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Zakres aktualizacji przeprowadzonej w grudniu 2019 roku (do wersiji 1.2):

1. Aktualizacja danych z Obwieszczenia Ministra Zdrowia [37] i tablic trwania zycia w Polsce [62]

2. Dodanie analizy rynku sprzedazy preparatow zawierajgcych porcje z 15 g ekwiwalentu biatka.

3. Uwzglednienie danych bibliograficznych dla rekordéw wykluczonych z systematycznego przegladu
analiz ekonomicznych

4. Modyfikacja zatozen analizy podstawowej — uwzglednienie innego wariantu dla oczekiwanej sprzedazy
whnioskowanej technologii po uzyskaniu refundacji.

5. Aktualizacja wszystkich wynikéw analizy po w/w modyfikacjach.




Spis tresci

SPIS TRESCI
INDEKS AKRONIMOW WYKORZYSTYWANYCH W OPRACOWANIU .....vveeveeeeeeeesessesssssseseseseesessssssessssssesseessesseens 4
KLUCZOWE INFORMAGCIE Z ANALIZY ..iuuitiitiitiiuiiuiasassessssssassssasssssssssssssssssssssassmamsatemsnensnenrrs 5
I IR S 074 = V) | =P 6
1. CEL ANALIZY WPLYWU NA SYSTEM OCHRONY ZDROWIA.. ... ittiitiitiiiniieietieesresneetesssseansrsessnsesnsssneenns 9
2. METODY PRZEPROWADZENIA ANALIZY WPLYWU NA BUDZET ...vveeeeeeeeeeeeeeeeeeeesseseesssssesseessssssseessssseeesssns 9
2.1. OCENIANA TECHNOLOGIA I SPOSOB JEJ FINANSOWANIA ... veeveeeeeeeeeeeereseessessesseesessesssesesseeses 10
2.2. PERSPEKTYWA ANALLZY .euituituieuiiienseurenseusensensessessessessessssessessessmsesssresseresraresrarenraresrarerres 14
2.3. HORYZONT CZASOWY ANALLZY e tuietiiuieuiiuieniiresrsuresrrasssssssssrsasssssasssssaresrsresrsresrrerrerrera 15
2.4. SCENARIUSZE POROWNYWANE I PUNKTY KONCOWE ANALIZY .v.veeveeeeeeeeeereesessesesseesessesesnseneens 16
2.5. CHARAKTERYSTYKA I LICZEBNOSC ANALIZOWANET POPULACIL ...vveveeeeeeeereeeeeeeeeseesneeseesssseeeeens 19
2.6. ANALIZA WPLYWU NA SKUTKI ZDROWOTNE .. .cuiuiuitieeireieeirsresirsresssresssresrsaresnssrssrransanrsnssnsanenns 31
2.7. KOSZTY UWZGLEDNIONE W OPRACOWANIU......cituuiiiinieiiinie s et s s ern s s ssn s s ssnsssnnesssnnnsssnnssssnnssssnnnns 31
2.8. METODY ESTYMACII WYNIKOW ANALIZY W UJECIU POPULACYINYM ...oveiiiiieeieii v ee e 33
2.9. ANALIZA WRAZLIWOSCI I WYKAZ PARAMETROW ANALIZY WPLYWU NA BUDZET ...vvvevveeeeereeneseens 33
3. WYNIKI ANALIZY WPLYWU NA BUDZET . eeeeeeeeeeeeeeeeaeeeeeeeaeeeeeaseaaeeeeessaanneeessaasesasssannneessaannessssannneeess 36
3.1. AKTUALNE WYDATKI Z BUDZETU PYATNIKA PUBLICZNEGO.......ueeeeeeeeeeeeeeeeeeeeeeeeeeeeeeesaaeeeeasssaeneens 36
3.2. WARIANT PRAWDOPODOBNY, ,MINIMALNY"” I ,MAKSYMALNY"......titiiiiiiiiieie s seenn e ennn e enneees 36
3.3. ANALIZA WRAZLIWOSCT ..ttt eveeeeeeeeeseeseessesseseessessenesssssessessessessessessessssessessessessessessessssessessessessens 40
4, ANALIZA ZUZYTYCH ZASOBOW ...veveeeeeeeeeeeessesesseeesessesssessessessessassessessssssssssessessessessessesesssssessessessessesees 44
5.  ANALIZA WPLYWU NA EFEKTY ZDROWOTNE .....ituiiiiietiitieiiieeetieenestneeensesnsssnsesssesnssnsssssesnsssnsesnsesnnssnees 45
6. ANALIZA WPLYWU NA ORGANIZACJE UDZIELANIA SWIADCZEN ZDROWOTNYCH ..veeveeeeeeeereeseeseeseeeeesnens 45
7. ASPEKTY ETYCZNE I SPOLECZINE .....ituiiiiiiiiiiiiii e resersnssnssnsenssnsssssnsssssnssnssnsssssnsenssnssnsssssnsenssnssnsmnnees 45
8. OGRANICZENIA ANALIZY ..tuituieuienssnrensansessanssssssressssrasssn s sss et 46
L TR 0 0 (0 10 47
10, WNIOSKT KONCOWE ...vevveveeeeeeesseesesssessssessessessssssessessesssssssssessssssesssessessessssssesssessesssessessssssessesssessesseen 48
11. OCENA ZAPOTRZEBOWANIA NA ANALIZE RACIONALIZACYINA. ..coeiieeeiieenseeenseennsesnnssrnnsernnssernnsssnnnnns 49
12. BIBLIOGRAFIA.......coovvvenrinnen
13. SPIS TABEL ...coevvveniiiieninnes

14. SPIS RYSUNKOW
15. OCENA SPEENIENIA WYMOGOW FORMALNYCH ANALIZY




Ocena konsekwencji finansowych dla ptatnika publicznego i $wiadczeniobiorcow decyzji o finansowaniu ze srodkdw

publicznych stosowania srodka specjalnego przeznaczenia zywieniowego Mevalia PKU Motion® we wskazaniu dieta

eliminacyjna w fenyloketonurii.

INDEKS AKRONIMOW WYKORZYSTYWANYCH W OPRACOWANIU

Akronim / skrot Interpretacja (petna nazwa) \

AOTMIT Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

ang. Budget Impact Analysis;

AL Analiza wptywu na budzet
ang. Confidence Interval;
CI . L
Przedziat ufnosci
ang. Lower Confidence Interval;
LCI : . i
Dolna granica przedziatu ufnosci
NFz Narodowy Fundusz Zdrowia
Perspektywa ptatnika Perspektywa pfatnika publicznego, tj. podmiotu zobowigzanego do finansowania $wiadczen
publicznego medycznych ze $rodkéw publicznych (Narodowego Funduszu Zdrowia)
Perspe a wspéina Perspektywa ptatnika publicznego i Swiadczeniobiorcy (perspektywa ptatnika za Swiadczenia
Y medyczne)
PICO ang. Population, Intervention, Comparison, Outcome;
Populacja, interwencja, poréwnanie, wynik
ang. Phenyloketonuria;
L Fenyloketonuria
$spz Srodek specjalnego przeznaczenia zywieniowego
uct ang. Upper Confidence Interval;

Gorna granica przedziatu ufnosci




Kluczowe informacje z analizy

Cel

KLUCZOWE INFORMACIE Z ANALIZY

L

Przeprowadzona analiza pozwolita oceni¢ wptyw na system ochrony zdrowia w Polsce podjecia decyzji dotyczacej
finansowania ze $rodkéw publicznych stosowania $rodka specjalnego przeznaczenia zywieniowego ($spz) Mevalia PKU
Motion® we wskazaniu dieta eliminacyjna w fenyloketonurii u chorych w wieku powyzej 3 lat. Uwzgledniono sugerowane
ceny zbytu netto poszczegdlnych prezentacji wnioskowanej technologii oraz ceny refundowanych $spz okreslone na
podstawie Obwieszczenia Ministra Zdrowia obowigzujacego od 1 listopada 2019 roku. Zatozono refundacje wnioskowanej
technologii w nowej grupie limitowej (zgodnie z opinig Rady Konsultacyjnej [59]) przy ryczattowej odptatnosci

$wiadczeniobiorcy.

P zcprowadzono  wielokierunkowa ocene liczebnoéci  populacji  docelowej uwzgledniajac  dostepne  wskazniki

III.

v.

epidemiologiczne oraz dane sprzedazowe $spz stosowanych w analizowanym wskazaniu. Ustalono, ze liczba chorych na

fenyiketonuriz (PKL) ey w Posce mote vy

wszyscy z ww. pacjentdw przestrzegaja diety i stosujg preparaty biatkowe ograniczajace spozycie fenyloalaniny [73], realng
liczebno$¢ analizowanej populacji okreslono na podstawie danych sprzedazowych opcjonalnych technologii refundowanych,
ktdrych wykorzystanie zostanie zmniejszone w wyniku stosowania wnioskowanej technologii w przypadku jej refundacji.
Zuzycie tych opcjonalnych technologii refundowanych zostato okre$lone na poziomie okoto: _
I -~ =<1 anlogicznego wykorzystania

whnioskowanej technologii jak opcjonalnej technologii (PKU Gel) w trakcie pierwszych lat jej refundacji.

W ramach analizy wptywu na budzet ustalono, ze koszt refundacji produktu Mevalia PKU Motion® stosowanego w

analizowanym wskazaniu wyniesie:

Wyniki analizy wptywu na budzet $wiadcza, ze finansowanie wnioskowanej technologii ze $rodkéw publicznych bedzie

wymagac dodatkowych naktaddéw finansowych na poziomie:

Wyniki przeprowadzonej analizy wrazliwosci potwierdzity przedstawione wnioski i zatozenia niniejszej analizy. Najwiekszy

wplyw na wyniki analizy odnotowano w przypadku zmiany: _

Refundacja ceny wnioskowanej technologii w analizowanym wskazaniu zapewni wigkszg réznorodnos¢ opgji dietetycznych
zalecanych wsrdd pacjentéw z analizowanej populacji, co pozwoli na lepsze dostosowanie rodzaju diety do indywidualnych

potrzeb pacjentdw z analizowanej populacji i moze poprawic ich wyniki zdrowotne.




Ocena konsekwencji finansowych dla ptatnika publicznego i $wiadczeniobiorcow decyzji o finansowaniu ze $rodkow

publicznych stosowania srodka specjalnego przeznaczenia zywieniowego Mevalia PKU Motion® we wskazaniu dieta

eliminacyjna w fenyloketonurii.

STRESZCZENIE

CEL ANALIZY

Celem analizy byta ocena wplywu na system ochrony zdrowia podjecia decyzji dotyczacej finansowania ze srodkéw publicznych
stosowania $rodka specjalnego przeznaczenia zywieniowego ($spz) Mevalia PKU Motion® we wskazaniu dieta eliminacyjna w
fenyloketonurii u chorych w wieku powyzej 3 lat.

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,
poréwnanie, wynik [osobno: efekt zdrowotny okreslony na podstawie badan klinicznych i punkt koricowy analizy wptywu na
budzet]) [1] niniejszej analizy przedstawia sie nastepujaco:

e  populacje stanowili chorzy na fenyloketonurie (PKU) w wieku powyzej 3 lat (P),

e wnioskowang technologie stanowito stosowanie $spz Mevalia PKU Motion® (1),

e  wnioskowang technologie poréwnano ze stosowaniem opcjonalnych technologii refundowanych ($spz w ptynie dostepne w
porcjach 10, 15 20 g: PKU Cooler®, PKU Lophlex LQ®) oraz (w analizie wrazliwosci) podobnych technologii ($spz w proszku
dostepne w porcjach 10, 15 lub 20 g: PKU Express®, PKU Gel®) (C),

e W opracowaniu nie uwzgledniono réznic w efektach klinicznych poréwnywanych technologii (O),

e wyniki ninigjszej analizy wptywu na budzet zaprezentowano w ujeciu wszystkich pacjentéw w stanie klinicznym wskazanym
we wniosku pod postacia: liczebnosci populacji pacjentéw, o ktdrej mowa w §6 ust. 1 i 2 Rozporzadzenia [3], aktualnych
wydatkéw na leczenie pacjentdw z analizowanej populacji oraz prognozowanych wydatkdw na 2 lata refundagji

whnioskowanej technologii, zgodnie z zapisami Rozporzadzenia Ministra Zdrowia [3] (por. rozdziat 2.4.).

W opracowaniu zatozono refundacje wnioskowanej technologii w nowej grupie limitowej zgodnie z opinig Rady Konsultacyjnej
[59]. Na podstawie art. 14 ustawy o refundacji [30] okreslono, ze wnioskowana technologia bedzie wydawana pacjentowi z
ryczattowg odptatnoscig do wysokosci limitu finansowania.

W ramach analizy poréwnano wydatki z portfeli Swiadczeniobiorcw oraz naktady finansowe z perspektywy ptatnika publicznego
(podmiotu zobowigzanego do finansowania $wiadczern medycznych) ponoszone w ramach opieki nad pacjentami z analizowanej
populacji w przypadku braku dziatan majacych na celu rozszerzenie dostepu do wnioskowanej technologii (status quo, ,scenariusz
istniejacy”; brak finansowania $spz Mevalia PKU Motion® ze $rodkdw publicznych) oraz wysoko$¢ tych naktadéw w sytuacji
finansowania wnioskowanej technologii ze $rodkéw publicznych (,nowy scenariusz”; por. rozdziat 2.4.).

Ustalono, ze przy zaktadanej kategorii odptatnosci $wiadczeniobiorcy wyniki z obydwu perspektyw ekonomicznych sg tozsame.

W ramach analizy wptywu na budzet uwzgledniono trzy warianty oceny liczebnosci populacji docelowej: wariant najbardziej
prawdopodobny (,$redni”), wariant ,minimalny” i wariant ,maksymalny”.

Przy ocenie skrajnych wariantdw uwzgledniono zakres niepewnosci parametréw wptywajacych na wielko$¢ populacji docelowej
zaréwno w ramach scenariusza istniejgcego jak i scenariusza nowego.




. Cel
Streszczenie

Przeprowadzono wielokierunkowg ocene liczebnos$ci populacji docelowej uwzgledniajgc dostepne wskazniki epidemiologiczne oraz

dane sprzedazowe $spz stosowanych w analizowanym wskazaniu.

Ustalono, Ze liczba chorych na PKU zyjgcych w Polsce moze wynosic:

Majac na uwadze, iz nie wszyscy z ww. pacjentdow przestrzegajq diety i stosujg preparaty biatkowe ograniczajace spozycie

fenyloalaniny [73], realng liczebno$¢ analizowanej populacji okre$lono na podstawie danych sprzedazowych opcjonalnych

technologii refundowanych, ktdrych wykorzystanie zostanie zmniejszone w wyniku stosowania wnioskowanej technologii w

przypadku jej refundacji.

Analize wptywu na budzet przeprowadzono z uwzglednieniem wynikow przegladu systematycznego medycznych baz danych [41].
W ramach niniejszej analizy wptywu na budzet przy ocenie wydatkéw z budzetu ptatnika publicznego wykorzystano zatozenia i

wartosci parametrow wejsciowych modelu decyzyjnego szczegdtowo opisanego na etapie Analizy ekonomicznej [83].

