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Streszczenie

Cel pracy

Celem niniejszej analizy jest oszacowanie wpbywu na budzet refundacji preparatu Genotropin®
[somatropina) w leczeniu cieZkiego niedoboru hormonu wzrostu [GHD, ang. growth hormone
deficiency] u dorostych oraz u mtodziezy po zakofczeniu terapii promuijace] wzrastanie. Analize
kosztiw terapiilekiem Genotropin® przeprowadzono na tle kosztdw braku terapii.

Me tody

&nalize przeprowadzono z perspekbywy ptatnika publicznego w horyzoncie trzech kolejoych lat
Liczebnosc docelowe] populacji szacowano w oparciu o dane z publikacji Lewinski 2018, W analizie
uwzgledniono kosty lekow, kosty ponoszone przy realizacii programu oraz koszty zdarzen
niepozadanych., Nie analizowano jedynie kosztdw, ktdre nie zmieniaja sig wwyniku objecia
przedmiotowego  leku refundacja, [koszty leczenia towarzyszacegp). Pordwnywano scenariusz
istniejacy, zaktadajacy nierefundowanie przedmiotowe] terapii, oraz scenariusz nowy, zaktadajacy
refundacie leky Genotropin® W obu scenariuszach opracowano rdZne warianty: najbardziej
prawdopodobny, minimalny i maksymalny.

Koszty terapii somatroping sacowano w oparciu o obwieszczenie MZ z dn. 30 kwietnia 2019 r,
W analizie przedstawiono wariant, w ktorem dwie prezentacje leku Genotropin® Genotropin® 12
iGenotropin® 5,3 = refundowane w gupie 1077.0 Somatrpopinum  w kategorii dostepnosci
refundacyjnej ,lek, frodek spofywezy specjalnego przeznaczenia Zywieniowego stosowany w ramach
wzkazanego programu lekowego™,

Analize przeprowadzono dla ceny zbytu netto riwnei

rezentacii Genotropin® 12

W analizie wrazliwoici testowano inny sposdb dawkowania, rozktad pici i wieky, przyjecie innego
prawdopodobienstwa  przerwania  leczenia z przyezyn  ogdlnych  oraz czestotliwoic  wizyt
monitorujacych skutecznoid leczenia,

Wyniki




Wnioski

- Obecnie pacjentom w analizowanej populacii nie jest oferowana Zadna ferapia.

VWydaje sie zatem, Ze szczegdlnie w takiej grupie osab wprowadzenie refundacii nowego leky jest
eicznie inzqdane.




1 Cel analizy

Celem analizy jest oszacowanie wphywl na budiet zwigzanego 7 refundacig preparatdw
Genotropin® [somatropinal:

s Genotropin 5,3, Somatropinum, proszek i rozpuszezalnik do sporzgdzania roztwaoru
do wstrzykiwan, 5,2 mg (16 j.m.], 5 jednorazowych, wislodawkowych wstreykivwaczy
GoQuick rawierajgoych wkiad z prosgskiemn 1 rozpuszezalnikiem po 1 mil, kod EAM
0590999088 7095;

« Genotropin 12, Somatropinum, proszek i rozpuszczalnik do sporzgdzania roztwaru
do wstrzykiwar, 12 mg [36 j.m.], 5 jednorazowych, wisl odawkowych wetrzykiwaczy
GoQuick rawierajgoych wktad z proszkiem i mozpuszczalnikiem po 1 ml, kod EAM
05909990887 170,

yw leczeniu cigékiego niedoboru hommonu wzrostu [GHD, ang. growth hormone deficiency)
u dorostych oraz mtodzie?y po zakoriczeniu terapii pmmujgce] wzrastanie. Analize kosztow
terapii lekiem Genotropin® przeprowadzono na tle kosztdw braku terapii.




2 Metodyka

Wy poniFszych roF dziatach przedstawiono Festawienie  tabelaryczne wartosci
i wyszczegolnienie zatozen, na podstawie ktdrych dokonano oszacowan dotyczgoych:

roczne] liczebnosci populacii;

roczne]j liczebnosci populacii, w ktdrej wnioskowana technologia bedzie stosowana
przy Fatofeniu, fe minister wiadciwy do spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu
refundacig, o ktdrej moveaw art. 11 ust. 1 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji
lekdw, srodkdu spoZywczych specialnegn przeznaczenia fywieniowego oraz wyrobdw
medyczrych [Zwana dale] ustaws refundacying], lub decyzje o podwyiszeniu ceny,
o ktdrej mowa wart. 11 ust., 4 ustawy refundacyjne];

aktualmych roczrych wydatkow podmiotu zobowigzanego do finansowania Swiadczean
e srodkdw publiczrych, ponoszonych na leczenie pacjentdw w stanie klinicznym
wek gz anym e wnioskly, 7 wyszcregdlnieniem sktadowej wydatkdw stanowigce]
refundacije ceny wnioskowane] technologii, o ile wystepuje;

dodatkowych wydatkdw podmiotu zobowigzanegn do finansowania swiadczen ze
srodkdw publicznych, jakie bedg ponoszone na leczenie pacjentdw w stanis
kliniczrym wskazanmym we wniosku, stanowigcych rdznice pomiedzy prognozami,
zwyszczegolnieniem  sktadowe]  wydatkdw  stanowigcej  refundacje ceny
wninskowane] technaologii, w tym minimalmych i maksymalmych wariantdw dla tego
osZacowania;

ilosciowe] prognozy roczrych wydatkdw podmioty zobowigzanegn do finansowania
swiadczer ze frodkdw publicznych, jakie bedg ponoszone na leczenie pacjentdw
yw stanie  klinicznym  weskazanym we  wniosku, z wyszczegdlnieniem  sktadowea]
wydatkow stanowigce] refundacje ceny wnioskowane] technologii przy zatozeniu, Ze
minister wtadciwy do spraw zdrowia nie wyda decyzji 0 objeciu refundacig, o ktdrej
mowa w art. 11 ust. T ustawy refundacyine]

ilosciowe] prognozy rocznych wydatkow podmiotu zobowigzanego do finansowania
swiadczer ze srodkdw publiczrych, jakie bedg ponoszone na leczenie pacientdw
yw stanie  klinicznym  weskazanym we  wniosku, z wyszozegdlnieniem  skiadowa]
waydatk dw stanowigce] refundacie ceny wnioskowane] technologii przy zatozeniu, Ze
minister wiasciwy do spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu refundacig, o ktdrej
mowa wart. 11 ust. 1 ustawy refundacyinei.

Wy analizie zdefiniowano scenariusz istniejacy oraz scenariusz nowy. Dla kardego z nich
wyyodrebniono warianty: najbardzie]j prawdopodaobny oraz minimal ny | maksymalny [patrz
mzdz. 2.7 1 2.8].




2.1 Populacja

2.1.1 Szacowanie liczebnosci populacji pacjentow,
u ktérych technologia moze byc stosowana

Zoodnie z Charakterystyka Produktu Leczniczego [ChPL), produkt leczniczy Genotropin®
Zarejestrowany jest w lecreniu u dzieci:

« zaburzen wzrostu Zwigzanych z niewystarczajaoym wydzielaniem hormonu wzrostu
i zaburzen wzrostu zwigzamych z zespotem Turmera lub przewlekts nievwydolnoscig,
nerak,

o  Zaburzen wzmstu [obecry wzrost < -2,5 505 fwskaznik odchylenia standardowegn)
iwzrost standanyzowany wZrostem rodzicdw =< -1505] udzieci z opdenigniem
wZrastania wewnatrzmacicznegn [3GA, ang. small for gestational aee), £ masg lub
dtugnscig urodzeniowsg ponizej -2 505, ktore nig odrobity niedoboru wzrmostu [HY 50%
< ciggu ostatniegn roku] do wieku 4 lat lub pdznie],

¢ 7zospotu Pradera-Willieoop wcelu zwigkszenia wzrostu ipoprawy budowy ciata
[zmnigjsrenie masy tkanki ttusczowed); mzpoznanie zespotu Praderailliego
powinno byc potwierdzone przez odpowiednie badania genetyczne,

araz darostychs:

« wtarapii zastepcze] z wyraznym niedoborem hommonu wzrostu; cigzki niedobor
hormonu wz nostu wowiseku doroshym definiuje sie na podstawie stwierdzonei patologii
podwzoorzowo-preysadkowej i stwierdzonego niedoboru co  najmnie]  jednego
hormonu  przysadkowego  innego  niz  prolaktyna; U pacjentow  z izolowanym
niedoborem GH o poczatku wowieku dzieciecym [CO-GHD, ang. childhood-onset GHD)
(brak objawow choroby podwzoorzowo-preysadkowe] ibez radioterapii czaszki
wowhynwiadzie] zaleca sie przeprowadrenie dwach testdw dynamicznych, z wyjatkiem
chorych z niskim stezeniem insulinopodobnego czynnika wzrostu 1 (1GF-, ang.
insulin- ke growth foctor 1) (=2 505%), uktdrnech moZzna roewaryc wykonanie tylko
jednego  testu; nalezy  scisle  przestrzegac kryteriow  oceny  wyniku  testu
dynamicznego.

