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Indeks skrotow

Skrot Rozwiniecie

AOTMIT Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikaciji

AWA analiza weryfikacyjna AOTMIT

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

ChPL Charakterystyka Produktu Leczniczego

MZ Minister Zdrowia

Sebelipaza alfa

Narodowy Fundusz Zdrowia

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

polski ztoty
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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 srodkdéw publicznych
leku Kanuma® (sebelipaza alfa) stosowanego w dtugookresowej enzymatycznej terapii

zastepczej u chorych z niedoborem lizosomalnej kwasnej lipazy.

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

Swiadczen zdrowotnych oraz zestawienia aspektdéw etycznych i spotecznych.
METODYKA

Populacje docelowg dla technologii wnioskowanej zgodnie z przediozonym wnioskiem
stanowig chorzy z niedoborem lizosomalnej kwasnej lipazy, ktéry moze mieé¢ dwie postacie:
posta¢ wczesna, spotykana takze pod nazwg choroby Wolmana (WD?) oraz posta¢ pézna,
zwana takze chorobg spichrzania estrow cholesterolu (CESD?). Wskazana populacja chorych
odznacza sie szczegolnie niekorzystnym rokowaniem. Brakuje zdefiniownych standardow
postepowania i istnieje duza niezaspokojona potrzeba chorych na wprowadzenie skutecznej
terapii. Liczebnos¢ populacji docelowej oszacowano na podstawie danych pochodzgcych z

odpowiedzi udzielonych przez ekspertéw klinicystow.

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

inkrementalnymi wydatkami ptatnika.

Scenariusz istniejgcy obrazuje sytuacje obecng, w ktérej sebelipaza alfa nie jest refundowana
z budzetu ptatnika publicznego. W scenariuszu tym, w leczeniu chorych z niedoborem
lizosomalnej kwasnej lipazy stosowane jest leczenie wspomagajgce. W scenariuszu
prognozowanym (nowym) analizowano sytuacje, w ktoérej sebelipaza alfa stosowana w

leczeniu chorych z niedoborem lizosomalnej kwasnej lipazy bedzie finansowana ze srodkéw

1 ang. Wolman’s disease
2 ang. cholesteryl estrate storage disease
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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 bezpfatnie. Uwzgledniono ponadto finansowanie leku w oddzielnej grupie

limitowej.

Catkowite koszty uwzgledniane w poszczegdélnych scenariuszach (wynikajgce z kosztow

réznigcych leczenia), wyznaczono na podstawie:

w grupie chorych z wczesnej postacig LAL-D:
Koszt sebelipazy alfa
Koszt podania sebelipazy alfa
Koszt kwalifikacji do leczneia i monitorowania w ramach programu lekowego
Koszt hospitalizacji na oddziale intensywnej terapii
Koszt przeszczepienia hematopoetycznych komérek macierzystych
Koszt leczenia przetoczeniami krwi
w grupie chorych z pézng postacig LAL-D
Koszt sebelipazy alfa
Koszt podania sebelipazy alfa
Koszt kwalifikacji do leczenia i monitorowania w ramach programu lekowego
Koszt zwtdknienia i marskosci watroby (tzw. koszty stanéw zdrowia)
Koszt leczenia raka watrobokomoérkowego

Koszty zwigzane z transplantacjg watroby.

Analize wptywu na budzet wykonano z perspektywy wspodlnej (obejmujgcej perspektywe
ptatnika publicznego (NFZ) i pacjenta) oraz z perspektywy ptatnika publicznego. Przyjeto 2-
letni horyzont czasowy. Dla kluczowych danych wejsciowych przeprowadzono analize

wrazliwosci.
PODSUMOWANIE | WNIOSKI

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

zakwalifikowaniu sebelipazy alfa (Kanuma®) do finansowania w ramach programu lekowego.
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Bezposrednig konsekwencjg tej decyzji bedzie uksztattowanie sie¢ w Polsce nowej praktyki
klinicznej leczenia chorych z niedoborem lizosomalnej kwasnej lipazy. Rozszerzone zostanie
spektrum terapeutyczne, w zwigzku z czym lekarze, ktérzy dotychczas mogli zastosowac

jedynie leczenie wspomagajgce o niezadowalajgcym profilu skutecznosci teraz bedg mogli

skorzysta¢ réwniez z terapii lekiem Kanuma®.

I v konsekwencii finansowanie leku

Kanuma® zapewni chorym na LAL-D dostep do jedynej terapii o udowodnionej skutecznosci

w tym wskazaniu oraz przyczyni sie do ratowania zycia niemowlgt z wczesng postacig

Wyrost wydatkéw wynika¢ bedzie z dtuzszego okresu podawania leku Kanuma® wzgledem
BSC, ktéry z kolei jest konsekwencjg wydtuzenia przezycia chorych w analizowanym
wskazaniu. W analizie wskazano, ze w przypadku pozytywnej decyzji dotyczgcej refundacji
leku Kanuma® nalezy oczekiwaé duzej korzysci zdrowotnej dla chorych, ktorzy nie majg
obecnie dostepu do Zadnej alternatywnej terapii o udowodnionej skutecznosci dlatego tez
finansowanie technologii jest etycznie i spotecznie uzasadnione. Ponadto decyzja
refundacyjna nie spowoduje nowych konsekwencji w organizacji udzielania swiadczen.
Konkludujgc nalezy oczekiwac, ze finansowanie leku Kanuma® przyczyni sie do poprawy

sytuacji chorych z chorobami rzadkimi w Polsce.
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1. Cel analizy wplywu na system ochrony zdrowia

Celem analizy wptywu na system ochrony zdrowia jest oszacowanie wydatkow ptatnika
publicznego w przypadku podjecia pozytywnej decyzji o finansowaniu ze srodkoéw publicznych
leku Kanuma® (sebelipaza alfa) w leczeniu chorych z niedoborem kwasnej lipazy (LAL-D3).
Ponadto, w ramach niniejszej analizy oceniano etyczne oraz spoteczne konsekwencje
podjecia pozytywnej decyzji o finansowaniu ze $rodkéw publicznych leku Kanuma®

w przedstawionym wskazaniu.