Przeprowadzona analiza wplywu na system ochrony zdrowia decyzji dotyczacej finansowania wnioskowanej technologii ze
$rodkéw publicznych, zgodna jest z Wytycznymi AOTMIT dla przeprowadzania ocen technologii lekowych [1] oraz spetnia

minimalne wymagania Ministra Zdrowia przedstawione w rozporzadzeniu [3].

Wyniki przeprowadzonej analizy wptywu na budzet wskazuja, ze podjecie pozytywnej decyzji dotyczacej finansowania ze srodkdw
publicznych stosowania $spz Mevalia PKU Motion® we wskazaniu dieta eliminacyjna w fenyloketonurii _

Ponizej przedstawiono wyniki z perspektywy wspdinej, nieznacznie wyzsze od wynikdw z perspektywy pfatnika publicznego —

wyniki z obydwu perspektyw ekonomicznych uznano za tozsame.

W ramach analizy wptywu na budzet ustalono, ze koszt refundacji produktu Mevalia PKU Motion® stosowanego w analizowanym

wskazaniu wyniesie (tylko koszt wnioskowanego $spz):

-‘
\I |
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publicznych stosowania srodka specjalnego przeznaczenia zywieniowego Mevalia PKU Motion® we wskazaniu dieta H

eliminacyjna w fenyloketonurii.

Wyniki przeprowadzonej analizy wrazliwosci potwierdzity przedstawione wnioski i zatozenia niniejszej analizy.

Refundacja ceny wnioskowanej technologii w analizowanym wskazaniu zapewni wiekszg réznorodno$¢ opcji dietetycznych
zalecanych wérdd pacjentdw z analizowanej populacji, co pozwoli na lepsze dostosowanie rodzaju diety do indywidualnych potrzeb

pacjentdw z analizowanej populacji i moze poprawic ich wyniki zdrowotne.




1. Cel analizy wptywu na system ochrony zdrowia ~Ce
2. Metody przeprowadzenia analizy wptywu na budzet H

1. CEL ANALIZY WPLYWU NA SYSTEM OCHRONY ZDROWIA

Celem analizy byta ocena wptywu na system ochrony zdrowia podjecia decyzji dotyczacej finansowania
ze $rodkéw publicznych stosowania Srodka specjalnego przeznaczenia zywieniowego ($spz) Mevalia PKU

Motion® we wskazaniu dieta eliminacyjna w fenyloketonurii u chorych w wieku powyzej 3 lat.

2. METODY PRZEPROWADZENIA ANALIZY WPLYWU NA BUDZET

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, poréwnanie, wynik — osobno: efekt zdrowotny okreslony
na podstawie badan klinicznych i punkt kofcowy analizy wptywu na budzet) [1] niniejszej analizy
przedstawia sie nastepujgco:

e populacje stanowili chorzy na fenyloketonurie (PKU) w wieku powyzej 3 lat (P),

¢ wnioskowang technologie stanowito stosowanie $spz Mevalia PKU Motion® (1),

e whnioskowang technologie poréwnano ze stosowaniem opcjonalnych technologii refundowanych
($spz w ptynie dostepne w porcjach 10, 15 20 g: PKU Cooler®, PKU Lophlex LQ®) oraz (w analizie
wrazliwosci) podobnych technologii (§spz w proszku dostepne w porcjach 10, 15 lub 20 g: PKU
Express®, PKU Gel®) (C),

e w opracowaniu nie uwzgledniono rdéznic w efektach klinicznych poréwnywanych technologii (O),

o wyniki niniejszej analizy wptywu na budzet zaprezentowano w ujeciu wszystkich pacjentéw w stanie
klinicznym wskazanym we wniosku pod postacia: liczebnosci populacji pacjentéw, o ktérej mowa
w 8§86 ust. 1 i 2 Rozporzadzenia [3], aktualnych wydatkdw na leczenie pacjentéw z analizowanej
populacji oraz prognozowanych wydatkéw na 2 lata refundacji wnioskowanej technologii, zgodnie

Z zapisami Rozporzadzenia Ministra Zdrowia [3] (por. rozdziat 2.4.).

W ramach analizy poréwnano wydatki z portfeli $wiadczeniobiorcow oraz naktady finansowe z
perspektywy pfatnika publicznego (podmiotu zobowigzanego do finansowania $wiadczen medycznych)
ponoszone w ramach opieki nad pacjentami z analizowanej populacji w przypadku braku dziatan
majacych na celu rozszerzenie dostepu do wnioskowanej technologii (status guo, ,scenariusz istniejacy”;
brak finansowania $spz Mevalia PKU Motion® ze srodkow publicznych) oraz wysokos¢ tych naktadow w
sytuacji finansowania wnioskowanej technologii ze $rodkéw publicznych (,nowy scenariusz”; por.
rozdziat 2.4.).
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an
publicznych stosowania srodka specjalnego przeznaczenia zywieniowego Mevalia PKU Motion® we wskazaniu dieta H

eliminacyjna w fenyloketonurii.

W ramach analizy wptywu na budzet uwzgledniono trzy warianty oceny zakresu wptywu refundacji ceny
ocenianego produktu na budzet ptatnika publicznego i liczebnosci populacji docelowej: wariant
najbardziej prawdopodobny, wariant minimalny i wariant maksymalny.

Przy ocenie skrajnych wariantdw uwzgledniono zakres niepewnosci parametréw wplywajgcych na
liczebno$¢ populacji docelowej i zuzycie zasobdéw medycznych zaréwno w ramach scenariusza

istniejgcego jak i scenariusza nowego.

Analize wptywu na budzet przeprowadzono z uwzglednieniem wynikdw przegladu systematycznego
medycznych baz danych przygotowanego przez Centrum HTA Sp. z 0.0. OTM Sp. komandytowa [41].

Przy ocenie wydatkdw z budzetu ptatnika publicznego i portfeli Swiadczeniobiorcdw, w ramach niniejszej
analizy wptywu na budzet wykorzystano wartoéci parametréw i zatozenia modelu decyzyjnego,

szczegdtowo opisanego na etapie Analizy ekonomicznej [83].

W niniejszej analizie wykorzystano ogodlnie akceptowalne metody biostatystyczne i epidemiologiczne [1]-
[29], [34], [35].

Przeprowadzona analiza wplywu na system ochrony zdrowia decyzji dotyczacej finansowania
wnioskowanej technologii ze $rodkéw publicznych zgodna jest z Wytycznymi AOTMIT dla
przeprowadzania ocen technologii lekowych [1] oraz spetnia minimalne wymagania Ministra Zdrowia

przedstawione w rozporzadzeniu [3].

2.1. OCENIANA TECHNOLOGIA I SPOSOB JEJ FINANSOWANIA

Firma Komtur Polska Sp. z 0.0. wnioskuje o objecie refundacjg $spz Mevalia PKU Motion® w ramach
czesci A2 Wykazu refundowanych lekdw, Srodkdw spozywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (,,Srodki spozywcze specjalnego przeznaczenia zywieniowego
dostepne w aptece na recepte w catym zakresie zarejestrowanych wskazan i przeznaczen lub we
wskazaniu okre$lonym stanem klinicznym™”) umozliwiajgce stosowanie wnioskowanej technologii we

wskazaniu dieta eliminacyjna w fenyloketonurii u chorych w wieku powyzej 3 lat [40].

W opracowaniu uwzgledniono refundacje wnioskowanej technologii w nowej grupie limitowej zgodnie z
opinig Rady Konsultacyjnej [59]. Uznano, ze ze wzgledu na odmienny sktad, postac i wskazania do
stosowania wnioskowanej technologii w odniesieniu do refundowanych $spz, refundacja w nowej grupie

zgodna jest z zapisami art. 15 ust. 2 i 3 ustawy o refundacji [30] (por. tabela ponizej).
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Tabela 1. Istniejace grupy limitowe $spz stosowanych w analizowanym wskazaniu: preparaty skondensowane,

porcjowane.

Istniejaca grupa Nazwa handlowa \ Whnioskowana technologia

216.19, Diety eliminacyjne w fenyloketonurii,
skondensowane, porcjowane, w plynie,
przeznaczone dla pacjentow powyzej 4 r.z.,
dorostych, w tym kobiet w ciazy

Inny skiad, stosowana u pacjentéw

®
PKU Lophlex LQ powyzej 3 roku zycia

216.20, Dieta eliminacyjna w fenyloketonurii

gotowa do uzycia, w plynie, skondensowana,

porcjowana zawierajaca DHA przeznaczona PKU Cooler® Inny skiad (np. brak DHA)

dla dzieci powyzej 3 r.z., mlodziezy, dorostych
oraz kobiet w cigzy

216.21, Dieta eliminacyjna w fenyloketonurii -
skondensowany, porcjowany preparat

w proszku, przeznaczony dla pacjentow PKU Express® Inny sktad, inna postac (plyn vs

powyzej 3 r. z., mlodziezy, dorostych w tym proszek)
kobiet w cigzy
216.22, Dieta eliminacyjna w fenyloketonurii -
skondensowany, porcjowany preparat w PKU Gel® Inny sktad, stosowana u pacjentow
proszku, przeznaczony dla dzieci od 6 m-ca z. powyzej 3 roku zycia

do 10 r.z.

W analizie podstawowej przyjeto wyznaczanie limitu refundacji w obrebie nowej grupy przez prezentacje
whnioskowanej technologii o najnizszym koszcie jednostkowym (1 g ekwiwalentu biatka) na poziomie
ceny zbytu netto. W analizowanej grupie preparatow prezentacja ta cechowac sie bedzie najwyzszym
kosztem po uwzglednieniu wszystkich marz i stawki VAT ze wzgledu na obecno$¢ degresywnej marzy
detalicznej. W przypadku wyznaczania limitu przez prezentacje o najwyzszym koszcie z uwzglednieniem
marzy detalicznej, limity finansowania wszystkich analizowanych prezentacji beda na poziomie wtasnych

cen detalicznych zgodnie z zapisami ustawy o refundacji [30].

Na podstawie art. 14 ustawy o refundacji [30] okreslono, ze wnioskowana technologia bedzie wydawana
pacjentowi z ryczattowg odptatnoscig do wysokosci limitu finansowania, gdyz zgodnie z aktualng wiedzg

wymaga stosowania przez okres diuzszy niz 30 dni, a
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Ocena konsekwencji finansowych dla ptatnika publicznego i $wiadczeniobiorcow decyzji o finansowaniu ze $rodkow Ca
publicznych stosowania srodka specjalnego przeznaczenia zywieniowego Mevalia PKU Motion® we wskazaniu dieta

eliminacyjna w fenyloketonurii.

Strukture sprzedazy poszczegdlnych prezentacji wnioskowanej technologii okreslono na podstawie
prognozy Wnioskodawcy — w analizie podstawowej uwzgledniono dane z 1. roku refundacji [83].

Nie odnaleziono informacji na temat Sredniej dawki dobowej analizowanych preparatéw. Analogicznie
jak w przypadku innej analizy ekonomicznej dla preparatéw dietetycznych stosowanych w
fenyloketonurii (PKU Sphere®) [61], dobowe spozycie analizowanych preparatdw okreslono na
podstawie:

o zaleznej od wieku zalecanej podazy biatka wsrdd analizowanych chorych — zalecenia Polskiej Grupy
Roboczej Fenyloketonurii z 2006 r. [58], ktore zgodne sg z wynikami badania kwestionariuszowego
[zbiorcze dane z Polski (2 osrodki), Wegier (1 osrodek) i Rosji (1 osrodek)] [66];

e odsetka zalecanego dziennego spozycia biatka pod postacig preparatdw dietetycznych [58], [61];

o zaleznej od wieku masy ciata pacjenta z analizowanej populacji okre$long na podstawie danych
dotyczacych populacji generalnej Polski [56], [57] (przyjeto taka samg mase ciata chorych jak oséb
z populacji generalnej zgodnie z zatozeniami innych analiz ekonomicznych przedktadanych AOTMIT
[61] i wynikami badania [72] przeprowadzonego wsrod dorostych w Wielkiej Brytanii);

e struktury wieku populacji chorych na fenyloketonurie.

Strukture wieku populacji chorych na fenyloketonurie okreslono na podstawie:

¢ wynikdw modelowania farmakoepidemiologicznego (analiza podstawowa) przedstawionego w
rozdziale 2.5.2.1. (modelowanie struktury populacji chorych zyjacych obecnie w Polsce na
podstawie danych dotyczacych zapadalnosci na PKU i zaleznego od wieku ryzyka zgonu chorych na
PKU) lub

e struktury populacji generalnej Polski w 2018 roku [63] (analiza wrazliwosci).
Zalecenia Polskiej Grupy Roboczej Fenyloketonurii z 2006 r. [58] w zakresie podazy biatka u chorych na
fenyloketonurie przedstawiono w tabeli ponizej. W analizie podstawowej uwzgledniono $rednig wartos¢

podazy ze wskazanego przedziatu. Wartosci skrajne uwzgledniono w ramach analizy wrazliwosci.

Tabela 2. Zalecana podaz biatka u chorych na fenyloketonurie [58].

Srednia (analiza

Grupa wieku Dolna granica przedziatlu = Goérna granica przedziatu

podstawowa)

3-4 lata 2,15 g/kg m.c./d 1,8 g/kg m.c./d 2,5 g/kg m.c./d
4-10 lat 1,85 g/kg m.c./d 1,7 g/kg m.c./d 2,0 g/kg m.c./d
10-15 lat 1,30 g/kg m.c./d 1,1 g/kg m.c./d 1,5 g/kg m.c./d
15+ lat 1,15 g/kg m.c./d 1,0 g/kg m.c./d 1,3 g/kg m.c./d




Cel
2.1. Oceniana technologia i sposéb jej finansowania H“%

Od 80% do 85% ww. zapotrzebowania na biatko powinno pochodzi¢ z preparatéw dietetycznych [58].

W przypadku innej analizy ekonomicznej dla preparatow dietetycznych stosowanych w fenyloketonurii
(PKU Sphere®) [61] zatozono, ze 85% zapotrzebowania biatka bedg pokrywaty preparaty dietetyczne.
Tym samym w ramach analizy podstawowej rowniez zatozono, ze 85% zapotrzebowania biatka beda
pokrywaty preparaty dietetyczne. W ramach analizy wrazliwosci testowano wartos¢ tego parametru w
zakresie od 80% (dolna granica przedziatu wskazanego [58]) do 100% (w okresach z wysokim

poziomem fenyloalaniny).

Przy ocenie masy ciata analizowanych pacjentéw wykorzystano informacje na temat zaleznej od wieku
masy ciata 0sob z populacji Polski w wieku do 15 roku zycia [56] oraz danych dotyczacych masy ciata

dorostych 0sdb z Polski [57] (por. informacje w arkuszu ,Populacja_Polski” modelu dotagczonego do

opracowania). Wykorzystane dane przedstawiono na wykresie ponizej.

Wykorzystane informacje na temat struktury wieku analizowanych pacjentéw przedstawiono w tabeli

ponizej.




Ocena konsekwencji finansowych dla ptatnika publicznego i $wiadczeniobiorcow decyzji o finansowaniu ze srodkdw

publicznych stosowania srodka specjalnego przeznaczenia zywieniowego Mevalia PKU Motion® we wskazaniu dieta

eliminacyjna w fenyloketonurii.

Tabela 3. Struktura wieku pacjentow z analizowanej populacji.

