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INDEKS AKRONIMÓW WYKORZYSTYWANYCH W OPRACOWANIU 

Akronim / skrót Interpretacja (pełna nazwa) 

AM ang. Alpha-mannosidosis;  
Alfa-mannozydoza 

AOTMiT Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji 

BIA ang. Budget Impact Analysis; 
Analiza wpływu na budżet 

BSC ang. Best Supportive Care; 
Najlepsza opieka wspomagająca 

CI ang. Confidence Interval; 
Przedział ufności 

LCI ang. Lower Confidence Interval; 
Dolna granica przedziału ufności 

NFZ Narodowy Fundusz Zdrowia 

Perspektywa płatnika 
publicznego 

Perspektywa płatnika publicznego, tj. podmiotu zobowiązanego do finansowania świadczeń 
medycznych ze środków publicznych (Narodowego Funduszu Zdrowia) 

PICO ang. Population, Intervention, Comparison, Outcome;  
Populacja, interwencja, porównanie, wynik 

  

UCI ang. Upper Confidence Interval; 
Górna granica przedziału ufności 
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KLUCZOWE INFORMACJE Z ANALIZY 
 
I. Przeprowadzona analiza pozwoliła ocenić wpływ na system ochrony zdrowia w Polsce podjęcia decyzji dotyczącej 

finansowania ze środków publicznych produktu leczniczego (welmanazy alfa) w leczeniu pacjentów z alfa-mannozydozą 
(AM). Uwzględniono sugerowaną cenę zbytu netto wnioskowanej technologii na poziomie  

 
 

 
II. Przeprowadzono wielokierunkową ocenę liczebności populacji docelowej. Ustalono, że liczba pacjentów z alfa-mannozydozą 

leczona w ramach proponowanego programu lekowego wyniesie (wartości zaokrąglone):  
 

 
 

III. W ramach analizy wpływu na budżet ustalono, że wydatki z budżetu płatnika publicznego przeznaczone na refundację ceny 
produktu leczniczego Lamzede® wyniosą: 

 
IV. Wyniki analizy wpływu na budżet świadczą, że finansowanie wnioskowanej technologii ze środków publicznych wymagać 

będzie dodatkowych nakładów finansowych wynoszących: 

V. Wyniki przeprowadzonej analizy wrażliwości potwierdziły przedstawione wnioski i założenia niniejszej analizy.  
 

VI. Wykazano, że za finansowaniem produktu leczniczego Lamzede® ze środków publicznych przemawiają aspekty społeczne i 
etyczne. Refundacja ceny wnioskowanej technologii zapewni możliwość stosowania opcji terapeutycznej zalecanej wśród 
pacjentów z analizowanej populacji. Chorzy z analizowanej populacji nie mają w chwili obecnej żadnej alternatywy 
terapeutycznej. Wykazano, że roczny koszt stosowania wnioskowanej technologii jest niższy od kosztu stosowania 
enzymatycznych terapii zastępczych, które są aktualnie finansowane ze środków publicznych w Polsce. Stosunek rocznego 
kosztu do liczby pacjentów kwalifikujących się do leczenia w Polsce był również korzystniejszy dla wnioskowanej technologii 
względem aktualnie refundowanych enzymatycznych terapii zastępczych.  
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STRESZCZENIE 
 

CEL ANALIZY 
 
Celem analizy była ocena wpływu na system ochrony zdrowia podjęcia decyzji o finansowaniu ze środków publicznych stosowania 
produktu leczniczego Lamzede® (welmanazy alfa) w leczeniu pacjentów z alfa-mannozydozą. 
 

METODY PRZEPROWADZENIA ANALIZY 
 
Zgodnie z wymogami Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji (AOTMiT) sprecyzowano kontekst niniejszego etapu 
oceny technologii medycznych. Schemat PICO (ang. population, intervention, comparison, outcome; populacja, interwencja, 
porównanie, wynik [osobno: efekt zdrowotny określony na podstawie badań klinicznych i punkt końcowy analizy wpływu na 
budżet]) [1] niniejszej analizy przedstawia się następująco: 
• populację stanowili pacjenci z alfa-mannozydozą (ang. Alpha-mannosidosis, AM) wymagający enzymatycznej terapii 

zastępczej (P), 

• wnioskowaną technologię stanowiło stosowanie produktu leczniczego Lamzede® (welmanazy alfa, WA) wraz z najlepszą 
opieką wspomagającą (ang. Best Supportive Care, BSC) (I), 

• wnioskowaną technologię porównano ze stosowaniem opieki wspomagającej bez enzymatycznej terapii zastępczej (tylko 
BSC) (C),  

• w opracowaniu uwzględniono różnice między wnioskowaną technologią a komparatorem w zakresie: prawdopodobieństwa 
progresji i regresji objawów choroby, ryzyka zgonu z powodu powikłań choroby oraz ryzyka występowania zdarzeń 
niepożądanych związanych z oceną profilu bezpieczeństwa wnioskowanej technologii (reakcje związane z infuzją leku)[41] 
(O), 

• wyniki niniejszej analizy wpływu na budżet zaprezentowano w ujęciu wszystkich pacjentów w stanie klinicznym wskazanym 
we wniosku pod postacią: liczebności populacji pacjentów, o której mowa w §6 ust. 1 i 2 Rozporządzenia [3], aktualnych 
wydatków na leczenie pacjentów z analizowanej populacji oraz prognozowanych wydatków na 3 lata realizacji 
proponowanego programu lekowego, zgodnie z zapisami Rozporządzenia Ministra Zdrowia [3] (por. rozdział 2.4.). 

 
W ramach analizy porównano nakłady finansowe z perspektywy płatnika publicznego (podmiotu zobowiązanego do finansowania 
świadczeń medycznych) ponoszone w ramach opieki nad pacjentami z analizowanej populacji w przypadku braku działań mających 
na celu rozszerzenie dostępu do wnioskowanej technologii (status quo, „scenariusz istniejący”; brak finansowania wnioskowanej 
technologii ze środków publicznych) oraz wysokość tych nakładów w sytuacji finansowania wnioskowanej technologii ze środków 
publicznych („nowy scenariusz”; por. rozdział 2.4.). W chwili obecnej, pacjent z analizowanej populacji nie ma możliwości 
stosowania wnioskowanej technologii. W scenariuszu istniejącym założono brak stosowania wnioskowanej technologii wśród 
wszystkich pacjentów (stosowanie BSC).  
 
Uwzględniono sugerowaną cenę zbytu netto wnioskowanej technologii na poziomie  

 
 

W opracowaniu założono refundację wnioskowanej technologii w ramach nowej, osobnej grupy limitowej. Zgodnie z art. 14 ustawy 
o refundacji [30] założono, że wnioskowana technologia będzie wydawana pacjentowi  

 
 
W ramach analizy wpływu na budżet uwzględniono trzy warianty oceny wielkości populacji docelowej: wariant najbardziej 
prawdopodobny, wariant minimalny i wariant maksymalny.  



Streszczenie 
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Przy ocenie skrajnych wariantów uwzględniono zakres niepewności parametrów wpływających na wielkość populacji docelowej 
zarówno w ramach scenariusza istniejącego jak i scenariusza nowego. 
Przeprowadzono ocenę liczebności populacji pacjentów w stanie klinicznym wskazanym we wniosku przy uwzględnieniu: 
opublikowanych informacji,  [71] oraz 
nieopublikowanych badań przeprowadzonych przez firmę Chiesi (szczegółowe informacje na temat badania kwestionariuszowego 
oraz jego wyników zamieszczono w rozdziale 12.3. Analizy ekonomicznej [116]). 
 
Ustalono, że w horyzoncie analizy liczba pacjentów z AM leczona w ramach proponowanego programu lekowego wyniesie 
(wartości zaokrąglone; przy ocenie kosztów nie stosowano zaokrągleń):  

 
Analizę wpływu na budżet przeprowadzono z uwzględnieniem wyników przeglądu systematycznego medycznych baz danych [41]. 
Przy ocenie wydatków z budżetu płatnika publicznego, w ramach niniejszej analizy wpływu na budżet, wykorzystano założenia i 
wartości parametrów wejściowych modelu decyzyjnego, szczegółowo opisane na etapie Analizy ekonomicznej [116]. 
 
Przeprowadzona analiza wpływu na system ochrony zdrowia decyzji dotyczącej finansowania wnioskowanej technologii ze 
środków publicznych, zgodna jest z Wytycznymi AOTMiT dla przeprowadzania ocen technologii lekowych [1] oraz spełnia 
minimalne wymagania Ministra Zdrowia przedstawione w rozporządzeniu [3]. 
 

WYNIKI I WNIOSKI 
 
Wyniki przeprowadzonej analizy wpływu na budżet wskazują, że podjęcie pozytywnej decyzji dotyczącej finansowania produktu 
leczniczego Lamzede® ze środków publicznych będzie związane ze wzrostem wydatków z budżetu płatnika publicznego 
przeznaczonego na finansowanie świadczeń gwarantowanych wśród pacjentów z analizowanej populacji.  
 
W ramach analizy wpływu na budżet ustalono, że wydatki z budżetu płatnika publicznego przeznaczone na refundację ceny 
produktu leczniczego Lamzede® (tylko koszt leku) wśród pacjentów z analizowanej populacji wyniosą:  

Wyniki analizy wpływu na budżet świadczą, że finansowanie wnioskowanej technologii ze środków wymagać będzie dodatkowych 
nakładów finansowych płatnika publicznego na poziomie: 
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Wyniki przeprowadzonej analizy wrażliwości potwierdziły przedstawione wnioski i założenia niniejszej analizy.  
 
Największy wpływ na wyniki odnotowano w przypadku zmiany założeń i źródeł informacji na temat liczebności populacji pacjentów 
z alfa-mannozydozą żyjących w Polsce (zmiana wyników analizy podstawowej w zakresie od -27% do +100%).  
 
Maksymalny wzrost wydatków z budżetu płatnika publicznego określony w ramach analizy wrażliwości nie przekraczał  

 Niemniej 
jednak uznano, że przedstawiony powyżej scenariusz z niewielkim prawdopodobieństwem może być obserwowane w praktyce 
klinicznej. 
 
Wykazano, że za finansowaniem produktu leczniczego Lamzede® ze środków publicznych przemawiają aspekty społeczne i 
etyczne.  
 
W chwili obecnej pacjent z analizowanej populacji nie ma możliwości stosowania jedynej dostępnej opcji terapeutycznej. 
Refundacja ceny wnioskowanej technologii zapewni możliwość stosowania zalecanej opcji terapeutycznej wśród pacjentów z 
analizowanej populacji. Chorzy ci nie mają w chwili obecnej żadnej alternatywy terapeutycznej. 
Dodatkowo wykazano, że proponowany sposób refundacji wnioskowanej technologii, pomimo braku spełnienia kryteriów 
utylitarnych (inkrementalny koszt uzyskania dodatkowego efektu przekraczający próg opłacalności) jest bardziej korzystny niż 
sposób finansowania innych enzymatycznych terapii zastępczych obecnie finansowanych ze środków publicznych w Polsce. Roczny 
koszt stosowania wnioskowanej technologii  jest niższy od kosztu stosowania aktualnie refundowanych enzymatycznych 
terapii zastępczych. Stosunek tego kosztu do liczby pacjentów kwalifikujących się do leczenia w Polsce jest również korzystniejszy 
dla wnioskowanej technologii względem aktualnie refundowanych enzymatycznych terapii zastępczych [116]. 
 



1. Cel analizy wpływu na system ochrony zdrowia 
2. Metody przeprowadzenia analizy wpływu na budżet 
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1. CEL ANALIZY WPŁYWU NA SYSTEM OCHRONY ZDROWIA 

 

Celem analizy była ocena wpływu na system ochrony zdrowia podjęcia decyzji dotyczącej finansowania 

ze środków publicznych stosowania produktu leczniczego Lamzede® (welmanazy alfa) w leczeniu 

pacjentów z alfa-mannozydozą. 
 

