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Wykaz skrétow

AE Analiza ekonomiczna
AEs zdarzenia niepozadane (z ang. adverse events)
AKL Analiza kliniczna

AOTMIT Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

APD Analiza problemu decyzyjnego

AW Analiza wrazliwosci

ChPL Charakterystyka Produktu Leczniczego

Cl przedziat ufnosci (z ang. confidence interval)

DDD zdefiniowana dawka dobowa (ang. defined daily dose)

DGL Departament Gospodarki Lekami

FIX czynnik krzepniecia IX

HTA ocena technologii medycznych (z ang. Health Technology Assessment)

Mz Ministerstwo Zdrowia

NFZ Narodowy Fundusz Zdrowia

NICE National Institute for Health and Clinical Excellence

NPLH Narodowy Program Leczenia Chorych na Hemofilie i Pokrewne Skazy Krwotoczne
PICO schemat okreslajgcy kolejnos¢ analizy poszczegdlnych elementéw badan: populacji, interwencji, kom-

paratory, punkty koicowe (z ang. Population, Intervention, Comparator, Outcome)

PPL projekt programu lekowego

PPP perspektywa podmiotu zobowigzanego do finansowania $wiadczen ze srodkow publicznych

RCT badanie kliniczne z randomizacjg i grupa kontrolng (z ang. randomized controlled trial)

pdFIX osoczopochodny czynnik krzepniecia IX (z ang. Plasma-Derived Factor IX)

rFIX rekombinowany czynnik krzepniecia IX (z ang. Recombined Factor IX)

rFIXFc rekombinowane biatko fuzyjne wigzgce czynnik krzepniecia IX z domeng Fc ludzkiej immunoglobuliny

G1 (z ang. Recombinant Fusion Protein Linking Coagulation Factor IX with Fc)

rIX-FP rekombinowane biatko fuzyjne wigzgce czynnik krzepniecia IX z albuming (z ang. Recombinant Fusion
Protein Linking Coagulation Factor IX with Albumin)

RSS instrument dzielenia ryzyka (z ang. risk sharing scheme)
7P Zaktad Zamowien Publicznych
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Streszczenie

Cel

Celem niniejszej analizy jest prognoza wydat-
kow podmiotu zobowigzanego do finansowania
Swiadczen ze srodkdéw publicznych (Narodo-
wego Funduszu Zdrowia) w przypadku podjecia
decyzji o refundacji produktu leczniczego Ide-
lvion (albutrepenonakog alfa), stosowanego
w leczeniu dzieci z ciezkg hemofilig B.

Analiza zostata wykonana na zlecenie CSL Beh-
ring Sp. z 0.0., w zwigzku z planowanym ztoze-
niem do ministra wtasciwego do spraw zdrowia
wniosku o objecie refundacjg produktu leczni-
czego ldelvion w ramach programu lekowego
,Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofi-
lig AiB (ICD-10 D 66, D 67)".

Metodyka

W analizie oszacowano wptyw na budzet ptat-
nika publicznego finansowania wnioskowane;
technologii poprzez poréwnanie wydatkéw
w dwodch alternatywnych scenariuszach — ist-
niejgcym (odzwierciedlajgcym stan aktualny,
tj. brak systemowej refundacji albutrepenona-
kogu alfa) oraz nowym (stan po podjeciu ewen-
tualnej decyzji o refundacji leku Idelvion), w ho-
ryzoncie pierwszych dwéch lat od przewidywa-
nego wprowadzenia zmian. Horyzont czasowy
analizy obejmowat okres od poczatku stycznia
2021 do konca grudnia 2022.

Liczebnos$¢ populacji docelowej chorych kwalifi-
kujacych sie do leczenia z wykorzystaniem pro-
duktu Idelvion oszacowano w oparciu o dane
publikowane przez Narodowy Fundusz Zdrowia
dotyczgce liczby oséb leczonych aktualnie

Idelvion®
(albutrepenonakog alfa)
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refundowanymi rekombinowanymi badZ oso-
czopochodnymi czynnikami krzepniecia IX w ra-
mach aktualnie obowigzujgcego programu le-
kowego. Zatozono przy tym, ze do momentu
rozpoczecia horyzontu czasowego analizy (sty-
czen 2021) w ramach programu lekowego le-
czenia hemofilii B zostang wprowadzone
zmiany rozszerzajgce kryteria kwalifikacji do le-
czenia z wykorzystaniem rekombinowanych
czynnikéw krzepniecia IX. Zatozono takze, ze re-
fundacja leku Idelvion nie wptynie na zmiane li-
czebnosci populacji pacjentéw leczonych w sce-
nariuszu nowym, a jedynie doprowadzi w do
zmiany udziatéw rynkowych poszczegdlnych
technologii medycznych.

Do okreslenia aktualnych oraz przysztych pozy-
cji rynkowych opcjonalnych strategii leczenia
wykorzystano informacje dostarczone przez
Whnioskodawce dotyczgce odsetka pacjentéw
spetniajacych wyszczegdlnione kryteria kwalifi-
kacji do programu leczenia dtugodziatajgcymi
czynnikami krzepniecia, takie jak roczna cze-
stos$¢ spontanicznych krwawien czy koniecznosc
zatozenia centralnego dostepu zylnego.

Analize przeprowadzono w wariantach: podsta-
wowym (najbardziej prawdopodobnym), mini-
malnym i maksymalnym, skonstruowanych
w oparciu o alternatywne prognozy liczebnosci
populacji docelowej oraz udziatéw docelowych
terapii lekiem Idelvion.

Ze wzgledu na petne finansowanie leczenia
z budzetu Narodowego Funduszu Zdrowia,
w analizie przyjeto perspektywe podmiotu zo-
bowigzanego do finansowania $wiadczen ze
Srodkdéw publicznych. Koszty nie zostaty pod-
dane dyskontowaniu.

Kalkulacje kosztow przeprowadzono w oparciu
o wyceny lekéw i $wiadczen publikowane przez
Narodowy Fundusz Zdrowia i Ministerstwo
Zdrowia, a takze dane 1z zakoniczonych

w zapobieganiu krwawieniom u dzieci z hemofilig B
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postepowan przetargowych Zaktadu Zamdwien

kow krzepniecia (lekow Alprolix, BeneFIX, Rixu-
bis i Idelvion), kwalifikacji oraz weryfikacji lecze-
nia, a takze diagnostyki i monitorowania.

nologii Medycznych (AOTMIT 2016) oraz Roz-
porzgdzeniem Ministra Zdrowia z dnia 2 kwiet-
nia 2012 r. (MZ 02/04/2012).

Wyniki

Liczebno$¢ populacji docelowe;j

Analiza wptywu na budzet

Idelvion®
(albutrepenonakog alfa)

AESTIMO

Whioski konncowe

Pozytywna decyzja odnosnie finansowania ze
Srodkéw budzetowych produktu leczniczego
Idelvion w ramach programu lekowego w popu-
lacji pediatrycznej pacjentdw z ciezkg postacia
hemofilii B doprowadzi do umiarkowanego
wzrostu wydatkéw ptatnika publicznego. Wy-

Dzieki refundacji leku Idelvion, pacjenci zyskaja

dodatkowg opcje terapeutyczng o skutecznosci

w zapobieganiu krwawieniom u dzieci z hemofilig B
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nie mniejszej, niz obecnie dostepne i refundo-
wane w tym wskazaniu terapie, a jednoczesnie
dzieki innowacyjnej formulacji leku, pozwalaja-
cej na wydtuzenie okresu pomiedzy kolejnymi
podaniami w ramach profilaktyki dtugotermino-
wej. Z duzym prawdopodobiestwem przetozy
sie to na nie tylko wyzszy komfort leczenia u pa-
cjentow, ale takze $cislejsze przestrzeganie za-
lecen lekarza, co w konsekwencji moze prowa-
dzi¢ do dodatkowych korzysci klinicznych.

Idelvion®
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1 Cel analizy

Celem niniejszej analizy jest prognoza wydatkéw podmiotu zobowigzanego do finansowania $Swiadczen
ze srodkow publicznych (Narodowego Funduszu Zdrowia) w przypadku podjecia decyzji o objeciu refun-
dacjg produktu leczniczego Idelvion (albutrepenonakog alfa) we wskazaniu zapobiegania krwawieniom

u dzieci z ciezka postacig hemofilii B.

Analiza zostata wykonana na zlecenie CSL Behring Sp. z 0.0., w zwigzku z planowanym ztozeniem do mi-
nistra wfasciwego do spraw zdrowia wniosku o objecie refundacjg produktu leczniczego Idelvion w ra-

mach programu lekowego ,,Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofilig Ai B (ICD-10 D 66, D 67)”.

2 Metodyka

Przeprowadzona analiza obejmowata nastepujgce gtéwne etapy obliczeniowe:

e 0oszacowanie rocznej liczebnosci populacji docelowej, kwalifikujgcej sie do zastosowania pro-
duktu Idelvion w kolejnych latach horyzontu czasowego,

e okreslenie pozycji rynkowych (udziatow) technologii stosowanych we wnioskowanym wskaza-
niu, w dwdch alternatywnych scenariuszach: istniejgcym (odzwierciedlajgcym stan aktualny,
tj. brak systemowej refundacji albutrepenonakogu alfa) oraz nowym (stan po podjeciu decyzji o
refundacji leku Idelvion),

e oszacowanie kosztéw zwigzanych z zastosowaniem wnioskowanej interwencji oraz technologii
opcjonalnych, stosowanych w populacji docelowej,

e prognoza wydatkdéw podmiotu zobowigzanego do finansowania swiadczen ze sSrodkéw publicz-
nych w poréwnywanych scenariuszach — istniejgcym i nowym, oraz dodatkowych (inkremental-
nych) wydatkéw ptatnika wynikajgcych z realizacji scenariusza nowego, z wyszczegdlnieniem

sktadowej kosztu stanowigcej kwote refundacji produktu Idelvion.

Liczebnos¢ populacji docelowej chorych kwalifikujgcych sie do leczenia z wykorzystaniem produktu Ide-
lvion oszacowano w oparciu o dane ze sprawozdania z dziatalnosci NFZ za rok 2019 (UR 6/2020/11l) do-
tyczace liczby oséb objetych programem lekowym ,Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofilig A
i B” w tym okresie. Uzupetnieniem oszacowania liczebnosci byto ustalenie aktualnie stosowanych sche-
matéw leczenia w populacji docelowej oraz ich udziatéw rynkowych. Postuzono sie w tym celu zatoze-

niami wasnymi, uzupetnionymi oszacowaniami dostarczonymi przez Wnioskodawce.