Liczebnosd  populacji  obejmujgce] wsrystkich  pacjentdw, u ktdnsch  wnioskowana
technologia moge byd zastosowana, wynosi 56 317 wedtug AWA Omnitrope 2014,

2.1.2 Szacowanie liczebnosci populacji docelowej
wskazanej we wniosku

Wninskowane wskazanie refundacyine dla produktu leczniczegn Genotropin® brzmi:

« terapia zastepcza zwyraznym niedoborem haormonu wzrostu; cigizki niedobdr
harmonu wz rostu wowieku dorostym definiuje sie na podstawie stwierdzonej patologii
podwzadrzowo-przysadkowej i stwierdzonego niedoboru co najmnie] jednego
harmaonu  preysadkowego  innego nif prolaktyna; o pacjentdw 7 izolowanym
niedoborem  GH 0 poczgtku  wowigky  dZieciecym  [brak  objawdws  choroby




podwzadrzowo-przysadkowej i bez radioterapii czaszki w wiywiadzie) zaleca sie
prreprowadzenie dwich  testdw  dynamiczrych, zwyjgtkiem chorych 7 niskim
steZeniem |GF-l (<2 0], u ktarych mozna rozwaizyd wykonanie tylko jednego testu;
nal edy dcisle przestrzegac knyterdw oceny wyniku testu dynamicznegn.

Epidemiologie GHD [szczegolnie wirdd dorostych) opisano szczegitown w dokumencie APD
Genotrapin 201%.

Brak jest doktadmych damych dotyczacych epidemiologii niedobort hormonu wzrostu
o poczatku wowieku dorostym [AQ-GHD, ang. qdult-onset GHD) wPolsce. Majbardziej
aktualna publikaciana ten temat [Lewirski 2018] wskazuje, e mcznie w Polsce zapadal nodd
na to schorzenie wynosi 400 przypadkow [liczba zostata oszacowana przy uwzdednieniu
zapadalnosci podobnej jak winmych krajach europejskich oraz danych z Gldwnego Urzedu
Statystycznegn (GUS) z 2016 r. dotyczaeych populacji osob dorostych w Polsce].

Dodatkowo sracuje sie, fe U 12¥% pacjentdw z izolowanym CO-GHD leczonych w dziecinstuis
rek ombinowanym hormonem wz rostu bedzie weigz wystepovwato cigikie GHD pozakonczeniu
terapii promujgce] wzrastanie [Smyczyriska 2014). W publikacii Lewinski 2018 oszacowano
liczbe pacjentow, ktdrzy bedg kwalifikowali sie do  lecrenia somatotroping  we
whioskowanym programie lekowym, u ktorych niedobadr hormonu wzrostu wwystepowat juz
wowiekl dZzieciecym, na ak. 0.

Wedtug powyiszych danych wydaje sig, Ze ok, 450 pacjentdw bedzie rocznie kierowanych
do leczenia technologig we wskazaniu objetym wninoskiem. 7 czegn ok, 273 (300 pacjentdw)
tych pacjentow bedzie spetniac kryteria wiaczenia.

Dodatkowo wedtug opracowania Bryant 2002, chorobowosd GHD wynosi 2 na 10 000 osdb
dorostych. Przy przyjeciu tego wspdtczynnika, danych populacyjnych w Folsce z lat 201%-
A21: odpowiednio 31 454 275, 31 404 218 1 31 351 446 dorostych mieszkanc duw wg damych
GUsS 7 2004 (GLUS 2014), fe werdd wszystkich pacjentdw z GHD bedzie HD,27% 7 ciefkg
postacig (Sassolas 1999) oraz Ze ok. 30% bedzie spetniato kryteria kwalifikacii do programu
(wa danych z raportu BlA Ormnitrope 2019 mozna oszacowad srednig chorobowodd na GHD
rmowng 1607 pacjentow. Wsrod tych pacjentdw, u ktorych rogpoznanie nastgpito przed
otwarciem programu, rdwnies znajdg sie osoby, ktdre mimo to zostang do programu
whgczone.

2.1.3 Szacowanie liczebnosci populaciji, w ktdrej
wnioskowana technologia jest obecnie stosowana

Whdkorzystujae dane DGL, wg ktdrych w2018 r. zostato sprzedamych 28 opakowan
Genotropin® 5,3, proszek i rozpuszczalnik do sporzgdzania roztword do wstrzykivwan, oraz
srednig dawke dobowg rn:'uwnq- wydaje sle, e rocznie srednio 1 pacjent jest leczony
wnioskowang, technologia [czyli rocznie sprzedawana jest rownowainoss pacjentoroku
terapii] .
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2.1.5 Podsumowanie szacunkéw rocznej liczebnosci
populacji
FPodsumowanie szacunkow roczne] liczebnosci populacji przedstawione w rozdziatach 2.1.12-

2.1.4 restawiono w tabeli poniZej.

Tab. 5. Podsumowanie szacunkdw rocznej liczebnosci po pulacji.

Licze bnosc po pulacii o
Populacja popuwcy Odnosnik do
I rok Il rok Il rok rozdziatu i tabeli
Pacienci ze walkazaniem akredlanym Fe 317 Rozdziat 3.1 2
wi e w0 sk
Pacienci, u ktdrych wnioskowana 1 i

technologia jest obecnie stosowana

17

2.2 Opis modelu

Wy analizie uwzdedniono obwarty populacje pacjentdw. Pryjeto, fe pacjenci mogg
mzpoczynac leczenie i je konczyd [azatem wchodzic do programu i wychodzic z niego)
w kaidym miesigcu analizowanego okresu. Aby to umozliwic, uwzdedniono missigczne
cykle. W ramach tych cykli pacijenci mogg byd wiaczani do programu (Ze wzgledu na nowg,
diagnoze lub na kolejng wizyte ulekarza po wozesniejszej diagnozie) lub mogg zakonczyd
leczenie 7e wzgledu na zgon, zdarz enia niepozgdane lub z przyczyn ogolmych. Doktadny opis
wigczania pacjentdw do programu przedstawiono w rozdz. 2.1.4, natomiast wykluczenia
pac jentou w 2.5,

2.3 Perspektywa analizy

Analize przeprowadzono z perspekbyey ptatnika publiczneogo, tj. Marodowego Funduszu
fdrowia (MFZ). Ograniczono sig jedynie do takie] perspektywy ze wrdedu na minimalne
wepotptacenie — wnioskowany  lek  jest wcatosci  finansowany  z funduszy  ptatnika
publicznego. Dodatkows koszty dla pacjenta mogg jedynie byd generowane po pojawisniu
sig zdarzen niepozgdanych, lecz bedg to stosunkowo nigwielkie koszty. Perspektywa ptatnika
jest wobec tego w zasadzie toZsama perspekbyivie potaczone] [ptatnika i pacjenta).

14



2.4 Horyzont czasowy analizy

Wy anal izie wykorzystano 3-letni honyzont obserwac ji. Wedtug Whytycznych ADTMIT, horyzont
powinien obejmowad co najmniej 2 pienwsze lata [Wéyhyczne ADTMIT 2016]. Przyieto dtuzszy
horyzont analizy, aby pokazac szerszy kontekst wydatkow NFZ. Majac na uwadze tenmmin
preygntowania analizy 1 czas konieczny na preeprowadzenie postepowania administracyjnedo
dotyczgoeoo wniosku o0 refundacje, horyzont czasowy obejmuje lata 2020-2022,

2.5 Parametry kliniczne uwzglednione w modelu

Wy modelu zatozono mozliwosd wykluczenia pacjenta z programu ze wzgledu na:

s Zgon,

» rdarzenia nigpoigdane: udar izdarzenie sercowo-naczyniowe [CHOD, ang. coronary
heart disease],

e 7 preyczyn ogalnych.