 

2. METODY PRZEPROWADZENIA ANALIZY WPŁYWU NA BUDŻET 

 

Zgodnie z wymogami Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji (AOTMiT) sprecyzowano 

kontekst niniejszego etapu oceny technologii medycznych. Schemat PICO (ang. population, intervention, 
comparison, outcome; populacja, interwencja, porównanie, wynik – osobno: efekt zdrowotny określony 

na podstawie badań klinicznych i punkt końcowy analizy wpływu na budżet) [1] niniejszej analizy 
przedstawia się następująco: 

• populację stanowili pacjenci z alfa-mannozydozą (ang. Alpha-mannosidosis, AM) wymagający 

enzymatycznej terapii zastępczej (P), 

• wnioskowaną technologię stanowiło stosowanie produktu leczniczego Lamzede® (welmanazy alfa, 
WA) wraz z najlepszą opieką wspomagającą (ang. Best Supportive Care, BSC) (I), 

• wnioskowaną technologię porównano ze stosowaniem opieki wspomagającej bez enzymatycznej 
terapii zastępczej (tylko BSC) (C),  

• w opracowaniu uwzględniono różnice między wnioskowaną technologią a komparatorem w 
zakresie: prawdopodobieństwa progresji i regresji objawów choroby, ryzyka zgonu z powodu 

powikłań choroby oraz ryzyka występowania zdarzeń niepożądanych związanych z oceną profilu 

bezpieczeństwa wnioskowanej technologii (reakcje związane z infuzją leku) [41] (O), 

• wyniki niniejszej analizy wpływu na budżet zaprezentowano w ujęciu wszystkich pacjentów w stanie 
klinicznym wskazanym we wniosku pod postacią: liczebności populacji pacjentów, o której mowa 

w §6 ust. 1 i 2 Rozporządzenia [3], aktualnych wydatków na leczenie pacjentów z analizowanej 

populacji oraz prognozowanych wydatków na 3 lata realizacji proponowanego programu lekowego, 

zgodnie z zapisami Rozporządzenia Ministra Zdrowia [3] (por. rozdział 2.4.). 

 
W ramach analizy porównano nakłady finansowe z perspektywy płatnika publicznego (podmiotu 

zobowiązanego do finansowania świadczeń medycznych) ponoszone w ramach opieki nad pacjentami z 

analizowanej populacji w przypadku braku działań mających na celu rozszerzenie dostępu do 

wnioskowanej technologii (status quo, „scenariusz istniejący”; brak finansowania wnioskowanej 

technologii ze środków publicznych) oraz wysokość tych nakładów w sytuacji finansowania 

wnioskowanej technologii ze środków publicznych („nowy scenariusz”; por. rozdział 2.4.). 
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W chwili obecnej wnioskowana technologia nie jest finansowana ze środków publicznych w Polsce. W 

scenariuszu istniejącym założono brak stosowania wnioskowanej technologii wśród wszystkich 

pacjentów.  
 

W ramach analizy wpływu na budżet uwzględniono trzy warianty oceny zakresu wpływu finansowania 

ocenianego produktu na budżet płatnika publicznego i liczebności populacji docelowej: wariant 

najbardziej prawdopodobny, wariant minimalny i wariant maksymalny.  

Przy ocenie skrajnych wariantów uwzględniono zakres niepewności parametrów wpływających na 

wielkość populacji docelowej i zużycie zasobów medycznych zarówno w ramach scenariusza istniejącego 

jak i scenariusza nowego. 

 
Analizę wpływu na budżet przeprowadzono z uwzględnieniem wyników przeglądu systematycznego 

medycznych baz danych przygotowanego przez Centrum HTA Sp. z o.o. OTM Sp. komandytowa [41].  

Przy ocenie wydatków z budżetu płatnika publicznego, w ramach niniejszej analizy wpływu na budżet 

wykorzystano wartości parametrów, założenia i wyniki modelu decyzyjnego, szczegółowo opisanego na 

etapie Analizy ekonomicznej [116]. 

 

W niniejszej analizie wykorzystano ogólnie akceptowalne metody biostatystyczne i epidemiologiczne [1]-

[29], [34], [35]. 
 

Przeprowadzona analiza wpływu na system ochrony zdrowia decyzji dotyczącej finansowania 

wnioskowanej technologii ze środków publicznych zgodna jest z Wytycznymi AOTMiT dla 

przeprowadzania ocen technologii lekowych [1] oraz spełnia minimalne wymagania Ministra Zdrowia 

przedstawione w rozporządzeniu [3]. 

 

2.1. OCENIANA TECHNOLOGIA I SPOSÓB JEJ FINANSOWANIA 

 

Firma Chiesi Poland Sp. z o.o. wnioskuje o objęcie refundacją produktu leczniczego Lamzede® w ramach 
części B Wykazu refundowanych leków, środków spożywczych specjalnego przeznaczenia żywieniowego 

oraz wyrobów medycznych („Leki dostępne w ramach programu lekowego”) umożliwiające stosowanie 

wnioskowanej technologii w ramach proponowanego programu lekowego [40]. 

 

Wnioskowana technologia nie jest obecnie finansowana ze środków publicznych w Polsce [37].  

W opracowaniu uwzględniono refundację wnioskowanej technologii w ramach nowej grupy limitowej, 

gdyż rozważana decyzja sprowadza się do objęcia refundacją kosztu stosowania leku sierocego 



2.1. Oceniana technologia i sposób jej finansowania 
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niemającego żadnego odpowiednika i alternatywy terapeutycznej. Na tej podstawie refundacja w nowej 

grupie zgodna jest z zapisami art. 15 ust. 2 i 3 ustawy o refundacji [30].  

 

Analiza aspektów ustawy o refundacji leków [30] dotycząca kwalifikacji do osobnej lub istniejącej grupy 

limitowej została zestawiona w tabeli poniżej. 
 
Tabela 1. Ocena zasadności kwalifikacji Lamzede® do istniejącej grupy limitowej. 

Ustawowe kryteria kwalifikacji - art. 15 ust. 2 i 3 
[30] Aspekty związane z refundacją Lamzede® 

Ta sama nazwa międzynarodowa lub inna nazwa 
międzynarodowa, ale podobne działanie 

terapeutyczne i zbliżony mechanizm działania leków 
we wspólnej grupie 

Niespełnione. Brak odpowiednika i alternatywy 
terapeutycznej w Wykazie [37] 

Taki sam zakres wskazań objętych refundacją leków 
we wspólnej grupie 

Niespełnione. Brak odpowiednika i alternatywy 
terapeutycznej w Wykazie [37] 

Podobna skuteczność leków we wspólnej grupie Niespełnione. Brak odpowiednika i alternatywy 
terapeutycznej w Wykazie [37] 

Droga podania leku lub jego postać farmaceutyczna 
w istotny sposób ma wpływ na efekt zdrowotny lub 

dodatkowy efekt zdrowotny – oddzielna grupa 
Niespełnione. Brak odpowiednika i alternatywy 

terapeutycznej w Wykazie [37] 

Podobny efekt zdrowotny lub podobny dodatkowy 
efekt zdrowotny pomimo odmiennych mechanizmów 

działania leków we wspólnej grupie 
Niespełnione. Brak odpowiednika i alternatywy 

terapeutycznej w Wykazie [37] 

 

Zgodnie z art. 14 ustawy o refundacji [30] założono, że wnioskowana technologia będzie wydawana 

pacjentowi bezpłatnie. 

 

Podstawowe informacje na temat wnioskowanej technologii i proponowanego sposobu jej finansowania 
ze środków publicznych przedstawiono w tabeli poniżej. 

 
Tabela 2. Oceniana technologia i sugerowany sposób jej finansowania. 

Aspekt Wartość 
Wnioskowana technologia 

Nazwa handlowa Lamzede® 
Substancja czynna Velmanase alfa 

Kod ATC A16AB15 [33] 
Data pozwolenia 

dopuszczenia do obrotu 23 marca 2018 r. 

Postać farmaceutyczna proszek do sporządzania roztworu do infuzji 
Zawartość opakowania fiolka zawierająca 10 mg (1,5 lub 10 fiolek w opakowaniu) 
Kategoria dostępności Rpz  

Podmiot odpowiedzialny Chiesi Farmaceutici S.p.A. 
Sugerowany sposób finansowania 

Kategoria dostępności 
refundacyjnej 

Lek, środek spożywczy specjalnego przeznaczenia żywieniowego stosowany w ramach 
programu lekowego (art. 6 ust 1 pkt 2 ustawy [30]) 

Grupa limitowa osobna, nowa grupa 
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Wnioskowaną technologię stanowiło stosowanie welmanazy alfa (WA) w połączeniu z BSC. 

Zgodnie z zalecanym schematem dawkowania [57] oraz dawkowaniem stosowanym w badaniach 

klinicznych zidentyfikowanych na etapie Analizy klinicznej [41] uwzględniono stosowanie WA w dawce 
1 mg/kg masy ciała, podawanej raz na tydzień w infuzji dożylnej o kontrolowanej szybkości. 

 

Każde opakowanie ocenianego produktu zawiera jedną fiolkę z 10 mg substancji czynnej. W 

opracowaniu uwzględniono wyłącznie koszt substancji czynnej zużywanej w leczeniu pacjenta, bez 

kosztu niewykorzystanej części fiolki, zgodnie z zasadami rozliczeń substancji czynnych stosowanych w 

programach lekowych.  

 

W ramach analizy ocenę zużycia wnioskowanej technologii dokonano z uwzględnieniem informacji 
wykorzystanych w ramach analizy ekonomicznej [116]:  

• możliwość przerwania leczenia z powodu braku odpowiedzi na leczenie w 1. roku leczenia (oceny 

dokonano na podstawie braku odpowiedzi określonej na podstawie analizy post hoc badania 
klinicznego rhLAMAN-05, tj. 13,3% w pierwszym roku leczenia [102]; wartość tą przypisano 

pacjentom rozpoczynającym leczenie WA w danym roku horyzontu czasowego analizy wpływu na 

budżet); 

• prawdopodobieństwo zakończenia leczenia z powodu zgonu chorego na poziomie 0,69% rocznie 
(zakres: od 0 do 2% rocznie) – wartość określona na podstawie wyników modelowania (średnie 

roczne ryzyko w okresie pierwszych 3 lat stosowania WA); 

W/w wartości przypisano dopiero po zakończeniu każdego roku leczenia, tj. wśród pacjentów, u których 

dyskontynuacja stosowania welmanazy alfa mogłaby nastąpić w trakcie roku, leczenie zakończono 

dopiero po upływie tego roku. 

 
Szczegółowe informacje na temat wnioskowanej technologii zamieszczono w Analizie problemu 

decyzyjnego [40]. 

 
2.2. PERSPEKTYWA ANALIZY 

 

Analizowany problem decyzyjny dotyczy objęcia refundacją i ustalenia urzędowej ceny dla produktu 

leczniczego Lamzede® w ramach części B „Leki stosowane w ramach programów lekowych” Wykazu 

refundowanych leków, środków spożywczych specjalnego przeznaczenia żywieniowego oraz wyrobów 

medycznych [40] (por. rozdział 2.1.).  



2.2. Perspektywa analizy 
2.3. Horyzont czasowy analizy 
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Proponowany sposób refundacji uwzględnia współpłacenie świadczeniobiorcy [30].  

Co więcej wyniki analizy ekonomicznej dla rozważanego problemu decyzyjnego [116] wskazują na 

nieistotny udział kosztu z perspektywy świadczeniobiorcy w całkowitych kosztach medycznych 
pacjentów z analizowanej populacji. 

 

Mając powyższe na uwadze, zgodnie z Wytycznymi dla przeprowadzania ocen technologii medycznych, 

opublikowanymi przez AOTMiT [1], niniejsza analiza wpływu na budżet została przeprowadzona z 

perspektywy płatnika publicznego (podmiotu zobowiązanego do finansowania świadczeń ze środków 

publicznych; Narodowego Funduszu Zdrowia). 

 

2.3. HORYZONT CZASOWY ANALIZY  

 
W analizie wpływu na budżet dokonuje się oceny wpływu danej technologii medycznej na jednoroczny 

budżet opieki zdrowotnej w czasie kilku lat następujących po podjęciu decyzji o finansowaniu ze środków 

publicznych nowej technologii, zazwyczaj do ustalenia się równowagi na rynku lub co najmniej w ciągu 

pierwszych 2 lat od daty rozpoczęcia finansowania danej technologii medycznej ze środków publicznych 

[1]. 