Modelowanie BIA (2020 rok; analiza Populacja generalna Polski, 2018 rok [63]
podstawowa) (analiza wrazliwosci)
3 lata 1,11% 1,0%
4 lata 1,06% 1,0%
5 lat 1,02% 1,0%
6 lat 1,04% 1,0%
7 lat 1,02% 1,1%
8 lat 1,07% 1,1%
9 lat 1,07% 1,2%
10 lat 1,14% 1,2%
11 lat 1,16% 1,1%
12 lat 1,15% 1,0%
13 lat 1,07% 1,0%
14 lat 1,03% 1,0%
15 lat 1,01% 0,9%
16 lat 0,98% 0,9%
17 lat 0,97% 1,0%
18+ lat 84,09% 84,5%

Iloczyn wszystkich ww. parametrow pozwolit okreslic Srednie dobowe spozycie gramoéw biatka z
analizowanych preparatéow wsrdd chorych w wieku powyzej 3 lat. W analizie podstawowej warto$¢ tego

parametru wyniosta 67,2 g/d.

Wspomniane dobowe spozycie uwzgledniono w przypadku wszystkich poréwnywanych interwenciji.

Na uwage zastuguje, ze analizowane $spz pod postacig gotowych, porcjowanych preparatéw w ptynie
mogg byC stosowane fgcznie z preparatami pod inng postacig (np. gotowe porcje wytacznie w
pracy/szkole, a nieporcjowane proszki w domu). Niemniej jednak z uwagi na charakter poréwnywanych
$spz w niniejszej analizie uwzgledniono stosowanie wytgcznie analizowanych preparatéw. Uznano, ze
przy obecnosci refundowanych $spz pod analogiczng postacig (gotowe porcje preparatu w plynie)

przejmowanie innych preparatow jest mato prawdopodobne.

Szczegotowe informacje na temat wnioskowanej technologii zamieszczono w Analizie problemu

decyzyjnego [40].
2.2. PERSPEKTYWA ANALIzZY
Analizowany problem decyzyjny dotyczy objecia refundacjg i ustalenia urzedowej ceny dla produktu

Mevalia PKU Motion® w ramach czesci A2 Wykazu refundowanych lekdw, Srodkdw spozywczych

specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych [40] (por. rozdziat 2.1.).
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2.2. Perspektywa analizy Ce
2.3. Horyzont czasowy analizy

Proponowany sposéb refundacji uwzglednia wspotptacenie Swiadczeniobiorcy na poziomie ryczattu do

wysokosci limitu finansowania z ewentualng doptatg ponad limit [30].

Niemniej jednak w analizie uwzgledniono limit finansowania na poziomie cen detalicznych w przypadku
wszystkich analizowanych $spz, co oznacza, ze wyniki z perspektywy pacjenta sg nieistotne. Tym samym
uznano, ze przy zaktadanej kategorii odptatnosci $wiadczeniobiorcy wyniki z obydwu perspektyw

ekonomicznych s3 tozsame.

Majgc powyzsze na uwadze, zgodnie z Wytycznymi dla przeprowadzania ocen technologii medycznych,
opublikowanymi przez AOTMIT [1], niniejsza analiza wplywu na budzet zostata przeprowadzona z
perspektywy pfatnika publicznego (podmiotu zobowigzanego do finansowania $wiadczen ze $rodkdw
publicznych; Narodowego Funduszu Zdrowia; NFZ) oraz perspektywy wspolnej ptatnika publicznego i
$wiadczeniobiorcow — przedstawiono wyniki z perspektywy wspdlnej ktdre sg tylko niewiele wyzsze od
wynikéw z perspektywy ptatnika publicznego.

Wyniki z perspektywy ptatnika publicznego przedstawiono w analizie wrazliwosci.

2.3. HORYZONT CZASOWY ANALIZY

W analizie wptywu na budzet dokonuje sie oceny wptywu danej technologii medycznej na jednoroczny
budzet opieki zdrowotnej w czasie kilku lat nastepujgcych po podjeciu decyzji o finansowaniu ze $rodkéw
publicznych nowej technologii, zazwyczaj do ustalenia sie rownowagi na rynku lub co najmniej w ciggu

pierwszych 2 lat od daty rozpoczecia finansowania danej technologii medycznej ze Srodkéw publicznych

[1].

Punkt poczatkowy niniejszej analizy obejmuje pierwszy rok, w ktdérym bedzie mozliwe stosowanie
refundowanego $spz Mevalia PKU Motion® w ramach scenariusza nowego (przy zatozeniu pozytywnej

decyzji Ministra Zdrowia dotyczacej objecia refundacjg wnioskowanej technologii).

Ustalono, ze ze wzgledu na charakter wnioskowanej technologii (podobna posta¢ wnioskowanej
technologii wzgledem technologii opcjonalnych) moment stabilizacji analizowanego rynku powinien
wystgpi¢ szybko i na tej podstawie przyjeto, ze bedzie to okres pierwszych 2 lat obowigzywania
pozytywnej decyzji refundacyjnej Ministra Zdrowia (tj. dwa petne lata po roku wpisania wnioskowanej
technologii do Wykazu).

Zasadnos$¢ co najmniej 2-letniego okresu potwierdzajg informacje w art. 11. ust. 3 pkt. 3 Ustawy o

refundacji [30] S$wiadczace, iz pozytywne rozpatrzenie wniosku o objecie refundacjg i ustalenie
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Ocena konsekwencji finansowych dla ptatnika publicznego i $wiadczeniobiorcow decyzji o finansowaniu ze $rodkow c.-
=]
publicznych stosowania srodka specjalnego przeznaczenia zywieniowego Mevalia PKU Motion® we wskazaniu dieta H

eliminacyjna w fenyloketonurii.

urzedowej ceny dla produktu Mevalia PKU Motion®, stosowanego w analizowanym wskazaniu, bedzie

obowigzywac przez 2 lata od decyzji Ministra Zdrowia.

Tym samym w ramach analizy wptywu na budzet refundacji ceny $spz Mevalia PKU Motion ® w
analizowanym wskazaniu przeprowadzono symulacje wysokosci naktaddw finansowych z jednorocznego
budzetu ptatnika publicznego i wydatkéw S$wiadczeniobiorcow. Przeprowadzono réwniez ocene
konsekwencji finansowych dla kolejnych lat obserwacji w odniesieniu do poréwnywanych ze sobg
mozliwych scenariuszy (,nowy scenariusz” vs ,scenariusz istniejgcy”) w okresie 2 pierwszych lat
obowigzywania pozytywnej decyzji Ministra Zdrowia, przy corocznej ocenie wydatkow z budzetu ptatnika

publicznego.

2.4. SCENARIUSZE POROWNYWANE I PUNKTY KONCOWE ANALIZY

W ramach analizy porédwnano wydatki z portfeli $wiadczeniobiorcow oraz naktady finansowe z
perspektywy ptatnika publicznego (podmiotu zobowigzanego do finansowania $wiadczen medycznych)
ponoszone w ramach opieki nad pacjentami z analizowanej populacji w przypadku braku dziatan
majacych na celu rozszerzenie dostepu do wnioskowanej technologii (status guo, ,,scenariusz istniejacy”;
brak finansowania produktu Mevalia PKU Motion® ze $rodkéw publicznych) oraz wysokos$¢ tych
nakladéw w sytuacji finansowania wnioskowanej technologii ze $rodkéw publicznych (,nowy

scenariusz”).

W chwili obecnej (sierpien 2019 roku) pacjent z analizowanej populacji ma mozliwo$¢ stosowania
opcjonalnych technologii refundowanych o podobnej postaci (porcjowane, gotowe preparaty w ptynie).
W scenariuszu istniejgcym uwzgledniono wiec stosowanie tylko preparatéw refundowanych — z wysokim
prawdopodobienstwem wykorzystanie wnioskowanej technologii przy braku refundacji nie bedzie
wysokie ze wzgledu na rdznice w koszcie dla $wiadczeniobiorcy (3,20 PLN za opakowanie

refundowanych $spz vs co najmniej kilkuset PLN w przypadku wnioskowanej technologii bez refundacji).

W ramach nowego scenariusza zatozono przejecie przez wnioskowang technologie czesci rynku
sprzedazy refundowanych $spz. Przyjeto, ze zmiana statusu refundacyjnego wnioskowanej technologii
spowoduje wzrost jej wykorzystania kosztem tylko refundowanych $spz, ktére majg podobng postac, tj.
preparatow dostepnych pod postacig gotowych porcji zawierajacych 10 lub 20 g ekwiwalentu biatka w
ptynie (PKU Cooler®, PKU Lophlex LQ®) oraz dodatkowo porcje zawierajace 15 g ekwiwalenty biatka.

W analizie wrazliwosci uwzgledniono dodatkowo technologie podobne (PKU Express®, PKU Gel®), ktore
prawdopodobnie nie bedg zastepowane (lub bedy zastepowane w niewielkim stopniu) przez

wnioskowang technologie w przypadku jej refundacji ze wzgledu na odmienng postac (proszki
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2.4. Scenariusze poréwnywane i punkty koncowe analizy

porcjowane), ale mogg by¢ stosowane wsérdd chorych z analizowanej populacji i sg refundowane ze

$rodkow publicznych.

Pominieto inne refundowane $spz (wszystkie preparaty kompletne, preparaty skondensowane

nieporcjowane, preparaty skondensowane porcjowane w proszku majgce odpowiedniki w ptynie) ze

wzgledu na odmienny sktad preparatéw, odmienne wskazania do stosowania i postac [40].

Informacje na temat wszystkich aktualnie refundowanych $spz w analizowanym wskazaniu

przedstawiono w tabeli ponizej.

Tabela 4. Informacje na temat refundowanych $spz w analizowanym wskazaniu.

Nr grupy Opis grupy [37], [58]: grupa wieku, skiad, postac Nazwa handlowa Wiaczony?
. . . . - Whnioskowana
®
Nowa >3 r.z., preparat skondensowany, porcjowany, w ptynie Mevalia PKU Motion technologia
niemowleta (do 1 r.z.), preparat skondensowany, .
216.1 nieporcjowany, w proszku Milupa PKU 1 wykluczony
216.10 >1r.z (zalef:any dp 8 r.z.), preparat kompletny, Milupa PKU 2 mix wykluczony
nieporcjowany, w proszku
216.11 >8 r.z., preparat skondensowany, nieporcjowany, w proszku Milupa PKU 2 secunda wykluczony
216.12 >8 r.z., preparat kompletny, porcjowany, w ptynie Milupa PKU 2 shake wykluczony
216.13 >1 r.z., preparat kompletny, nieporcjowany, w proszku Phenyl-Free 2 wykluczony
216.14 >8 r.z., preparat skondenspwapy, porcjowany, w proszku (ma Lophlex wykluczony
odpowiednik w ptynie)
216.15 >8 r.z., preparat kompletny, porcjowany, w ptynie Easiphen wykluczony
216.16 >1 r.z., preparat kompletny, nieporcjowany, w proszku Phenyl-Free 2HP wykluczony
216.17 >8 r.z., preparat kompletny, porcjowany, w proszku XP Maxamum wykluczony
kobiety przygotowujace sie do cigzy, w trakcie cigzy i w
216.18 okresie laktacji , preparat kompletny, nieporcjowany, w Milupa PKU 3 tempora wykluczony
proszku
. . . Opcjonalna
216.19 >4 r.z., preparat skondensowany, porcjowany, w ptynie PKU Lophlex LQ technologia
216.2 niemowleta i mate d2|.eC| (za]ecama do 3r.z.), preparat Phenyl-Free 1 wykluczony
kompletny, nieporcjowany, w proszku
216.20 >3 r.z., preparat skondensow_any + DHA, porcjowany, w PKU Cooler Opqonaln.a
ptynie technologia
. . Podobna
216.21 >3 r.z., preparat skondensowany, porcjowany, w proszku PKU Express technologia
216.22 od 0,5 do 10 r.z., preparat skondensowany, porcjowany, w PKU Gel Podobna_
proszku technologia
216.3 niemowleta, preparat kompletny, nieporcjowany, w proszku Milupa PKU 1 mix wykluczony
216.4 niemowleta +_d2|eC|_ do 3 r.z., preparat kompletny, XP Analog LCP wykluczony
nieporcjowany, w proszku
216.5 >15 r.z., preparat skondensowany, nieporcjowany, w proszku Milupa PKU 3 advanta wykluczony
216.6 >15 r.z., preparat skondensowany, porcjowany, w tabletkach Milupa PKU 3 wykluczony
216.8 >1r.z. (zalecan_y do 8 r.z.), preparat skondensowany, Milupa PKU 2 prima wykluczony
nieporcjowany, w proszku
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Ocena konsekwencji finansowych dla ptatnika publicznego i $wiadczeniobiorcow decyzji o finansowaniu ze srodkdw

publicznych stosowania srodka specjalnego przeznaczenia zywieniowego Mevalia PKU Motion® we wskazaniu dieta

eliminacyjna w fenyloketonurii.

Nr grupy Opis grupy [37], [58]: grupa wieku, skiad, posta¢ Nazwa handlowa Wiaczony?

216.9 1 - 10 r.z., preparat kompletny, porcjowany, w proszku PKU Anamix junior wykluczony

Uwzgledniono wylacznie prezentacje $spz zawierajgce 10 lub 20 g ekwiwalentu biatka w porcji, zgodnie
z charakterem wnioskowanej technologii. Zatozono, ze wnioskowana technologia zastgpi opcjonalne
technologie refundowane zawierajgce takg samg ilos¢ ekwiwalentu biatka (np. porcje 10 g zastgpig tylko

porcje 10 g) oraz cze$¢ rynku sprzedazy porcji 15 g.

Uwzgledniono wyfgcznie koszty bezposrednie medyczne rdznigce w okresie podawania poréwnywanych

technologii, zgodnie z zatozeniami analizy ekonomicznej [83].

Zestawienie zatozen poréwnywanych scenariuszy przedstawiono w tabeli ponizej.

Tabela 5. Zestawienie zatozen poréwnywanych scenariuszy.