Analiza wptywu na system ochrony zdrowia sktada sie z dwdoch czesci — niniejszego
dokumentu oraz arkusza kalkulacyjnego wykonanego w programie MS Excel 2007,
umozliwiajgcego obliczenie prognozowanych wydatkéw ptatnika w zaleznosci od przyjetych

zatozen.

2. Analiza wplywu na budzet

2.1. Metodyka analizy

1. Analize wykonano w oparciu 0 Rozporzgdzenie MZ w sprawie minimalnych wymagan,

Wytyczne AOTMIT oraz Ustawe o refundaciji.

2. Zdefiniowano populacje docelowg dla technologii wnioskowanej na podstawie odpowiedzi

udzielonych przez ekspertow klinicystow.

3. Przeprowadzono prognoze liczebnosci populacji w kolejnych latach horyzontu

czasowego, poczgwszy od stycznia 2021 roku.

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

pozytywnej decyzji refundacyjnej dla tej interwenc;ji.

3 ang. lysosomal acid lipase deficiency
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10.

Na podstawie wynikow przeprowadzonej analizy ekonomicznej oszacowano koszty terapii
technologii wnioskowanej oraz pozostatych opcji terapeutycznych (leczenia

wspomagajgcego - BSC*).

Obliczono przewidywane wydatki ptatnika oraz tgczne wydatki ptatnika i pacjentéw w
populacji docelowej w latach ujetych w horyzoncie czasowym analizy dla scenariusza
istniejgcego, czyli w przypadku braku finansowania technologii wnioskowanej ze srodkow

publicznych.

Obliczono przewidywane wydatki ptatnika oraz tgczne wydatki ptatnika i pacjentéw w
populacji docelowej w horyzoncie czasowym analizy dla scenariusza nowego, czyli w
przypadku podjecia przez ptatnika pozytywnej decyzji o finansowaniu technologii

whioskowanej ze srodkow 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 refundacyjne;.

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

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

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 rownowagi na rynku (tj. osiggniecia docelowej stabilnej wielkosci sprzedazy bgdz

liczby leczonych pacjentdw) oraz co najmniej pierwsze 2 lata od daty rozpoczecia

finansowania danej technologii medycznej ze Srodkoéw publicznych.

4 ang. Best Supportive Care
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W analizie przyjeto 2-letni horyzont czasowy, obejmujgcy okres od stycznia 2021 do grudnia
2022. Uzasadnieniem przyjecia takiego horyzontu czasowego jest brak alternatywnej
technologii refundowanej w rozwazanym wskazaniu, w zwigzku z czym lek Kanuma® powinien

szybko osiagna¢ zaktadany udziat w rynku.

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

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

Zgodnie z Rozporzgdzeniem MZ w sprawie minimalnym wymagan, dotyczacym minimalnych

wymagan, jakie muszg spetnia¢ analizy wptywu na budzet, analiza zostata przeprowadzona:

» z perspektywy podmiotu zobowigzanego do finansowania $wiadczen ze srodkow
publicznych (ptatnik publiczny®)
> oraz dodatkowo z perspektywy wspdlnej podmiotu zobowigzanego do finansowania

swiadczenh ze srodkéw publicznych oraz swiadczeniobiorcy (tj. pacjenta).

Zgodnie z uzasadnieniem przedstawionym w Analizie ekonomicznej przyjeto, ze perspektywa

ptatnika publicznego jest tozsama z perspektywg wspolng.
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 ktérej technologia wnioskowana jest refundowana
w leczeniu chorych z niedoborem lizosomalnej kwasnej lipazy. W scenariuszu tym lek bedzie
dostepny w programie lekowym i wydawany s$wiadczeniobiorcy bezptatnie. W analizie
uwzgledniono finansowanie tej technologii medycznej w oddzielnej grupie limitowej, zgodnie z

uzasadnieniem wskazanym w zatgczniku (rozdziat 8.1.).

5 Zgodnie z art. 14 Ustawy o $wiadczeniach opieki zdrowotnej.
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Dla kazdego ze scenariuszy przyjeto 3 mozliwe warianty, zalezne od szacowanej na kolejne
lata, wielko$ci 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

y . Scenariusz nowy
brak refundacji technologii

refundacja technologii wnioskowanej

wnioskowanej w analizowanym w analizowanym wskazaniu

wskazaniu

- wariant minimalny - wariant minimalny
- wariant prawdopodobny - wariant prawdopodobny
-wariant maksymalny - wariant maksymalny

2.5. Populacja

2.5.1. Populacja obejmujgca 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 Kanuma®, sebelipaza alfa wskazana jest w leczeniu chorych z
LAL-D. Wyrdznia sie 2 postacie fenotypowe niedoboru aktywnosci LAL: wczesna postac LAL-
D (dawniej zwana chorobg Wolmana), ktéra wystepuje u niemowlat i najczesciej prowadzi do

zgonu w czasie pierwszych 12 miesiecy zycia oraz pézna posta¢ LAL-D (zwana takze, chorobg
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spichrzania estrow cholesterolu), ktéra wystepuje u dzieci i dorostych (diagnoza postawiona

jest zwykle w okresie dziecinstwa lub dorastania, najczesciej miedzy 3 a 12r.z.).

Oszacowanie populacji docelowej, wskazanej we wniosku jest niezwykle trudne ze wzgledu
na rzadko$¢ wystepowania choroby oraz niepewnos¢ danych epidemiologicznych. Na
podstawie wiekszosci zrédet mozna przyjaé, ze posta¢ wczesna wystepuje rzadziej niz postaé
pozna co wynika z wysokiej $miertelnosci, dlatego tez uznaje sie ze roczna chorobowos¢ nie

przekracza zapadalnosci (a w praktyce moze by¢ nawet nizsza).

Szacowana czestos¢ wystepowania wczesnej postaci niedoboru LAL wynosi od 1 na 100 000
do 1 na 704 000 narodzin, a czesto$¢ wystepowania postaci pézno wystepujgcej wynosi od 1
do 25 na milion, w zaleznosci od regionu geograficznego i grupy etnicznej [CADTH 2018a,
tugowska, Jurecka 2013, Carter 2019, Su 2016, Meikle 1999]. Tym samym o0szacowana
wedtug danych z literatury liczba chorych z wczesng postacig LAL-D wynosi teoretycznie od
0,6 do 3,9 pacjentéw rocznie natomiast liczba chorych z p6Zzng postacig LAL-D wynosi od 38
do 634. Oba zakresy, mimo ze stosunkowo mate sg niedostatecznie precyzyjne aby mogty

postuzy¢ do wiarygodnego wyznaczenia wydatkow ptatnika publicznego.

