne wydatki budzetowe, zwigzane z leczeniem populacji docelowej analizowano biorgc
pod uwage rozpatrywane kategorie kosztowe oraz obecnie refundowane w omawianym
wskazaniu technologie. Obecnie w omawianym wskazaniu refundowana jest terapia
eltrombopagiem (w ramach programéw lekowych: B.97. Leczenie dorostych chorych na

pierwotng matoptytkowoS¢ immunologiczng (ICD-10 D69.3) oraz B.98. Leczenie
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pediatrycznych chorych na przewlekta pierwotng matoptytkowos¢ immunologiczng (ICD-10

D69.3)) oraz dorazne leczenie ratujgce.

Aktualne wydatki budzetowe oszacowano uwzgledniajgc udziaty w rynku poszczegdlnych

technologii medycznych oraz koszty ich stosowania analogicznie, jak dla scenariusza

istniejgcego.

Obecnie Nplate® nie jest stosowany w analizowanej populacji chorych. Koszt leku jest zatem
Zerowy.

2.8.2.Prognozowane wydatki budzetowe

Wyniki analizy przedstawiono w uwzglednianym horyzoncie czasowym, z perspektywy
ptatnika publicznego (wydatki w perspektywie wspdlnej widoczne sg w modelu, ktory stanowi

integralng czes$¢ analizy) oraz w wariantach (minimalny, prawdopodobny, maksymalny).
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Tabela 46.

Tabela 47.
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Tabela 48.
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Tabela 49.

Tabela 50.
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Tabela 51.

—

Tabela 52.
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Tabela 53.
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Rysunek 5.

3.Analiza wrazliwosci

Parametry uwzglednione w analizie wrazliwosci oraz zakres ich zmienno$ci i zrédta danych

przedstawiono w ponizszej tabeli.

Tabela 54.

Parametry uzyte w analizie wrazliwosci wraz z zakresem zmiennosci i zrédiem danych

— populacja dorostych

Wartos¢ dla zakresu

Parametr

Sredni wiek
chorych

Zmiennosci

Uzasadnienie przyjetego zakresu

zmiennosci

Wiek chorych leczonych ROM w
badaniu

Zrédto danych do zakresu

Zmiennosci

badanie Kuter 2008 [12]

rozpoczynajacyc
h leczenie (lata)

56,00

Wiek chorych leczonych PLC w
badaniu

badanie Kuter 2008 [12]

Masa ciata

77,00

Srednia masa ciata Polakow w
wieku 51+ lat

badania ankietowe: waga i
nadwaga Polakéw [26]

chorych (kg)

89,00

Masa ciata chorych leczonych ROM
w badaniu

badanie Kuter 2008 [12]

0,52

Odsetek kobiet w ramieniu PLC

badanie Kuter 2008 [12]

Odsetek kobiet

0,64

Odsetek kobiet w ramieniu ROM

badanie Kuter 2008 [12]
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Parametr

taczna dawka
IVIlg zuzywana
podczas jednej
terapii
ratunkowej ()

Wartos¢ dla zakresu

Zmiennosci

102,13

Uzasadnienie przyjetego zakresu
zmiennosci

Srednia dawka w charakterystykach
produktow leczniczych dostepnych
w Polsce

Zrédto danych do zakresu
zmiennosci

Charakterystyka Produktu
Leczniczego Gammagard S/D
50 mg/ml [3]

rozktad wyktadniczy

Odpowiedz na
leczenie - wybor
funkcji

rozktad Gompertza

parametrycznej

Rozktady o najlepszym
dopasowaniu, zaraz po
logarytmiczo-normalnym (przyjetym

Analiza ekonomiczna [11]

dawka ROM (w

jednym podaniu)

Odpowiedz na

leczenie ELT

Wykorzystanie OR z
publikacji STA 2012

rozkfad w analizie podstawowej dla ROM)
loglogistyczny
I | |
| " "I
Brak wykorzystania
OR

Alternatywne podejscie okreslenie
odpowiedzi na leczenie ELT
bezposrednio z badania (bez

uwzglednienia OR) oraz z publikaciji
oraz STA 2012

Analiza ekonomiczna [11]

Zatozenie

*
*

Zatozenie

Tabela 55.

