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INDEKS SKROTOW
AOTMIT Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji
CHMP Komitet ds. Produktéw Leczniczych Stosowanych u Ludzi (ang. Committee for Medicinal Products for Human
Use)
ChPL Charakterystyka produktu leczniczego
EMA Europejska Agencja Lekéw (ang. European Medicines Agency)
HTA Ocena technologii medycznych (ang. Health Technology Assessment)
ICD-10 Miedzynarodowa Statystyczna Klasyfikacja Chordb i Probleméw Zdrowotnych (ang. International Statistical
Classification of Diseases and Related Health Problems)
NFZ Narodowy Fundusz Zdrowia
RDTL Ratunkowy dostep do technologii lekowych
UE Unia Europejska
WHO Swiatowa Organizacja Zdrowia (ang. World Health Organization)
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STRESZCZENIE

Cel analizy

Analize wptywu na system ochrony zdrowia wykonano w celu oszacowania skutkdw finansowych dla budzetu Narodowego
Funduszu Zdrowia (NFZ) w przypadku wprowadzenia refundacji produktu leczniczego Cystagon® (cysteamina w postaci
dwuwinianu merkaptaminy) w ramach nowego programu lekowego Leczenie wczesnodzieciecej postaci cystynozy
nefropatycznej (ICD-10 E 72.0) [21].

Ekspertyza zostata przeprowadzona na zlecenie firmy Recordati Polska sp. z o.o.
Metodyka i zatozenia

Analize przeprowadzono zgodnie z Rozporzadzeniem Ministra Zdrowia z dnia 2 kwietnia 2012 r. w sprawie wymagan
minimalnych, jakie muszg spetnia¢ analizy uwzglednione we wnioskach o objecie refundacjg i ustalenie urzedowej ceny zbytu
oraz o podwyzszenie urzedowej ceny zbytu leku, sSrodka spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobu
medycznego, ktére nie maja odpowiednika refundowanego w danym wskazaniu [22] (zwanym dalej Rozporzadzeniem
Ministra Zdrowia w sprawie wymagan minimalnych) oraz zgodnie z Wytycznymi oceny technologii medycznych AOTMIT [1]
(zwanymi dalej Wytycznymi AOTMIT).

W analizie wptywu na system ochrony zdrowia oceniono konsekwencje finansowe dla ptatnika publicznego refundacji
produktu leczniczego Cystagon® w ramach nowego programu lekowego Leczenie wczesnodzieciecej postaci cystynozy
nefropatycznej (ICD-10 E 72.0) [21]. Obliczenia wykonano w arkuszu kalkulacyjnym Microsoft® Office Excel 2013
(HE_Cystagon.xlIsx), dotagczonym do niniejszego dokumentu. W kalkulatorze nie zastosowano zaokraglen, natomiast
w dokumencie Microsoft® Office Word przedstawiono wartosci zaokraglone (z zaokragleniami do wyswietlanej doktadnosci).

W analizie wptywu na system ochrony zdrowia poréwnano skutki dla budzetu refundacyjnego Narodowego Funduszu
Zdrowia oraz pacjenta dwdch scenariuszy sytuacyjnych:

e Scenariusza ,istniejgcego”, w ktéorym produkt Cystagon® jest refundowany w ramach Ratunkowego dostepu
do technologii lekowych (RDTL) do czasu wydania decyzji Ministra Zdrowia o odmowie refundacji produktu
Cystagon

e  Scenariusza ,nowego”, zaktadajacego uzyskanie przez produkt Cystagon® refundacji w ramach proponowanego
programu lekowego ,,Leczenie cystynozy nefropatycznej (ICD-10 E 72.0)” [21] w rozwazanej populacji docelowej
chorych z cystynoza nefropatyczna.

W analizie oszacowano bezwzgledng zmiane kosztéw ptatnika wynikajgcg z wprowadzenia preparatu Cystagon® na liste lekow
refundowanych. Poniewaz pacjent nie ponosi zadnych wydatkéw zwigzanych z otrzymywaniem lekéw w ramach programu
lekowego i RDTL, perspektywa wspdlna nie zostata uwzgledniona. Wptyw zmian w zatozeniach analizy na uzyskane wyniki
badano w ramach analizy scenariuszy skrajnych — scenariusza minimalnego i maksymalnego.

Populacje docelowg dla produktu Cystagon®, stanowig chorzy z cystynozg nefropatyczng. Wnioskowana populacja docelowa
zawiera sie w populacji objetej wskazaniem rejestracyjnym z ChPL [4].

Wyniki analizy wptywu na system ochrony zdrowia

W przypadku wprowadzenia refundacji produktu leczniczego Cystagon® w ramach nowego programu lekowego Leczenie
wczesnodzieciecej postaci cystynozy nefropatycznej (ICD-10 E 72.0) [21] roczne wydatki ptatnika publicznego (budzet NFZz)
na uwzglednione w analizie leki zmniejszytyby sie o 33 234 PLN w skali roku w porédwnaniu z wydatkami ponoszonymi
przy zatozeniu scenariusza istniejgcego (tj. finansowanie produktu Cystagon® w ramach RDTL).

Szacowane zmiany wydatkéw wynikajacych z wprowadzenia refundacji preparatu Cystagon® przedstawiono w postaci
zbiorczej tabeli utatwiajgcej poréwnanie wynikow analizy podstawowej w poszczegdlnych scenariuszach.

Tabela 1. Wyniki analizy wptywu na system ochrony zdrowia: zbiorcze zestawienie zmian wydatkéw w poszczegélnych scenariuszach
Wydatki (+)/ oszczednosci (-) inkrementalne [PLN]

Rok .

Analiza podstawowa Scenariusz minimalny Scenariusz maksymalny
I rok -33234 -590 -58 160
Il rok -33234 -590 -58 160
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Whioski korncowe

Terapia produktem Cystagon® w sposéb istotny zmniejsza nasilenie objawow chorobowych, w szczegdlnosci ogranicza
koniecznos¢ leczenia nerkozastepczego, co skutkuje znaczaca poprawa jakosci zycia pacjentow.
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1. ANALIZA WPLYWU NA SYSTEM OCHRONY ZDROWIA

1.1.Cel analizy

Analize wptywu na system ochrony zdrowia wykonano w celu oszacowania skutkéw finansowych dla budzetu
Narodowego Funduszu Zdrowia (NFZ) w przypadku wprowadzenia refundacji produktu leczniczego Cystagon®
(cysteamina w postaci dwuwinianu merkaptaminy) w ramach nowego programu lekowego Leczenie
wczesnodzieciecej postaci cystynozy nefropatycznej (ICD-10 E 72.0) [21].

