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Indeks skrotow

Skroét Rozwini ecie

AOTMIT Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

AWA analiza weryfikacyjna AOTMIT

CD ang. Cushing’s disease — choroba Cushinga

Charakterystyka Produktu Leczniczego

ang. Clinical Study Report — raport z badania klinicznego

ang. defined daily dose — dobowa dawka leku

ang. European Article Number — Europejski Kod Towarowy

ang. European Medicines Agency — Europejska Agencja Lekdw, dawniej uzywanym
skrétem jest EMEA

ang. health technology assessment — ocena technologii medycznych

Jednorodne Grupy Pacjentow

kabergolina

ketokonazol

metyrapon

Minister Zdrowia

nie dotyczy

Narodowy Fundusz Zdrowia

pasyreotyd

program lekowy

polski ztoty

ratunkowy dostep do technologii lekowych

ang. risk sharing scheme — schemat podziatu ryzyka
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Streszczenie

CEL | ZAKRES

Celem analizy wpltywu na system ochrony zdrowia jest oszacowanie wydatkéw ptatnika
publicznego w przypadku podjecia pozytywnej decyzji o finansowaniu ze srodkow publicznych
leku Signifor® (pasyreotyd, PAS) w leczeniu dorostych z chorobg Cushinga, u ktérych leczenie

chirurgiczne nie jest mozliwe lub zakohczyto sie niepowodzeniem.

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

Swiadczen zdrowotnych oraz zestawienia aspektow etycznych i spotecznych.
METODYKA

Populacje docelowg dla technologii wnioskowanej zgodnie z przedtozonym wnioskiem
stanowig dorosli chorzy na chorobg Cushinga, u ktérych leczenie chirurgiczne nie jest mozliwe

lub zakonczylto sie niepowodzeniem.

Liczebnos¢ populacji docelowej oszacowano na podstawie danych pochodzacych z: AWA

Ketoconazole HRA oraz wynikéw ankiet przeprowadzonych wsréd ekspertow klinicznych.

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

inkrementalnymi wydatkami ptatnika.

Scenariusz istniejgcy obrazuje sytuacje obecna, w ktérej pasyreotyd nie jest refundowany z
budzetu ptatnika publicznego we wnioskowanym wskazaniu. W scenariuszu tym w leczeniu
dorostych z chorobg Cushinga, u ktérych leczenie chirurgiczne nie jest mozliwe lub zakonczyto
sie niepowodzeniem, stosowane sg komparatory, tj. ketokonazol, metyrapon i kabergolina. W
scenariuszu prognozowanym (nowym) analizowano sytuacje, w ktorej pasyreotyd bedzie
finansowany ze $rodkow publicznych we wnioskowanym wskazaniu. 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 istniejgcej grupie

limitowej.
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Catkowite koszty uwzgledniane w poszczegoélnych scenariuszach (wynikajgce z kosztow
réznigcych leczenia) wyznaczono na podstawie kosztéw: lekow, podania lekéw, zabiegow
(reoperacji przysadki, obustronnej adrenalektomii, radioterapii), leczenia zdarzen
niepozadanych i powiktan, leczenia chorob wspdlistniejgcych, kwalifikacji chorych do

Programu lekowego leczenia choroby Cushinga, monitorowania leczenia.

W obliczeniach analizy uwzgledniono tez zalozenia proponowanej przez Podmiot
odpowiedzialny umowy podziatu ryzyka (RSS). Wydatki ptatnika publicznego (i fgczne wydatki
ptatnika publicznego i pacjentow) przedstawiono w zwigzku z tym w dwoch wersjach: bez i z

uwzglednieniem proponowanego przez Podmiot RSS.

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

wrazliwosci.

WY NIKI

Oszacowanie populacji

Wydatki inkrementalne w perspektywie ptatnika publi cznego
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W niniejszej pracy oceniono wptyw na system ochrony zdrowia w Polsce decyzji o
zakwalifikowaniu pasyreotydu (Signifor®) do finansowania z budzetu ptatnika publicznego w

ramach programu lekowego.

Bezposrednig konsekwencjg tej decyzji bedzie uksztaltowanie sie w Polsce nowej praktyki
klinicznej leczenia chorych na chorobe Cushinga. Analizowana populacja docelowa odznacza
sie szczegOllnie niekorzystnym rokowaniem. Nalezy zauwazy¢, ze w obecnej sytuacji chorzy
sg pozbawieni dostepu do refundowanej opcji farmakoterapii w analizowanym wskazaniu, a
dostep do leczenia jest ograniczony do indywidualnego zakupu lekéw przez chorych,

uczestnictwa w badaniu klinicznym badz koniecznosci hospitalizaciji.

konsekwencji finansowanie leku Signifor® zapewni dorostym chorym na chorobe Cushinga, u

ktérych leczenie chirurgiczne nie jest mozliwe lub zakonczylo sie niepowodzeniem, dostep do
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brak finansowania przez ptatnika publicznego technologii opcjonalnych (tj. ketokonazolu,
metyraponu i kabergoliny) nalezy przyjgé, ze whlasciwe do wnioskowania sg wyniki
prezentowane w perspektywie wspdlnej, a nie w perspektywie ptatnika publicznego (koszt
komparatoréw w tej perspektywie jest zerowy). Biorgc pod uwage fakt, ze Europejska Agencja

Lekéw nadata lekowi Signifor® status leku sierocego w leczeniu choroby Cushinga, |

Ponadto majgc na uwadze racjonalizacje $srodkéw 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 analizie wykazano, ze w przypadku pozytywnej decyzji dotyczacej refundacji leku Signifor®
nalezy oczekiwaé duzej korzysci zdrowotnej dla wnioskowanej populacji chorych, dlatego tez
finansowanie technologii jest etycznie i spofecznie uzasadnione. Ponadto decyzja

refundacyjna nie spowoduje nowych konsekwencji w organizacji udzielania swiadczeh.
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1. Cel analizy wptywu na system ochrony zdrowia

Celem analizy wplywu na system ochrony zdrowia jest oszacowanie wydatkow ptatnika
publicznego w przypadku podjecia pozytywnej decyzji o finansowaniu ze srodkéw publicznych
leku Signifor® (pasyreotyd) w leczeniu dorostych z chorobg Cushinga, u ktérych leczenie
chirurgiczne nie jest mozliwe lub zakonczyto sie niepowodzeniem. Niniejszy raport dotyczy
finansowaniu leku w postaci proszku i rozpuszczalnika do sporzgdzania zawiesiny do
wstrzykiwan podawanego domiesniowo (w dawkach 10 mg, 20 mg, 30 mg lub 40 mg). Ponadto
w ramach niniejsze]j analizy oceniano etyczne oraz spoteczne konsekwencje podjecia
pozytywnej decyzji o finansowaniu ze $rodkéw publicznych leku Signifor® w przedstawionym

wskazaniu.

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

zalozen.

2. Analiza wptywu na bud zet

2.1. Metodyka analizy

1. Analize wykonano w oparciu 0 Rozporzgdzenie MZ w sprawie minimalnych wymagan,

Wytyczne AOTMIT oraz Ustawe o refundaciji.

2. Przeprowadzono prognoze liczebnosci populacji w kolejnych latach horyzontu
czasowego, poczgwszy od stycznia 2020 roku. Liczebno$¢ populacji docelowej
oszacowano na podstawie danych przedstawionych w AWA Ketoconazole HRA oraz
wynikéw ankiet przeprowadzonych wsréd ekspertdéw klinicznych (wyniki ankiet w Analizie

problemu decyzyjnego).

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 opcji terapeutycznych (ketokonazol,

metyrapon i kabergolina).

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

zZwigzane z podjeciem pozytywnej decyzji refundacyjnej.

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

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

9. Przeprowadzono analize wrazliwosci dla oszacowania kluczowych parametréow

uwzglednianych w niniejszej analizie.
2.2. Horyzont czasowy

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

finansowania danej technologii medycznej ze srodkéw publicznych.

W analizie przyjeto 2-letni horyzont czasowy, obejmujacy okres od stycznia 2020 roku do
grudnia 2021 roku. Uzasadnieniem przyjecia takiego horyzontu czasowego jest fakt, ze
wnioskowana technologia bytaby finansowana w ramach programu lekowego, ktéry w sposob

precyzyjny okresla standard terapeutyczny oraz ogranicza stosowanie technologii medycznej
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do wybranych osrodkéw kontraktujgcych program lekowy. W tej sytuacji stabilizacja rynku

powinna nastgpi¢ w okresie 2 lat od wydania pozytywnej decyzji refundacyjnej.

Dodatkowo, zgodnie z Ustawg o refundaciji, 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 wymagar, dotyczacym minimalnych
wymagan, jakie muszg spetniac¢ analizy wptywu na budzet, analiza zostata przeprowadzona w
dwoch wariantach:

¢ z perspektywy podmiotu zobowigzanego do finansowania $wiadczen ze Srodkéw
publicznych (ptatnik publiczny?)
© oraz dodatkowo z perspektywy wspoélnej podmiotu zobowigzanego do finansowania

Swiadczen ze srodkow publicznych oraz $wiadczeniobiorcy (tj. pacjenta).
2.4. Scenariusze porownywane

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

ptatnika publicznego.

