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Wykaz skrotow 1 akronimow

DGL
ETZ
MIG
MZ
NFZ
PLA
SRChF

Departament Gospodarki Lekami
enzymatyczna terapia zastepcza

migalastat

tinister Zdrowia

Marodowy Fundusz Zdrowia

placebo

Stowarayszenie Rodzin z Choroba Fabry’ego
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Miizd astat (Gd afol d®) w leczeniu chomby Fabryegn

1 Wstep

fondnie z Ustawg z dnia 12 maja 2011 r. o refundacii lekow, srodkow spodywezych specialnegn
preeznaczenia ywisniowego oraz wyrobow medycznych [Dz. U, nr 1242 poz. 695 analiza
racjonalizacyina powinna byé przedktadana w przypadku, ody analiza wphyawu na budret
podmiotu zobowigzanego do finansowania Swiadczen ze srodkdw publicznych wykazuje
wrzrost kosztdw refundacji [Ustawa refundacyina). Analiza ta powinna przedstawiad
rzwigzania dotyczace refundacii lekow, Srodkow spoiywezych specijalnego przeznaczenia
Dywideniowedo, wyrobdw medycznych, ktdngch objecie refundacijg spowoduje wwolnienis
smodkow  publiczrych w wielkosci odpowiadajgce] co najmnie] wzrostowi  kosziow
wynikajacemu z analizy wphbywl na budret.

Wy Zakresie rozwigzan dotyczaocych refundacii lekdw, Srodkdw spodywcezych specialnegn
preeznaczenia fywieniowego, wyrobdw medycznych, ktorych wprowadzenie spowoduje
Lol nienie Srodkow publiczrych fwowgskim rozumieniu tych zapisdw] mozna zidentyfikowad
nastepuiace rozwigzania:

1. Likwidacija jednej lub wigcej grup limitowych.

2. Zmiana definicji jednej lub wigcej grup limitowych [redukcia liczby preparatow
objetych grupg limitows, utworzenie nowe] grupy limitowej, potaczenie grup
lirmitownyich].

3. Redukcja ceny detaliczne] lekdw, Srodkdw spofywczych specjalnegn preeznaczenia
ywieniowego, wyrobow medycznych stanowigcych podstawy  limitdw w swoich
grupach limitowych.

4. Fedukcja ceny detaliczne] lekdw, srodkdw spoiywezych specjalnego przeznaczenia
Dywieniowedo, wyrobdw medycznych niestanowigcych podstawy limitdw w swoich
grupach limitowych w sposdb, ktdry spowodowatby, 7e leki, frodki spoiyvawcre
specialnego przeznaczenia fywisniowegn, wyroby medyczne, ktdnah dotyoczytaby
redukcia ceny detaliczne] statyby sie podstaws limitdw w swoich  grupach
limitowyich.

9. Zmiana poziomu odptatnosci pacjenta dla grupy limitowe] lekdw, Srodkdw
spozywiozych specjalnego przeznaczenia Zywieniowego, wyrobow medycziych na
woyr sty e stosunku do obecnie obowigzuiac egn.

Analizujac wymienione wyrfe] warianty mofna wysrczegolnic rozwigzania, w ktdnych
Lol nienie srodkow publiczmych wigde sig Ze wzrostem kosztow po stronie:

«  pacjentdu,
« podmiotow odpowiedzial nych,
o obuwymienionych wyzej grup.

Do rozwigzan wigfgoych sig ze warostem kosztdw po stronie pacjentdw naleZg rozwigzania
opisane w punktach 11 5. RiwnieZ rozwigzanie opisane w punkcie 2 zwigzanie z redukcig
liczby preparatow objetych grupg limitows niesie Ze sobg znaczne nyzyko zwigkszenia
kosztdw po stronie pacjenta.

Uo rozwigzan wigZzacych sig ze wzrostem kosztdw po stronie podmiotow odpowiedzial nych
nal efy rozwigzanie opisane w punkcie 2 fwyycofanie preparatu), pry czym nalefy podkraslic,
Tew tym preypadku rdwnie? istnieje nzyko zwiekszenia kosztdw po stronie pacjenta [np.
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w przypadku, w ktdrym pacjenci =g przywigzani do leku, kiory zostat skreslony z listy
refundacyinej).