Scenariusz istniejacy (status quo) Nowy scenariusz \

Mevalia PKU Motion®: porcje 10 gi 20 g
PKU Cooler®: porcje 10 g, 15gi20 g
PKU Lophlex LQ®: porcje 10gi 20 g

Dodatkowo w analizie wrazliwosci:
PKU Express®: porcje 15gi20g
PKU Gel®: porcje 10 g

PKU Cooler®: porcje 10g, 15gi20g

PKU Lophlex LQ®: porcje 10gi20g

Dostepne $spz Dodatkowo w analizie wrazliwosci:

PKU Express®: porcje 15gi20 g
PKU Gel®: porcje 10 g

Stosowanie wnioskowanej

technologii nie tak
Dobowe dawki 67,2 g ekwiwalentu biatka na dobe
Inne réznice Brak

W ramach niniejszej analizy wptywu na system ochrony zdrowia przedstawiono:

¢ liczebno$¢ populacji, o ktérej mowa w §6 ust. 1 i 2 rozporzadzenia [3] (por. rozdziat 2.5.),

o ilosciowa prognoze rocznych wydatkéw podmiotu zobowigzanego do finansowania $wiadczen ze
$rodkéw publicznych, jakie bedg ponoszone na leczenie pacjentéw w stanie klinicznym wskazanym
we whiosku, z wyszczegdlnieniem sktadowej wydatkéw stanowigcej refundacje ceny wnioskowanej
technologii przy zatozeniu, ze minister wlasciwy do spraw zdrowia nie wyda decyzji o objeciu
refundacja, o ktérej mowa w art. 11 ust. 1 ustawy, zgodnie z §6 ust. 4 rozporzadzenia [3] (prognoza
opisana jako ,scenariusz istniejacy”, status qguo),

e ilosciowg prognoze rocznych wydatkéw podmiotu zobowigzanego do finansowania $wiadczen ze
$rodkéw publicznych, jakie beda ponoszone na leczenie pacjentéw w stanie klinicznym wskazanym
we wniosku, z wyszczegodlnieniem sktadowej wydatkdw stanowigcej refundacje ceny wnioskowanej
technologii, przy zatozeniu, ze minister wiasciwy do spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu
refundacja, o ktérej mowa w art. 11 ust. 1 ustawy, zgodnie z §6 ust. 5 rozporzadzenia [3] (prognoza

opisana jako ,nowy scenariusz”),
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2.5. Charakterystyka i liczebno$¢ analizowanej populacji

e 0szacowanie réznicy miedzy ww. prognozami, zgodnie z §6 ust. 6 rozporzadzenia [3],

e zgodnie z §6 ust. 7 rozporzadzenia [3], przedstawiono réwniez prognozy i réznice w ich wartosciach
dla dwdch skrajnych scenariuszy wielkosci populacji docelowej (warianty opisane jako ,minimalny”

i ,maksymalny”).

W ramach niniejszej analizy podjeto réwniez probe oszacowania aktualnych rocznych wydatkow
podmiotu zobowigzanego do finansowania $wiadczen ze srodkéw publicznych, ponoszonych na leczenie
pacjentdw w stanie klinicznym wskazanym we wniosku, z wyszczegdlnieniem sktadowej wydatkéw
stanowigcej refundacje ceny wnioskowanej technologii, o ile wystepuje, zgodnie z §6 ust. 3

rozporzadzenia [3].

2.5. CHARAKTERYSTYKA I LICZEBNOSC ANALIZOWANEJ POPULACJI

2.5.1. CHARAKTERYSTYKA ANALIZOWANEJ POPULAC]II

Zarejestrowane wskazania do stosowania ocenianego produktu obejmuja diete eliminacyjng w
fenyloketonurii i innych hyperfenyloalaninemiach wérdéd chorych w wieku powyzej 3 lat.
Whnioskowany zakres wskazania obejmuje wytgcznie diete eliminacyjng w fenyloketonurii, zgodnie z

istniejgcym sposobem refundacji innych $spz [37].

Tym samym populacje niniejszej analizy stanowili pacjenci z fenyloketonurig w wieku powyzej 3 lat.

W opracowaniu uwzgledniono charakterystyki populacji docelowej w celu okredlenia $redniego
dobowego zapotrzebowania na biatko i oczekiwanego zuzycia analizowanych $spz. Uwzgledniono

zalezng od wieku $rednig mase ciata (opisang w rozdziale 2.1.) oraz strukture wieku.

W analizie podstawowej strukture wieku populacji chorych na fenyloketonurie okreslono na podstawie
wynikow modelowania farmakoepidemiologicznego przedstawionego w kolejnych rozdziatach. W skrdcie,
na podstawie uwzglednionej zapadalnosci wérdd danej grupy oséb urodzonych w Polsce w danym roku
(1:7 000 w analizie podstawowej) okreslono liczbe 0oséb dozywajgcych danego wieku. Przy ocenie ryzyka
zgonu uwzgledniono dane dotyczace trwanie zycia w Polsce w 2018 roku [62] (por. arkusz
»Populacja_Polski”) przyjmujac, ze skutecznie kontrolowana fenyloketonuria nie wptywa na ryzyko
zgonu wsrod analizowanych chorych [61]. Wykorzystano réwniez liczbe urodzen zywych w Polsce od
1950 do 2021 roku okreslong na podstawie danych dotyczacych Polski [48], [63].
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eliminacyjna w fenyloketonurii.

W opracowaniu uwzgledniono populacje otwartg pacjentdow — obserwacji poddawano zagregowang
grupe pacjentow wymagajgcych diety eliminacyjnej kazdego roku horyzontu czasowego analizy.
Nie poddawano obserwacji kazdego pacjenta osobno, gdyz brakuje wiarygodnych informacji

umozliwiajgcych przeprowadzenie tego typu analizy.

W pierwszej kolejnosci oceniono rozpowszechnienie stanu klinicznego wskazanego we Wniosku kazdego
roku (liczbe pacjentow, ktorzy moga stosowac wnioskowang technologie lub opcjonalne technologie) i
nastepnie okreslono wydatki z budzetu ptatnika publicznego i wydatki z portfeli $wiadczeniobiorcow przy
uwzglednieniu danych wejsciowych i zatozert modelu Analizy ekonomicznej [83].

2.5.2. LICZEBNOSC POPULACII

Przeprowadzono ocene liczebnosci populacji pacjentéw w stanie klinicznym wskazanym we wniosku przy
uwzglednieniu:

o wskaznikdw zapadalnosci na PKU w Polsce;

¢ wynikdw analizy medycznych baz danych pacjentdw z Polski [64], [65];

o wielkosci sprzedazy opcjonalnych technologii refundowanych.

Uzupetnienie danych epidemiologicznych z wykorzystaniem danych sprzedazowych byta niezbedna,

gdyz:

¢ wskazniki epidemiologiczne okre$lone w ramach badan przekrojowych czesto nie odzwierciedlajg
realnej liczby pacjentow korzystajgcych ze Swiadczen medycznych (cze$¢ chorych nie
zdiagnozowana w praktyce klinicznej, cze$¢ pacjentow nie wymaga stosowania $spz z
analizowanych grup);

e znaczna czeSC¢ pacjentdw nie przestrzega diety, czesto odrzucajgc lub pomijajgc kolejne porcje
stosowanych $spz [73], skutkiem czego liczebno$¢ populacji docelowej dla wnioskowanej
technologii ulega zmniejszeniu wzgledem liczebnosci populacji chorych;

¢ za wzgledu na swa posta¢, wnioskowana technologia nie bedzie wptywata na wykorzystanie $spz
wsrod chorych aktualnie niestosujgcych gotowych, porcjowanych preparatéw w ptynie — zwiekszy¢

moze jedynie réznorodno$¢ preparatdw o takiej samej postaci i zastgpi¢ cze$¢ rynku ich sprzedazy.
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2.5. Charakterystyka i liczebno$¢ analizowanej populacji %

2.5.2.1. LICZEBNOSC POPULACII, O KTORE] MOWA W § 6 UST. 1 PKT. 1
ROZPORZADZENIA [3]

Zgodnie z wynikami analizy baz danych NFZ [64], [65], pod koniec 2015 roku w Polsce zyto 2 706
chorych na fenyloketonurie (E70.0 wg ICD-10 — ,Klasyczna fenyloketonuria”) oraz 660 pacjentow
chorych na inne hyperfenyloalaninemie (E70.1 wg ICD-10 — ,Inne hyperfenyloalaninemie”).

Na uwage zastuguje, ze ww. dane dotyczg pacjentéw korzystajgcych ze $wiadczen gwarantowanych, u
ktérych odpowiednie kody ICD-10 wpisywane jako rozpoznanie gtéwne konsekwentnie w catym okresie
obserwacji w obrebie baz danych [64], [65]. Oznacza to, ze cze$¢ pacjentdw (np. jednokrotne
pojawienie sie odpowiedniego kodu ICD-10 lub wpisanie kodu jako rozpoznania towarzyszacego przy
innych chorobach wspotistniejgcych bedacych powodem hospitalizacji) mogta nie zosta¢ uchwycona w
ramach oceny chorobowos$ci PKU w badaniu [64], [65]. Niemniej jednak dane dotyczace zapadalnosci
w kohortach urodzeniowych (12,93 chorych na PKU na 100 tys. urodzen i 5,57 chorych na inne
hyperfenyloalaninemie na 100 tys. urodzen) mogg mie¢ znacznie wyzsza wiarygodno$é, gdyz dotycza
obserwacji oséb od momentu rozpoznania gtéwnie w okresie noworodkowym i niemowlecym.

W przypadku PKU dane te pokrywaja sie réwniez z najczesciej raportowanymi wspotczynnikami
zapadalnosci na PKU w Polsce wynoszgcymi od 1:8 000 do 1:7 000 urodzen zywych [60], [61].

Majac na uwadze okreSlenie chorobowosci PKU w Polsce przeprowadzono modelowanie
farmakoepidemiologiczne. Wychodzac od liczby urodzen roku kazdego roku i wskaznika zapadalnosci na
PKU okreslono liczbe chorych na PKU dozywajgcych odpowiedniego wieku w horyzoncie niniejszej
analizy.

Przy ocenie ryzyka zgonu uwzgledniono dane dotyczace trwania zycia w Polsce w 2017 roku [62] (por.
arkusz ,Populacja_Polski”), przyjmujac, ze skutecznie kontrolowana fenyloketonuria nie wptywa na

ryzyko zgonu wsrdd analizowanych chorych [61].

Liczbe urodzen w Polsce w latach 1950 — 2018 okres$lono na podstawie danych GUS [63]. Liczbe urodzen
w latach 2019 — 2021 okres$lono na podstawie prognozy ludnosci rezydujacej dla Polski na lata 2015 —
2050 [48], skorygowanej o bfad prognozy okreslony na podstawie ekstrapolacji btedu obserwowanego
w latach 2015 - 2018.

Ekstrapolacja btedu zostata przedstawiona ponizej.
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T

Wykorzystujgc $rednig prognoze (wariant prawdopodobny) oraz dolng i gdrng granice przedziatu

predykcji prognozy (warianty skrajne) okreslono oczekiwang liczbe urodzen zywych w latach 2019 -

2021.

Potagczone dane dotyczace liczby urodzen w Polsce w latach 1950 — 2021 przedstawiono na wykresie

ponizej. Szczegdlty przedstawiono w czesci 3. arkusza ,Populacja_Polski” modelu dotaczonego do

opracowania.




Cei
2.5. Charakterystyka i liczebno$¢ analizowanej populacji

Wykorzystujgc dostepne dane dotyczace zapadalno$ci na PKU (1:7 000 urodzen w wariancie
prawdopodobnym i maksymalnym oraz 12,93/100 tys. urodzen w wariancie minimalnym) dla kazdej
kohorty urodzeniowej okreslono liczbe prawdopodobnych przypadkéw PKU.

Analogicznie postepowano w przypadku chorobowosci na inne hyperfenyloalaninemie (5,57 chorych na
inne hyperfenyloalaninemie na 100 tys. urodzen)™.

Nastepnie z wykorzystaniem zaleznego od wieku ryzyka zgonu [62] okreslono liczbe chorych

dozywajgcych danego wieku.

Wyniki modelowania przedstawiono ponizej.

“ wyniki obliczen wykorzystane wylacznie w niniejszym raporcie — brak wptywu na wyniki analizy; weryfikacji obliczenh mozna
dokona¢ z poziomu modelu wpisujgc wartos¢ zapadalnosci w komorke Ustawienia_BIA!G11 (wyniki w Ustawienia_BIA!G23:G25)




Ocena konsekwencji finansowych dla ptatnika publicznego i $wiadczeniobiorcow decyzji o finansowaniu ze $rodkow 3
@l

publicznych stosowania srodka specjalnego przeznaczenia zywieniowego Mevalia PKU Motion® we wskazaniu dieta H

eliminacyjna w fenyloketonurii.

Przeprowadzone obliczenia nie wymagaty sprecyzowania momentu rozpoznania choroby. Niemniej
jednak poczynione zatozenia (przede wszystkim: ryzyko zgonu state w catym horyzoncie analizy na
poziomie ryzyka zgonu Polaka w 2017 roku) stanowig ograniczenia metody (w latach 60-tych XX wieku
ryzyko zgonu bylo wyzsze niz obecnie) i z wysokim prawdopodobienstwem zawyzajg okreslong

chorobowos¢.

Wyniki modelowania przedstawiono w tabeli ponize;j.




Cel
2.5. Charakterystyka i liczebno$¢ analizowanej populacji %

Niemniej jednak, w praktyce klinicznej tylko cze$¢ z ww. pacjentéw bedzie skionna korzystaé z

wnioskowanej technologii. Odsetek tych pacjentéw okreSlono na podstawie danych sprzedazowych
opcjonalnych technologii refundowanych (PKU Cooler® i PKU Lophlex LQ® w analizie podstawowej; PKU
Cooler®, PKU Lophlex LQ®, PKU Express® i PKU Gel® w analizie wrazliwosci) w latach 2015 — 2018 [42],
[43], [46], [49].

W pierwszej kolejnosci okreslono wysoko$¢ sprzedazy opcjonalnych technologii z podziatem na
prezentacje zawierajgce porcje 10 g, 15 g i 20 g w latach 2015 — 2018 [42], [43], [46], [49]. Nastepnie
wykorzystujac srednie spozycie dzienne ekwiwalentu biatka (67,2 g/d; por. rozdziat 2.1.) i liczbe dni w
roku okreslono liczbe osobo-lat spozycia $spz w horyzoncie analizy. Warto$¢ tg nastepnie
ekstrapolowano na lata 2019 — 2021.

Wyniki ekstrapolacji zaprezentowano na rysunku 5. na nastepnej stronie (szczegéty w arkuszu
»Obliczenia_BIA").

Wykorzystujgc okreslone liczby osobo-lat stosowania opcjonalnych $spz okreSlono odsetek
wykorzystania tych preparatow w analizowanej grupie chorych na PKU (okreslono iloraz osobo-lat
stosowania $spz i chorobowosci PKU w kolejnych latach analizy).

Wspomniane obliczenia przeprowadzono przy zatozeniu nieprzerwanego stosowania analizowanych
preparatéw w ciggu roku. Tym samym w przypadku analizowanych interwengiji kilku pacjentéw mogto
by¢ uwzglednionych jako jeden pacjent stosujgcy analizowane interwencje przez caty rok. Niemniej
jednak ograniczenie to ma wplyw wylacznie na prezentowang liczbe pacjentéw, a nie ma wptywu na

wyniki kosztowe analizy wptywu na budzet, gdyz przy ocenie kosztéw odwrdcono kolejnos¢ obliczen.

Przeprowadzone obliczenia pozwolity takze zmniejszy¢ wplyw zjawiska nieprzestrzegania diety przez
pacjentéw z analizowanej populacji na wyniki analizy, gdyz uwzgledniajg faktyczne zuzycie opcjonalnych

technologii w Polsce.

25




Ocena konsekwencji finansowych dla ptatnika publicznego i $wiadczeniobiorcow decyzji o finansowaniu ze $rodkow

Cel

publicznych stosowania srodka specjalnego przeznaczenia zywieniowego Mevalia PKU Motion® we wskazaniu dieta

T

eliminacyjna w fenyloketonurii.

W ramach dalszych obliczern wykorzystano zaréwno Srednie warto$ci prognozy liczby osobo-lat

stosowania analizowanych $spz (wariant prawdopodobny) jak i dolng i gérng granice 95% przedziatu

predykcji (warianty skrajne).