W scenariuszu nowym przyjeto sytuacije, w ktérej technologia wnioskowana jest refundowana
w leczeniu dorostych z chorobg Cushinga, u ktérych leczenie chirurgiczne nie jest mozliwe lub
zakonczyto sie niepowodzeniem. W scenariuszu tym lek bedzie dostepny w programie
lekowym i wydawany bedzie s$wiadczeniobiorcy bezptatnie. W analizie uwzgledniono
finansowanie wnioskowanej technologii medycznej w istniejgcej grupie limitowej, zgodnie z

uzasadnieniem wskazanym w zatgczniku (rozdziat 8.1.).

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.

1 Zgodnie z art. 14 Ustawy o $wiadczeniach opieki zdrowotne;.
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Whyniki analizy przedstawiono w dwoéch 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 uwag € w analizie wptywu na bud zet

Scenariusz istniej acy 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 obejmuj gca wszystkich chorych, u ktérych

technologia wnioskowana mo ze zosta ¢ zastosowana

Populacje badang w analizie wptywu na budzet stanowig chorzy, u ktérych oceniania
technologia moze by¢ zastosowana. Zdefiniowano jg w oparciu o ChPL wnioskowanej
technologii. Zgodnie z ChPL Signifor® pasyreotyd w postaci proszku i rozpuszczalnika do

sporzadzania zawiesiny do wstrzykiwan domiesniowych wskazany jest w leczeniu:
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© dorostych pacjentow z akromegalig, u ktoérych leczenie chirurgiczne nie jest mozliwe
lub nie spowodowato wyleczenia i ktorzy nie uzyskali odpowiedniej kontroli nad
chorobg podczas leczenia innym analogiem somatostatyny;

> choroby Cushinga u dorostych pacjentow, u ktérych leczenie chirurgiczne nie jest

mozliwe lub u ktorych leczenie chirurgiczne zakonczyto sie niepowodzeniem.

Zgodnie z Wykazem lekéw refundowanych lek Signifor® we wnioskowanej postaci jest
refundowany w leczeniu dorostych chorych na akromegalie zgodnie z zapisami Programu

lekowego leczenia akromegalii.

Ponadto lek Signifor® we wnioskowanej postaci jest dostepny w ramach ratunkowego dostepu
do technologii lekowych (RDTL). Zgodnie z Opinig Rady Przejrzystosci oraz Rekomendacjg
Prezesa Agencji mozliwe jest finansowanie ze $rodkéw publicznych pasyreotydu we
wskazaniu: zespoét Cushinga pochodzenia przysadkowego (ICD-10: E24.0). Nalezy mie¢ na
uwadze, ze w ramach RDTL pasyreotyd powinien by¢ stosowany po wyczerpaniu innych
finansowanych technologii we wnioskowanym wskazaniu, Kktore nie przyniosty
wystarczajgcych korzysci terapeutycznych. Jako technologie alternatywne uznano metyrapon
oraz kabergoline [Rekomendacja Prezesa Agencji]. Nie dotarto do precyzyjnych informacji
dotyczgcych liczby pacjentow poddawanych terapii wnioskowanym lekiem w ramach RDTL.
Zatozono jednak, ze populacja stosujgca PAS w ramach RDTL zawiera sie w populaciji
dorostych chorych z chorobg Cushinga, u ktérych leczenie chirurgiczne nie jest mozliwe lub u
ktérych leczenie chirurgiczne zakonczylo sie niepowodzeniem, zatem populacji definiowanej

wskazaniem z ChPL Signifor®.

Wielkos¢ populacji, w ktorej wnioskowana technologia moze by¢ stosowana, okreslono na
podstawie danych przedstawionych w AWA Ketoconazole HRA, wynikéw ankiet
przeprowadzonych wsréd ekspertow klinicznych (szczegotowe wyniki ankiet przedstawiono w
Analizie problemu decyzyjnego, natomiast wyniki uwzglednione w o0szacowaniach

populacyjnych w rozdziale 8.4.), Sprawozdania z dziatalnosci NFZ.

|
|
I v AWA Ketoconazole

HRA podano natomiast calkowitg liczbe pacjentow w wieku powyzej 12 roku zycia z
rozpoznaniem ICD-10: E24.0 Choroba Cushinga pochodzenia przysadkowego w latach 2015-
2017. Liczba tych pacjentéw zgodnie z danymi NFZ miescita sie w przedziale 508-582. Biorgc

pod uwage fakt, ze choroba Cushinga wystepuje zazwyczaj u os6b dorostych, uznano
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oszacowania oparte o AWA Ketoconazole HRA za zblizone do rzeczywistej wielkosci populacii

dorostych chorych. |

Lek Signifor® we wnioskowanej postaci moze by¢ rowniez stosowany w leczeniu dorostych
chorych z akromegalig i jest refundowany w tej jednostce chorobowej zgodnie z zapisami
Programu lekowego leczenia akromegalii. Wielkos¢ populacji chorych na akromegalie, w
przypadku ktérej wnioskowana technologia moze zosta¢ zastosowana, zostala przyjeta na
podstawie danych o liczbie chorych, ktérym zrefundowano pasyreotyd w 2018 roku w ramach
Programu lekowego leczenia akromegalii. Wartos¢ ta zostatla podana w Sprawozdaniu z

dziatalnosci NFZ, ktére uznano w tym kontekscie za najbardziej wiarygodne zrodto danych.

Dokfadne oszacowania wielkosci populacji chorych, u ktorych technologia wnioskowana moze

zostac zastosowana, przedstawiono w ponizszej tabeli.

Tabela 1.

Wielko §¢ populacji chorych, u ktérych technologia wnioskowa na moze zostaé
zastosowana

Jednostka chorobowa Liczba chorych Zrodto danych

Akromegalia Sprawozdanie z dziatalno$ci NFZ
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2.5.2. Populacja docelowa, wskazana we wniosku

Populacje docelowg dla technologii wnioskowanej zgodnie z przedtozonym wnioskiem i
Analizg kliniczng stanowig dorosli chorzy z chorobg Cushinga, u ktérych leczenie chirurgiczne
nie jest mozliwe lub zakohczyto sie niepowodzeniem. Wnioskowane wskazanie obejmuje
populacje tozsamg z zarejestrowanym wskazaniem okreslonym w ChPL Signifor®. Wielko$é
populacji w tym wskazaniu zostata juz oszacowana w rozdziale 2.5.1. (Tabela 1.), w zwigzku
Z czym przyjeto, ze przedstawione tam wartosci dla choroby Cushinga odpowiadajg wielkosci

populacji docelowej w 1. roku analizy.

—
D
>
n
©
o
0
(@}
(op

uzyskano 3 warianty oszacowania rocznego przyrostu liczby chorych w ramach zdefiniowanej
we wniosku populacji docelowej. Wartosci te zsumowano z odpowiadajgcymi im wariantami
wielkosci populacji docelowej chorych przyjetymi dla 1. roku analizy i uzyskano oszacowanie

wielkosci populacji docelowej chorych w 2. roku analizy.

Dokladne oszacowania przedstawiono w arkuszu kalkulacyjnym dotgczonym do niniejszego

raportu, natomiast estymowang liczebnos¢ populacji docelowej w ponizszej tabeli.

Tabela 2.
Populacja docelowa, wskazana we wniosku
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2.5.3. Populacja, w ktérej technologia wnioskowana jest

obecnie stosowana

Zgodnie z opisem przedstawionym w rozdziale 2.5.1. technologia wnioskowana jest obecnie
stosowana w leczeniu dorostych chorych z akromegalia w ramach Programu lekowego

leczenia akromegalii i wielkos¢ tej populacji oszacowano na poziomie 42 chorych.

Brak jest natomiast precyzyjnych informacji
dotyczgcych liczby pacjentéw poddawanych terapii wnioskowanym lekiem w ramach RDTL.
W zwigzku z brakiem wiarygodnych danych, na potrzeby analizy przyjeto konserwatywnie, Zze

liczba chorych leczonych aktualnie wnioskowang technologig komercyjnie i/lub w ramach

ROTL [

2.5.4. Populacja, w ktérej wnioskowana technologia bedzie
stosowana przy zalo zeniu, ze minister wia sciwy do

spraw zdrowia wyda decyzj € o objeciu refundacj a
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Dokladne oszacowania wielkosci populacji, w ktérej wnioskowana technologia bedzie
stosowana przy zalozeniu, ze minister wtasciwy do spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu
refundacjg, przedstawiono w arkuszu kalkulacyjnym dotgczonym do niniejszego raportu,

natomiast uzyskane finalnie wartosci w ponizszej tabeli.

Tabela 3.
Oszacowanie liczebno $ci populacji, w ktorej wnioskowana technologia b edzie
stosowana

Wielkos¢ dostaw pasyreotydu (Signifor®), konieczng do zastosowania terapii w oszacowane;j

populacji chorych, przedstawiono w zatgczniku (rozdziat 8.3.).