Pozostate zaproponowane rozwigzania prowadzg w konsekwencji do obniZenia limitu
wogrupie  limitowej [lub  zwiekszenia poziomu  odptatnodci  pacjenta), przy  czym
konsekwencije fwzrost kosztdw tj. w tym wypadku redukcia zyskdw] wzatoZeniu powinmy
dotycryc gitdwnie podmiotdw odpowiedzialnych zaktadajac, fe pacjenci z definicji bedg
wybiarali leki o nizszych cenach. W przypadku istnienia innego niz cena mechanizmu
wphywajgcego na preferencje pacjentdw, przyvwigzanie do poszczegolnych preparatdw,
ktorych ceny sgwyisze od preparatow stanowigcych limit w grupie, przy obnizonym limicie
bedzie skutkowato zwiskszeniem kosztow rownie? po stronie pacjenta.

Opracowanie mechanizmu bazujgcegn na rozwigzaniu wytacznie z zakresu lekdw, srodkbw
spofywozych specijalnego przeznaczenia Zywieniowedo lub wyrobdw medyczrych, ktdry
spowoduje uwaolnienie srodkdw publicz nych bez negatywrych konsekwencii dla pacijentous
jest ograniczoneg. Jedymym mechanizmem, ktdry nie powinien wpbywad na wzrost kosztow
po stronie pacjentiw jest obniZzenie cen wezystkich preparatdw refundowanych w obrebie
danej grupy limitowe]. Przy czym nalezy podkreslic, Ze obnizenie cenwszystkich preparatouw
moZe nieproparcjonalnie w stosunku do cen detalicenych nigktdrnych preparatduw zmniejszye
lirnit w stopniu skutkujacym wz rostem kosztow po stronie pacjenta.

Majgac na uwadze opisane wyie] mechanizmy dot. uwalnienia srodkdw publiczrych naledy
podkreslic, Ze 7 praktycznego punktu widzenia, obnizenie ceny preparatu znajdujacedn sig
obecnie na li‘scie refundacyine] badz usunigcie go z tej listy jest utrudnione ze wzdedu na
obowigzujace przepisy ustawy z dnia 12 maja 2011 roku o refundacii lekdw, <modkou
spofywozych specjalnego przeznaczenia fywieniowego oraz wyrobdw medyczrych. W nmsl
ustawey [art. 23; Lstawa refundacyina):

T Minister wiascivwy do spraw Zdrowia uchyla decyz e administracying o objeciu refundaciq
el , srodka spodwyezego specialnego preeznaczenia 2ywieniowega, wadobw medyeznego, w
praypadio

1) stwierdzenia braku dekdarowane] skutecznosal teragpeutyvoczne];
2) stwierdzenia neyia stosowanio niewspoirmier nego do efektu tergpeutyeznego;

3) podwiaZenia wiaryeodnosc! § preava il aszacowan snyteriow, o kKtdnyeh mowa wart, 12 pit
3-10;

4) gdy zobowigzanie, o kidrym mowa w art, 25 plt 4, nie zostanie dotrzymane w zZakresie
dobyczgoymn  Zanewhienia cigefoscd dostaw  lub roczhe] wielkosel dostaws 7 nastgp?
hiezaspokojenie potrzeh swiadczeniobiorodw

Minister Zdrowia podejmuje rdwnier decyzje o skrdceniu czasu obowigzywania decyzji
o refundacji lub zmianie ceny urzedowe] w oparciu o wniosek, do ktorego ztozenia
uprawniony  jest Whnioskodawca [podmiot odpowiedzialny, preedstawiciel podmiotu
odpowiedzialnego, podmiot uprawniony do importu rownolegteoo wo rozumigniu ustawy
Z dnia & wizesnia 2001 . — Prawo farmaceutyczne, wybwinca wyrobdw medycznych, jedn
autoryzowany przedstawiciel, dystrybutor albo importer, w rozumieniu ustawy z dnia 20
maja 2010 r. 0 wyrobach medycznych [Dz. U, MNr107, poz. 679, a takie podmiot dziatajacy
na rynkl spodywczym; Ustawa refundacy jnal.
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Wi Zwigzku z powyiszym, wykonanie analizy racjonalizacyjnej pokazujace] rozwigzania
dotyczace  refundacii  lekdw, srodkdw  spodywczych  specijalnegn  przeznaczenia
Dywieniowego, wyrobow medycznych, kidrych wprowadzenie spowoduje uwolnienie srodkdw
publiczrych, ograniczajg przepisy, ktdre waninkujg uwolnienie tych srodkdw decyzig wielu
podmiotdw, na ktdre Whioskodawca nie ma wphyu.