Ekspertyza zostata przeprowadzona na zlecenie firmy Recordati Polska sp. z o.0.

1.2.Metodyka i zatozenia

Analize przeprowadzono zgodnie z Rozporzadzeniem Ministra Zdrowia z dnia 2 kwietnia 2012 r. w sprawie
wymagan minimalnych, jakie muszg spetnia¢ analizy uwzglednione we wnioskach o objecie refundacjg i ustalenie
urzedowej ceny zbytu oraz o podwyziszenie urzedowej ceny zbytu leku, srodka spozywczego specjalnego
przeznaczenia zywieniowego, wyrobu medycznego, ktére nie majg odpowiednika refundowanego w danym
wskazaniu [22] (zwanym dalej Rozporzadzeniem Ministra Zdrowia w sprawie wymagan minimalnych)
oraz zgodnie z Wytycznymi oceny technologii medycznych AOTMIT [1] (zwanymi dalej Wytycznymi AOTMIT).

W analizie wptywu na system ochrony zdrowia oceniono konsekwencje finansowe dla ptfatnika publicznego
refundacji produktu leczniczego Cystagon® w ramach nowego programu lekowego Leczenie wczesnodzieciecej
postaci cystynozy nefropatycznej (ICD-10 E 72.0) [21]. Obliczenia wykonano w arkuszu kalkulacyjnym Microsoft®
Office Excel 2013 (HE_Cystagon_.xIsx), dotagczonym do niniejszego dokumentu. W kalkulatorze nie zastosowano
zaokraglen, natomiast w dokumencie Microsoft® Office Word przedstawiono wartosci zaokraglone
(z zaokragleniami do wyswietlanej doktadnosci).

1.2.1. Populacja

Zgodnie z charakterystykg produktu leczniczego (ChPL) [4] preparat Cystagon® wskazany jest w leczeniu
potwierdzonej cystynozy nefropatycznej. Cysteamina ogranicza gromadzenie cystyny w niektorych komaérkach
(np. w krwinkach biatych, komadrkach miesniowych i komérkach watroby) u pacjentéw z cystynozg nefropatyczna,
a jesli leczenie zostaje rozpoczete wczesnie, opdznia rozwoj niewydolnosci nerek.

W ramach niniejszej analizy zgodnie z wnioskiem refundacyjnym oraz w oparciu o projekt programu lekowego
Leczenie wczesnodzieciecej postaci cystynozy nefropatycznej (ICD-10 E 72.0) [21] populacje docelowg stanowig
chorzy z cystynozg nefropatyczna spetniajgcych tacznie dwa ponizsze kryteria kwalifikacji do programu:

»1. Kryteria kwalifikacji:
1) stezenie hemicystyny (cystyny) w leukocytach krwi obwodowej > 2 nmol/mg biatka komdrkowego;

2) aktualnie lub w wywiadzie cechy tubulopatii (tj. zespdt Fanconi-de Toni-Debre) potwierdzajgce
rozpoznanie cystynozy nefropatycznej.

Kryteria kwalifikacji muszq byc spetnione tgcznie.”

Whioskowana populacja docelowa zawiera sie w populacji objetej wskazaniem rejestracyjnym z ChPL [4].

Szczegbtowy opis oszacowania populacji zamieszczono w rozdziale 1.3.
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1.2.2. Perspektywa

Analize wptywu na system ochrony zdrowia refundacji produktu leczniczego Cystagon® przeprowadzono
z perspektywy ptatnika publicznego finansujacego $wiadczenia zdrowotne (Narodowy Fundusz Zdrowia).
W ramach programu lekowego pacjent otrzymuje leki nieodptatnie, stad perspektywa wspdlna
(ptatnik publiczny + pacjent), obejmujaca takze koszty z perspektywy pacjenta, nie zostata uwzgledniona.

1.2.3. Horyzont czasowy

Analize wptywu na system ochrony zdrowia wprowadzenia refundacji we wnioskowanym wskazaniu produktu
leczniczego Cystagon® przeprowadzono dla dwuletniego horyzontu czasowego (lata 2020-2021).

1.2.4. Poréwnywane scenariusze

W analizie wptywu na system ochrony zdrowia porédwnano skutki dla budzetu refundacyjnego Narodowego
Funduszu Zdrowia dwdch scenariuszy sytuacyjnych:

e Scenariusza , istniejgcego”, w ktorym produkt Cystagon® jest refundowany w ramach Ratunkowego
dostepu do technologii lekowych (RDTL) [20] do czasu wydania decyzji Ministra Zdrowia o odmowie
refundacji produktu Cystagon;

e Scenariusza ,nowego”, zaktadajgcego uzyskanie przez produkt Cystagon® refundacji w ramach
proponowanego programu lekowego w rozwazanej populacji docelowej chorych z postacig cystynozy
nefropatycznej, u ktérych zidentyfikowano krysztatki cystyny w rogéwce Leczenie wczesnodzieciecej
postaci cystynozy nefropatycznej (ICD-10 E 72.0) [21].

W analizie oszacowano bezwzgledng zmiane kosztéw ptatnika wynikajaca z wprowadzenia preparatu Cystagon®
na liste lekéw refundowanych. Poniewaz pacjent nie ponosi zadnych wydatkéw zwigzanych z otrzymywaniem
lekéw w ramach programu lekowego i RDTL, perspektywa wspdlna nie zostata uwzgledniona. Wptyw zmian
w zatozeniach analizy na uzyskane wyniki badano w ramach analizy scenariuszy skrajnych — scenariusza
minimalnego i maksymalnego.

1.2.5. Dyskontowanie

W analizie wptywu na system ochrony zdrowia nie przeprowadzono dyskontowania kosztéw, poniewaz ten typ
analizy  przedstawia przeptyw $rodkéw finansowych  w czasie, wobec czego dyskontowanie
nie jest wymagane [1].