Parametry uzyte w analizie wrazliwosci wraz z zakresem zmiennosci i zrédiem danych
— populacja dzieci

Wartos¢ dla zakresu

Parametr

Sredni wiek
chorych

zmiennosci

Uzasadnienie przyjetego zakresu
zZmiennosci

Wiek chorych leczonych PLC w
badaniu

Zrédto danych do zakresu
zmiennosci

Tarantino 2016 [22]

rozpoczynajacyc
h leczenie (lata)

9,40

Wiek chorych leczonych ELT w
badaniu

Grainger 2015 [10]

Masa ciata

Wiek chorych leczonych ELT w
badaniu

Grainger 2015 [10]

chorych (kg)

Masa ciata chorych leczonych ROM
w badaniu

Tarantino 2016 [22]

Odsetek kobiet

0,55

Odsetek kobiet w ramieniu PLC

Tarantino 2016 [22]
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Wartosé dla zakresu  Uzasadnienie przyjetego zakresu Zrédio danych do zakresu

Parametr

zmiennosci zmiennosci zmiennosci
0,57 Odsetek kobiet w ramieniu ROM Tarantino 2016 [22]
taczna dawka
IVig zuiy_wana_ Srednia dawka w charakterystykach | Charakterystyka Produktu
PRECES [2e] 1,38 produktow leczniczych dostepnych | Leczniczego Gammagard S/D

terapii
ratunkowej (g/kg
m.c.)

Odpowiedz na
leczenie - wybor
funkcji
parametrycznej

Dawka ROM (w
jednym podaniu)

w Polsce

50 mg/ml [3]

rozktad Weibulla

rozktad Gompertza

rozktad lognormalny

Rozktady o najlepszym
dopasowaniu do danych
empirycznych

Analiza ekonomiczna [11]

I
=

Alternatywnie przyjeto CHB/mg ELT

CHB/mg ELT 6,44 na podstawie Obwieszczenia MZ Obwieszczenie MZ [19]
s . Alternatywne podejscie okreslenie

Odpowiedz na Brak wykorzystania . . .

leczenie ELT OR odpowiedzi na leczenie ELT Grainger 2015 [10]

Przejecie
udzialéw przez
ROM

bezposrednio z publikacji

Alternatywne wartosci przejecia
udziatéw

Zatozenie

Wyniki analizy wrazliwosci przedstawiono w ponizszej tabeli.
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Tabela 56.
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Tabela 57.
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NMAHTA matoptytkowoscig immunologiczng (idiopatyczng), wykazujgcych niedostateczng odpowiedz na inne
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Tabela 58.
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Tabela 59.
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4. Wptyw na organizacje udzielania swiadczen

zdrowotnych

Decyzja dotyczaca refundacji produktu Nplate® (romiplostym) w leczeniu dzieci od pierwszego
roku zycia i dorostych z przewleklg pierwotng matoptytkowoscig immunologiczng
(idiopatyczng), wykazujgcych niedostateczng odpowiedz na inne sposoby leczenia, w ramach
programow lekowych: Leczenie dorostych chorych na pierwotng matoptytkowosé
immunologiczng (ICD-10: D 69.3) z wykorzystaniem substancji czynnej romiplostym oraz
Leczenie pediatrycznych chorych na przewlektg pierwotng matoptytkowosc¢ immunologiczng
(ICD-10: D 69.3) z wykorzystaniem substancji czynnej romiplostym [3], nie spowoduje nowych

konsekwencji w organizacji udzielania $wiadczen 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 sposdb podawania leku. Objecie refundacjg
technologii wnioskowanej nie bedzie zatem miec istotnego wptywu na organizacje udzielania

Swiadczen zdrowotnych.