Powyzej oszacowane zakresy, zwtaszcza w stosunku do pacjentow z p6zng postacig choroby
wyraznie odbiegajg od informacji na temat rozpoznawania LAL-D w Polsce z polskich
opracowan i otrzymanych od ekspertéw klinicznych. Dr A. Lugowska [Lugowska] podaje, ze w
latach 1999-2012 w Pracowni Metabolicznej Zaktadu Genetyki IPIN, deficyt LAL stwierdzono
u 10 pacjentéw z pbézng postacig choroby oraz 2 pacjentéw z wczesng postacig choroby. Na
tej podstawie mozna oszacowac, ze wykrywana zapadalnosé na LAL-D ogdétem w Polsce
wynosi ok. 0,92 chorego rocznie. Wedtug informacji z publikacji z 2013 roku [Jurecka 2013b]
liczba zdiagnozowanych chorych z pézng postacig LAL-D wynosita wéwczas 19| N
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Tabela 1.
Zapadalnos¢ na LAL-D oszacowana na podstawie odpowiedzi ekspertow-klinicystow

*zatozono, ze rozpoznawany jest 1 pacjent na 2 lata na podstawie odpowiedzi, ze rozpoznaje sie ,0-1
na kilka lat”

B \V zwiazku z tym przezycie dzieci i dorostych z pdzng postacig LAL-D bedzie

najprawdopodobniej charakteryzowac sie innymi prognozami. W publikacji Bernstein 2013
podano, ze 50% z analizowanych zgondéw chorych z pdzng postacig LAL-D nastgpita u chorych
ponizej 21 roku zycia. Zaktadajgc tym samym, ze przecietny wiek w chwili zgonu wynosi 21 lat
to pacjenci z rozpoznaniem LAL-D mogg zy¢ ok: 15-16 lat. Mnozgc srednig oczekiwang

dtugo$¢ zycia chorych poprzez zapadalno$¢ oszacowano liczbe chorych z pézng postacig
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LAL-D. W tabeli ponizej przedstawiono oszacowanie populacji, w ktorej technologia moze by¢

zastosowana:

Tabela 2.
Populacja chorych, w ktorej wnioskowana technologia moze by¢ zastosowana

Wariant Wczesna postaé LAL-D Pézna postaé LAL-D

Minimalny 1 44,29 45,29

Prawdopodobny 1,50 60,89 62,39

Maksymalny 2 77,50 79,50

W publikacji tugowska podano, ze do 2013 roku w Polsce rozpoznano 19 przypadkow pdznej

postaci LAL-D. Zaktadajac, ze przez kolejne 7 lat rozpoznawano 2 przypadki rocznie (patrz
Tabela 1) to liczba rozpoznanych przypadkéw mogtaby obecnie wynosi¢ ok. 33 chorych. Jest
to warto$¢ zblizona do wartosci oszacowanej za pomocg zaprezentowanej powyzej metodyki,

co stanowi dowdd wiarygodno$ci obliczen.
2.5.2. Populacja docelowa, wskazana we wniosku

Populacja wskazana we wniosku refundacyjnym oraz oceniana w niniejszej analizie pokrywa
sie z ChPL Kanuma® , a wiec jest zbiezna z populacjg chorych, u ktérych technologia
wnioskowana moze by¢ stosowana. Wielkos¢ tej populacji przedstawiono powyzej (rozdziat
2.5.1., Tabela 2).

2.5.3. Populacja, w ktérej technologia wnioskowana jest

obecnie stosowana

Obecnie substancja nie jest w Polsce stosowana.
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2.5.4. Populacja, w ktoérej wnioskowana technologia bedzie
stosowana przy zalozeniu, ze minister witasciwy do

spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu refundacjq

Populacje, w ktorej wnioskowana technologia bedzie stosowana przy zatozeniu, ze minister
wiasciwy do spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu refundacjg, oszacowano na podstawie
odpowiedzi ekspertéw klinicystow dotyczacych rozpoznawania chorych z LAL-D. Dane
otrzymane od ekspertow opisano w rozdziale 2.5.1. W analizie uwzgledniono, ze technologia
whnioskowana bedzie stosowana we populacji wszystkich chorych z postawiong diagnozg LAL-
D. Na rysunku ponizej przedstawiono schemat oszacowania populacji, w ktérej wnioskowana

technologia bedzie stosowana w przypadku objecia jej refundacja.

Rysunek 2.
Metodyka oszacowania populacji, w ktérej wnioskowana technologia bedzie stosowana

Populacja docelowa

Chorzy z postawiong
diagnozg LAL-D

W tabeli ponizej przedstawiono oszacowanie liczebnosci populaciji, w ktérej wnioskowana

technologia bedzie stosowana.

Tabela 3.
Oszacowanie liczebnosci populacji, w ktoérej wnioskowana technologia bedzie
stosowana
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W tabeli powyzej w kolumnie ,,2 rok refundacji (nowi)” przedstawiono liczbe nowych pacjentéw

rozpoczynajgcych leczenie w drugim roku natomiast w kolumnie ,2 rok refundacji (razem)”
przedstawiono skumulowang liczbe chorych z pierwszego oraz drugiego roku refundacji. W
analizie uwzgledniono, ze chorzy bedg zaczynac leczenie w miesiecznych cyklach, a tempo

kwalifikacji bedzie jednostajne.

Wielkos¢ dostaw sebelipazy alfa (Kanuma®), konieczng do zastosowania terapii w

oszacowanej populacji chorych, przedstawiono w zatgczniku (rozdziat 8.3.).

2.5.5. Populacja, w ktérej wnioskowana technologia bedzie
stosowana przy zalozeniu, ze minister witasciwy do

spraw zdrowia nie wyda decyzji o objeciu refundacjq

W przypadku braku wydania pozytywnej decyzji dotyczgcej refundacji sebelipazy alfa, lek ten

nie bedzie stosowany.

