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Wykaz skréotow

AOTMIT Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

BIA Analiza wptywu na budzet (z ang. budget impact analysis)

ChPL Charakterystyka Produktu Leczniczego

ICD-10 Miedzynarodowa Statystyczna Klasyfikacja Chordb i Probleméw Zdrowotnych (z ang. International
Statistical Classification of Diseases and Related Health Problems)

Mz Ministerstwo Zdrowia

NFZ Narodowy Fundusz Zdrowia

RSS Instrument dzielenia ryzyka (z ang. Risk Sharing Scheme)
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Streszczenie

Cel

Celem analizy racjonalizacyjnej jest przedsta-
wienie rozwigzan, ktérych wdrozenie spowo-
duje uwolnienie srodkéw publicznych w wielko-
$ci odpowiadajgcej co najmniej wzrostowi kosz-
téw wynikajagcemu z podjecia przez Ministra
Zdrowia decyzji o refundacji terapii skojarzonej
lekami Kaftrio (eleksakaftor, tezakaftor, iwaka-
ftor, skrétowo oznaczany ELX/TEZ/IVA) oraz Ka-
lydeco (iwakaftor) w leczeniu mukowiscydozy
u pacjentéw powyzej 12 roku zycia, ktorzy s3
homozygotyczni  pod wzgledem  mutacji
F508del genu mukowiscydozowego przezbto-
nowego regulatora przewodnictwa (CFTR,
z ang. Cystic Fibrosis Transmembrane Conduc-
tance Regulator) lub heterozygotyczni pod
wzgledem mutacji F508del genu CFTR z mini-
malng wartoscig funkcji (MF, z ang. Minimal
Function).

Metodyka

W analizie wptywu na budzet oszacowano,
ze refundacja terapii skojarzonej lekami Kaftrio
i Kalydeco we wnioskowanym wskazaniu spo-
woduje wzrost wydatkow ptatnika publicznego.
W zwigzku z tym, zgodnie z wymogami ustawy
z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekow, $rod-
kow spozywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego oraz wyrobéw medycznych,
w uzupetnieniu analizy wptywu na budzet wyko-
nano analize racjonalizacyjng. W celu wygospo-
darowania $rodkéw, rownowazgcych wptyw na
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budzet ptatnika decyzji o refundacji lekéw Ka-
ftrio i Kalydeco w leczeniu chorych na mukowi-
scydoze o genotypie F/F oraz F/MF w wieku co
najmniej 12 lat, przedstawiono rozwigzanie ma-
jace na celu optymalizacje wydatkéw ptatnika,

polegajagce  na

s
<
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=l

W przypadku podjecia decyzji o refundacji le-
kow Kaftrio i Kalydeco we wnioskowanym wska-
zaniu prognozowany wzrost wydatkéw pod-
miotu zobowigzanego do finansowania $wiad-
czen ze Srodkéw publicznych wyniesie kolejno

Przeprowadzona analiza racjonalizacyjna wyka-
zata, ze poprzez wdrozenie zaproponowanego
rozwigzania mozna uwolni¢ $rodki finansowe
ptatnika publicznego w wysokosci co naj-
mniej _ rocznie. Uwolnione $rodki
publiczne przewyiszajg oszacowane w analizie
wptywu na budzet, dodatkowe wydatki ptatnika

publicznego kolejno o

Whioski koricowe

Przeprowadzona analiza racjonalizacyjna wyka-
zata, ze proponowane rozwigzania pozwolg
na uwolnienie $rodkéw publicznych w wysoko-
Sci przewyzszajgcej wzrost kosztéw wynikajacy
z analizy wptywu na budzet dla produktow Ka-
ftrio i Kalydeco.
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1 Cel analizy

Celem analizy racjonalizacyjnej jest przedstawienie rozwigzan, ktorych wdrozenie spowoduje uwolnie-
nie srodkow publicznych w wielkosci odpowiadajgcej co najmniej wzrostowi kosztéw wynikajgcemu z
podjecia przez Ministra Zdrowia decyzji o refundacji terapii skojarzonej lekami Kaftrio (eleksakaftor, te-
zakaftor, iwakaftor, skrétowo oznaczany ELX/TEZ/IVA) oraz Kalydeco (iwakaftor) w leczeniu mukowiscy-
dozy u pacjentdéw powyzej 12 roku zycia, ktérzy s3 homozygotyczni pod wzgledem mutacji F508del genu
mukowiscydozowego przezbtonowego regulatora przewodnictwa (CFTR, zang. Cystic Fibrosis
Transmembrane Conductance Regulator) lub heterozygotyczni pod wzgledem mutacji F508del genu

CFTR z minimalng wartoscig funkcji (MF, z ang. Minimal Function).