Wiczystkie prawdopodobienstwa wymignionych wyiej zdarzen przyjeto jednakowo jak
yw analizie ekonomiczne] [AE Genaotropin 2019). W modelu zatoZzono, Ze pacjent, kidny
doswiadcza zdarzen sercowo-naczyniowych zostaje wykluczony Z programu lekowedo.
Smiertelnoéd  pacjentdw oszacowano w analizie ekonomicznej, wykorzystujac  dane
dotyczace smiertelnosci populacii ogolnej polskiej, sredni wiek chonych, rozkiad pici
w populacii docelowej [por. charakterystyka populacii w AE Genotropin 2019) oraz
standanyzowane wiepotczynniki smiertelnodci [SME, ang. stondardized moartality ratio) dla
populacii leczonegj i nieleczongj. Byzyko CHD i udaru zaczerpnigto z publikacji Bolin 2013,
ponize] prredstawiono wartosci wykozystane w analizie (par. Tab. &].

Tab. 6. Roczne ryzyka CHD i udaru.

wiek CHD udar
leczeni nieleczeni lecze ni nieleczeni

MRZCEyEn |

18-30 0,0000 0, 0000 0, 0000 0, 0000
31-54 0,0044 0,0045 0,0044 0,0044
55-65 0,0118 00,0281 00,0074 0,018
Bh+ 0,185 00,0408 0,023 0,185
kobiety

18-30 0, 0000 00,0000 00,0000 0, 0000
31-54 0,0022 0,055 00,0011 0,022
55-65 0,0045 0,0145 0,0067 0,0045
Bh+ 0,004 00,0304 0,083 00,0046

15



wiek CHD udar

lecze ni nieleczeni lecze ni nieleczeni

CHD — zdarzenie sercowo-naczyn iowe;
Frodéo: Bolin 2013

Foczne myzyka wykorzystano do oszacowania migsiecznego prawdopodobienstwa wedtug
WEZOrU:

R T (1]

gdzie: p. - prawdopodobienstwo dla dtugosci cyklu rdwnej w; r: - nyeyko zdarzenia w okresie
b w1t podane w missigcach.

Wik orzystane miesieczne wartosci przedstawiono w Tab. 7.

Tab. 7. Miesieczne prawdo podobierstwa CHD i udaru.

wiek CHD udar
lecze ni nieleczeni lecze ni nieleczeni

MEFCTyEn i

18-30 0, 0000 00,0000 00,0000 0, 0000
31-54 0,0004 00,0004 00,0004 0,0003
55-65 00,0010 01,0024 01,0006 01,0012
Bh+ 0,0016 00,0035 0,0010 00017
kobiety

18-30 0, D000 0, Q000 0, Q000 £, Q000
31-54 0,0002 00,0005 00,0001 00002
55-65 0,0004 0,002 00,0004 0, 0007
5+ 01,0004 01,0026 01,0015 01,0014

CHD — zdarzenie sercowo-nacoyniowe;

Facjent moz e dodatkowo przerwad leczenie w programie z innych prayczyn [w dalszej czeici
raporty parametr ten bedzie okreslany jako ,przerwanie terapii z prayczyn ogdlmych™).
Wi modelu wykorzystano oszacowane wg riwnania 1 miesieczne prawdopodobienstwo
przerwania terapii 7 preyczyn ogolmych rawne 0,2841% na podstawie opracowania Bex 2002,

Doktadrny opis wykorzystanych parametrdw kliniczrych przedstawiono w AE Genotropin
2019,

2.6 Analizowane koszty

W calu przedstawienia catkowitych kosztow leczenia cigZkiegn niedoboru hormonu wzrostu
U doroshych oraz mtodziesy po zakonczeniu terapii promujace] werastanie z perspekbowy
ptatnika, w analizie twzgledniono nastepujgce kategorie kosz tow:

» koszty somatropiny;

s koszty kwalifikacji do programu lekowedo;
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* koszty podania lekow;

s koszty diagnostyki i monitorowania;

» koszty charoby niedokriienne] serca [CHD);
s koszty udaru.

W analizie pominieto koszty leczenia dzistan niepofadanych wystepujgoych w wyniku
prowadzone] terapii [np. bole gowy, niedoczynnoss tarczycy, bole stawowe | migsniowe] ,
ponievwar wich przypadku leczenie ogranicza sie do regulacil dawki somatropiny (rhiGH)
podawane] pacjentowi [Bryant 2003]. Podstawsg modelu zastosowanego w niniejszej analizie
g Srednie dawki rhiGH, zalezne od zmiennych, takich jak wiek, ptec oraz wartosci wyjsciowe
wskali jakosci fycia Qol-AGHDA [ang. Assessment of GHD in Aduwits), ktdre zostaby
op racowana na podstawie danych rejestru KIME® [ang. Pfizer Internationa! Database). Dang
rastosowane wanalizie wawzdedniajg zmiennoici zwigzane 7 ustaleniem najmniejsze]
skuteczne] dawki rhGH, wcelu minimalizacji wystepowania zdarzen nigpozgdanych.
W analizie pomiete zostaty koszty zwigzane 7 leczeniem towarzyszacym  [np.  leki
hipotensyine, leki obniZzajace stefenie lipidow) , ody? zgodnie 7 opinig eksperta zaczerpniety
z analizy wphtywu na budzet dla leku Omnitrope® [Omnitrope® 2018], ze wzgledu na ich
Zastosowanie zardwno wardd pacjentdw przyimujacych leczenie hormonem, jak werod
pacjentdu nieleczonych, stanowig one koszty nierdzniace.

Koszty zuwFycia zasobow zostaty oszacowane na podstawie aktualnego zarzadrenia Prezesa
MEZ wosprawie okreslania warunkow zawierania irealizacji umow w rodzaju leczenie
szpitalne wrakresie programy lekowe [Zarzgdzenie 7572018/ 0GL], z perspektyay pltatnika
(patrz Tab. 8.]. Zgodnie z wytycznymi ADTMIT, w przypadku programow lekowych nalezy
przedstawic koszty reeczywistego rufycia lekdw przez pojedynczego pacjenta, dlatego
w analizie podstawowe] Zaprezentowano realne zZuiycie badane] substancji w postaci
miligramduy leku przyigtych przez pacjenta.

Tab. B. Wycena punktowa NF1I.

Mazwa $wiadczenia Wycena punktu (PLM) 7 i dio

somatotropinum 1 Zarzadzenie 75,2018/ DGL

MFZ — Marodowy Fundusz Zdrowia; PLM — polski Zioty;

Frédfo: Opracowanie wiasne,

2.6.1 Koszt wnioskowanego leku

2.6.1.1 Uzasadnienie kategorii odptatnosci i kwalifikacji do grupy
limitowej wnioskowanego leku

Obecnie nig istnigje program lekowy obejmujgcy doroshych pacientdw cierpigcych na GHD.
somatroping jest aktualnie refundowana w grupie Limitowei 1077,0 Somatropinum. W raziz
pozytywne] decyzji w sprawie refundacii leku Genotropin® we wskazaniu leczenia cierkiedn
niedobory hormonu wzrostu u dorostych oraz mtodziezy po zakonczeniu terapii promujace]
wZrastanie, wnioskowane bedrie rogszerzenie istniejace] grupy owskazanie ujete
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w analizie. Zakladana jest catkowita refundacja technologii Genotropin®, przy limicie
iy cenie hurtowej brutto (CHB) za opakowanie.

2.6.1.3 Koszt leku Genotropin®

Lek Genotropin®  dystrybuowany  jest  w napetnionym  fabrycznie, wielodawkowym,
jednorazowym wstrzykiwaczu GoQuick o moiliwe] zawartosci 5,3 lub 12 mg somatropiny
woopakowaniu [ChPL Genotropin®].

