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W dniu 23 kwietnia 2021 r. analiza wptywu na system ochrony zdrowia zostata zaktualizowana
w zwigzku z uwagami zawartymi w PiSmie Ministra Zdrowia OT.4230.7.2021.MKS.19 z dnia 8

kwietnia 2021 r. Pierwotnie analiza zostata zakonczona 8 grudnia 2020 r.

Autorzy Wykonywane zadania

Koncepcja analizy;
o Kontrola jakosci

Zdefiniowanie populaciji;

Oszacowanie wielkosci populacji docelowej;
Opracowanie mozliwych scenariuszy;
Aspekty etyczne i spoteczne ;

Ocena kosztéw;

Whioski koncowe

e Ocena kosztow;
Opracowanie mozliwych scenariuszy;
e Wnhnioski koncowe

e Kontrola jakosci

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

i Michata Jachimowicza.
Konflikt interesow:

Raport wykonano na zlecenie firmy Ferring Pharmaceuticals Poland Sp. z o. o., ktéra

finansowata prace.

Autorzy nie mieli innego rodzaju konfliktu intereséw.
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zapalenia jelita grubego — analiza wptywu na system ochrony
zdrowia

Indeks skrotow

Skrot
5-ASA
AOTMIT
BSC
BUD
ChPL
Cl
CR

Rozwiniecie

ang. 5-aminosalicylic acid — aminowe pochodne kwasu salicylowego, np. mesalazyna

Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikaciji

ang. best supportive care — najlepsze leczenie wspomagajgce

budezonid

Charakterystyka Produktu Leczniczego

ang. confidence interval — przedziat ufnosci

ang. complete response — catkowita odpowiedz

ang. European Article Number — Europejski Kod Towarowy

ang. Global Trade Iltem Number — Globany Numer Jednostki Handlowej

kolagenowe zapalenie jelita grubego

limfocytowe zapalenie jelita grubego

mesalazyna

ang. multi-matrix system - system wielomacierzowy

Minister Zdrowia

mikroskopowe zapalenie jelit

mikroskopowe zapalenie jelita grubego

nie dotyczy

Narodowy Fundusz Zdrowia

polski ztoty

ang. risk sharing scheme — schemat podziatu ryzyka

wrzodziejgce zapalenie jelita grubego
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Streszczenie

CEL | ZAKRES

Celem analizy wptywu na system ochrony zdrowia jest oszacowanie wydatkow ptatnika
publicznego w przypadku podjecia pozytywnej decyzji o finansowaniu ze srodkoéw publicznych
leku Cortiment MMX® (budezonid, BUD) stosowanego w indukcji remisji u chorych z aktywnym
mikroskopowym zapaleniem jelita grubego (MZJG), finansowanego w ramach Wykazu lekéw

refundowanych w kategorii dostepnosci refundacyjnej: lek dostepny w aptece na recepte.

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 aktywng postacig mikroskopowego zapalenia jelita grubego. We wskazanej
populacji w przypadku braku refundacji budezonidu, chorzy pozbawieni sg jedynej skutecznej

i zalecanej terapii w leczeniu MZJG.

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 aktualng na dzien poczatku horyzontu czasowego
analizy, w ktérej technologia wnioskowana zgodnie z Wykazem lekéw refundowanych nie
bedzie refundowana w omawianym wskazaniu z budzetu pfatnika publicznego (1 maja 2021
roku konczy sie decyzja refundacyjna we wskazaniu off label — mikroskopowe zapalenie jelit -
MZJ dla leku Cortiment MMX®). W scenariuszu tym, w leczeniu mikroskopowego zapalenia
jelita grubego stosowane sg BSC (ang. best supportive care — najlepsze leczenie
wspomagajgce) oraz nierefundowane leki: mesalazyna, budezonid. W scenariuszu
prognozowanym (nowym) analizowano sytuacje, w ktorej budezonid stosowany w leczeniu
MZJG bedzie finansowany ze srodkéw publicznych. Dla kazdego ze scenariuszy rozpatrywano

3 alternatywne warianty: najbardziej prawdopodobny, minimalny oraz maksymalny.
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W analizie zgodnie z wnioskiem refundacyjnym uwzgledniono, ze lek po wydaniu pozytywnej
decyzji refundacyjnej dostepny bedzie w aptece na recepte i wydawany bedzie
Swiadczeniobiorcy za odptatnoscig ryczattowg. Uwzgledniono ponadto finansowanie leku

w istniejgcej grupie limitowej.