1.2.6. Wspodtczynnik compliance

Z uwagi na przeprowadzenie prostej analizy BIA opartej na kosztach leku Cystagon® w zaleznosci od przyjetego
sposobu finansowania (Program lekowy vs RDTL) oraz ze wzgledu na dotychczasowe doswiadczenia
w stosowaniu leku w Polsce (wysoki compliance) zatozono petne stosowanie sie pacjentow do zalecen lekarskich
(tj. compliance na poziomie 100%). Uwzglednienie mniejszego poziomu compliance nie wptywa bezposrednio na
whnioski ptyngce z analizy BIA (tzn. koszty tgczne rozwazanej terapii oraz koszty inkrementalne zostang
przeskalowane poprzez przyjety poziom compliance).
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1.3.0szacowanie populacji

1.3.1. Populacja pacjentéw, u ktorych wnioskowana technologia moze by¢
zastosowana

Zgodnie z charakterystyka produktu leczniczego Cystagon® wskazany jest w leczeniu w leczeniu potwierdzonej
cystynozy nefropatycznej. Cysteamina ogranicza gromadzenie cystyny w niektérych komarkach (np. w krwinkach
biatych, komérkach miesniowych i komérkach watroby) u pacjentéw z cystynoza nefropatyczng, a jesli leczenie
zostaje rozpoczete wczesnie, opdznia rozwdj niewydolnosci nerek.

Cystynoza jest rzadka chorobg dziedziczng powodujgcg gromadzenie sie cystyny w komodrkach ciata,
w szczegolnosci w nerkach i oczach, prowadzac do ich uszkodzenia [7].

Chorobowos$¢ i zapadalnos¢ znaczaco réznig sie pomiedzy poszczegdlnymi krajami. Jednak tylko w kilku krajach
sg raportowane dane dotyczgce rozpowszechnienia cystynozy wsrdod nowych urodzen. We Francji ogdlny
wskaznik zapadalnosci wynosi 1:167 000 zywych urodzen, podobng zapadalno$¢ stwierdzono w Niemczech
(1:179 000). Nieco wyzszy wskaznik zapadalnosci odnotowano w Danii (1: 115 000) i Szwecji (1: 260 000),
natomiast nizszy w Australii (1:192 000). Wysoka zapadalnos$¢ zaobserwowano w Bretanii we Francji (1: 26 000
zywych urodzen) oraz w Saguenay—Lac-Saint-Jean w prowincji Quebec w Kanadzie (1:65 000). Natomiast
najwyzszg czesto$¢ wystepowania cystynozy wsrdd nowych urodzen zanotowano wsrdd Pakistarnczykow
mieszkajacych w West Midlands w Wielkiej Brytanii (1:3 600) [10].

Chorobowos¢ dla cystynozy we Francji w 1998 r. zostata oszacowana na 1,6 na 1 min populacji [5], natomiast
w publikacji Manz 1985 [13] oszacowano chorobowos¢ w Republice Federalnej Niemiec na 1 przypadek
na 1,6 min populacji kraju (bez uwzglednienia populacji Niemieckiej Republiki Demokratycznej). W publikacji
Nesterova 2012 [18] autorzy podajg, ze rozpowszechnienie cystynozy w przyblizeniu wynosi 1:100 000 —
1:200 000. Z tego okoto 95% chorych ma posta¢ nefropatyczng. Najnowszy raport POLtube (Rejestru
Uwarunkowanych Genetycznie Tubulopatii) z maja 2016 r. podaje, ze czestos¢ wystepowania cystynozy w Polsce
wynosi 1,7: 1 min oséb, czyli ok. 64 chorych [11].

W tabeli ponizej przedstawiono liczbe pacjentéw chorych na cystynoze w poszczegdlnych krajach
zidentyfikowanych na podstawie rejestréw i publikacji.

Tabela 2. Liczba pacjentéw z cystynoza w poszczeg6lnych krajach

Kraj Catkowita populacja (2015 r.) Liczba pacjentéw z cystynoza Zrédto
Hiszpania 46 418 269 56* Ariceta 2015 [3]
Witochy 60 802 085 42* Mason 2003 [14]
Brazylia 207 847 528 102* Vaisbich 2010 [31]
USA 321418 820 500** Doyle 2015 [9]
Kanada 35851774 100** Nasdaq [17]

* dane rzeczywiste

** oszacowana populacja

Zgodnie z opinig eksperta przedstawiong w Analizie dla produktu leczniczego Cystagon [2], szacowanie
prawdopodobnej liczby chorych na cystynoze w Polsce w oparciu o dostepne dane epidemiologiczne z Europy
Zachodniej wydaje sie prowadzi¢ do zawyzenia wynikéw. W wyniku historycznych uwarunkowan populacyjnych,
takich jak migracje oraz zmiany terytorialne spowodowane przez drugg wojne Swiatowg, doszto do znacznego
spadku prawdopodobienstwa wystgpienia lizosomalnych chordb spichrzeniowych (w tym m.in. cystynozy) [23].
Ponadto na Swiecie wystepujg znaczgce réznice w rozpowszechnieniu mutacji genu CTNS i wedtug opinii eksperta
w Polsce wystepuje nizsze rozpowszechnienie [2].
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Zaprezentowane w Analizie Weryfikacyjnej dla produktu leczniczego Cystagon, dane NFZ pokazujg, ze w latach
2009 — 2013 ze swiadczen opieki zdrowotnej w Polsce korzystato od 59 do 30 oséb (przy czym 30 pacjentéw
odnotowano przez 3 kwartaty 2013 roku) z rozpoznaniem wg kodu ICD-10: E72.0. Z kolei wg opinii konsultanta
krajowego w dziedzinie nefrologii dzieciecej — pani prof. Danuty Zwolinskiej wynika, ze na wczesnodzieciecay
postac cystynozy nefropatycznej choruje ok. 40 — 50 oséb [32].

Ponizej przedstawiono dane uzyskane od NFZ na temat liczby pacjentow, u ktérych postawiono rozpoznanie
wg kodu ICD-10: E72.0 ,,Zaburzenia transportu aminokwasow” w latach 2012 -2016. Wsrdd tej liczby pacjentow
znajduja sie tez chorzy na cystynoze, jednak nie jest mozliwe doktadne wskazanie liczby oséb z rozpoznaniem
wg kodu ICD-10: E72.01 ,Cystynoza”, poniewaz nie jest ono sprawozdawane odrebnie do systemu
sprawozdawczo — rozliczeniowego [8].