 

Punkt początkowy niniejszej analizy obejmuje pierwszy rok, w którym będzie możliwe stosowanie 

refundowanego produktu leczniczego Lamzede® w ramach scenariusza nowego (przy założeniu 
pozytywnej decyzji Ministra Zdrowia dotyczącej objęcia refundacją wnioskowanej technologii). Założono 

objęcie refundacją wnioskowanej technologii pod koniec 2021 roku (wejście w życie Obwieszczenia 

Ministra Zdrowia wprowadzającego wnioskowaną technologię do Wykazu refundowanych leków, 

środków spożywczych specjalnego przeznaczenia żywieniowego oraz wyrobów medycznych) i pierwsze 

wykorzystanie wnioskowanej technologii wśród pacjentów z analizowanej populacji na początku 2022 

roku. Założono, że pierwszy rok analizy będzie obejmował cały 2022 rok.  

 

Ustalono, że ze względu na charakter wnioskowanej technologii (lek sierocy niemający alternatywy 
terapeutycznej) moment stabilizacji analizowanego rynku powinien wystąpić szybko i na tej podstawie 

przyjęto, że będzie to okres pierwszych 3 lat obowiązywania pozytywnej decyzji refundacyjnej Ministra 

Zdrowia.  

Zasadność przyjęcia okresu wynoszącego co najmniej 2 lata potwierdzają informacje w art. 11. ust. 3 

pkt. 3 Ustawy o refundacji [30] świadczące, iż pozytywne rozpatrzenie wniosku o objęcie refundacją i 

ustalenie urzędowej ceny dla produktu Lamzede®, stosowanego w analizowanym wskazaniu, będzie 

obowiązywać przez 2 lata od decyzji Ministra Zdrowia. Założono, że już pierwszego roku wszyscy 
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pacjenci spełniający kryteria kwalifikacji do proponowanego programu lekowego będą stosować 

wnioskowaną technologię. 

 
W ramach analizy wpływu na budżet dotyczącej stosowania produktu leczniczego Lamzede® w 

analizowanym wskazaniu przeprowadzono symulację wysokości nakładów finansowych z jednorocznego 

budżetu płatnika publicznego. Przeprowadzono również ocenę konsekwencji finansowych dla kolejnych 

lat obserwacji w odniesieniu do porównywanych ze sobą możliwych scenariuszy („nowy scenariusz” vs 

„scenariusz istniejący”) w okresie 3 pierwszych lat obowiązywania pozytywnej decyzji Ministra Zdrowia, 

przy corocznej ocenie wydatków z budżetu płatnika publicznego. 

 

2.4. SCENARIUSZE PORÓWNYWANE I PUNKTY KOŃCOWE ANALIZY  
 

W ramach analizy porównano nakłady finansowe z perspektywy płatnika publicznego ponoszone w 

ramach opieki nad pacjentami z analizowanej populacji w przypadku braku działań mających na celu 

rozszerzenie dostępu do wnioskowanej technologii (status quo, „scenariusz istniejący”; brak 

finansowania welmanazy alfa ze środków publicznych wśród pacjentów z analizowanej populacji) oraz 

wysokość tych nakładów w sytuacji finansowania wnioskowanej technologii ze środków publicznych 

(„nowy scenariusz”).  

 
W chwili obecnej, pacjent z analizowanej populacji nie ma możliwości stosowania wnioskowanej 

technologii. W scenariuszu istniejącym założono brak stosowania wnioskowanej technologii wśród 

wszystkich pacjentów – uwzględniono BSC [116].  

 

Wyniki analizy wpływu na budżet przedstawiono w ujęciu wszystkich pacjentów, którzy mogliby 

stosować wnioskowaną technologię w danym roku w Polsce (por. rozdział 2.5.1.). Uwzględniono 

wszystkie koszty bezpośrednie medyczne w okresie podawania porównywanych technologii oraz po jego 

zakończeniu (maksymalnie do końca roku obserwacji). 

 
Zgodnie z założeniami Analizy ekonomicznej [116] w opracowaniu uwzględniono możliwość wystąpienia 

różnicy między porównywanymi interwencjami w zakresie efektów zdrowotnych. W opracowaniu 

uwzględniono wyłącznie konsekwencje kosztowe skuteczności klinicznej porównywanych interwencji. 

 

Zestawienie założeń porównywanych scenariuszy przedstawiono w tabeli poniżej. 

 



2.4. Scenariusze porównywane i punkty końcowe analizy 
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Tabela 3. Zestawienie założeń porównywanych scenariuszy. 

 Scenariusz istniejący (status quo) Nowy scenariusz 
Schematy leczenia BSC WA+BSC 

Stosowania wnioskowanej 
technologii  Przyjęto brak możliwości  Tak, u 100% pacjentów z analizowanej 

populacji 
Charakter różnic w 

skuteczności pomiędzy 
interwencjami 

Poza różnicą w zasobach medycznych i kosztach związanych ze stosowaniem 
porównywanych interwencji uwzględniono wyniki modelu Analizy ekonomicznej [116] pod 

postacią rocznego kosztu dodatkowej opieki  
Inne różnice Brak  

 

W ramach niniejszej analizy wpływu na system ochrony zdrowia przedstawiono: 

• wielkość populacji, o której mowa w §6 ust. 1 i 2 rozporządzenia [3] (por. rozdział 2.5.), 

• ilościową prognozę rocznych wydatków podmiotu zobowiązanego do finansowania świadczeń ze 
środków publicznych, jakie będą ponoszone na leczenie pacjentów w stanie klinicznym wskazanym 

we wniosku, z wyszczególnieniem składowej wydatków stanowiącej refundację ceny wnioskowanej 

technologii przy założeniu, że minister właściwy do spraw zdrowia nie wyda decyzji o objęciu 

refundacją, o której mowa w art. 11 ust. 1 ustawy, zgodnie z §6 ust. 4 rozporządzenia [3] (prognoza 

opisana jako „scenariusz istniejący”, status quo), 

• ilościową prognozę rocznych wydatków podmiotu zobowiązanego do finansowania świadczeń ze 
środków publicznych, jakie będą ponoszone na leczenie pacjentów w stanie klinicznym wskazanym 

we wniosku, z wyszczególnieniem składowej wydatków stanowiącej refundację ceny wnioskowanej 

technologii, przy założeniu, że minister właściwy do spraw zdrowia wyda decyzję o objęciu 

refundacją, o której mowa w art. 11 ust. 1 ustawy, zgodnie z §6 ust. 5 rozporządzenia [3] (prognoza 
opisana jako „nowy scenariusz”), 

• oszacowanie różnicy między w/w prognozami, zgodnie z §6 ust. 6 rozporządzenia [3], 

• zgodnie z §6 ust. 7 rozporządzenia [3], przedstawiono również prognozy i różnice w ich wartościach 
dla dwóch skrajnych scenariuszy wielkości populacji docelowej (warianty opisane jako minimalny i 

maksymalny). 

 

W ramach niniejszej analizy podjęto również próbę oszacowania aktualnych rocznych wydatków 
podmiotu zobowiązanego do finansowania świadczeń ze środków publicznych, ponoszonych na leczenie 

pacjentów w stanie klinicznym wskazanym we wniosku, z wyszczególnieniem składowej wydatków 

stanowiącej refundację ceny wnioskowanej technologii, o ile występuje, zgodnie z §6 ust. 3 

rozporządzenia [3]. Z uwagi na brak jakichkolwiek informacji na temat wydatków płatnika publicznego 

na leczenie pacjentów z analizowanej populacji, przy ocenie całkowitych wydatków z budżetu płatnika 

publicznego przeznaczonych na finansowanie opieki nad pacjentami z analizowanej populacji, 

przeprowadzono modelowanie analogiczne do opisanych wyżej prognoz (wyniki scenariusza istniejącego 

dla 1 roku analizy).  
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2.5. CHARAKTERYSTYKA I WIELKOŚĆ ANALIZOWANEJ POPULACJI  

 

2.5.1. CHARAKTERYSTYKA ANALIZOWANEJ POPULACJI 
 

Zarejestrowane wskazanie do stosowania ocenianego produktu leczniczego obejmuje leczenie objawów 

pozaneurologicznych u pacjentów z łagodną do umiarkowanej alfa-mannozydozą [57]. 

Niemniej jednak ustalono, że tylko część chorych na AM żyjących w Polsce kwalifikować się będzie do 

stosowania wnioskowanej technologii  

 U pozostałych pacjentów stosowanie welmanazy alfa nie jest zasadne klinicznie z powodu niskiej 

aktywności choroby i/lub zadowalających wyników zdrowotnych standardowej opieki (np. przeszczepu 

komórek hematopoetycznych przeprowadzonym we wczesnym wieku, zazwyczaj do 5. roku życia). 
 

W opracowaniu wykorzystano model Analizy ekonomicznej [116]. Oznacza to, że uwzględniono 

charakterystyki pacjentów zgodne z założeniami i wynikami tego modelu. 

Uwzględniono charakterystykę chorych jak w badaniach klinicznych dla wnioskowanej technologii 

(rhLAMAN-05, rhLAMAN-10). Mając na uwadze fakt, iż wiek diagnozy analizowanej grupy chorych ściśle 

koreluje ze stopniem zaawansowania choroby i schematami postępowania, w ramach analizy rozważano 

również grupy wieku skonstruowane przy założeniu, że wśród pacjentów w wieku poniżej 6 lat 

wnioskowana technologia nie będzie stosowana (u takich pacjentów wdrażane jest postępowanie 
uwzględniające przeszczep komórek hematopoetycznych). Informacje na temat charakterystyk chorych 

zostały dostarczone przez Zamawiającego wraz z modelem ekonomicznym [59]. 

 
Tabela 4. Wejściowa charakterystyka pacjentów z analizowanej populacji (dane z badania rhLAMAN-10 i 
warunków brytyjskich). 

 Wszyscy pacjenci Grupa 6-11 lat Grupa 12-18 lat Grupa 18+ 
Średni wiek 11 8 15 25 

Udział grupy wieku* - 71,4% 14,3% 14,3% 
Odsetek chłopców 60,6% 

* wśród pacjentów w Wielkiej Brytanii [59]. 
 

W/w charakterystyki pacjentów uwzględniono przy ocenie zużycia porównywanych interwencji.  

Masę ciała pacjentów z analizowanej populacji określono na podstawie zależnej od wieku i płci masy 
ciała osób z populacji ogólnej Polski. Wykorzystano w tym celu informacje na temat zależnych od wieku 

i płci masy ciała osób z populacji Polski w wieku do 15 roku życia [55] oraz danych dotyczących masy 

ciała dorosłych osób z Polski [56] (por. informacje w arkuszu „PL data” modelu dołączonego do 

opracowania). 



2.5. Charakterystyka i wielkość analizowanej populacji 
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Założono, że  

 [71] (szczegóły w Analizie ekonomicznej [116].). 

 
W opracowaniu uwzględniono populację otwartą pacjentów – obserwacji poddawano zagregowaną 

grupę pacjentów leczonych z wykorzystaniem porównywanych interwencji każdego roku horyzontu 

czasowego.  

Nie poddawano obserwacji każdego pacjenta osobno, gdyż brakuje wiarygodnych informacji 

umożliwiających przeprowadzenie tego typu analizy.  

W pierwszej kolejności oceniono rozpowszechnienie stanu klinicznego wskazanego we Wniosku każdego 

roku (liczbę pacjentów mogących rozpoczynać leczenie z wykorzystaniem wnioskowanej technologii 

każdego roku) i następnie określono wydatki z budżetu płatnika publicznego przy uwzględnieniu danych 

wejściowych i wyników modelu Analizy ekonomicznej [116]. 
W opracowaniu założono, że kohorta pacjentów rozpoczynająca leczenia WA w poprzednich latach 

będzie się starzeć – wśród tych pacjentów założono wzrost średniego wieku o 1 rok każdego roku 

horyzontu czasowego analizy. Wśród pacjentów rozpoczynających leczenie welmanazą alfa w danym 

roku uwzględniono średni wiek jak w punkcie początkowym Analizy ekonomicznej [116]. 

 

2.5.2. LICZEBNOŚĆ POPULACJI 

 

Przeprowadzono ocenę liczebności populacji pacjentów w stanie klinicznym wskazanym we wniosku przy 
uwzględnieniu: opublikowanych informacji, 

 (szczegółowe informacje na temat badania kwestionariuszowego oraz 

jego wyników zamieszczono w rozdziale 12.3. Analizy ekonomicznej [116]) oraz  

 

 

Informacje uzyskane od eksperta klinicznego zostały poddane weryfikacji na podstawie informacji 

epidemiologicznych dotyczących alfa-mannozydazy.  