2.5.5. Populacja, w ktérej wnioskowana technologia bedzie
stosowana przy zato zeniu, ze minister wia sciwy do

spraw zdrowia nie wyda decyzji o obj eciu refundacj a

W przypadku braku wydania pozytywnej decyzji dotyczgcej refundacji pasyreotydu, lek ten
bedzie stosowany w populacji, w ktérej wnioskowana technologia jest obecnie stosowana

(rozdziat 2.5.3.), tj. w populacji | EGczIzNEG

2.5.6. Podsumowanie oszacowa n liczebno sci  populacji

zdefiniowanych w minimalnych wymaganiach

W tabeli ponizej przedstawiono wartosci oszacowan populacyjnych wykonanych w niniejszej

analizie wpltywu na system ochrony zdrowia (opisanych w rozdziatach 2.5.1. — 2.5.5.).
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Tabela 4.
Podsumowanie oszacowa n liczebno sci populacji zdefiniowanych w  Rozporz gdzeniu
MZ w sprawie minimalnych wymaga n

2.6. Analiza kosztow

Kategorie kosztow uwzglednione w analizie wplywu na budzet zaczerpnieto z Analizy
ekonomicznej. Wplyw na wynik koncowy, a wiec na wartos¢ wydatkdw inkrementalnych
ptatnika publicznego, majg catkowite koszty roznigce. Catkowite koszty rdznigce zdefiniowano
jako koszty wystepujgce w ramach jednego ze scenariuszy, a wiec réznigce oceniane

technologie medyczne.

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

oceniano nastepujgce kategorie kosztéw bezposrednich medycznych:

© koszty lekdw;

© koszty podania lekow;

© koszty zabiegOw (reoperacji przysadki, obustronnej adrenalektomii, radioterapii);
© koszty leczenia zdarzen niepozgdanych i powikfan;

® koszty leczenia choréb wspotistniejgcych;
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koszty kwalifikacji chorych do Programu lekowego leczenia choroby Cushinga;

koszty monitorowania leczenia.

Pozostate kategorie kosztow bezposrednich uznano za nier6znigce, zaliczajac je do kategorii
kosztow wspdlnych. Koszty te (jako koszty wspdlne dla technologii wnioskowanej i
komparatora) nie majg wptywu na wyniki analizy. Nie byly zatem ostatecznie brane pod uwage

w obliczeniach.

Poniewaz poszczegllne kategorie kosztowe zostaly scharakteryzowane i skalkulowane w
ramach Analizy ekonomicznej, w analizie wptywu na system ochrony zdrowia zaprezentowano
jedynie koszt stosowania wnioskowanej technologii medycznej oraz modelowanie i

podsumowanie kosztéw.
2.6.1. Koszt stosowania wnioskowanej technologii me dycznej

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

prezentacji lekdw.
2.6.1.1. Dawkowanie

Na podstawie ChPL Signifor ® i Programu lekowego leczenia choroby Cushinga okreslono, ze
we wnioskowanym wskazaniu zalecana dawka poczatkowa pasyreotydu wynosi 10 mg
podawana w gtebokim wstrzyknieciu domiesniowym co 4 tygodnie. Nalezy oceni¢ korzysci
kliniczne u pacjenta po pierwszym miesigcu leczenia, a nastepnie ocenia¢ je okresowo. Dawke
mozna stopniowo dostosowaé co 2 do 4 miesiecy w zaleznosci od odpowiedzi na leczenie i
tolerancji. Maksymalna dawka produktu leczniczego Signifor® w chorobie Cushinga wynosi 40
mg podawana co 4 tygodnie. Dawka poczatkowa 10 mg byta stosowana réwniez u chorych w
jednym z ramion badania odnalezionego w ramach przegladu systematycznego Analizy
klinicznej. Biorgc pod uwage fakt, ze dawkowanie leku nie jest $cisle okreslone w ChPL
Signifor®, zalezy ono bowiem od indywidualnej odpowiedzi i tolerancji poszczegolnych

chorych, przyjeto pewne zatozenia dotyczace udziatéw wnioskowanych dawek leku. i
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Y 2 czegGlowe

dane przedstawiono w ponizszej tabeli.

Tabela 5.
Udziatly poszczegoélnych dawek leku Signifor © przyjete do modelowania w ramach
analizy podstawowej

2.6.1.2. Ceny poszczegOlnych prezentacji

Obecnie lek 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 swiadczeniobiorcy bezptatnie. Uwzgledniono
ponadto finansowanie leku w istniejgcej grupie limitowej, zgodnie z uzasadnieniem
wskazanym w rozdziale 8.1. Przyjeto, ze opakowanie leku Signifor® 20 mg proszek i
rozpuszczalnik do sporzgdzania zawiesiny do wstrzykiwarn bedzie wyznaczato podstawe limitu

w grupie.

N Zgodnie z zapisami Ustawy o

refundacji wyznaczono urzedowg cene zbytu, cene hurtowg brutto oraz wysokos¢ limitu

finansowania.

Wartosci poszczegoélnych cen leku prezentuje ponizsza tabela.
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Tabela 6.
Charakterystyka kosztowa pasyreotydu uwzgl  edniona w analizie

2.6.1.3. Zestawienie kosztu leku Signifor ©® w cyklu

2.6.2. Pozostate kategorie kosztowe

W obliczeniach analizy wplywu na budzet uwzgledniono doktadnie te same kategorie kosztéw
oraz wykorzystano doktadnie takie same oszacowania kosztow jak w Analizie ekonomicznej —
doktadny opis sposobu oszacowania kosztow znajduje sie w rozdziale 8. Analizy
ekonomicznej. Biorgc pod uwage skale wykonanych obliczen, utworzenie syntetycznej tabeli
z oszacowaniami tychze kosztéw bytoby trudne do osiggniecia. W zwigzku z tym w ponizszej
tabeli zestawiono jedynie dane o rozmieszczeniu opiséw oraz oszacowan poszczegolnych

kategorii kosztowych w podrozdziatach Analizy ekonomiczne;j.
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Tabela 8.
Rozmieszczenie opisOw i oszacowa n kosztow ré znigcych poréwnywane technologie w
Analizie ekonomicznej

Kategoria kosztowa Rozdziat (nr tabeli)

Koszty lekéw Rozdziat 8.1.3. (Tabela 18.)

Koszty podania lekéw Rozdziat 8.2.

Koszty reoperacji przysadki Rozdziat 8.3.1.

Koszty obustronnej adrenalektomii Rozdziat 8.3.2.

Koszty radioterapii Rozdziat 8.3.3. (Tabela 19.)

Koszty leczenia zdarze n niepo zadanych i powikta n Rozdziat 8.4. (Tabela 20.)

Koszty leczenia chorob wspoétistniej  acych Rozdziat 8.5. (Tabela 21., Tabela 22.)

Koszty kwalifikacji chorych do programu lekowego Rozdziat 8.6. (Tabela 23.)

Koszty monitorowania leczenia w programie lekowym Rozdziat 8.7.1. (Tabela 26.)

Koszty monitorowania leczenia poza programem lekowy m Rozdziat 8.7.2. (Tabela 29.)

2.6.3. Modelowanie kosztéw

Koszty uwzglednione w niniejszym opracowaniu stanowig wynik przeprowadzonego
w Analizie ekonomicznej modelowania z uwzglednieniem 2-letniego horyzontu analizy wptywu
na budzet. W analizie wykorzystano strukture modelu dostarczonego przez Zamawiajgcego,
w ramach ktérej oszacowano wydatki ponoszone w populacji docelowej na leczenie choroby
Cushinga. Opis modelowania przedstawiono w rozdziale 7. Analizy ekonomicznej. W celu
ujawnienia potencjalnych btedéw przeprowadzono walidacje modelu opisang w rozdziale 13.

Analizy ekonomicznej.

Zgodnie z wytycznymi leczenia choroby Cushinga opisanymi w Analizie procesu decyzyjnego
nie zaleca sie stosowania farmakoterapii jako leczenia | linii. Zagraniczne organizacje
zajmujgce sie opracowywaniem wytycznych leczenia chorych z chorobg Cushinga jako
pierwszg linie leczenia zalecajg zabieg chirurgiczny (przezklinowa selektywng adenomektomie
przysadki). Leki stosuje sie jako terapie Il linii u chorych, ktérzy z roznych przyczyn nie moga
zostac poddani zabiegom chirurgicznym lub u ktérych choroba utrzymuje sie pomimo operacji
[Analiza procesu decyzyjnego]. Pomimo ze wskazanie refundacyjne oraz zapisy Programu
lekowego leczenia choroby Cushinga dla wnioskowanej technologii nie wykluczajg
zastosowania leku Signifor® w dowolnej linii leczenia chorych, u ktérych leczenie chirurgiczne
nie jest mozliwe lub zakonczyto sie niepowodzeniem, to nalezy zalozy¢, ze w praktyce
klinicznej farmakoterapia jest stosowana jako kolejna linia leczenia bezposrednio po nieudanegj
operacji. W przypadku przeprowadzenia chocby zabiegu obustronnej adrenalektomii po

nieudanej operacji nie stosuje sie juz farmakoterapii jako kolejnej linii leczenia (jest to takze
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jedno z zalozen modelu ekonomicznego). W zwigzku z tym populacja docelowa jest populacjg
szerszg niz populacja, w ktérej wnioskowana technologia mogtaby by¢ realnie stosowana w

praktyce klinicznej.