Idelvion®
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Analize wykonano w trzech wariantach: podstawowym (najbardziej prawdopodobnym), minimalnym
i maksymalnym, skonstruowanych w oparciu o alternatywne prognozy liczebnosci populacji docelowej
oraz udziatéw rynkowych terapii Idelvion. Model wptywu na budzet przygotowano w wersji elektronicz-

nej w arkuszu kalkulacyjnym programu Microsoft Excel® 2010.

Analize przeprowadzono zgodnie z wytycznymi Agencji Oceny Technologii Medycznych (AOTMIT 2016)
oraz zapisami Rozporzadzenia Ministra Zdrowia z dnia 2 kwietnia 2012 r. ,w sprawie minimalnych wy-
magan, jakie musza spetniac¢ analizy uwzglednione we wnioskach o objecie refundacjg i ustalenie urze-
dowej ceny zbytu leku oraz o podwyzszenie urzedowej ceny zbytu leku, Srodka spozywczego specjalnego
przeznaczenia zywieniowego, wyrobu medycznego, ktére nie majg odpowiednika refundowanego w da-

nym wskazaniu” (MZ 02/04/2012).

2.1  Porownywane scenariusze

W analizie wptywu na budzet (BIA) poréwnano prognozowane wydatki ptatnika publicznego w dwéch

alternatywnych scenariuszach: istniejgcym (aktualnym) i nowym (przysztym).

e Scenariusz istniejacy obrazuje stan aktualny (obecnie obowigzujacy status refundacyjny), zgod-
nie, z ktérym produkt leczniczy Idelvion nie jest finansowany ze srodkéw publicznych, a chorzy
wchodzacy w sktad populacji docelowej otrzymujg obecnie refundowane w ramach $wiadczen
gwarantowanych rekombinowane czynniki krzepniecia IX: leki BeneFIX (nonakog alfa), Rixubis
(nonakog gamma) i Alprolix (eftrenonakog alfa).

e Scenariusz nowy odpowiada sytuacji, w ktérej Minister wtasciwy do spraw zdrowia wyda decyzje
o umieszczenie leku Idelvion na liscie lekéw refundowanych. W scenariuszu nowym Idelvion
przejmuje cze$¢ udziatdow przypisanych w scenariuszu istniejgcym dostepnym komparatorom,

nie majac jednoczesnie wptywu na catkowitg liczebnos¢ populacji docelowej.

2.2 Aktualny sposéb finansowania produktu leczniczego
Idelvion i wnioskowane warunki objecia refundacja

Na chwile obecng produkt leczniczy Idelvion (albutrepenonakog alfa) nie jest finansowany systemowo

ze srodkéw publicznych (MZ 18/02/2020).

Whnioskowane warunki refundacji leku Idelvion zaktadajg jego dostepnos¢ w ramach obecnie istnieja-

cego programu lekowego ,Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofilig A i B (ICD-10 D 66, D 67)”,

Idelvion®
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stanowigcego zatacznik B.15 do Obwieszczenia Ministra Zdrowia (MZ 18/02/2020). Proponowane

zmiany w obowigzujgcym programie lekowym przedstawiono w Zatgczniku 11.2 (str. 52).
Propozycja wnioskodawcy zaktada umieszczenie nastepujgcych prezentacji leku Idelvion:

e |delvion 250 j.m., proszek i rozpuszczalnik do sporzgdzania roztworu do wstrzykiwan;
e Idelvion 500 j.m., proszek i rozpuszczalnik do sporzgdzania roztworu do wstrzykiwan;
e Idelvion 1000 j.m., proszek i rozpuszczalnik do sporzadzania roztworu do wstrzykiwan;

e |delvion 2000 j.m., proszek i rozpuszczalnik do sporzgdzania roztworu do wstrzykiwan;

w nowoutworzonej grupie limitowej, ktéra bedzie zawiera¢ wytgcznie lek Idelvion, w ktérej podstawe

limitu bedzie stanowit produkt leczniczy Idelvion 250 j.m.

W chwili obecnej w Polsce w ramach aktualnie obowigzujgcych programow lekowych ,Zapobieganie
krwawieniom u dzieci z hemofilig A i B (ICD-10 D66, D67)” (Zataczniki B.15 i B.94 do Obwieszczenia Mi-

nistra Zdrowia) dostepne sa:

e Rekombinowany czynnik krzepniecia krwi IX: refundowane sg dwa leki z tej grupy — BeneFIX
i Rixubis;
e Rekombinowany czynnik krzepniecia krwi IX o przedtuzonym dziataniu: refundowany jest jeden

lek z tej grupy — Alprolix;

Wszystkie wymienione powyzej preparaty znajdujg sie we wspdlnej grupie limitowej ,,1091.1, Factor IX
coagulationis humanus Recombinate” (MZ 18/02/2020), w ktdrej podstawe limitu wyznacza preparat
Rixubis (nonakog gamma), 3000 j.m., EAN: 05909991210144, a limit dla wszystkich produktow w tej
grupie zostat obliczony w oparciu o ich zawartos¢ wyrazong w jednostkach miedzynarodowych. Tym-
czasem w Raporcie AOTMIT opublikowanym w lutym 2020 r., dotyczgcym m.in. dotychczasowego mo-
delu finansowania koncentratéw czynnikow krzepniecia do zabezpieczenia krwawien i zabiegdw dla su-
bpopulacji pediatrycznej, analitycy Agencji stusznie zauwazajg, iz czynniki krzepniecia o przedtuzonym
dziataniu powinny by¢ traktowane inaczej, niz standardowe czynniki rekombinowane IX, przytaczajgc
m.in. opinie eksperckie wskazujgce na istotnos¢ przedtuzonego czasu dziatania, ktéry powoduje zmniej-
szenie liczby iniekcji i czestosci zaktadania zylnych cewnikdéw centralnych (str. 24, AOTMIT 2020). W tym
samym miejscu w Raporcie pojawia sie tez wazny komentarz: ,(...) w celu wtasciwej oceny kosztu czyn-
nikéw o przedtuzonym dziataniu wzgledem dotychczas stosowanych preparatow, zasadnym, z uwagi na
rozng czestotliwos¢ podawania czynnikdw, wydaje sie przed wszystkim porédwnywanie kosztu miesiecz-

nego terapii zamiast pordwnywania samej ceny jednostkowej”Zgodnie z nim, wydaje sie, ze w przypadku

Idelvion®
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produktu Alprolix, limit finansowania powinien by¢ wyznaczony w oparciu wtasnie o miesieczne zuzycie
leku lub PDD, a nie o liczbe j.m. w opakowaniu, cho¢ w rzeczywistosci w przypadku czynnikéw krzepnie-

cia o przedtuzonym dziataniu bardziej zasadne bytoby po prostu utworzenie odrebnej grupy limitowe;.

_ Szczegotowo omowienie warunkow refundacji przestawiono w dokumencie AE Ide-
Ivion 2020.

Zgodnie z obowigzujgcymi zasadami kwalifikacji lekéw do odpowiedniej odptatnosci (Art. 14, Ustawa
2011), w przypadku podjecia decyzji o objeciu refundacjg produkt leczniczy |delvion zostanie zakwalifi-
kowany do bezptatnego poziomu odptatnosci, ze wzgledu na zaktadang refundacje w ramach programu
lekowego. Proponowana w dokumentacji refundacyjnej cena zbytu netto za opakowanie jednostkowe

produktu Idelvion wynosi:

Zatozenia dotyczgce warunkow refundacyjnych produktu leczniczego Idelvion w programie leczenia he-

mofilii podsumowano w Tabela 1.

Idelvion®
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Tabela 1. Wnioskowane warunki objecia refundacjg produktu leczniczego Idelvion.

Warunek refundacji Opakowania jednostkowe
Substancja czynna albutrepenonakog alfa
Dawka 250j.m. 500 j.m. 1000 j.m. 2000 j.m.
Posta¢ farmaceutyczna roztwor do wstrzykiwan

proszek i rozpuszczalnik proszek i rozpuszczalnik proszek i rozpuszczalnik proszek i rozpuszczalnik

Zawarto$¢ opakowania  do sporzadzania roz- do sporzadzania roz- do sporzadzania roz- do sporzadzania roz-
jednostkowego tworu do wstrzykiwan  tworu do wstrzykiwan  tworu do wstrzykiwan  tworu do wstrzykiwan
250 j.m. 500 j.m. 1000 j.m. 2000 j.m.

&

2.3 Perspektywa analizy

Ze wzgledu na petne finansowanie $wiadczen zdrowotnych w zakresie programow lekowych z budzetu

Narodowego Funduszu Zdrowia, w analizie przyjeto perspektywe podmiotu zobowigzanego do

Idelvion®

(albutrepenonakog alfa) w zapobieganiu krwawieniom u dzieci z hemofilig B



finansowania $wiadczen ze srodkéw publicznych (w skrécie: perspektywa ptatnika publicznego, PPP).
Koszty nie zostaty poddane dyskontowaniu, gdyz analiza wptywu na budzet przedstawia przeptyw $rod-

kow finansowych w czasie.

2.4 Horyzont czasowy

W analizie oszacowano jednoroczny wptyw na budzet ptatnika objecia refundacjg leku Idelvion w hory-

zoncie pierwszych dwdch lat od przewidywanego wprowadzenia zmian.

Bioragc pod uwage date ztozenia wniosku oraz przewidywany czas trwania procedury refundacyjnej, jako
realistyczny termin rozpoczecia realizacji wnioskowanego programu lekowego ustalono poczatek 2021

roku. Za poczatek horyzontu czasowego w analizie przyjeto zatem 01.01.2021.

W zwigzku z powyzszym horyzont czasowy analizy obejmowat okres od poczatku stycznia 2021 do konca
grudnia 2022 roku. W ramach przeprowadzonego modelowania horyzont czasowy analizy podzielono

na cztery potroczne cykle.

w

Populacja docelowa

Idelvion®
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W celu oszacowania rocznej liczebnosci populacji kwalifikujgcej sie do zastosowania produktu Idelvion
wykorzystano dane z rocznego sprawozdania z dziatalnosci NFZ za rok 2019 (UR 6/2020/11) dotyczace
ilosci oséb objetych programem ,,Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofilig A i B”, zdefiniowanym
w zafgczniku B.15 do Obwieszczenia Ministra Zdrowa w sprawie listy lekow refundowanych

Mz 18/02/2020).