2.5.6. Podsumowanie oszacowan liczebnosci populaciji

zdefiniowanych w minimalnych wymaganiach

W tabeli ponizej przedstawiono warto$ci oszacowan populacyjnych wykonanych w niniejsze;j

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

Tabela 4.
Podsumowanie oszacowan liczebnosci populacji zdefiniowanych w Rozporzadzeniu
MZ w sprawie minimalnych wymagan

Oszacowanie rocznej liczebnosci

Populacja Podstawa prawna

populacji

Populacja obejmujgca wszystkich

chon{ch, L RTE t_echnologla Tabela 2 art. 6 ust. 1pkt 1 lit. a

wnioskowana moze zostac¢
zastosowana
HCRE S docelpwa, HELEREETE Tabela 2 art. 6 ust. 1pkt 1 lit. b
wniosku
'Populacja, w ktorej te_chnologla 0 art. 6 ust. 1pkt 1 lit. ¢
wnioskowana jest obecnie stosowana
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Oszacowanie rocznej liczebnosci

Populacja populacji

Podstawa prawna
Populacja, w ktorej wnioskowana
technologia bedzie stosowana przy
zatozeniu, ze minister wiasciwy do Tabela 3 art. 6 ust. 1pkt 2
spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu
refundacja

Populacja, w ktorej wnioskowana
technologia bedzie stosowana przy
zalozeniu, ze minister wiasciwy do 0 art. 6 ust. 1pkt 4

spraw zdrowia nie wyda decyzji o

objeciu refundacja

2.6. Analiza kosztow

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

scenariuszy, a wiec réznigce oceniane technologie medyczne.

W analizie z perspektywy ptatnika publicznego tozsamej z perspektywg wspdlng uwzgledniono

i oceniano nastepujgce kategorie kosztéw bezposrednich medycznych:

w grupie chorych z wczesnej postacig LAL-D:
Koszt sebelipazy alfa
Koszt podania sebelipazy alfa
Koszt kwalifikacji do leczneia i monitorowania w ramach programu lekowego
Koszt hospitalizacji na oddziale intensywnej terapii
Koszt przeszczepienia hematopoetycznych komdrek macierzystych
Koszt leczenia przetoczeniami krwi
w grupie chorych z pézng postacig LAL-D
» Koszt sebelipazy alfa
Koszt podania sebelipazy alfa
Koszt kwalifikacji do leczenia i monitorowania w ramach programu lekowego
Koszt zwtdknienia i marskosci watroby (tzw. koszty stanéw zdrowia)
Koszt leczenia raka watrobokomdérkowego

Koszty zwigzane z transplantacjg watroby

Pozostate kategorie kosztow bezposrednich (koszty zdarzeh niepozgdanych) uznano za

nieréznigce, zaliczajac je do kategorii kosztéw wspdlnych. Koszty te (jako koszty wspdine dla
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technologii wnioskowanej i komparatora) nie majg wptywu na wyniki analizy. Nie byty zatem
ostatecznie brane pod uwage w obliczeniach. W ponizszej tabeli (Tabela 5.) wyszczegolniono
poszczegdlne koszty nierdznigce oraz przedstawiono zasadnos¢ kwalifikacji do kategorii
kosztow nierdznigcych.

Tabela 5.

Koszty nieréznigce oceniane technologie medyczne

Kategoria kosztowa Uzasadnienie kwalifikacji

W odniesieniu do bezpieczenstwa stosowania terapii w Analizie

Koszt leczenia zdarzen niepozadanych klinicznej nie wykazano réznic pomiedzy technologig oceniang i
komparatorem.

Cene jednostkowa wnioskowanej technologii uzyskano od Zamawiajgcego [dane dostarczone
przez Zamawiajgcego]. Koszt pozostatlych lekdéw stosowanych w analizowanym problemie
zdrowotnym oszacowano na podstawie Sprawozdania z dziatalnosci NFZ, danych
refundacyjnych NFZ oraz Wykazu lekéw refundowanych. Koszt swiadczen zdrowotnych
finansowanych ze srodkéw publicznych w ramach umoéw w rodzaju leczenie szpitalne i
ambulatoryjna opieka specjalistyczna przyjeto w oparciu o Zarzadzenia Prezesa NFZ
[Zarzadzenie 184/2019/DS0QZ/ Zarzgdzenie 25/2020/DS0OZ, Zarzgdzenie 50/2020/DGL].

Poniewaz poszczegdlne kategorie kosztowe zostaty scharakteryzowane i skalkulowane w
ramach Analizy ekonomicznej w analizie wptywu na system ochrony zdrowia zaprezentowano
jedynie koszt stosowania wnioskowanej technologii medycznej oraz modelowanie i

podsumowanie kosztow.
2.6.1. Koszt sebelipazy alfa

Obecnie sebelipaza alfa nie jest finansowana z budzetu ptatnika publicznego. 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. W zwigzku z tym przyjeto, ze lek Kanuma® bedzie

wyznaczat podstawe limitu w grupie.
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Wartosci poszczegolnych cen leku prezentuje ponizsza tabela.

Tabela 6.
Cena leku Kanuma®

Zgodnie z Chpl Kanuma® dawkowanie sebelipazy afla zalezy od manifestacji choroby.
U pacjentéw z wczesng postacig LAL-D zalecana dawka wynosi 1 mg/kg mc raz na tydzien,
ktéra moze by¢ zwiekszona do 3 mg/kg mc raz na tydzieh. W analizie podstawowej przyjeto,
ze chorzy z wczesng postacig LAL-D stosujg dawke 3 mg/kg mc. U pacjentéw z pézng postacia

LAL-D zalecane dawkowanie to 1 mg/kg mc raz na dwa tygodnie.
2.6.2. Modelowanie kosztow

Koszty uwzglednione w niniejszym opracowaniu stanowig wynik przeprowadzonego
w Analizie ekonomicznej modelowania z uwzglednieniem 2 letniego horyzontu analizy wplywu
na budzet. W analizie uwzgledniono fakt, ze nie wszyscy chorzy rozpoczynajg terapie
jednoczesnie, a kwalifikacja do leczenia poszczegdlnymi terapiami odbywa sie ptynnie w ciggu
catego roku. Przyjeto, ze rowny odsetek chorych bedzie rozpoczynat terapie w miesiecznych
interwatach. Choremu, ktory rozpocznie terapie w styczniu, pierwszego roku refundaciji
przypisany zostanie koszt odpowiadajgcy 2 latom leczenia w modelu ekonomicznym
(niezdyskontowany), Z kolei choremu, ktéry rozpocznie leczenie np. w 6 miesigcu roku, w
pierwszym roku analizy BIA zostanie przyporzgdkowany koszt pierwszych 7 miesiecy terapii

w modelu, w drugim roku BIA koszt od 8 do 20 miesigca modelu itd.

