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11 grudnia 2020 r. uzupetniono informacje w Analizie wpfywu na budzet w zwigzku z uwagami
zawartymi w pismie OT.4331.44.2020.TG.2 z dnia 20 listopada 2020 r. Pierwotnie analiza

zostata zakohczona 26 lutego 2020 r.

Autorzy Wykonywane zadania

Koncepcja analizy;
Kontrola jako$ci;

Zdefiniowanie populaciji;

Oszacowanie wielko$ci populacji docelowej;
Opracowanie mozliwych scenariuszy;
Aspekty etyczne i spoteczne

Ocena kosztéw;
Whioski koncowe

Zgodnie z procedurami firmy MAHTA Sp. z o0.0. raport zostat poddany wewnetrznej kontroli
jakosci, korekcie jezykowej oraz kontroli merytorycznej przez Cezarego Pruszko

i Michata Jachimowicza.
Konflikt interesow:
Raport wykonano na zlecenie firmy Swixx Biopharma Sp. z 0.0., ktéra finansowata prace.

Autorzy nie mieli innego rodzaju konfliktu intereséw.




Jinarc® (tolwaptan) stosowany w celu spowolnienia powstawania
@ torbieli i progresji uposledzenia czynnosci nerek w autosomalnie
NA T A dominujgcej postaci zwyrodnienia wielotorbielowatego nerek u 3
dorostych z przewlektg chorobg nerek w stadium 2. lub 3. w
momencie rozpoczecia leczenia, ktérzy wykazujg szybki postep
choroby — analiza wptywu na budzet

IBMNORANTLA NOCET

Spis tresci

INAEKS SKIOLOW .........ooiiiiiiiiii e e e e 5
SEIESZCZENIE ..o 6
1. Cel analizy wplywu na system ochrony zdrowia.......................iiiiin . 9
2. Analizawpltywu nabudzet................... 9
2.1, MetodyKa @NAliZY .......ccooiiiiiiiiei e aaaaaarae 9
2.2, HOIYZONT CZASOWY ...iitiieiiie i e e e e e e et e e et e e e e et e aeanaaes 10
2.3, PEISPEKLYWAE ....ooviiiiii e 11
2.4. SCENAMIUSZE POTFOWNYWANE ...uuuuiieeeeiieeiiiiiiaeeeeeeeeeaattiaaaeeesesssattna s aeaeeessstrnaaaaaaaess 11
2.5, POPUIACIA ... .ccoieeeiiieee e e 12

2.5.1. Populacja obejmujgca wszystkich chorych, u ktérych technologia

wnioskowana moze zostaé zastosowana...........ccoooeevvviiiiiiiin e 12
2.5.2. Populacja docelowa, wskazana We WNIOSKU .............cuuuieeiieeerreeeiiiiinnieeeneneennnes 15
2.5.3. Populacja, w ktorej technologia wnioskowana jest obecnie stosowana ........... 16

2.5.4. Populacja, w ktorej wnioskowana technologia bedzie stosowana przy
zatozeniu, ze minister wtasciwy do spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu

FEIUNAACHG . .. vttt 16

2.5.5. Populacja, w ktorej wnioskowana technologia bedzie stosowana przy
zatozeniu, ze minister wtasciwy do spraw zdrowia nie wyda decyzji o objeciu

FEIUNTACIG . ..o 18

2.5.6. Podsumowanie oszacowan liczebnosci populacji zdefiniowanych w

minimalnych wymaganiach ..............coooo i 18




Jinarc® (tolwaptan) stosowany w celu spowolnienia powstawania
@ torbieli i progresji uposledzenia czynnosci nerek w autosomalnie
NA T A dominujgcej postaci zwyrodnienia wielotorbielowatego nerek u 4
dorostych z przewlektg chorobg nerek w stadium 2. lub 3. w
momencie rozpoczecia leczenia, ktérzy wykazujg szybki postep
choroby — analiza wptywu na budzet

IBMNORANTLA NOCET

2.6, ANANZA KOSZEOW ....cooviiiiiiiiiiiiiiiiiieeeeee ettt 19
2.6.1. Koszt stosowania wnioskowanej technologii medycznej.............cccoeeeeeeeeeeen. 20

2.6.2. Modelowani€ KOSZIOW ..........cooeiiiiiiieeee 23

2.7. Podsumowanie danych WeJSCIOWYCN.............coviviiiiiiiiiiiiiiiiiiiiiiiieeeeeeeeeeeeeeeeee e 24
2.8. Wydatki budzetowe w horyzoncie analizy............cccccvvveiiiiiiiiiiiiiiiiiiiiiiiiiiiiieieeeeeee 27
2.8.1. Aktualne wydatki budzetowe ..., 27

2.8.2. Prognozowane wydatki budZzetowe ..., 27

3. ANAliZa WIazZliWOSCi ..........coooeiiieeeeeeeeee 29
4. Wplyw na organizacje udzielania swiadczen.....................cccccoeeeii i 31
5. Aspekty etyczne i SpoleCzne ... 31
6. Zatozenia i ograniCzenia .............cccoooeiiiii i 33
7. Podsumowanie i Wnioski KORCOWE ................cccooiiiiiiiiiiiiiii e 33
8. ZAlGCZNIKi ........ooeeie 36

8.1. Uzasadnienie utworzenia odrebnej grupy limitowej dla technologii wnioskowane;...36

8.2. Sprawdzenie zgodnosci analizy z minimalnymi wymaganiami opisanymi w

Rozporzadzeniu MZ w sprawie minimalnych wymagan............cccccoeiiiii, 37

8.3. Liczba opakowan technologii WnioSKOWaNE]...............coovvvviiiiiiiiiiiiiiiiiiiiiiiiiiiiiieeeee 39

9. SPIS TADEI .. 41
10. SPIS FYSUNKOW .......oiiiiiiiiiiiiiiiiiiieeiitiieebitae bbb bbb bbbt e bbb e be st s s eebsbeeennenes 43

I 1] o] T Lo o | =11 - VO PRTPTRTTRRRRRN 44




Jinarc® (tolwaptan) stosowany w celu spowolnienia powstawania

@ torbieli i progresji uposledzenia czynnosci nerek w autosomalnie

NAHTA

IBMNORANTLA NOCET

dominujgcej postaci zwyrodnienia wielotorbielowatego nerek u 5
dorostych z przewlektg chorobg nerek w stadium 2. lub 3. w
momencie rozpoczecia leczenia, ktérzy wykazujg szybki postep
choroby — analiza wptywu na budzet

Indeks skrotow

Skrot

ADPKD

AOTMIT
APD
BSC

ChPL
DDD
EAN

EMA

FDA

GUS

HTA
i.V.

Mz

Rozwiniecie

ang. autosomal dominant polycystic kidney disease — autosomalnie dominujgca
posta¢ zwyrodnienia wielotorbielowatego nerek

Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

analiza problemu decyzyjnego

ang. best supportive care — najlepsze leczenie wspomagajgce, terapia paliatywna

Charakterystyka Produktu Leczniczego

ang. defined daily dose — dobowa dawka leku

ang. European Article Number — Europejski Kod Towarowy

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

ang. Food and Drug Administration — Amerykanska Agencja ds. Zywnosci i Lekow

Gtéwny Urzad Statystyczny

ang. health technology assessment — ocena technologii medycznych

tac. intravenous — dozylnie

Minister Zdrowia

nie dotyczy

Narodowy Fundusz Zdrowia

ang. National Institute for Health and Care Excellence — Brytyjska Agencja Oceny
Technologii Medycznych

tac. per os — doustnie

przewlekta choroba nerek

ang. polycystic kidney disease — wielotorbielowate zwyrodnienie nerek

program lekowy

polski ztoty

fac. sub cutem — podskornie

tolwaptan

ang. World Health Organization — Swiatowa Organizacja Zdrowia
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Streszczenie

CEL | ZAKRES

Celem analizy wptywu na system ochrony zdrowia jest oszacowanie wydatkow ptatnika
publicznego w przypadku podjecia pozytywnej decyzji o finansowaniu ze srodkoéw publicznych
leku Jinarc® (tolwaptan, TOL) stosowanego w celu spowolnienia powstawania torbieli i
progresji uposledzenia czynnosci nerek w autosomalnie dominujgcej postaci zwyrodnienia
wielotorbielowatego nerek u dorostych z przewlektg chorobg nerek w stadium 2. lub 3. w

momencie rozpoczecia leczenia, ktérzy wykazujg szybki postep choroby.