Istota wyszczegOlnienia tak zdefiniowanej grupy chorych (tj. chorych, w przypadku ktérych
wnioskowana technologia moze by¢ stosowana w praktyce klinicznej) polega na tym, ze tylko
w ramach tej subpopulacji mozliwe sg zmiany wyniku inkrementalnego analizy wptywu na
budzet. W przypadku pozostatych chorych z populacji docelowej, ktorzy nie kwalifikujg sie do
tej grupy, udzialy poszczegdllnych technologii medycznych stosowanych w scenariuszu
istniejgcym i nowym, a zatem takze koszty ponoszone w scenariuszu istniejgcym i nowym,
bedg doktadnie takie same. W zwigzku z powyzszym obliczenia analizy wptywu na budzet
wykonano w populacji chorych, w ktérej wnioskowana technologia moze by¢ stosowana w
praktyce klinicznej. Wielkosc¢ tej populacji oszacowano na podstawie danych refundacyjnych
NFZ.

Ostatnig substancjg finansowang z budzetu ptatnika publicznego refundowang w leczeniu
choroby Cushinga byt ketokonazol (do konca 2018 roku). Lek Ketoconazole Hasco® jako lek
przeciwgrzybiczy refundowany byt we wszystkich zarejestrowanych wskazaniach na dzien
wydania decyzji oraz w leczeniu zespotu Cushinga i choroby Cushinga w ramach wskazan
pozarejestracyjnych®. Biorgc pod uwage znaczng liczbe refundowanych preparatéw
przeciwgrzybiczych zatozono, ze lek Ketoconazole Hasco® jako jedyny finansowany w
leczeniu CD, w praktyce refundowany byt przede wszystkim w leczeniu choroby Cushinga. Na
podstawie danych refundacyjnych NFZ z okresu styczen 2017 r. — grudzien 2017 r. (ostatni
petny rok, w ktérym ketokonazol byt realnie dostepny na rynku, na co wskazujg dane
refundacyjne NFZ za 2018 rok) oszacowano liczbe finansowanych z budzetu ptatnika
opakowan leku Ketoconazole Hasco® w poszczegdinych miesigcach 2017 roku, a nastepnie
liczbe zrefundowanych mg KET w tym okresie. Majac te dane, obliczono szacunkows liczbe
chorych leczonych refundowanym ketokonazolem w 2017 roku, przyjmujgc zgodnie z ChPL

Ketoconazole HRA, Ze dobowa dawka podtrzymujgca KET w leczeniu CD wynosi zazwyczaj

3 Zgodnie z Obwieszczeniem Ministra Zdrowia z dnia 26 pazdziernika 2018 r. w sprawie wykazu
refundowanych lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow
medycznych na dzien 1 listopada 2018 r. — ostatnie obwieszczenie, w ktdrym uwzgledniono ketokonazol
na liscie lekéw refundowanych.
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600-800 mg*. Uzyskane dla poszczegélnych miesiecy wartosci usredniono i przedstawiono w
ponizszej tabeli.
Tabela 9.

Srednia liczba chorych leczonych refundowanym ketoko nazolem w 2017 roku

Wariant Liczba chorych

Minimalny (przy zato zeniu dobowej dawki KET na poziomie 800 mg)

Prawdopodobny (przy zatlo zeniu dobowej dawki KET na poziomie 700 mg)

Maksymalny (przy zalo zeniu dobowej dawki KET na poziomie 600 mg)

Przy zatozeniu, ze w okresie refundacji ketokonazol jako jedyny finansowany z budzetu
ptatnika publicznego lek (stosowany w leczeniu choroby Cushinga) wyznaczat potencjalng
liczbe chorych mogacych stosowac¢ farmakoterapie w praktyce klinicznej oraz zatozeniu, ze
leczenie KET trwa srednio ok. 12 miesiecy, wskazane w powyzszej tabeli (Tabela 9.) wartosci
to oszacowania liczby chorych rozpoczynajgcych farmakologiczne leczenie choroby Cushinga
w ciggu roku w Polsce. Przyjeto, ze jest to zarazem oszacowanie wielkosci populacji chorych,
ktéra moze w ciggu kazdego roku rozpoczac¢ leczenie wnioskowang technologig w praktyce
klinicznej i dla tak scharakteryzowanej populacji wykonano obliczenia w ramach analizy
wplywu na budzet. Nalezy zaznaczy¢, ze przedstawione w powyzszej tabeli wartosci sg
oszacowaniami konserwatywnymi, poniewaz Ketoconazole Hasco® finansowany byt we
wszystkich kategoriach wiekowych (a nie tylko u dorostych chorych jak wnioskowana
technologia), a poza chorobg Cushinga takze we wskazaniach rejestracyjnych (choroby
grzybicze) oraz w zespole Cushinga, ktéry jest kategorig szerszg niz choroba Cushinga.
Jednakze biorgc pod uwage fakt, ze choroba Cushinga objawia sie zazwyczaj u 0s6b
dorostych oraz stanowi najczestszg posta¢ zespotu Cushinga o etiologii endogennej [Analiza
problemu decyzyjnego], a takze zatozenie, iz wielko$¢ refundacji leku Ketoconazole Hasco® w
chorobach grzybiczych byta pomijalnie mata, przyjeto wielkosci z powyzszej tabeli (Tabela 9.)

za potencjalny rynek dla leczenia farmakologicznego we wnioskowanej populaciji.

4 W wariancie prawdopodobnym zatozono $rednig z tych wartosci, tj. 700 mg, za$ w wariantach
minimalnym i maksymalnym wartosci graniczne wskazanego przedziatu




N Al—i—l—A@ Signifor® (pasyreotyd) w leczeniu dorostych z chorobg Cushinga — 27

analiza wptywu na system ochrony zdrowia

IGNORANTIA NOCET




N/ AHTA@ Signifor® (pasyreotyd) w leczeniu dorostych z chorobg Cushinga — 28

analiza wptywu na system ochrony zdrowia

IGNORANTIA NOCET

W ramach analizy podstawowej zalozono, ze w momencie wejscia do modelu chorzy

otrzymuja leczenie z wykorzystaniem leku Signifor® (PAS) lub jednego z komparatoréw
uwzglednionych w analizie (KET, MET, KAB) zgodnie z liczebnosciami przedstawionymi w
powyzszej tabeli (Tabela 11.). Koszt danego leczenia jest naliczany przez caty | GczN:
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cykl modelu. W zaleznosci od czynnikéw takich jak: odpowiedz na leczenie, nawr6t choroby,
wystgpienie zdarzen niepozgdanych, chorzy mogg kontynuowaé¢ dang terapie w kazdym
kolejnym cyklu lub tez przejs¢ na kolejne linie leczenia, w ramach ktérych stosuje sie jedng z
wymienionych wyzej form farmakoterapii (poza PAS) lub procedur zabiegowych (reoperacja
przysadki, obustronna adrenalektomia, radioterapia). Szczego6towy opis zatozen w zakresie
potencjalnych Sciezek leczenia oraz warunkow ograniczajgcych uwzglednionych w modelu

opisano w rozdziale 7.1. Analizy ekonomiczne;j.

Zalozono, ze chorzy, ktérzy beda stosowaé poréwnywane technologie w horyzoncie
czasowym analizy, leczg sie z wykorzystaniem danej terapii w ciagu catego | EGcIcEzIN
cyklu modelu (w przypadku procedur zabiegowych stosowanych w kolejnych liniach leczenia
naliczany jest pojedynczy koszt przeprowadzenia zabiegu w danym cyklu). Choremu, ktéry
rozpocznie terapie z wykorzystaniem jednej z uwzglednionych form farmakoterapii (PAS, KET,
MET, KAB) w pierwszym roku analizy, przypisany zostanie wygenerowany przez model
ekonomiczny koszt (niezdyskontowany) dla pierwszych 2 lat leczenia z wykorzystaniem danej
technologii medycznej, przy czym w pierwszym roku analizy przypisany zostanie tgczny koszt
pierwszych [l w drugim roku taczny koszt oszacowany dia || N I w modelu.
Choremu, ktory rozpocznie terapie w drugim roku analizy, przypisany zostanie tgczny koszt

(niezdyskontowany) generowany w pierwszych |l modelu ekonomicznego.
2.7. Podsumowanie danych wej sciowych

Podsumowanie danych wejsciowych oraz przyjetych zalozen, a takze scenariusze analizy

podstawowej i analizy wrazliwosci zebrano w ponizszych tabelach.
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Tabela 12.
Dane wej sciowe uwzgl edniane w analizie wptywu na bud zet i przyj ete zato zenia

Zakres zmienno Sci

Warto §¢ warto $ci parametru
parametru z (warto $¢€

analizy alternatywna — alter,

Zrédia danych dla

Uzasadnienie przyj etego zakresu zmienno $ci .
warto $ci parametru

Parametr

podstawowej minimalna — min,
maksymalna — max)

Parametry analizy wptywu na bud zet

Zatozenie

Horyzont czasowy analizy Rozdziat 2.2.

I |
| | I
| |
]
N |
Liczba chorych min 97 i
rozpoczynaj acych leczenie 113 Rozdziat 2.6.3. Dane reNflllzgdaCYJne

129

farmakologiczne w skali roku




I\/IAI—ITA@

IGNORANTIA NOCET

Signifor® (pasyreotyd) w leczeniu dorostych z chorobg Cushinga — analiza wptywu na system ochrony 31

zdrowia

Parametr

Liczebno $¢ populacji docelowej

Dni w roku

Dni w miesi gcu
Dlugo $¢ cyklu (miesi ace)

Czestotliwo $¢ podawania leku
Signifor® (dni)

Sredni wiek wej $cia do modelu
(lata)

Odsetek kobiet w $rod chorych
na CD

Zakres zmienno Sci
Warto $¢é warto sci parametru

parametru z (warto s¢
analizy alternatywna — alter,
podstawowej minimalna — min,
maksymalna — max)

Uzasadnienie przyj etego zakresu zmienno $ci

Zrodta danych dla
warto $ci parametru

Tabela 2. Tabela 2.