Analiza zostata wykonana na zlecenie Vertex Pharmaceuticals Poland Sp. z.0.0., w zwigzku z planowa-
nym ztozeniem do ministra wtasciwego do spraw zdrowia wniosku o objecie refundacje leku Kaftrio i Ka-

lydeco:

e Kaftrio (iwakaftor, tezakaftor, eleksakaftor), 56 tabletek a 75 mg/50 mg/100 mg,

e Kalydeco (iwakaftor), 28 tabletek a 150 mg,

w ramach proponowanego programu lekowego ,Leczenie mukowiscydozy przy zastosowaniu iwaka-
ftoru w skojarzeniu z tezakaftorem i eleksakaftorem”. Zapisy programu lekowego przedstawiono w ana-

lizie ekonomicznej (AE Kaftrio 2021).

2 Metodyka

W podstawowym wariancie analizy wptywu na budzet oszacowano, ze refundacja terapii skojarzonej
lekami Kaftrio iKalydeco we wnioskowanym wskazaniu spowoduje wzrost wydatkéw kolejno o
_ w okresie pierwszych dwoch lat refundacji lekdw Kaftrio i Kaly-
deco. W zwigzku z tym, zgodnie z wymogami ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekdw, $rod-
kéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Ustawa 2011),

w uzupetnieniu analizy wptywu na budzet wykonano analize racjonalizacyjna.
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3 Dodatkowe wydatki ptatnika publicznego — zestawienie wynikow
BIA

W wykonanej analizie wptywu na system ochrony zdrowia oszacowano wydatki inkrementalne pod-
miotu zobowigzanego do finansowania Swiadczen ze srodkéw publicznych, zwigzane z refundacjg lekéw
Kaftrio i Kalydeco w pordwnaniu z sytuacjg, bedgca przedtuzeniem obecnej praktyki klinicznej (BIA Ka-

ftrio 2021).

W analizie wptywu na budzet oszacowano, ze refundacja lekow Kaftrio i Kalydeco spowoduje wzrost
wydatkdéw ptatnika publicznego, dlatego rozwazono istniejgce mozliwosci wygospodarowania srodkéw
na ten cel bez zwiekszania tgcznych naktadow finansowych w systemie. W opracowaniu przeanalizo-
wano obowigzujgce reguty finansowania lekdw w poszczegdlnych kategoriach dostepnosci refundacyj-
nej, skupiajac sie przede wszystkim na preparatach, ktére wymagajg najwiekszych naktaddéw finanso-
wych ptatnika publicznego, pod katem mozliwosci ich optymalizacji. Horyzont czasowy analizy racjona-
lizacyjnej jest zgodny z horyzontem przyjetym w analizie wptywu na budzet i obejmuje okres od zakta-
danego wejscia w zycie wnioskowanej decyzji refundacyjnej (1 stycznia 2022 r.) do konca okresu obo-
wigzywania pierwszej decyzji refundacyjnej dla produktow Kaftrio i Kalydeco w rozwazanym wskazaniu

(31 grudnia 2023 r.).

Tabela 1. Dodatkowe wydatki ptatnika w analizie BIA.

Horyzont czasowy Dodatkowe wydatki ptatnika publicznego
Rok 2022 ]
Rok 2023 ]

W przypadku podjecia decyzji o objeciu refundacjg, prognozowany wzrost wydatkéw podmiotu zobo-

wigzanego do finansowania $wiadczen ze srodkdéw publicznych wynosi _
_ w kolejnych latach horyzontu czasowego, i jest to kwota, jakg w analizowanym okre-
sie nalezy wygospodarowac w systemie ochrony zdrowia, aby pokry¢ wydatki wynikajgce z decyzji o
refundacji produktow Kaftrio i Kalydeco w rozwazanym wskazaniu, nie powodujac przy tym koniecznosci

zwiekszenia obcigzen budzetu pfatnika publicznego.
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4  Proponowane rozwigzanie: _

Proponowany mechanizm polega na

Kalkulacje wysokos$ci uwolnionych srodkdow, wynikajgcych z wprowadzenia zaproponowanego rozwig-
zania racjonalizacyjnego, przedstawiono ponizej. Analize wykonano w horyzoncie czasowym zgodnym

z horyzontem analizy wptywu na budzet.