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

Swiadczen zdrowotnych oraz zestawienia aspektow etycznych i spotecznych.
METODYKA

Populacje docelowg dla technologii wnioskowanej zgodnie z przediozonym wnioskiem
stanowig doro$li chorzy na autosomalnie dominujgcg postaé zwyrodnienia
wielotorbielowatego nerek z przewlektg chorobg nerek w stadium 2. lub 3. w momencie
rozpoczecia leczenia, ktérzy wykazujg szybki postep choroby. Wskazana populacja chorych
odznacza sie szczegolnie niekorzystnym rokowaniem. Brakuje zdefiniownych standardow
postepowania i istnieje duza niezaspokojona potrzeba chorych na wprowadzenie skutecznej

terapii.

Liczebnos¢ populaciji docelowej oszacowano na podstawie danych pochodzgcych z: publikacji

Gtéwnego Urzedu Statystycznego oraz badan epidemiologicznych i obserwacyjnych.

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

inkrementalnymi wydatkami ptatnika.

Scenariusz istniejgcy obrazuje sytuacje obecng, w ktdrej tolwaptan nie jest refundowany z
budzetu ptatnika publicznego. W scenariuszu tym, w leczeniu chorych na autosomalnie
dominujgcg postaé zwyrodnienia wielotorbielowatego nerek z przewlektg chorobg nerek w

stadium 2. lub 3. w momencie rozpoczecia leczenia, ktérzy wykazujg szybki postep choroby
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stosowane jest najlepsze leczenie wspomagajgce. W scenariuszu prognozowanym (nowym)
analizowano sytuacje, w ktorej tolwaptan bedzie finansowany ze srodkéw publicznych. Dla
kazdego ze scenariuszy rozpatrywano 3 alternatywne warianty: najbardziej prawdopodobny,

minimalny oraz maksymalny.

W analizie zgodnie z wnioskiem refundacyjnym uwzgledniono, ze lek po wydaniu pozytywnej
decyzji refundacyjnej dostepny bedzie w programie lekowym i wydawany bedzie
Swiadczeniobiorcy bezptatnie. Uwzgledniono ponadto finansowanie leku w oddzielnej grupie

limitowe;j.

Catkowite koszty uwzgledniane w poszczegolnych scenariuszach (wynikajgce z kosztow

réznigcych leczenia), wyznaczono jedynie na podstawie kosztu wnioskowanego leku.

Analize wptywu na budzet wykonano z perspektywy ptatnika publicznego. Przyjeto 2-letni
horyzont czasowy, rozpoczynajacy sie¢ we wrzesniu 2020 r. Okres od wrze$nia 2020 do
sierpnia 2021 roku w dalszej czesci opracowania okreslano jako 1. rok refundac;ji, okres od
wrzesnia 2021 do sierpnia 2022 roku w dalszej czeéci opracowania okredlano jako 2 rok

refundacji. Dla kluczowych danych wejsciowych przeprowadzono analize wrazliwosci.
WYNIKI

Oszacowanie populaciji

Wydatki inkrementalne w perspektywie ptatnika publicznego

Po podjeciu pozytywnej decyzji o finansowaniu ze srodkéw publicznych TOL nastgpi wzrost

wydatkéw ptatnika publicznego.
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Wyniki przeprowadzonej jednokierunkowej analizy wrazliwosci wskazujg, ze najwiekszy wptyw

na wyniki analizy majg nastepujgce scenariusze:

PODSUMOWANIE I WNIOSKI

W niniejszej pracy oceniono wpltyw na system ochrony zdrowia w Polsce decyzji o

zakwalifikowaniu tolwaptanu (Jinarc®) do finansowania w ramach programu lekowego.

Bezposrednig konsekwencjg tej decyzji bedzie uksztattowanie sie w Polsce nowej praktyki
klinicznej leczenia chorych na autosomalnie dominujgacg postaé zwyrodnienia
wielotorbielowatego nerek z przewlektg chorobg nerek w stadium 2. lub 3. w momencie
rozpoczecia leczenia, ktérzy wykazujg szybki postep choroby stosowane jest najlepsze
leczenie wspomagajgce. Rozszerzone zostanie spektrum terapeutyczne, w zwigzku z czym
lekarze, ktérzy dotychczas mogli zastosowac jedynie najlepsze leczenie wspomagajgce teraz

bedg mogli skorzysta¢ réwniez z terapii lekiem Jinarc®.

. v konsekwencii

finansowanie leku Jinarc® zapewni chorym na autosomalnie dominujgcg postac¢ zwyrodnienia

wielotorbielowatego nerek z przewlekta chorobg nerek w stadium 2. lub 3. w momencie
rozpoczecia leczenia, ktorzy wykazujg szybki postep choroby dostep do terapii, ktérg mozna
uzna¢ za pierwszg skuteczng metode leczenia chorych na ADPKD. Bedzie sie to jednak

wigzato ze wzrostem wydatkow po stronie ptatnika publicznego.
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Wzrost wydatkéw wynika¢ bedzie z dodania leku Jinarc® do aktualnie stosowane]j praktyki

klinicznej leczenia ADPKD (ktérym jest najlepsze leczenie wspomagajace).

W analizie wskazano, ze w przypadku pozytywnej decyzji dotyczacej refundacii leku Jinarc®
nalezy oczekiwa¢ duzej korzysci zdrowotnej dla szerokiej grupy chorych, dlatego tez
finansowanie technologii jest etycznie i spotecznie uzasadnione. Ponadto decyzja

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

Celem analizy wptywu na system ochrony zdrowia jest oszacowanie wydatkow ptatnika
publicznego w przypadku podjecia pozytywnej decyzji o finansowaniu ze srodkéw publicznych
leku Jinarc® (tolwaptan, TOL) w leczeniu autosomalnie dominujgcej postaci zwyrodnienia
wielotorbielowatego nerek u dorostych z przewlektg chorobg nerek w stadium 2. lub 3. w
momencie rozpoczecia leczenia, ktérzy wykazujg szybki postep choroby. Ponadto, w ramach
niniejszej analizy oceniano etyczne oraz spoteczne konsekwencje podjecia pozytywnej decyzji

o finansowaniu ze $rodkow publicznych leku Jinarc® w przedstawionym wskazaniu.

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

zatozen.

2. Analiza wplywu na budzet

2.1. Metodyka analizy

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

Wytyczne AOTMIT oraz Ustawe o refundaciji.

2. Zdefiniowano populacje zgodng z kryteriami kwalifikacji dla technologii wnioskowanej na
podstawie danych pochodzacych z publikacji Gtéwnego Urzedu Statystycznego
dotyczgcych liczebnosci populacji polskiej oraz publikacji przedstawiajgcych wyniki badan
epidemiologicznych i obserwacyjnych: Wiley 2017, Neumann 2013, Torres 2012, a takze
badania NHANES III.
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10.

Przeprowadzono prognoze liczebnosci populacji w kolejnych latach horyzontu

czasowego, poczawszy od wrzesnia 2020 roku.

Oszacowano rozpowszechnienie technologii medycznych stosowanych w populacii
docelowej oraz przeprowadzono prognoze rozpowszechnienia interwencji po podjeciu

pozytywnej decyzji refundacyjnej dla tej interwencji.

Na podstawie wynikow przeprowadzonej analizy ekonomicznej oszacowano koszty terapii

technologii wnioskowanej.

Obliczono przewidywane wydatki ptatnika w populacji docelowej w latach ujetych w
horyzoncie czasowym analizy dla scenariusza istniejgcego, czyli w przypadku braku

finansowania technologii wnioskowanej ze srodkéw publicznych.

Obliczono przewidywane wydatki ptatnika w populacji docelowej w horyzoncie czasowym
analizy dla scenariusza nowego, czyli w przypadku podjecia przez ptatnika pozytywnej

decyzji o finansowaniu technologii wnioskowanej ze srodkéw publicznych.

Obliczono wydatki inkrementalne, czyli réznice pomiedzy wydatkami w scenariuszu
nowym, a wydatkami w scenariuszu istniejgcym. W przypadku, gdy wydatki inkrementalne
przyjmujg wartosci wyzsze od zera oznacza to dodatkowe obcigzenia finansowe zwigzane

z podjeciem pozytywnej decyzji refundacyjnej.

W niniejszym dokumencie wyniki oraz wartosci parametrow podawano najczesciej z
doktadnoscia do dwdch miejsc po przecinku, natomiast obliczenia wykonano na

wartosciach bez zaokraglen (w celu uzyskania bardziej doktadnych wynikéw).

Przeprowadzono analize wrazliwosci dla oszacowania populacji docelowej oraz

kluczowych parametrow uwzglednianych w niniejszej analizie.