Catkowite koszty uwzgledniane w poszczegdélnych scenariuszach (wynikajgce z kosztow
réznigcych leczenia), wyznaczono na podstawie: kosztu lekéw, kosztu monitorowania i oceny

skutecznosci leczenia oraz kosztu hospitalizacji.

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

wrazliwosci.
WYNIKI

Oszacowanie populacji
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Po podjeciu pozytywnej decyzji o finansowaniu ze srodkéw publicznych budezonidu nastgpi
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Wydatki inkrementalne w perspektywie wspodlnej

Po podjeciu pozytywnej decyzji o finansowaniu ze srodkéw publicznych budezonidu nastgpi
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W niniejszej pracy oceniono wptyw na system ochrony zdrowia w Polsce decyzji
o zakwalifikowaniu budezonidu (Cortiment MMX®) do finansowania w ramach Wykazu lekoéw
refundowanych w kategorii dostepnosci refundacyjnej: lek dostepny w aptece na recepte za

odptatnoscig ryczattowa.

Bezposrednig konsekwencjg tej decyzji bedzie zagwarantowanie dostepu do skutecznej
i jedynej zalecanej opcji terapeutycznej w indukcji remisji u chorych z aktywnym
mikroskopowym zapaleniem jelita grubego. W przypadku braku pozytywnej decyzji dla
analizowanego wskazania dla leku Cortiment MMX®, lekarze bedg mogli zaleca¢ swoim
pacjentom stosowanie nierefundowanych opcji terapeutycznych lub lekéw o mniejszej
skutecznosci i nizszym profilu bezpieczenstwa. W przypadku pozytywnej decyzji

refundacyjnej, bedg jednak mogli nadal stosowac¢ skuteczng, dostepng dla wszystkich terapie

z wykorzystaniem leku Cortiment MMX®,

I ' konsekwencji finansowanie leku Cortiment MMX® zapewni chorym na
mikroskopowe zapalenie jelita grubego dostep do skutecznego oraz bezpiecznego leczenia,

chronigc chorych przed pogorszeniem jakosci zycia zwigzanej z ucigzliwoscig

niekontrolowanych objawéw analizowanego schorzenia.
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Cortiment MMX® nalezy oczekiwaé duzej korzysci zdrowotnej dla waskiej grupy chorych,
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dlatego tez finansowanie technologii jest etycznie i spotecznie uzasadnione. Ponadto decyzja

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

Celem analizy wptywu na system ochrony zdrowia jest oszacowanie wydatkow ptatnika
publicznego w przypadku podjecia pozytywnej decyzji o finansowaniu ze srodkoéw publicznych
leku Cortiment MMX® (budezonid, BUD) stosowanego w indukcji remisji u chorych z aktywnym
mikroskopowym zapaleniem jelita grubego. Ponadto, w ramach niniejszej analizy oceniano
etyczne oraz spoteczne konsekwencje podjecia pozytywnej decyzji o finansowaniu ze srodkow

publicznych leku Cortiment MMX® w przedstawionym wskazaniu.

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

zatozen.

2. Analiza wptywu na budzet

2.1. Metodyka analizy

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

Wytyczne AOTMIT oraz Ustawe o refundaciji.

N

3. Przeprowadzono prognoze liczebnosci populacji w kolejnych latach horyzontu

czasowego, poczgwszy od maja 2021 roku.

5. Na podstawie wynikéw przeprowadzonej analizy ekonomicznej oszacowano koszty terapii
technologii wnioskowanej oraz mesalazyny. W niniejszej analizie uwzgledniono réwniez

komparator BSC, dla ktérego wykonano modelowanie w oparciu o dodatkowe dane
dotyczace skutecznosci na podstawie publikacji Sebastian 2019. | G
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10.