Ograniczenia fomalne oraz trudne do przewidzenia mechanizmy 1 strategie rynkowe
poszczegolmych podmiotow, skutkujg preyjeciem sZeregu zatogfen. Stad zaproponowans
rozwigzanie racjonalizacyineg, nieraleinie od jego typu, powinno byd interpretowane zawsze
w kontekscie powyiszych ograniczen i pryjetych zatozen.
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2 Cel raportu

Analiza wphywu na system ochrony zdrowia wykazata, fe finansowanie 7e smdkcw
publiczrych stosowania migalastatu (Galafold®; MIG) w leczeniu doroshych 1 mtodziedy w
wigku 16 lat i powyZej z potwierdzonym rozpoznaniem choroby Fabry’ego [ICO-10 EFS.H) 2
wrazliwg mutacig 1 ospetniajgoych kryteria wigczenia do programu lekowegon) w ramach
programu lekowedo zwigzane jest 2 dodatkowymi obcigfeniami budZzetowymi niezaleznie od
preyjeteoo wariantu anal izy.

Celam niniejsze] analizy jest przedstavwienie rorwigzania, kidregn wprowadrenie spowoduje
uwolnienie srodkow  finansowych  ptatnika  publicznego w wysokosci  odpowiadajgce]
dodatkowym kosztom  finansowania migalastatu w ramach dedykowanego programu
lekowegn w leczeniu choroby Fabry’ego w dwich kalejnych latach.

Wi dtug wytycznych praktyki klinicznej, obecnym standardem w leczeniu choroby Fabry'egn
przed wprowadzeniem migalastatu byta enzymatyczna terapia zastepcza [ETZ) przy uzyciu
agalzydazy a i agalzydazy B. Oprdcz ww. substancii, jedyng technologig zatwisrdzong w
leczeniu choroby Fabry’egn jest migalastat.

Wi Polsce woanalizowanym wikazaniu nig jest refundowana Zadna substancia czynna.
Enzymatyczna terapia zastepcza prey uiyciu agalzydazy a | agalzydazy B jest dostepna dla
czesci chorych (26 na 73 zdiagnozowanych pacjentow w Polsce] w ramach leczenia
charytatywnegn na koszt producenta [SRChF 201H).

Wi Zuwwigzku Z powyZszym, UzZnano, fe odpowiednimi komparatorami dla migalastatu w
leczeniuchoroby Fabry’ego w Polsce sg naturalny przebiegchoroby (brak aktywnego leczenia
preyezynowegn, ti. placebno, PLA; komparator podstawowy) araz enzymatyczna terapia
Zastepcza w postaci agalzydazy o 1 agalzydazy B [komparator dodatkowy] .

Srczegdtowe  uzZasadnienie wybom komparatora przedstawiono wo analizie problemu

decyzyinego [patrz: _ Migalastat [Galafold®) w leczeniu

choroby Fabry'ego. Analiza problemu decyzyinego, Warszawa, 201H) .

Wy Twigrku z powygszym w analizie przedstawiono osobno wyniki dwach pordunan
podstawowedn, w ktdrym zatozono, 7e chorzy leczeni ETY nie zmiegniajg terapii oraz
dodatkowego, w ktdrymzatoiono, Ze czest chorych leczonych ETZ zmieni terapie na MG,

Pomimo tegn, 17 enzymatyczna terapia zastepcra [agalzydara a i agalzydara B] nie jest
obecnie refundowana w Polsce, w pordwnaniu dodatkowym z ETZ wawzgedniono koszty
nabycia ETZ na podstawie opublikowanych cen z kraju o zblizomym PEB per capita do Palski,
majac na celu zobrazowanie ptatnikowi sytuacii, w ktorej ETZ znalaztoby sig na liscie
refundacyinej. Sytuacia ta jest pravwdopodobna w zwigzku z tym, 7 trwa ocena Replagalu®
preez Agencje Oceny Technologii Medyczrych 1 Taryfikacji [AOTMIT; Zlecenie Ministra
fdrowda, MZ nr 15652018, a w przypadku uzyskania pozybywne] decyzji refundacyingi dla
Replagalu® najprawdopodobnie] zostanie rdwniez ztoZzony wniosek dla Fabrazyme®.
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3 Wyniki analizy wptywu na budzet