Ll




)
dl
Ji
dl

Frédio; opracowanie wigsne na podstawie Obwieszczenia M7,

fandnie 7 Charakterystykg Produktu Leczniczego preparatu Genotropin®, przy leczeniu
niedoboru hormonu wzrostu u dorostych zalecane jest rozpoczecie terapii od matej dawki
Zawierajgce] ilodc substancii lecznicze] w granicach 0d 0,15 do 0,3 mg/ dobe. Dawke nalery
stopniowo zwigkszad w zaleznosci od indywidualmych potrzeb pacjenta okreslonych na
podstawie poziomu stezenia insulinopodobnego czynnika wzrostu | w surowicy. Ze wzdedu
na wzrost wradl iwosci na |G- U mefczyzn wprzebiegu terapil somatroping, mozliva jest
konigcznosd  stosowania wyZsze] dawki ukobiet, zwiaszcza przyjmujacych doustng
estrogenows  hormonalng  terapie rastepcrg. Zalecane jest stosowanie minimalned
skutecznej dawki dobranej indywidualnie do  potrzeb  pacjenta. Dobowa dawka
podtzymujgca reradko preekracza 1 mg na dobe. [ChPL Genotropin®]. Zgodnie z zapisami
programu lekowego optymalna dawka miesci sig w granicach od 0,1 do 0,8 mg/ dobeg.

2.6.2 Koszt technologii opcjonalnych

Brak jest technologii opcjonalmych obecnie refundowanych we wnioskowanym wskazaniu.




2.6.3 Koszty kwalifikacji do programu lekowego

Koszty kwalifikacji oraz weryfikacii leczenia we wikazaniu objetym analizg zostaty przyjete
wedtug  kosztdw  swiadczenia Kwalifikacja do leczenia hommonem  wzrostu  lub
insulinopodobrym czynnikiem wzrosty - 1 oraz wernyfikacja jegn skutecznoici™ bedacegn
czescig obecnie obowigzujacego Zarzadzenia Frezesa MNFS z dnia 17 stycznia 2018 r.
Zmieniajgcegn rarzgdzenie wsprawie okreslania warunkdw zawierania 1 realizacji umdw
w rodzaju leczenie szpitalne wzakresie programy lekowe [Zarzgdzenie 3/ 2018/DGL]. Koszty
zostaty uwzdednione jednorazowao, w momencie kvwalifikazji pacjenta do programu.

Tab. 10. Kwalifikacja oraz weryfikacja leczenia ho rmonem wzrostuw ramach

FL.
Mazwa s$wiadczenia (kod | Wartosc punktowa | Wycena punktowa | Koszt swiadczenia
swiadczenia) [ pkt] [PLH] [PLH]
Kwalifikacja do leczenia
hormonerm wzrosty lub
insulinopodobnym czynnikiem 338,00 1,00 338,00

wzrostu-1 oraz weryfikacja jego
skutecznosct [5.08.07 0000005 )

PL — program lekowy; PLN — polski zioty.

7rédéo; opracowanie wiasne,

2.6.4 Koszty podania leku

Produkty lecznicze rozpatnpwane w niniejsze] analizie sy przeznaczone do podawania
podskornego, w postaci iniekcji do tkanki thuszczowej. Diagnostyka oraz leczenie powinmy
byc prowadzone pod nadzorem wylkwal ifikowanych lekarzy posiadajgoych doswiadczenis
wodiagnostyce i leczeniu zaburzen wzrostu. Lekarz prowadzacy jest zobowigzany do
udziglenia instrukcii prawidtowego wstrzykiwania leku, dlatego koszt pierwsze] wizyty
Zwigzane] z nauks samodzielnegn podawania leku zostat wigczony do kategorii kosztdw
Zwigzanych z realizacjg programu lekowego. Wyceny teoo kosztu dokonano na podstawis
aktualnego ZJarzgdzenia Prezesa MFZ [farzgdrenie 3/2018/DGL]. Wynik przedstawiono
w Tab. 11,

Tab. 11. Koszty podania lekdw.

Koszt swiadczenia

Mazwa swiadczenia (kod

Wartosc punktowa

Wycena punktowa

wykonaniem programu
(5.08.07 0000004 )

Swiadczenia) [pkt] [PLH] [PLH]
Przyjecie pacjenta w trybie
ambulatoryimym zwiazane z 10816 1.00 10816

PL — program lekowy; PLN — polskizioty.

7 rédio: opracowanie wiasne,




2.6.5 Koszty monitorowania leczenia

Frogram lekowy L eczenie substytucyjne ciefkiegn niedobary hormonu wzrostu U pacjentow
dorostych oraz mtodziezy po zakofczeniu terapii promujgce] wzrastanie [ICD -10 EZ5.077
woramach monitorowania skutecznosci leczenia zaktada wykomywanie okresowych badar
diagnostycziych, ktdrych zestawienie przedstavwiono w rozdziale 9.

Koszty monitorowania terapil produktami leczniczymi wawzgledniomymi w analizie zostaty
Ujete w ramach ryczattu rocznegn za diagnostyke. Wwyoceng punktows procedur wchodzgoych
yw Zakres monitorowania lecrenia w programie lekowym wykonano na podstawis wiyceny
swiadczen MFZ, do ktorych zaliczono Zarzgdzenie w sprawie okredlenia warunkow zawiarania
irealizacii umdw w rodzaju: ambulatoryijna opieka specjalistyczna  [Zarzgdzenie
S A0TE/DY07] araz zarzgdzenie wsprawie okredenia warunkow Zawierania i realizacji
umidy v rodzaju leczenie szpitalne w zakresie programy lekowe [Zarzgdzenie 372018/ DGL].
Koszty zwiazane z ustugarmi ambulatoryinymi zostaby rozliczone w ramach W11 Swiadczenia
specialistycznegn 1-ego typu, ktore zoodnie z definicjg obejmuje oceng stanu zdrowia (Ub
przebiegu leczenia swiadczeniobiory na podstawie badan podmiotovwach i preedmiotowych,
takie diagnostyczrych [w tym laboratoryjnych) [Zarzgdzenie G272018/0507]. 7 kolei
wiskonanie szersregn panelu badan zwigzanych z preebywaniam pacjenta w szpitalu zostato
rozliczone zgndnie ze Swiadczeniem hospitalizac ji zwigzanej z wykonaniem programu, gdrie
pacjent ma zagwarantowane wykonanie okreslomych swiadczen w trybie hospitalizacji, od
chwili preyiecia swiadczeniobiorcy do jegn wypisu lub zgonu [Zarzgdzenie 7572018/ DGL].

fondnie 7 zatoZeniami programu lekowego wcelu ustalenia odpowiednie] dawki leku
steFenie [GF-| mierzone jest 1 raz, po uptynieciu 20 dni od rozpocrecia terapii. Dodatkowo
Zaleconeg jest wykonanie wyZe] wikazanego rozsZerzonedgo panelu badan kontrolnych [raz na
180 dni]. Szczegdtowy zakres badan wykompwanych w ramach monitorowania terapii zostat
przedstawiony wrozdziale 9.

fgodnie z danymi zaczerpnigtymi z analizy wpbywu na budiet dla leku Omnitrope®
[Ormnitrope 2018], ktdrych podstaws byly oparte o praktyke lekarskg opinie ekspertiw,
w okresie optymalizacii indywidualnej dawki somatropiny U pacjenta pomiar steZenia |GF-|
jest wykomywany srednio 8 razy wciggu mku. Po ustaleniu dawkowania pomiar powtarza sie
w odstepach & miesiecznych. Faz na 180 dni, zalecane jest wykonanie szerszego paneslu
badan kontrolnych, przy czym dla zapewnienia wiarygodnosci wynikdw wskazane jest, aby
badania odbyty sig w warunkach hospitalizacji. Taki schemat monitorowania testowano
w analizie wrazliwosci.

Ma podstawie opisanych warunkow oszacowano srednie koszty monitorowania leczenia
somatroping wciggu miesigoa osobno dla czestotliwosci wizyt zgodnych z zaleceniami
Zamieszczonymi w PL oraz 7 danymi pozyskanymi od eksperta. Zestawienie Swiadczer
wikorzystanych w ramach monitorowania leczenia oraz miesigczny koszt diagnostyki dla
poszczegdlmych zatozen przedstawiono w Tab. 12.
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Tab. 12. 5zacowanie sredniego miesiecznego kosztu monitorowania.

Mazwa swiadczenia {kod swiadczenia) LagsiutineGss w;,rk!]nywan!a Sus G iRicrceE

dwiadcze nia [PLHN]

11 Swiadczenie specjalistyczne 1-ego wg PL: 1 2300
typu [5.30.00,0000011) wg opinii eksperta: & !

Hospitalizacja zwiazana z wykonaniem wg PL: 2 48672
programu [5.08.07,0000001) wg opinii eksperta: 2 ’

Miesigczny koszt Swiadczen zwigzanych z wg PL: 83,87

monitorowaniem wg danych eksperta: 103,12

PL — program lekowy; PLN — polskiztoty.