Pozostate parametry analizy ekonomicznej

Rozdziat 2.5.2.

AWA Ketoconazole

HRA, Ankiety (wyniki
ankiet przedstawiono
w Analizie problemu
decyzyjnego)

365,25 n/d n/d n/d Zalozenie
30,44 n/d n/d n/d Zalozenie
| n/d n/d Analiza ekonomiczna Dane dosta_rc_zone
przez Zamawiajgcego
28 n/d n/d n/d ChPL Signifor®

[ alter 38,5

Analiza ekonomiczna

Analiza ekonomiczna

min 80%
83%

max 89%

Analiza ekonomiczna

Analiza ekonomiczna
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Parametr

Srednia dobowa dawka
kabergoliny (mg)

Srednia dobowa dawka
ketokonazolu (mg)

Srednia dobowa dawka
metyraponu (mg)

Prawdopodobie nstwo
odpowiedzi na leczenie PAS (po
7 miesi gcach leczenia)

Zakres zmienno Sci
Warto $¢é warto sci parametru

parametru z (warto s¢
analizy alternatywna — alter,
podstawowej minimalna — min,
maksymalna — max)

Uzasadnienie przyj etego zakresu zmienno $ci

Zrodta danych dla
warto $ci parametru

Analiza ekonomiczna

Analiza ekonomiczna

max 1,00
min 400

800 Analiza ekonomiczna Analiza ekonomiczna
max 1200
min 500

3250 Analiza ekonomiczna Analiza ekonomiczna
max 6000

47,3% alter 50,7% Analiza ekonomiczna Analiza ekonomiczna
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Zakres zmienno $ci

Warto $¢é warto sci parametru ’
parametru z (warto $¢ o ) . - Zrédta danych dla
Parametr : Uzasadnienie przyj etego zakresu zmienno $ci .
analizy alternatywna — alter, warto sci parametru
podstawowej minimalna — min,
maksymalna — max)
Prawdopodobie nstwo
odpowiedzi na leczenie PAS (po 45,9% 44,0% Analiza ekonomiczna
12 miesi gcach leczenia)
Prawdopodobie hstwo N o : . ) .
odpowiedzi na leczenie KET 49,4% alter 72,8% Analiza ekonomiczna Analiza ekonomiczna
Prawdopodobie nstwo nawrotu min 0,7%
po leczeniu KET w przeliczeniu 1,2% Analiza ekonomiczna Analiza ekonomiczna
na cykl max 3,0%
Prqwdqpodoble n.stwo 36,7% alter 50,0% Analiza ekonomiczna Analiza ekonomiczna
odpowiedzi na leczenie KAB
Prawdopodobie nstwo nawrotu min 3,8%
po leczeniu KAB w przeliczeniu 7,2% Analiza ekonomiczna Analiza ekonomiczna
na cykl max 10,6%
Pra_wdo_podoble NStWo 45,5% alter 56,5% Analiza ekonomiczna Analiza ekonomiczna
odpowiedzi na leczenie MET
Prawdopodobie nstwo nawrotu
po leczeniu MET w przeliczeniu 18,7% alter 0,0% Analiza ekonomiczna Analiza ekonomiczna
na cykl
Prawdopodobie nstwo min 22,2%
odpowiedzi na leczenie z 60,8% Analiza ekonomiczna Analiza ekonomiczna
wykorzystaniem radioterapii max 92,2%
A (& min 0,0%
Prawdopodobélg NSIWO IO 12,3% Analiza ekonomiczna Analiza ekonomiczna
po ra Ioterapll max 23,5%
Prawdopodobie nstwo min 30,5%
odpowiedzi na leczenie w 58,0% Analiza ekonomiczna Analiza ekonomiczna
przypadku reoperacji przysadki max 76,0%
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Parametr

Prawdopodobie nstwo nawrotu
po reoperacji przysadki

Odsetek chorych stosuj acych
PAS, u ktérych wyst gpity
zdarzenia niepo zadane
prowadz gce do przerwania
leczenia

Odsetek chorych stosuj acych
KET, u ktorych wyst apity
zdarzenia niepo zadane
prowadz gce do przerwania
leczenia

Odsetek chorych stosuj acych
KAB, u ktérych wyst apity
zdarzenia niepo zadane
prowadz gce do przerwania
leczenia

Odsetek chorych stosuj acych
MET, u ktérych wyst apity
zdarzenia niepo zadane
prowadz gce do przerwania
leczenia

Odsetek zgonow bezpo s$rednio
po zabiegu reoperacji przysadki

Odsetek zgonoéw bezpo srednio
po zabiegu obustronnej
adrenalektomii

Zakres zmienno $ci

Warto $¢é warto sci parametru ’
parametru z (warto $¢ o . . - Zrédta danych dla
. Uzasadnienie przyj etego zakresu zmienno $ci .
analizy alternatywna — alter, warto sci parametru
podstawowej minimalna — min,
maksymalna — max)
Analiza ekonomiczna Analiza ekonomiczna
max 50,0%
13,0% n/d n/d Analiza ekonomiczna Analiza ekonomiczna
20,5% n/d n/d Analiza ekonomiczna Analiza ekonomiczna
0,0% n/d n/d Analiza ekonomiczna Analiza ekonomiczna
0,0% n/d n/d Analiza ekonomiczna Analiza ekonomiczna
2,5% alter 0,0% Analiza ekonomiczna
Analiza ekonomiczna
5,0% alter 0,0% Analiza ekonomiczna
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Zakres zmienno Sci
Warto $¢é warto sci parametru
parametru z (warto s¢
analizy alternatywna — alter,
podstawowej minimalna — min,
maksymalna — max)

Zrodta danych dla

Parametr .
warto sci parametru

Uzasadnienie przyj etego zakresu zmienno $ci

Standaryzowany wspoétczynnik
smiertelno sci chorych
odpowiadaj acych na leczenie (z
wyt gczeniem obustronnej
adrenalektomii) wzgl edem
populacji generalnej

Analiza ekonomiczna Analiza ekonomiczna

Standaryzowany wspotczynnik
smiertelno s$ci chorych
nieodpowiadaj acych na leczenie

(z wytaczeniem obustronnej 10,70 n/d n/d Analiza ekonomiczna Analiza ekonomiczna
adrenalektomii) wzgl edem
chorych odpowiadaj acych na
leczenie

Wspétczynnik $miertelno $ci
chorych poddanych obustronnej
adrenalektomii wzgl edem
populacji generalnej

Analiza ekonomiczna Analiza ekonomiczna

Parametry kosztowe

VAT 8% n/d n/d Ustawa o refundaciji Ustawa o refundaciji

Marza hurtowa 5% n/d n/d Ustawa o refundacji Ustawa o refundaciji
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Zakres zmienno Sci
Warto $¢é warto sci parametru
parametru z (warto s¢
analizy alternatywna — alter,
podstawowej minimalna — min,
maksymalna — max)

Zrodta danych dla

Parametr .
warto sci parametru

Uzasadnienie przyj etego zakresu zmienno $ci

Cena za tabletk e zawieraj acg 0,5
mg kabergoliny (PLN)

42,39 Analiza ekonomiczna Analiza ekonomiczna
max 49,25

I
L | L
]
L L L
Koszt reoperacji przysadki (PLN) 16 062,00 n/d n/d Analiza ekonomiczna Analiza ekonomiczna
min 14 571,00
Koszt radioterapii (PLN) 15 286,33 Analiza ekonomiczna Analiza ekonomiczna

max 16 389,00

min 6 856,00
7 154,00 Analiza ekonomiczna Analiza ekonomiczna
max 7 452,00

Koszt obustronnej
adrenalektomii (PLN)

Koszt podania leku w programie

108,16 n/d n/d Analiza ekonomiczna Analiza ekonomiczna
lekowym (PLN)
Szacowany koszt kwalifikacji do min 1058,00
programu lekowego dla leku 2 092,50 Analiza ekonomiczna Analiza ekonomiczna
Signifor® (PLN) max 3221,00
Koszt monitorowania leczenia w min 796,50
programie lekowym dla PAS w 1 464,36 Analiza ekonomiczna Analiza ekonomiczna

cyklu (PLN) max 2202,97
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Tabela 13.