5.Aspekty etyczne i spoteczne

Decyzja dotyczgca objecia refundacjg produktu Nplate® w leczeniu dzieci od pierwszego roku
zycia i dorostych z przewlektg pierwotng matoptytkowoscig immunologiczng (idiopatyczng),
wykazujgcych niedostateczng odpowiedz na inne sposoby leczenia dotyczy wytgcznie chorych
kwalifikujgcych sie do programu lekowego, a zatem pacjentow spetniajgcych wszystkie kryteria
wiaczenia, co zapewnia, ze technologia bedzie stosowana w populacji chorych, u ktérych
spodziewane sg najwieksze korzysci kliniczne. Dla chorych w analizowanym wskazaniu
jedyng skuteczng i zalecang opcjg terapeutyczng sg eltrombopag oraz romiplostym.

Finansowanie ROM przyczyni sie do zwiekszenia skutecznosci leczenia, a tym samym do

poprawy sytuacji chorych.
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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. Ponadto decyzja ta przyczyni
sie do zwiekszenia skutecznosci leczenia, a tym samym do poprawy sytuacji chorych

w analizowanym wskazaniu, gdyz obecnie poza refundowanym eltrombopagiem nie ma dla

nich alternatywnego leczenia. [ SN

Ponizsza tabela (Tabela 60.) przedstawia ocene aspektéw spotecznych i etycznych

dotyczacej stosowania technologii wnioskowanej w omawianym wskazaniu.

Tabela 60.
Aspekty spoteczne i etyczne

Warunek Wartosc¢

Czy i ktére grupy pacjentdow mogg by¢ faworyzowane na skutek zalozen Zadne
przyjetych w analizie ekonomicznej;

Czy niekwestionowany jest réowny dostep do technologii medycznej przy

jednakowych potrzebach; Tak

Czy spodziewana jest duza korzys¢ dla waskiej grupy oséb, czy korzy$¢ mata, Duza korzys¢

. dla waskiej
ale powszechna;
grupy chorych
Czy technologia stanowi odpowiedz na niezaspokojone dotychczas potrzeby Nie
grup spotecznie uposledzonych;
Czy technologia stanowi odpowiedz dla osob o najwiekszych potrzebach Nie

zdrowotnych, dla ktérych nie ma obecnie dostepnej zadnej metody leczenia.

Nalezy rozwazy¢ czy pozytywna decyzja w odniesieniu do ocenianej technologii

powodowaé¢ problemy spoteczne, w tym:

wptywaé na poziom satysfakcji pacjentéw z otrzymywanej opieki medycznej; Nie
grozi¢ niezaakceptowaniem postepowania przez poszczegoélnych chorych; Nie
powodowaé lub zmieniaé stygmatyzacje; Nie
wywotywac lek; Nie
powodowaé dylematy moralne; Nie
stwarzaé problemy dotyczgce ptci lub rodzinne. Nie

Konieczne jest tez przeanalizowanie, czy decyzja dotyczaca rozwazanej technologii:
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Warunek Wartos¢

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 cziowieka. Nie

Nalezy okresli¢, czy stosowanie technologii naktada szczegolne wymogi, takie jak:

koniecznos$c¢ szczegdlnego informowania pacjenta lub uzyskiwania jego zgody; Nie

potrzeba zapewnienia pacjentowi poufnosci postepowania; Nie

potrzeba uwzgledniania indywidualnych preferencji, potrzeba czynnego udziatu
pacjenta w podejmowaniu decyzji o wyborze metody postepowania.

6.Zatozenia i ograniczenia

Wszystkie ograniczenia Analizy ekonomicznej [11] sg réwniez ograniczeniami niniejszej

analizy.

Obecnie, w analizowanym wskazaniu, jedynym finansowanym lekiem jest lek Revolade®,
jednak refundacjg zostat on objety dopiero w marcu 2018 roku, dlatego tez nie byto mozliwe
oszacowanie populacji docelowej chorych na podstawie szacunku liczebnosci chorych

leczonych w ramach obecnych programoéw lekowych dla ITP (dane pojawiajg sie z

kilkumiesigcznym opéznieniem ). |

Produkt leczniczy Nplate® w przypadku wydania pozytywnej decyzji refundacyjnej bedzie
stanowit interwencje, ktéra bedzie mogta by¢ stosowana na roéwni z obecnie refundowanym w
ramach programéw lekowego dla dzieci i dorostych eltrombopagiem. | EGTczcNGzGzGzG