Tabela 3. Liczba pacjentéw (unikalne, niepowtarzajace sie numery PESEL), u ktérych postawiono rozpoznanie wg kodu ICD-10: E72.0 -

dane NFZ
Rok Liczba pacjentéw wg identyfikatora
Dane NFZ w oparciu o Analize Weryfikacyjnga dla produktu Cystagon® [32]

2009 59
2010 47
2011 54
2012 40

2013 (dane obejmuja 3 kwartaty) 30

Dane otrzymane od NFZ [8]

2012 78
2013 79
2014 58
2015 55
2016 43

Liczbe pacjentéw leczonych w ramach istniejgcego do czerwca 2018 roku programu lekowego B.61 , Leczenie
wczesnodzieciecej postaci cystynozy nefropatycznej (ICD-10 E 72.0)” zidentyfikowano na podstawie danych
z Uchwat Rady NFZ oraz danych uzyskanych od NFZ:

» 2015 rok leki w programie otrzymywato 3 pacjentéw [28,8],
» 2016 rok — 4 pacjentéw [27,8]

» 2017 rok — 6 pacjentéw [25]

» 2018 (styczen-czerwiec) — 6 pacjentéw [26].

Zgodnie z danymi zaprezentowanymi w opracowaniu AOTMIT nr: OT.422.43.2018 [6] aktualnie w Polsce
zdiagnozowanych chorych z cystynozg nefropatyczng jest 14 oséb (POLtube):

» 12 z postacig wczesnodziecieca (3 dzieci w wieku 8, 11 i 12 lat — wszystkie z prawidtowg funkcjg nerek
oraz 9 dorostych — wszyscy po przeszczepie nerki);

» 2z postacig mtodziericzg (1 dziecko i 1 dorosty).
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1.3.2. Populacja docelowa, wskazana we wniosku o refundacje produktu
leczniczego Cystagon®

W ramach niniejszej analizy zgodnie z wnioskiem refundacyjnym oraz w oparciu o projekt programu lekowego
Leczenie wczesnodzieciecej postaci cystynozy nefropatycznej (ICD-10 E 72.0) [21] populacje docelowa stanowig
chorzy z wczesnodzieciecg postacig cystynozy nefropatyczne;j.

Zgodnie z danymi z Uchwat Rady NFZ [27,24], otrzymanych od NFZ [8] do czerwca 2018 roku objetych terapia
produktem Cystagon® w ramach programu lekowego Leczenie wczesnodzieciecej postaci cystynozy
nefropatycznej (ICD-10 E72.0) byto 6 oséb. Dodatkowo wedtug konsultanta krajowego w dziedzinie pediatrii
metabolicznej Pani prof. Jolanty Sykut-Cegielskiej tylko 8 oséb kwalifikuje sie do terapii cysteaming doustng
(tj. 6 pacjentdw wczesniej leczonych w programie lekowym plus dodatkowe 2 osoby) [6].

W oparciu o powyzsze dane oraz fakt, iz kryteria kwalifikacji do nowego programu lekowego sg tozsame
z wczesniejszymi w ramach analizy podstawowej przyjeto liczebnos¢ populacji docelowej na poziomie 8 oséb w
skali roku (tzn. tylko pacjenci stosujgcy Cystagon® w ramach wczesniejszego programu lekowego plus dodatkowe
2 osoby wskazane przez prof. Sykut-Cegielskg kwalifikujace sie do terapii produktem Cystagon® [6]). W ramach
scenariuszy skrajnych rozpatrzono odpowiednio maksymalng liczebnos¢ populacji docelowej na poziomie
14 os6b (tj. wszyscy aktualnie zdiagnozowani pacjenci z cystynozg nefropatyczng [6]) oraz minimalng
na poziomie 6 osob (tj. tylko wczesniej leczone osoby w programie lekowym dla leku Cystagon zdecydujg sie
na leczenie w nowym programie lekowym).

Tabela 4. Oszacowanie liczebnosci populacji docelowej pacjentéw, u ktérych wnioskowana technologia zostanie zastosowana

Wariant analizy I rok refundacji Il rok refundacji
Analiza podstawowa 8 8
Scenariusz minimalny 6 6
Scenariusz maksymalny 14 14

1.3.3. Populacja, w ktorej produkt Cystagon® jest obecnie stosowany

Zgodnie z informacja od wnioskodawcy aktualnie 5 pacjentéw leczonych jest produktem Cystagon® w ramach
Ratunkowego dostepu do technologii lekowych (RDTL) [20]. Réwnoczesnie brak pacjentéw stosujgcych lek
na rynku prywatnym (tj. samodzielnie i/lub poprzez fundacje finansujgcych leczenie).

1.3.4. Oszacowanie liczebnosci populacji — zestawienie

W tabeli ponizej zestawiono oszacowanie liczebnosci populacji:

e obejmujgcej wszystkich pacjentdw, u ktérych wnioskowana technologia moze by¢ zastosowana;
e docelowej, wskazanej we wniosku;
e w ktdrej wnioskowana technologia jest obecnie stosowana.

Tabela 5. Zestawienie oszacowan liczebnosci populacji

Rok 2017 - stan

Wariant I rok refundacji Il rok refundaciji
aktualny
Obejmujgca wszystkich pacjentéw, u ktérych
) . . X 14 14 14
whnioskowana technologia moze by¢ zastosowana
Docelowa, wskazana we wniosku refundacyjnym 14 14 14
W ktérej wnioskowana technologia jest obecnie 5 _ _

stosowana
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1.4.Udziaty w rynku

Aktualnie w Polsce z uwagi na wydanie pozytywnej opinii AOTMIT [20] mozliwe jest finansowanie terapii
produktem Cystagon w ramach RDTL, stad w ramach scenariusza istniejgcego zatozono, ze wszyscy chorzy (100%)
z populacji docelowej otrzymaja terapie produktem Cystagon w ramach RDTL.

W scenariuszu ,,nowym”, zaktadajgcym wprowadzenie refundacji produktu leczniczego Cystagon® przyjeto,
ze wszyscy pacjenci kwalifikujacy sie do programu lekowego zostang objeci leczeniem juz w pierwszym roku
horyzontu czasowego analizy. Ponizsza tabela przedstawia uwzglednione udziaty w rynku produktu leczniczego
Cystagon® w scenariuszu ,istniejgcym” i ,,nowym”.