 
2.5.2.1. LICZEBNOŚĆ POPULACJI, O KTÓREJ MOWA W § 6 UST. 1 PKT. 1 

ROZPORZĄDZENIA [3] 

 

Brakuje w pełni wiarygodnych informacji na temat chorobowości alfa-mannozydazy w Polsce. 

Zidentyfikowane informacje zostały przedstawione w tabeli i rysunku poniżej. 
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Tabela 5. Chorobowość AM w Polsce. 

Źródło Parametr Wartość 
parametru 

Liczba 
żyjących 
chorych 

Uwagi 

 

    
  

  

 
  

 

  
 

 
maksymalna 

liczba chorych 22 

Dane z 
norweskiej bazy 

mutacji [63] 
liczba chorych z 

Polski 17 pacjentów 17 
dane nieaktualizowane od 2016 roku; 

pacjenci nie są wykluczani w momencie 
śmierci 

 
 
 

 

 
    

 
 
 

 
  

 
 

 
* uwzględniono liczebność populacji Polski pod koniec 2020 roku (38 265 013) [76] 
 

 
Rysunek 1. Informacje na temat liczby chorych w norweskiej bazie mutacji [63]. 
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Na podstawie przedstawionych informacji, mając na uwadze ograniczenia innych źródeł (por. kolumna 

„Uwagi” z tabeli powyżej) w ramach niniejszej analizy uznano, że  

 
Nie wszyscy w/w chorzy kwalifikują się do leczenia z wykorzystaniem wnioskowanej technologii. 

Opierając się na informacjach uzyskanych od eksperta klinicznego [71] określono, że  

 

 

 

 

 

 

 
 

Informacje na temat zapadalności na alfa-mannozydazę (nowi pacjenci, którzy mogą rozpoczynać 

leczenie od 2. roku horyzontu czasowego) określono przy uwzględnieniu wszystkich dostępnych źródeł 

informacji (tabela poniżej). 

 
Tabela 6. Zapadalność na alfa-mannozydazę. 

Źródło Parametr Kraj, okres Liczba chorych 
rocznie Uwagi 

 

 
   

 
    

Al-Jasmi et al, 2010 
[67] 

wsp. 
chorobowości 

kohorty 
urodzeniowej 

Emiraty 
Arabskie, 

1995–2010 
5,4* (maksymalny) Inny kraj 

Hult et al, 2014 
[68] 

wsp. 
chorobowości 

kohorty 
urodzeniowej 

Szwecja, 
1984–2009 

0,2* na rok (inaczej: 
1 co 5 lat) Inny kraj 

Menéndez-Sainz et 
al, 2012 [77] 

wsp. 
chorobowości 

kohorty 
urodzeniowej 

Kuba, 1990–
2005 2,6* Inny kraj 

 
 
 

 

 
   

 
 

 

 
 

   
 

 
 

 

Applegarth et al, 
2000 [78] 

wsp. 
chorobowości 

kohorty 
urodzeniowej 

Kanada, 1972–
1996 0,7* Inny kraj 

Pinto et al, 2004 
[79] 

wsp. 
chorobowości 

kohorty 
urodzeniowej 

Północna 
Portugalia, 
1982–2001 

0,4* Inny kraj 
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Źródło Parametr Kraj, okres Liczba chorych 
rocznie Uwagi 

Poorthuis et al, 
1999 [80] 

wsp. 
chorobowości 

kohorty 
urodzeniowej 

Holandia, 
1970–1996 0,3* Inny kraj 

Poupětová et al, 
2010 [81] 

wsp. 
chorobowości 

kohorty 
urodzeniowej 

Czechy, 1975–
2008 1,4* Inny kraj 

Meikle et al, 1999 
[82] 

wsp. 
chorobowości 

kohorty 
urodzeniowej 

Australia, 
1980-1996 0,3* Inny kraj 

* określono przy uwzględnieniu liczebności kohorty urodzeniowej w 2020 roku (356 540) [76] 
 

 

Maksymalny 

zakres niepewności został określony na podstawie wszystkich w/w źródeł, łącznie ze źródłami 

dotyczącymi innych krajów. Wyniósł od 0 do 5,4 przypadków rocznie. 

 

Dysponując informacjami na temat chorobowości, rocznej zapadalności na alfa-mannozydazę i odsetka 
pacjentów kwalifikujących się do stosowania welmanazy alfa, przy uwzględnieniu danych dotyczących 

ryzyka dyskontynuacji leczenia welmanazy alfa opisanych w rozdziale 2.1. (ryzyko zgonu i zaprzestania 

leczenia z innych powodów) określono liczbę pacjentów z alfa-mannozydazą, którzy mogliby korzystać 

z leczenia welmanazą alfa każdego roku refundacji. 

Wyniki (zaokrąglone do pełnych pacjentów; w obliczeniach nie uwzględniono zaokrągleń) przedstawiono 

w tabeli poniżej. 



2.5. Charakterystyka i wielkość populacji docelowej  
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2.5.2.2. LICZEBNOŚĆ POPULACJI, O KTÓREJ MOWA W § 6 UST. 1 PKT. 2 

ROZPORZĄDZENIA [3] 

 

W ramach niniejszej analizy założono, że wszyscy pacjenci z analizowanej populacji, którzy kwalifikować 

się będą do leczenia welmanazą alfa (100%) będą stosować wnioskowaną technologię  

 

 
Tym samym uznano, że liczebność populacji, o której mowa w art. 6 ust. 1 pkt. 1 lit. b [3] jest taka 

sama jak liczebność populacji, o której mowa w art. 6 ust. 1 pkt. 2 [3]. 

 

2.5.2.3. PODSUMOWANIE INFORMACJI NA TEMAT LICZEBNOŚCI POPULACJI 

PACJENTÓW 

 

Podsumowanie informacji na temat wielkości populacji docelowej, uwzględnionej w ramach analizy 

podstawowej przedstawiono w tabeli poniżej. 
 
Tabela 8. Podsumowanie wielkości populacji pacjentów, uwzględnionej w ramach analizy podstawowej – dane 
typu zapadalność. W nawiasach podano wyniki skrajnych scenariuszy: minimalnego i maksymalnego; wartości 
zaokrąglone. 

2.6. ANALIZA WPŁYWU NA SKUTKI ZDROWOTNE  

 

Nie przeprowadzono szczegółowej analizy wpływu na skutki zdrowotne.  

 

2.7. KOSZTY UWZGLĘDNIONE W OPRACOWANIU 
 

W ramach niniejszego opracowania uwzględniono zasoby zużywane w trakcie leczenia pacjentów z AM 

w warunkach polskich. 
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Zasoby uwzględnione w analizie związane są z kosztami z perspektywy płatnika publicznego i/lub 

świadczeniobiorcy (perspektywę wspólną pominięto w ramach niniejszej analizy). Uwzględniono 

wyłącznie koszty bezpośrednie medyczne. 
 

Dane kosztowe zebrano w listopadzie 2021 roku.  

W opracowaniu uwzględniono analogiczne założenia i dane wejściowe dla kosztów jak w przypadku 

Analizy ekonomicznej [116].  

 

Na podstawie wyników modelu analizy ekonomicznej [116] określono średnie koszty opieki medycznej 

nieuwzgledniającej kosztów bezpośrednio związanych ze stosowaniem porównywanych interwencji 

(koszt welmanazy alfa, koszt podawania WA, koszt monitorowania i diagnostyki, koszt leczenia zdarzeń 
niepożądanych), tj. kosztów BSC. Roczne, niezdyskontowane wartości tych kosztów w przeliczeniu na 1 

pacjenta stosującego porównywane interwencje na początku 1. roku przedstawiono w tabeli poniżej. 

 
Tabela 9. Roczne koszty BSC na podstawie modelowania opisanego w [116]. 

 Lamzede® + BSC BSC 
W 1. roku   

 

Koszt wnioskowanej technologii został określony na podstawie propozycji Wnioskodawcy. Uwzględniono 

sugerowaną cenę zbytu netto wnioskowanej technologii na poziomie  

 
 

Średnie zużycie fiolek wnioskowanej technologii określono na podstawie modelu analizy ekonomicznej 

[116] (zależna od wieku masa ciała, dawka: 1 mg/kg/tydzień), przy uwzględnieniu aspektów starzenia 

się kohorty rozpoczynających leczenie w latach poprzednich opisanych w rozdziale 2.5.1. 

Ustalono, że pacjent w 1. roku leczenia (w roku od momentu rozpoczęcia leczenia w programie) zużywa 

średnio 216,27 fiolek wnioskowanej technologii (wiek 11 lat); w 2. i 3. roku stosowania welmanazy alfa 

zużywa odpowiednio 241,81 i 270,93 fiolek wnioskowanej technologii. 

 
Bezpośrednie dane wejściowe analizy ekonomicznej w zakresie kosztów (wykorzystane m.in. do 

kalkulacji w/w kosztów) przedstawiono w tabeli poniżej (szczegóły w [116]). 

 

 

 

 



2.7. Koszty uwzględnione w opracowaniu  
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Tabela 10. Wartości parametrów dotyczących kosztów uwzględnionych w Analizie ekonomicznej [116]. 

Parametr Wartość Źródło 

Cena zbytu netto 
wnioskowanej 

technologii  

 
Prezentacja Cena zbytu netto  

Lamzede® 10 mg 4838,63 PLN 

 

 

 

 
 
 

Założenia, [40] 

Ocena zużycia 
wnioskowanej 

technologii 
Tylko wykorzystana część fiolki; dawka: 1 mg na kg masy ciała co 

tydzień 
Założenia, [37], 

[40] 

Średni wiek i odsetek 
mężczyzn 11 lat, 60,6% 

Badanie rhLAMAN-
10, 

charakterystyka 
pacjentów z 

Wielkiej Brytanii 

Masa ciała pacjentów 

 
Wiek Kobiety, kg Mężczyźni, kg 

0 7,1 7,4 
1 11,4 11,7 
2 13,3 14,4 
3 16,4 16,9 
4 18,1 19,2 
5 21,0 21,3 
6 23,3 25,4 
7 26,5 27,6 
8 29,9 30,5 
9 32,8 35,1 
10 37,8 37,3 
11 40,6 42,0 
12 44,1 47,8 
13 49,5 53,5 
14 53,2 56,8 
15 56,2 62,6 
16 59,2 68,3 
17 62,1 74,1 

18+ 65,1 79,8 
 
 

[55], [56] 

Koszt podania WA   

Roczny koszt diagnostyki   

Ryzyko i koszt zdarzeń 
niepożądanych 

9,1%; koszt na poziomie dodatkowego dnia hospitalizacji w ramach 
programu 

Model oryginalny 
[59]: Badanie 
rhLAMAN-10 i 

panel ekspertów 

Koszt BSC: zabiegi 
chirurgiczne (ważone z 
uwzględnieniem ryzyka 
występowania i kosztu 

jednostkowego) 

 
 WU WWA WC SI 

BSC 2 990,21 
PLN 

2 443,08 
PLN 

2 073,61 
PLN 

145,84 
PLN 

WA+BSC 2 990,21 
PLN 

2 443,08 
PLN 

2 073,61 
PLN 

145,84 
PLN 

 
 

Model oryginalny 
[59] (badanie 
rhLAMAN-10 i 

panel ekspertów), 
opinia eksperta z 

Polski 

Koszt BSC: koszt stanów   Model oryginalny 
[59] (badanie 
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Parametr Wartość Źródło 

 WU WWA WC SI 
Short 
end-
stage 

Bez 
zakażenia 

6 
987,66 

PLN 

12 
535,03 

PLN 

13 
262,19 

PLN 

17 
849,19 

PLN 
- 

Z 
zakażeniem, 

dorośli 

39 
003,02 

PLN 

45 
097,52 

PLN 

46 
194,15 

PLN 

52 
708,92 

PLN 

95 
988,21 

PLN 
Z 

zakażeniem, 
dzieci 

34 
053,50 

PLN 

40 
148,00 

PLN 

41 
244,63 

PLN 

47 
759,40 

PLN 

97 
619,43 

PLN 
 
 

rhLAMAN-10 i 
panel ekspertów), 
opinia eksperta z 

Polski 

Opierając się na Wytycznych przeprowadzania ocen technologii medycznych [1], w ramach niniejszej 

analizy wpływu na budżet nie uwzględniono dyskontowania. 