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 srodkéw

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

wnioskowanej 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 srodkéw publicznych.
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W analizie przyjeto 2-letni horyzont czasowy, obejmujgcy okres od maja 2021 do kwietnia
2023. Uzasadnieniem przyjecia takiego horyzontu czasowego jest brak alternatywnej
technologii refundowanej w rozwazanym wskazaniu. W zwigzku z tym, iz lek Cortiment MMX®
jest jedyng zalecang opcja terapeutyczng w leczeniu chorych na MZJG oraz jest refundowany
we wskazaniu off label (w leczeniu MZJ) jedynie do kwietnia 2021 roku, a w rozpatrywanym
horyzoncie czasowym, w scenariuszu istniejgcym nie jest refundowang opcjg terapeutyczng,

powinien szybko osiggna¢ zaktadany udziat w rynku.

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

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

Zgodnie z Rozporzgdzeniem MZ w sprawie minimalnym wymagan, dotyczagcym minimalnych
wymagan, jakie muszg spetnia¢ analizy wptywu na budzet, analiza zostata przeprowadzona w

dwoéch wariantach:

o z perspektywy podmiotu zobowigzanego do finansowania $wiadczen ze srodkow
publicznych (ptatnik publiczny?)
e oraz dodatkowo z perspektywy wspodlnej podmiotu zobowigzanego do finansowania

Swiadczen ze srodkdw publicznych oraz swiadczeniobiorcy (ij. pacjenta).
2.4. Scenariusze poréwnywane

W analizie wptywu na budzet rozwazano dwa scenariusze: istniejgcy oraz scenariusz nowy.
Scenariusz istniejgcy obrazuje sytuacje aktualng na dzien poczatku horyzontu czasowego
analizy, w ktérej technologia wnioskowana zgodnie z Wykazem lekéw refundowanych nie
bedzie refundowana w omawianym wskazaniu z budzetu ptatnika publicznego (1 maja 2021

roku konczy sie decyzja refundacyjna we wskazaniu off label — MZJ dla leku Cortiment MMX®).

W scenariuszu nowym przyjeto sytuacje, w ktorej technologia wnioskowana jest refundowana
w indukcji remisji u pacjentow z aktywnym mikroskopowym zapaleniem jelita grubego.

W scenariuszu tym lek bedzie dostepny w aptece na recepte i wydawany swiadczeniobiorcy

1 Zgodnie z art. 14 Ustawy o $wiadczeniach opieki zdrowotnej.
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za odptatnoscig ryczattowg. W analizie uwzgledniono finansowanie tej technologii medyczne;j
w istniejgcej grupie limitowej, zgodnie z uzasadnieniem wskazanym w zatgczniku (rozdziat
8.1.).

Dla kazdego ze scenariuszy przyjeto 3 mozliwe warianty, zalezne od szacowanej na kolejne

lata, wielkosci populacji docelowej. Wptyw na budzet ptatnika, wyznaczony zostat jako réznica

pomiedzy tymi scenariuszami.

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

Zgodnie z ChPL Cortiment MMX®, budezonid wskazany jest:

¢ do indukcji remisji u dorostych pacjentéw z tagodng do umiarkowanej, aktywng postacig
wrzodziejgcego zapalenia jelita grubego, gdzie leczenie preparatami 5-ASA jest
niewystarczajgce;

e w indukcji remisji u pacjentow z aktywnym mikroskopowym zapaleniem jelita grubego.

Zgodnie z Wykazem lekéw refundowanych lek Cortiment MMX® jest refundowany w leczeniu
chorych na mikroskopowe zapalenie jelit do konca kwietnia 2021 roku (zgodnie z okresem
decyzji refundacyjnej, ktéra wydana zostata dla rozwazanego wskazania jeszcze jako
wskazania pozarejestracyjnego). Od poczatku maja 2021 roku lek Cortiment MMX® nie bedzie
juz refundowany w leczeniu chorych na mikroskopowe zapalenie jelita, w ramach wskazania

pozarejestracyjnego w zwigzku ze zmiang zakresu zarejestrowanych wskazan dla tego leku.