Tabela 6. Udziaty w rynku produktu leczniczego Cystagon®

Rok Cystagon® w ramach programu lekowego Cystagon w ramach RDTL*

Scenariusz , istniejacy”

2020 0% 100%

2021 0% 100%

Scenariusz ,nowy”

2020 100% 0%
2021 100% 0%
1.5.Koszty

W celu obliczenia uwzglednionych w analizie kosztéw, przyjeto perspektywe pfatnika publicznego za ustugi
zdrowotne (NFZ). W modelu BIA uwzgledniono nastepujgce medyczne koszty bezposrednie:

e  Koszt produktu leczniczego Cystagon® (wnioskowana technologia medyczna) w zaleznosci od sposobu
finansowania

o  Koszt diagnostyki i monitorowania w nowym programie lekowym Leczenie wczesnodzieciecej postaci
cystynozy nefropatycznej (ICD-10 E 72.0) [21].

e  Koszty diagnostyki i monitorowania w ramach RDTL dla produktu Cystagon®

W ponizszych podrozdziatach przedstawiono oszacowania kosztédw przyjete w modelu.

1.5.1. Koszt produktu leczniczego Cystagon® (wnioskowana technologia
medyczna)

Zgodnie z informacjg od wnioskodawcy proponowana cena zbytu netto produktu Cystagon® jest identyczna
jak obowigzujgca do czerwca 2018 roku: tj. 1 150,00 PLN dla opakowania 150mg 100 kapsutek oraz 470,00 PLN
dla opakowania 50 mg 100 kapsutek.

Tabela 7. Kalkulacja kosztu jednostkowego za opakowanie produktu leczniczego Cystadrops®

Element informacji o produkcie leczniczym /sktadowa
wyznaczenia kosztu

Opis sktadowej wyznaczania kosztu

Cystagon 50 mg 100 kaps., Cystagon 150 mg 100 kaps.,

Nazwa, postac i dawka produktu leczniczego (5909990213665) 5909990213689

Zalecana dawka dobowa cysteaminy u dzieci ponizej 12 lat wynosi 1,3
g/m2 powierzchni ciata. U pacjentéw powyzej 12 lat i o masie ciata
Dawkowanie powyzej 50 kg zalecana dawka dobowa leku wynosi 2 g. Preparat podaje
sie doustnie, cztery razy na dobe, w réwnych dawkach podzielonych co
6h.
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Element informacji o produkcie leczniczym /sktadowa

R FREE T e Opis sktadowej wyznaczania kosztu

Dawka poczatkowa powinna stanowi¢ 1/4 do 1/6 zalecanej dawki i by¢
stopniowo zwigekszana przez okres 4-6 tygodni, w celu unikniecia
nietolerancji preparatu. W przypadkach okreslonych w Charakterystyce
Produktu Leczniczego, dopuszcza sie zwiekszenie w/w dawki leku ale nie
przekraczajacej 1,95 g/m2 powierzchni ciata/dobe [21].

Cena zbytu netto? 470,00 PLN 1 150,00 PLN
Urzedowa cena zbytu (cena zbytu netto powiekszona

507,60 1242,00
o podatek VAT w wysokosci 8%) [ PLN] ! ’
Cena hurtowa (urzedowa cena zbytu powiekszona o marze 532,98 1304,10

hurtowg 5%) [PLN]

Utworzenie nowej grupy limitowej (brak alternatywnym opgji
terapeutycznych). Podstawa limitu zgodnie z zapisami ustawy
refundacyjnej oraz danymi historycznymi MZ na produkcie
Cystagon 150 mg (100 kaps., 5909990213689)*

Zatozenie dotyczace grupy limitowej

Wysokos¢ limitu finansowania 434,70 1304,10
Kategoria odptatnosci $wiadczeniobiorcy? Bezptatnie Bezptatnie
Wysokos¢ doptaty swiadczeniobiorcy* 0,00 PLN 0,00 PLN
Kwota refundacji NFZ3 434,70 PLN 1 304,10 PLN
Instrument Dzielenia Ryzyka Nie

1 Zgodnie danymi historycznymi MZ oraz w porcie o zapisy ustawy refundacyjnej (art. 15 ust. 11) podstawg limitu w rozwazanej grupie
limitowej bedzie produkt Cystagon 150 mg (100 kaps., 5909990213689),

2 informacja uzyskana od Wnioskodawcy,

3zgodnie z zapisami art. 14 ust. 1 pkt 1 Ustawy o refundacji

4 zgodnie z zapisami art. 6 ust. 8 Ustawy o refundacji

W ponizszej tabeli przedstawiono oszacowanie sredniego rocznego kosztu terapii produktem Cystagon® bazujac
na danych NFZ za 2017 rok o liczbie oséb leczonych oraz liczbie zuzytych (zrefundowanych) opakowan leku

[15,25].
Tabela 8. Sredni roczny koszt terapii produktem leczniczego Cystagon® na pacjenta w ramach programu lekowego
. . Dane NFZ za 2017 $redni roczny
ST SRR rok [25,15] Koszt roczny koszt terapii
q - . X zuzytych produktem
Opakowanie (EAN) Urzedowa Cena Limit Liczba zuzytych .
. . P opakowar / Cystagon /
cena zbytu hurtowa finansowania opakowar / acjenta [PLN]* acienta
[PLN] [PLN] [PLN] pacjentan D NG
[PLN]
Cystagon 50 mg 100
kaps., 532,98 532,98 434,70 1,00 434,70
(5909990213665) 34 309,13
Cystagon 150 mg 100
1304,10 1304,10 1304,10 25,98 33874,43
kaps., 5909990213689

AW oparciu o dane NFZ w roku 2017 leczonych produktem Cystagon® w ramach programu lekowego byto 6 0séb [25], stad liczbe zuzytych
opakowan na pacjenta obliczono, jako iloraz liczby zrefundowanych opakowan leku przez liczbe pacjentéw w programie (6 oséb) — patrz
Tabela 9

* Obliczono, jako iloczyn wysokosci limitu finansowania [19] (czwarta kolumna) oraz liczby zrefundowanych opakowan na pacjenta (pigta
kolumna)

** Obliczono, jako suma kosztéw rocznych zuzytych opakowan na pacjenta (suma wierszy w kolumna 6)

1.5.2. Koszt produktu leczniczego Cystagon® w ramach RDTL

Zgodnie z informacjg wnioskodawcy pacjenci dotychczas leczeni produktem Cystagon w ramach programu
lekowego (do czerwca 2018 roku) otrzymujg wspomniany lek w ramach RDTL (aktualnie dla 5 oséb ztozono
whnioski na RDTL) z ceng hurtowa odpowiadajacg obowigzujacym do czerwca 2018 roku cenom hurtowym
z obwieszczenia MZ [19].
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W ponizszej tabeli przedstawiono oszacowanie sredniego rocznego kosztu terapii produktem Cystagon bazujac
na danych NFZ za 2017 rok o liczbie osdb leczonych oraz liczbie zuzytych (zrefundowanych) opakowan leku