 

2.8. METODY ESTYMACJI WYNIKÓW ANALIZY W UJĘCIU POPULACYJNYM 

 

Zastosowana w niniejszej analizie metoda estymacji wyników w ujęciu populacyjnym uwzględnia 

obserwację rocznej liczby pacjentów, która pozwala określić sumaryczne zużycie danych zasobów lub 

sumaryczne koszty w ujęciu populacyjnym. 



2.9. Analiza wrażliwości i wykaz parametrów analizy wpływu na budżet 
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W uproszczeniu, iloczyn liczby pacjentów w danym roku oraz rocznego zużycia danego zasobu 

medycznego i jego kosztu jednostkowego pozwala określić całkowite wydatki wśród pacjentów w stanie 

klinicznym wskazanym we wniosku. 

 

2.9. ANALIZA WRAŻLIWOŚCI I WYKAZ PARAMETRÓW ANALIZY WPŁYWU NA 
BUDŻET  

 

W ramach analizy podstawowej uwzględniono trzy warianty:  

• najbardziej prawdopodobny, uwzględniający realistyczne wartości parametrów dotyczących 
wielkości analizowanej populacji i wpływu refundacji wnioskowanej technologii na budżet płatnika 

publicznego,  
• minimalny, uwzględniający skrajne założenia i wartości z zakresu niepewności parametrów 

dotyczących wielkości analizowanej populacji, generujące minimalne wydatki z budżetu,  

• maksymalny, uwzględniający skrajne założenia i wartości zakresu niepewności parametrów 

dotyczących wielkości analizowanej populacji, generujące maksymalne wydatki z budżetu. 
Parametry poszczególnych wariantów zostały przedstawione w tabeli poniżej (szczegóły dotyczące 

parametrów oceny wielkości populacji zostały przedstawiono w rozdziale 2.5.). 

 

 
Tabela 11. Charakterystyka wariantów wielkości populacji docelowej uwzględnionych w ramach analizy 
podstawowej. 

 Wariant 
prawdopodobny Wariant minimalny Wariant maksymalny 

Chorobowość alfa-mannozydazy 
(liczba chorych) 11 9 22 

Zapadalność na alfa-
mannozydazę (liczba chorych) 0,50 0 6,07 

% kwalifikujących się do leczenia 61% 25% 100% 
Roczna śmiertelność 0,69% 2% 0% 

 

Wspólne parametry wszystkich wariantów przedstawiono w tabeli poniżej. 
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Tabela 12. Wykaz wszystkich parametrów analizy wpływu na budżet – parametry wspólne wariantów oceny 
wielkości populacji. 

Parametr Wartość 
Średni wiek (rozpoczęcie leczenia) 11 lat (wpływa na zużycie WA) 

Zużycie fiolek welmanazy alfa w zależności 
od roku stosowania leku 

216,27 w 1. 
 241,81 w 2. 
 270,93 w 3. 

Cena zbytu netto wnioskowanej technologii  

 
   

 
 

Roczny koszt dodatkowy (podawania, 
monitorowania, diagnostyki, leczenia 

zdarzeń niepożądanych) 
27 940,60 PLN 

Roczne ryzyko dyskontynuacji 13,3% w 1. roku stosowania WA; 10% rocznie w późniejszym okresie 

Roczny koszt BSC    
 

 

 

W ramach analizy wrażliwości rozpatrywano scenariusze opisane w tabeli poniżej. 

 
Tabela 13. Opis scenariuszy analizy wrażliwości. 

Nr Opis scenariusza Wartość 
DSA 00 Analiza podstawowa - 
DSA 01 Wyniki analizy kosztów (przypisane 

wszystkim pacjentom) dla 
subpopulacji [116]: 

Grupa 6-11 lat - 
DSA 02 Grupa 12-18 lat - 
DSA 03 Grupa 18+ lat - 
DSA 04 Wszystkie parametry i założenia 

dotyczące zasobów medycznych 
zużywanych w ramach BSC 

Dolna granica -25% 

DSA 05 Górna granica +25% 

DSA 06 

Dane dotyczące chorobowości (liczba 
pacjentów włączana w 1 roku 

analizy) 

 
  

DSA 07 
 
 

 
 

DSA 08 
 

 
 

 

DSA 09 
 

 
 

 

DSA 10 Dane z norweskiej bazy mutacji 
[63] 17 (9 - 22) 

DSA 11 
 

 
 

 

DSA 12 
Dane dotyczące zapadalności (liczba 

nowych pacjentów włączana w 
kolejnych latach analizy) 

  

DSA 13   

DSA 14 Badanie Al-Jasmi et al, 2010 
(Emiraty Arabskie) [67] 5,38 (0,00 - 5,38) 



3.1. Aktualne wydatki z budżetu płatnika publicznego 
3.2. Wariant prawdopodobny, minimalny i maksymalny 
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Nr Opis scenariusza Wartość 

DSA 15 Badanie Hult et al, 2014 
(Szwecja) [68] 0,25 (0,00 - 5,38) 

DSA 16 Badanie Menéndez-Sainz et al, 
2012 (Kuba) [77] 2,57 (0,00 - 5,38) 

DSA 17 
 

 
 

 

DSA 18 
 

 
 

 

DSA 19 Badanie Applegarth et al, 2000 
(Kanada) [78] 0,68 (0,00 - 5,38) 

DSA 20 Badanie Pinto et al, 2004 
(Portugalia) [79] 0,43 (0,00 - 5,38) 

DSA 21 Badanie Poorthuis et al, 1999 
(Holandia) [80] 0,32 (0,00 - 5,38) 

DSA 22 Badanie Poupětová et al, 2010 
(Czechy) [81] 1,35 (0,00 - 5,38) 

DSA 23 Badanie Meikle et al, 1999 
(Australia) [82] 0,34 (0,00 - 5,38) 

 

 

3. WYNIKI ANALIZY WPŁYWU NA BUDŻET 

 
3.1. AKTUALNE WYDATKI Z BUDŻETU PŁATNIKA PUBLICZNEGO 

 

Obecnie produkt leczniczy Lamzede® nie jest finansowany ze środków publicznych i tym samym 

składowa kosztów opieki nad pacjentami w stanie klinicznym wskazanym we wniosku, uwzględniająca 

podawanie analizowanego produktu, nie występuje.  

 

Nie są dostępne informacje na temat aktualnych wydatków wśród chorych, którzy będą mogli stosować 

wnioskowaną technologię w przypadku jej refundacji. Przeprowadzając analogiczne obliczenia 
liczebności populacji jak w ramach scenariusza istniejącego można ustalić, że aktualne wydatki z budżetu 

płatnika publicznego, przeznaczone na opiekę nad pacjentami z analizowanej populacji, wynoszą od 58 

do 140 tys. PLN rocznie (por. kolejny rozdział – wyniki scenariusza istniejącego dla roku 1. 

uwzględniającego aktualną chorobowość alfa-mannozydazy w Polsce). 

 

3.2. WARIANT PRAWDOPODOBNY, MINIMALNY I MAKSYMALNY 

 

Wyniki analizy wpływu na budżet przedstawiono poniżej. 
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3.2. Wariant prawdopodobny, minimalny i maksymalny  
3.5. Analiza wrażliwości 
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Wyniki przeprowadzonej analizy wpływu na budżet wskazują, że podjęcie pozytywnej decyzji dotyczącej 

finansowania produktu leczniczego Lamzede® ze środków publicznych spowoduje wzrost wydatków z 

budżetu płatnika publicznego przeznaczonego na finansowanie świadczeń gwarantowanych wśród 

pacjentów z analizowanej populacji.  

 
W ramach analizy wpływu na budżet ustalono, że wydatki z budżetu płatnika publicznego przeznaczone 

na refundację ceny produktu leczniczego Lamzede® (tylko koszt leku) wśród pacjentów z analizowanej 

populacji wyniosą:  

Wyniki analizy wpływu na budżet świadczą, że finansowanie wnioskowanej technologii ze środków 

wymagać będzie dodatkowych nakładów finansowych płatnika publicznego na poziomie: 

 

3.3. ANALIZA WRAŻLIWOŚCI 
 

Wyniki analizy wrażliwości dla analizy wpływu na budżet przedstawiono w tabeli poniżej. 

Szczegółowe wyniki znajdują się w arkuszu „BIA SA” modelu dołączonego do opracowania. 
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3.5. Analiza wrażliwości 
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Wyniki przeprowadzonej analizy wrażliwości potwierdziły przedstawione wnioski i założenia niniejszej 

analizy.  

 
Najwyższy wpływ na wyniki odnotowano w przypadku zmiany założeń i źródeł informacji na temat 

liczebności populacji pacjentów z alfa-mannozydozą żyjących w Polsce (zmiana wyników analizy 

podstawowej w zakresie od -27% do +100%).  

 

Maksymalny wzrost wydatków z budżetu płatnika publicznego określony w ramach analizy wrażliwości 

nie przekraczał  

Niemniej jednak uznano, że przedstawiony powyżej 

scenariusz z niewielkim prawdopodobieństwem może być obserwowane w praktyce klinicznej. 
 

Nie zidentyfikowano przesłanek do zmiany wniosków z analizy podstawowej. 

 

 

4. ANALIZA ZUŻYTYCH ZASOBÓW   

 

Poniżej przedstawiono informacje na temat estymowanego zużycia podstawowych zasobów 

medycznych w horyzoncie analizy. 
 
Tabela 16. Liczba refundowanych fiolek 10 mg wnioskowanej technologii. 

Wariant Rok 1 Rok 2 Rok 3 
Prawdopodobny 1 351,9 1 589,3 1 839,3 

Minimalny 1 098,3 1 225,1 1 345,3 
Maksymalny 2 713,9 3 752,5 4 971,3 

 
 

5. ANALIZA WPŁYWU NA EFEKTY ZDROWOTNE 

 

Nie przeprowadzono analizy wpływu na efekty zdrowotne. 

 

 

6. ANALIZA WPŁYWU NA ORGANIZACJĘ UDZIELANIA ŚWIADCZEŃ ZDROWOTNYCH  

 
Wyniki niniejszej analizy wpływu na budżet świadczą, że finansowanie ocenianej technologii ze środków 

publicznych będzie się wiązać z dodatkowymi nakładami finansowymi z perspektywy płatnika 

publicznego.  



6. Analiza wpływu na organizację udzielania świadczeń zdrowotnych  
7. Aspekty etyczne i społeczne 
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Stosowanie produktu leczniczego Lamzede® w analizowanym wskazaniu nie nakłada szczególnych 

wymogów na pacjenta czy świadczeniodawcę. Leczenie pacjentów z analizowanej populacji nie wymaga 

dodatkowego wyposażenia placówek medycznych (sprzęt, personel i inne). Ewentualne wymagania 

związane z analizowaną technologią medyczną są już spełnione przez placówki medyczne w Polsce 

obejmujące opieką medyczną pacjentów z analizowanej populacji. 
 

Oceniana technologia obejmuje stosowanie produktu Lamzede® – uważa się, że decyzja o finansowaniu 

ze środków publicznych ocenianej technologii nie będzie wiązała się z dodatkowymi nakładami 

finansowymi ze strony Narodowego Funduszu Zdrowia z tytułu finansowania dodatkowych wymagań 

związanych z tą technologią medyczną (jak transport pacjenta do wysoko wyspecjalizowanego ośrodka 

medycznego, na wizyty czy badania związane z podawaniem ocenianego preparatu, finansowania 

zakupu dodatkowego sprzętu specjalistycznego, szkoleń pracowników służby zdrowia, itp.).  

 
 

7. ASPEKTY ETYCZNE I SPOŁECZNE  

 

W chwili obecnej, pacjent z analizowanej populacji nie ma możliwości stosowania wnioskowanej 

technologii.  

Refundacja ceny wnioskowanej technologii zapewni możliwość stosowania zalecanej opcji 

terapeutycznej wśród pacjentów z analizowanej populacji. Chorzy ci nie mają w chwili obecnej żadnej 

alternatywy terapeutycznej.  

 
Wykazano, że objęcie refundacją wnioskowanej technologii będzie wymagało dodatkowych nakładów 

finansowych z perspektywy płatnika publicznego w przypadku zaakceptowania sugerowanego sposobu 

refundacji. 