2.2. Horyzont czasowy

Zgodnie z Rozporzgdzeniem MZ w sprawie minimalnych wymagan oraz Wytycznymi AOTMIT

horyzont czasowy analizy wptywu na budzet powinien obejmowac okres do momentu ustalenia

sie stanu réwnowagi na rynku (tj. osiggniecia docelowej stabilnej wielkosci sprzedazy badz
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liczby leczonych pacjentdéw) oraz co najmniej pierwsze 2 lata od daty rozpoczecia

finansowania danej technologii medycznej ze srodkéw publicznych.

W analizie przyjeto 2-letni horyzont czasowy, obejmujgcy okres od wrzesnia 2020 r. do sierpnia
2022 r. Uzasadnieniem przyjecia takiego horyzontu czasowego jest fakt, ze wnioskowana
technologia bytaby finansowana w ramach Programu lekowego, ktéry w sposob precyzyjny

okresla standard terapeutyczny.

Dodatkowo, zgodnie z Ustawg o refundacji, pierwsza decyzja refundacyjna wydawana jest na

2 lata, co potwierdza zasadno$¢ przyjetego horyzontu czasowego analizy.
2.3. Perspektywa

Zgodnie z Rozporzgdzeniem MZ w sprawie minimalnym wymagan, dotyczgcym minimalnych
wymagan, jakie muszg spetnia¢ analizy wptywu na budzet, analiza zostata przeprowadzona w
wariancie z perspektywy podmiotu zobowigzanego do finansowania swiadczen ze srodkéw

publicznych (ptatnik publiczny?).
2.4. Scenariusze poréwnywane

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

ptatnika publicznego.

W scenariuszu nowym przyjeto sytuacje, w ktorej technologia wnioskowana jest refundowana
w leczeniu autosomalnie dominujgcej postaci zwyrodnienia wielotorbielowatego nerek u
dorostych z przewlektg chorobg nerek w stadium 2. lub 3. w momencie rozpoczecia leczenia,
ktorzy wykazujg szybki postep choroby. W scenariuszu tym lek bedzie dostepny w programie
lekowym i wydawany swiadczeniobiorcy bezptatnie. W analizie uwzgledniono finansowanie tej
technologii medycznej w oddzielnej grupie limitowej, zgodnie z uzasadnieniem wskazanym w

zatgczniku (rozdziat 8.1.).

1 Zgodnie z art. 14 Ustawy o $wiadczeniach opieki zdrowotnej.
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Dla kazdego ze scenariuszy przyjeto 3 mozliwe warianty, zalezne od szacowanej na kolejne
lata, wielkosci populacji docelowej. Wptyw na budzet ptatnika, wyznaczony zostat jako réznica

pomiedzy tymi scenariuszami.

Analizowane scenariusze (istniejgcy, nowy) oraz ich warianty (minimalny, prawdopodobny,

maksymalny) przedstawiono na ponizszym schemacie.

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

Scenariusz istniejacy

. . Scenariusz nowy
brak refundacji technologii

refundacja technologii wnioskowanej w

wnioskowanej w analizowanym analizowanym wskazaniu

wskazaniu

- wariant minimalny - wariant minimalny

= - wariant prawdopodobny — - wariant prawdopodobny
-wariant maksymalny - wariant maksymalny

2.5. Populacja

2.5.1. Populacja obejmujaca wszystkich chorych, u ktérych

technologia wnioskowana moze zosta¢ zastosowana

Populacje badang w analizie wptywu na budzet stanowig chorzy, u ktérych oceniania
technologia moze by¢ zastosowana. Zdefiniowano jg w oparciu o ChPL wnioskowane;j
technologii. Zgodnie z ChPL Jinarc® tolwaptan jest wskazany do stosowania w celu

spowolnienia powstawania torbieli i progresji uposledzenia czynnosci nerek w autosomalnie
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dominujgcej postaci zwyrodnienia wielotorbielowatego nerek (ADPKD) u dorostych chorych z
przewlektg chorobg nerek (PChN) w stadium od 1. do 4. w momencie rozpoczecia leczenia,

ktérzy wykazujg szybki postep choroby.

Zgodnie z danymi opublikowanymi na stronach Gtéwnego Urzedu Statystycznego populacja
polska w 2018 r. liczyta 38 411 100 osdb, z czego 82% stanowili doro$li. Autorzy publikaciji
Wiley 2017 oszacowali, na podstawie przeglgdu badan epidemiologicznych z lat 1980-2015
oraz danych rejestrowych, iz chorobowos¢ ADPKD wynosi 3,96 na 10 000. Biorgc pod uwage
powyzsze wartoéci mozna przyjac, iz w Polsce zyje 12 473 oséb z ADPKD. Ponadto zgodnie
z danymi GUS w 2018 r. urodzito sie¢ 388 200 dzieci.

Zgodnie z publikacjg Neumann 2013, odsetek chorych niezdiagnozowanych z ADPKD wynosi

10%. W analizie wrazliwosci testowano warto$¢ rowng 0% dla tego parametru.

Wyniki liczebnosci populacji ze zdiagnozowang ADPKD w Polsce przedstawiono w ponizszej

Liczba chorych ze zdiagnozowang ADPKD w Polsce
Wskazanie Liczebnos¢ populacji

Liczba chorych na
podstawie odsetka
chorobowosci

Szacunkowa wartosc¢ GUS, Wiley 2017,
nowych przypadkéw [ Neumann 2013
zachorowania
tacznie I

W Raporcie w sprawie ustalenia taryfy Swiadczenh opublikowanym na stronie AOTMIT [Raport
AOTMIT] przedstawiono czestosci wystepowania przewlektej choroby nerek (PChN) na

podstawie amerykanskiego badania NHANES lll. Dane te postuzyty AOTMIT do szacowania
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populacji z PChN w Polsce. W ponizszej tabeli zestawiono czestosci dla stadium PChN od 1.
do 4.

Tabela 2.
Czestos$¢ wystepowania PChN

Czestos¢ wystepowania Czestos¢ wystepowania -
: Zrédto
(w min os6b) (procentowo)

Stadium

30,1%

) 27,5% .

>3 >% Raport AOTMIT
[NHANES Ill]

7,6 39,3%

04 1,8%

W analizie wrazliwosci testowano inne zestawy czestosci wskazane w ponizszej tabeli.

Tabela 3.
Czestos¢ wystepowania PChN — analiza wrazliwosci

Czestosc : Czestosé 5
Stadium wystepowania Zrédto wystepowania Zrédto
(procentowo) (procentowo)

18,5% 13,1%

21,5% 15,8%
Neumann 2013 Cornec 2013

18,3% 19,4%

6,8% 10,7%

Na podstawie danych od Zamawiajgcego okreslono czestos¢ wystepowania choroby szybko
postepujace]j (fast progressors) w zaleznosci od stadium PChN. Odpowiednie wartosci

przedstawiono w ponizszej tabeli.

Tabela 4.
Czestos¢ wystepowania choroby szybko progresujacej

Czestosé wystepowania (procentowo)

Dane od Zamawiajgcego
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Liczebnos¢ populacji, w ktérej technologia wnioskowana moze zosta¢é zastosowana
oszacowano mnozac liczebnos¢ populacji z ADPKD przez odsetki okreslajgce czestosé
wystepowania PChN oraz choroby szybko progresujgcej. W obliczeniach uwzgledniono
ponadto umieralno$é chorych. Sredni wiek chorego wigczonego do badania TEMPO 3:4
wynosi 39 lat, stgd zaimplementowano prawdopodobienstwo zgonu obliczone jako $rednia dla

40- i 41-latkéw (na podstawie tablic trwania zycia publikowanych przez GUS) — rowne 0,18%.

W tabeli ponizej przedstawiono zestawienie oszacowania liczebnosci populacji badanej dla

wnioskowanej technologii medyczne;.

Tabela 5.
Liczba chorych stanowigca populacje u ktérych technologia wnioskowana moze zostac¢
zastosowana

Wskazanie Liczebnos¢ populacji Zrédio

ADPKD z PChN w stadium od 1. GUS, Wiley 2017, Neumann 2013,
do 4., z chorobg szybko NHANES Ill, Dane od
progresujaca Zamawiajgcego

Podsumowanie

Liczebno$¢ populacji, w ktérej wnioskowana technologia moze by¢ stosowana w Polsce,

wynosi ok. NN

2.5.2. Populacja docelowa, wskazana we wniosku

Populacja docelowa rozpatrywana w ramach niniejszej analizy obejmuje dorostych z
przewlektg chorobg nerek w stadium 2. lub 3. w momencie rozpoczecia leczenia, ktorzy
wykazujg szybki postep choroby. Populacja ta zawiera sie zatem w zarejestrowanym

wskazaniu dla leku Jinarc®.