Py

3.1 Oszacowanie rocznej liczebnosci populacji docelowej chorych,
kwalifikujgcych sie do leczenia w ramach programu lekowego

Leczenie hemofilii w Polsce realizowane jest w ramach Narodowego Programu Leczenia Chorych na He-
mofilie i Pokrewne Skazy Krwotoczne. Aktualne cele programu zdefiniowane sg w ramach strategii le-
czenia obejmujacej lata 2019-2023. Zgodnie z aktualizacjg programu z dnia 24.01.2020 (NPLH 2020),
w ktdrej powotano sie na baze danych prowadzong przez Instytut Hematologii i Transfuzjologii, liczeb-

nos¢ populacji osdb chorych na hemofilie B w Polsce wynosi koto 399 pacjentdw.
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Liczba osdb leczonych rekombinowanymi czynnikami krzepniecia IX

Dane dotyczace liczby rozliczonych jednostek rozliczeniowych w poszczegélnych zakresach oraz liczby
0s0b objetych danym programem w zakresie leczenia szpitalnego publikowane sg przez Narodowy Fun-
dusz Zdrowia w ramach co poéfrocznych sprawozdan z dziatalnosci funduszu. W ponizszej tabeli przed-
stawiono liczby pacjentéw, ktérzy leczeni byli z wykorzystaniem rekombinowanych czynnikow krzepnie-
cia IXw ramach programu lekowego B.15 ,,Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofilig Ai B” w trzech

ostatnich latach kalendarzowych.

Tabela 2. Liczba pacjentéw leczonych z wykorzystaniem rekombinowanych czynnikéw krzepniecia IX.

Rok Liczba oséb objetych programem Zrédto danych
2017 18 UR 2/2018/111
2018 24 UR 3/2019/1l1
2019 28 UR 6/2020/1l1

Na potrzeby analizy weryfikacyjnej AOTMIT dla leku Alprolix (eftrenonakog alfa) wystgpiono z prosbg do
prof. dr hab. n. med. Jana Styczynskiego, konsultanta krajowego w dziedzinie onkologii i hematologii
dzieciecej o opinie dotyczacg liczebnosci populacji docelowej, kwalifikujgcej sie do leczenia z wykorzy-

staniem leku Alprolix. Profesor uznat, ze aktualnie populacja ta wynosi okoto 17 pacjentéw i jej

Idelvion®
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liczebnos¢ rosnie w tempie 3-4 pacjentdw rocznie (AWA Alprolix 2017).

_V\/ ramach comiesiecznych raportéw Departamentu Gospodarki

Lekami podawane jest liczba zrefundowanych jednostek miedzynarodowych tych czynnikéw, poczgwszy
od lipca 2012 do marca 2019 roku (DGL 28/06/2019). Na Wykres 1 przedstawiono w formie graficznej

dane DGL dotyczace miesiecznego zapotrzebowania na rFIX wraz z dopasowanym trendem liniowym.

Wykres 1. Miesieczne zapotrzebowania na rekombinowane czynniki krzepniecia.

Idelvion®
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Liczba osdb leczonych obecnie osoczopochodnymi czynnikami krzepniecia IX, ktére w przysztosci
leczone bedg z wykorzystaniem czynnikéw rekombinowanych
Ponownie dane dotyczace liczby oséb leczonych osoczopochodnymi czynnikami krzepniecia IX w ra-
mach programu zaczerpnieto z opublikowanych przez NFZ rocznych sprawozdan z dziatalnosci funduszu.
W ponizszej tabeli przedstawiono liczby pacjentéw, ktérzy leczeni byli z wykorzystaniem osoczopochod-
nych czynnikow krzepniecia IX w ramach programu lekowego B.15 ,,Zapobieganie krwawieniom u dzieci

z hemofilig A i B” w trzech ostatnich latach kalendarzowych.

Tabela 3. Liczba pacjentéw leczonych z wykorzystaniem osoczopochodnych czynnikéw krzepniecia IX.

Rok Liczba oséb objetych programem Zrédto danych
2017 40 UR 2/2018/Ill
2018 35 UR 3/2019/1l1
2019 33 UR 6/2020/1l1

Z danych NFZ wynika, ze w 2019 roku pdFIX otrzymato faczenie 33 pacjentéw. Jednoczesnie na podsta-

wie danych z ostatnich trzech lat mozna zauwazyg, ze liczba 0séb objetych programem rokrocznie ulega

zmniejszeniu o okoto 3,5 pacjentdw.

Podsumowanie oszacowania populacji

Ponizej przedstawiono zestawienie przyjetych wartosci w formie tabelaryczne;.
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Tabela 4. Oszacowanie liczebnosci populacji docelowej na potrzeby analizy wptywu na budzet.

Wartosé Zrédto
Liczebnos$¢ grupy pacjentéw leczonych S
z wykorzystaniem rFIX w 2019 roku 28 pacjentow UR 6/2020/11
Liczebnos$¢ grupy pacjentéw leczonych 33 pacjentow UR 6/2020/1l

z wykorzystaniem pdFIX w 2019 roku

Obliczenia wtasne

Liczebno$¢ populacji docelowej w 2019 roku

AWA Alprolix 2017
Roczny przyrost populacji docelowe;j 3,5 pacjentow ($rednia z zakresu podanego
przez eksperta 3-4 pacjentéw)

Liczebnos$¢ populacji docelowej w pierwszym roku

analizy wptywu na budzet (2021 ) Obliczenia wiasne

Liczebnos$¢ populacji docelowej w drugim roku
analizy wptywu na budzet (2022 r.)

Obliczenia wtasne

3.2 Udziaty rynkowe poszczegdlnych interwencji

Wazng kwestig, ktérg nalezy uwzgledni¢ prognozujac udziaty rynkowe rekombinowanych czynnikéw
krzepniecia jest stopien zastepowania przez nie czynnikéw osoczopochodnych, po wprowadzeniu zakta-
danych w analizie zmian w kryteriach kwalifikacji do leczenia z ich wykorzystaniem w ramach programu
lekowego. Grupa pacjentéw leczonych obecnie pdFIX, a ktérzy mogliby w przysztosci przejs¢ na leczenie
rFIX stanowi 54% populacji docelowej (33 sposréd 61 pacjentow, stan na 2019 rok). Zgodnie z wytycz-
nymi klinicznymi, ze wzgledu na mniejsze ryzyko przeniesienia czynnikdw zakaznych, sugeruje sie stoso-
wanie koncentratow rekombinowanych, przy czym jak podkreslono zalecenie to dotyczy zwtaszcza
dzieci oraz pacjentow, ktdrzy nie sg zakazeni wirusami HCV, HBV i HIV (APD Idelvion 2020). Nalezy zatem
zatozy¢, ze u czesci tych pacjentow, dzieki mozliwosci wyboru pomiedzy pdFIX a rFIX w ramach nowych
zapisOw programu lekowego, zastosowane bedzie preferowane leczenie z wykorzystaniem czynnikow

rekombinowanych.

W ramach analizy podstawowej zatozono, ze potowa pacjentéw dotychczas leczonych pdFIX, po wpro-
wadzeniu zmian w programie lekowym bedzie leczonych z wykorzystaniem dostepnych w danym sce-

nariuszu analizy rFIX —w scenariuszu istniejgcym sg to leki BeneFIX, Rixubis i Alprolix, a w scenariuszu

nowym dodatkowo rowniez lek Ideivion . |
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Tabela 5. Podziat rynku leczenia hemofilii B czynnikami rekombinowanymi.

Udziat w populacji  Liczebno$¢ pod-  Liczebno$é pod-  Liczebnos$é pod-  Liczebno$é pod-
Podgrupa pacjentéw leczo-  grupy w okresie  grupy w okresie  grupy w okresie  grupy w okresie
nych rFIX 1-6.2021 7-12.2021 1-6.2022 7-12.2022

3.2.1 Scenariusz istniejgcy

w zapobieganiu krwawieniom u dzieci z hemofilig B
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W ponizszej tabeli przedstawiono strukture rynku w kolejnych okresach horyzontu czasowego analizy.

Tabela 6. Struktura rynku w scenariuszu aktualnym.

1-6.2021 7-12.2021 1.-6.2022 7-12.2022

Catkowita liczebnos¢ H ] [ |

populacji leczonej rFIX

Udziat rynkowy
leku BeneFIX

I N N I
Udziat rynkowy
ok Rixubis I N N I
Udziat rynkowy
loku Alprolix I N N I
Liczba pacjentow
leczonych - - - -
lekiem BeneFIX
I I I I
I I I I

Liczba pacjentow
leczonych
lekiem Rixubis

Udziat Liczba pacjentow
leczonych
lekiem Alprolix

3.2.2 Scenariusz nowy

Idelvion®
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Tabela 7. Struktura rynku w scenariuszu nowym.

1-6.2021 7-12.2021 1.-6.2022 7-12.2022

3.2.3 Podsumowanie zuzycia rekombinowanych czynnikow krzepniecia
w scenariuszu aktualnym i nowym

Na podstawie wyznaczonych udziatéw w scenariuszu istniejgcym oraz nowym, a takze oszacowania li-
czebnosci populacji docelowej w poszczegdlnych latach horyzontu czasowego wyznaczono roczne za-
potrzebowanie (w jednostkach miedzynarodowych) na poszczegdlne refundowane w tych scenariu-
szach rekombinowane czynniki krzepniecia IX. W tym celu wyznaczong w ramach oszacowania struktury
rynku leczenia hemofilii B u dzieci liczbe pacjentdéw leczonych danym preparatem (przedstawiong w Ta-
bela 6, str. 23 dla scenariusza aktualnego oraz Tabela 7, str. 24 dla scenariusza nowego) przemnozono

przez liczbe j.m. zuzywang w ramach przecietnej terapii dang substancjg rocznie.
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Tabela 8. Przecietne roczne zapotrzebowanie na rekombinowane czynniki krzepniecia IX.

Roczne zuzycie czynnika w ra-  Stosunek zuzycia wzgledem

mach pojedynczej terapii standardowych rFIX e

Preparat

BeneFIX

- Oszacowanie wtasne
(nonakog alfa)

na podstawie UR 6/111/2020

Rixubis

- Oszacowanie wtasne
(nonakog gamma)

na podstawie UR 6/111/2020

Na podstawie stosunku zuzy-
cia lekow Alprolix i Idelvion
(ChPL Alprolix i ChPL Idelvion)
Oraz 0szacowanego zuzycia
leku Idelvion

Alprolix
(eftrenonakog alfa)

Stosunek zuzycia lekéw

- Idelvion i standardowych rFIX
na podstawie badania

PROLONG-9FP (Escobar 2019)

Idelvion
(albutrepenonakog alfa)

W Tabela 9 przedstawiono zapotrzebowanie na czynniki krzepniecia IX bedgce konsekwencjg przyjetych

w analizie zatozen.

Tabela 9. Zapotrzebowanie na rekombinowane czynniki krzepniecia IX w kolejnych okresach analizy
wptywu na budzet.