[15,25].
Tabela 9. Sredni roczny koszt terapii produktem leczniczego Cystagon® na pacjenta w ramach RDTL
Dane NFZ za 2017 rok [25] Koszt roczny Sredni roczny koszt
DL TS zuzytych terapii produktem
Opakowanie (EAN) Obwieszczenia Liczba Liczba zuzytych K L / Cyst L / pacjent
MZ [19] zrefundowanych opakowarn / °‘_’a SEL . ystagon giqen 2
opakowan pacjenta”® pacjenta [PLN] [PLN]
Cystagon 50 mg 100
532,98 6,0 1,00 532,98
kaps., (5909990213665)
34 407,41
Cystagon 150 mg 100
1304,10 155,9 25,98 33874,43

kaps., 5909990213689
A W oparciu o dane NFZ w roku 2017 leczonych produktem Cystagon w ramach programu lekowego byto 6 oséb [25], stad liczbe zuzytych

opakowan na pacjenta obliczono, jako iloraz liczby zrefundowanych opakowan leku (trzecia kolumna) przez liczbe pacjentéw w programie
(6 0s6b)

* Obliczono, jako iloczyn ceny hurtowej [19] (druga kolumna) oraz liczby zrefundowanych opakowan na pacjenta (czwarta kolumna)

** Obliczono, jako suma kosztéw rocznych zuzytych opakowan na pacjenta (suma wierszy w kolumna 5)

1.5.3. Koszt diagnostyki i monitorowania w nowym programie lekowym
dla produktu Cystagon®

Ryczatt roczny za diagnostyke w istniejagcym do czerwca 2018 roku programie lekowym dla produktu Cystagon
B.61 Leczenia wczesnodzieciecej postaci cystynozy nefropatycznej (ICD-10 E 72.0) wynosit 4 056 punktow [34],
co przy uwzglednieniu Sredniego kosztu punktu na poziomie 1,00 PLN przektadato sie na 4 056,00 PLN, stad
w ramach niniejszej analizy zdecydowano sie na podejscie konserwatywne uwzgledniajace koszt diagnostyki
na poziomie 4 056,00 PLN tozsamy z ryczattem dla programu B.61 Leczenia wczesnodzieciecej postaci cystynozy
nefropatycznej (ICD-10 E 72.0) (tj. 4 056 punktéw [34]).

1.5.4. Koszt diagnostyki i monitorowania leczenia produktem Cystagon®
w ramach RDTL

Zgodnie z informacja od wnioskodawcy pacjenci dotychczas leczeni cysteamina doustng w programie lekowym
otrzymujg produkt Cystagon w ramach RDTL (aktualnie 5 ztozonych wnioskéw). W celu kazdorazowego
przedtuzenia leczenia w ramach RDTL na kolejne 3 miesigce niezbedne jest potwierdzenie skutecznosci leczenia,
co w konsekwencji oznacza koniecznos$¢ wykonania wiekszosci badan opisanych w zlikwidowanym programie
lekowym Leczenie wczesnodzieciecej postaci cystynozy nefropatycznej (ICD-10 E72.0), stad prawdopodobny
koszt roczny diagnostyki w ramach RDTL moze by¢ znacznie wyiszy, niz w przewidzianym projekcie programu
dla Cystagon® [34] (patrz rozdziat 1.5.3).

W oparciu o powyzsze informacje w ramach niniejszej analizy zdecydowano sie na podejscie konserwatywne
(tj. ograniczajgce potencjalne oszczednosci ptatnika publicznego) i zatozenie rocznego kosztu monitorowania
terapii produktem Cystagon w ramach RDTL na poziomie 8 112,00 PLN (tj. tylko czeSciowe wykonywanie badan
z programu B.61 Leczenia wczesnodzieciecej postaci cystynozy nefropatycznej (ICD-10 E 72.0) [34], co 3 miesigce
w celu przedtuzenia RDTL).

W ramach analizy wrazliwosci rozwazono podejscie skrajnie konserwatywne i uwzglednienie kosztu
monitorowania w ramach RDTL tozsamego z kosztem badan w programie lekowym (tj. 4 056,00 PLN / rok — patrz
rozdziat 1.5.3).
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1.6.Zuzycie zasobow

Zuzycie zasobow przedstawiono w postaci liczby wykorzystanych opakowan produktu leczniczego Cystagon®.

Tabela 10. Zuzycie zasobdow: liczba wykorzystanych opakowan produktu Cystagon®

Scenariusz istniejacy Scenariusz nowy Réznica pomiedzy scenariuszami
- Cystagon, kaps. Cystagon, kaps. Cystagon, kaps. Cystagon, kaps. Cystagon, kaps. Cystagon, kaps.
twarde, 50 mg twarde, 150 mg twarde, 50 mg twarde, 150 mg twarde, 50 mg twarde, 150 mg
Wariant podstawowy analizy
2020 8,0 207,8 8,0 207,8 0,0 0,0
2021 8,0 207,8 8,0 207,8 0,0 0,0
Wariant minimalny
2020 6,0 155,9 6,0 155,9 0,0 0,0
2021 6,0 155,9 6,0 155,9 0,0 0,0
Wariant maksymalny
2020 14,0 363,7 14,0 363,7 0,0 0,0
2021 14,0 363,7 14,0 363,7 0,0 0,0

1.7.Wyniki analizy wptywu na system ochrony zdrowia

1.7.1. Analiza podstawowa

W Tabela 11 przedstawiono oszacowane koszty z perspektywy ptatnika publicznego wprowadzenia refundacji
produktu leczniczego Cystagon® w leczeniu cystynozg nefropatycznej [21].

Tabela 11. Wptyw refundacji preparatu Cystagon® na budzet NFZ — wyniki analizy podstawowej
Scenariusz istniejacy Scenariusz nowy

Liczba
Rok =B W tym koszt
pacjentéw ~ tacznekoszty o o roduktu

[PLN] Cystagon® [PLN]

Wydatki (+) /
W tym koszt oszczednosci (-)

refundacji produktu jnkrementalne [PLN]
Cystagon® [PLN]

taczne koszty
[PLN]

Wyniki bez uwzglednienia RSS

2020 8 340 155 275259 306 921 274 473 -33234

2021 8 340 155 275259 306 921 274 473 -33234

W przypadku wprowadzenia refundacji produktu leczniczego Cystagon® w ramach nowego programu lekowego
Leczenie wczesnodzieciecej postaci cystynozy nefropatycznej (ICD-10 E 72.0) [21] roczne wydatki ptatnika
publicznego (budzet NFZ) na uwzglednione w analizie leki zmniejszytyby sie o 33 234 PLN w skali roku
w poréwnaniu z wydatkami ponoszonymi przy zatozeniu scenariusza istniejgcego (tj. finansowanie produktu
Cystagon® w ramach RDTL).