Estymacije liczebnosci populacji docelowej wykonano w analogiczny sposéb jak w przypadku
populacji, w ktérej technologia wnioskowana moze by¢ zastosowana. Przyjeto jedynie odsetki
dla stadium 2. i 3. W przypadku czestosci wystepowania PChN oraz choroby szybko

progresujace;.

Estymowang liczebno$¢ populacji docelowej przedstawiono w tabeli ponizej.
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Tabela 6.
Populacja docelowa, wskazana we wniosku

Wariant oszacowania

Minimalny

Prawdopodobny

Maksymalny

2.5.3. Populacja, w ktérej technologia wnioskowana jest

obecnie stosowana
Obecnie substancja nie jest w Polsce stosowana.

2.5.4. Populacja, w ktoérej wnioskowana technologia bedzie
stosowana przy zalozeniu, ze minister wiasciwy do

spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu refundacja

Populacje, w ktorej wnioskowana technologia bedzie stosowana przy zatozeniu, ze minister
wlasciwy do spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu refundacjg, oszacowano na podstawie
prognozowanych udziatéw, jakie lek Jinarc® osiggnie w populacji docelowej oraz oszacowan

wielkos$ci populacji docelowej (rozdziat 2.5.2.).
2.5.4.1. Udziaty w rynku

Udziaty w rynku technologii wnioskowanej okreslono na podstawie danych od Zamawiajgcego,
wskazujgcych na rzeczywiste przejecie rynku przez lek Jinarc® w wyniku postepowania

refundacyjnego w Szkocji.

Udziaty w rynku przedstawiono w tabeli ponize;j. [ G
e

Tabela 7.
Udziaty w rynku

Udziaty w rynku technologii
wnioskowanej

Jinarc®
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2.5.4.2. Oszacowanie wielkosci populacji chorych leczonych

technologiag wnioskowana

Uwzgledniajgc udziaty w rynku (rozdziat 2.5.4.1.) oraz wielkos¢ populacji docelowej (rozdziat

2.5.2.) oszacowano liczbe chorych leczonych technologig wnioskowana.

Tabela 8.
Oszacowanie liczebnosci populacji, w ktoérej wnioskowana technologia bedzie
stosowana

Wariant oszacowania

Minimalny

Prawdopodobny

Maksymalny

Oszacowanie liczebnosci populacji, w ktérej wnioskowana technologia bedzie
stosowana w calym rocznym cyklu leczenia

Wariant oszacowania

Minimalny

Prawdopodobny

Maksymalny

Wielko$¢ dostaw (Jinarc®), konieczng do zastosowania terapii w oszacowanej populacii

chorych, przedstawiono w zatgczniku (rozdziat 8.3.).
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2.5.5. Populacja, w ktérej wnioskowana technologia bedzie
stosowana przy zalozeniu, ze minister witasciwy do

spraw zdrowia nie wyda decyzji o objeciu refundacja

W przypadku braku wydania pozytywnej decyzji dotyczacej refundacji tolwaptanu, lek ten nie

bedzie stosowany.

2.5.6. Podsumowanie oszacowan liczebnosci populaciji

zdefiniowanych w minimalnych wymaganiach

W tabeli ponizej przedstawiono wartosci oszacowan populacyjnych wykonanych w niniejszej

analizie wptywu na system ochrony zdrowia (opisanych w rozdziatach 2.5.1. — 2.5.5.).

Tabela 10.
Podsumowanie oszacowan liczebnosci populacji zdefiniowanych w Rozporzadzeniu
MZ w sprawie minimalnych wymagan

Oszacowanie rocznej liczebnosci
populacji

Populacja Podstawa prawna
Populacja obejmujgca wszystkich
chorych, u ktérych technologia
wnioskowana moze zostaé
zastosowana

art. 1 ust. 1pkt 1 lit. a

Populacja docelowa, wskazana we

: art. 1 ust. 1pkt 1 lit. b
whniosku

Populacja, w ktérej technologia

wnioskowana jest obecnie stosowana art. 1 ust. 1pkt 1lit. ¢

Populacja, w ktorej wnioskowana
technologia bedzie stosowana przy
zalozeniu, ze minister wiasciwy do

spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu
refundacja

art. 1 ust. 1pkt 2

Populacja, w ktérej wnioskowana
technologia bedzie stosowana przy
zalozeniu, ze minister wiasciwy do 0 art. 1 ust. 1pkt 4

spraw zdrowia nie wyda decyzji o

objeciu refundacja
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2.6. Analiza kosztow

Kategorie kosztow zaczerpnieto z Analizy ekonomicznej. Wptyw na wynik koncowy, a wiec na
wartos¢ wydatkéw inkrementalnych ptatnika publicznego, majg catkowite koszty réznigce.
Catkowite koszty réznigce zdefiniowano jako koszty wystepujgce w ramach jednego ze

scenariuszy, a wiec réznigce oceniane technologie medyczne.

W analizie z perspektywy ptatnika publicznego uwzgledniono i oceniano jedynie koszt
technologii wnioskowanej. Podejscie to mozna uzna¢ za konserwatywne. Dodatkowo w
analizie wrazliwoéci uwzgledniono koszt monitorowania w trakcie stosowania technologii

wnioskowane;.

Pozostate kategorie kosztéw bezposrednich uznano za nieréznigce, zaliczajgc je do kategorii
kosztow wspdélnych. Koszty te (jako koszty wspdlne dla technologii wnioskowanej i
komparatora) nie majg wptywu na wyniki analizy. Nie byly zatem ostatecznie brane pod uwage
w obliczeniach. W ponizszej tabeli wyszczegdlniono poszczegdlne koszty nieréznigce oraz

przedstawiono zasadnos$¢ kwalifikacji do kategorii kosztéw nierdznigcych.

Tabela 11.
Koszty nieréznigce oceniane technologie medyczne

Kategoria kosztowa Uzasadnienie kwalifikacji

Dotyczy wszystkich chorych leczonych technologig oceniang i

KOS POl L E komparatorem w tej samej wysokosci.

W odniesieniu do bezpieczenstwa stosowania terapii w Analizie
Koszt leczenia zdarzen niepozadanych klinicznej nie wykazano réznic pomiedzy technologig oceniang i
komparatorem.

Koszty zwigzane z wizytami w poradni
nefrologicznej Koszty nie wptywajg na oszacowanie wydatkow inkrementalnych

w krétkim horyzoncie analizy (2-letnim) w sposéb znaczacy

Koszty zalezne od stanu zdrowia

Poniewaz poszczegodlne kategorie kosztowe nie zostaty uwzglednione w analizie wptywu na
system ochrony zdrowia (badz zostaly uwzglednione jedynie w analizie wrazliwosci)

zaprezentowano jedynie koszt stosowania wnioskowanej technologii medyczne;.
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2.6.1. Koszt stosowania wnioskowanej technologii medycznej

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

prezentacji lekow.
2.6.1.1. Dawkowanie

Do obliczenia kosztu stosowania badanej technologii medycznej konieczne byto okreslenie
zuzycia zasobow (dawkowania) oraz ceny jednostkowej leku. Na podstawie Charakterystyki
Produktu Leczniczego Jinarc® okre$lono, ze w celu spowolnienia powstawania torbieli i
progresji uposledzenia czynnosci nerek w autosomalnie dominujgcej postaci zwyrodnienia
wielotorbielowatego nerek u dorostych z przewlektg chorobg nerek w stadium 2. Lub 3. W
momencie rozpoczecia leczenia, ktdérzy wykazujg szybki postep choroby, tolwaptan nalezy
podawac dwa razy na dobe w schemacie dawek podzielonych 45 mg + 15 mg, 60 mg + 30 mg
lub 90 mg + 30 mg. Dawka poczatkowa wynosi 60 mg tolwaptanu na dobe stosowanego w
schemacie dawek podzielonych 45 mg + 15 mg (45 mg po przebudzeniu i przed $niadaniem
oraz 15 mg 8 godzin pézniej). Te dawke poczatkowg nalezy zwiekszy¢ do 90 mg tolwaptanu
(w schemacie dawek podzielonych 60 mg + 30 mg) na dobe, a nastepnie do docelowej dawki
120 mg tolwaptanu na dobe w schemacie podzielonym (90 mg + 30 mg), jesli jest tolerowana,
z zachowaniem co najmniej tygodniowych 3 odstepdw miedzy kolejnymi zwigkszeniami dawki.
Dawke nalezy zwiekszac¢ ostroznie, aby nie dopusci¢ do ztej tolerancji duzych dawek na skutek
zbyt szybkiego zwigkszania dawki leku. W zaleznosci od indywidualnej tolerancji pacjenta
dawke mozna zmniejszy¢. Pacjent powinien stosowac tolwaptan w najwiekszej tolerowanej

przez siebie dawce.
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Dane te zostaty przedstawione w ponizszej tabeli.