7.Podsumowanie i wnioski koncowe

W niniejszej pracy dgzono do dokonania oceny wptywu na system ochrony zdrowia w Polsce
decyzji o zakwalifikowaniu romiplostymu (Nplate®) do Wykazu lekéw refundowanych

w ramach kategorii dostepnosci lek stosowany w ramach programu lekowego.
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Finansowanie romiplostymu w ramach kategorii dostepnosci lek stosowany w ramach

programu lekowego, przyczyni sie do zwiekszenia skutecznosci leczenia dzieci od pierwszego
roku zycia i dorostych z przewleklg pierwotng matoptytkowoscia immunologiczng
(idiopatyczng), wykazujgcych niedostateczng odpowiedz na inne sposoby leczenia, gdyz

obecnie poza refundowanym eltrombopagiem nie ma dla nich alternatywnego leczenia.
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8.Zatgczniki

8.1. Uzasadnienie utworzenia odrebnej grupy limitowej dla

technologii wnioskowanej

Na podstawie art. 15 Ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, Srodkoéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych nalezy stwierdzi¢, ze
leku Nplate® nie mozna zakwalifikowa¢ do zadnej z obecnie istniejgcych grup limitowych [24].
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 mechanizmoéw dziatania oraz tej samej skutecznosci w poréwnaniu do jakiegokolwiek

refundowanego obecnie preparatu.

Objecie refundacjg romiplostymu moze nastgpi¢ tylko w drodze utworzenie nowej grupy
limitowej. Nie jest mozliwe wigczenie leku Nplate® do jednej z juz istniejgcych grup limitowych,
gdyz nie ma grupy limitowej dla preparatow, ktére miatyby jednoczesnie te same wskazania i
przeznaczenia oraz sposoéb dziatania i udowodniong skutecznosé, wiec nie bedzie spetniony

warunek z art. 15 ust. 2 pkt 1 Ustawy o refundaciji.

8.2. Prognoza liczebnosci chorych z ITP

Na podstawie danych pochodzacych z analizy weryfikacyjnej leku Revolade® [1] [ N
I o522 covvano liczbe chorych na ITP
w latach 2013-2018 i na podstawie tych danych dokonano prognozy liczby chorych leczonych
w kolejnych latach. W tym celu sprawdzono dopasowanie kilku standardowych linii trendu do
posiadanych danych (trend liniowy, logarytmiczny, potegowy). Na rysunku ponizej
(Rysunek 6) przedstawione zostaty dane historyczne wraz z dopasowanym do nich trendem,

na podstawie ktérego prognozowano nastepnie liczebnosci chorych w kolejnych latach.
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Rysunek 6.
Dane historyczne dotyczace liczby chorych na ITP w Polsce oraz dopasowane do nich
trendy: logarytmiczny, liniowy oraz pot

W wariancie prawdopodobnym zdecydowano sie przyja¢ trend potegowy, zas pozostate trendy
(trend logarytmiczny oraz liniowy) ze wzgledu na ich dobre dopasowanie do danych
empirycznych, uwzglednione zostaty jako warianty alternatywne. W wariancie minimalnym
dokonano oszacowania liczebnosci chorych leczonych z wykorzystaniem trendu
logarytmicznego, zas w wariancie maksymalnym z wykorzystaniem trendu liniowego. W
ponizszej tabeli zestawione zostaty estymowane liczebnosci chorych na ITP leczonych w
latach 2019-2022 za pomoca réznych funkcji trendu.

Tabela 61.

Warianty oszacowania liczebnosci populacji chorych na ITP w latach 2019-2022

Liczba chorych na ITP - prognoza dla wariantéw

minimalny prawdopodobny maksymalny
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8.3. Sprawdzenie zgodnosci analizy z minimalnymi
wymaganiami opisanymi w Rozporzadzeniu MZ

w sprawie minimalnych wymagan

Tabela 62.
Check-lista zgodnosci analizy wplywu na system ochrony zdrowia z minimalnymi
wymaganiami przedstawionymi w Rozporzadzeniu MZ w sprawie minimalnych
wymagan

Nr Zadanie Tak/Nie/nie dotyczy

Oszacowanie rocznej liczebnosci populacji

TAK

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

TAK, rozdziat 2.4.1.