Scenariusze analizy podstawowej i analizy wra  zliwo $ci

Obszar modelowania

Koszt leczenia choréb wspotistniej  gcych

Koszt leczenia zdarze n niepo zadanych

Koszt bada n w ramach monitorowania leczenia (z
wytaczniem bada n w ramach programu
lekowego)

Opcje terapeutyczne stosowane po stwierdzeniu
braku odpowiedzi na terapi ¢ pasyreotydem

Opcje terapeutyczne stosowane po stwierdzeniu
braku odpowiedzi na radioterapi e i reoperacj e
przysadki

Scenariusz analizy
podstawowej

Scenariusz
rozpatrywanych w
ramach analizy
wrazliwo sci

Uzasadnienie scenariuszy

Zrédia danych dla
modelowania
scenariuszy

wariant podstawowy

wariant minimalny

wariant maksymalny

Analiza ekonomiczna

Analiza ekonomiczna

wariant podstawowy

wariant minimalny

wariant maksymalny

Analiza ekonomiczna

Analiza ekonomiczna

wariant podstawowy

wariant minimalny

wariant maksymalny

Analiza ekonomiczna

Analiza ekonomiczna

analiza podstawowa

Analiza ekonomiczna

Analiza ekonomiczna

analiza podstawowa

Wariant 1

Wariant 2

Wariant 3

Analiza ekonomiczna

Analiza ekonomiczna
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Obszar modelowania

Opcje terapeutyczne stosowane po stwierdzeniu
braku odpowiedzi na farmakoterapi e (z
wytaczeniem PAS)

Farmakoterapia stosowana w oczekiwaniu na
efekty radioterapii

Maksymalny czas leczenia w kontrolowanym
stanie zdrowotnym z wykorzystaniem
metyraponu i ketokonazolu

Liczba bada n przeprowadzanych w ramach
monitorowania leczenia (z wyt aczniem bada n w
ramach programu lekowego)

Populacja, ktérej wyniki skuteczno  sci
uwzgl edniono przy oszacowaniu
prawdopodobie nstwa odpowiedzi na leczenie

PAS

Uwzgl ednienie wska znikéw smiertelno $ci po
zabiegu reoperacji przysadki i obustronnej
adrenalektomii

Scenariusz analizy
podstawowej

analiza podstawowa

Scenariusz
rozpatrywanych w
ramach analizy
wrazliwo sci

Uzasadnienie scenariuszy

Analiza ekonomiczna

Zrédta danych dla
modelowania
scenariuszy

Analiza ekonomiczna

. Wariant 1 ] ) ] )
analiza podstawowa - Analiza ekonomiczna Analiza ekonomiczna
Wariant 2
brak ograniczen _ . . . .
9 12 miesiecy Analiza ekonomiczna Analiza ekonomiczna

czasowych

wariant podstawowy

wariant minimalny

wariant maksymalny

Analiza ekonomiczna

Analiza ekonomiczna

PAS 10 mg

petna populacja z
badania

Analiza ekonomiczna

Analiza ekonomiczna

Tak

nie

Analiza ekonomiczna

Analiza ekonomiczna
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Obszar modelowania

Scenariusz
Scenariusz analizy rozpatrywanych w
podstawowej ramach analizy
wrazliwo sci

Uzasadnienie scenariuszy

Zrédta danych dla
modelowania
scenariuszy




N/ AHTA@ Signifor® (pasyreotyd) w leczeniu dorostych z chorobg Cushinga — 40

analiza wptywu na system ochrony zdrowia

AAAAAAAAAAAAAAA

2.8. Woydatki bud zetowe w horyzoncie analizy

Na podstawie oszacowania wielkosci populacji chorych leczonych, wykorzystujgc szacunkowe
udziaty w rynku lekéw oraz catkowite koszty réznigce leczenia jednego chorego w ciggu roku,
wyznaczono roczne wydatki budzetowe w perspektywie platnika publicznego oraz
perspektywy wspdlnej. Wydatki te bedg sie rézni¢ w zaleznosci od przyjetego scenariusza oraz

jego wariantu.
2.8.1. Aktualne wydatki bud zetowe

Aktualne wydatki budzetowe oszacowano biorgc pod uwage liczebnosé populacji wiasciwej
dla 1. roku analizy. Uwzgledniono udziaty w rynku poszczegdlnych technologii medycznych

oraz koszty ich stosowania analogicznie jak dla scenariusza istniejgcego. Oszacowane w ten

sposob aktualne wydatki budzetowe wynosza okoto || GGG

Obecnie pasyreotyd nie jest stosowany w analizowanej populacji chorych. Koszt leku jest

zatem zerowy.
2.8.2. Prognozowane wydatki bud zetowe

Whyniki analizy przedstawiono w uwzglednianym horyzoncie czasowym z perspektywy ptatnika
publicznego oraz z perspektywy wspolnej. 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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3. Analiza wra zliwo sci

Analize wrazliwosci przeprowadzono dla parametrow, ktére w najwiekszym stopniu obarczone
Sg niepewnoscig i majg potencjalnie najwiekszy wptyw na wyniki. Dla wiekszosci parametrow
przeprowadzono analize wartosci skrajnych (ang. extreme value analysis), ktora ocenia wptyw

na wyniki analizy przyjecia przez te parametry wartosci ekstremalnych.

W ramach analizy wrazliwosci wykonano réwniez analize scenariuszy, w przypadku ktorej
testowano alternatywne zatozenia dla modelowania kosztéw lub tez testowano przyjmowanie

alternatywnych wartosci przez wiele parametréw jednoczes$nie.

Parametry uzyte w analizie wrazliwosci oraz warianty testowane w analizie scenariuszy, wraz
Zz zakresem zmiennosci, zrodlem danych oraz uzasadnieniem zakresow zmiennosci,

wskazano w rozdziale 2.7.

Wyniki analizy wrazliwosci oraz analizy scenariuszy przedstawiono w ponizszych tabelach.
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4. Wplyw na organizac] € udzielania swiadcze h

Decyzja dotyczacy refundaciji leku Signifor® (pasyreotyd) w leczeniu wnioskowanej populacji
w ramach programu lekowego nie spowoduje nowych konsekwencji w organizacji udzielania

sSwiadczen.

W zwigzku z powyzszym w wyniku rozpoczecia finansowania ocenianej technologii medycznej
nie wystgpi koniecznos¢ dodatkowych szkolen personelu medycznego, czy tez tworzenia
nowych wytycznych okreslajgcych sposob podawania leku. Objecie refundacjg technologii
wnioskowanej nie bedzie zatem miec istotnego wptywu na organizacje udzielania Swiadczen

zdrowotnych.
5. Aspekty etyczne i spoteczne

Whnioskowana populacja chorych odznacza sie szczegOlnie niekorzystnym rokowaniem.
Chorzy sa obecnie pozbawieni dostepu do refundowanych opcji farmakoterapii w
analizowanym wskazaniu, a dostep do leczenia jest ograniczony do indywidualnego zakupu

lekow przez chorych, uczestnictwa w badaniu klinicznym bgdz konieczno$ci hospitalizacji.

Nalezy pamieta¢, ze nieleczona choroba Cushinga w istotny sposob zaburza catosciowe
funkcjonowanie osoby chorej, obnizajgc jakos¢ zycia i znacznie podnoszgc ryzyko zgonu na
skutek chor6b wywotanych przewlekta hiperkortyzolemig. Zgodnie z opisem przedstawionym
w Analizie problemu decyzyjnego w przebiegu nieleczonej choroby Cushinga u dorostych
obserwowane sg objawy takie jak: zaniki miesni, ostabienie sity miesniowej, nadcisnienie
tetnicze, zaburzenia gospodarki wapniowej, zaburzenia metaboliczne, obnizenie odpornosci,
sklonnosc¢ do zakazen, wtérne zaburzenia hormonalne czy zaburzenia psychiczne. W efekcie
spoteczenstwo obcigzone jest istotnymi kosztami utraty produktywnosci przez chorych. Koszty
te sg tym wyzsze, im mniej skutecznie prowadzona jest terapia. Obecnie chorzy nie majg
zagwarantowanego dostepu do finansowanej z budzetu ptatnika publicznego metody leczenia
farmakologicznego, przez co koszty spoteczne sg eskalowane. Refundacja pasyreotydu
pomoze ograniczy¢ te koszty i bedzie stanowita odpowiedz na niezaspokojong potrzebe

spoteczna.

Decyzja dotyczgca objecia refundacjg produktu Signifor® dotyczy wytgcznie chorych

kwalifikujgcych sie do programu lekowego, a zatem pacjentdw spetniajgcych wszystkie kryteria
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wigczenia, co zapewnia, ze technologia bedzie stosowana w populacji chorych, u ktérych

spodziewane sg najwieksze korzysci kliniczne.

Na podstawie wynikdéw przedstawionych w Analizie klinicznej stwierdzono, ze pasyreotyd
podawany w postaci iniekcji domiesniowych jest lekiem skutecznym w leczeniu dorostych z
chorobag Cushinga, u ktorych leczenie chirurgiczne nie jest mozliwe lub u ktérych leczenie
chirurgiczne zakonczyto sie niepowodzeniem. Ponadto wykazano, ze bez wzgledu na
zastosowang dawke PAS jakos¢ zycia chorych ulega znamiennej statystycznie poprawie w
wzgledem wartosci sprzed podjecia leczenia pasyreotydem. Majgc na uwadze korzysci
wynikajgce z zastosowania PAS w populacji docelowej i jednocze$nie uwzgledniajgc obszary
ryzyka zwigzane z jego zastosowaniem, profil bezpieczenstwa PAS uznano za akceptowalny
a stosunek korzysci do ryzyka korzystny. Ponadto na podstawie wynikow Analizy
ekonomicznej stwierdzono, ze zastosowanie pasyreotydu zwigzane jest z wygenerowaniem
dodatkowych lat zycia skorygowanych o jakos¢ w poréwnaniu do innych form leczenia

farmakologicznego.