Analize wphywu na budizet przeprowadzono z perspekbywy podmiotu zobowigzanegn do
finansowania swiadczen ze srodkdw publicznych, tj. Marodowego Funduszu Zdrowia [MFZ) w
-letnimhonzoncie czasowym (patrz

B iczlastat (Galafald®) wolecz eniu choraby Fabry’ego. Analiza wptywu na budzet.
Wararawa, 018.).

Wifielkosc docelowe] populacii pacjentovw oszacowano w oparciu 0: raport na temat sytuac]i
chorych na chaorobe Fabry'ego w Polsce [wg kidrego w Polsce jest 73 zdiagnozowanych osdb
Z chorobg Fabry'ego, w tym 26 leczonych enzymatyczng terapig zastepozy; SRChE 2018) oraz
opinig eksperta klinicznego wyrazong na Komisji Senackie] na temat chordb Pompegn,
GaucheraiFabry'ego (wo opinii eksperta b0 pacjentdw z chorobg Fab rny'egn kwalifikowatoby
sig do leczenia akbywnego; Komisja Senacka). W zwigzku ze specyfikg choroby Fabry'ego
(przewlekia choroba sieroca) liczebnosd chorych w kolejnych latach jest stata. Liczebnodd
chorych kwalifikujgoych sig do leczenia migalastatem oraz ustalono w oparciu o odsetek
chorych z mutac jg wrazliwg (30%-50%) przyiety wedtug danych literaturowych [Hughes 2017
- ZatoZono, Ze jest on taki sam w obu latach analizy. Do wariantu podstawowedo analizy
preyijeto wartosc srednig tegn odsetka (42,5%), do wariantu minimalnego - dalng wartosd
Zakrasu (35%), a do wariantu maksymalnego - gorng wartosd Zakresu (S08) .

Wy analizie wphbywu na budzet prredstawiono osobno wyniki dwadch pordwnan [w nawiasach
podano liczebnost chonych przyjets wwariancie podstavwowymd minimalnym i mak symalnym
analizy w | i ll roku analizy]:

«  podstawowedo, w ktorym zatozono, fe chorzy leczeni ETZ nie zmieniajg, terapii:

o scenanusz istniejacy: chorzy nieleczeni akbywnie (liczebnosd odpowiada
liczhie chonych, ktdrzy w scenariuszu nowym Zmienig terapie na MIG; t].
10/8/12 chorych];

o scenaruss nowy: chorzy leczeni migalastatem (tj. chorzy ze scenariusza
istniejgcego nieleczeni aktywnie, kwalifikujgoy sie do leczenia MIG - 10/8/12
chorych];

« 0raz dodatkowego, w ktdrym zatofono, fe czedd chonych leczonych ETZ zmieni
terapie na M G:

o scenanusz istniejacy: chorzy nieleczeni akbywnie 1 leczeni enzymatyczng
terapig rastepcrg  (liceebnos? odpowiada liczbie chaornych, ktdrey w
sCenariuszu nowym Zmienig terapig na MIG; . 107812 chorych w grupie PLA
i 1179413 chonych w grupie ETZ);

o scenanus nowy: chory leczeni migalastatem [w tym chorzy Ze scenariusza
istniejgcego nieleczeni aktywnia, kwalifikujacy sig do leczenia MIG -10/8/12
chorych i chorzy ze scenariusza istniejacegn leczeni ETZ, kwalifikujacy sie do
leczenia MG - 117913 charych).