Tabela 12.
Dawkowanie leku (PLN)

Odsetek chorych stosujacych poszczegolne prezentacje leku

Prezentacja -
1 miesigc 2 miesigc 3+ miesiac

Jinarc® 45 mg + 15 mg

Jinarc® 60 mg + 30 mg

Jinarc® 90 mg + 30 mg

2.6.1.2. Ceny poszczegolnych prezentacji

Obecnie lek nie jest finansowany w analizowanym wskazaniu. W analizie zgodnie z wnioskiem
refundacyjnym uwzgledniono, ze lek po wydaniu pozytywnej decyzji refundacyjnej dostepny
bedzie w programie lekowym i wydawany bedzie Swiadczeniobiorcy bezptatnie. Uwzgledniono
ponadto finansowanie leku w oddzielnej grupie limitowej, zgodnie z uzasadnieniem

wskazanym w rozdziale 8.1.

Cene zbytu netto tolwaptanu otrzymano od Zamawiajgcego [Dane dostarczone przez

Zamawiajgcego], wynosi ona:

I -\ za opakowanie tabletek o dawce 45 mg + 15 mg;
I PN za opakowanie tabletek o dawce 60 mg + 30 mg;
> I PLN za opakowanie tabletek o dawce 90 mg + 30 mg.

Zgodnie z zapisami Ustawy o refundacji wyznaczono urzedowg cene zbytu oraz cene hurtowg
brutto.

Wartosci poszczegdlnych cen leku prezentuje ponizsza tabela (Tabela 13.).
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ZESTAWIENIE TABELARYCZNE

Tabela 13.
Ceny lekéw uwzglednione w analizie (PLN)

Cena zbytu Urzedowa Cena hurtowa Limit
cena zbytu brutto finansowania

Jinarc® 45 mg + 15 mg

Substancja Prezentacja

IeNEERRY  Jinarc® 60 mg + 30 mg

Jinarc® 90 mg + 30 mg

Nastepnie uwzgledniajgc liczbe mg tolwaptanu w kazdej z prezentacji leku oraz odsetek
chorych stosujgcych kazdg z nich oszacowano jaki udziat w tgcznym zuzyciu tolwaptanu w
kolejnych miesigcach majg poszczegolne prezentacje leku. Uwzgledniajgc dodatkowo koszt
opakowania leku, oszacowano sredni koszt leczenia w pierwszym miesigcu, drugim miesigcu

oraz kolejnych miesigcach.

Tabela 14.
Sredni koszt leku w poszczegolnych miesigcach (PLN)
Udziat poszczegélnych prezentacji w tgcznym zuzyciu

mg Cena hurtowa

Prezentacja brutto

2 miesiac 3+ miesiac

Jinarc® 45 mg + 15 mg

Jinarc® 60 mg + 30 mg

Jinarc® 90 mg + 30 mg

Koszt wazony udziatami
poszczegolnych prezentacji

2.6.1.3. Zestawienie kosztu leku

W oparciu o dawkowanie oraz ceny lekdw wyznaczono koszt jednostkowy lekow w
przeliczeniu na w cykl leczenia (1. rok). Wartosci wskazano w ponizszej tabeli. Ze wzgledu na
stopniowe dostosowywanie dawki, sredni roczny koszt leku jest inny w pierwszym roku oraz w

kolejnych latach.

Tabela 15.
Sredni roczny koszt leku (PLN)

Prezentacja Kolejne lata (2+)

Sredni roczny koszt leku
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W ponizszej tabeli przedstawiono wartosci srednich rocznych kosztéw testowane w analizie

wrazliwosci.

Tabela 16.
Sredni roczny koszt leku (PLN) — analiza wrazliwosci

Prezentacja Kolejne lata (2+)

Sredni roczny koszt leku — na
podstawie danych z EU (bez
dostosowania dawki w pierwszych
3 miesigcach)

Sredni roczny koszt leku — na
podstawie danych z UK

Sredni roczny koszt leku — na
podstawie badania TEMPO 3:4

2.6.2. Modelowanie kosztow
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2.7. Podsumowanie danych wejsciowych

Podsumowanie danych wejsciowych przedstawiono w ponizszej tabeli.
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Tabela 17.

Dane wejsciowe uwzgledniane w analizie wptywu na budzet

Parametr

Horyzont czasowy analizy

Wartos¢ parametru z
analizy podstawowej

Zakres zmiennosci
wartosci parametru

maksymalna — max)

(wartos¢ alternatywna —
alter, minimalna — min,

Uzasadnienie przyjetego zakresu

zmiennosci

Parametry analizy wptywu na budzet

n/d

2 lata

n/d

Zrédta danych dla
wartosci parametru

Rozdziat 2.2

Liczebnos$¢ populacji docelowej

Rozdziat 2.5.2., Rozdziat 2.5.2.

Rozdziat 2.5.2.

GUS, Wiley 2017,
Neumann 2013,
NHANES lll, Dane od
Zamawiajgcego

Udziaty w rynku poszczegélinych
technologii medycznych

Rozdziat 2.5.4.1. Rozdziat 2.5.4.1.

Rozdziat 2.5.4.1.

Dane od Zamawiajgcego

Czestos¢ wystepowania PChN

Rozdziat 2.5.1. Rozdziat 2.5.1.

Rozdziat 2.5.1.

NHANES I, Neumann
2013, Cornec 2013

Odsetek chorych niezdiagnozowanych z
ADPKD

Cena zbytu netto Jinarc® 45 mg + 15 mg
(PLN)

Rozdziat 2.5.1. Rozdziat 2.5.1.

Parametry kosztowe

Rozdziat 2.5.1.

Cena zbytu netto Jinarc® 60 mg + 30 mg
((H\))

Cena zbytu netto Jinarc® 90 mg + 30 mg
(PLN)

n/d n/d
n/d n/d
n/d n/d

Neumann 2013

Dane dostarczone przez
Zamawiajgcego
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Zakres zmiennosci
wartosci parametru
(wartos¢ alternatywna —
alter, minimalna — min,
maksymalna — max)

Wartos¢ parametru z
analizy podstawowej

Uzasadnienie przyjetego zakresu Zrédta danych dla
zmiennosci wartosci parametru

Parametr

Koszt roczny leczenia TOL Rozdziat 2.6.1.3.
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2.8. Wydatki budzetowe w horyzoncie analizy

Na podstawie oszacowania wielkosci populacji chorych leczonych, wykorzystujgc szacunkowe
udziaty w rynku lekéw oraz catkowite koszty réznigce leczenia jednego chorego w ciggu roku,
wyznaczono roczne wydatki budzetowe w perspektywie ptatnika publicznego. Wydatki te bedg

sie rozni¢ w zaleznosci od przyjetego scenariusza oraz jego wariantu.

2.8.1. Aktualne wydatki budzetowe

Obecnie tolwaptan nie jest stosowany w analizowanej populaciji chorych|  EGcGcNGGE

e
|
2.8.2. Prognozowane wydatki budzetowe

Wyniki analizy przedstawiono w uwzglednianym horyzoncie czasowym, z perspektywy
ptatnika publicznego. Dodatkowo wyniki przedstawiono w wariantach (minimalny,

prawdopodobny, maksymailny).




@

Jinarc® (tolwaptan) stosowany w celu spowolnienia powstawania torbieli i progresji uposledzenia czynnosci

NMARTA nerek w autosomalnie dominujgcej postaci zwyrodnienia wielotorbielowatego nerek u dorostych z przewlektg 28
chorobg nerek w stadium 2. lub 3. w momencie rozpoczecia leczenia, ktorzy wykazujg szybki postep
enenanma mess choroby — analiza wptywu na budzet
Tabela 18.

Wyniki analizy wplywu na budzet z perspektywy ptatnika publicznego

\WEE

minimalny

Scenariusz istniejacy Scenariusz nowy Wydatki inkrementalne

2 rok 1 rok 2 rok

2 rok 1 rok

Catkowite koszty roznigce*

prawdopodobny

maksymalny

minimalny

prawdopodobny

maksymalny

Koszt TOL (Jinarc®)

* biorgc pod uwage kategorie kosztowe we wszystkich uwzglednianych zakresach swiadczen
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Wyniki analizy wptywu na budzet przedstawiono réwniez graficznie na ponizszym wykresie.

Rysunek 2.

3. Analiza wrazliwosci

Analize wrazliwosci przeprowadzono dla parametréw, ktdre w najwiekszym stopniu obarczone
sg niepewnoscig i majg potencjalnie najwiekszy wptyw na wyniki. Uwzgledniono m.in.

alternatywne zatozenia dla liczebnosci populacji i ustalenia sie réwnowagi rynkowe;j.