W tabeli ponizej przedstawiono koszty terapii chorego wnioskowang technologig oraz BSC w
kazdym miesigcu terapii, zaczerpniete z analizy ekonomicznej w 2-lethim horyzoncie

czasowym.
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Tabela 7.
Koszty ponoszone w leczeniu LAL-D w ramieniu sebelipazy oraz komparatora w 2-
letnim horyzoncie czasowym

Niemowleta Dzieci i dorosli
miesiac SEB SEB
BSC
BSC Lek Koszt catkowity Lek Koszt catkowity
1 95 031,83 | 266 093,68 281 290,74 100,83 | 199 570,26 199 671,09
2 13 350,30 | 266 007,49 271 775,88 100,83 | 199 570,26 199 671,09
3 0,00 234 636,47 239 724,57 100,83 | 199 570,26 199 671,09
4 6 670,83 | 234 560,47 239 646,92 100,83 | 199 570,26 199 671,09
5 0,00 234 484,49 239 569,30 100,83 | 199 570,26 199 671,09
6 0,00 234 408,54 239 491,70 100,83 | 199 570,26 199 671,09
7 0,00 234 332,61 239 414,13 100,83 | 199 570,26 199 671,09
8 0,00 234 256,71 239 336,58 100,83 | 199 570,26 199 671,09
9 0,00 234 180,83 239 259,05 100,83 | 199 570,26 199 671,09
0,00 234 104,97 243 884,10 100,83 | 199 570,26 199 671,09
0,00 234 100,55 243 879,49 100,83 | 199 570,26 199 671,09
0,00 218 489,72 223 227,69 100,83 | 199 570,26 199 671,09
0,00 202 879,48 207 278,94 121,29 | 198 329,60 198 441,58
0,00 202 875,65 207 275,02 121,29 | 198 329,60 198 441,58
0,00 202 871,82 207 271,11 121,29 | 198 329,60 198 441,58
0,00 202 867,99 207 267,19 121,29 | 198 329,60 198 441,58
0,00 202 864,15 207 263,28 121,29 | 198 329,60 198 441,58
0,00 202 860,32 207 259,36 121,29 | 198 329,60 198 441,58
0,00 202 856,49 207 255,45 121,29 | 198 329,60 198 441,58
0,00 202 852,66 207 251,53 121,29 | 198 329,60 198 441,58
0,00 202 848,83 207 247,62 121,29 | 198 329,60 198 441,58
0,00 202 845,00 207 243,71 121,29 | 198 329,60 198 441,58
0,00 202 842,10 207 240,75 121,29 | 198 329,60 198 441,58
0,00 202 839,21 207 237,79 121,29 | 198 329,60 198 441,58

2.7.

Podsumowanie danych wejsciowych

Podsumowanie danych wejsciowych przedstawiono w ponizszej tabeli.
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Tabela 8.
Dane wejsciowe uwzgledniane w analizie wptywu na budzet

Parametr

Analiza

podstawowa

wartos¢ Il

wartosc¢ lll

Uzasadnienie przyjetego zakresu
zmiennosci

wartosci parametru

Zrédta danych dla

Horyzont czasowy analizy

Parametry analizy wptywu na budzet

Liczebnos¢ populacji docelowej

Liczba chorych z rozpoznaniem
LAL-D

Populacja, w ktérej wnioskowana
technologia bedzie stosowana
przy zatozeniu, ze minister
wiasciwy do spraw zdrowia wyda
decyzje o objeciu refundacja

Cena zbytu netto Kanuma (PLN)

Koszty leczenia

Dawkowanie poczatkowe (liczba
fiolek na tydzien na kg/mc)

2 lata n/d n/d n/d Rozdziat 2.2
Tabela 2 n/d n/d n/d Rozdziat 2.5.1
Odpowiedzi
Tabela 1 n/d n/d n/d ekspertéw-
klinicystow
Tabela 3 n/d n/d n/d Rozdziat 2.5.4
Dane dostarczone
Tabela 6 n/d n/d n/d przez
Zamawiajgcego
Oszacowania na
Tabela 7 n/d n/d n/d podstawie Analizy

Parametry z analizy ekonomicznej uwzglednione w analizie wrazliwosci

Najmniejsza dawka oraz $rednia

ekonomicznej

Odsetek mezczyzn

Wiek poczatkowy chorych (w
miesigcach, posta¢ wczesna)

®
3 1 2 dawka z Chpl Kanuma® Chpl Kanuma
Gus, Jones 2017,
51% 56% 50% n.d. Burton 2015
Zakres wieku pacjentéw z badania
2,90 0,00 5,80 LAL-CLO3 Jones 2017
.
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Parametr

Krzywa przezycia zwigzana z LAL-

Pacjent 05-001 w analizie
przezycia w ramieniu SEB

Liczba miesiecy zycia na
intensywnej terapii
poprzedzajacych zgon

Koszt FO
Koszt F1
Koszt F2
Koszt F3
Koszt F4
Koszt DCC

Koszt HCC

Koszt transplantacji watroby
(dzieci)