7réodéo; opracowanie wigsne,

2.6.6 Koszty choroby niedokrwiennej serca (CHD)

Koszty leczenia choroby niedokrwienne] serca w Polsce okreslono na podstawie publikacyi
Jawarski 2012, Bezposradnie koszty medyczne mwigzane z diagnostyks araz leczeniem CHD
wopublikacii zostaty wyrazone w walucie euro. Ma potrzeby analizy koszty wyraZone
yw palskich ztotych  [przeliczone zgodnie 2 kursem walut  podamym w publikacii 1€
=4,0254 PLM) zostaty przeliczone na koszty ponigsione w 2018 oku, przy zastosowaniu
ywepotczynnika inflacii zgodnego z danymi GUS [GLUS 2018]. Wyniki przedstawiono w Tab. 13,
Frzyjeto w modelu jednakowe sSrednie koszty ponoszone pray CTHO womiesiacu.

Tab. 13. Koszty CHD w Polsce.

Parametr Waluta Koszt w 2005 roku Koszt w 2018 roku

Koszty roczny EURO 873,96 n/d
perspekiywy ptatnika PLM 3 518,04 4 418,92
K.oszt miesigczny PLM 293,17 368,24

PLMN — polski gtoty,

7 rédéo; opracowanie wiasne,

2.6.7 Koszty udaru

fe wrgledu na niedostatecznie szczemdtowe dane dotycrace kosztdw udaru w Polsce
wodosteprych opracowaniach, w analizie wplywl na budifet Omnitrope® [BIA Omnitrope
2019 dokonano dodatkowego przegadu analiz kosztow zawartych w Biuletynie Informacii
Fublicznej AOTMIT. Odnaleziono analize skonomiczng dla leku Jardiance, w leczeniu
pacjentdu Z cukrzyos typu 2 stosujacych leczenie hipoglikemizujace z wytgczeniem insuliny,
7 brakiem kontroli dikemii oraz udokumentowang chorobg uktadu sercown-naczyniowedo
[lardiance 2017]. Wiyniki raportu wykorzystano rownies dotyczgce kosztow udaru
yw niniejsze] analizie [patrz Tab. 14]. Preyjeto wmodelu jednakowe srednie koszty
pONDSZone prey udarze w migsigou.
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Tab. 14. Koszty udaru w Polsce.

Usre dniony koszt

Parametr Koszt roczny [PLN] miesieczny [PLN]

Ud ar mdzgu niezakonczony zgonem — do roku

ity ; 17 357,52
od wiystapienia epizodu

225
Udar mdzgu niezakoriczomy zgonem — kalejne

e 5 266,43

PLMN — polski gtoty,

Frédio: opracowanie na podstawie Jardiance 2017,

2.7 Scenariusze analizy

2.7.1 Scenariuszistniejacy

scenanusz  istniejacy odpowiada ilosciowe] prognorie rmocznych wydatkdw podmiotu
Zobowigzanego do finansowania swiadczen ze srodkow publicznych, jakie bedg ponoszone
na leczenie pacjentdw w stanie klinicznym wskazanym we wniosku, 7 wyszczegdlnigniam
sktadowe] wydatkdw stanowiace] refundacie ceny wnioskowane] technologii przy zatoZzeniu,
Ze minister wiascivwy do spraw zd rowia nie wyda decyzii 0 objeciu refundacia, o ktdrej mowa
woart. 11 ust. 1 ustawy lub decyziji o podwyZszeniu ceny, o ktdrej mowa w art. 11 ust, 4
ustawy.

Wy scenariuszu istniejaoym zatozono brak finansowania somatropiny we wnioskowanym
wekazaniu. Przyieto zatemn, 7 pacjenci, ktorzy wscenariuszu nowym bedg prayjmowal i
wnioskowany lek, w scenaruszu istniejacym nie sg leczeni.

2.7.2 Scenariusz nowy

scenarusz  nowy  odpowiada  ilodciowe]  prognozie  roczrych  wydatkow  podmiotu
zobowigzanego do finansowania swiadczen ze Srodkdw publiczrych, jakie bedg ponoszone
na leczenie pacjentow w stanie kliniczrnym wskazanym we wniosku, z wyszczegolnieniam
sktadowe ] wydatkdw stanowiace] refundacie ceny wnioskowanej technol ogii przy zatoZzeniu,
e minister wiadciwy do spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu refundacis, o ktdrej mowa
woart., 11 ust. 1 ustawy lub decyzje o podwyZszeniu ceny, o ktdrej mowa w art, 11 ust, 4

ustawny.

Odnal ezione wytyczne kliniczne [por. APD Genotropin 2019] wskazujg jednoznacznie, e
somatroping powinna byc stosowana U dorostych pacjentiw z GHD. Wwmodelu pryjeto
zatem, rfe wsEyscy pacjenci, ktdrzy bedg spetniac kryteria wigcrenia do programu,
W SCenariuszu nowym bedg leczeni somatroping, YW scenariuszu nowym dodatkowo zatozono,
ZewsZyscy pacjenci bedy stosowali preparat Genotropin® [w analizie nie ma znaczenia jaka
jest struktura stosowania poszczegdlnych prezentacii leku, poniewar koszt za 1 mg jest
jednakowy] . Populacjg pacjentdw, ktorzy bedg objeci programem lekowym opisanow rozdz.
2.1.4.
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2.8 Analiza wrazliwosci

Wiwariantach minimalnym i mak syrmalmym testowano wphyw Zmiany populacii docelowei na
wayniki. W oopracowamym modelu opracowano jednak dodatkowe parametry, ktdre niosg
rvZyko popetnienia btedu. Aby zbadad wpbyw zmiany parametryzac]i preyjeto altarnatywne
ich wartosci w ramach analizy wrazltwosci . Alternatywne wartosdci zostaly zastosowane przy
uwzglednieniu populacii z scenariusza najbardzie] prawdopodobnegn.

Wy ramach analizy wrazliwosci testowano skrajne wartosci wphawajace na szacunki kosz tow,
tj.:

« dawkowanie somatropiny,
« charakterystyke populacii fwick i rozktad ptci],
* inne prawdopodobienstwo przerwania leczenia z preyveryn ogdl nych,

¢ crestotliwose wizyt monitorujacych skutecznosd leczenia.

Tab. 15. Iestawienie zmiennych testowanych w analizie wrazliwosci.

Wariant | Zmienna testowana Wartosc Wartosc Uzasadnie nie

analizy podstawowa przyjeta w Zmiennosci
sCenariuszu

&1 dawkowanie ] 0,1 mg | dawka jest stopniowo

- -_— wiekszana

A2 dawkow anie I 0,8 mg w zaleznosci od

indywidualnych

potrzeb pacjenta,
okreslomych przez
poziom [GF-1

E rozktad piciiwieky &r. wiek &, wielk testowanie wphywu
pacientow = pacientdw = charakte rystyki
48,9 lat 43,7 lat populacii na wynild

% kobiet = 52,0% | % kobiet = 32,8%
C | prawdopodobienstwao 0,384% 0,37 3% testowanie wplywu
przerwania leczenia parametru przerwania
z preyczyn ogdlnych leczenia z prevezyn
ogdlnych na weyniki
] czestotliwosc winyt 1 8 wg programu
monitorujacych lekmivego powinna
skutecznosd leczenia zostad wykonana 1

wizyta w celu
dostosowywania
dawki, wg ekspertiw
prevtoczonych w BIA
Omnitrope 2019, wizyt
tych jest 8 rocznie
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3 Wyniki

3.1 Szacowanie aktualnych rocznych wydatkéw NFZ

Aktualne roczne wydatki podmiotu zobowigzaneoo do finansowania Swiadczen ze smdkow
publiczrych, ponoszonych na leczenie pacjentdw w stanie klinicznymwskazanym we wniosku
g tofsame z kosztami obliczonymi dla scenariusza istniejacego (patrz rozdziat 3.4).

Koszt refundacii leku Genotropin® we wnioskowanym wskazaniu wynosi O PLM.