BeneFIX Rixubis Alprolix Idelvion
Okres Liczba Zuzycie Liczba Zuzycie Liczba Zuzycie Liczba Zuzycie
pacjentéw czynnika pacjentéw czynnika pacjentéw czynnika pacjentow  czynnika
Scenariusz istniejgcy
20 [ HEE B HEE | B | L
2200 I B HEE | EEE | L
202 § A ©H HEE | B | L
2200 | B HEE | B | L
Scenariusz nowy
20 [ HE 0 HEE | EHEE | BN
2200 I B HEE | EHEE | BN
122 [ I 0 HEE | EHEE | BN
22002 [ I B HEE | EHEE | BN

Przedstawione powyzej zapotrzebowanie w poréownywanych scenariuszach, wraz z oszacowaniem cat-

kowitych kosztéw terapii, stanowito podstawe prognoz wydatkéw budzetowych w analizie BIA.
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3.3  Oszacowanie rocznej liczebnosci populacji, w ktorej wniosko-
wana technologia jest obecnie stosowana

Produkt leczniczy Idelvion (albutrepenonakog alfa) nie jest obecnie refundowany ze $rodkdéw ptatnika
publicznego (MZ 18/02/2020), w zwigzku z czym liczba chorych stosujgcych wnioskowang technologie

w ramach wykazu lekow refundowanych jest réwna zero.

3.4  Oszacowanie rocznej liczebnosci populacji obejmujgcej wszyst-
kich pacjentéw, u ktérych wnioskowana technologia moze by¢
stosowana

Maksymalng liczebno$¢ populacji wszystkich pacjentéw, u ktérych mozliwe jest zastosowanie wniosko-
wanej technologii, okreslono w oparciu o wskazania do stosowania produktu Idelvion zawarte w cha-
rakterystyce produktu leczniczego tj. chorzy na hemofilie B (wrodzony niedobdr czynnika 1X). W zwigzku
z czym szacowana roczna liczebno$é populacji obejmujgcej wszystkich pacjentow, u ktérych mozliwe
jest zastosowanie produktu leczniczego Idelvion zgodnie ze wskazaniem rejestracyjnym réwnowazna

jest z liczbg wszystkich chorych na hemofilie B w Polsce.

Zgodnie z najnowszg aktualizacjg Narodowego Programu Leczenia Chorych na Hemofilie i Pokrewne
Skazy Krwotoczne z dnia 24.01.2020 (NPLH 2020), w ktérej powotano sie na baze danych prowadzona
przez Instytut Hematologii i Transfuzjologii, liczebno$¢ populacji oséb chorych na hemofilie B w Polsce

wynosi koto 399 pacjentow.

3.5  Warianty skrajne analizy

Poza wariantem podstawowym (najbardziej prawdopodobnym) analize przeprowadzono w dwdch wa-
riantach skrajnych. Zatozenia tych wariantéw ustalono a priori, przed przeprowadzeniem analizy i doty-
czg one parametrow analizy majacych wptyw na udziaty rynkowe zajmowane przez oceniang technolo-

gie medyczng, a takze oszacowanie liczebnosci populacji docelowe;.
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3.5.1 Wariant minimalny

W wariancie minimalnym analizy przyjeto nastepujgce zatozenia:

e Wozrost populacji docelowej oszacowano na 3 pacjentdw rocznie (zamiast 3,5 w analizie podsta-
wowej), przyjmujac tym samym minimalng wartos¢ podang przez eksperta w AWA Alpro-

lix 2017,

3.5.2 Wariant maksymalny

W wariancie maksymalnym analizy przyjeto nastepujgce zatozenia:

e Wozrost populacji docelowej oszacowano na 4 pacjentdw rocznie (zamiast 3,5 w analizie podsta-
wowej), przyjmujac tym samym maksymalng wartos¢ podang przez eksperta w AWA Alpro-

lix 2017,

3.6 Analiza kosztow

W analizie wptywu na budzet, przeprowadzonej z perspektywy podmiotu zobowigzanego do finansowa-
nia $wiadczen ze srodkow publicznych (ptatnika publicznego, PPP), uwzgledniono bezposrednie koszty,
medyczne zwigzane z leczeniem oraz profilaktykg hemofilii typu B u dzieci. Wyrdznione w modelu kate-

gorie kosztow scharakteryzowano w ponizszej tabeli.
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Tabela 10. Kategorie kosztow leczenia hemofilii B uwzglednione w analizie BIA.
Kategoria kosztéw Uwzglednione koszty

Koszty wnioskowanej interwencji (albutrepenonakog alfa) oraz komparatoréw (no-

Lekowe nakog alfa, nonakog gamma, eftrenonakog alfa)

Kwalifikacja do programu lekowego Koszty kwalifikacji i weryfikacji leczenia w programie lekowym

Diagnostyka i monitorowanie Koszty diagnostyki i monitorowania leczenia w programie lekowym

Wyceny jednostkowe zuzywanych zasobow — lekéw i $wiadczen, oparto na obowigzujgcych zarzadze-
niach Prezesa NFZ, danych sprawozdawczych DGL, aktualnym Obwieszczeniu Ministra Zdrowia

(MZ 18/02/2020) oraz odnalezionych danych przetargowych.

Szczegdty oszacowan przedstawiono w przeprowadzonej rownolegle analizie ekonomicznej (AE Ide-
lvion 2020). Na potrzeby analizy wptywu na budzet wszystkie koszty ponoszone przez ptatnika przeli-

czono na potroczne cykle analizy.

3.6.1 Koszty leczenia z wykorzystaniem koncentratow rekombinowa-
nego czynnika krzepniecia IX

3.6.1.1 Ceny jednostkowe

Zgodnie z wnioskiem o objecie refundacjg produktu Idelvion w analizie zatozono realizacje leczenia al-
butrepenonakogiem alfa w ramach istniejgcego programu lekowego B.15 ,Zapobieganie krwawieniom

u dzieci z hemofilig Ai B (ICD-10: D66, D67)”, finansowanego z budzetu Narodowego Funduszu Zdrowia.

Szczegdtowo wnioskowane warunki refundacji albutrepenonakog alfa przedstawiono w Rozdziale 2.2
(str. 11). W ponizszej tabeli zebrano kluczowe informacje dotyczace kosztéw jednostkowych opakowan

leku Idelvion.

Tabela 11. Warunki refundacji produktu leczniczego Idelvion.

Cena hurtowa brutto

Kategoria Cena zbytu netto U672 (e e EA o (Limit finansowania)

Idelvion 250 j.m.
Idelvion 500 j.m.

Idelvion 1000 j.m.

Idelvion 2000 j.m.

Ceny produktu leczniczego Idelvion wyznaczono w oparciu o informacje od Wnioskodawcy na temat wnioskowanych warunkéw refundacji.
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Ceny refundowanych standardowych krétko dziatajgcych rekombinowanych czynnikéw krzepniecia IX,

czyli lekdw BeneFIX i Rixubis, a takze jedynego obecnie refundowanego czynnika dtugo dziatajagcego —

leku Alprolix przedstawia kolejna tabela.

Tabela 12. Warunki refundacji produktow leczniczych BeneFIX, Rixubis i Alprolix (MZ 18/02/2020).

Kategoria Urzedowa cena zbytu Cena hurtowa brutto Limit finansowania
Alprolix 250 j.m. 1161,00 zt 1219,05 zt 703,08 zt
Alprolix 500 j.m. 2322,00 zt 2 438,10 zt 1406,16 zt

Alprolix 1000 j.m. 4 644,00 zt 4 876,20 zt 2812,32 zt
Alprolix 2000 j.m. 9 288,00 zt 9 752,40 zt 5 624,64 zt
Alprolix 3000 j.m. 13 932,00 zt 14 628,60 zt 8 436,96 zt
BeneFIX 250 j.m. 667,44 zt 700,81 zt 700,81 zt
BeneFIX 500 j.m. 1334,88 zt 1401,62 zt 1401,62 zt
BeneFIX 1000 j.m. 2 669,76 zt 2 803,25 zt 2 803,25 zt
BeneFIX 2000 j.m. 5339,52 zt 5 606,50 zt 5 606,50 zt
Rixubis 250 j.m. 669,60 zt 703,08 zt 703,08 zt
Rixubis 500 j.m. 1339,20 zt 1 406,16 zt 1406,16 zt
Rixubis 1000 j.m. 2 678,40 zt 2812,32 zt 2 812,32 zt
Rixubis 2000 j.m. 5 356,80 zt 5 624,64 zt 5 624,64 zt
Rixubis 3000 j.m.%) 8 035,20 zt 8 436,96 zt 8 436,96 zt

D Podstawe limitu w grupie limitowej 1091.1, Factor IX coagulationis humanus recombinate wyznacza prezentacja leku Rixubis 3000 j.m.

Zgodnie z obowigzujgcymi warunkami refundacji ceny za jednostke miedzynarodowg poszczegdlnych

rFIX wynoszg na podstawie ustalonych limitéw finansowania:

e Alprolix: 2,8123 zt/j.m.
e BeneFIX: 2,8033 zt/j.m.
e Rixubis: 2,8123 zt/j.m.
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Ceny podawane na Obwieszczeniu MZ nie uwzgledniajg ewentualnego instrumentu dzielenia ryzyka.
Aby go uwzglednié, w ramach analizy ekonomicznej AE Idelvion 2020 podjeto prébe oszacowania ceny
obecnie refundowanych preparatow na podstawie ogtoszen o przetargach na zakup rekombinowanego
czynnika IX z przeznaczeniem na program lekowy publikowanych na stronie internetowej Zaktadu Za-
mowien Publicznych przy Ministrze Zdrowia. W ponizszej tabeli przedstawiono szczegétowe dane doty-

czace odnalezionych przetargdw.

Tabela 13. Wyniki przetargéw na zakup rekombinowanego czynnika IX z przeznaczeniem na program
lekowy.

Liczba j.m. zaméwio-

Wybrany prepa- Data wyniku prze- Srednia cena za

Przetarg nych w ramach prze- Warto$¢ zamdwienia .
rat targu j.m.
targu
7ZP-160/19 BeneFIX 13.09.2019 8 880000 j.m. 10 549 440 zt 1,1880 zt/j.m.
7ZP-167/19 Rixubis 27.08.2019 550000 j.m. 754 380 zt 1,3716 zt/j.m.

W wariancie podstawowym przyjeto ceny za jednostke miedzynarodowg réwne cenom z przetargéw,

to znaczy 1,1880 zt dla leku BeneFIX oraz 1,3715 zt dla leku Rixubis.

Dla leku Alprolix cene za jednostke miedzynarodowa przyjeto na poziomie réwnym limitowi finansowa-

nia, czyli 2,8123 zt.