2.5. Charakterystyka i liczebno$¢ analizowanej populacji

Okreslony odsetek wykorzystania opcjonalnych technologii refundowanych przedstawiono w tabeli

ponizej.

IJ|
J
J

Na podstawie przedstawionych informacji okreslono liczebno$¢ populacji chorych ktérzy w praktyce

klinicznej mogg stosowac wnioskowang technologie.

J

J
J
mnn| mun wan| |
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publicznych stosowania srodka specjalnego przeznaczenia zywieniowego Mevalia PKU Motion® we wskazaniu dieta

H

eliminacyjna w fenyloketonurii.

Strukture wykorzystania poszczegolnych technologii opcjonalnych okres$lono na podstawie danych z
okresu styczen — marzec 2019 [47]. Dane przedstawiono w tabeli ponizej.

Tabela 9. Struktura wykorzystania §spz w scenariuszu istniejagcym.

Porcje 10 g Porcje 20 g Porcje 15 g \
PKU Cooler 21,1% 26,6% 100,0%
PKU Express 0,0% 0,0% 0,0%
PKU Gel 0,0% 0,0% 0,0%
PKU Lophlex LQ 78,9% 73,4% 0,0%

2.5.2.2, LICZEBNOSC POPULACJI, O KTORE] MOWA W § 6 UST. 1 PKT. 2
ROZPORZADZENIA [3]

Stopien wykorzystania wnioskowanej technologii w przypadku jej refundacji okre$lono w ramach 3

wariantow.




2.5. Charakterystyka i liczebno$¢ analizowanej populacji

Przejecie rynku sprzedazy porcji 15 g przez wnioskowang technologie (porcje 10 lub 20 g) wymaga

zatozenia odnosnie do struktury sprzedazy wnioskowanej technologii powstatego wsréd pacjentow

dotychczas przyjmujacych preparaty w porcjach po 15 g. Przejecie to ustalono na podstawie oceny

najmniejszych wielokrotnosci porcji 10 g i 20 g bilansujgcych spozycie ekwiwalentow przy wykorzystaniu

tylko porcji 15 g. Zidentyfikowano 3 mozliwe scenariusze przejecia porcji 15 g:

e 3 porcje 10 g zastepujg 2 porcje 15 g (stosunek wykorzystania porcji 10 g i 20 g wynosi 3:0 >
100% wykorzystania porcji 10 g);

e 1 porcja po 10 g i 1 porcja po 20 g zastepujg 2 porcje po 15 g (stosunek wykorzystania porcji 10
g i 20 g wynosi 1:1 - 50% wykorzystania porcji 10 g i 50% wykorzystania porcji 20 g);
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e 15 porcji 20 g zastepuja 20 porcji 15 g (stosunek wykorzystania porcji 10 g i 20 g wynosi 15:0 >
100% wykorzystania porcji 20 g).

Jednorazowe zuzycie 15 lub 20 porcji $spz jest mato prawdopodobne stad przypisano mu niskie
prawdopodobienstwo  wystgpienia (5%); w przypadku pozostatych scenariuszy zatozono
prawdopodobienstwo ich wystgpienia na takim samym poziomie (95%/2).

Wypadkowy stosunek wykorzystania porcji 10 g i 20 g wynidst wiec 1:0,29 (77,6% wykorzystania porcji
10 g i 22,4% wykorzystania porcji 20 g).

Poszczegdlne scenariusze testowano w analizie wrazliwosci.

2.5.2.3. PODSUMOWANIE INFORMACJI NA TEMAT WIELKOSCI POPULACII PACJENTOW

Podsumowanie informacji na temat liczebnosci populacji docelowej, uwzglednionej w ramach analizy

podstawowej przedstawiono w tabeli ponizej.

Tabela 10. Podsumowanie liczebnosci populacji pacjentéw, uwzglednionej w ramach analizy podstawowej;

I \
— =

wartosci zaokraglone.
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2.5. Charakterystyka i liczebno$¢ analizowanej populacji c.
-]
2.6. Analiza wptywu na skutki zdrowotne = H

2.7. Koszty uwzglednione w opracowaniu

N

.6. ANALIZA WPLYWU NA SKUTKI ZDROWOTNE

Nie przeprowadzono szczegdtowej analizy wptywu na skutki zdrowotne. Zgodnie z zatozeniami Analizy
ekonomicznej [83] w opracowaniu nie uwzgledniono réznic w efektach klinicznych poréwnywanych

technologii.

N

7. KOSZTY UWZGLEDNIONE W OPRACOWANIU

W ramach niniejszego opracowania uwzgledniono zasoby zuzywane w trakcie leczenia pacjentéw z
fenyloketonurig w warunkach polskich. Uwzgledniono koszty dotyczgce stosowania diety eliminujgcej

fenyloalanine.

Zasoby uwzglednione w analizie zwigzane sg przede wszystkim z kosztami z perspektywy ptatnika
publicznego i $wiadczeniobiorcow. Uwzgledniono wytgcznie koszty bezposrednie medyczne, rdznigce

poréownywane schematy leczenia — koszt analizowanych $spz.

Dane kosztowe zebrano w sierpniu 2019 roku, z aktualizacjg w grudniu 2019 roku.

W opracowaniu uwzgledniono analogiczne zatozenia i dane wejsciowe dla kosztéw jak w przypadku
Analizy ekonomicznej [83]. Informacje na temat sugerowanego sposobu finansowania wnioskowanej

technologii ze $rodkéw publicznych przedstawiono w rozdziale 2.1. niniejszego opracowania.

W opracowaniu uwzgledniono sugerowane ceny poszczegdlnych prezentacji wnioskowanej technologii

(tabela ponizej).

|
y
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F
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eliminacyjna w fenyloketonurii.

W opracowaniu wykorzystano strukture sprzedazy poszczegdlnych prezentacji wnioskowanej technologii

na podstawie prognozy Wnioskodawcy (w analizie podstawowej wykorzystano dane dotyczace 1 roku

refundacji; tabela ponizej).

J
J
J

i

W ramach analizy wrazliwosci rozwazono refundacje poszczegdinych prezentacji wnioskowanej

technologii.

Sredni koszt jednostkowy wnioskowanej technologii (1 g) wynidst:

Koszt refundowanych $spz (tylko preparaty o porcjach takich jak w przypadku wnioskowanej technologii)
okreslono na podstawie Obwieszczenia Ministra Zdrowia [37] i komunikatu DGL NFZ (I kwartat 2019
roku) [47].

Koszt jednostkowy refundowanych $spz przedstawiono w tabeli ponizej.

Tabela 13. Koszt jednostkowy komparatorow.

10g Porcja 20 g 59
Kosztzalg ., , ,
|  Wspélna NFZ Wspoina Wspolna
PKU Cooler® 2,0651 PLN 2,0758 PLN 2,0496 PLN 2,0550 PLN 2,0548 PLN 2,0619 PLN
PKU Express® n/a n/a 2,1077 PLN 2,1131 PLN 2,1053 PLN 2,1200 PLN
PKU Gel® 2,2588 PLN 2,2695 PLN n/a n/a n/a n/a
PKU Lophlex LQ® 1,7728 PLN 1,7781 PLN 1,7728 PLN 1,7781 PLN n/a n/a

Opierajac sie na Wytycznych przeprowadzania ocen technologii medycznych [1], w ramach niniejszej

analizy wptywu na budzet nie uwzgledniono dyskontowania.
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2.9. Analiza wrazliwosci i wykaz parametrow analizy wptywu na budzet :

2.8. METODY ESTYMACJI WYNIKOW ANALIZY W UJECIU POPULACYINYM

Zastosowana w niniejszej analizie metoda estymacji wynikdw w ujeciu populacyjnym uwzglednia
obserwacje rocznej liczby pacjentéw, ktora pozwala okreslic sumaryczne zuzycie danych zasobow lub
sumaryczne koszty w ujeciu populacyjnym. W uproszczeniu, iloczyn liczby pacjentdw w danym roku
oraz rocznego zuzycia danego zasobu medycznego i jego kosztu jednostkowego pozwala okresli¢

catkowite wydatki wsrod pacjentdw w stanie klinicznym wskazanym we wniosku.

2.9. ANALIZA WRAZLIWOSCI I WYKAZ PARAMETROW ANALIZY WPLYWU NA
BUDZET

W ramach analizy podstawowej uwzgledniono trzy warianty:

e ,najbardziej prawdopodobny” (,prawdopodobny”, $redni), uwzgledniajacy realistyczne wartosci
parametrow dotyczacych wielkosci analizowanej populacji i wptywu refundacji wnioskowanej
technologii na budzet ptatnika publicznego,

e ,minimalny”, uwzgledniajacy skrajne zatozenia i wartosci z zakresu niepewnosci parametréw
dotyczacych wielkosci analizowanej populacji, generujgce minimalne wydatki z budzetu,

e ,maksymalny”, uwzgledniajgcy skrajne zatozenia i warto$ci zakresu niepewnosci parametrow

dotyczacych wielkosci analizowanej populacji, generujgce maksymalne wydatki z budzetu.

Parametry poszczegdlnych wariantow zostaty przedstawione w tabeli ponizej (szczegdty dotyczace

parametréw oceny wielkosci populacji zostaty przedstawiono w rozdziale 2.5.).
Tabela 14. Charakterystyka wariantow wielkosci populacji docelowej uwzglednionych w ramach analizy
podstawowej.

Wariant
~maksymalny”

Wariant

‘ Wariant ,minimalny”

prawdopodobny
Zapadalnos¢ na PKU 0,0001429 0,0001293 0,0001429




Ocena konsekwencji finansowych dla ptatnika publicznego i $wiadczeniobiorcow decyzji o finansowaniu ze $rodkow

publicznych stosowania srodka specjalnego przeznaczenia zywieniowego Mevalia PKU Motion® we wskazaniu dieta

eliminacyjna w fenyloketonurii.

H

Wspolne parametry wszystkich wariantdw przedstawiono w tabeli ponizej.

Tabela 15. Wykaz wszystkich parametrow analizy wplywu na budzet — parametry wspdlne wariantow oceny

wielkosci populacji.

Parametr

Charakter rynku
opcjonalnych

Wartosc

PKU Cooler i PKU Lophlex LQ

technologii
Porcje 10 g Porcje 20 g Porcje 15 g
Struktura PKU Cooler 21,1% 26,6% 100,0%
wykorzystania Sspz w PKU Express 0,0% 0,0% 0,0%
scenariuszu PKU Gel 0,0% 0,0% 0,0%
istniejacym PKU Lophlex LQ 78,9% 73,4% 0,0%

Dobowe spozycie
poréownywanych
technologii

67,2 g ekwiwalentu biatka

Sposob refundacji
whnioskowanej
technologii

Nowa grupa limitowa, ryczattowa odptatnos¢

Perspektywa
ekonomiczna

Wspdlna (tozsama z perspektywa ptatnika publicznego)

— I N

Sredni koszt 1 g
refundowanych sspz

Koszt 1 g (porcje Koszt 1 g (porcje Koszt 1 g (porcje

10 g) 20 g) 15 g)
PKU Cooler 2,0758 PLN 2,0550 PLN 2,0619 PLN
PKU Express n/a 2,1131 PLN 2,1200 PLN
PKU Gel 2,2695 PLN n/a n/a
PKU Lophlex LQ 1,7781 PLN 1,7781 PLN n/a

W ramach analizy wrazliwosci rozpatrywano scenariusze opisane w tabeli ponize;j.




2.9. Analiza wrazliwosci i wykaz parametréw analizy wptywu na budzet

Tabela 16. Opis scenariuszy analizy wrazliwosci.

Opis scenariusza analizy wrazliwosci

SA 00 Analiza podstawowa
SA 01 . . . L. minimalny
Skrajne warianty liczebnosci
SA 02 maksymalny
SA 03 L. PKU Cooler i PKU Lophlex LQ
Zastepowane Sspz -
SA 04 PKU Cooler, PKU Lophlex LQ, PKU Express i PKU Gel
SA 05 Prognozy Wnioskodawcy
SA 06 Na podstawie sprzedazy PKU Gel
SA 07 . . L prawdopodobnym
Wykorzystanie wnioskowanego $spz Zatozenia na podstawie [61], z —
SA 08 - - Py minimalnym
wariantem liczebnosci:
SA 09 maksymalnym
SA 10 100%
SA 11 10g:20g=1:1
SA 12 Struktura rynku w!'uos.kowangj technologii, ktory 11g:20g = 1:0
przejmuje porcje 15g
SA 13 12g:20g=0:1
SA 14 Uwzglednij wszystkie prezentacje
SA 15 Uwzglednij tylko Mevalia PKU Motion Tropical 10, 30X70ml
SA 16 Uwzglednij tylko Mevalia PKU Motion Red Fruits 10, 30X70ml
SA 17 Uwzglednij tylko Mevalia PKU Motion Tropical 20, 30x140ml
SA 18 Uwzglednij tylko Mevalia PKU Motion Red Fruits 20, 30x140ml
SA 19 Uwzglednij tylko Mevalia PKU Motion Yellow Fruits 20,30x140ml
SA 20 . NFZ
Perspektywa ekonomiczna -
SA 21 wspolna
SA 22 Nowa grupa limitowa [59]
SA 23 Grupa 216.19
SA 24 Grupa limitowa Grupa 216.20
SA 25 Grupa 216.21
SA 26 Grupa 216.22
SA 27 Grupa 216.19
SA 28 . o Grupa 216.20
Perspektywa NFZ i grupa limitowa:
SA 29 Grupa 216.21
SA 30 Grupa 216.22
SA 31 L o ryczattowa
Odptatnos¢ Swiadczeniobiorcy
SA 32 30%
SA 33 Perspektywa NFZ i 30% odptatnosc¢
SA 34 Struktura rynku sprzedazy wnioskowanej rok 1
SA 35 technologii rok 2
SA 36 o Dolna granica
Podaz biatka u chorych na PKU - -
SA 37 Gorna granica
SA 38 . . modelowanie chorobowosci PKU
Struktura wieku populacji chorych na PKU - -
SA 39 populacja generalna Polski
SA 40 . L 80%
Odsetek podazy ze $spz
SA 41 100%
SA 42 Rynek sprzedazy w 2016
SA 43 Struktura sprzedazy refundowanych $spz Rynek sprzedazy w 2017
SA 44 Rynek sprzedazy w 2018
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Ocena konsekwencji finansowych dla ptatnika publicznego i $wiadczeniobiorcow decyzji o finansowaniu ze srodkdw c:a
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eliminacyjna w fenyloketonurii.

Opis scenariusza analizy wrazliwosci

SA 45 Rynek sprzedazy w sty - mar 2019
Tylko produkty z porcjami o takiej samej zawartosci
SA 46 . ’ ; - g -
L ekwiwalentu biatka jak we wnioskowanej technologii
Charakter rynku refundowanych $spz - - — -
Wszystkie produkty (Sredni wazony koszt 1 g ekwiwalentu
SA 47 )
biatka)
SA 48 Sredni wazony
SA 49 Estymator kosztu ref. $spz minimalny
SA 50 maksymalny
3. WYNIKI ANALIZY WPLYWU NA BUDZET
3.1. AKTUALNE WYDATKI Z BUDZETU PLATNIKA PUBLICZNEGO

Obecnie produkt Mevalia PKU Motion® nie jest finansowany ze $rodkow publicznych w analizowanym
wskazaniu i tym samym sktadowa kosztéw opieki nad pacjentami w stanie klinicznym wskazanym we

whniosku, uwzgledniajaca podawanie analizowanego produktu, nie wystepuje.