Dane kosztowe w analizie wphyawl na budfset aparto na wynikach modelu ekonomicznego dla
pieraszych # lat analizy przy zatoZzeniu braku dyskontowania - dla PLA § Ml G stosowanego u
chorych wezesnie] nieleczomych akbywnie preyjeto koszty 7 analizy kosztow-urytecznosci, a
dla ETZ i MG stosowanego U chorych leczonych wozesnia] ETZ przyjeto koszty z analizy
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minimalizacji kosztsw (patrz |
I oo =ctat (Galafold®) woleczeniu charoby Fabry’egn. Analiza

gkonomiczna. YWarszawa, 2018.).
Wy analizie wphywu na budZzet vwzgdedniono nastepujgce koszty:
« koszt nabycia lekow;
o koszt podania lekdw;
» koszty standardowego maonitorowania;
o koszty stancw) poveikian wopie nwszym roku ;
«  koszty standu/ poveikian w kolejnych latach;
« koszty leczenia zdarzen nigpozgdanych [ZI).

Wynioskowane warunki objecia refundacis migalastatu obejmujg utworzenie nowedn
programu Lekowego w ramach katalogu B. Leki dostgpne w ramach programu lekowegn, przy
woysokosci limitu finansowania na poziomig ceny hurtowe] brutto (poziom refundacii 1008,
kategoria odptatnosci dla pacjenta: bezptatne).

Wiinioskowana w anal izowanym wiskazaniu cena zbytu netto migal as tatu waynosi _ PLM
7a opakowanie zawierajace 14 kapsutek.

Analiza wphywu na system ochrony zdrowia wykazata, Ze finansowanie ze srodkdw
publicznych  migalastaty zwigzane jest z  dodatkowymi obcigfeniami  budfetowsymi.
Majwicksze dodatkowe obcigfenia budietowe z perspekbywy MNFZ w | i1l roku analizy
uryskano w ramach wariantu maksymalnegn - patrz tabele ponizej.

Tab. 1. Wyniki analizy wplywu na budzet - pordwnanie podstawowe ",

Wariantfscenariusz I rok

Wariant podstawowy

Wariant minimalny

Wariant maksymalmy™

Scenariusz wrazliwosci nr 1%

Scenariusz wrazliwosci nr 2%

Scenariusz wrazliwosci nr 3%

“tj, przv zatozeniu, e chorzy leczeni ETZ nie zmieniajq terapii; * najwicksze dodatkowe obcigzema budietowe

z perspektvwey NFZ * opis scenariuszy wrazliwoscl patrz analiza wpbywu na budzet (G
I oo ootat (Galafold®) wleczeniu choroby Fabry’ego. Analiza wpbwwen

na budzet, Warszawa, 2018.].
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Tab. 2. Wyniki analizy wpbtywu na budzet - pordwnanie dodatkowe".

Wariantfscenariusz I rok

Wariant podstaw oy

Wariant minimalny

Wariant makaymalny™

Scenariusz wrazliwosci nr 1%

Scenariusz wrazliwosci nr 2%

Scenariusz wrazliwosci ne 3%

“tj, przv zatokeniu, fe oeid chorych leczonych ETE zmieni terapie; * najwieksze dodatkowe obcigzenia
budietowe z perspektywy NFL ™ opiz scenariuszy wrazliwos ol patrz analiza wpbywu na budzet [_

Mizalastat [Galafold®) w leczeniu choroby Fabrv'ego. Analiza
weptyied na budeet, Warszawa, 2018, ).
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4 Proponowane rozwigzanie

Wy ramach analizy racjonalizacyinej wykorzystano mozliwosé abnizenia limitu finansowania,
ktory wynikad bedzie z wprowadzenia na rynek tanszych odpowiednikow obecnie stosowane]
substancii: rytuksymabu (Mab Thers®; grupa limitowa 1035.0; Obwiseszczenie MZ) .

lstnieje wisle preparatdw biopodobrych dla rytuksyrmabu [produkt orgginalmy: Mab Thera®;
GabBl rituximab), sposrdd ktdrych preparat Truxima® zostat zarejestrowany przez EMA w
grudniu 2016 r.ow leczeniu chioniaka nieziamiczego, przewlekie] biataczki limfooytowej,
reumatoidalnego zapalenia stawdw, ziarniniakowatoici z zapaleniem wielomigsniowym
i mikroskopowego zapalenia wislonaczyniowego [EMA rituximab).