W kazdym z czterech potrocznych cykli modelu wptywy na budzet catkowite zapotrzebowanie na po-
szczegodlne rFIX, wyrazone w jednostkach miedzynarodowych, wyznaczono na podstawie oszacowania
liczebnosci populacji docelowej, udziatéw rynkowych poszczegdlnych interwencji oraz przecietnego
rocznego zapotrzebowania na pojedynczg terapie (szczegdty przedstawiono w Rozdziale 3.2.3, str. 24).
Koszty lekowe ponoszone przez ptatnika publicznego wyznaczono jako iloczyn oszacowanego zapotrze-

bowania oraz kosztu jednostkowego danego czynnika.

3.6.2 Koszty diagnostyki, monitorowania oraz kwalifikacji i weryfikac;ji le-
czenia w ramach programu lekowego

Poniewaz zakres badan diagnostycznych wykonywanych w ramach aktualnego i wnioskowanego pro-
gramu lekowego sg zbiezne w analizie przejeto, ze koszty diagnostyki, kwalifikacji i weryfikacji we wnio-
skowanym programie lekowym sg na tym samym poziomie co w aktualnie obowigzujgcym programie

»Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofilia Ai B (ICD 10 D 66, D 67)".
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Zatozono, ze swiadczenie , Kwalifikacja i weryfikacja leczenia w programie Zapobieganie krwawieniom u

dzieci z hemofilig A i B” bedzie rozliczane raz do roku.

Tabela 14. Wycena Swiadczenia , Kwalifikacja i weryfikacja leczenia w programie Zapobieganie krwa-
wieniom u dzieci z hemofilig A i B” (DGL 16/2020).

Kod $wiadczenia Nazwa $wiadczenia \(Vycena.
Swiadczenia
5 08.07.0000008 Kwalifikacja i weryfikacja leczenia w programie Zapobieganie krwawieniom u dzieci z 338,00 21

hemofilig Ai B

Podsumowujgc zarowno w aktualnie obowigzujgcym programie lekowym jak i we wnioskowanym koszt
kwalifikacji i weryfikacji leczenia w programie wynosi 338 zt na pacjenta na rok, koszt ten naliczono w

ramieniu kazdej z ocenianych interwencji.

Na podstawie DGL 16/2020 oceniono, ze diagnostyka w programie moze by¢ rozliczana w ramach dwdch

Swiadczen:

e Diagnostyka w programie zapobiegania krwawieniom u dzieci z hemofilig A i B — Lokalne centra
leczenia hemofilii;
e Diagnostyka w programie zapobiegania krwawieniom u dzieci z hemofilig A i B —Regionalne cen-

tra leczenia hemofilii.

W analizie przyjeto srednig wycene punktowg ryczattu rocznego na podstawie wyceny powyzszych

Swiadczen.

Tabela 15. Wycena $wiadczenia ,, Diagnostyka w programie zapobiegania krwawieniom u dzieci z he-
mofilig Ai B” (DGL 16/2020).

Srednia roczna

W
Kod $wiadczenia Nazwa $wiadczenia . ycena. wycena
Swiadczenia L. :
Swiadczenia
5 08.08.0000021 Diagnostyka w prog'ram|e zapobiegania krwawlenlom u fj.meu z hemo- 324480 2t
filig Ai B — Lokalne centra leczenia hemofilii
_ A _ A S o 4326,40 z¢
5 08.08.0000022 Diagnostyka w programie zapobiegania krwawieniom u dzieci z hemo- 5 408,00 2t

filig A i B—Regionalne centra leczenia hemofilii

W ramach sprawozdan rocznych z dziatalnosci NFZ (UR 6/2020/11l) publikowane sg rowniez informacje
dotyczace liczby rozliczonych jednostek powyzszych swiadczen diagnostycznych oraz liczby pacjentéw,
u ktorych zostat on rozliczony. Na podstawie tych danych mozna oszacowaé, ze u przecietnego pacjenta
rozliczono $rednio 0,63 jednostki rocznego ryczattu, co odpowiada 7,53 miesigcom spedzonym na le-

czeniu w ramach programu lekowego. Szczegdty obliczen przedstawia ponizsza tabela.
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Tabela 16. Oszacowanie liczby miesiecy spedzonych na leczeniu w ramach programu lekowego rocz-

nie.
Srednia liczba A g .
. . ¢ L . Srednia wazona
. . Liczba oséb Srednia liczba miesiecy . )
i . Liczba rozliczonych . . . liczbg 0séb ob-
Swiadczenie ) objetych progra-  jednostek rozliczo- spedzonych .
jednostek ) . jetych
mem nych na pacjenta na leczeniu romramem
w ramach PL prog
Diagnostyka w pro-
gramie zapobiegania
krwawieniom u dzieci -
2 hemofilig A | B — Lo- 83 121 0,69 8,27 miesiecy
kalne centra leczenia
hemofilii
7,53 miesigca
Diagnostyka w pro-
gramie zapobiegania
krwawieniom u dzieci 131 220 0,59 7,13 miesiecy

z hemofilig Ai B —Re-
gionalne centra le-
czenia hemofilii

Zatozono, ze czas ten bedzie niezalezny od zastosowanego preparatu. W zwigzku z powyzszym, Sredni
roczny koszt $wiadczenia diagnostycznego réwny 4 326,40 zt (Tabela 15) pomnozono przez czes¢ roku

spedzong w ramach programu lekowego (0,63 = 7,53/12), otrzymujac tym samym wartos¢ 2716,33 zt.

Na potrzeby analiz wptywu na budzet powyzsze koszty roczne podzielono przez dwa, otrzymujac tym
samym koszt pétroczny, ktéry naliczano w kazdym cyklu modelu mnozac liczbe leczonych pacjentéow
przez tak uzyskang wartosc¢, otrzymujgc tym samym koszt kwalifikacji oraz diagnostyki i monitorowania

catej populacji pacjentéw.

4  Zestawienie parametrow modelu

4.1  Analiza podstawowa

Ponizsza tabela zawiera tabelaryczne zestawienie wszystkich parametréw modelu wptywu na budzet.

Podane wartosci dotyczg analizy podstawowe;.

Idelvion®

(albutrepenonakog alfa) w zapobieganiu krwawieniom u dzieci z hemofilig B



33

Tabela 17. Zestawienie parametréw modelu — analiza podstawowa.

Parametr

Wartosé

AESTIMO

Zrédto/komentarz

Parametry dotyczace oszacowania populacji docelowej oraz udziatéw rynkowych

Liczebnos$¢ grupy pacjentéw leczonych z
wykorzystaniem rFIX w 2019 roku

Liczebnos$¢ grupy pacjentéw leczonych z
wykorzystaniem pdFIX w 2019 roku

Liczebnos$¢ populacji docelowej
w 2019 roku

Roczny przyrost populacji docelowej

Odsetek pacjentéw przechodzacych na
leczenie rFIX sposrod pacjentéw leczo-
nych dotychczas pdFIX

Liczebno$¢ populacji pacjentow leczo-
nych z wykorzystaniem rFIX w pierwszym
roku analizy

Udziaty rynkowe
w scenariuszu aktualnym

Udziaty rynkowe
W scenariuszu nowym

Koszt leku Idelvion

Koszt leku BeneFIX

28 pacjentow

33 pacjentow

3,5 pacjentow

Zmienna w postaci tabelarycznej
(Tabela 6, str. 23)

Zmienna w postaci tabelarycznej
(Tabela 7, str. 24)

Parametry dotyczace kosztow

UR 6/2020/111

UR 6/2020/111

Obliczenia wtasne
AWA Alprolix 2017

(Srednia z zakresu podanego
przez eksperta 3-4 pacjentdw)

Zatozenie wiasne

Obliczenia wtasne

Zatozenia wtasne na podstawie danych
otrzymanych od Wnioskodawcy

Zatozenia wtasne na podstawie danych
otrzymanych od Wnioskodawcy

Dane od Wnioskodawcy

1,1880 zt/j.m. ZZP-160/19
Koszt leku Rixubis 1,3715 zt/j.m. ZZP-167/19
Koszt leku Alprolix 2,8123 zt/j.m. MZ 18/02/2020
P&t k
_ Potroczny koszt . 169 7t/pacjenta DGL 16/2020
kwalifikacji i weryfikacji leczenia
Potroczny koszt )
diagnostyki i monitorowania 1358,17 zt/pacjenta DGL 16/2020
Parametry ogdlne
Perspektywa analizy Ptatnika publicznego (PPP) MZ 02/04/2012
Horyzont czasowy Pierwsze dwa lata od decyzji o refundacji MZ 02/04/2012

leku Idelvion (od 01.2021 do 12.2022)

Dtugos¢ cyklu modelu Pot roku (sze$¢ miesiecy) Zatozenie wtasne

4.2 Analiza wrazliwosci

Rozwazane w deterministycznej analizie wrazliwosci scenariusze przedstawiono w ponizszej tabeli.
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Tabela 18. Zestawienie scenariuszy deterministycznej analizy wrazliwosci.

. Warto$¢ w analizie  Warto$¢ w warian-  Warto$é w warian- -
Lp. Scenariusz . L . Zrédto/komentarz
podstawowej cie minimalnym cie maksymalnym

Zmniejszenie zapotrzebowa-
1 N N

nia na lek Idelvion

) Koszty jednostkowe BeneFIX: 1,1880 zt i BeneFIX: 2,8032 zt Ceny zgodne z
rfIX za j.m. Rixubis: 1,3716 zt Rixubis: 2,8123 zt MZ 18/02/2020
3 Zmniejszenie zapotrzebowa-

nia na lek Alprolix

Udziat rynkowy w podgrupie
4 pacjentéw leczonych czynni-
kami dtugodziatajacymi

Podziat rynku rFIX na pod-

5 .
grupy pacjentow
6 Zmiana ceny leku Idelvion
Odsetek pacjentow przecho-
7 dzgcych na leczenie rFIX spo-

$rod pacjentéw leczonych
dotychczas pdFIX

W ramach analizy wrazliwosci uwzgledniono siedem scenariuszy. Pierwsze trzy z nich dotyczg zuzycia
czynnikow krzepniecia oraz cen jednostkowych komparatordw i byty réwniez testowane w ramach ana-
lizy ekonomicznej. Pozostate scenariusze sg specyficzne dla analizy wptywu na budzet. W scenariuszach

4 oraz 5 sprawdzono jaki wptyw na wyniki analizy ma przyjecie alternatywnych zatozen dotyczgcych
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udziatéw rynkowych poszczegdlnych interwencji, a w scenariuszu 6, zgodnie z zaleceniami AOTMIT
(AOTMIT 2016) przetestowano jaki wptyw na wydatki ptatnika publicznego miataby refundacja leku Ide-
Ivion przy alternatywnych cenach albutrepenonakogu alfa. Scenariusz 7 dotyczy za$ poczynionego na
etapie oszacowania liczebnosci populacji pacjentow leczonych z wykorzystaniem rFIX zatozenia dotycza-
cego wartosci odsetka pacjentow, ktorzy po zatozonych zmianach w zapisach programu lekowego sko-
rzystajg z opcji zamiany leczenia z dotychczas stosowanych osoczopochodnych czynnikéw krzepniecia

IX na czynniki rekombinowane.