Kwota refundacji preparatéw PKU Cooler (tylko dawki 10 i 20 g) i PKU Lophlex LQ (tylko preparaty
refundowane od 1 listopada 2019 roku) wyniosta w 2018 roku odpowiednio 5 483 871,34 PLN i
14 842 440,27 PLN [49]. Kwota refundacji wszystkich analizowanych $spz wyniosta 23 814 323,54 PLN

i 7 636 890,37 PLN odpowiednio w 2018 roku oraz I kwartale 2019 roku [47], [49].

Nie sg dostepne inne informacje na temat aktualnych wydatkdw wsrdd chorych, ktérzy bedg mogli

stosowac¢ wnioskowang technologie w przypadku jej refundacji.

3.2, WARIANT PRAWDOPODOBNY, ,,MINIMALNY"” I , MAKSYMALNY"”

Wyniki analizy wptywu na budzet przedstawiono w tabeli ponizej.
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3.2. Wariant prawdopodobny, ,minimalny” i ,maksymalny”
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Ocena konsekwengji finansowych dla ptatnika publicznego i $wiadczeniobiorcdw decyzji o finansowaniu ze $rodkéw publicznych stosowania $rodka specjalnego przeznaczenia Cel
zywieniowego Mevalia PKU Motion® we wskazaniu dieta eliminacyjna w fenyloketonurii.
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3.2. Wariant prawdopodobny, ,,minimalny” i ,maksymalny” H“%

Wyniki przeprowadzonej analizy wptywu na budzet wskazujg, ze podjecie pozytywnej decyzji dotyczacej

finansowania ze Srodkéw publicznych stosowania $spz Mevalia PKU Motion® we wskazaniu dieta

ciminacyna w fenyioketon.ri |

Ponizej przedstawiono wyniki z perspektywy wspdlnej, nieznacznie wyzsze od wynikdw z perspektywy

pfatnika publicznego — wyniki z obydwu perspektyw ekonomicznych uznano za tozsame.

W ramach analizy wptywu na budzet ustalono, ze koszt refundacji produktu Mevalia PKU Motion®

stosowanego w analizowanym wskazaniu wyniesie (tylko koszt wnioskowanego $spz):
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Ocena konsekwengji finansowych dla ptatnika publicznego i $wiadczeniobiorcdw decyzji o finansowaniu ze $rodkéw publicznych stosowania $rodka specjalnego przeznaczenia Cel
zywieniowego Mevalia PKU Motion® we wskazaniu dieta eliminacyjna w fenyloketonurii.

3. ANALIZA WRAZLIWOSCI

w

Wyniki analizy wrazliwosci dla analizy wptywu na budzet przedstawiono w tabeli ponizej. Szczegdtowe wyniki znajdujg sie w arkuszu ,SA_BIA” modelu

dotgczonego do opracowania.

[ |
n I ] I I
] __| | | 1 e

o || || | | | . | |
g || || | | . . || ||
g || || | | . [ || ||
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3.3. Analiza wrazliwosci
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zywieniowego Mevalia PKU Motion® we wskazaniu dieta eliminacyjna w fenyloketonurii.
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3.3. Analiza wrazliwosci H

Wyniki przeprowadzonej analizy wrazliwosci potwierdzity przedstawione wnioski i zatozenia niniejszej

analizy.
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Ocena konsekwencji finansowych dla ptatnika publicznego i $wiadczeniobiorcow decyzji o finansowaniu ze $rodkow

publicznych stosowania srodka specjalnego przeznaczenia zywieniowego Mevalia PKU Motion® we wskazaniu dieta

eliminacyjna w fenyloketonurii.

4. ANALIZA ZUZYTYCH ZASOBOW

Ponizej przedstawiono informacje na temat estymowanego zuzycia podstawowych zasobdow

medycznych (opakowan wnioskowanej technologii) w horyzoncie analizy.

]

44




5. Analiza wplywu na efekty zdrowotne c.-
an
6. Analiza wplywu na organizacje udzielania $wiadczen zdrowotnych H

7. Aspekty etyczne i spoteczne

5. ANALIZA WPLYWU NA EFEKTY ZDROWOTNE

Nie przeprowadzono analizy wptywu na efekty zdrowotne.

6. ANALIZA WPLYWU NA ORGANIZACJIE UDZIELANIA SWIADCZEN ZDROWOTNYCH

Wyniki niniejszej analizy wptywu na budzet $wiadczg, ze finansowanie ocenianej technologii ze srodkow
publicznych bedzie sie wigzac ze wzrostem kosztéw dla ptatnika publicznego.

Stosowanie produktu Mevalia PKU Motion® w analizowanym wskazaniu nie naktada szczegdinych
wymogow na pacjenta czy Swiadczeniodawce. Stosowanie wnioskowanej technologii nie wymaga
dodatkowego wyposazenia placowek medycznych (sprzet, personel i inne). Ewentualne wymagania
zwigzane z analizowang technologia medyczng sg juz spetnione przez placowki medyczne w Polsce

obejmujace opieka medyczng pacjentéw z analizowanej populacji.

Oceniana technologia obejmuje stosowanie produktu Mevalia PKU Motion® — uwaza sie, ze decyzja o
finansowaniu ze $rodkdw publicznych ocenianej technologii nie bedzie wigzata sie z dodatkowymi
naktadami finansowymi ze strony Narodowego Funduszu Zdrowia z tytutu finansowania dodatkowych
wymagan zwigzanych z tg technologig medyczng (jak transport pacjenta do wysoko wyspecjalizowanego
osrodka medycznego, na wizyty czy badania zwigzane z podawaniem ocenianego preparatu,
finansowania zakupu dodatkowego sprzetu specjalistycznego, szkolern pracownikow stuzby zdrowia,

itp.).

7. ASPEKTY ETYCZNE I SPOLECZNE

W chwili obecnej, pacjent z analizowanej populacji ma mozliwosci stosowania innych preparatéw
dietetycznych. Niemniej jednak dostepnych jest wylacznie tylko kilka opcji preparatéow

skondensowanych, porcjowanych w piynie.

Refundacja ceny wnioskowanej technologii w analizowanym wskazaniu zapewni wiekszg réznorodnosc¢
opcji dietetycznych zalecanej wsréd pacjentéw z analizowanej populacji, co pozwoli na lepsze
dostosowanie rodzaju diety do indywidualnych potrzeb pacjentéw z analizowanej populacji i moze

poprawic ich wyniki zdrowotne.
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an
publicznych stosowania srodka specjalnego przeznaczenia zywieniowego Mevalia PKU Motion® we wskazaniu dieta H

eliminacyjna w fenyloketonurii.

Obnizenie zapfaty pacjenta za wnioskowang technologie uzyskane w wyniku refundacji moze przetozyc
sie na istotny wzrost poziomu satysfakcji pacjentow i ich opiekundéw z analizowanej populacji z

otrzymanej opieki medycznej.

Nie znaleziono aspektéw ingerujacych w prawo pacjenta czy w szeroko rozumiane prawa cztowieka.

Finansowanie stosowania wnioskowanej technologii w analizowanym wskazaniu na rozwazanych w

opracowaniu zasadach spowoduije, ze:

e 7adne z grup pacjentow nie beda faworyzowane — korzysci dotycza catej populacji pacjentéw z
analizowanym rozpoznaniem,

¢ niekwestionowany bedzie réwny dostep do $wiadczenia wsrdd osdb z analizowanej populacii.

Dostep do ocenianej technologii medycznej bedzie rowny wérdd osdb, u ktorych jest ona zalecana.

Pozytywna decyzja refundacyjna nie bedzie powodowac istotnych probleméw spotecznych.

Pozytywna decyzja o finansowaniu ocenianej technologii:

o zwiekszy poziom satysfakcji pacjentow z analizowanej populacji z otrzymanej opieki medycznej ze
wzgledu na udostepnienie pacjentom skutecznej opcji dietetycznej;

e nie grozi nieakceptowaniem postepowania pacjentéw z analizowanej populacii;

e nie bedzie powodowac lub wptywac na stygmatyzacje;

e nie bedzie wywotywac leku lub dylematéw moralnych wsrdd pacjentéw z analizowanej populacii,
ich opiekunéw oraz lekarzy prowadzacych terapie;

e nie bedzie stwarza¢ problemoéw spotecznych dotyczacych ptci lub rodziny.

8. OGRANICZENIA ANALIZY

W ramach niniejszej analizy cze$¢ parametrow okreslono na podstawie wynikdw modelowania
opisanego w Analizie ekonomicznej [83]. Tym samym niektdre ograniczenia przeprowadzonego

modelowania [83] dotycza réwniez niniejszej analizy wptywu na budzet.

Ograniczeniem zwigzanym z oceng liczebnosci populacji pacjentéw w stanie klinicznym wskazanym we
wniosku jest zaréwno charakter uwzglednionych Zrédet informacji jak i poczynione zatozenia w
odniesieniu do oceny wielkosci analizowanej populacji pacjentéw. W ramach analizy wykorzystano
dostepne informacje na temat liczebnosci populacji pacjentdw wskazanych we wniosku. Niemniej

jednak, przy braku wiarygodnych danych epidemiologicznych dotyczacych populacji z Polski
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8. Ograniczenia analizy ~Ce
9. Dyskusja H

wykorzystano dane sprzedazowe, ktére nie pozwalajg jednoznacznie okresli¢ liczby chorych stosujgcych

dana technologie. Sam fakt wykorzystania danych sprzedazowych, pomimo faktu, iz aspekt ten nie

wplywa na wyniki kosztowe analizy, stanowi niewatpliwe ograniczenie niniejszej analizy.
9. DYSKUSIA

Przedmiotem opracowania byta ocena konsekwencji finansowych dla pfatnika publicznego i
$wiadczeniobiorcow podjecia decyzji o finansowaniu ze S$rodkéw publicznych stosowania produktu

Mevalia PKU Motion® we wskazaniu dieta eliminacyjna w fenyloketonurii.

W ramach analizy wykorzystano opublikowane zrédfa informacii.
Szczegoty dotyczace ograniczen uwzglednionych w opracowaniu zrédet informacji przedstawiono w

rozdziatach: 2., 3. i 5. Analizy ekonomicznej [83] oraz w rozdziale 2. niniejszej analizy wptywu na budzet.

W chwili obecnej, stosowanie produktu Mevalia PKU Motion® nie jest finansowane ze $rodkéw
publicznych.
Podjecie decyzji o finansowaniu produktu Mevalia PKU Motion® na sugerowanych zasadach-

W ramach analizy BIA testowano 3 warianty oceny sprzedazy wnioskowanej technologii po objeciu
refundacja; uwzgledniono:

o zatozenia dotyczace innego $spz ocenianego przez AOTMIT (PKU Sphere) i stosowanego w
analizowanym wskazaniu;

o docelowe wykorzystanie PKU Gel wsrod wszystkich analizowanych skondensowanych
preparatéw porcjowanych (w tym wariancie uwzgledniono faktyczny udziat nowego $spz po uzyskaniu
refundacji);

o prognozy Whnioskodawcy w zakresie docelowej liczby sprzedanych opakowan wnioskowanej
technologii w przypadku jej refundacji.

Nie s dostepne precyzyjne informacje na temat prognozy przeprowadzonej przez Wnioskodawce.
Opierata sie ona na poréwnaniu rynku sprzedazy skondensowanych preparatéw porcjowanych w ptynie
w Polsce i innych krajach europejskich. Majac na uwadze, iz wylgcznie informacje dotyczace
wykorzystania PKU Gel wsrod wszystkich analizowanych skondensowanych preparatéw porcjowanych
sg w petni weryfikowalne i dotyczace faktycznego udziatu nowego $spz po uzyskaniu refundacji, w
ramach aktualizacji BIA ten wariant analizy zostat uwzgledniony jako podstawowy; pozostate warianty

testowano w analizie wrazliwosci.
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publicznych stosowania srodka specjalnego przeznaczenia zywieniowego Mevalia PKU Motion® we wskazaniu dieta H

eliminacyjna w fenyloketonurii.

Przyjeto, ze zmiana statusu refundacyjnego wnioskowanej technologii spowoduje wzrost jej
wykorzystania kosztem tych refundowanych $spz, ktére majg podobng postaé, tj. preparatow
dostepnych pod postacig gotowych porcji zawierajgcych 10 lub 20 g ekwiwalenty biatka w piynie.

Chorzy na fenyloketonurie podlegajg Scistej diecie i doktadnie kontrolujg ilos¢ spozywanego biatka lub
jego ekwiwalentu. Wnioskowana technologia i komparatory to gotowe, porcjowane $spz w piynie.
Stosowane bedg prawdopodobnie jako dodatek do innych $spz stosowanych regularnie (np. tylko
podczas podrdzy, na wycieczce, poza domem). Oznacza to, ze u wiekszosci pacjentow preparaty te
spozywane beda jednorazowo lub co jakis czas. W takiej grupie pacjentow wielkos¢ porcji bedzie miata
znaczenie i tylko wérdd niektorych z nich stosowanie porcji 10 g i/lub 20 g bedzie zamienne z porcjg
15 g (np. dla pacjenta spozywajgcego jednorazowo 2 porcje 15 g mozliwe jest zastosowanie 1 porcji 10
g i 1 porcji 20 g). Tym samym przyjecie zatozenia o przejeciu rynku sprzedazy porcji 15 g wigze sie z
wysokg niepewnoscig. Majac dodatkowo na uwadze niski udziat sprzedazy porcji 15 g w chwili obecnej
(od 3,9% do 6,7% w latach 2015 — 2018) ten segment sprzedazy zostat wykluczony z pierwotnej wersji
analizy BIA. Biorgc pod uwage watpliwosci i zalecenia analitykéw AOTMIT w trakcie aktualizacji BIA
dodano porcje 15 g do rynku sprzedazy potencjalnie przejmowanego przez wnioskowang technologie.
Dane te uwzgledniono réwniez przy szacowaniu liczebnosci populacji docelowej dla wnioskowanej

technologii.

Kwalifikacje do nowej grupy limitowej uzasadniono na podstawie analizy wskazan objetych refundacja
dla preparatéw z poszczegdlnych grup, zakresem wskazan do stosowania wnioskowanej technologii,
postacig farmaceutyczng i charakterem wnioskowanej technologii (ptyn porcjowany, skondensowany).
W przypadku preparatow dietetycznych wspdlna grupa limitowa nie znajduje zastosowania, gdyz moze
ograniczy¢ dostep niektérym pacjentom do tych preparatéw. Wsrod pacjentdw z analizowanej populacji
wybor preparatu dietetycznego czesto podlega subiektywnym kryteriom jak odpowiedni smak czy
konsystencja. W przypadku wspolnej grupy limitowej istnieje zagrozenie, ze czeS¢ pacjentow z uwagi
na wyzszy koszt preparatu bardziej dla nich odpowiedniego odstepowataby od zalecen dietetycznych,

co mogtoby miec¢ negatywne skutki zdrowotne.