Analiza wartosé Ii wartosé Il Uzasadnlenle_przngtggo zakresu Zrodi? ¢_janych dla
podstawowa Zmiennosci wartosci parametru
[ | | ] *
N | I I ‘
Kaplan Meier Gompetrz Weibull Analiza ekonomiczna Oinczenja wjasne na
podstawie Vijay 2019
Wigczony Wykluczony n.d. Analiza ekonomiczna Zatozenie
Testowano czas do zgonu .
1 8 n.d. wszystkich chorych z badania LAL- Za’fozezrgié.lones
NH1-01
L o "
422 2384 n.d. Koszt leczenia bez SVR lub z SVR Kaczor 2012
422 2384 n.d. Koszt leczenia bez SVR lub z SVR Kaczor 2012
800 3097 n.d. Koszt leczenia bez SVR lub z SVR Kaczor 2012
800 3097 n.d. Koszt leczenia bez SVR lub z SVR Kaczor 2012
2018 4995 n.d. Koszt leczenia bez SVR lub z SVR Kaczor 2012
14860 14860 n.d. Koszt leczenia bez SVR lub z SVR Kaczor 2012
Llovet 2008,
68 662,33 60 843,51 123 995,50 n.d. Zarzgdzenie
50/2020/DGL
Minimalny i maksymalny zakres Zarzadzenie
243 624,50 243 207,00 244 042,00 kosztu kwalifikacji do transplantacji 184/2019/DSOZ

watroby
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Parametr Analiza wartosé Il wartoseé Il Uzasadnlenle_przyje’te_go zakresu Zrodi? ¢_janych dla
podstawowa Zmiennosci wartosci parametru
- Minimalny i maksymalny zakres .
Koszt transplantacji watroby e - Zarzgdzenie
(dorosli) 208 904,50 208 487,00 209 322,00 kosztu kwallfll\;?alctjrlodboytransplantaCJ| 184/2019/DSOZ
Testowano wiek w czasie
: wystgpienia pierwszych objawow .
Wiek poczatkowy chorych (w 11,00 8,00 17,0 Y oraz Sredni wiok w tzasie Bemnstein 2013,
latach, posta¢ pozna) ! ! ' wlaczenia do badania ARISE Burton 2015
(Burton 2015)
AT danyclldp maclerzy Wszystkie zrodta LAL-CLO2 Bernstein et al. n.d. Zatozenie
przejscia
Przejscie z F4 do
zaawansowanych stanéw Tak Nie n.d. n.d. Zatozenie
choroby watroby (DCC, HCC, LT)
Maksymalna liczba stopni
poprawy zwiéknienia watroby po 2 1 4 Wartosci skrajne Zatozenie

zastosowaniu SEB
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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 pfatnika publicznego, ktére sg
tozsame z wydatkami w perspektywie wspodlnej. Wydatki te bedg sie rézni¢ w zaleznosci od

przyjetego scenariusza oraz jego wariantu.
2.8.1. Aktualne wydatki budzetowe

Aktualne wydatki budzetowe, zwigzane z leczeniem populacji docelowej oszacowano biorgc
pod uwage liczebno$¢ populacji docelowej wiasciwej dla | roku refundacji. Oszacowane w ten

sposob aktualne wydatki budzetowe wynoszg okoto 105 tys. PLN rocznie.

Obecnie sebelipaza alfa nie jest stosowana w analizowanej populacji chorych. Koszt leku jest
zatem zerowy.

2.8.2. Prognozowane wydatki budzetowe

Wyniki analizy przedstawiono w uwzglednianym horyzoncie czasowym, z perspektywy

ptatnika publicznego i wspdlnej w wariantach (minimalny, prawdopodobny, maksymalny).
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Tabela 9.
Wyniki analizy wplywu na budzet z perspektywy ptatnika publicznego i perspektywy wspolnej (petna populacja LAL-D)

Tabela 10.
Wyniki analizy wptywu na budzet z perspektywy ptatnika publicznego i perspektywy wspdlnej w grupie chorych z wczesng postacia
LAL-D
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Tabela 11.

Wyniki analizy wptywu na budzet z perspektywy ptatnika publicznego i perspektywy wspodlnej w grupie chorych z p6znga postacia LAL-
D
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Wyniki analizy wptywu na budzet przedstawiono réwniez graficznie na ponizszym wykresie.

Rysunek 3.

Wyniki analizy wplywu na budzet (catkowite roéznigce koszty inkrementalne) z
perspektywy ptatnika publicznego i perspektywy wspélnej w petnej populacji
chorych(PLN)

3. Analiza wrazliwosci

Analize wrazliwosci przeprowadzono dla parametrow, ktére w najwiekszym stopniu obarczone
sg niepewnoscig i majg potencjalnie najwiekszy wptyw na wyniki. Dla parametréw tych
przeprowadzono analize wartosci skrajnych (ang. extreme value analysis), ktéra ocenia wptyw

na wyniki analizy przyjecia przez te parametry wartosci ekstremalnych.
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Testowane parametry i ich zakres oraz scenariusze alternatywne przedstawiono w Rozdziale
2.7.

Wyniki analizy wrazliwosci przedstawiono w ponizszej tabeli.

Podkreslic nalezy, ze przy zmianie kazdego parametru wnioskowanie z analizy nie ulega

Zmianie.
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Tabela 12.
Wyniki analizy wrazliwosci w zaleznosci od wariantu z perspektywy ptatnika publicznego i z perspektywy wspélnej
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4. Wptyw na organizacje udzielania swiadczen

Decyzja dotyczgcay refundacji produktu Kanuma® (sebelipaza alfa) w leczeniu chorych z
niedoborem lizosomalnej kwasnej lipazy 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 szkolen personelu medycznego, czy tez
tworzenia nowych wytycznych okre$lajgcych sposéb podawania leku. Objecie refundacjg
technologii wnioskowanej nie bedzie zatem miec¢ istotnego wptywu na organizacje udzielania

Swiadczen zdrowotnych.
5. Aspekty etyczne i spoteczne

Whioskowana populacja chorych odznacza sie szczegdlnie niekorzystnym rokowaniem.
Smiertelno$¢ w populacji niemowlat z wczesng szybko postepujaca postacig choroby osigga
96,2% w ciggu pierwszych 12 miesiecy zycia. Nawet przy zastosowaniu najbardziej
zaawansowanych, obecnie dostepnych technologii medycznych jak przeszczepienie watroby
i przeszczepienie hematopoetycznych komoérek macierzystych) pierwszy rok zycia ma szanse
przezyc¢ jedynie 20% chorych, przy medianie wieku w czasie zgonu wynoszacej 8,6 miesiecy.
[Jones 2015]. Dotychczas stosowane leczenie przy pomocy obecnych opcji terapeutyczne nie
moze zosta¢ uznane za satysfakcjonujgce. Sebelipaza alfa jest technologig medyczng, ktérej
zastosowania umozliwia wielokrotng poprawe przezycia chorych z wczesng postacig LAL-D
oraz umozliwienie im prawidtowego rozwoju. Decyzja o refundacji sebelipazy alfa jest zatem

niezbedna w celu ratowania zycia, chorym z wyjgtkowo ztym rokowaniem.