5 Oszacowanie aktualnych rocznych wydatkow podmiotu zobowig-
zanego do finansowania Swiadczenia

Oszacowanie aktualnych rocznych wydatkéw podmiotu zobowigzanego do finansowania $wiadczen
ze Srodkéw publicznych, ponoszonych na leczenie pacjentéw w stanie klinicznym wskazanym we wnio-
sku wykonano w oparciu o zatozenia dotyczace podziatu rynku przyjete w scenariuszu istniejgcym oraz
oszacowang liczebnos¢ populacji na 2020 rok réwng 31,5 pacjentow. W ramach oszacowania aktualnych
wydatkow ptatnika nie uwzgledniono w populacji docelowe]j podgrupy pacjentéw obecnie otrzymuja-
cych pdFIX, ktdérzy po zaktadanych zmianach w kryteriach kwalifikacji do programu lekowego mogliby
otrzymac leczenie z wykorzystaniem rFIX, ograniczajgc tym samym populacje pacjentdéw rFIX do warun-
kéw zgodnych z obecnie obowigzujgcym programem lekowym (MZ 18/02/2020). Wyniki przedstawiono

w ponizszej tabeli.

Tabela 19. Oszacowanie aktualnych rocznych wydatkow ptatnika, ponoszonych w populacji docelowe;.

Kategoria Koszt
Koszty rFIX 3,99 min zt
w tym lek BeneFIX 1,16 min zt
w tym lek Rixubis 1,34 min zt
w tym lek Alprolix 1,49 min zt
Koszty kwalifikacji i weryfikacji leczenia 10,4 tys. zt
Koszty diagnostyki i monitorowania 83,2 tys. zt
Koszty catkowite 4,08 min zt
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Szacowane wydatki podmiotu zobowigzanego do finansowania $wiadczen ze $rodkdéw publicznych
w 2020 roku w tacznej populacji docelowej wynoszg 4,08 min zt. Sktadowa wydatkéw stanowigca
koszty refundacji rekombinowanych czynnikéw krzepniecia IX wynosi 3,99 min zt, z czego 1,49 min zt

przeznaczone jest na refundacje czynnikéw dtugodziatajgcych.

6 Wyniki analizy wptywu na budzet
Wyniki analizy przedstawiono w trzech wariantach:

e Wariancie podstawowym (najbardziej prawdopodobnym),
e  Wariancie minimalnym,

e  Wariancie maksymalnym.

W wariantach skrajnych przyjeto alternatywne zatozenia dotyczace udziatéw rynkowych i liczebnosci

populacji docelowej, szczegdty opisano w Rozdziale 3.5 (str. 26).
6.1  Wariant podstawowy
W ponizszej tabeli przedstawiono wyniki analizy wptywu na budzet w wariancie podstawowym.

Tabela 20. Wyniki analizy wptywu na system ochrony zdrowia — wariant podstawowy.

O T, Scenariusz _ ?c_enariusz erlmiana
nowy [min zi] istniejacy [min zf] wydatkéw [mln zf]
Rok 1

Koszty refundacji Idelvion _ - _
Koszty refundacji pozostatych rFIX 5362 966 zt 6 594 209 zt -1231 244 74

w tym standardowe rFIX (BeneFIX, Rixubis) 4131722zt 4131722zt 0zt
w tym lek Alprolix 1231244 zt 2462 488 zt -1231244 2

Koszty kwalifikacji i weryfikacji leczenia 17 111 z4 17 111 z4 0zt

Koszty diagnostyki i monitorowania 137514 zt 137514 zt 0zt
Razem I I I
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Kategoria kosztéw

Koszty refundacji Idelvion
Koszty refundacji pozostatych rFIX
w tym standardowe rFIX (BeneFIX, Rixubis)
w tym lek Alprolix
Koszty kwalifikacji i weryfikacji leczenia
Koszty diagnostyki i monitorowania

Razem

Wykres 2 przedstawia w sposéb graficzny wyniki analizy w pierwszych dwdch latach refundacji leku Ide-

Ivion.

Idelvion®
(albutrepenonakog alfa)

Scenariusz
nowy [min zt]

Rok 2
5733739 zt
4417 372 zt
1316 367 zt

18 294 7zt

147 022 zt

Scenariusz
istniejacy [min zt]

7 050 105 zt

4417 372 zt

2632734 zt
18 294 z¢

147 022 zt

w zapobieganiu krwawieniom u dzieci z hemofilig B

Zmiana

wydatkéw [min z1]

-1231244 7
0zt
-1316 367 zt
0zt

0zt
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Wykres 2. Wydatki podmiotu zobowigzanego do finansowania Swiadczen ze srodkow publicznych.

6.2  Wariant minimalny

W wariancie minimalnym zatozono nizszy przyrost roczny liczebnosci populacji docelowej, a takze alter-
natywng strukture udziatdw rynkowych w scenariuszu nowym, zmniejszajgc tym samym udziaty doce-

lowe leku Idelvion.

W tabeli na nastepnej stronie przedstawiono wyniki analizy wptywu na budzet w wariancie minimalnym.
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Tabela 21. Wyniki analizy wptywu na system ochrony zdrowia — wariant minimalny.

Schemat (strategia leczenia)

Koszty refundacji Idelvion
Koszty refundacji pozostatych rFIX
w tym standardowe rFIX (BeneFIX, Rixubis)
w tym lek Alprolix
Koszty kwalifikacji i weryfikacji leczenia
Koszty diagnostyki i monitorowania

Razem

Koszty refundacji Idelvion
Koszty refundacji pozostatych rFIX
w tym standardowe rFIX (BeneFIX, Rixubis)
w tym lek Alprolix
Koszty kwalifikacji i weryfikacji leczenia
Koszty diagnostyki i monitorowania

Razem

Scenariusz
nowy [min zt]

Rok 1
I
5602 331 zt
4997 350 zt

604 981 zt
16 816 zt
135138 zt

Rok 2
5940 160 zt
5298 697 zt

641 463 zt
17 830 zt

143 287 zt

Scenariusz

istniejacy [min zt]

6207 313 zt

4997 350 zt

1209 963 zt
16 816 zt

135138 zt

6581623 zt

5298 697 zt

1282926 zt
17 830 zt

143 287 zt

Zmiana

wydatkéw [min zf]

-604 981 zt
0zt
-604 981 zt
0 zt
0 zt
I
I
-641 463 zt
0zt
-641 463 zt

0zt

0zt
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Wykres 3. Wydatki podmiotu zobowigzanego do finansowania swiadczen ze srodkéw publicznych
(wariant minimalny).

6.3  Wariant maksymalny

W wariancie maksymalnym zatozono wyzszy przyrost roczny liczebnosci populacji docelowej, a takze
alternatywng strukture udziatéw rynkowych w scenariuszu nowym, zwiekszajgc tym samym udziaty do-

celowe leku Idelvion.

W tabeli na nastepnej stronie przedstawiono wyniki analizy wptywu na budzet w wariancie maksymal-

nym.
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Tabela 22. Wyniki analizy wptywu na system ochrony zdrowia — wariant maksymalny.

Schemat (strategia leczenia) Scenariusz . §cgnariusz Zn/wiana
nowy [min zt] istniejacy [min zt] wydatkéw [min zf]
Rok 1
Koszty refundacji Idelvion _ - _
Koszty refundacji pozostatych rFIX 4768 181 zt 7273230zt -2 505 049 zt
w tym standardowe rFIX (BeneFIX, Rixubis) 2263132zt 2263132zt 0zt
w tym lek Alprolix 2 505049 zt 5010098 zt -2 505 049 zt
Koszty kwalifikacji i weryfikacji leczenia 17 407 zt 17 407 zt 0zt
Koszty diagnostyki i monitorowania 139891 zt 139891 zt 0zt
Razem I I I
Rok 2
Koszty refundacji Idelvion _ - _
Koszty refundacji pozostatych rFIX 5138 525 zt 7 838 141 zt -2 699 616 zt
w tym standardowe rFIX (BeneFIX, Rixubis) 2438909 zt 2438909 zt 0zt
w tym lek Alprolix 2699616 zt 5399232 zt -2 699 616 zt
Koszty kwalifikacji i weryfikacji leczenia 18 759 zt 18 759 zt 0zt
Koszty diagnostyki i monitorowania 150 757 zt 150 757 zt 0zt
Razem I I I
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Wykres 4. Wydatki podmiotu zobowigzanego do finansowania Swiadczen ze srodkow publicznych
(wariant maksymalny).

IN

6.4  Przewidywane zuzycie opakowan Idelvion

W Tabela 24 przedstawiono prognozowang ilos¢ opakowan leku ldelvion wykorzystywang w leczeniu

oraz profilaktyce hemofilii typu B u dzieci w kolejnych dwdch latach horyzontu czasowego.
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Tabela 23. Dane dotyczgce refundacji leku BeneFIX w 2017 roku.

. llo$¢ zrefundowanych Udziat opakowania
Prezentacja - . " .
miligraméw substancji w refundacji
BeneFIX 250 j.m. 152 750 j.m. 10,2%
BeneFIX 500 j.m. 469 500 j.m. 31,3%
BeneFIX 1 000 j.m. 685 000 j.m. 45,7%
BeneFIX 2 000 j.m. 192 000 j.m. 12,8%

Tabela 24. Prognozowana liczba opakowan produktu leczniczego Idelvion zuzywana przez pacjentow
wchodzgcych w sktad populacji docelowej.

Wariant analizy Prezentacja Idelvion 1. rok 2. rok
250 j.m. [ | [ |
500 j.m. [ | [ |
Podstawowy
1,000 j.m. B B
2000 j.m. [ | [ |
250 j.m. [ | [ |
500 j.m. B B
Minimalny
1000 j.m. [ | [ |
2000 j.m. [ | [ |
250j.m. [ | [ |
500 j.m. [ | [ |
Maksymalny
1000j.m. [ | N
2000 j.m. [ | [ |

6.5 Analiza wrazliwosci

Scenariusze testowane w ramach deterministycznej analizy wrazliwosci przedstawiono w Roz-
dziale 4.2 (str. 33). W tabelach z wynikami numeracja scenariuszy wrazliwosci pokrywa sie z przedsta-
wiong wczesniej. Wariant minimalny danego scenariusza oznaczono literg a, natomiast wariant maksy-

malny literg b.
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Ponizsza tabela zawiera zestawienie wynikow w poszczegdlnych wariantach analizy wrazliwosci.