10. WNIOSKI KONCOWE

W ramach analizy wptywu na budzet ustalono, ze koszt produktu Mevalia PKU Motion® stosowanego w
analizowanym wskazaniu wyniesie:
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10. Whnioski koficowe

Wyniki przeprowadzonej analizy wrazliwosci potwierdzity przedstawione wnioski i zatozenia niniejszej

analiz . |

Refundacja ceny wnioskowanej technologii w analizowanym wskazaniu zapewni wiekszg réznorodnos¢
opcji dietetycznych zalecanej wsréd pacjentdw z analizowanej populacji, co pozwoli na lepsze
dostosowanie rodzaju diety do indywidualnych potrzeb pacjentéw z analizowanej populacji i moze

poprawic ich wyniki zdrowotne.

11. OCENA ZAPOTRZEBOWANIA NA ANALIZE RACIJONALIZACYINA

Zgodnie z zapisami ustawy o refundacji [30], uzasadnienie wniosku o objecie refundacjg i ustalenie
urzedowej ceny zbytu $spz zawiera analize racjonalizacyjng jedynie w przypadku, gdy analiza wptywu
na budzet podmiotu zobowigzanego do finansowania $wiadczen ze $rodkéw publicznych wykazuje wzrost

kosztéw refundacji. Wyniki przeprowadzonej analizy wptywu na budzet $wiadczg, iz finansowanie ze

$rodkdw publicznych stosowania Mevalia PKU Motion® _
I - <} podstovie prpronadono anaizs

racjonalizacyjng — analize racjonalizacyjng przedstawiono w osobnym dokumencie.
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15. OCENA SPELNIENIA WYMOGOW FORMALNYCH ANALIZY

Tabela 20. Ocena zgodnosci analizy wptywu na system ochrony zdrowia z Rozporzadzeniem Ministra Zdrowia z

dnia 2 kwietnia 2012 r. w sprawie minimalnych wymagan oraz ocena metodyki analizy wptywu na budzet zgodna
z kryteriami AOTMIT.

Pytanie Odpowiedz  Odwotanie ®
Czes¢ 1. Pytania zwigzane z oceng spetnienia minimalnych wymagan
Czy informacje zawarte w analizie wptywu na Rozdziaty: 2.4, — sierpien 2019; czes¢ informacji
budzet sg aktualne na dzien ztozenia TAK 2 é T przedstawiono w Analizie
whiosku? o ekonomicznej
Czy informacje w zakresie cen oraz poziomu i . h
) . L . Aktualne Obwieszczenie
spo_sobu ﬁnan_s_owanla tec_r_molo_gu TAK Rozdziaty: 2.1. i Ministra Zdrowia (na 1 lip 2019
whnioskowanej i technologii opcjonalnych sa 2.7. roku)
aktualne na dzien ztozenia wniosku?
§2. Czy informacje w zakresie skutecznosci i
bezpieczenstwa technologii wnioskowanej i Rozdziaty 2.6. i Aktualny przeglad
- . TAK
technologii opcjonalnych sg aktualne na 2.8. systematyczny
dzien ztozenia wniosku?
Czy przedstawiane w analizie wyniki
przegladow systematycznych (uzytecznosci, TAK ) szczegoty w Analizie
konwergencji wynikow, itp.) sg aktualne na ekonomicznej
dzien ztozenia wniosku?
8§ 6. ust 1. |Czy analiza wptywu na budzet zawiera:
e 0szacowanie rocznej liczebnosci populacji
ob,eJmUchg] wszystkich paCJentgw, u Rozdziat 2.5.2.;
: ktorych wnioskowana technologia moze -
pkt 1 lita p TAK podsumowanie w -
by¢ zastosowana lub komentarz rozdziale 2.5.2.3
stwierdzajacy zgodnos¢ wskazanej e
populacji z populacja z pkt 1 lit b?
e 0szacowanie rocznej liczebnosci populacji Rozdziat 2.5.2.;
pkt 1 lit b . . . TAK podsumowanie w -
docelowej, wskazanej we wniosku? )
rozdziale 2.5.2.3.
e 0szacowanie rocznej liczebnosci populacji Rozdziat 2.5.2.;
pkt 1 lit c w ktorej wnioskowana technologia jest TAK podsumowanie w -
obecnie stosowana? rozdziale 2.5.2.3.
e 0szacowanie rocznej liczebnosci
populacji, w ktdrej wnioskowana
technologia bedzie stosowana przy
zatozeniu, ze minister wtasciwy do spraw Rozdziat 2.5.2.;
pkt 2 zdrowia wyda decyzje o objeciu TAK podsumowanie w -
refundacja, o ktérej mowa w art. 11 ust. rozdziale 2.5.2.3.
1 ustawy, lub decyzje o podwyzszeniu
ceny, o ktérej mowa w art. 11 ust. 4
ustawy?
o tabelke ze wskazaniem rocznej
liczebnosci populacji o ktérej mowa w § )
§|glu ftzl 6. ust 1. pkt 1 i 2 rozporzadzenia TAK wzrcl;_zgz;ale -
P (informacje dla kazdego roku horyzontu e
czasowego w tym zakresie)

56
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Odwotanie ®

pkt 3

oszacowanie aktualnych rocznych
wydatkéw podmiotu zobowigzanego do
finansowania Swiadczen ze $rodkéw
publicznych, ponoszonych na leczenie
pacjentow w stanie klinicznym
wskazanym we wniosku, z
wyszczegolnieniem sktadowej wydatkow
stanowiacej refundacje ceny
whnioskowanej technologii, o ile
wystepuje?

Odpowiedz

TAK

Rozdziat 3.1.

pkt 4

iloSciowa prognoze rocznych wydatkow
podmiotu zobowigzanego do
finansowania $wiadczen ze $rodkéw
publicznych, jakie beda ponoszone na
leczenie pacjentow w stanie klinicznym
wskazanym we wniosku, przy zatozeniu,
ze minister wtasciwy do spraw zdrowia
nie wyda decyzji 0 objeciu refundacig, o
ktorej mowa wart. 11 ust. | ustawy, lub
decyzji o podwyzszeniu ceny, o ktorej
mowa wart. 11 ust. 4 ustawy?

TAK

Rozdziat 3.2.

Prognoza opisana jako
»Scenariusz istniejacy” lub
status quo

wyszczegolnienie sktadowej wydatkow
stanowiacej refundacje ceny
whnioskowanej technologii ww. prognozy?

TAK

Rozdziat 3.2.

pkt 5

ilosciowg prognoze rocznych wydatkow
podmiotu zobowigzanego do
finansowania $wiadczen ze srodkéw
publicznych, jakie beda ponoszone na
leczenie pacjentéw w stanie klinicznym
wskazanym we wniosku, przy zatozeniu,
ze minister wtasciwy do spraw zdrowia
wyda decyzje o objeciu refundacijg, o
ktorej mowa wart. 11 ust. | ustawy, lub
decyzje o podwyzszeniu ceny, o ktorej
mowa wart. 11 ust. 4 ustawy?

TAK

Rozdziat 3.2.

Prognoza opisana jako ,nowy
scenariusz”; zatozono
pozytywng decyzje w ramach
tego scenariusza

wyszczegolnienie sktadowej wydatkow
stanowigcej refundacje ceny
whnioskowanej technologii ww. prognozy?

TAK

Rozdziat 3.2.

pkt 6

oszacowanie dodatkowych wydatkéw
podmiotu zobowigzanego do
finansowania Swiadczen ze $rodkéw
publicznych, jakie beda ponoszone na
leczenie pacjentéw w stanie klinicznym
wskazanym we wniosku, stanowigcych
roznice pomiedzy prognozami, o ktérych
mowa w pkt 4 i 5 (réznica w catkowitych
wydatkach na pacjentéw w stanie
klinicznym wskazanym we wniosku)?

TAK

Rozdziat 3.2.

oszacowanie dodatkowych wydatkow
podmiotu zobowigzanego do
finansowania $wiadczen ze $rodkéw
publicznych zwigzanych z refundacja ceny
whnioskowanej technologii (réznice w
wydatkach na refundacje ceny
whnioskowanej technologii)?

TAK

Rozdziat 3.2.

pkt 7

minimalny i maksymalny wariant
oszacowania, 0 ktérym mowa w pkt 6 —
réznica pomiedzy prognozami, o ktérych
mowa w pkt 4 i 5 (réznicy w catkowitych
wydatkach na pacjentéw w stanie
klinicznym wskazanym we wniosku)?

TAK

Rozdziaty 3.3. i
3.4.
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Odpowiedz  Odwotanie ®

e minimalny i maksymalny wariant
oszacowania, 0 ktérym mowa w pkt 6 —

réznica pomiedzy prognozami, o ktdrych

mowa w pkt 4 i 5 w zakresie wydatkow TAK Rozdziaty 3.3. i }
dotyczacych refundacji ceny 3.4.
whnioskowanej technologii (réznicy w
wydatkach na refundacje ceny
whnioskowanej technologii)?

o zestawienie tabelaryczne wartosci, na
podstawie, ktorych dokonano oszacowan,

Rozdziaty 2.1 3., | Szczegdly dotyczace danych

pkt 8 0 ktérych mowa w pkt 1-3, 6 i 7 oraz TAK podsumowanie w wejsuowych_w an_al|2|e
z e tabelach 14-15. ekonomicznej
prognoz, o ktérych mowa w pkt 4 i 5;
et o2 ] Cze$¢ informacji
o opssledse iz e aaiael], e pethins Rozdziat 2 przedstawiona w analizie
I;ngghwdgtsq?; o6ois ;a(c)?av;a:r,og:ggryg:h TAK podsumowanie w ekonomicznej (nie
ktérych mowa w pkt 4 i 52 rozdziale 2.9. dupllkowa_no przed_;tawmnych
pkt 9 informaciji)
o wyszczegolnienie zatozen dotyczacych
kwalifikacji wnioskowanej technologii do TAK Rozdziat 2.1. 3

grupy limitowej i wyznaczenia podstawy
limitu?

o dokument elektroniczny, umozliwiajacy
powtorzenie wszystkich kalkulacji, w
wyniku, ktérych uzyskano oszacowania, o Mowa o nim m.in

pkt 10 ktérych mowa w pkt 1-3, 6 i 7 oraz TAK w rozdziale 2 5 ’ -

prognozy, o ktérych mowa w pkt 4 i 5. =
oraz komentarz w raporcie stwierdzajacy
obecno$¢ takiego dokumentu?

Czy przeprowadzone oszacowania
8§ 6. ust 2. |przeprowadzono w horyzoncie czasowym TAK Rozdziat 2.3. -
wiasciwym dla analizy wptywu na budzet?

Czy przeprowadzone oszacowania obejmuja
przewidywany przedziat czasu wystarczajacy
do ustalenia rownowagi na rynku od zajscia
zmiany wynikajacej z wydania przez ministra
wiasciwego do spraw zdrowia decyzji o
objeciu refundacjg?

8§ 3. pkt 4. TAK Rozdziat 2.3. -

Czy przeprowadzone oszacowania obejmuja
§ 3. pkt 4. |przewidywany przedziat czasu nie krétszy niz TAK Rozdziat 2.3. -
2 lata?

Czy szacowania, o ktdrych mowa w ust. 1
pkt 1-3, 6 i 7 oraz prognozy, o ktdrych mowa ) )
w ust. 1 pkt 4 i 5, dokonano na podstawie TAK Rozd2|2a’éy 2.5.1 -
oszacowan, o ktérych mowa w ust. 1 pkt 1 i e
2?

§ 6. ust 3. |czy jezeli nie byto mozliwe przedstawienie
wiarygodnych oszacowan, o ktérych mowa w
ust. 1 pkt 1 i 2, analiza wptywu na budzet
zawiera dodatkowy wariant, w ktdrym
oszacowania te uzyskano w oparciu o inne
dane?

TAK Rozdziat 2.5. -
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Czy opisano metody analizy w zakresie:
rodzaju parametréw epidemiologicznych
okreslajacych wielkos¢ populacji
(zapadalnosc vs. rozpowszechnienie), okresu
generowania wynikow zdrowotnych i
kosztéw (np. przesuniecie w czasie

Odpowiedz

Odwotanie ®

Rozdziaty 2.5.,

8§ 6. ust 1. |wynikajace z takiego samego TAK 26.i2.8 -
prawdopodobienstwa wigczenia do R
obserwacji pacjentdw), estymacji wynikow
BIA z uwzglednieniem wynikéw analizy
ekonomicznej (wyniki w ujeciu populacyjnym
na podstawie wynikéw modelowania
kohortowego), jezeli dotyczy?
Czy jezeli wnioskowane warunki objecia refundacjg obejmuja instrumenty dzielenia ryzyka, o ktérych mowa
§ 6.ust4. |wart. 11 ust. 2 pkt 7 ustawy, oszacowania, o ktérych mowa w ust. 1 pkt 1-2 (wielkos¢ populacji), przedstawiono
w nastepujacych wariantach:
e z uwzglednieniem proponowanego . .
EE instrumentu dzielenia ryzyka? Nie dotyczy Rozdziat 2.1.
pkt 2 . pez uwzglednignia proponowanego TAK Rozdziat 2.5. )
instrumentu dzielenia ryzyka?
Czy jezeli wnioskowane warunki objecia refundacjg obejmuja instrumenty dzielenia ryzyka, o ktérych mowa
§ 6. ust 4. |wart. 11 ust. 2 pkt 7 ustawy, oszacowania, o ktorych mowa w ust. | pkt 3 (aktualne wydatki), przedstawiono w
nastepujacych wariantach:
e 7z uwzglednieniem proponowanego . . }
EE instrumentu dzielenia ryzyka? Nie dotyczy Rozdziat 2.1.
e bez uwzglednienia proponowanego . )
22 instrumentu dzielenia ryzyka? TAK Rozdziat 3.1.
Czy jezeli wnioskowane warunki objecia refundacjg obejmujg instrumenty dzielenia ryzyka, o ktérych mowa
§ 6. ust 4. |wart. 11 ust. 2 pkt 7 ustawy, prognozy, o ktdrych mowa w ust. 1 pkt 4 i 5 (catkowite wydatki dla
poréwnywanych prognoz) przedstawiono w nastepujacych wariantach:
e 7z uwzglednieniem proponowanego . ’ )
A instrumentu dzielenia ryzyka? Nie dotyczy Rozdziat 2.1.
e bez uwzglednienia proponowanego - )
Pkt 2 instrumentu dzielenia ryzyka? TAK Rozdziat 3.2.
Czy jezeli wnioskowane warunki objecia refundacjg obejmujg instrumenty dzielenia ryzyka, o ktoérych mowa w
§6. ust4 art. 11 ust. 2 pkt 7 ustawy, oszacowania, o ktorych mowa w ust. 1 pkt 6 i 7 (réznice w catkowitych wydatkach,
) " Jroznice w wydatkach na refundacje wnioskowanej technologii — wariant sredni, minimalny, maksymalny)
przedstawiono w nastepujacych wariantach:
e z uwzglednieniem proponowanego . ] )
pkt 1 instrumentu dzielenia ryzyka? Nie dotyczy Rozdziat 2.1.
pkt 2 gavezvZdisduien alpropoNoHancay TAK  |Rozdziat 3.2.-3.3. -
instrumentu dzielenia ryzyka?
Czy jezeli wnioskowane warunki objecia
refundacjg obejmuja utworzenie nowej,
odrebnej grupy limitowej, analiza wptywu na - )
D Gn s budzet zawiera wskazanie dowoddow TAK Rozdziat 2.1.
spetnienia wymagan, o ktérych mowa w art.
15 ust. 3 pkt 1 i 3 ustawy?
Czy jezeli wnioskowane warunki objecia
refundacjg obejmuja kwalifikacje do
wspdlnej, istniejacej grupy limitowej, analiza
8§ 6. ust 6. |wptywu na budzet zawiera wskazanie TAK Rozdziat 2.1. -
dowodow spetnienia kryteriow, o ktdrych
mowa w art. 15 ust. 2 i wymagania, o
ktorych mowa w art. 15 ust. 3 pkt 2 ustawy.
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Odpowiedz

Odwotanie ®

§3.pkt7i
9

Czy obliczenia przedstawione w analizie
wptywu na budzet uwzgledniajg procedury
medyczne mozliwe do zastosowania w
danym stanie klinicznym, we wnioskowanym
wskazaniu, zgodnie ze stanem faktycznym w
dniu ztozenia wniosku lub komentarz
argumentujacy brak takich procedur?