3.2 Wariant najbardziej prawdopodobny

Wy scenariuszu istniejacym wariantu najbardziej prawdopodobnegn  catkowite koszty
ponoszone na leczenie docelowej grupy pacientdw wynoszg odpowisdnio ok. 5,7 tys. PLN,
A7.5 tys. PLN oraz 90,9 tys. PLM  w kolejnych latach  analizy.

festawianie kosztdw przedstawiono w Tab. 16.

Tab. 16. ZIestawienie wynikdéw analizy dla wariantu najbardziej

prawdopodobnego.

Kategoria Perspektywa NFZ [bez RS5) Perspektywa NFZ [z R5S)
koszt ow

I rok Il ok 1 rok | rok Il rok ll rok

sScenatiusz siniejacy

koszty kual ifikacii 1 000 0,00 0,00 0,00 0,00 0,
podania

knszty 0,00 0,00 0400 0,00 0,00 0,
mortorowania

koszty leku 000 0,m 0,00 0,00 0,00 0,00
Genotropin®

koszhy =darer B &5 A1 37 451,00 90 938,73 § 638,41 37 451,00 90 938 23
niepozgdanych

Ko zhy sum aryceme 5 &5 A1 57 451,00 00 9,25 £ £55,41 37 <51,00 90 535,25

SCENANUSE Doy

koszty kil ifikac]i | ] I I ]
podania

. koszty | I I I |
mortaraaia
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Kategoria Perspektywa NFZ (bez RS5] Perspektywa NFZ (z RS5)
HosetEy I rok Il ok Il rok I ok Il rok Il rok
kaﬁz.fle_hni I I I I |
enotropi
koszty 2darzr [ [— I [ ] [
niepozgdanych
Koeztysumanyezne | ANRNEN | D | DN | D DN | N
Koszhy inkrementdne
koszty ksl ik | ] I I N I
podania
N koszty [ [ I | I |
MonTtoraaa
Gkn::::yle_lﬁ.lt I I I I S
enotropi
knszty zda 2 [ [ I [ I N
niepozgdanych
keeztyaimarce | A | N D | D D | N

Wiezystkie liczby podano w PLN.
MFZ — Marodowy Fundusz Zdrowia; PLN — polski Ztoby; RS — mechanizm podziatu nvzvka;

3.3 Wariant minimalny

Wy scenariuszu istniejacym wariantu minimalnego catkowite koszty ponoszone na leczenis
docelowe] grupy pacjentdw wynoszg odpowiednio ok. 2,2 tys. PLM, 15,1 tys. PLM
araz 40,6 tys. PLM w kolejnych latach analizy.

festawienie kosztdw preedstawiono w Tab. 17.

Tab. 17. Iestawienie wynikdéw analizy dla wariantu minimalnego.

Kategoria Perspektywa NFZ (bez RSS) Perspektywa NFZ (z RSS)
kosztow

| ok Il ok Il rok | rok Il rok Il rok

SCceEnabuss Bmiejacy

kaszty ksl ffikasii 1 | 0,00 000 0, 00 0, 0
podania
koszty 0,00 0,00 0, 00 0, 0
monitorawania
koszty leku 0,00 0,00 0, 0,00 0, 0/
Gerotmopin®
koszty zdarzer 7 161,60 15 (96,66 oA K&, R2 7 161 60 15 095, 66 4] 555 52
miepoeadanych
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Kategoria Perspektywa NFZ (bez RSS) Perspektywa MFZ (z RSS)

kosztow I ok Il ok Il rok I rok Il rok Il rok

Koszty sumanyczre | 2 161,60 15 096,66 A0 KR, B2 7 161,40 15 096,46 4] BEg 52

SCENAHUSE Moy

kumgty_kwaliﬁka:ji i | [ ] [ [ ] ) [

podania

e I I I N I | e

sy r'fpb#w I B I I N |

il L L _L _ L _L__

niepossdanych

koszhy sumaryezne (AN ([N DN (DN B |
Koszhy inkrementdne

KoEty KU e i I I I D E (e

podania

kosty I I B N EE (e

monitoranania

kaszty r!:leplql:llt I (D N (N T |

koszty 2darzsri [ I . I I I

nigpoegdanych

koszty sumaryezne | (AR | (D (DN N | .

Wiszysthie liczby podano w PLR,
MFZ — Marodowy Fundusz Zdrowia; PLW — polski 2toty; RSS — mechanizm podziatu nyzvlka;

3.4 Wariant maksymalny

Wi scenariuszu istniejacym wariantu maksymalnego catkowite koszty ponoszoneg na leczenis
docelowe] grupy pacjentdw wynoszg odpowiednio ok. 15,2 tys. PLM, 106,5 tys. PLM araz
2863 tys. PLM w kolejnych latach analizy.

festawianie kosztow przedstawiono w Tab. 18.
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Tab. 18. Iestawienie wynikdw analizy dla wariantu maksymalnego.

Kategoria Perspektywa NFZ (bez R55) Perspektywa MNFZ (z RS5)
sl I rok Il ok Il rok I rok Il rok Il rok
ScEnaniusz smiejacy

koszty kwalifikacii i | 0,00 0,00 0,00 0,0 0,0 0,

podania

koszty 0,m 0,00 0,0 0o 0, 0o

monitoranwania

koszty leku 0,m 0o 0,0 0,0 0,0 0

Gerotmopin®

kozzhy 2darzen 16 244 54 106 e, 10 204 2R6 36 16 244,74 106 444,10 256 266,85

miepoeadanych

Koszty sumanyczre | 15 244,94 106 e, 10 206 256,36 15 244,74 106 444,10 256 266,85

SCENANUSE Moy

osztykwaliikecsi | N | | |[DEEE | |

podania

koszty | I (I | I |

monitoranania

ey e, I D N N | D |
enotopin

koszty 2darzer I I I (I I

miepoegdanych

toszty sumancane | AR (D N B N | .

Koszhy inkrementdne

koszty kel ffikacii 1 | [ AN I | | | I

podania

osely | I (I | I |

monitorowania

Kpeniele I D N I N
enotopin

koszty 2daresti . (] . = . .

miepoeadanych

keszysumancze | ARNEEE | DN B N .

Wiszystkie liczby podana w PLN.
MFZ — Marodowy Fundusz Zdrowia; PLN — polski #toby; RSS — mechanizm podziatu nyzyvka;

3.5 Wariant A1

Wy scenariuszu istniejgoym warianty A1 catkowite koszty ponoszone na leczenie docelowe]
grupy pacjentow wynoszg odpowiednio ok, 5,7 tys. PLM, 37,5 tys. PLM oraz 90,9 tys. PLM
w kolejrmych latach analizy.

]
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festawianie kosztow przedstawiono w Tab. 19.

Tab. 19. Iestawienie wynikdw analizy dla Wariantu A1.

Kategoria Perspektywa NFZ [bez RS5) Perspektywa NFZ (z RSS)
Kpsziom I rok Il ok Il rok I rok Il rok Il rok
Scenatiusz sniejacy

koszty kwal ifikacii i | 0,00 0o 0,0 0o 0, 0o

podania

koszty 0,00 0,00 0,00 0,0 0,0 0,

monitoranwania

koszty leku 0,m oo 0,00 0,0 0, 0

Gerotmopin®

kozzty 2darzen b 683,41 37 481,00 095,20 &85 A1 37 451,00 o0 93E2a

miepoeadanych

Koszty sumareczne | B ass,A1 37 481,00 o09%3,23 b &33.A1 37 451,00 o0 93E2d

SCENANUEE Moty

koszty kil ifikacii 1 | (AR VI I I I I

podania

koszty I I I | | |

monitorouania

il I I I I N |
enotopin

koszty zdarzeri I i N | . I

miepozadanych

kesy wmanene | INEEEEEE | D D | DS | DN |

Koszhy inkrementane

koszty kuwal ifikacii 1 | (AR [ I I I I

podania

kossty I I N N I (e

monitoroania

netie, I B I N N |
enotiopin

koiszty 2darzer [ . | [ . .

miepozadanych

kosay smancne | A | I | S | NS | BN |

Wezystkie liczby podano w PLN,
MFZ — Marodowy Fundusz Zdrowia; PLM — polski ztoty; RSS — mechanizm podziatu navlka;

3.6 Wariant A2

Wi sCenariuszu istnigjacym wariantu AZ catkowite koszty ponoszone na leczenie docelowe]
grupy  pacjentdw wynoszg odpowiednio  ok. 5,7 tys. PLM, 57,5 tys. PLM  aoraz

90,9 tys. PLN w koleinych latach analizy. [
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festawienie kosztdw preedstawiono w Tab., 20.