Wbdr lekow wynika ze zblizajgoego sig terminu wygasnigcia praw ochrony patentowe] dla
tej substancii czynne i, w zwigzku 7 czym oszczednodci bedy generowane juz od 2019 r. [GaBl
patenty]. W analizie przyjeto zatozenie zgodne z art. 13 pkt. & Ustawy refundacyjne]j, ktore
mowi, Fe urzedowa cena zbyty pienvszegn nowegn odpowiednika w grupie limitowe] nie
moZe byl wyisza niz 7o¥ uredowe] ceny zbytu jedynego odpowiednika refundowanegp
w danym wskazaniu [Ustawa refundacyinal. Majac na uwadze specyfike refundacii lekow w
programach  lekowych (leki wydawane bezptatnie], naleiy zatoiyd, fe wprowadzenis
tafszegn odpowiednika spowoduje automatyczne, natywchmiastowe obnifenie  ceny
wezystkich  lekow  refundowanych w  obrebie grupy  limitowe] do  poziomu  ceny
wprowadzonego odpowiednika - w tym wypadku oznacza to co najmnie] 20% redukcie
obowigzujace] ceny urZedowe] lekow bedacych przedmiotem niniejsze] analizy.

Analize pokazuijgcy rozwigzania dotyczace refundacii lekdws, Srodkdw  spoZyvwczych
specialnegn przeznaczenia dywieniowegno, wyrobdw medycznych, ktdngh wprowadzenie
spowoduje uwolnienie srodkdw publiczryvch, oparto na mechanizmie opisanym w pkt. 3
rozdzistu 1, tj. zatofeniu redukc ji ceny detaliczne] lekdw, srodkdw spoiywezych specialnegn
przeznaczenia Hywieniowegn, wyrobdw medycznych stanowigcych podstawy  Limmitou
we swoich grupach limitowych [redukcia limitu detalicznegn).

Wibrane preparaty stosowane sg w programach lekowych, co oznacza 100% poziom
refundacil [kategoria odptatnosci dla pacjenta: bezptatny). W zwiggku z powyissym,
obnizenie limitu finansowania lekow ze Smodkow publicznych nie spowoduje jednoczesnis
fadnych dodatkowych abcigfen dla swiadczeniobiorcdw.
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5 Metody

Analize racjonalizacying przeprowadzono z perspektywy ptatnika publicznegn w honyzoncie
Zlat (I 11l rok analizy wphywu na budiet].

wymulacje prreprowadzonn 7 uwzd ednieniem jedynie bezposrednich kosztdw medyczmych
([patrz rogdz. 3], co wynika z braku wphywl proponowanego rozwigzania na inne obszary
ochrony zdrowia.

Wi analizie przyjeto zatofenie zgodne 2 art. 13 pkt. & Ustawy refundacyinei, ktdre mowi, Z¢
urzedowa cena zbytu plerwszegn nowedn odpowiednika w grupie limitowe] nie moZe byd
whyZsza niz Fo¥ urzedowej ceny zbytu jedynego odpowiednika refundowansgo w danym
weskazaniu [Ustawa refundacyina).

Foczne koszty refundacii lekdw prayjeto zgodnie z komunikatem Departamentu Gospodarki
Lekami [DGL] za okres ostatnich 12 miesigoy, 1. czenwiec 20017 - maj 2018 [Komunikaty DGL].

Wikl przedstawiono w ujeciu roczrmym, ktdre pokazuje proporcjonalne oszcrednosci
(walnienie srodkdw) wynikajace z redukcii cen lekdw bedacych przedmiotem analizy
racjonalizacyine].
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6 Wyniki analizy racjonalizacyjnej

fondnie z komunikatami Departamenty Gospodarki Lekami (Komunikaty DGL), okredlajgoymi
wartose wykonanych swiadczen dla substancii czynnych wykorzystywanych w programach
terapeutyczrych i chemioterapii w ciggu ostatnich 17 miesiecy, taczne koszty refundacji
rytuksyrmabu wyniosty 216,35 miln PLM, natomiast szacowane koszty refundacii po redukcii
cen wyniosg 162,2 min PLM.

Wi ponizsze] tabeli przedstawiono roczne koszty refundacii preparatiw rytuksymabu orag
prognozowane oszczednosci. Oszacowania przeprowadzono na podstawie komunikatdw DGL
za okres czerwiec 017 - maj 2018 [Komunikaty DGL) .