Testowane parametry i ich zakres oraz scenariusze alternatywne przedstawiono w Rozdziale
2.7.

Wyniki analizy wrazliwosci przedstawiono w ponizszej tabeli.




@ Jinarc® (tolwaptan) stosowany w celu spowolnienia powstawania torbieli i progresji uposledzenia czynnosci
NMARTA nerek w autosomalnie dominujgcej postaci zwyrodnienia wielotorbielowatego nerek u dorostych z przewlektg 30
chorobg nerek w stadium 2. lub 3. w momencie rozpoczegcia leczenia, ktoérzy wykazujg szybki postep
choroby — analiza wptywu na budzet

IBMNORANTLA NOCET

Tabela 19.
Wyniki analizy wrazliwosci w zaleznosci od wariantu z perspektywy ptatnika publicznego
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4. Wplyw na organizacje udzielania Swiadczen

Decyzja dotyczacyg refundaciji produktu Jinarc® (tolwaptan) w leczeniu dorostych chorych z
przewlektg chorobg nerek w stadium 2. lub 3. w momencie rozpoczecia leczenia, ktorzy
wykazujg szybki postep choroby, w ramach programu lekowego, nie spowoduje nowych

konsekwencji w organizacji udzielania $wiadczen.

W zwigzku z powyzszym, w wyniku rozpoczecia finansowania ocenianej technologii
medycznej, nie wystgpi koniecznos¢ dodatkowych szkoleh personelu medycznego, czy tez
tworzenia nowych wytycznych okre$lajgcych sposdb podawania leku. Objecie refundacja
technologii wnioskowanej nie bedzie zatem miec istotnego wptywu na organizacje udzielania

Swiadczen zdrowotnych.
5. Aspekty etyczne i spoteczne

Whnioskowana populacja chorych odznacza sie szczegolnie niekorzystnym rokowaniem.
Brakuje zdefiniownych standardéw postepowania i istnieje duza niezaspokojona potrzeba
spoteczna na wprowadzenie skutecznej terapii. Dotychczas stosowane leczenie przy pomocy
leczenia zachowawczego nie moze zosta¢ uznane za satysfakcjonujgce. Leczenie to pozwala
jedynie na ztagodzenie objawoéw choroby. Refundacja substancji umozliwi dostep chorym do
leczenia, ktére w sposob istotny klinicznie wplywa na spowolnienie wzrostu catkowitej
objetosci nerek (odzwierciedlajgcej rozwdj torbieli) i postepu uposledzenia czynnosci nerek u
chorych z przewlektg chorobg nerek w stadium od 2. lub 3. w momencie rozpoczecia leczenia,

ktorzy wykazujg szybki postep choroby, czego dowodzg wyniki Analizy kliniczne;.

Progresywny charakter analizowanej jednostki chorobowej prowadzi do uposledzenia
czynnosci nerek. W efekcie spofeczenstwo obcigzone jest istotnymi kosztami utraty
produktywnosci. Koszty te sg, tym wyzsze im mniej skutecznie prowadzona jest terapia tych
chorych. Obecnie chorzy nie majg zagwarantowanego dostepu do skutecznej metody leczenia
przez co koszty spoteczne sg eskalowane. Refundacja tolwaptanu pomoze ograniczy¢ te

koszty i bedzie stanowita odpowiedz na niezaspokojong potrzebe spoteczng.

Decyzja dotyczgca objecia refundacjg produktu Jinarc® w ramach programu lekowego,

dotyczy wytgcznie chorych kwalifikujgcych sie do programu lekowego, a zatem pacjentow
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spetniajacych wszystkie kryteria wtgczenia, co zapewnia, ze technologia bedzie stosowana w

populacji chorych, u ktérych spodziewane sg najwieksze korzysci kliniczne.

Na podstawie Analizy Klinicznej stwierdzi¢ mozna, ze wnioskowana technologia spowalnia
progresje uposledzenia czynnosci nerek, generuje wiec istotne klinicznie dodatkowe efekty
zdrowotne, w poréwnaniu do obecnie stosowanego w praktyce klinicznej leczenia
zachowawczego. W zakresie profilu bezpieczenstwa stwierdzono, iz stosunek korzysci do

ryzyka dla leku Jinarc® mozna uznac za pozytywny.

Pozytywna decyzja dotyczgca finansowania technologii wnioskowanej, nie stoi w sprzecznosci
z aktualnie obowigzujgcymi regulacjami prawnymi i nie nakfada na chorego dodatkowych

wymogow zwigzanych z rozpoczeciem leczenia.

Ponizsza tabela przedstawia ocene aspektéw spotecznych i etycznych dotyczgcej stosowania

technologii wnioskowanej w omawianym wskazaniu.

Tabela 20.
Aspekty spoteczne i etyczne

Warunek Wartosé

Czy i ktére grupy pacjentéw moga byé faworyzowane na skutek zatozen przyjetych w Zadne
analizie ekonomicznej;

Czy niekwestionowany jest réwny dostep do technologii medycznej przy jednakowych Tak
potrzebach;

Duza korzys¢ dla
waskiej grupy
chorych

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

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

ktérych nie ma obecnie dostepnej zadnej metody leczenia. Nie

Czy pozytywna decyzja w odniesieniu do ocenianej technologii moze powodowa¢ problemy spoteczne,

w tym:

wpltywac na poziom satysfakcji pacjentow z otrzymywanej opieki medycznej; Nie
grozi¢ niezaakceptowaniem postepowania przez poszczegdlnych chorych; Nie
powodowac lub zmienia¢ stygmatyzacije; Nie
wywotywac ponadprzecietny lek; Nie
powodowac dylematy moralne; Nie
stwarzaé problemy dotyczace ptci lub rodzinne. Nie
nie stoi w sprzecznosci z aktualnie obowigzujgcymi regulacjami prawnymi, Nie

czy stwarza koniecznos$¢ dokonania zmian w prawie/przepisach; Nie
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Warunek Wartosé

oddziatuje na prawa pacjenta lub prawa cztowieka. Nie

Czy stosowanie technologii naktada szczegolne wymogi, takie jak:

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

potrzeba uwzgledniania indywidualnych preferenciji, potrzeba czynnego udziatu pacjenta Nie

w podejmowaniu decyzji 0 wyborze metody postepowania.

6. Zatozenia i ograniczenia

Zdefiniowano populacje zgodng z kryteriami kwalifikacji dla technologii wnioskowanej na
podstawie danych pochodzacych z publikacji Gtéwnego Urzedu Statystycznego dotyczacych
liczebnosci populacji polskiej oraz publikacji przedstawiajgcych wyniki badan
epidemiologicznych i obserwacyjnych: Wiley 2017, Neumann 2013, Torres 2012, a takze
badania NHANES Ill. Dane zawarte w publikacjach zagranicznych wykorzystano do

szacowania populacji w Polsce.

Udziaty w rynku technologii wnioskowanej i komparatoréw w poszczegoélnych scenariuszach

analizy okreslono na podstawie danych otrzymanych od Zamawiajgcego.

W analizie przyjeto, iz jedynym kosztem réznigcym jest koszt leku Jinarc®. Wptyw kosztu
monitorowania w trakcie leczenia z wykorzystaniem leku Jinarc® przetestowano w analizie

wrazliwosci

W analizie uwzgledniono ponadto, Zze technologia wnioskowana finansowana bedzie w ramach

odrebnej grupy limitowej, zgodnie z uzasadnieniem wskazanym w rozdziale 8.1.

Dodatkowo przyjeto, ze przecietny rok trwa doktadnie 365 dni.
7. Podsumowanie i wnioski koncowe

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

kategorii dostepnosci lek stosowany w programie lekowym.
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Populacje docelowg dla technologii wnioskowanej zdefiniowano zgodnie z przedtozonym
whnioskiem refundacyjnym. Stanowig jg dorosli chorzy z przewlekig chorobg nerek w stadium

2. lub 3. w momencie rozpoczecia leczenia, ktérzy wykazujg szybki postep choroby.
Wptyw na system ochrony zdrowia okreslono w odniesieniu do nastepujgcych obszaréw:

populacyjnych (oszacowanie potencjatu rynkowego leku oraz prognoza liczebnosci
populacji, ktéra prawdopodobnie skorzysta z leku w sytuacji jego sfinansowania);
finansowych (analiza wptywu na budzet);

organizacji udzielania swiadczeh;

etycznych i spotecznych;

Liczebnos¢ populaciji docelowej oszacowano na podstawie danych pochodzgcych z: publikacji

Gtéwnego Urzedu Statystycznego oraz publikacji epidemiologicznych i obserwacyjnych.