Tab. 20. Iestawienie wynikdéw analizy dla Wariantu A2.

Kategoria Perspektywa NFZ [bez RSS) Perspektywa NFZ (z RSS)

i I rok Il rok Il rok I rok Il rok Il rok
Scenatiusz Eniejacy

koszty kuwal ifikacii i | 0,00 0o 0,0 0,0 0,0 0

podania

koszty 0,m 0,00 0,0 0,0 0, 0

monitoroania

koszty leku 0,m 0o 0,0 0,0 0, 0o

Geratopin®

koszty 2darzen b 683,41 37 451,00 o0938,23 b G331 37 451,00 0923

miepo2adanych

Koszty sumaryczne | 5 a8s,41 37 481,00 095,20 B &a3 A1 37 454,00 o0 93E2a
SCEMNATILSE Moy

ostykuaiiecr 1 | NN | (D | | | B

podania

koszty I I N N I |

monitoranania

Engt-_glem“ I (DN N D T |

enotiopin

koszty 2darzsri I W | . | I

miepoeadanych

kesy wmarcne | I | I | DS | S | D | B
Koszhy inkrementdne

kosztykwalifikecii i (A | (DD (DD D | DN

podania

koszty I I I I T |

monitoranania

léﬂﬂt:;flemt I (D N N T |

enotmopin

kiovszty 2ddarzer | . I I I I

miepozadanych

Koszy sumarycne | [ ATSHRN | D DN DN | N

Wismysthie liczby podano w PLK,
MFZ — Maradowy Fundusz Zdrowia; PLN — polski Zoby; R55 — mechanizm podziatu nvzyvka;

3.7 Wariant B

Wi scenariuszu istniejgoym warantu B catkowite koszty ponoszone na leczenie docelows]
grupy pacjentdw wynoszg odpowiednio ok. 5,9 tys. PLM, 39,0 tys. PLN araz 95,0 tys. PLM
w kolejrych latach analizy.




fostawienie kosztdw przedstawiono w Tab. 21.

Tab. 21. Iestawienie wynikdéw analizy dla Wariantu B.

Kategoria
kosztow

Perspektywa NFZ (bez RS55)

Perspektywa MNFZ (z RS5)

| mmk

Il ok

Il rok

| rok

Il rok

ScEnaniusz smiejacy

koszhy kwal ifikacii 1
podania

(]

o

0,00

=

[0

o]

0

koszty

monitorawania

]

o

[

.00

)

,00

B

ko=t leku
Gemotmopin®

0,00

[

oo

0,00

0,00

B

koszty zdarzen
miepozadanych

005, 55

36 951,01

94 969,%

%5 951,01

9 969,96

Kiosay aumancae

(5]
-0
=
(53]
b

1

36 951,01

94 969,%

55 951,01

o 969,36

koszhy kual ifikacii i
podania

CEMNAHUSZ Moy

koszly

monitoraania

kioszty leku
Gerotmopin®

kozzhy 2darzen
miepoegdanych

K2y amancae

Koz inkrementdne

koszhy kuwal ffikacii i
podania

koszty

monitoravania

koszty leku
Gerotmopin®

kozzty 2darzen
miepozadanych

Kosahy aumancae




Kategoria Perspektywa NFZ (bez RSS) Perspektywa MFZ (z RSS)
KOszIGW I rok Il rok lll rok I rok Il rok Il rok

Wezystkie liczby podano w PLN,
MFZ — Marodowy Fundusz Zdrowia; PLM — polski ztoty; RSS — mechanizm podziatu naylka;

3.8 Wariant C

Wi scenariuszu istniejgoym warantu C catkowite koszty ponoszone na leczenie docelowe]
grupy pacjentow wynoszg odpowiednio ok, 5,7 tys. PLM, 37,5 tys. PLM oraz 90,9 tys. PLM
w kolejrnych latach analizy.

fostawienie kosztdw przedstawiono w Tab., 2Z2.

Tab. 22. Iestawienie wynikow analizy dla Wariantu €.

Kategoria Perspektywa NFZ (bez R55) Perspektywa NFZ (z RSS5)
Kosztgw I rok Il ok Il rok I rok Il rok Il rok
SceEnatiusz smiejacy
koszty kwalifikacii i | 0,00 0o 0,0 0,0 0, 0o
podania
koszty 0,m 0o 0,0 0o 0, 0
monitoranania
koszty ek 0,m 0o 0,0 0,0 0, 0
Gerotmopin®
kozzhy 2darzen b 583,41 37 451,00 0933,23 b33 A1 37 451,00 o0 9323
miepozadanych
Koszty sumaniczne | 5 a6s,d1 37 451,00 o0953,23 B &35 .41 37 451,00 o0 9323
SCENANUEE Moy
kosztykwalirkeci i (A H | D D D | D
podania
koszty I I N I I (e
monitoranania
lémt:;flemu I P P N | |
enotopin
koszty 2darzer [ . I . I I
miepozadanych
keszysumancze (ARAREEH | D D DN | S
Koz inkrementdne
kosztykwalirikeci i (A | D (D D | DN
podania
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Kategoria Perspektywa NFZ (bez RSS) Perspektywa MFZ (z RSS)
kosztdw

miepoeadanych
Kiosay amancae

| ok Il ok Il rok | rok Il rok Il rok
koszty ; [ [ I | ] I
moniforawania
Eﬂﬂt:;flemt I N S S S |
eratopin
koszty zdarzeri [ VI [ [ [ [ ]
I B S I S

Wiezysthkie liczby podano w PLK,
MFZ — Maradowy Fundusz Zdrowia; PLN — polski Ztoty; RSS — mechanizm podziatu nyzyvka;

3.9 WariantD

Wi scenariuszu istniejgoym wariant D catkowite koszty ponoszone na leczenie docelowe]
grupy pacjentdw wynoszg odpowiednio ok, 5,7 tys. PLN, 37,5 tys. PLN oraz 90,9 tys. PLMN
w kolejrmych latach analizy.

Lestawienie kosztow przedstawiono w Tab. 23.

Tab. 23. Iestawienie wynikdw analizy dla Wariantu D.

Kategoria Perspektywa NFZ [bez RSS) Perspektywa NFZ (z RSS)
kosztow
| rok Il rok Il rok | rok Il rok Il rok
sScenatiusz siniejacy
koszhy kualifikacii i | 0,00 000 0, 00 0, 0
podania
koszty 0,00 0,00 0, 0,00 0, 0/
monitorouania
kaszty leku 0,00 0,00 0,00 0,00 0,00 0,00
Gerotopin®
kaszty zdarzer B &5, 37 451,m o095, 25 B &5 A1 57 454,00 o0 9,25
miepozadanych
Koszty sumanezre | 5 éas,d1 37 451,00 90 935,73 5 &85 41 37 454, 90935 23
SCENANUSE Doy
kosztykuaalifikacsi (A (DD D D B | N
podania
koszty I | I | | |
monitoroania
*émt:;flew-lu I P P N | |
erntiopin




Kategoria
kosztow

Perspektywa NFZ (bez RSS)

Perspektywa MFZ (z RSS)

Il rok

| rok

Il rok

Il rok

kozzty 2darzen
miepozadanych

Kosahy aumancae

koszty kwal ifikacii i
podania

kosaty

monitoroania

Koszhy inkrementane

kioszty leku
Geratopin®

kozzty 2darzen
miepozadanych

Kosahy aamancae

F

=

Wezystkie liczby podano w PLN.
MFZ — Marodowy Fundusz Zdrowia; PLN — polski Ztoty; R55 — mechanizm podziatu nvzyvka;




4 Ograniczenia i dyskusja

Celem analizy jest oszacowanie wplywl na budfet zwigranego z refundacig preparatu
Genotropin® (somatropina) w leczeniu cigzkiego niedobort hormonu wzrostu u dorostych
oraz mtodziedy po zakonczeniu terapil promujace] werastanie. Analize kosztdw terapii
lekiem Genotropin® przeprowadzono na tle kosztow braku terapii.