 

Dodatkowe efekty kliniczne po udostępnieniu pacjentom wnioskowanej technologii mogą przełożyć się 

na istotny wzrost poziomu satysfakcji pacjentów i ich opiekunów z analizowanej populacji z otrzymanej 

opieki medycznej. 

 
Nie znaleziono aspektów ingerujących w prawo pacjenta czy w szeroko rozumiane prawa człowieka.  

 

Finansowanie stosowania wnioskowanej technologii w analizowanym wskazaniu na rozważanych w 

opracowaniu zasadach spowoduje, że: 

• żadne z grup pacjentów nie będą faworyzowane – korzyści dotyczą całej populacji pacjentów z 
analizowanym rozpoznaniem, 
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• niekwestionowany będzie równy dostęp do świadczenia wśród osób z analizowanej populacji. 
Dostęp do ocenianej technologii medycznej będzie równy wśród osób, u których jest ona zalecana. 

 

Pozytywna decyzja refundacyjna nie będzie powodować istotnych problemów społecznych.  

 

Pozytywna decyzja o finansowaniu ocenianej technologii lekowej: 

• zwiększy poziom satysfakcji pacjentów z analizowanej populacji z otrzymanej opieki medycznej ze 

względu na udostępnienie pacjentom skutecznej opcji terapeutycznej niemającej alternatywy 

terapeutycznej; 

• nie grozi nieakceptowaniem postępowania pacjentów z analizowanej populacji; 

• nie będzie powodować lub wpływać na stygmatyzację; 

• nie będzie wywoływać lęku lub dylematów moralnych wśród pacjentów z analizowanej populacji, 
ich opiekunów oraz lekarzy prowadzących terapię; 

• nie będzie stwarzać problemów społecznych dotyczących płci lub rodziny. 

 
  

8. OGRANICZENIA ANALIZY 

 

W ramach niniejszej analizy część parametrów określono na podstawie wyników modelowania 

opisanego w Analizie ekonomicznej [116]. Tym samym niektóre ograniczenia przeprowadzonego 

modelowania [116] dotyczą również niniejszej analizy wpływu na budżet. 

 

Ograniczeniem związanym z oceną wielkości populacji pacjentów w stanie klinicznym wskazanym we 
wniosku jest zarówno charakter uwzględnionych źródeł informacji jak i poczynione założenia w 

odniesieniu do oceny wielkości analizowanej populacji pacjentów. Przy braku w pełni wiarygodnych 

opublikowanych danych epidemiologicznych wykorzystano informacje uzyskane od ekspertów 

klinicznych.  

Niemniej jednak uwzględnione w opracowaniu informacje uzyskano od czołowego eksperta klinicznego 

w zakresie leczenia alfa-mannozydazy w Polsce. Co więcej oszacowania eksperta zostały potwierdzone 

poprzez analizę danych epidemiologicznych. 

 
 

 

 

 

  



7. Aspekty etyczne i społeczne 
8. Ograniczenia analizy 
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9. DYSKUSJA 

 

Przedmiotem opracowania była ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznego po podjęciu 

decyzji o refundacji produktu leczniczego Lamzede® w leczeniu pacjentów z alfa-mannozydazą. 

 
W ramach analizy wykorzystano opublikowane źródła informacji, a w przypadku braku opublikowanych 

danych – opinie eksperta klinicznego. 

Szczegóły dotyczące ograniczeń uwzględnionych w opracowaniu źródeł informacji przedstawiono w  

rozdziałach: 2., 3. i 5. Analizy ekonomicznej [116] oraz w rozdziale 2. niniejszej analizy wpływu na 

budżet. 

 

W chwili obecnej, produkt leczniczy Lamzede® nie jest finansowany ze środków publicznych.  

Podjęcie decyzji o finansowaniu produktu leczniczego Lamzede® na sugerowanych zasadach spowoduje 
wzrost wydatków z budżetu płatnika publicznego przeznaczonych na opiekę nad pacjentami z 

analizowanej populacji. 

 

Niemniej jednak określony wzrost wydatków stanowi tylko niewielki ułamek całkowitego budżetu 

płatnika publicznego przeznaczonego na refundację leków (mniej niż 0,2%). Dodatkowe efekty 

zdrowotne stosowania wnioskowanej technologii wykazane w Analizie ekonomicznej (średnie 

przedłużenie życia o około 4 lata u standardowego pacjenta) [116] uzasadniają określony wzrost 

wydatków z budżetu płatnika publicznego. 

 
Refundacja ceny wnioskowanej technologii zapewni możliwość stosowania zalecanej opcji 

terapeutycznej wśród pacjentów z analizowanej populacji. Chorzy ci nie mają w chwili obecnej żadnej 

alternatywy terapeutycznej.  

 

Dodatkowo wykazano, że proponowany sposób refundacji wnioskowanej technologii, pomimo braku 

spełnienia kryteriów utylitarnych (inkrementalny koszt uzyskania dodatkowego efektu przekraczający 

próg opłacalności) jest bardziej korzystny niż sposób finansowania innych enzymatycznych terapii 

zastępczych obecnie finansowanych ze środków publicznych w Polsce. Roczny koszt stosowania 
wnioskowanej technologii  jest niższy od kosztu stosowania aktualnie refundowanych 

enzymatycznych terapii zastępczych. Stosunek tego kosztu do liczby pacjentów kwalifikujących się do 

leczenia w Polsce jest również korzystniejszy dla wnioskowanej technologii względem większości 

aktualnie refundowanych enzymatycznych terapii zastępczych (tabela poniżej; szczegóły w [116]). 
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10. WNIOSKI KOŃCOWE  

 

W ramach analizy wpływu na budżet ustalono, że wydatki z budżetu płatnika publicznego przeznaczone 

na refundację ceny produktu leczniczego Lamzede® wyniosą: 

Wyniki analizy wpływu na budżet świadczą, że finansowanie wnioskowanej technologii ze środków 

publicznych wymagać będzie dodatkowych nakładów finansowych wynoszących: 



9. Dyskusja 
10. Wnioski końcowe 
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Wyniki przeprowadzonej analizy wrażliwości potwierdziły przedstawione wnioski i założenia niniejszej 

analizy.  

 

Wykazano, że za finansowaniem produktu leczniczego Lamzede® ze środków publicznych przemawiają 

aspekty społeczne i etyczne. Refundacja ceny wnioskowanej technologii zapewni możliwość stosowania 

opcji terapeutycznej zalecanej wśród pacjentów z analizowanej populacji. Chorzy z analizowanej 

populacji nie mają w chwili obecnej żadnej alternatywy terapeutycznej. 
  

11. OCENA ZAPOTRZEBOWANIA NA ANALIZĘ RACJONALIZACYJNĄ 

 

Zgodnie z zapisami ustawy o refundacji [30], uzasadnienie wniosku o objęcie refundacją i ustalenie 

urzędowej ceny zbytu leku zawiera analizę racjonalizacyjną jedynie w przypadku, gdy analiza wpływu na 

budżet podmiotu zobowiązanego do finansowania świadczeń ze środków publicznych wykazuje wzrost 

kosztów refundacji. 
 

Wyniki przeprowadzonej analizy wpływu na budżet świadczą, iż finansowanie ze środków publicznych 

stosowania Lamzede®, przy uwzględnieniu propozycji Wnioskodawcy, będzie wymagać dodatkowych 

nakładów finansowych podmiotu zobowiązanego do finansowania świadczeń ze środków publicznych 

(por. rozdział 3.) w zakresie budżetu przeznaczonego na refundację leków, a także przy uwzględnieniu 

łącznych wydatków z budżetu przeznaczonego na realizację świadczeń medycznych wśród pacjentów z 

analizowanej populacji.  

Tym samym uznano, że istnieje konieczność przeprowadzenia analizy racjonalizacyjnej – analizę 
racjonalizacyjną przeprowadzono w osobnym dokumencie. 
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15. OCENA SPEŁNIENIA WYMOGÓW FORMALNYCH ANALIZY 
 
Tabela 17. Ocena zgodności analizy wpływu na system ochrony zdrowia z Rozporządzeniem Ministra Zdrowia z 
dnia 2 kwietnia 2012 r. w sprawie minimalnych wymagań oraz ocena metodyki analizy wpływu na budżet zgodna 
z kryteriami AOTMiT. 

Nr a Pytanie Odpowiedź Odwołanie b Uwagi 
Część I. Pytania związane z oceną spełnienia minimalnych wymagań 

§ 2. 

Czy informacje zawarte w analizie wpływu na 
budżet są aktualne na dzień złożenia 
wniosku? 

TAK Rozdziały: 2.4. – 
2.8. 

Listopad 2021; część 
informacji przedstawiono w 

Analizie ekonomicznej 
Czy informacje w zakresie cen oraz poziomu i 
sposobu finansowania technologii 
wnioskowanej i technologii opcjonalnych są 
aktualne na dzień złożenia wniosku? 

TAK Rozdziały: 2.1. i 
2.7. 

Aktualne Obwieszczenie 
Ministra Zdrowia (na 1 listopad 

2021 roku) 

Czy informacje w zakresie skuteczności i 
bezpieczeństwa technologii wnioskowanej i 
technologii opcjonalnych są aktualne na 
dzień złożenia wniosku? 

TAK Rozdziały 2.6. i 
2.8. 

Aktualny przegląd 
systematyczny 

Czy przedstawiane w analizie wyniki 
przeglądów systematycznych (użyteczności, 
konwergencji wyników, itp.) są aktualne na 
dzień złożenia wniosku? 

TAK - szczegóły w Analizie 
ekonomicznej 

§ 6. ust 1. Czy analiza wpływu na budżet zawiera: 

pkt 1 lit a 

• oszacowanie rocznej liczebności populacji 
obejmującej wszystkich pacjentów, u 
których wnioskowana technologia może 
być zastosowana lub komentarz 
stwierdzający zgodność wskazanej 
populacji z populacją z pkt 1 lit b? 

TAK 
Rozdział 2.5.2.; 

podsumowanie w 
rozdziale 2.5.2.3. 

- 

pkt 1 lit b • oszacowanie rocznej liczebności populacji 
docelowej, wskazanej we wniosku? TAK 

Rozdział 2.5.2.; 
podsumowanie w 
rozdziale 2.5.2.3. 

- 

pkt 1 lit c 
• oszacowanie rocznej liczebności populacji 

w której wnioskowana technologia jest 
obecnie stosowana? 

TAK 
Rozdział 2.5.2.; 

podsumowanie w 
rozdziale 2.5.2.3. 

- 

pkt 2 

• oszacowanie rocznej liczebności 
populacji, w której wnioskowana 
technologia będzie stosowana przy 
założeniu, że minister właściwy do spraw 
zdrowia wyda decyzję o objęciu 
refundacją, o której mowa w art. 11 ust. 
1 ustawy, lub decyzję o podwyższeniu 
ceny, o której mowa w art. 11 ust. 4 
ustawy? 

TAK 
Rozdział 2.5.2.; 

podsumowanie w 
rozdziale 2.5.2.3. 

- 

§ 6. ust 1. 
pkt 1 i 2 

• tabelkę ze wskazaniem rocznej 
liczebności populacji o której mowa w § 
6. ust 1. pkt 1 i 2 rozporządzenia 
(informacje dla każdego roku horyzontu 
czasowego w tym zakresie) 

TAK w rozdziale 
2.5.2.3. - 
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Nr a Pytanie Odpowiedź Odwołanie b Uwagi 

pkt 3 

• oszacowanie aktualnych rocznych 
wydatków podmiotu zobowiązanego do 
finansowania świadczeń ze środków 
publicznych, ponoszonych na leczenie 
pacjentów w stanie klinicznym 
wskazanym we wniosku, z 
wyszczególnieniem składowej wydatków 
stanowiącej refundację ceny 
wnioskowanej technologii, o ile 
występuje? 

TAK Rozdział 3.1. - 

pkt 4 

• ilościową prognozę rocznych wydatków 
podmiotu zobowiązanego do 
finansowania świadczeń ze środków 
publicznych, jakie będą ponoszone na 
leczenie pacjentów w stanie klinicznym 
wskazanym we wniosku, przy założeniu, 
że minister właściwy do spraw zdrowia 
nie wyda decyzji o objęciu refundacją, o 
której mowa wart. 11 ust. l ustawy, lub 
decyzji o podwyższeniu ceny, o której 
mowa wart. 11 ust. 4 ustawy? 