Nalezy tez zwréci¢ uwage na fakt, ze obecnie brakuje zdefiniownych standardéw diagnostyki
i postepowania w leczeniu LAL-D w Polsce. Jak wykazujg informacje z ankiet zdarzajg sie
przypadki nieprawidtowego rozpoznawania chorych z LAL-D, co moze wynika¢ z braku
znajomosci tej choroby oraz jej nieswoistych objawéw. W przypadku chorych z LAL-D
niewlasciwie rozpoznanie moze spowodowaé przyspieszony zgon chorego. Dlatego tez
refundacja sebelipazy moze przyczynic sie do wzrostu swiadomosci na temat LAL-D i poprawy

diagnozowania tej choroby.




@ Kanuma® (sebelipaza alfa) w dlugookresowej enzymatycznej terapii
NMAHTA zastepczej u chorych z niedoborem lizosomalnej kwasnej lipazy — 34
ISNORANTIA NOCET analiza wptywu na system ochrony zdrowia

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

wymogow zwigzanych z rozpoczeciem leczenia.

Ponizsza tabela przedstawia ocene aspektéw spotecznych i etycznych dotyczacej stosowania

technologii wnioskowanej w omawianym wskazaniu.

Tabela 13.
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 réowny dostep do technologii medycznej przy jednakowych

potrzebach; Tak

Duza korzys¢ dla
waskiej grupy
chorych

Czy spodziewana jest duza korzys¢ dla waskiej grupy osob, czy korzysé mata, ale
powszechna;

Czy technologia stanowi odpowiedz dla os6b 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:

wptywac na poziom satysfakcji pacjentdow 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
oddziatuje na prawa pacjenta lub prawa cztowieka. Nie

Czy stosowanie technologii naktada szczegolne wymogi, takie jak:

koniecznos$¢ szczegolnego informowania pacjenta lub uzyskiwania jego zgody; Nie

potrzeba zapewnienia pacjentowi prawa do poszanowania godnosci i intymnosci oraz
tajemnicy informacji z nim zwigzanych;

potrzeba uwzgledniania indywidualnych preferenciji, potrzeba czynnego udziatu pacjenta
w podejmowaniu decyzji o0 wyborze metody postepowania.
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6. Zalozenia i ograniczenia

Koszty i efekty zdrowotne sebelipazy alfa oraz BSC zaczerpnieto z modelu ekonomicznego,
ktérego szczegodtowe zatozenia opisano w Analizie ekonomicznej. W zwigzku z powyzszym

wszystkie ograniczenia wskazane w Analizie ekonomicznej dotyczg réwniez BIA.

W analizie zatozono, ze udziat technologii wnioskowanej w populacji chorych spetniajgcych
kryteria kwalifikacji wyniesie 100%. Uzasadnieniem tego zatozenia jest fakt, ze LAL-D jest
chorobg rzadkg i liczba pacjentéw jest na tyle mata, ze mozna rozpatrywaé jg w kategorii
indywidualnych przypadkéw. W zwigzku z tym zasadne wydaje sie zatozenie, ze wszyscy
pacjenci bedg otrzymywac leczenie sebelipazg alfa. Jest to zatozenie konserwatywne, gdyz w
rzeczywistosci zawsze istnieje niewielkie prawdopodobienistwo, ze pacjent nie rozpocznie

leczenia.

Zatozono, ze wigczanie pacjentow do leczenia bedzie nastepowac w tempie jednostajnym,
tzn. w kazdym miesigcu kazdego roku refundacji leczenie rozpoczynac¢ bedzie jednakowa
liczba pacjentow. Jest to spowodowane tym, ze chory moze rozpocza¢ terapie w dowolnym

momencie w roku.

Liczebnos¢ populacji docelowej oraz udziaty w rynku technologii wnioskowanej i
komparatoréw w poszczegolnych scenariuszach analizy okreslono na podstawie wynikow

badania ankietowego (Rozdziat 2.5).

W analizie uwzgledniono ponadto, ze technologia wnioskowana finansowana bedzie w ramach
odrebnej grupy limitowej, zgodnie z uzasadnieniem wskazanym w rozdziale 8.1. Podstawe
limitu w tej grupie limitowej stanowi¢ bedzie lek Kanuma®. Podejscie takie jest zgodne z

zapisami Ustawy o refundacji.
7. Podsumowanie i wnioski koncowe

W niniejszej pracy oceniono wptyw na system ochrony zdrowia w Polsce decyzji o
zakwalifikowaniu Kanuma® (sebelipaza alfa) do Wykazu lekéw refundowanych w ramach

kategorii dostepnosci lek stosowany w programie lekowym.

Populacje docelowg dla technologii wnioskowanej zdefiniowano zgodnie z przedtozonym

wnioskiem refundacyjnym. Stanowig jg chorzy na niedobdr lizosomalnej kwasnej lipazy.
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Wplyw 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 swiadczen;

etycznych i spotecznych;

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 zastosowac jedynie leczenie wspomagajgce
o0 nieudowodnionej skutecznosci teraz bedg mogli skorzysta¢ rowniez z terapii lekiem

Kanuma®.

I \Vyniki przeprowadzonej jednokierunkowej analizy wrazliwosci oraz analizy
scenariuszy wskazujg, ze wnioski te nie zmieniajg sie w przypadku przyjmowania do kalkulacji

alternatywnych wartosci parametréw i realizacji alternatywnych scenariuszy analizy.