Analize preeprovwadzono z perspekbywy ptatnika publicznego w honyzoncie trzech kolejmych
lat. WWanalizie uwzgledniono koszty lekow, wizyt U lekarza oraz zdarzen nigpozgdanych. Mig
analizowano innych kosztow ze wzd edu na minimalne wspdiptac enie. Analiza scenariuszowa
objeta scenariusz istniejgcy, w ktdrym zatoiono brak finansowania somatropiny we
whioskowanym wskazaniu, oraz scenariusz nowy, w ktdrym lek Genotropin® byt stosowary
uwsrystkich wigczonych do  programu pacjentdw. Koszty terapil leku Genotropine®
SZACOWAND0 W Opars il o obwisszczenie MY 2 dn. 20 kwiatnia 2019 r. W analizie przedstawiono
wariant, w ktdrym Genotropin® jest refundowany w grupie 1077.0, Somatropina.

Wikl analizy wrazliwosci miescity sie w przedziale wyznaczonym przez warianty minimal iy
i maksymalny analizy.

Brak jest precyzyinych danych polskich dotyczacych zapadalnoici i chombowosci na GHD.
Mie prowadzi sie mdwniez wPolsce rejestry chonych dorostych z niedobarem hormonu
wZrostu. W niniejszej analizie konieczne byto zatem oparncie sig 0 oszacowania populacii na
podstawie danych dotyczaoych zapadalnosci w inmych krajach europeiskich. Poniewas zatem
parametr ten obamzony jest nigpewnoscia, skonstruowano dwa dodatkows warianty:
minimalny 1 maksymalny, w ktonych testowano wpbyw zmiany populacii docelowe] na wyniki
analizy.

Migpewnoid niosg rdwnief parametry dotyczace wiaczania do programu historyczne]
populacii pacjentdw, zdiagnozowanych przed otworzeniem programu. W BIA Omnitrope
2019 pacjentdw tych nie brano pod uwagg, poniewas zatoZzono, fe dostep do tych pacjentdw
jest na tyle trudny [pacjenci nig sg pod opiekg lekarzal, fe nie bedrie mozliwe rmozpoczecis
leczenia. W ninigjszej analizie zatofono, fe cZes Z tych pacjentow zostanie wigczonych do
programu w okreslonym czasie. Parametry te przyjeto na podstawie opinii eksperta,
dodatkown warianty minimalny i maksymalny odzwierciedlajg wyniki przy uwzgednieniu
Zak rasu zmiennodci tych parametrdw.




Dodatkowo, konfeczne byto usradnienie pewnyc h wykorzystanych w anal izie kosztdw, jednak
byty to koszty, kidre nie generowaty duiych rdinic wowynikach analizy [koszty zdarzen
niepozgdanych] zatem nie powinny ong wznaczgoy sposob wphywad na wnioski pltynace
7 opracowania.

Wi analizie wykorzystano rowniez kilka parametrow, ktorych wartodci moghy sie rdznic
w Zzalernoscl od wykorzystanego Zradta. Parametry te starano sig testowac w analizie
wrarliwosci.
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5 Aspekty etyczne, spoteczne, prawne, wpltyw
na organizacje udzielania swiadczen

Wiwayniku  pozytywne] decyzii refundacyine] nastgpi utworzenie nowego  programu
lekowegn, w ramach ktdregn technologia bedrie refundowana i udostepniana pacjentom.
Diagnostyka i monitorowanie tych pacjentow powinno by¢ prowadzone przez lekarzy
odpowiednimi z kwalifikac jami 1 doswiadczeniem. Obecnig lekarze Ci 23 odpowiedzialni za
analogiczny  program  prowadzony  wémdd  dzieci. Moiliwa  jest zatem  koniecznosc
przeszkolenia kolejrych lekarzy, ktozy mogliby przejal czesd obowigzkdw. Yydaje sig
jednak, Ze nastgpi to stopniowo wraz ze wZrostem populacii pacientdw objetych
programerm.

Pozytywna decyzja o refundacii jest etycznie poZzgdana. Obecnie jedynie nieliczni pacjenci
wiz whioskowanym wskazaniu sg objeci terapig. Grupa ta samodzialnie finansuje te terapis.
Wigkszodd pacjentdw nie ma zatem dostepu do terapil, ktdra daje szanse na ogranicrenis
lub wysliminowania objawow zwigzanych z GHD. Wprowadzenie refundacji mogtoby zatem
dac szanse tym pacjentom na nommalne funkcjonowanie araz wyeliminowsatoby jedng
z dotkliwych potrzeb medycznych. Poza pozybowmmym wpbywem etycziym i spotecznym
umozlivei to ograniczenie kosztow posrednich, kidre s3 generowane ze wzgledu na pawng
niepetnosprawnosd pacjentow nieleczomych [(doktadne koszty posrednie szacowano w AE
zenotropin 2019).
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6 Whnioski

I
]
I Cbecnic pacientom woanalizowanej populacii nie jest oferowana Zadna terapia.

Widaje sig zatem, 7o szczegilnie w takie] grupie osob wprowadzenie refundacii nowego
leku jest etycznie pofgdansa.
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7 Aneks — koszt 1 mg substancji leczniczych
uwzglednionych w analizie

Tab. 24. Koszt w przeliczeniu na 1 mg lekdéw uwzglednionych w analizie.

g liczba 5“5:‘:3 ekt Sre dni wazony
Mazwa postac i dawka -ma . o pakowan PETSPERIYWY | koszt za 1 me
leku w opakowaniu sprzedanych platnika z perspektywy
[mg] publicznego :
w 2018 roku [PLN/mg] plat nika
Genotropin 12, proszek
i rozpuszczalnik do
sporzadzania roztwory ] [ ]
do wstraylkiwan, 12 (36
j.m.mg
I

Genotropin 5,3, proszek
i rozpuszezalnik do
sporzgdzania rozbwory
do wstrzykiwan, 5,3 [16
j.m.) mg

mg — milligram; PLM — palski Zioty; j.m. — jednostka migdzynarodowa,

Fridio; opracowanie wiasne na podstawie Obwieszczenia M1,
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8 Aneks — zuzycie roczne somatropiny
w populacji badanej bazy KIMS

Tab. 25. Srednie roczne zuzycie somatropiny dla populacji badanej bazy

KIMS.,
Dawka (mg/dobe)
Przedziat wiekowy
Mezczyzni Kobiety
Qol-AGHDA 12+ -1 2-h <2 12+ 7-11 2-6 <2

18-30 0,30 0,24 0,54 0,41 0,22 0,25 0,18 0,26

31-54 0,26 0,23 0,30 0,34 0,36 0,33 0,44 0,43

B5-65 0,23 0,23 0,28 0,28 0,29 0,28 0,25 0,3

g5+ | 0,39 o25| o024 o8| o285 o021 o025 0,23

srednia dawka na
podstawie danych

w podziale na wiek, ptec Qi2d
i przedziat QoL
Srednia dawka zgodna 0,31

z rozktadern ptoi

mg — milligram; QoL — skala jakosci Zycia,

7 rédio: opracowanie wiasne,




9 Aneks — badania wykonywane w zakresie
monitorowania skutecznosci leczenia

w programie lekowym

Tab. 26. Monitorowanie skutecznosc leczenia w PL.

Czas wykonania ba dania

Hazwa badania

Po 30 dniach od rozpoczecia
terapii

pormiar steZenia |GF-1 w celu ustalenia dawki optymalnej

Co 180 dni

ocena masy ciata i obwodu talif, [wskaznik BMI 1 waist-hip
ratio, WHR], zalecane ocena skiadu ciata metodg
bioimpedancii

pormiar cidnienia tetniczego krwi,

jonogram surowicy krwi [co najmniej steZzenie Na, K i Ca)
okreslenie odsetka gikowanej hemoglobiny HbA1E

ocena stezenia [GF-1

oFnaczenie stezenia TSH i FT4

ocena stezenia trojgliceryd dw, catkowitego cholesteroly
frakcji HOL cholesterolu iLDL cholesteralu;

ocena Qol

Co 12-18 miesigcy

Badanie ggstosci mineralnej kosci;

Inne badania i konsultacie w zaleznosci od potrzeb

PL — program lekowy; |GF-1 — insulinopodobny czynnik wzrostu - 1; Bi — indeks masy ciata; WHR
— stosunek talia-biodra; Hba1c — hemoglobina glikowana; |; HOL — lipoproteina wysokie]
gastoici; LOL — lipoproteina niskiej gestosci; QoL — skala jakosci 2ycia,

Frodio; opracowane na podstawie Programu Lekowego,
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