Konstrukcja analizy wptywu na budzet objeta zestawienie ze sobg dwoéch scenariuszy, w
ktérym pierwszy zaktada brak refundacji, a drugi wprowadzenie do refundacji technologii
wnioskowanej. Wynikiem analizy wptywu na budzet jest réznica pomiedzy tymi scenariuszami
wyrazona inkrementalnymi wydatkami ptatnika publicznego. Analize wykonano dla okresu 2
lat, ktory stanowi horyzont czasowy analizy. Elementy analizy wptywu na budzet objety:
estymacje populacji docelowej i udziatdbw rynkowych technologii wnioskowanej oraz analize

kosztowg. Uwzgledniono jedynie koszt leku Jinarc®.

W analizie zgodnie z wnioskiem refundacyjnym uwzgledniono, ze lek po wydaniu pozytywnej
decyzji refundacyjnej dostepny bedzie w programie lekowym i wydawany bedzie
Swiadczeniobiorcy bezptatnie. Uwzgledniono ponadto finansowanie leku w oddzielnej grupie

limitowej. Cene zbytu netto substancji otrzymano od Zamawiajgcego.

Wptyw na organizacje udzielania swiadczen zdrowotnych oraz aspekty etyczne i spoteczne

zostaty okreslone zgodnie z metodykg zaproponowang w Wytycznych AOTMIT.




Jinarc® (tolwaptan) stosowany w celu spowolnienia powstawania
@ torbieli i progresji uposledzenia czynnosci nerek w autosomalnie
NA T A dominujgcej postaci zwyrodnienia wielotorbielowatego nerek u 35
dorostych z przewlektg chorobg nerek w stadium 2. lub 3. w
momencie rozpoczecia leczenia, ktérzy wykazujg szybki postep
choroby — analiza wptywu na budzet

IBMNORANTLA NOCET

Bezposrednig konsekwencjg decyzji refundacyjnej bedzie uksztattowanie sie w Polsce nowej
praktyki klinicznej leczenia chorych. Rozszerzone zostanie spektrum terapeutyczne, w
zwigzku z czym lekarze, ktérzy dotychczas mogli zastosowa¢ leczenie zachowawcze teraz
beda mogli skorzysta¢ réwniez z terapii lekiem Jinarc®. || EGcNGE
I\ konsekwencji finansowanie leku Jinarc®

zapewni chorym z przewlektg chorobg nerek w stadium 2. lub 3. w momencie rozpoczecia
leczenia, ktérzy wykazujg szybki postep choroby dostep do terapii, ktérg mozna uznaé za

pierwszg skuteczng metode leczenia chorych na ADPKD.

Refundacja technologii wnioskowanej spowoduje zwigkszenie wydatkéw z perspektywy

ptatnika publicznego. | IEEEE—
|
|

Dodatkowo w analizie wskazano, ze w przypadku pozytywnej decyzji dotyczgcej refundaciji
leku Jinarc® nalezy oczekiwaé¢ duzej korzy$ci zdrowotnej dla szerokiej grupy chorych, dlatego
tez finansowanie technologii jest etycznie i spotecznie uzasadnione. Ponadto decyzja

refundacyjna nie spowoduje nowych konsekwencji w organizacji udzielania swiadczen.
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8. Zalaczniki

8.1. Uzasadnienie utworzenia odrebnej grupy limitowej

dla technologii wnioskowanej

W przypadku leku Jinarc® nie sg spetnione wymagania, o ktérych mowa w art. 15 ust. 3 pkt 1
Ustawy o refundacji. Nie ma to jednak zadnego wplywu na decyzje w zakresie kwalifikacji do
wspolnej albo odrebnej grupy limitowej. Zapis punktu 1 (,... w przypadku, gdy droga podania
leku lub jego posta¢ farmaceutyczna w istotny sposéb ma wplyw na efekt zdrowotny lub
dodatkowy efekt zdrowotny”) dotyczy tylko sytuacji, w ktorej lek zawierajgcy dang substancije
czynng jest juz refundowany (ale jest to lek o innej drodze podania lub innej postaci

farmaceutycznej niz lek wnioskowany).

Na podstawie art. 15 Ustawy o refundacji nalezy stwierdzi¢, ze leku Jinarc® nie mozna
zakwalifikowac¢ do zadnej z obecnie istniejgcych grup limitowych. Lek ten nie spetnia kryteriow
kwalifikacji do wspdlnych grup limitowych, o ktérych mowa w art. 15 ust 2 Ustawy o refundacji
ze wzgledu na brak: tej samej nazwy miedzynarodowej, brak tych samych mechanizméw
dziatania i podobnych dziatan terapeutycznych, zgodnoéci wskazah i przeznaczen, tej samej

skutecznosci w poréwnaniu do jakiegokolwiek innego obecnie refundowanego preparatu.

Objecie refundacjg tolwaptanu moze nastgpi¢ tylko w drodze utworzenie nowej grupy
limitowej. Nie jest mozliwe wigczenie leku Jinarc® do jednej z juz istniejgcych grup limitowych
gdyz nie ma grupy limitowej dla preparatéw, ktére miatyby te same wskazania i przeznaczenia
oraz sposoéb dziatania i udowodniong skutecznosé, wiec nie bedzie spetniony warunek z art.

15 ust. 2 pkt 1 Ustawy o refundacji.
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8.2. Sprawdzenie zgodnosci

wymaganiami opisanymi

w sprawie minimalnych wymagan

Tabela 21.
Check-lista zgodnosci analizy wptywu na system ochrony zdrowia z minimalnymi
wymaganiami przedstawionymi w Rozporzadzeniu MZ w sprawie minimalnych
wymagan

Nr‘

1.

Zadanie

Oszacowanie rocznej liczebnosci populacji

Tak/Nie/nie dotyczy

n/d

analizy z minimalnymi

w Rozporzadzeniu MZ

1.1.

obejmujacej wszystkich pacjentéw, u ktérych wnioskowana
technologia moze by¢ zastosowana

TAK, rozdziat 2.5.1.

1.2.

docelowej, wskazanej we wniosku

TAK, rozdziat 2.5.2.

1.3.

w ktérej wnioskowana technologia jest obecnie stosowana

TAK, rozdziat 2.5.3.

1.4.

w ktorej wnioskowana technologia bedzie stosowana przy
zatozeniu, ze minister wtasciwy do spraw zdrowia wyda
decyzje o objeciu refundacjg podwyzszeniu ceny

TAK, rozdziat 2.5.4.

Oszacowanie rocznych wydatkéw podmiotu zobowigzanego
do finansowania $wiadczen ze srodkéw publicznych,
ponoszonych na leczenie pacjentéw w stanie klinicznym
wskazanym we wniosku

TAK, rozdziat 2.8.

2.1.

Aktualnych

TAK, rozdziat 2.8.1.

2.2.

z wyszczegolnieniem sktadowej wydatkéw stanowigcej
refundacje ceny wnioskowanej technologii, o ile wystepuje

TAK, rozdziat 2.8.1.

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

TAK, rozdziat 2.8.2.

3.1

z wyszczegolnieniem sktadowej wydatkéw stanowigcej
refundacje ceny wnioskowanej technologii

TAK, rozdziat 2.8.2.

llosciowa prognoza rocznych wydatkéw podmiotu
zobowigzanego do finansowania swiadczenh ze srodkow
publicznych, jakie bedg ponoszone na leczenie pacjentow w
stanie klinicznym wskazanym we wniosku, przy zatozeniu, ze
minister wiasciwy do spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu
refundacjg lub podwyzszeniu ceny

TAK, rozdziat 2.8.2.

4.1.

z wyszczegolnieniem sktadowej wydatkow stanowigcej
refundacje ceny wnioskowanej technologii,

TAK, rozdziat 2.8.2.

Oszacowanie dodatkowych wydatkéw podmiotu
zobowigzanego do finansowania Swiadczenh ze srodkow
publicznych, jakie bedg ponoszone na leczenie pacjentow w
stanie klinicznym wskazanym we wniosku

TAK, rozdziat 2.8.2.
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Nr‘

5.1.

Zadanie

z wyszczegolnieniem sktadowej wydatkow stanowigcej
refundacje ceny wnioskowanej technologii

Tak/Nie/nie dotyczy

TAK, rozdziat 2.8.2.

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

TAK, rozdziat 2.8.2.

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

TAK, rozdziat 2.7.

Wyszczegolnienie zatozen, na podstawie ktorych dokonano
oszacowan analizy oraz prognoz

TAK, rozdziat 6.

9.1.

wyszczegolnienie zatozen dotyczgcych kwalifikacji
wnioskowanej technologii do grupy limitowej i wyznaczenia
podstawy limitu

TAK, rozdziat 6.