TAK Rozdział 3.2. 
Prognoza opisana jako 

„scenariusz istniejący” lub 
status quo 

• wyszczególnienie składowej wydatków 
stanowiącej refundację ceny 
wnioskowanej technologii ww. prognozy? 

TAK Rozdział 3.2. - 

pkt 5 

• ilościową prognozę rocznych wydatków 
podmiotu zobowiązanego do 
finansowania świadczeń ze środków 
publicznych, jakie będą ponoszone na 
leczenie pacjentów w stanie klinicznym 
wskazanym we wniosku, przy założeniu, 
że minister właściwy do spraw zdrowia 
wyda decyzję o objęciu refundacją, o 
której mowa wart. 11 ust. l ustawy, lub 
decyzję o podwyższeniu ceny, o której 
mowa wart. 11 ust. 4 ustawy? 

TAK Rozdział 3.2. 
Prognoza opisana jako „nowy 

scenariusz”; założono 
pozytywną decyzję w ramach 

tego scenariusza 

• wyszczególnienie składowej wydatków 
stanowiącej refundację ceny 
wnioskowanej technologii ww. prognozy? 

TAK Rozdział 3.2. - 

pkt 6 

• oszacowanie dodatkowych wydatków 
podmiotu zobowiązanego do 
finansowania świadczeń ze środków 
publicznych, jakie będą ponoszone na 
leczenie pacjentów w stanie klinicznym 
wskazanym we wniosku, stanowiących 
różnicę pomiędzy prognozami, o których 
mowa w pkt 4 i 5 (różnica w całkowitych 
wydatkach na pacjentów w stanie 
klinicznym wskazanym we wniosku)? 

TAK Rozdział 3.2. - 

• oszacowanie dodatkowych wydatków 
podmiotu zobowiązanego do 
finansowania świadczeń ze środków 
publicznych związanych z refundacją ceny 
wnioskowanej technologii (różnicę w 
wydatkach na refundację ceny 
wnioskowanej technologii)? 

TAK Rozdział 3.2. - 

pkt 7 

• minimalny i maksymalny wariant 
oszacowania, o którym mowa w pkt 6 – 
różnica pomiędzy prognozami, o których 
mowa w pkt 4 i 5 (różnicy w całkowitych 
wydatkach na pacjentów w stanie 
klinicznym wskazanym we wniosku)? 

TAK Rozdziały 3.3. i 
3.4. - 
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Nr a Pytanie Odpowiedź Odwołanie b Uwagi 
• minimalny i maksymalny wariant 

oszacowania, o którym mowa w pkt 6 – 
różnica pomiędzy prognozami, o których 
mowa w pkt 4 i 5 w zakresie wydatków 
dotyczących refundacji ceny 
wnioskowanej technologii (różnicy w 
wydatkach na refundację ceny 
wnioskowanej technologii)? 

TAK Rozdziały 3.3. i 
3.4. - 

pkt 8 
• zestawienie tabelaryczne wartości, na 

podstawie, których dokonano oszacowań, 
o których mowa w pkt 1-3, 6 i 7 oraz 
prognoz, o których mowa w pkt 4 i 5; 

TAK 
Rozdziały 2. i 3., 
podsumowanie w 

tabeli 11. i 12. 

Szczegóły dotyczące danych 
wejściowych w analizie 

ekonomicznej 

pkt 9 

• wyszczególnienie założeń, na podstawie, 
których dokonano oszacowań, o których 
mowa w pkt 1-3, 6 i 7 oraz prognoz, o 
których mowa w pkt 4 i 5? 

TAK 
Rozdział 2., 

podsumowanie w 
rozdziale 2.9. 

Część informacji 
przedstawiona w analizie 

ekonomicznej (nie 
duplikowano przedstawionych 

informacji) 
• wyszczególnienie założeń dotyczących 

kwalifikacji wnioskowanej technologii do 
grupy limitowej i wyznaczenia podstawy 
limitu? 

TAK Rozdział 2.1. - 

pkt 10 

• dokument elektroniczny, umożliwiający 
powtórzenie wszystkich kalkulacji, w 
wyniku, których uzyskano oszacowania, o 
których mowa w pkt 1-3, 6 i 7 oraz 
prognozy, o których mowa w pkt 4 i 5. 
oraz komentarz w raporcie stwierdzający 
obecność takiego dokumentu? 

TAK Mowa o nim m.in. 
w rozdziale 2.5. - 

§ 6. ust 2. 
Czy przeprowadzone oszacowania 
przeprowadzono w horyzoncie czasowym 
właściwym dla analizy wpływu na budżet? 

TAK Rozdział 2.3. - 

§ 3. pkt 4. 

Czy przeprowadzone oszacowania obejmują 
przewidywany przedział czasu wystarczający 
do ustalenia równowagi na rynku od zajścia 
zmiany wynikającej z wydania przez ministra 
właściwego do spraw zdrowia decyzji o 
objęciu refundacją? 

TAK Rozdział 2.3. - 

§ 3. pkt 4. 
Czy przeprowadzone oszacowania obejmują 
przewidywany przedział czasu nie krótszy niż 
2 lata? 

TAK Rozdział 2.3. - 

§ 6. ust 3. 

Czy szacowania, o których mowa w ust. 1 
pkt 1-3, 6 i 7 oraz prognozy, o których mowa 
w ust. 1 pkt 4 i 5, dokonano na podstawie 
oszacowań, o których mowa w ust. 1 pkt 1 i 
2? 

TAK Rozdziały 2.5. i 
2.8. - 

Czy jeżeli nie było możliwe przedstawienie 
wiarygodnych oszacowań, o których mowa w 
ust. 1 pkt 1 i 2, analiza wpływu na budżet 
zawiera dodatkowy wariant, w którym 
oszacowania te uzyskano w oparciu o inne 
dane? 

TAK Rozdział 2.5. - 
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Nr a Pytanie Odpowiedź Odwołanie b Uwagi 

§ 6. ust 1. 

Czy opisano metody analizy w zakresie: 
rodzaju parametrów epidemiologicznych 
określających wielkość populacji 
(zapadalność vs. rozpowszechnienie), okresu 
generowania wyników zdrowotnych i 
kosztów (np. przesunięcie w czasie 
wynikające z takiego samego 
prawdopodobieństwa włączenia do 
obserwacji pacjentów), estymacji wyników 
BIA z uwzględnieniem wyników analizy 
ekonomicznej (wyniki w ujęciu populacyjnym 
na podstawie wyników modelowania 
kohortowego), jeżeli dotyczy? 

TAK Rozdziały 2.5., 
2.6. i 2.8. - 

§ 6. ust 4. 
Czy jeżeli wnioskowane warunki objęcia refundacją obejmują instrumenty dzielenia ryzyka, o których mowa 
wart. 11 ust. 2 pkt 7 ustawy, oszacowania, o których mowa w ust. 1 pkt 1-2 (wielkość populacji), przedstawiono 
w następujących wariantach: 

pkt 1 • z uwzględnieniem proponowanego 
instrumentu dzielenia ryzyka? TAK Rozdział 2.5.  

pkt 2 • bez uwzględnienia proponowanego 
instrumentu dzielenia ryzyka? TAK Rozdział 2.5. - 

§ 6. ust 4. 
Czy jeżeli wnioskowane warunki objęcia refundacją obejmują instrumenty dzielenia ryzyka, o których mowa 
wart. 11 ust. 2 pkt 7 ustawy, oszacowania, o których mowa w ust. l pkt 3 (aktualne wydatki), przedstawiono w 
następujących wariantach: 

pkt 1 • z uwzględnieniem proponowanego 
instrumentu dzielenia ryzyka? TAK Rozdział 3.1. - 

pkt 2 • bez uwzględnienia proponowanego 
instrumentu dzielenia ryzyka? TAK Rozdział 3.1. - 

§ 6. ust 4. 
Czy jeżeli wnioskowane warunki objęcia refundacją obejmują instrumenty dzielenia ryzyka, o których mowa 
wart. 11 ust. 2 pkt 7 ustawy, prognozy, o których mowa w ust. 1 pkt 4 i 5 (całkowite wydatki dla 
porównywanych prognoz) przedstawiono w następujących wariantach: 

pkt 1 • z uwzględnieniem proponowanego 
instrumentu dzielenia ryzyka? TAK Rozdział 3.2. - 

pkt 2 • bez uwzględnienia proponowanego 
instrumentu dzielenia ryzyka? TAK Rozdział 3.2. - 

§ 6. ust 4. 
Czy jeżeli wnioskowane warunki objęcia refundacją obejmują instrumenty dzielenia ryzyka, o których mowa w 
art. 11 ust. 2 pkt 7 ustawy, oszacowania, o których mowa w ust. 1 pkt 6 i 7 (różnice w całkowitych wydatkach, 
różnice w wydatkach na refundację wnioskowanej technologii – wariant średni, minimalny, maksymalny) 
przedstawiono w następujących wariantach: 

pkt 1 • z uwzględnieniem proponowanego 
instrumentu dzielenia ryzyka? TAK Rozdział 3.2.-3.3. - 

pkt 2 • bez uwzględnienia proponowanego 
instrumentu dzielenia ryzyka? TAK Rozdział 3.2.-3.3. - 

§ 6. ust 5. 

Czy jeżeli wnioskowane warunki objęcia 
refundacją obejmują utworzenie nowej, 
odrębnej grupy limitowej, analiza wpływu na 
budżet zawiera wskazanie dowodów 
spełnienia wymagań, o których mowa w art. 
15 ust. 3 pkt 1 i 3 ustawy? 

TAK Rozdział 2.1. - 

§ 6. ust 6. 

Czy jeżeli wnioskowane warunki objęcia 
refundacją obejmują kwalifikację do 
wspólnej, istniejącej grupy limitowej, analiza 
wpływu na budżet zawiera wskazanie 
dowodów spełnienia kryteriów, o których 
mowa w art. 15 ust. 2 i wymagania, o 
których mowa w art. 15 ust. 3 pkt 2 ustawy. 

TAK Rozdział 2.1. - 
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Nr a Pytanie Odpowiedź Odwołanie b Uwagi 

§ 3. pkt 7 i 
9 

Czy obliczenia przedstawione w analizie 
wpływu na budżet uwzględniają procedury 
medyczne możliwe do zastosowania w 
danym stanie klinicznym, we wnioskowanym 
wskazaniu, zgodnie ze stanem faktycznym w 
dniu złożenia wniosku lub komentarz 
argumentujący brak takich procedur? 

TAK Rozdział 2.4. - 

§ 3. pkt 7 i 
9 

Czy obliczenia przedstawione w analizie 
wpływu na budżet uwzględniają 
refundowane na teranie Polski procedury 
medyczne możliwe do zastosowania w 
danym stanie klinicznym, we wnioskowanym 
wskazaniu, zgodnie ze stanem faktycznym w 
dniu złożenia wniosku lub komentarz 
argumentujący brak takich procedur? 

TAK Rozdział 2.4. - 

§ 8. Czy analiza zawiera: 

pkt 1 

• dane bibliograficzne wszystkich 
wykorzystanych publikacji, z 
zachowaniem stopnia szczegółowości 
umożliwiającego jednoznaczną 
identyfikację każdej z wykorzystanych 
publikacji? 

TAK Rozdział 12. - 

pkt 2 

• wskazanie innych źródeł informacji 
zawartych w analizach, w szczególności 
aktów prawnych oraz danych osobowych 
autorów niepublikowanych badań, analiz, 
ekspertyz i opinii? 

TAK 

Rozdział 2.; 
arkusz „Badanie 

ankietowe” 
modelu; rozdział 

12.3. analizy 
ekonomicznej 

[116] 

Szczegóły na temat badania 
ankietowego w analizie 

ekonomicznej 

Część II. Ocena metodyki analizy wpływu na budżet zgodna z kryteriami AOTM (wypełnia 
audytor/koordynator) 

AWA 
Czy założenia dotyczące liczebności populacji 
pacjentów, w której będzie stosowany i 
finansowany wnioskowany lek zostały dobrze 
uzasadnione? 