Pozytywna decyzja dotyczaca finansowania technologii wnioskowanej nie stoi w sprzecznosci
z aktualnie obowigzujgcymi regulacjami prawnymi i nie naklada na chorego dodatkowych

wymogow zwigzanych z rozpoczeciem leczenia.

Ponizsza tabela przedstawia ocene aspektéw spotecznych i etycznych dotyczacej stosowania

technologii wnioskowanej w omawianym wskazaniu.

Tabela 22.
Aspekty spoteczne i etyczne

Warunek Warto $¢

Czy i ktére grupy pacjentdw moga by¢ faworyzowane na skutek zalozen przyjetych w

o ' % Zadne
analizie ekonomicznej;

Czy niekwestionowany jest réwny dostep do technologii medycznej przy jednakowych

potrzebach; Tak

Duza korzy $¢ dla
waskiej grupy
chorych

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

Czy technologia stanowi odpowiedz dla oséb o istotnych potrzebach zdrowotnych, dla

ktérych nie ma obecnie dostepnej zadnej metody leczenia. Nie

Czy pozytywna decyzja w odniesieniu do ocenianejte  chnologii mo ze powodowa € problemy spoteczne,

w tym:

wplywac¢ na poziom satysfakcji pacjentdéw z otrzymywanej opieki medycznej; Nie

grozi¢ niezaakceptowaniem postepowania przez poszczegdinych chorych; Nie

powodowac lub zmieniaé stygmatyzacije; Nie
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Warunek Warto $¢

wywotywaé ponadprzecietny lek; Nie
powodowa¢ dylematy moralne; Nie
stwarzaé problemy dotyczace ptci lub rodzinne. Nie
stoi w sprzecznosci z aktualnie obowigzujgcymi regulacjami prawnymi, Nie
czy stwarza konieczno$¢ dokonania zmian w prawie/przepisach; Nie
oddzialuje na prawa pacjenta lub prawa cztowieka. Nie
Czy stosowanie technologii naktada szczegolne wymog i, takie jak:

konieczno$¢ szczegdlnego informowania pacjenta lub uzyskiwania jego zgody; Nie
pqtrzepa ;apewnigpia pacjentowi prawa do poszanowania godnosci i intymnosci oraz Nie
tajemnicy informacji z nim zwigzanych;

potrzeba uwzgledniania indywidualnych preferencji, potrzeba czynnego udziatu pacjenta Nie

w podejmowaniu decyzji o wyborze metody postepowania.

6. Zatlozenia i ograniczenia

W niniejszej analizie w oszacowaniach wielkosci populacji docelowej uwzgledniono 2 zrodia
danych — wyniki badania ankietowego przeprowadzonego ws$rdd polskich ekspertow
klinicznych oraz dane z AWA Ketoconazole HRA. Zatozono, ze oszacowanie wielkosci
populacji oparte na wiedzy eksperckiej oraz na oficjalnych danych dotyczgcych liczby chorych
z danym wskazaniem ICD-10 publikowanych przez NFZ jest bardziej wiarygodne niz
estymacja oparta na danych epidemiologicznych. Tak jak kazde oszacowanie, réwniez to
przedstawione w niniejszej analizie jest obarczone niepewnoscig. Wykorzystano jednak

najlepsze dostepne dane celem uzyskania najbardziej wiarygodnych wynikow.

W ramach analizy zalozono, Zze populacja docelowa jest kategorig szerszg niz populacja, w
ktorej wnioskowana technologia mogtaby by¢ realnie stosowana w praktyce klinicznej. Na
podstawie danych refundacyjnych NFZ oszacowano liczbe chorych rozpoczynajgcych
farmakologiczne leczenie choroby Cushinga w ciggu roku w Polsce. Przyjeto, ze jest to
zarazem oszacowanie wielkosci populacji chorych, ktéra moze w ciggu kazdego roku
rozpoczgé leczenie wnioskowang technologia w praktyce klinicznej i dla tak
scharakteryzowanej subpopulacji wykonano obliczenia w ramach niniejszej analizy. Nalezy
zauwazyc, ze tylko w ramach tej grupy chorych mozliwe sg zmiany wyniku inkrementalnego
analizy. W przypadku pozostatych chorych z populacji docelowej, ktorzy nie kwalifikujg sie do
tej grupy, udzialy poszczegolnych technologii medycznych stosowanych w scenariuszu
istniejgcym i nowym, a zatem takze koszty ponoszone w scenariuszu istniejgcym i nowym,

beda dokiladnie takie same. Wyniki inkrementalne analizy, a zatem takze wnioskowanie
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dotyczgce potencjalnych oszczednosci badz dodatkowych wydatkéw platnika zwigzanych z

finansowaniem leczenia populacji docelowej, nie zostajg zatem zaburzone.

Nalezy zaznaczy¢, ze oszacowanie wielkosci populacji chorych, ktéra moze w ciggu kazdego
roku rozpoczgc¢ leczenie wnioskowang technologig w praktyce klinicznej, jest oszacowaniem
konserwatywnym. Lek Ketoconazole Hasco®, ktérego wielko$¢ refundacji uwzgledniono w
obliczeniach, finansowany byt we wszystkich kategoriach wiekowych (a nie tylko u dorostych
chorych jak wnioskowana technologia), a poza chorobg Cushinga takze we wskazaniach
rejestracyjnych (choroby grzybicze) oraz w zespole Cushinga, ktory jest kategorig szerszg niz
choroba Cushinga. Na podstawie zatozen, iz skala finansowania z budzetu ptatnika leku
Ketoconazole Hasco® w chorobach grzybiczych byta pomijalnie mata, choroba Cushinga
objawia sie zazwyczaj u oséb dorostych i stanowi najczestszg posta¢ zespotu Cushinga,
przyjeto oszacowania oparte na wielkosci refundacji KET za potencjalny rynek dla leczenia

farmakologicznego we wnioskowanej populaciji.

W analizie uwzgledniono ponadto, ze technologia wnioskowana finansowana bedzie w ramach
istniejgcej grupy limitowej, zgodnie z uzasadnieniem wskazanym w rozdziale 8.1. Podstawe
limitu w tej grupie limitowej stanowié bedzie opakowanie leku Signifor® 20 mg proszek i
rozpuszczalnik do sporzgdzania zawiesiny do wstrzykiwan, a zatem opakowanie, ktore
aktualnie wyznacza podstawe limitu w grupie. Przyjeto, ze cena hurtowa za DDD wskazanego
wyzej opakowania leku Signifor® bedzie najwyzszg sposréd najnizszych cen hurtowych za
DDD w grupie lekoéw dopetniajgcych 110% obrotu ilosciowego, liczonego wedtug DDD,
zrealizowanego w tej grupie limitowej w roku poprzedzajgcym rok ustalenia podstawy.

Podejscie takie jest zgodne z zapisami Ustawy o refundaciji.

W analizie wptywu na budzet stwierdzono ograniczenia zwigzane z modelowaniem kosztow,

ktore zostaty opisane w Analizie ekonomiczne;.
Dodatkowo przyjeto, ze przecietny rok trwa doktadnie 365,25 dni.

Dla parametréw, ktore w najwiekszym stopniu obarczone sg niepewnoscig i majg potencjalnie

najwiekszy wptyw na wyniki, przeprowadzono analize wrazliwosci oraz analize scenariuszy.
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7. Podsumowanie i wnioski ko nAcowe

W niniejszej pracy oceniono wptyw na system ochrony zdrowia w Polsce decyzji o
zakwalifikowaniu leku Signifor® (pasyreotyd) do Wykazu lekéw refundowanych w ramach

kategorii dostepnosci: lek stosowany w programie lekowym.

Populacje docelowg dla technologii wnioskowanej zdefiniowano zgodnie z przedtozonym
wnioskiem refundacyjnym. Stanowig jg dorosli chorzy na chorobg Cushinga, u ktorych leczenie

chirurgiczne nie jest mozliwe lub zakonczyto sie niepowodzeniem.
Wplyw na system ochrony zdrowia okreslono w odniesieniu do nastepujgcych obszaréw:

populacyjnych (oszacowanie potencjatlu 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;

Liczebnos¢ populacji docelowej oszacowano na podstawie danych przedstawionych w AWA

Ketoconazole HRA oraz wynikéw ankiet przeprowadzonych wsréd ekspertow klinicznych.

Konstrukcja analizy wpltywu na budzet objela zestawienie ze sobg dwoch scenariuszy, w
ktérym pierwszy zaktada brak refundacji, a drugi wprowadzenie do refundacji technologii
wnioskowanej. Wynikiem analizy wptywu na budzet jest réznica pomiedzy tymi scenariuszami
wyrazona inkrementalnymi wydatkami ptatnika publicznego oraz inkrementalnymi wydatkami
tacznymi ptatnika publicznego i pacjenta. Oszacowania wykonano dla okresu od stycznia 2020
roku do grudnia 2021 roku, ktory stanowi horyzont czasowy analizy. Elementy analizy wptywu
na budzet objely: estymacje wielkosci populacji docelowej, wielkosci populacji, w ktorej
technologia wnioskowana bedzie stosowana oraz analize kosztowg. Uwzgledniono i oceniano

nastepujgce kategorie kosztow bezposrednich medycznych:

©  koszty lekdw;

© koszty podania lekow;
koszty zabiegOw (reoperaciji przysadki, obustronnej adrenalektomii, radioterapii);
koszty leczenia zdarzen niepozgdanych i powiktan;
koszty leczenia chorob wspdtistniejgcych;

koszty kwalifikacji chorych do Programu lekowego leczenia choroby Cushinga;
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koszty monitorowania leczenia.