Aktualnie (stan na grudzien 2018 roku) wydano 5 zgdd na refundacje produktu Cystagon w ramach RDTL,
co przektada sie na wydatek rzedu okoto 172 tys. PLN w skali roku (leczenie tylko 5 oséb przez caty rok).
W przypadku witgczenia kolejnych pacjentéw do leczenia w ramach RDTL koszt moze sie zwiekszy¢.

1.7.2. Analiza scenariuszy skrajnych

W ramach analizy scenariuszy skrajnych oceniono wptyw kluczowych zmiennych w modelu na wyniki analizy:

» Scenariusz minimalny — przyjeto minimalng liczebno$¢ populacji docelowej (6 oséb w skali roku),
opisang w rozdziale 1.3.2 oraz minimalny koszt diagnostyki w ramach RDTL tozsamy z istniejgcym
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do czerwca 2018 roku ryczattem rocznym w programie lekowym dla produktu Cystagon® (patrz rozdziat
1.5.4)

» Scenariusz maksymalny - przyjeto maksymalng liczebno$¢ populacji docelowej (14 oséb w skali roku)
wyznaczong w oparciu o dane NFZ oraz odpowiedzi ekspertdw klinicznych — patrz rozdziat 1.3.2.

Tabela 12. Zatozenia przyjete w analizie scenariuszy skrajnych

Wariant analizy I rok refundacji Il rok refundaciji
Analiza podstawowa 8 8
Scenariusz minimalny 6 6

Scenariusz maksymalny 14 14

Tabela 13 przedstawia wyniki analizy scenariuszy skrajnych z perspektywy pfatnika publicznego
w poszczegdlnych wariantach.

Tabela 13. Wyniki analizy scenariuszy skrajnych

Scenariusz , istniejacy” Scenariusz now .
Rok Liczba W t;?n ‘l’:oszty w tV:’\ koszty o‘::z:ea(:::)(é:)i (/-)
pacjentéw tqcz;\:ulf;;szty refundacji produktu Lacz[n:l-:lc])szty refundacji produktu inkrementalne [PLN]
Cystagon® [PLN] Cystagon® [PLN]
Analiza podstawowa
2020 8 340 155 275 259 306 921 274 473 -33234
2021 8 340 155 275 259 306 921 274 473 -33234
Scenariusz minimalny
2020 6 230780 206 444 230191 205 855 -590
2021 6 230780 206 444 230191 205 855 -590
Scenariusz maksymalny
2020 14 595 272 481704 537112 480328 -58 160
2021 14 595 272 481704 537 112 480 328 -58 160

Dla zatozen przyjetych w scenariuszach skrajnych w wyniku wprowadzenia refundacji preparatu Cystagon®
catkowite inkrementalne oszczednosci ptatnika w poréownaniu do oszczednosci inkrementalnych uzyskanych
w analizie podstawowej ulegng zmniejszeniu w scenariuszu minimalnym oraz nieznacznemu zwiekszeniu
w scenariuszu maksymalnym.

1.8.0graniczenia i dyskusja

W analizie wptywu na budzet, wydatki ptatnika publicznego w analizie podstawowej oszacowano dla populacji
pacjentdw spetniajgcych kryteria kwalifikacji do proponowanego programu lekowego Leczenie
wczesnodzieciecej postaci cystynozy nefropatycznej (ICD-10 E 72.0) [21], ktére sg tozsame z kryteriami
dla istniejacego do czerwca 2018 roku [19] programu lekowego B.61.

Liczebnos$¢ populacji docelowej przyjeto na poziomie 8 oséb w skali roku w oparciu o dane NFZ o chorych
leczonych w programie lekowym dla produktu Cystagon (6 oséb w okresie styczert 2017 — czerwiec 2018 roku)
plus dodatkowe 2 osoby wskazane przez prof. Sykut-Cegielskg kwalifikujgce sie do terapii cysteamina
doustna [46].

Przyjecie takiego zatozenia dotyczacego oszacowania populacji wydaje sie rozwigzaniem optymalnym,
gdyz trudno w sposdb wiarygodny okresli¢ ile sposréd pozostatych oséb dotychczas nieleczonych w programie
dla produktu Cystagon, zdecydowatoby sie na wigczenie do nowego programu. Réwnoczesnie w ramach analizy
wrazliwosci rozpatrzono warianty skrajne uwzgledniajgce odpowiednio minimalng oraz maksymalng liczebnos¢
populacji docelowej:
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» 6 osob tj. tylko wczesniej leczone osoby w programie lekowym dla leku Cystagon zdecydujg sie
na leczenie w nowym programie lekowym;

» 14 oséb tj. wszyscy aktualnie zdiagnozowani pacjenci z cystynoza nefropatyczna [6].

1.9.Wptyw na organizacje udzielania swiadczen zdrowotnych

Wprowadzenie refundacji produktu leczniczego Cystagon® wramach nowej grupy limitowej w Wykazie
refundowanych lekdéw, S$rodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia Zzywieniowego oraz wyrobow
medycznych nie bedzie powodowac konsekwencji dla wydatkow publicznych w sektorach innych niz ochrona
zdrowia.

Wprowadzenie rozwazanej technologii nie bedzie wymagato przeszkolenia personelu, opracowania nowych
wytycznych klinicznych, zmiany zasad diagnostyki i nie wptynie na zwigzane z tym koszty. Jakos¢ wynikéw
uzyskiwanych przy zastosowaniu leczenia z wykorzystaniem preparatu Cystagon® nie bedzie zalezec

od doswiadczenia wykonawcéw oraz osrodka go stosujacego.

1.9.1. Aspekty spoteczne i etyczne

W ramach niniejszej analizy zgodnie z wnioskiem refundacyjnym oraz w oparciu o projekt programu lekowego
Leczenie wczesnodzieciecej postaci cystynozy nefropatycznej (ICD-10 E 72.0) [21] populacje docelowg stanowig
chorzy z wczesnodziecieca postacig cystynoza nefropatyczna.