TAK Rozdział 2.5.2. - 

AWA Czy uzasadniono wybór horyzontu 
czasowego? TAK Rozdział 2.3. - 

AWA 

Czy założenia dotyczące leków obecnie 
stosowanych w danym wskazaniu i ich 
finansowania (ceny, limity, poziom 
odpłatności) i innych uwzględnionych 
świadczeń (wycena punktowa i wartość 
punktów) są zgodne ze stanem na dzień 
złożenia wniosku? 

TAK Rozdziały 2.4. i 
2.7. 

Szczegóły przedstawiono w 
analizie ekonomicznej; 

AWA 
Czy założenia dotyczące zmian w 
analizowanym rynku leków zostały dobrze 
uzasadnione? 

TAK Rozdziały 2.4. i 
2.5.2. - 

AWA 

Czy założenia dotyczące struktury i zmian w 
analizowanym rynku leków są zgodne z 
założeniami dotyczącymi komparatorów 
przyjętymi w analizach klinicznej i 
ekonomicznej? 

TAK Rozdziały 2.4. i 
2.5.2. - 

AWA 
Czy twierdzenia i założenia dotyczące 
aktualnej i przyszłej sprzedaży 
wnioskowanego leku są spójne z danymi 
udostępnionymi przez NFZ? 

TAK Rozdział 2.5.2. - 

AWA 
Czy twierdzenia i założenia dotyczące 
przyszłej sprzedaży leku są spójne z danymi 
z wniosku? 

TAK Rozdział 2.5.2.; 
4. - 
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Nr a Pytanie Odpowiedź Odwołanie b Uwagi 

AWA 
Czy założenie dotyczące poziomu 
odpłatności wnioskowanego leku spełnia 
kryteria art. 14 ustawy o refundacji? 

TAK Rozdział 2.1. - 

AWA 
Czy założenie dotyczące kwalifikacji 
wnioskowanego leku do grupy limitowej 
zostały dobrze uzasadnione? 

TAK Rozdział 2.1. - 

AWA Czy dokonano oceny niepewności 
uzyskiwanych oszacowań? TAK Rozdziały 2.9. i 

3.3.-3.5. 
Analiza wartości skrajnych + 

analiza wrażliwości 

AWA Czy nie pominięto żadnej istotnej dla oceny 
wpływu na budżet kategorii kosztów? TAK Rozdziały 2.7. i 

3.5. 
Szczegóły w analizie 

ekonomicznej 

AWA 
Czy uzasadniono prognozę przekroczenia 
całkowitego budżetu na refundację i udziału 
podmiotu w kwocie przekroczenia? 

Nie dotyczy Rozdział 3. Por. informacje w Analizie 
racjonalizacyjnej 

AWA 
Czy nie stwierdzono innych błędów w 
podejściu analitycznym wnioskodawcy, 
obniżających wiarygodność przedstawionej 
analizy? 

TAK - Nie stwierdzono 

AWA 
Czy nie stwierdzono błędów w obliczeniach 
lub ekstrakcji danych, które wpłynęły na 
wyniki oszacowań? 

TAK - Nie stwierdzono 

Część III. Dodatkowe pytania związane z oceną analizy opracowane m.in. na podstawie Wytycznych AOTM 
(wypełnia audytor/koordynator) 

5.1.1. 
W.AOTM 

Czy zdefiniowano charakter populacji 
(otwarta/zamknięta) i czy przedstawiono 
kryteria włączenia i wyłączania 
poszczególnych pacjentów z analizy wpływu 
na budżet (generowania raportowanych 
kosztów i efektów)? 

TAK Rozdziały 2.5. i 
2.8. - 

5.1.1. 
W.AOTM 

Czy w przypadku współpłacenia 
przedstawiono koszty ponoszone przez 
pacjenta, ich wartości średnie, a w 
uzasadnionych przypadkach także zakres? 

TAK Rozdział 2.2. - 

5.1.1. 
W.AOTM 

Czy analizę wpływu na budżet 
przeprowadzono z perspektywy 
świadczeniobiorcy lub przedstawiono 
komentarz argumentujący brak tej 
perspektywy? 

TAK Rozdział 2.2. - 

5.1.2. 
W.AOTM 

Czy uwzględniono horyzont czasowy 
wystarczający do ustalenia równowagi na 
rynku lub obejmujący co najmniej pierwsze 2 
lata (tj. 24 miesiące) od daty rozpoczęcia 
finansowania danej technologii medycznej ze 
środków publicznych? 

TAK Rozdział 2.3. - 

5.1.3. 
W.AOTM 

Czy zdefiniowano punkt początkowy analizy 
wpływu na budżet i czy przedstawiono 
wyniki oceny wpływu wnioskowanej 
technologii na jednoroczny budżet opieki 
zdrowotnej (podział horyzontu czasowego na 
okresy związane z planowanym budżetem 
płatnika publicznego)? 

TAK Rozdział 2.3. - 

5.1.3. 
W.AOTM Czy przeprowadzono analizę wrażliwości? TAK Rozdział 2.9.  

5.1.3. 
W.AOTM 

Czy uwzględniono scenariusz 
przedstawiający aktualną praktykę 
(„scenariusz istniejący”) oraz scenariusz 
przewidywany po wprowadzeniu 
nowej/usunięciu obecnie refundowanej 
technologii („scenariusz nowy”), koszty ww. 
scenariuszy oraz wyniki inkrementalne? 

TAK Rozdział 2.4. - 
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Nr a Pytanie Odpowiedź Odwołanie b Uwagi 

5.1.4. 
W.AOTM 

Czy uwzględniono źródła danych zgodne z 
opisem przedstawionym w rozdziale 5.1.4. 
Wytycznych oraz czy przedstawiono sposób 
ich wyszukiwania? 

TAK Rozdział 2. - 

5.1.5. 
W.AOTM 

Czy wzięto pod uwagę możliwe zwiększenie 
liczebności populacji indukowane 
dostępnością nowej technologii na rynku? 

TAK Rozdziały 2.4., 
2.5. - 

5.1.5. 
W.AOTM 

Czy liczebność populacji oceniono poprzez: 
(1) określenie rozpowszechnienia 
rozważanego stanu chorobowego, (2) 
oszacowanie liczby osób, dla których 
istniałyby wskazania do zastosowania 
technologii, (3) oszacowanie pozycji 
rynkowej technologii w poszczególnych 
wskazaniach na podstawie spodziewanego 
odsetka populacji, który będzie używać 
rozważanej technologii, w zestawieniu z 
częścią populacji, która będzie używać 
technologii opcjonalnych w danym 
wskazaniu? 

TAK Rozdziały 2.5. i 
2.8. - 

5.1.5. 
W.AOTM 

Czy skonstruowano alternatywne warianty 
do oceny liczebności populacji? TAK Rozdział 2.5.2. - 

5.1.6. 
W.AOTM 

Czy opisano i uzasadniono założenia 
dotyczące „scenariusza istniejącego” 
oraz ”scenariusza nowego”? 

TAK Rozdział 2.4. - 

5.1.7. 
W.AOTM 

Czy zostało przeanalizowane stwierdzenie, 
że skalkulowane wydatki będą zauważalne w 
rzeczywistej praktyce? 

TAK Rozdział 3.2. - 

5.1.7. 
W.AOTM 

Czy przedstawiono wyniki oceny zużycia 
poszczególnych świadczeń medycznych 
uwzględnionych w analizie? 

TAK Rozdział 3. i 4. - 

5.1.7. 
W.AOTM 

Czy nie uwzględniono dyskontowania wraz z 
komentarzem uzasadniającym to podejście? TAK Rozdział 2.7. - 

5.1.7. 
W.AOTM 

Czy w ocenie kosztów całkowitych 
uwzględniono: wydatki związane z ocenianą 
technologią, koszt dodatkowych nakładów w 
systemie ochrony zdrowia związanych z 
wdrożeniem ocenianej technologii, 
zmniejszenie nakładów związanych ze 
zmniejszonym stosowaniem 
dotychczasowych technologii w przypadku 
przejścia na ocenianą technologię, 
zmniejszenie kosztów związanych z 
oszczędnościami w zakresie innych 
świadczeń (np. redukcją hospitalizacji)? 

TAK Rozdziały 2.6., 
2.7.  

- W.AOTM 

Czy przedstawiono komentarz związany z 
opisem warunków wprowadzenia 
wnioskowanej technologii i związanych z tym 
kosztów (potrzeba przeszkolenia personelu, 
opracowania nowych wytycznych klinicznych 
bądź zmiany zasad diagnostyki)? 

TAK Rozdział 6. - 

- W.AOTM 
Czy przedstawiono wpływ rozważanej decyzji 
na organizację udzielania świadczeń 
zdrowotnych (wydatki publiczne w sektorach 
innych niż ochrona zdrowia)? 

TAK Rozdział 6. - 

Czy przeanalizowano aspekty etyczne i społeczne rozważanej decyzji, w zakresie: 

5.2. W.AOTM 
• kosztów lub wyników zdrowotnych 

dotyczących osób innych niż w stanie 
klinicznym wskazanym we wniosku 
(wpływy zewnętrzne)? 

TAK Rozdział 7. - 
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5.2. W.AOTM 
• faworyzowania niektórych grup 

pacjentów na skutek założeń 
przyjętych w analizie ekonomicznej? 

TAK Rozdział 7. - 

5.2. W.AOTM 
• równego dostępu do wnioskowanej 

technologii przy jednakowych 
potrzebach? 

TAK Rozdział 7. - 

5.2. W.AOTM 
• zakresu korzyści w odniesieniu do 

wielkości populacji (duża korzyść dla 
wąskiej grupy osób; korzyść mała, ale 
powszechna)? 

TAK Rozdział 7. - 

5.2. W.AOTM • niezaspokojonych dotychczas potrzeby 
grup społecznie upośledzonych? TAK Rozdział 7. - 

5.2. W.AOTM 
• odpowiedzi dla osób o największych 

potrzebach zdrowotnych, dla których 
nie ma obecnie dostępnej żadnej 
metody leczenia? 

TAK Rozdział 7. - 

5.2. W.AOTM 

• generowania problemów społecznych 
(tj. poziomu satysfakcji pacjentów z 
otrzymywanej opieki medycznej, 
akceptacji postępowania przez 
poszczególnych chorych, 
stygmatyzacji, lęku, dylematów 
moralnych, problemów dotyczących 
płci, problemów rodzinnych) 

TAK Rozdział 7. - 

5.2. W.AOTM 
• braku sprzeczności rozważanej decyzji 

z aktualnie obowiązującymi 
regulacjami prawnymi? 

TAK Rozdział 7. - 

5.2. W.AOTM 
• konieczności dokonania zmian w 

prawie/przepisach w wyniku podjęcia 
rozważanej decyzji? 

TAK Rozdział 7. - 

5.2. W.AOTM • oddziaływania rozważanej decyzji na 
prawa pacjenta lub prawa człowieka? TAK Rozdział 7. - 

5.2. W.AOTM 

• szczególnego podejścia do pacjenta, 
tj. konieczności szczególnego 
informowania pacjenta/opiekuna, 
potrzeby zapewnienia pacjentowi 
prawa do poszanowania godności i 
intymności oraz tajemnicy informacji z 
nim związanych oraz potrzeby 
uwzględniania indywidualnych 
preferencji, po przedstawieniu 
choremu/opiekunowi informacji w 
zakresie określonym w prawie? 

TAK Rozdział 6. i 7. - 

5.2. W.AOTM 
Czy podsumowanie analizy wpływu na 
system ochrony zdrowia przeprowadzono w 
oparciu o analizę SWOT? 

Nie dotyczy - - 

5.3. W.AOTM 
Czy przedstawiono wnioski odnoszące się do 
celu analizy i będące bezpośrednio związane 
z uzyskanymi wynikami? 

TAK Rozdział 10.  

5.1.10. 
W.AOTM 

Czy przedstawiono dyskusję, w tym 
omówienie ograniczeń analizy? TAK Rozdział 8. i 9. - 

a fragment tekstu Rozporządzenia Ministra Zdrowia [3] do którego odnoszą się wskazane pytania; AWA – pytania zaczerpnięte z 
analiz weryfikacyjnych AOTMiT; W.AOTM – dodatkowe pytania zgodności analizy z Wytycznymi AOTMiT z 2016 roku; 
b numer rozdziału, tabeli, wykresu i/albo strony umożliwiający identyfikację fragmentu(ów) analizy odnoszącego(ych) się do 
wskazanego zagadnienia 
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