TAK

Rozdziat 2.4.

§3.pkt7i
9

Czy obliczenia przedstawione w analizie
wptywu na budzet uwzgledniajg
refundowane na teranie Polski procedury
medyczne mozliwe do zastosowania w
danym stanie klinicznym, we wnioskowanym
wskazaniu, zgodnie ze stanem faktycznym w
dniu ztozenia wniosku lub komentarz
argumentujacy brak takich procedur?

TAK

Rozdziat 2.4.

§8.

Czy analiza zawiera:

pkt 1

o dane bibliograficzne wszystkich
wykorzystanych publikacji, z
zachowaniem stopnia szczegdtowosci
umozliwiajgcego jednoznaczng
identyfikacje kazdej z wykorzystanych
publikacji?

TAK

Rozdziat 12.

pkt 2

o wskazanie innych zrddet informacji
zawartych w analizach, w szczegdlnosci
aktéw prawnych oraz danych osobowych
autoréw niepublikowanych badan, analiz,
ekspertyz i opinii?

TAK

Rozdziat 2.;

Czesc I1. Ocena metodyki analizy wplywu na budzet zgodna z kryte

audytor/koordynator)

riami AOTM (wypeinia

AWA

Czy zatozenia dotyczace liczebnosci populacji
pacjentow, w ktorej bedzie stosowany i
finansowany wnioskowany lek zostaty dobrze
uzasadnione?

TAK

Rozdziat 2.5.2.

AWA

Czy uzasadniono wybor horyzontu
czasowego?

TAK

Rozdziat 2.3.

AWA

Czy zatozenia dotyczace lekéw obecnie
stosowanych w danym wskazaniu i ich
finansowania (ceny, limity, poziom
odpfatnosci) i innych uwzglednionych
$wiadczen (wycena punktowa i wartos¢
punktéw) sg zgodne ze stanem na dzien
ztozenia wniosku?

TAK

Rozdziaty 2.4. i
2.7.

Szczegoty przedstawiono w
analizie ekonomicznej;

AWA

Czy zatozenia dotyczace zmian w
analizowanym rynku lekdw zostaty dobrze
uzasadnione?

TAK

Rozdziaty 2.4. i
2.5.2.

AWA

Czy zatozenia dotyczace struktury i zmian w
analizowanym rynku lekéw s3 zgodne z
zatozeniami dotyczacymi komparatorow
przyjetymi w analizach klinicznej i
ekonomicznej?

TAK

Rozdziaty 2.4. i
2.5.2.

AWA

Czy twierdzenia i zatozenia dotyczace
aktualnej i przysztej sprzedazy
whnioskowanego leku sg spdjne z danymi
udostepnionymi przez NFZ?

TAK

Rozdziat 2.5.2.

AWA

Czy twierdzenia i zatozenia dotyczace
przysztej sprzedazy leku sg spdjne z danymi
z wniosku?

TAK

Rozdziat 2.5.2.;
4,

60




15. Ocena spetnienia wymogoéw formalnych analizy

Odpowiedz  Odwotanie ®

Czy zatozenie dotyczace poziomu
AWA odptatnosci wnioskowanego leku spetnia TAK Rozdziat 2.1. -
kryteria art. 14 ustawy o refundacji?

Czy zatozenie dotyczace kwalifikacji
AWA whnioskowanego leku do grupy limitowej TAK Rozdziat 2.1. -
zostaty dobrze uzasadnione?

Czy dokonano oceny niepewnosci Rozdziaty 2.9.i | Analiza wartosci skrajnych +

el uzyskiwanych oszacowan? TAK 3.3.-3.5. analiza wrazliwosci
Czy nie pominieto zadnej istotnej dla oceny Rozdziaty 2.7. i Szczegoty w analizie

AWA A " 7 TAK ) ]
wptywu na budzet kategorii kosztow? 3.5. ekonomicznej

Czy uzasadniono prognoze przekroczenia
AWA catkowitego budzetu na refundacje i udziatu | Nie dotyczy Rozdziat 3.
podmiotu w kwocie przekroczenia?

Por. informacje w Analizie
racjonalizacyjnej

Czy nie stwierdzono innych btedow w
podejsciu analitycznym wnioskodawcy, TAK
obnizajgcych wiarygodnos¢ przedstawionej
analizy?

AWA - Nie stwierdzono

Czy nie stwierdzono btedéw w obliczeniach
AWA lub ekstrakcji danych, ktore wptynety na TAK - Nie stwierdzono
wyniki oszacowan?

Czesc II1. Dodatkowe pytania zwigzane z oceng analizy opracowane m.in. na podstawie Wytycznych AOTM
(wypetnia audytor/koordynator)

Czy zdefiniowano charakter populacji
(otwarta/zamknieta) i czy przedstawiono
5.1.1. kryteria wigczenia i wytgczania

W.AOTM poszczegdlnych pacjentow z analizy wptywu
na budzet (generowania raportowanych
kosztow i efektow)?

Rozdziaty 2.5. i )
TAK 2.8.

Czy w przypadku wspotptacenia

5.1.1. przedstawiono koszty ponoszone przez
W.AOTM pacjenta, ich wartosci srednie, a w
uzasadnionych przypadkach takze zakres?

TAK Rozdziat 2.2. -

Czy analize wplywu na budzet
przeprowadzono z perspektywy
$wiadczeniobiorcy lub przedstawiono TAK Rozdziat 2.2. -
komentarz argumentujacy brak tej
perspektywy?

5.1.1.
W.AOTM

Czy uwzgledniono horyzont czasowy
wystarczajacy do ustalenia rownowagi na
5.1.2. rynku lub obejmujacy co najmniej pierwsze 2
W.AOTM lata (tj. 24 miesigce) od daty rozpoczecia
finansowania danej technologii medycznej ze
$rodkéw publicznych?

TAK Rozdziat 2.3. -

Czy zdefiniowano punkt poczatkowy analizy
wptywu na budzet i czy przedstawiono
wyniki oceny wptywu wnioskowanej

\sl\}lA?(;TM technologii ha jednoroczny budzet opieki TAK Rozdziat 2.3. -
’ zdrowotnej (podziat horyzontu czasowego na
okresy zwigzane z planowanym budzetem
ptatnika publicznego)?
\5N1A3(‘)TM Czy przeprowadzono analize wrazliwosci? TAK Rozdziat 2.9.
Czy uwzgledniono scenariusz
przedstawiajacy aktualng praktyke
513 (,scenariusz istniejacy”) oraz scenariusz
W. AdTM przewidywany po wprowadzeniu TAK Rozdziat 2.4. -

nowej/usunieciu obecnie refundowanej
technologii (,scenariusz nowy”), koszty ww.
scenariuszy oraz wyniki inkrementalne?
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Ocena konsekwencji finansowych dla ptatnika publicznego i $wiadczeniobiorcow decyzji o finansowaniu ze $rodkow

publicznych stosowania srodka specjalnego przeznaczenia zywieniowego Mevalia PKU Motion® we wskazaniu dieta

eliminacyjna w fenyloketonurii.

5.1.4.
W.AOTM

Czy uwzgledniono zrédta danych zgodne z
opisem przedstawionym w rozdziale 5.1.4.
Wytycznych oraz czy przedstawiono sposob
ich wyszukiwania?

Odpowiedz

TAK

Odwotanie ®

Rozdziat 2.

5.1.5.
W.AOTM

Czy wzieto pod uwage mozliwe zwiekszenie
liczebnosci populacji indukowane
dostepnoscig nowej technologii na rynku?

TAK

Rozdzialy 2.4.,
2.5.

5.1.5.
W.AOTM

Czy liczebno$¢ populacji oceniono poprzez:
(1) okreslenie rozpowszechnienia
rozwazanego stanu chorobowego, (2)
oszacowanie liczby osdb, dla ktérych
istniatyby wskazania do zastosowania
technologii, (3) oszacowanie pozycji
rynkowej technologii w poszczegdinych
wskazaniach na podstawie spodziewanego
odsetka populacji, ktory bedzie uzywac
rozwazanej technologii, w zestawieniu z
czescig populacji, ktora bedzie uzywac
technologii opcjonalnych w danym
wskazaniu?

TAK

Rozdziaty 2.5. i
2.8.

5.1.5.
W.AOTM

Czy skonstruowano alternatywne warianty
do oceny liczebnosci populacji?

TAK

Rozdziat 2.5.2.

5.1.6.
W.AOTM

Czy opisano i uzasadniono zatozenia
dotyczace ,scenariusza istniejgcego”
oraz “scenariusza howego”?

TAK

Rozdziat 2.4.

5.1.7.
W.AOTM

Czy zostato przeanalizowane stwierdzenie,
ze skalkulowane wydatki beda zauwazalne w
rzeczywistej praktyce?

TAK

Rozdziat 3.2.

5.1.7.
W.AOTM

Czy przedstawiono wyniki oceny zuzycia
poszczegdlnych $wiadczen medycznych
uwzglednionych w analizie?

TAK

Rozdziat 3. i 4.

5.1.7.
W.AOTM

Czy nie uwzgledniono dyskontowania wraz z
komentarzem uzasadniajagcym to podejscie?

TAK

Rozdziat 2.7.

5.1.7.
W.AOTM

Czy w ocenie kosztow catkowitych
uwzgledniono: wydatki zwigzane z oceniang
technologig, koszt dodatkowych naktadow w
systemie ochrony zdrowia zwigzanych z
wdrozeniem ocenianej technologii,
zmniejszenie naktadow zwigzanych ze
zmniejszonym stosowaniem
dotychczasowych technologii w przypadku
przejscia na oceniang technologie,
zmniejszenie kosztow zwigzanych z
oszczednosciami w zakresie innych
Swiadczen (np. redukcjg hospitalizacji)?

TAK

Rozdziaty 2.6.,
2.7.

- W.AOTM

Czy przedstawiono komentarz zwigzany z
opisem warunkow wprowadzenia
whnioskowanej technologii i zwigzanych z tym
kosztéw (potrzeba przeszkolenia personelu,
opracowania nowych wytycznych klinicznych
badz zmiany zasad diagnostyki)?

TAK

Rozdziat 6.

- W.AOTM

Czy przedstawiono wptyw rozwazanej decyzji
na organizacje udzielania $wiadczen
zdrowotnych (wydatki publiczne w sektorach
innych niz ochrona zdrowia)?

TAK

Rozdziat 6.

Czy przeanalizowano aspekty etyczne i spoteczne rozwazanej decyzji, w zakr

esie:

5.2. W.AOTM

o  kosztdw lub wynikéw zdrowotnych
dotyczacych osdb innych niz w stanie
klinicznym wskazanym we wniosku
(wptywy zewnetrzne)?

TAK

Rozdziat 7.
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15. Ocena spetnienia wymogoéw formalnych analizy

Odpowiedz  Odwotanie ®

e faworyzowania niektorych grup
5.2. W.AOTM pacjentdéw na skutek zatozen TAK Rozdziat 7. -
przyjetych w analizie ekonomicznej?

e  rownego dostepu do wnioskowanej
5.2. W.AOTM technologii przy jednakowych TAK Rozdziat 7. -
potrzebach?

e  zakresu korzysci w odniesieniu do
wielkosci populacji (duza korzysc dla
waskiej grupy osob; korzys¢ mata, ale
powszechna)?

5.2. W.AOTM TAK Rozdziat 7. -

e  niezaspokojonych dotychczas potrzeby

grup spotecznie uposledzonych? TAK Rozdziat 7. )

5.2. W.AOTM

e  odpowiedzi dla oséb o najwiekszych
potrzebach zdrowotnych, dla ktérych
nie ma obecnie dostepnej zadnej
metody leczenia?

5.2. W.AOTM TAK Rozdziat 7. -

e  generowania problemoéw spotecznych
(. poziomu satysfakcji pacjentow z
otrzymywanej opieki medycznej,
akceptacji postepowania przez
poszczegdlnych chorych,
stygmatyzacji, leku, dylematéw
moralnych, probleméw dotyczacych
ptci, probleméw rodzinnych)

5.2. W.AOTM TAK Rozdziat 7. -

e  braku sprzecznosci rozwazanej decyzji
5.2. W.AOTM z aktualnie obowigzujgcymi TAK Rozdziat 7. -
regulacjami prawnymi?

e  koniecznosci dokonania zmian w
5.2. W.AOTM prawie/przepisach w wyniku podjecia TAK Rozdziat 7. -
rozwazanej decyzji?

e  oddziatywania rozwazanej decyzji na TAK

prawa pacjenta lub prawa cztowieka? Rozdziat 7. .

5.2. W.AOTM

e  szczegdlnego podejscia do pacjenta,
tj. koniecznosci szczegolnego
informowania pacjenta/opiekuna,
potrzeby zapewnienia pacjentowi
prawa do poszanowania godnosci i

5.2. W.AOTM intymnosci oraz tajemnicy informacji z TAK Rozdziat 6. i 7. -

nim zwigzanych oraz potrzeby

uwzgledniania indywidualnych
preferencji, po przedstawieniu

choremu/opiekunowi informacji w

zakresie okreSlonym w prawie?

Czy podsumowanie analizy wptywu na
5.2. W.AOTM| system ochrony zdrowia przeprowadzono w Nie dotyczy - -
oparciu o analize SWOT?

Czy przedstawiono wnioski odnoszace sie do
5.3. W.AOTM| celu analizy i bedace bezposrednio zwigzane TAK Rozdziat 10.
z uzyskanymi wynikami?

5.1.10. Czy przedstawiono dyskusje, w tym
W.AOTM omaowienie ograniczen analizy?

2 fragment tekstu Rozporzadzenia Ministra Zdrowia z dnia 2 kwietnia 2012 roku ( Dz. U. Min. Zdr. 2012, poz. 388) do ktérego
odnoszg sie wskazane pytania; AWA — pytania zaczerpniete z analiz weryfikacyjnych AOTMiT; W.AOTM — dodatkowe pytania
zgodnosci analizy z Wytycznymi AOTMIT z 2016 roku;

® numer rozdziatu, tabeli, wykresu i/albo strony umozliwiajacy identyfikacje fragmentu(éw) analizy odnoszacego(ych) sie do
wskazanego zagadnienia

TAK Rozdziat 8. i 9. -
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