1.2.

docelowej, wskazanej we wniosku

TAK, rozdziat 2.4.4.

1.3.

w ktorej wnioskowana technologia jest obecnie stosowana

TAK, rozdziat 2.4.2

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 2.4.4

Oszacowanie rocznych wydatkéw podmiotu zobowigzanego do
finansowania $wiadczen 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 wydatkdw stanowigcej
refundacje ceny wnioskowanej technologii, o ile wystepuje

TAK, rozdziat 2.8.1.

llosciowa prognoza rocznych  wydatkow  podmiotu
zobowigzanego do finansowania sSwiadczen ze $rodkow
publicznych, jakie bedg ponoszone na leczenie pacjentéw w
stanie klinicznym wskazanym we wniosku przy zatozeniu, ze
minister wtasciwy do spraw zdrowia nie wyda decyzji o objeciu
refundacjg podwyzszeniu ceny

TAK, rozdziat 2.8.2

3.1

z wyszczego6lnieniem sktadowej wydatkdw stanowigcej
refundacje ceny wnioskowanej technologii

TAK, rozdziat 2.8.2

llosciowa prognoza rocznych  wydatkow  podmiotu
zobowigzanego do finansowania sSwiadczen ze $rodkow
publicznych, jakie bedg ponoszone na leczenie pacjentéw 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 wyszczego6lnieniem sktadowej wydatkdw stanowigcej
refundacje ceny wnioskowanej technologii,

TAK, rozdziat 2.8.2

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

TAK, rozdziat 2.8.2
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Nr Zadanie Tak/Nie/nie dotyczy
5.1. z wyszczegoblnieniem sktadowej wydatkow stanowigcej TAK. rozdziat 2.8.2
refundacje ceny wnioskowanej technologii ’ o
6. Minimalny i maksymalny wariant oszacowania dodatkowych
wydatkdw podmiotu zobowigzanego do finansowania TAK, rozdziat 2.8.2
Swiadczen ze srodkdw publicznych
8. Zestawienie tabelaryczne wartosci, na podstawie ktorych TAK. rozdziat 2.5
dokonano oszacowanh analizy oraz prognoz ’ ’
9. Wyszczegdlnienie zatozen, na podstawie ktérych dokonano TAK. rozdziat 5
oszacowan analizy oraz prognoz '
9.1. wyszczegolnienie zatozen dotyczacych kwalifikacji
wnioskowanej technologii do grupy limitowej i wyznaczenia TAK, rozdziat 5.
podstawy limitu
10. Do analizy dotagczono dokument elektroniczny, umozliwiajacy TAK
powtdrzenie wszystkich kalkulacji oraz prognoz
11. Oszacowan analizy oraz prognoz dokonano w horyzoncie TAK
czasowym wiasciwym dla analizy wptywu na budzet
12. Oszacowan oraz prognoz w analizie dokonano w szczegolnosci TAK
na podstawie rocznej liczebnosci populacji
12.1. | wanalizie wptywu na budzet przedstawiono dodatkowy wariant,
w ktérym oszacowania i prognozy uzyskano w oparciu o inne
dane TAK
(w przypadku braku wiarygodnych oszacowan rocznej
liczebnosci populacji)
13. Oszacowania analizy oraz prognozy przedstawiono w
nastepujgcych wariantach
e 7z uwzglednieniem proponowanego instrumentu dzielenia
ryzyka (jezeli wnioskowane warunki objecia refundacja TAK
obejmujg instrumenty dzielenia ryzyka),
e bez uwzglednienia proponowanego instrumentu dzielenia
ryzyka
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 wart. 15 ust. 2. 15 ust. 3 pkt 2 Ustawy o refundacji

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

TAK, rozdziat 8.1
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