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 istniejgcej grupie

limitowej. Cene zbytu netto pasyreotydu otrzymano od Zamawiajgcego.

Whptyw na organizacje udzielania swiadczen zdrowotnych oraz aspekty etyczne i spoteczne

zostaty okreslone zgodnie z metodykg zaproponowang w Wytycznych AOTMIT.

Bezposrednig konsekwencjg decyzji refundacyjnej bedzie uksztattowanie sie w Polsce nowej
praktyki klinicznej leczenia chorych. Chorzy zyskajg dostep do jedynej refundowanej opcji
farmakoterapii w analizowanym wskazaniu. Zgodnie z przedstawionymi szacunkami w
pierwszym roku refundacji z terapii pasyreotydem skorzysta prawdopodobnie okoto [}
I drugim roku refundacji okoto |l WV konsekwencji finansowanie leku
Signifor® zapewni dorostym chorym na chorobe Cushinga, u ktérych leczenie chirurgiczne nie
jest mozliwe lub zakonczyto sie niepowodzeniem, dostep do technologii medycznej, ktora

wplynie na poprawe ich jakosci zycia.

.
.
Y ~ |\vagi na
brak finansowania przez ptatnika publicznego technologii opcjonalnych (tj. ketokonazolu,

metyraponu i kabergoliny) nalezy przyja¢, ze wiasciwe do wnioskowania sg wyniki

prezentowane w perspektywie wspadlnej.

Majgc na uwadze racjonalizacje srodkow w ochronie zdrowia oraz wychodzgc naprzeciw
oczekiwaniom Ministerstwa Zdrowia oraz Narodowego Funduszu Zdrowia w zakresie

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

Dodatkowo w analizie wykazano, ze w przypadku pozytywnej decyzji dotyczacej refundacji
leku Signifor® nalezy oczekiwa¢ duzej korzysci zdrowotnej dla wnioskowanej populacii

chorych, dlatego tez finansowanie technologii jest etycznie i spotecznie uzasadnione. Ponadto




N/ AHTA@ Signifor® (pasyreotyd) w leczeniu dorostych z chorobg Cushinga — 67

analiza wptywu na system ochrony zdrowia

IGNORANTIA NOCET

decyzja refundacyjna nie spowoduje nowych konsekwencji w organizacji udzielania

Swiadczen.
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8. Zataczniki

8.1. Uzasadnienie finansowania technologii

wnioskowanej w ramach istniej gcej grupy limitowe;

Na podstawie art. 15 Ustawy o refundacji nalezy stwierdzi¢, ze lek Signifor® mozna
zakwalifikowa¢ do finansowania w ramach obecnie istniejgcej grupy limitowej 1174.0,
Pasyreotyd. Lek ten spetnia kryteria kwalifikacji do wspélnych grup limitowych, o ktérych mowa
w art. 15 ust. 2 Ustawy o refundacji, poniewaz w grupie limitowej 1174.0 Pasyreotyd jest juz
dostepny lek o tej samej nazwie miedzynarodowej, ktory posiada te same refundowane
wskazania oraz podobng skutecznos¢ w porownaniu do wnioskowanego produktu. Lek
Signifor® (w postaci proszku i rozpuszczalnika do sporzgdzania zawiesiny do wstrzykiwan
domiesniowych) jest juz obecnie finansowany w grupie limitowej 1174.0, Pasyreotyd [Wykaz

lekow refundowanych].

Zgodnie z zapisami art. 15 ust. 3 pkt 2 Ustawy o refundacji: ,po zasiegnieciu opinii Rady
Przejrzystosci, opierajgcej sie w szczegolnosci na porownaniu wielko$ci kosztow uzyskania
podobnego efektu zdrowotnego lub dodatkowego efektu zdrowotnego, dopuszcza sie
tworzenie: wspolnej grupy limitowej, w przypadku gdy podobny efekt zdrowotny lub podobny
dodatkowy efekt zdrowotny uzyskiwany jest pomimo odmiennych mechanizméw dziatania
lekéw”. Nalezy zauwazy¢, ze w analizowanym przypadku zapisy art. 15 ust. 3 pkt 2 nie
zachodzg, poniewaz lek Signifor® (w postaci proszku i rozpuszczalnika do sporzgdzania
zawiesiny do wstrzykiwan domiesniowych) jest obecnie jedyna technologig w grupie limitowej
1174.0 Pasyreotyd, w zwigzku z czym nie mozna mowi¢ o odmiennych mechanizmach

dziatania wzgledem wnioskowanej technologii, ktéra jest doktadnie tym samym lekiem.
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8.2. Sprawdzenie zgodno sci analizy z minimalnymi
wymaganiami opisanymi w Rozporz

w sprawie minimalnych wymaga n

Tabela 23.

Check-lista zgodno $ci analizy wplywu na system ochrony zdrowia z minim

wymaganiami przedstawionymi w

Rozporz gdzeniu MZ w sprawie minimalnych

wymaga n
Nr Zadanie Tak/Nie/nie dotyczy
1. Oszacowanie rocznej liczebnosci populacji n/d
11, obejmujacej wszystkich pacjentéw, u ktérych wnioskowana TAK, rozdziat 2.5.1.

technologia moze by¢ zastosowana

1.2. | docelowej, wskazanej we wniosku

TAK, rozdziat 2.5.2.

1.3. | w ktérej wnioskowana technologia jest obecnie stosowana

TAK, rozdziat 2.5.3.

w ktorej wnioskowana technologia bedzie stosowana przy
1.4. | zalozeniu, 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 $wiadczen ze $rodkéw publicznych,
ponoszonych na leczenie pacjentéw w stanie klinicznym
wskazanym we wniosku

TAK, rozdziat 2.8.

2.1. | Aktualnych

TAK, rozdziat 2.8.1.

z wyszczegolnieniem sktadowej wydatkow stanowigce;j

2.2. refundacje ceny wnioskowanej technologii, o ile wystepuje

TAK, rozdziat 2.8.1.

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

TAK, rozdziat 2.8.2.

z wyszczegolnieniem sktadowej wydatkow stanowigce;j

3.1 refundacje ceny wnioskowanej technologii

TAK, rozdziat 2.8.2.

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

TAK, rozdziat 2.8.2.

z wyszczegolnieniem sktadowej wydatkéw stanowigcej

4.1 refundacje ceny wnioskowanej technologii,

TAK, rozdziat 2.8.2.

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

TAK, rozdziat 2.8.2.

z wyszczegolnieniem sktadowej wydatkow stanowigce;j

51. refundacje ceny wnioskowanej technologii

TAK, rozdziat 2.8.2.

adzeniu MZ




MAHTA@ Signifor® (pasyreotyd) w leczeniu dorostych z chorobg Cushinga — ‘ 70

IGNORANTIA NOCET

analiza wptywu na system ochrony zdrowia

Nr

Zadanie

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

Tak/Nie/nie dotyczy

TAK, rozdziat 2.8.2.

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

TAK, rozdziat 2.7.

Wyszczeg0dlnienie zalozen, na podstawie ktérych dokonano
oszacowan analizy oraz prognoz

TAK, rozdziat 6.

9.1.

wyszczegolnienie zatozen dotyczgcych kwalifikaciji
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 wiasciwym dla analizy wptywu na budzet

TAK

12.

Oszacowan oraz prognoz w analizie dokonano w
szczego6lnosci na podstawie rocznej liczebnosci populacii

TAK

12.1.

w analizie wptywu na budzet przedstawiono dodatkowy
wariant, w ktérym oszacowania i prognozy uzyskano w oparciu
o0 inne dane

(w przypadku braku wiarygodnych oszacowan rocznej
liczebnosci populaciji)

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

13.

Oszacowania analizy oraz prognozy przedstawiono w
nastepujacych wariantach

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

¢ 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 refundacji

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

TAK, rozdziat 8.1.
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8.3. Liczba opakowa n technologii wnioskowanej

5 W tabelach dotyczgcych wielkosci dostaw technologii wnioskowanej zaprezentowano oszacowania
zaokrgglone do pelnej liczby opakowan. W arkuszu kalkulacyjnym obliczenia wykonano na warto$ciach
bez zaokraglen, w z zwigzku z czym sumy dla 1 lub 2 roku widoczne w zaprezentowanych wyzej
tabelach nie zawsze sg sumami zaokraglonych wartosci wyznaczonych dla poszczeg6lnych miesiecy
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8.4. Woyniki badania ankietowego

Podsumowanie opinii ekspertow klinicznych w zakresie wielkosci populacji chorych na
chorobe Cushinga w Polsce oraz liczby chorych, ktérzy rozpoczna leczenie z wykorzystaniem
leku Signifor® w przypadku refundacji pasyreotydu w ramach programu lekowego, wskazano

w ponizszej tabeli.

Tabela 28.

Odpowiedzi ekspertéw klinicznych brane pod uwag e w oszacowaniu wielko $ci
populacji docelowej oraz wielko  $ci populacji, w ktérej wnioskowana technologia b edzie
stosowana °©
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10. Spis rysunkow

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