Tabela 25. Zestawienie wynikow deterministycznej analizy wrazliwosci.

1. rok 2. rok

Lp. Scenariusz nowy Scenariusz aktualny Wydatki Wydatki Scenariusz nowy Scenariusz aktualny Wydatki Wydatki
(wydatki catkowite) (wydatki catkowite)  inkrementalne na Idelvion (wydatki catkowite) (wydatki catkowite)  inkrementalne na ldelvion
poj:tg'v'jgwa B N I I B N I I
la B I I B N I I
1b B N I B N I I
2 I N S B N S S I
32 B N I I B N I I
3b B N I B N I I
42 B N I I B N I I
4b I I B N I I
5 I I B N I I
62 B N I I B N I I
6b B N I B N I I
7a e I I e I I
7b I I B I S I I
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7  Wptyw na organizacje udzielania Swiadczen zdrowotnych

Refundacja leku Idelvion w ramach programu lekowego zapobiegania krwawieniom u dzieci z hemofilig
B nie bedzie skutkowa¢ dodatkowymi naktadami, zwigzanymi z przyktadowo potrzebg przeszkolenia
personelu, opracowaniem nowych wytycznych klinicznych czy tez zmiang zasad diagnostyki. Wdrozenie
terapii odbywac sie bedzie w oparciu o zasady stosowania leczenia zdefiniowane w opisie programu.
Przebieg leczenia z wykorzystaniem leku Idelvion jest poréwnywalny z przebiegiem terapii aktualnie re-

fundowanym lekiem Alprolix.

8 Aspekty etyczne i spoteczne

W przypadku podjecia decyzji o finansowaniu produktu Idelvion we wnioskowanym wskazaniu w ra-
mach programu lekowego, dostep tej technologii medycznej dla pacjentéw bytby utatwiony ze wzgledu

na petne finansowanie ze srodkéw publicznych.

Decyzja dotyczgca finansowania albutrepenonakogu alfa ze srodkéw publicznych nie oddziatuje w zaden
sposob na prawa pacjenta czy tez prawa cztowieka, ani tez nie wigze sie ze szczegdlnymi wymogami

w stosunku do pacjenta.

Podsumowujgc wptyw na aspekty spoteczne i etyczne, a takze organizacyjne i prawne, nie zidentyfiko-
wano zadnych potencjalnych problemoéw zwigzanych z finansowaniem ze $rodkéw publicznych rozwa-

zanej technologii (Tabela 26).

Tabela 26. Aspekty spoteczne i etyczne zwigzane z decyzjg o refundacji produktu Idelvion.
Kryterium Ocena

czy pewne grupy pacjentow moga by¢ faworyzowane na skutek zatozen przyjetych w analizie Nie
ekonomicznej

czy niekwestionowany jest réwny dostep do technologii medycznej przy jednakowych potrze- Nie

bach

Umiarkowana korzys¢ dla

czy spodziewana jest duza korzys¢ dla waskiej grupy oséb, czy korzys¢ mata, ale powszechna pacjentéw z hemofilia B

czy technologia stanowi odpowiedzZ na niezaspokojone dotychczas potrzeby grup spotecznie Nie
uposledzonych
czy technologia stanowi odpowiedz dla oséb o najwiekszych potrzebach zdrowotnych, dla kté-

rych nie ma obecnie dostepnej zadnej metody leczenia '€

Idelvion®

(albutrepenonakog alfa) w zapobieganiu krwawieniom u dzieci z hemofilig B



7 AESTIMO

N

Kryterium Ocena

czy pozytywna decyzja w odniesieniu do ocenianej technologii moze powodowac problemy spo-

Nie
teczne
czy decyzja dotyczgca rozwazanej technologii nie stoi w sprzecznosci z aktualnie obowigzujacymi Nie
regulacjami prawnymi,
czy decyzja dotyczaca rozwazanej technologii stwarza konieczno$¢ dokonania zmian w pra- Nie
wie/przepisach;
czy decyzja dotyczaca rozwazanej technologii oddziatuje na prawa pacjenta lub prawa cztowieka Nie
czy stosowanie technologii naktada koniecznos¢ szczegdlnego informowania pacjenta lub uzyski- Nie
wania jego zgody;
czy stosowanie technologii naktada potrzebe zapewnienia pacjentowi poufnosci postepowania; Nie
czy stosowanie technologii naktada potrzebe uwzgledniania indywidualnych preferencji, po- Nie

trzeba czynnego udziatu pacjenta w podejmowaniu decyzji o wyborze metody postepowania

9 Dyskusja i ograniczenia

Celem przeprowadzonej analizy byta ocena wptywu na budzet NFZ zwigzanego z objeciem refundacja
produktu Idelvion (albutrepenonakog alfa) w ramach programu lekowego ,Zapobieganie krwawieniom

u dzieci z hemofilig A i B (ICD-10 D 66, D 67)” w przyjetym 2-letnim horyzoncie czasowym.

Zgodnie z najnowszg aktualizacjg Narodowego Programu Leczenia Chorych na Hemofilie i Pokrewne
Skazy Krwotoczne z dnia 24.01.2020 (NPLH 2020), w ktérej powotano sie na baze danych prowadzong
przez Instytut Hematologii i Transfuzjologii, liczebnos$¢ populacji osdb chorych na hemofilie B w Polsce
wynosi koto 399 pacjentéw. Sposrdd nich na podstawie danych Narodowego Fundusz Zdrowia w ramach
aktualnie obowigzujgcego programu lekowego 28 pacjentéw leczonych byto w 2019 roku z wykorzysta-

niem rekombinowanych czynnikéw krzepniecia IX, natomiast 33 pacjentéw leczonych byto czynnikami

osoczopochodnymi.
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Wzrost wydatkéw wynika z wyzszej kwoty refundacji rekombinowanych czynnikéw krzepniecia IX. W ra-
mach pozostatych kategorii kosztéw uwzglednionych w analizie, czyli kosztow kwalifikacji i weryfikacji
leczenia oraz diagnostyki i monitorowania nie prognozuje sie wzrostu wydatkow pfatnika.
Zaktadana w scenariuszu nowym refundacja leku Idelvion odbywataby sie na zasadach zgodnych

z aktualnie obowigzujgcym programem lekowym ,Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofilig Ai B

—

ICD-10 D 66, D 67)”, stanowigcego zatgcznik B.15 do Obwieszczenia Ministra  Zdrowia

—

MZ 18/02/2020), przez co w ramach terapii albutrepenonakogiem alfa pacjenci otrzymywaliby po-

dobny zestaw Swiadczen opieki zdrowotnej, jak w trakcie leczenia obecnie dostepnymi komparatorami.

10 Whnioski koncowe

Pozytywna decyzja refundacyjna dla produktu leczniczego Idelvion (albutrepenonakog alfa) we wskaza-
niu zapobiegania krwawieniom u dzieci z hemofilig B bedzie miata umiarkowany wptyw na budzet ptat-

nika publicznego zwiekszajgc wydatki ptatnika ponoszone na zapobieganie krwawieniom u dzieci z he-

mofilia 8 o |
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Jednoczesnie refundacja albutrepenonakogu alfa poszerzy wybdr terapii dostepnych dla pacjentéw o
kolejny dtugodziatajagcy rekombinowany czynnik krzepniecia IX, co pozytywnie wptynie na mozliwos¢

doboru terapii przez lekarzy do indywidualnych potrzeb pacjenta.

W ramach przeprowadzonej analizy klinicznej (AKL Idelvion 2020) nie udato sie jednoznacznie wykazac
wyzszosci wnioskowanej technologii nad aktualnie dostepnymi w Polsce komparatorami. Nalezy jednak
podkresli¢ roznice w strukturze chemicznej leku Idelvion oraz standardowych rFIX: nonakogu alfa i
gamma, ktdore majg pozytywne odzwierciedlenie w przyjetym sposobie dawkowania leku Idelvion — jest
on podawany rzadziej oraz w mniejszej dawce niz leki BeneFIX i Rixubis. Réwniez przedstawione w ana-
lizie klinicznej (AKL Idelvion 2020) zestawienie opisowe farmakokinetyki produktu Idelvion i preparatu
Alprolix dowodzi, ze ten pierwszy charakteryzuje sie korzystniejszym profilem farmakokinetycznym.
Dzieki wydtuzonemu czasowi dziatania lek Idelvion, wymaga rzadszego podawania, przez co prawdopo-
dobnie bedzie charakteryzowad sie wyzszym compliance, w szczegdlnosci w poréwnaniu do terapii le-
kami BeneFIX i Rixubis, gdzie przy stosunkowo czestym dawkowaniu duzo tatwiej o pominiecie dawki.
To z kolei moze sie przektadad na réznice w skutecznosci terapii tymi lekami — spodziewany wyzszy com-
pliance terapii lekiem Idelvion w potgczeniu z dtuzszym okresem jego dziatania skutkowaé moze nizszg
czestoscig wystepowania krwawien. Takze w raporcie AOTMIT dotyczgcym m.in. dotychczasowego mo-
delu finansowania koncentratéw czynnikow krzepniecia do zabezpieczenia krwawien i zabiegdw dla su-
bpopulacji pediatrycznej, analitycy Agencji stusznie zauwazajg, iz czynniki krzepniecia o przedtuzonym
dziataniu powinny by¢ traktowane inaczej, niz standardowe czynniki rekombinowane IX, przytaczajac
opinie eksperckie wskazujgce na istotnos¢ przedtuzonego czasu dziatania, ktéry powoduje zmniejszenie
liczby iniekcji i czestosci zaktadania zylnych cewnikow centralnych (str. 24, AOTMIT 2020). Ponadto, po-
jawia sie tez komentarz: ,,(...) w celu wiasciwej oceny kosztu czynnikéw o przedtuzonym dziataniu wzgle-
dem dotychczas stosowanych preparatdw, zasadnym, z uwagi na rozng czestotliwos¢ podawania czyn-
nikdw, wydaje sie przed wszystkim pordwnywanie kosztu miesiecznego terapii zamiast porownywania
samej ceny jednostkowej”. Zgodnie z nim, wydaje sie, ze w przypadku produktu Alprolix, limit finanso-
wania powinien by¢ wyznaczony w oparciu wfasnie o miesieczne zuzycie leku lub PDD, a nie o liczbe j.m.
w opakowaniu, cho¢ w rzeczywistosci w przypadku czynnikow krzepniecia o przedtuzonym dziataniu

bardziej zasadne bytoby po prostu utworzenie odrebnej grupy limitowe;j.