Wyrost wydatkéw wynika¢ bedzie z dtuzszego okresu podawania leku Kanuma® wzgledem
BSC, ktory z kolei jest konsekwencjg wydtuzenia przezycia chorych w analizowanym
wskazaniu. W analizie wskazano, ze w przypadku pozytywnej decyzji dotyczgcej refundacji
leku Kanuma® nalezy oczekiwaé duzej korzysci zdrowotnej dla chorych, ktorzy nie majg
obecnie dostepu do zadnej alternatywnej terapii o udowodnionej skutecznosci dlatego tez
finansowanie technologii jest etycznie i spotecznie uzasadnione. Ponadto decyzja
refundacyjna nie spowoduje nowych konsekwencji w organizacji udzielania $wiadczen.
Konkludujgc nalezy oczekiwac, ze finansowanie leku Kanuma® przyczyni sie do poprawy

sytuacji chorych z chorobami rzadkimi w Polsce.
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8. Zataczniki

8.1. Uzasadnienie utworzenia odrebnej grupy limitowej

dla technologii wnioskowanej

W przypadku leku Kanuma® nie sg spetnione wymagania, o ktérych mowa w art. 15 ust. 3 pkt
1i 3 Ustawy o refundacji. Nie ma to jednak zadnego wptywu na decyzje w zakresie kwalifikaciji
do wspdlnej albo odrebnej grupy limitowej. Zapis punktu 1 (,... w przypadku, gdy droga
podania leku lub jego postac¢ farmaceutyczna w istotny sposdb ma wpltyw na efekt zdrowotny
lub dodatkowy efekt zdrowotny”) dotyczy tylko sytuacji, w ktérej lek zawierajgcy dang
substancje czynng jest juz refundowany (ale jest to lek o innej drodze podania lub innej postaci
farmaceutycznej niz lek wnioskowany). Zapisy punktu 3 dotyczg wytgcznie $Srodkéw
spozywczych specjalnego przeznaczenia. Lek Kanuma® nie jest $rodkiem spozywczym

specjalnego przeznaczenia.

Na podstawie art. 15 Ustawy o refundacji nalezy stwierdzi¢, ze leku Kanuma® 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

skutecznoséci w poréwnaniu do jakiegokolwiek innego obecnie refundowanego preparatu.

Objecie refundacjg sebelipazy alfa moze nastgpi¢ tylko w drodze utworzenie nowej grupy
limitowej. Nie jest mozliwe wigczenie leku Kanuma® do jednej z juz istniejgcych grup
limitowych gdyz nie ma grupy limitowej dla preparatow, ktére miatyby te same wskazania i
przeznaczenia oraz sposob dziatania i udowodniong skutecznosc¢, wiec nie bedzie spetniony

warunek z art. 15 ust. 2 pkt 1 Ustawy o refundaciji.
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8.2. Sprawdzenie zgodnosci

wymaganiami opisanymi w Rozporzadzeniu MZ

w sprawie minimalnych wymagan

Tabela 14.

Check-lista zgodnosci analizy wplywu na system ochrony zdrowia z minimalnymi
wymaganiami przedstawionymi w Rozporzadzeniu MZ w sprawie minimalnych

wymagan

Nr‘

1.

Zadanie

Oszacowanie rocznej liczebnosci populaciji

analizy z minimalnymi

Tak/Nie/nie dotyczy

n/d

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 2.5.1.

1.3.

w ktérej wnioskowana technologia jest obecnie stosowana

TAK, rozdziat 2.5.3.

1.4.

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

TAK, rozdziat 2.5.4.

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

TAK, rozdziat 2.8.

2.1.

Aktualnych

TAK, rozdziat 2.8.1.

2.2.

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

TAK, rozdziat 2.8.1.

llosciowa prognoza rocznych wydatkéw podmiotu
zobowigzanego do finansowania $wiadczen 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 Swiadczen 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 wydatkéw 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 whniosku

TAK, rozdziat 2.8.2.

5.1.

z wyszczegolnieniem sktadowej wydatkéw stanowigcej
refundacje ceny wnioskowanej technologii

TAK, rozdziat 2.8.2.
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Nr ‘ Zadanie Tak/Nie/nie dotyczy

6. wydatkéw podmiotu zobowigzanego do finansowania
Swiadczen ze srodkéw publicznych

Minimalny i maksymalny wariant oszacowania dodatkowych

TAK, rozdziat 2.8.2.

dokonano oszacowan analizy oraz prognoz

Zestawienie tabelaryczne wartosci, na podstawie ktorych

TAK, rozdziat 2.7.

oszacowan analizy oraz prognoz

Wyszczegdlnienie zatozen, na podstawie ktérych dokonano

TAK, rozdziat 6.

wyszczegolnienie zatozenh dotyczgcych kwalifikacii

9.1. | wnioskowanej technologii do grupy limitowej i wyznaczenia

podstawy limitu

TAK, rozdziat 6.

Do analizy dotgczono dokument elektroniczny, umozliwiajacy

10. powtdrzenie wszystkich kalkulacji oraz prognoz TAK
Oszacowan analizy oraz prognoz dokonano w horyzoncie

11. o . . TAK
czasowym wiadciwym dla analizy wptywu na budzet

12. Oszacowan oraz prognoz w analizie dokonano w TAK

szczegolnosci na podstawie rocznej liczebnosci populacji

w analizie wptywu na budzet przedstawiono dodatkowy

12.1. | oinne dane

(w przypadku braku wiarygodnych oszacowan rocznej
liczebnosci populaciji)

wariant, w ktérym oszacowania i prognozy uzyskano w oparciu

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

Oszacowania analizy oraz prognozy przedstawiono w
nastepujacych wariantach

obejmujg instrumenty dzielenia ryzyka),

ryzyka

e z uwzglednieniem proponowanego instrumentu dzielenia
13. ryzyka (jezeli wnioskowane warunki objecia refundacjg

e bez uwzglednienia proponowanego instrumentu dzielenia

TAK

e wart. 15 ust. 3 pkt 1 i 3 Ustawy o refundacji

13.1. utworzenie nowej, odrebnej grupy limitowej)
e wart. 15 ust. 2. 15 ust. 3 pkt 2 Ustawy o refundaciji

kwalifikacje do wspolnej, istniejgcej grupy limitowej)

Wskazano dowody spetnienia wymagan, o ktérych mowa:

(jezeli wnioskowane warunki objecia refundacjg obejmujg

(jezeli wnioskowane warunki objecia refundacjg obejmujg

TAK, rozdziat 8.1.
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8.3. Liczba opakowan technologii wnioskowanej

Tabela 15.
Okreslenie wielkosci dostaw technologii wnioskowanej w przypadku objecia
refundacja, wyrazonej w liczbie opakowan leku (w miesiecznych okresach)
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