10.

Do analizy dotgczono dokument elektroniczny, umozliwiajacy
powtdrzenie wszystkich kalkulacji oraz prognoz

TAK

11.

Oszacowan analizy oraz prognoz dokonano w horyzoncie
czasowym wiadciwym dla analizy wptywu na budzet

TAK

12.

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

TAK

12.1.

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

(w przypadku braku wiarygodnych oszacowan rocznej
liczebnosci populaciji)

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

13.

Oszacowania analizy oraz prognozy przedstawiono w
nastepujacych wariantach

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

e bez uwzglednienia proponowanego instrumentu dzielenia
ryzyka

NIE

13.1.

Wskazano dowody spetnienia wymagan, o ktérych mowa:
e wart. 15 ust. 3 pkt 1 i 3 Ustawy o refundacji

(jezeli wnioskowane warunki objecia refundacjg obejmujg
utworzenie nowej, odrebnej grupy limitowej)

e w art. 15 ust. 2. 15 ust. 3 pkt 2 Ustawy o refundacji

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

TAK, rozdziat 8.1.
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8.3. Liczba opakowan technologii wnioskowanej

Tabela 22.

Okreslenie wielkosci dostaw technologii wnioskowanej w przypadku objecia
refundacja, wyrazonej w liczbie opakowan leku (w miesigcznych okresach) — Jinarc® 45
mg + 15 mg

1. rok refundacji 2. rok refundaciji

Wariant

Miesiac Wariant Wariant Wariant
i maks.

Wariant min. Wariant maks.
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Tabela 23.

Okreslenie wielkosci dostaw technologii wnioskowanej w przypadku objecia
refundacja, wyrazonej w liczbie opakowan leku (w miesigcznych okresach) — Jinarc® 60
mg + 30 mg

1. rok refundacji 2. rok refundaciji

Miesiac Wariant Wariant Wariant . : Wariant :
. Wariant min. Wariant maks.
min. prawd. maks. prawd.
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1. rok refundacji 2. rok refundaciji

Miesiac Wariant Wariant Wariant : : Wariant :
. Wariant min. Wariant maks.
min. prawd. maks. prawd.

Tabela 24.

Okreslenie wielkosci dostaw technologii wnioskowanej w przypadku objecia
refundacja, wyrazonej w liczbie opakowan leku (w miesigcznych okresach) — Jinarc® 90
mg + 30 mg

1. rok refundacji 2. rok refundaciji

Miesiac Wariant Wariant Wariant ) : Wariant
; Wariant min.
min. prawd. maks. prawd.

Wariant maks.
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10. Spis rysunkéw




Jinarc® (tolwaptan) stosowany w celu spowolnienia powstawania
@ torbieli i progresji uposledzenia czynnosci nerek w autosomalnie

NAHTA dominujgcej postaci zwyrodnienia wielotorbielowatego nerek u 44

IBMNORANTLA NOCET

dorostych z przewlektg chorobg nerek w stadium 2. lub 3. w

momencie rozpoczecia leczenia, ktdrzy wykazujg szybki postep
choroby — analiza wptywu na budzet

11. Bibliografia

Publikacja/Zrédto danych

AE 2020

AKL 2020

Referencje

Analiza ekonomiczna, Jinarc® (tolwaptan) stosowany w celu
spowolnienia powstawania torbieli i progresji uposledzenia czynnosci
nerek w autosomalnie dominujgcej postaci zwyrodnienia
wielotorbielowatego nerek u dorostych z przewlektg chorobg nerek w
stadium 2. lub 3. w momencie rozpoczecia leczenia, ktérzy wykazujg
szybki postep choroby, MAHTA, Warszawa 2020 r.

Analiza kliniczna, Jinarc® (tolwaptan) stosowany w celu spowolnienia
powstawania torbieli i progresji uposledzenia czynnosci nerek w
autosomalnie dominujgcej postaci zwyrodnienia wielotorbielowatego
nerek u dorostych z przewlekta chorobg nerek w stadium 2. lub 3. w
momencie rozpoczecia leczenia, ktorzy wykazujg szybki postep

choroby, MAHTA, Warszawa 2020 r.

APD 2020

Analiza problemu decyzyjnego, Jinarc® (tolwaptan) stosowany w celu
spowolnienia powstawania torbieli i progresji uposledzenia czynnosci
nerek w autosomalnie dominujgcej postaci zwyrodnienia
wielotorbielowatego nerek u dorostych z przewlektg chorobg nerek w
stadium 2. lub 3. w momencie rozpoczecia leczenia, ktorzy wykazujg

szybki postep choroby, MAHTA, Warszawa 2020 r.

ChPL Jinarc®

Cornec 2013

Dane dostarczone przez

Zamawiajacego

NHANES Il

Neumann 2013

Raport AOTMIT

Rozporzadzenie MZ w sprawie
minimalnych wymagan

Charakterystyka Produktu Leczniczego Jinarc®,
https://www.ema.europa.eu/en/documents/product-information/jinarc-
epar-product-information_pl.pdf (data dostepu: 21.10.2019r.)

Cornec-Le Gall E, Treguer L, Sawadogo T, Benarbia S, Le Meur Y.
Clinical factors predicting renal outcome in autosomal dominant
polycystic kidney disease (ADPKD): results of the GENKYST registry.
Nephrol Dial Transplant. 2013;28(Suppl 1):i81-4

Dane otrzymane przez Zamawiajgcego w zakresie ceny zbytu netto
wnioskowanej technologii lekowej, udziatéw technologii wnioskowanej
w rynku oraz czestosci wystepowania choroby szybko progresujacej

Dane z badania NHANES IIl pojawity sie jako zrédto danych w
Raporcie AOTMIT:

Swiadczenia gwarantowane obejmujgce pobranie nerki od dawcy
zywego finansowane w ramach produktu rozliczeniowego NFZ z
katalogu Swiadczen odrebnych w leczeniu szpitalnym. Raport w
sprawie ustalenia taryfy $wiadczen Nr: WT.541.13.2016

Neumann H., Jilg C., Bacher J. i in., Epidemiology of autosomal-
dominant polycystic kidney disease: an in-depth study for south-
western Germany, Nephrol Dial Transplant (2013) 28: 1472-1487

Swiadczenia gwarantowane obejmujgce pobranie nerki od dawcy
zywego finansowane w ramach produktu rozliczeniowego NFZ z
katalogu $wiadczen odrebnych w leczeniu szpitalnym. Raport w
sprawie ustalenia taryfy Swiadczen Nr: WT.541.13.2016

Rozporzadzenie Ministra Zdrowia z dnia 2 kwietnia 2012 r. w sprawie
minimalnych wymagan, jakie muszg spetnia¢ analizy uwzglednione
we wnioskach o objecie refundacjg i ustalenie urzedowej ceny zbytu
oraz o podwyzszenie urzedowej ceny zbytu leku, srodka spozywczego
specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobu medycznego,
ktoére nie majg odpowiednika refundowanego w danym wskazaniu




Jinarc® (tolwaptan) stosowany w celu spowolnienia powstawania
@ torbieli i progresji uposledzenia czynnosci nerek w autosomalnie

NAHTA dominujgcej postaci zwyrodnienia wielotorbielowatego nerek u 45

IBMNORANTLA NOCET

dorostych z przewlektg chorobg nerek w stadium 2. lub 3. w

momencie rozpoczecia leczenia, ktdrzy wykazujg szybki postep
choroby — analiza wptywu na budzet

Publikacja/Zrédto danych

Rozporzadzenie MZ w sprawie
priorytetow zdrowotnych

Torres 2012

Ustawa o refundacji

Ustawa o swiadczeniach opieki
zdrowotnej

Willey 2017

Wytyczne AOTMIT

Referencje

Rozporzgdzenie Ministra Zdrowia z dnia 27 lutego 2018 r. w sprawie
priorytetow zdrowotnych

Torres V., Chapman A., Devuyst O., Tolvaptan in patients with
Autosomal Dominant Polycystic kidney disease, New England journal
of medicine 2012, 367, 25, 2407-2418

Ustawa z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekow, s$rodkow
spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz
wyrobow medycznych, Dz.U. 2011 Nr 122 Poz. 696

Ustawa z dnia 27 sierpnia 2004 roku o $wiadczeniach opieki
zdrowotnej finansowanych ze srodkéw publicznych; Dz. U. Nr. 210,
poz. 2135

Willey C., Blais J., Hall A. i in., Prevalence of autosomal dominant
polycystic kidney disease in the European Union, Nephrol Dial

Transplant (2017) 32: 1356-1363

Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji, Wytyczne oceny
technologii medycznych, Warszawa 2016