Podsumowujac, wyniki przeprowadzonej analizy wptywu na budzet wskazujg na umiarkowany wzrost
wydatkéw ptatnika publicznego bedacy konsekwencjg refundacji albutrepenonakogu alfa w rozwaza-
nym wskazaniu. Jednoczesnie warto zaznaczy¢, ze leki stosowane w profilaktyce hemofilii B sg dostar-

czane na podstawie zlecen ogtoszonych w ramach postepowan przetargowych Zaktadu Zamoéwien
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Publicznych przy Ministrze Zdrowia. Koniecznos$¢ konkurowania leku Idelvion z komparatorami na etapie
ofert przetargowych powinna ograniczy¢ rzeczywiste wydatki ptatnika publicznego na refundacje albu-
trepenonakogu alfa. Refundacja leku Idelvion przetozy sie bezposrednio na rozszerzenie gamy dostep-
nych strategii w leczeniu oraz profilaktyce populacji pediatrycznej pacjentéw z ciezkg postacig hemofilii

typu B o nowoczesng, skuteczng i chrakteryzujgca sie wydfuzonym okresem dziatania opcje leczenia.
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11 Zataczniki

11.1 Wkifad autoréw w opracowanie raportu

Tabela 27. Wktad autoréw w opracowanie raportu.

Autorzy Udziat w opracowaniu raportu
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11.2 Wnioskowane zmiany w programie lekowym

Ponizsza tabela prezentuje wnioskowane zmiany (uwzglednienie mozliwosci stosowania leku Idelvion w aktualnie obowigzujgcym programie lekowym B.15

»Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofilig A i B (ICD-10: D66, D67)".

Tabela 28. Wnioskowane zmiany w programie lekowym ,Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofilig A i B (ICD-10: D66, D67)".
ZAKRES SWIADCZENIA GWARANTOWANEGO

BADANIA DIAGNOSTYCZNE WYKONYWANE W RAMACH PRO-

SWIADCZENIOBIORCY SCHEMAT DAWKOWANIA LEKOW W PROGRAMIE GRAMU

Jil
Lt
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ZAKRES SWIADCZENIA GWARANTOWANEGO

SWIADCZENIOBIORCY SCHEMAT DAWKOWANIA LEKOW W PROGRAMIE

(albutrepenonakog alfa)
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ul

ZAKRES SWIADCZENIA GWARANTOWANEGO

BADANIA DIAGNOSTYCZNE WYKONYWANE W RAMACH PRO-
GRAMU

SWIADCZENIOBIORCY SCHEMAT DAWKOWANIA LEKOW W PROGRAMIE
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ZAKRES SWIADCZENIA GWARANTOWANEGO

BADANIA DIAGNOSTYCZNE WYKONYWANE W RAMACH PRO-
GRAMU

SWIADCZENIOBIORCY SCHEMAT DAWKOWANIA LEKOW W PROGRAMIE
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AE Alprolix 2017

AE Idelvion 2020

AKL Idelvion 2020

AOTMIT 2016

AOTMIT 2020

APD Idelvion 2020

AWA
2017

Alprolix

ChPL Alprolix

ChPL BeneFIX

ChPL Idelvion

ChPL Rixubis

DGL 16/2020

DGL 28/06/2019

EMA 2010

Escobar 2017

Kenet 2016

Idelvion®

(albutrepenonakog alfa)

Centrum HTA. Ocena zasadnosci ekonomicznej z perspektywy ptatnika publicznego i perspek-
tywy wspdlnej stosowania produktu Alprolix (eftrenonakog alfa) w zapobieganiu krwawien
wsrdd chorych na hemofilie B w ramach programu lekowego w warunkach polskich. Analiza
ekonomiczna. Krakow, listopad 2016.

_. Idelvion (albutrepenonakog alfa) w zapobieganiu krwawieniom u dzieci z he-
mofilig B. Analiza ekonomiczna. Wersja 1.0, Krakow 2020.

_ Idelvion (albutrepenonakog alfa) w zapobieganiu krwawieniom u dzieci z he-
mofilig B. Analiza kliniczna. Wersja 1.0, Krakéw 2020.

Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji. Wytyczne oceny technologii medycz-
nych (HTA), Wersja 3.0. Warszawa, sierpien 2016.

Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji. Opinia w sprawie oceny dotychczaso-
wego modelu finansowania koncentratow czynnikdéw krzepniecia do zabezpieczenia krwa-
wien i zabiegdow dla subpopulacji pediatrycznej, leczenia nabytej hemofilii A i trombastenii
Glanzmanna. Opracowanie nr WT.541.11.2019. Data ukonczenia 18.02.2020 r.

_ Idelvion (albutrepenonakog alfa) w zapobieganiu krwawieniom u dzieci z he-
mofilig B. Analiza problemu decyzyjnego. Wersja 1.0, Krakéw 2020.
AOTMIT. Wniosek o objecie refundacja leku Alprolix (eftrenonakog alfa) w ramach programu
lekowego ,Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofilig A i B (ICD-10 D66, D67)”. Analiza
weryfikacyjna. Nr: OT.4351.26.2017. Warszawa, pazdziernik 2017 r.

Charakterystyka produktu leczniczego Alprolix (eftrenonakog alfa).
Charakterystyka produktu leczniczego BeneFIX (nonakog alfa).
Charakterystyka produktu leczniczego Idelvion (albutrepenonakog alfa).
Charakterystyka produktu leczniczego Rixubis (nonakog gamma).

Zarzadzenie nr 16/2020/DGL Prezesa Narodowego Funduszu Zdrowia z dnia 5 lutego 2020 r.
zmieniajgce zarzadzenie w sprawie okreslenia warunkdéw zawierania i realizacji umow w ro-
dzaju leczenie szpitalne w zakresie programy lekowe.

Komunikat DGL w sprawie wielkosci kwoty refundacji i ilosci zrefundowanych opakowan jed-
nostkowych lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz jed-
nostkowych wyrobéw medycznych wraz z podaniem kodu identyfikacyjnego EAN lub innego
EAN
https://www.nfz.gov.pl/aktualnosci/aktualnosci-centrali/komunikat-dgl,7392.html , data do-
stepu: 08.07.2020.

kodu odpowiadajgcego kodowi za miesigc marzec 2019 r. Dostep online:

Public summary of opinion on orphan designation Recombinant fusion protein linking human
coagulation factor IX with human albumin for the treatment of haemophilia B. Dostep on-
line: http://www.ema.europa.eu/docs/en_GB/document_library/Orphan_designa-
tion/2010/03/WC500075161.pdf Data ostatniego dostepu: 08.07.2020

Escobar M, Santagostino E, Lessinger C, Shapiro A, Oldenburg J, Pan-Petesh B, Seifert W.
Prophylaxis with rIX-FP reduces consumption compared with previous FIX in both adult and
pediatric patients. International Society on Thrombosis and Haemostasis (ISTH) Congress,
Berlin 2017, abstract nr. PB952

Voigt C, Li Y, Jacobs I, Santagostino E, Alvarez-Roman M-T, Chan A, Barnes C, Blatny J, Meunier
S, Komrska V, Laws H-J, Morfini M, Blazek B. Long-acting recombinant fusion pro-tein linking
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Ustawa 2011

Z7ZP-144/19

ZZP -160/19

ZZP-167/19
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coagulation factor IX with alboumin (rIX-FP) in children: Results of a phase 3 trial. Thromb Ha-
emost 2016; 116(4):659-668

Rozporzgdzenie Ministra Zdrowia z dnia 2 kwietnia 2012 r. w sprawie minimalnych wymagan,
jakie muszg spetniac analizy zawarte w uzasadnieniu wniosku o objecie refundacjg i ustalenie
urzedowej ceny zbytu, srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wy-
robu medycznego, ktére nie majg odpowiednika refundowanego w danym wskazaniu.
Obwieszczenie Ministra Zdrowia z dnia 18 lutego 2020 r. w sprawie wykazu refundowanych
lekow, Srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobdw me-
dycznych na dzien 1 marca 2020 .

Program Polityki Zdrowotnej. Narodowy Program Leczenia Chorych na Hemofilie i Pokrewne
Skazy Krwotoczne. Okres realizacji Lata 2019-2023. Aktualizacja programu z dnia 24.01.2020.
Dostep online: https://www.gov.pl/attachment/de476d5f-cddf-4371-8e22-7ff7b8648b29,
data dostepu: 08.07.2020.

Tortella BJ, Alvir J, McDonald M, Spurden D, Fogarty PF, Chhabra A, Pleil AM. Real-World
Analysis of Dispensed IUs of Coagulation Factor IX and Resultant Expenditures in Hemophilia
B Patients Receiving Standard Half-Life Versus Extended Half-Life Products and Those Switch-
ing from Standard Half-Life to Extended Half-Life Products. IMCP 2018; 24(7): 643-653

Uchwata Rady NFZ z dnia 7 marca 2018 r. w sprawie przyjecia okresowego sprawozdania z
dziatalnosci Narodowego Funduszu Zdrowia za IV kwartat 2017 r.

Uchwata Rady NFZ z dnia 15 marca 2019 r. w sprawie przyjecia okresowego sprawozdania z
dziatalnosci Narodowego Fundusz Zdrowia za IV kwartat 2018 r.

Uchwata Rady NFZ z dnia 20 marca 2020 r. w sprawie przyjecia okresowego sprawozdania z
dziatalnosci Narodowego Funduszu Zdrowia za IV kwartat 2019 r.

Ustawa z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekdw, srodkdéw spozywczych specjalnego prze-
znaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych.

Ogtoszenie o wyniku postepowania o znaku ZZP-144/19 z dnia 16.07.2019 na dostawe kon-
centratu rekombinowanego czynnika krzepniecia IX minimum Il generacji wraz z dostawg do
centrow leczenia hemofilii oraz do regionalnych centrow krwiodawstwa i krwiolecznictwa.
Zaktad Zamowien Publicznych przy Ministrze Zdrowia.

Ogtoszenie o wyniku postepowania o znaku ZZP-160/19 z dnia 13.09.2019 na dostawe kon-
centratu rekombinowanego czynnika krzepniecia IX minimum Il generacji wraz z dostawg do
centrow leczenia hemofilii oraz do regionalnych centrow krwiodawstwa i krwiolecznictwa.
Zaktad Zamowien Publicznych przy Ministrze Zdrowia.

Ogtoszenie o wyniku postepowania o znaku ZZP-167/19 z dnia 27.08.2019 na dostawe kon-
centratu rekombinowanego czynnika krzepniecia IX minimum Il generacji wraz z dostawg do
centréw leczenia hemofilii oraz do regionalnych centrow krwiodawstwa i krwiolecznictwa.
Zaktad Zamoéwien Publicznych przy Ministrze Zdrowia.
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