Cystynoza jest chorobg rzadka, uwarunkowang genetycznie, o przebiegu ciezkim i przewlektym, w wiekszosci
dotyczacych dzieci. Nalezy ona do grupy zaburzen znanych, jako wrodzone btedy metabolizmu. W cystynozie
wystepuje nieprawidtowy metabolizm cystyny, gdzie system transportujacy cystyne poza lizosomy
jest zaburzony, co prowadzi do gromadzenia sie cystyny w komaérkach [33]. Krysztatki cystyny mogg sie gromadzic¢

i uszkadzaé czynnosci réznych tkanek i narzadow, takich jak m.in. nerki, mdzg, oczy.

Tabela 14. Podsumowanie wynikéw analizy aspektéw etycznych i spotecznych

Ocena wptywu pozytywnej decyzji refundacyjnej w odniesieniu do rozwazanej technologii

Whptyw na koszty lub wyniki dotyczace oséb innych niz stosujgce  Pozytywny poprzez zZnaczace zwiegkszenie mobilnosci

rozwazang technologie oraz ich opiekunowie

i samodzielnosci chorych

Grupy pacjentow, ktére moga by¢ faworyzowane
lub dyskryminowane na skutek zatozen przyjetych w analizie
ekonomicznej

Nie

Niekwestionowana réwnos¢ dostepu do technologii medycznej przy
jednakowych potrzebach

Finansowanie zapewni réwny dostep do $wiadczern populacji
spetniajacej kryteria wiaczenia do programu lekowego

Spodziewana duza korzysé dla waskiej grupy oséb / korzy$¢ mata,
ale powszechna

Korzy$¢ duza dla waskiej grupy oséb

Technologia, jako odpowiedZz dla oséb o istotnych potrzebach
zdrowotnych, dla ktérych nie ma obecnie dostepnej zadnej metody
leczenia albo dostep do leczenia jest ograniczony

Tak, obecnie brak jest innych technologii lekowej dla pacjentéw
z cystynozg

Powodowanie probleméw spotecznych

Nie powoduje problemoéw spotecznych

Wptyw na poziom satysfakcji pacjentdw z otrzymywanej opieki
medycznej

Wprowadzenie mozliwosci terapii refundowanym produktem
leczniczym Cystagon® zwiekszy poziom satysfakcji pacjentéw
z otrzymywanej opieki medycznej

Grozba niezaakceptowania postepowania przez poszczegélnych
chorych

Brak

Powodowanie lub zmiana stygmatyzacji

Pozytywny wptyw: poprawa jakosci zycia poprzez ograniczenie
komplikacji nerkowych u pacjentéw z cystynoza

Wywotywanie ponadprzecigtnego leku

Nie wywotuje leku
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Ocena wptywu pozytywnej decyzji refundacyjnej w odniesieniu do rozwazanej technologii

Powodowanie dylematéw moralnych

Proces leczenia nie powoduje dylematéw moralnych

Stwarzanie probleméw dotyczgcych ptci lub rodzinnych

Nie stwarza takich probleméw

Obecnosé¢ sprzecznosci z aktualnie obowigzujacymi regulacjami
prawnymi

Finansowanie jest zgodne z aktualnie obowigzujgcymi regulacjami
prawnymi

Refundacja nie stwarza potrzeby dokonania zmian w prawie/
przepisach, z wyjatkiem niewielkiej modyfikacji aktualnego
programu lekowego

Stwarzanie konieczno$ci dokonania zmian w prawie/przepisach

Oddziatywanie na prawa pacjenta lub prawa cztowieka Refundacja nie oddziatuje na prawa pacjenta lub prawa cztowieka

Stosowanie technologii nie wymaga szczegdlnego informowania
pacjenta badz opiekuna — analogicznie jak w ramach wczesniejszego
programu lekowego B.61 Leczenia wczesnodzieciecej postaci
cystynozy nefropatycznej (ICD-10 E 72.0)

Koniecznos¢ szczegdlnego informowania pacjenta/opiekuna

Potrzeba zapewnienia pacjentowi prawa do poszanowania godnosci

i intymnosci oraz tajemnicy informacji z nim zwigzanych Nie dotyczy
Potrzeba  uwzgledniania  indywidualnych  preferencji, po
przedstawieniu choremu/opiekunowi informacji w zakresie  Nie dotyczy

okreslonym w prawie

1.10. Wyniki i wnioski koncowe

Analize wptywu na system ochrony zdrowia refundacji produktu leczniczego Cystagon® przeprowadzono
z perspektywy ptatnika publicznego finansujgcego Swiadczenia zdrowotne (NFZ) dla dwuletniego horyzontu
czasowego (lata 2020-2021).

W analizie wptywu na budzet poréwnano dwa scenariusze sytuacyjne: ,istniejgcy” tj. refundacja produktu
Cystagon® w ramach RDTL i ,nowy” po wprowadzeniu refundacji preparatu Cystagon® w ramach programu
lekowego.

Woyniki analizy BIA — wariant podstawowy

W przypadku wprowadzenia refundacji produktu leczniczego Cystagon® w ramach nowego programu lekowego
Leczenie wczesnodzieciecej postaci cystynozy nefropatycznej (ICD-10 E 72.0) [21] roczne wydatki ptatnika
publicznego (budzet NFZ) na uwzglednione w analizie leki zmniejszytyby sie o 33 234 PLN w skali roku
w poréwnaniu z wydatkami ponoszonymi przy zatozeniu scenariusza istniejgcego (tj. finansowanie produktu
Cystagon® w ramach RDTL).

Szacowane zmiany wydatkow wynikajgcych z wprowadzenia refundacji preparatu Cystagon® przedstawiono
w postaci zbiorczej tabeli (Tabela 15), utatwiajgcej poréwnanie wynikow analizy podstawowej w poszczegdlnych
scenariuszach.

Tabela 15. Wyniki analizy wptywu na system ochrony zdrowia: zbiorcze zestawienie zmian wydatkéw w poszczegdlnych scenariuszach
Wydatki (+)/ oszczednosci (-) inkrementalne [PLN]

Rok -

Analiza podstawowa Scenariusz minimalny Scenariusz maksymalny
I rok -33234 -590 -58 160
Il rok -33234 -590 -58 160
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1.11. Whnioski koncowe

Terapia produktem Cystagon® w sposob istotny zmniejsza nasilenie objawdw chorobowych, w szczegdlnosci
ogranicza koniecznos$¢ leczenia nerkozastepczego, co skutkuje znaczgcg poprawg jakosci zycia pacjentow.
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