Prognoze rocznej wysokosci uwolnionych srodkdw w wyniku realizacji proponowanego mechanizmu

przedstawiono w ponizszej tabeli.

Tabela 2. Prognozowane uwolnione srodki wynikajgce z wprowadzenia proponowanego rozwigzania.

stan aktualny (I I

Stan po wprowadzeniu proponowanego rozwigzania

Uwolnione srodki [z]

Prognozowana wysokos¢ srodkéw uwolnionych z budzetu w wyniku wprowadzenia zaktadanego rozwia-

zania wynosi _ rocznie.

w leczeniu mukowiscydozy u pacjentéw w wieku co najmniej 12 lat,

Kaftrio® + Kalydeco®
(eleksakaftor/tezekaftor/iwakaftor

+ iwakaftor) genu CFTR

ktdrzy s3 homozygotyczni pod wzgledem mutacji F508del genu CFTR
lub heterozygotyczni z mutacjg F508del i mutacjg minimalnej funkcji
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5 Bilans wydatkow ptatnika

Zestawienie prognozowanych dodatkowych wydatkéw ptatnika wynikajgcych z podjecia decyzji o refun-
dacji produktow Kaftrio i Kalydeco, oraz szacowanej wielkosci uwolnionych srodkdéw budzetowych wy-
nikajgcych z wprowadzenia proponowanego mechanizmu racjonalizacyjnego, zamieszczono w ponizszej
tabeli. Przyjeto zatozenie, ze kwoty oszczednosci zwigzane z proponowanym mechanizmem w kolejnych

latach bedg state.

Tabela 3. Bilans wydatkéw ptatnika.
Horyzont czasowy Przyrost wydatkéw Uwolnione $rodki Bilans wydatkéw
Rok 2022 | | I
Rok 2023 | | I
Wdrozenie proponowanego rozwigzania racjonalizacyjnego pozwoli na uwolnienie srodkéw publicznych

przewyzszajgcych szacowane w analizowanym okresie wydatki ptatnika wynikajgce z decyzji refundacyj-

nej dla lekéw Kaftrio i Kalydeco.

6 Whnioski koncowe

Przeprowadzona w ramach niniejszego opracowania analiza racjonalizacyjna wykazata, ze proponowane
rozwigzania pozwolg na uwolnienie srodkéw publicznych w wysokos$ci co najmniej réwnowazgcej wzrost

kosztow wynikajacy z analizy wptywu na budzet dla produktow Kaftrio i Kalydeco.

Obliczenia zwigzane z proponowanym rozwigzaniem racjonalizacyjnym uwzgledniajg najbardziej aktu-
alne — na chwile przeprowadzania analizy — informacje dotyczace zuzycia analizowanych lekéw iich
kosztéw, dostepne na podstawie publikowanych materiatéw Narodowego Funduszu Zdrowia i Minister-

stwa Zdrowia.
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Pismiennictwo
BIA Kaftrio 2021 _ Kaftrio® + Kalydeco® (eleksakaftor/tezekaftor/iwakaftor

+ iwakaftor) w leczeniu mukowiscydozy u pacjentdéw w wieku co najmniej 12 lat, ktorzy sg
homozygotyczni pod wzgledem mutacji F508del genu CFTR lub heterozygotyczni z mutacjg
F508del i mutacjg minimalnej funkcji genu CFTR. Analiza Wptywu na Budzet. Krakow 2021

MZ 21/12/2020 Obwieszczenie Ministra Zdrowia z dnia 21 grudnia 2020 r. w sprawie wykazu refundowa-
nych lekéw, srodkdw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow
medycznych na dzien 1 stycznia 2021 r.

UR 11/2020/IV Uchwata Nr 11/2020/IV Rady Narodowego Funduszu Zdrowia z dnia 21 pazdziernika 2020
roku w sprawie przyjecia okresowego sprawozdania z dziatalnosci Narodowego Funduszu
Zdrowia za Il kwartat 2020 .

Ustawa 2011 Ustawa z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekow, sSrodkéw spozywczych specjalnego prze-
znaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych, z pdzn. zm. Dz.U. 2011 nr 122 poz.
696.

w leczeniu mukowiscydozy u pacjentéw w wieku co najmniej 12 lat,
ktdrzy s3 homozygotyczni pod wzgledem mutacji F508del genu CFTR
lub heterozygotyczni z mutacjg F508del i mutacjg minimalnej funkcji
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