Tab. 3. Roczre koszty refundacji rytuksymabu oraz prognozowane oszcze dnosci,

Lek Re dukcija Fwota refundacii w Fwota refundacii po | Oszcze dnosci,
ceny okresie ostatnich 12 redukcji cen, PLN PLH
mies., PLH
Rytuksymab | 25% 216311 213 162 233 410 b4 077 803

Sracowana kwota uwolnionych srodkdve wyniesia 54,1 min PLM racznie, ti. tacznie 108,2 min
PLM w horyzoncie 2 lat. Jest to wigc kwota wystarczajgca na pokrycie wzrostu kosziow
Twigzanych z finansowaniem migalastatu w docelowe] populacii chorych w kolejnych latach

analizy facznie w dwich latach ||« o zvpadku pordunania podstawowezo [
-W preypadku pordownania dodatkowego] - patrz tabela ponize].

Tab. 4. Wyniki analizy racjonalizacyjnej, PLN.

Wariant/scenariusz I rok Il rok tacznie
Pordwnanie podstauwone™

Cezczednosd 4 077 BO2 54 077 B0 108 155 606
Dodatkowe weyrdatki [ [ [
Réznica I I I
Pordwnanie dodatkows™

kzczednosd hd 077 8O3 54 077 8O3 108 155 606
Dodatkowe weyrdatki [ [ [
Réznica I I I

*ti. przv zatozeniu, e chorzy leczeniETZ miezmienajq terapil; ™ tf. prev zatofeniu, £2 czesc chorych leczomyvch
ETZ zmien terapie
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7 Podsumowanie

Potencialne oszczednodci dla ptatnika publicznegn w Polsce oszacowano na 54,17 min PLM
rocznie, a uwolnione 4rodki mogg zostad wykorzystane na finansowanie ze srodkdw
publiczrych migalastatu w ramach dedykowanego programu lekowedn we whioskowanym
wesk ez aniu.

Ma ponifszym wykresie przedstawiono dodatkowe obcigfenia budietows zwigrane
z finansowaniem migalastatu w docelowe] populacii chonych w kolejmych 2 latach analizy

(fgcznie w dwach latach _ yw preypadku pordwnania podstawowego i -
- wo przypadku  pordownania  dodatkowego] oraz  prognozowane  oszczednodci

wprowadzenia na rynek tansych odpowiednikdw dla nytuksymabu facznie w dwach latach
w przypadky pordwnania podstawoweon 1 |Gz v prevpadiu
pordwnania dodatkowego] .

Wygenerowane oszczednoici beda wystarczajace do pokrycia obciazen budzetowych
2wigzanych z finansowaniem migalastatu w leczeniu choroby Fabry'ego w ramach

programu lekowego.

Ryc. 1. Pordwnanie podstawowe (tj. przy zaloZzeniu, 2e chorzy leczeni ETZ nie zmieniaja terapii):
dodatkowe obciaZenia budZzetowe i oszczednosci z perspektywy HFZ w kolejnych latach.
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Ryc. 2. Porownanie dodatkowe (tj. przy zaloZzeniu, ze czesf chorych leczonych ETZ zmieni
terapie ): dodatkowe obciaze nia budfetowe i oszcze dnosci z perspektywy MFZ w kole jnych latach.
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Spis rysunkow

Fyc. 1. Pordwnanie podstawowe [ti. przy zatoZeniu, 7e chorzy leczeni ETZ nie zmieniajg
terapii] dodatkowe obcigZzenia budietows | DSZCE%CIF‘IDSC] z perspektwry MEZ wkule]nych
latach. . 15
Fyc. 2. Pordwnanie dodatkowe (tj. przy zatofeniu, fe czesd chorych leczonych ETZ zmieni
terapig] : dodatkowe obcigfenia budZetowe i oszczednosci z perspekbywy MFZ w kolejnych
= = o] o PP |+
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Spis tabel

Tab. 1. Wyniki analizy wpbywu na budzet - pordwnanie podstawowe™. e es.
Tab. 2. Winiki analizy wpbywu na budiet - pordwnanie dodatkowe™ . ..o e enes
Tab. 3. Foczne koszty refundacii rytuksymabu oraz prognozowane oszczednosci. oo, ...

Tab. 4. Winiki analizy racjonalizacyined, PLM .. oo e e
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