Zgodnie z danymi przedstawionymi na stronie Stowarzyszenia J-elita [Dane Stowarzyszenia
J-elita] zachorowalnos¢ na wrzodziejgce zapalenie jelita grubego (WZJG) w Polsce szacuje
sie na okoto 700 przypadkéw rocznie, a liczba chorych w Polsce wynosi ok. 30 000 — 40 000
tys. Biorgc pod uwage dane Stowarzyszenia J-elita o odsetku chorych z ciezkg postacig
choroby (10%), populacja chorych z tagodng do umiarkowanej postacig choroby moze wynosic
okoto 27 000 — 36 000.

tacznie na catym Swiecie czestos¢ wystepowania mikroskopowego zapalenia jelita grubego
wynosi 4,1 przypadkéw na 100 000 osobolat i 4,9 przypadkéw na 100 000 osobolat
odpowiednio w odniesieniu do kolegenowego zapalenia jelita grubego (KZJG) i limfocytowego

zapalenia jelita grubego (LZJG) [Miehlke 2019]?. W Europie zapadalno$¢ na KZJG wynosi 1,1-

2 KZJG oraz LZJG stanowig podtypy mikroskopowego zapalenia jelita grubego.
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5,2/100 000/rok, a na LZJG 3,1-4,0/100 000/rok. Brak jest danych dotyczacych epidemiologii
tej choroby w Polsce [Chreptowicz 2016].

Jedynym odnalezionym zrodtem literaturowym przyblizajgcym liczbe chorych na MZJG w
Polsce jest Opracowanie AOTMIT 2015. Zgodnie z przedstawiong tam oceng eksperta

klinicznego, chorych na mikroskopowe zapalenia jelit jest 20 000.

Populacje, u ktérej technologia wnioskowana moze zostaé zastosowana oszacowano
zakfadajgc, ze przedstawione powyzej dane dotyczgcg chorobowosci tagodnej i umiarkowanej
WZJG oraz MZJG, dotyczg chorych, u ktérych wystepuje bgdz wystgpi aktywna postac
choroby. W obliczeniach przyjeto takze, ze u wszystkich rozwazanych chorych na WZJG,

niewystarczajgca bedzie terapia 5-ASA.

W tabeli ponizej przedstawiono zestawienie oszacowania liczebnosci populacji badanej dla

wnioskowanej technologii medycznej.

Tabela 1.
Liczba chorych stanowigca populacje u ktérych technologia wnioskowana moze zostaé
zastosowana

Podsumowanie
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2.5.2. Populacja docelowa, wskazana we wniosku

Wskazanie wnioskowane obejmuje wezszg populacje niz zarejestrowane, okreslone w ChPL
Cortiment MMX®. Populacja wskazana we wniosku refundacyjnym oraz oceniana w niniejszej
analizie (populacja docelowa) obejmuje chorych z aktywnym mikroskopowym zapaleniem
jelita grubego kwalifikujgcych sie do leczenia indukujacego.

W celu oszacowania populacji docelowej w niniejszej analizie przyjeto konserwatywnie, ze
rozpatrywana bedzie jedynie populacja chorych nowo diagnozowanych na mikroskopowe
zapalenie jelita grubego. Brak jest doktadnych danych dotyczgcych aktualnej liczby chorych
z aktywng postacig choroby, a ponadto biorgc pod uwage, ze zgodnie z badaniami klinicznymi
uwzglednionymi w modelowaniu ekonomicznym [Analiza ekonomiczna] najwiekszy odsetek
chorych, u ktérych nastepuje nawrét wystepuje od 2 do 3 miesiecy od zakonczenia leczenia
budezonidem, przyjete zatozenie nie powinno stanowi¢ duzego ograniczenia niniejszej

analizy.
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Tabela 2.

Populacja docelowa, wskazana we wniosku

2.5.3. Populacja, w ktérej technologia wnioskowana jest

obecnie stosowana

Obecnie Cortiment MMX® stosowany jest w indukcji remisji u dorostych pacjentéow z tagodng
do umiarkowanej, aktywng postacig wrzodziejgcego zapalenia jelita grubego, gdzie leczenie

preparatami 5-ASA jest niewystarczajgce.

Zgodnie z Wykazem lekow refundowanych lek jest réwniez refundowany w leczeniu chorych
na mikroskopowe zapalenie jelit do konca kwietnia 2021 roku (zgodnie z okresem decyzji
refundacyjnej, ktéra wydana zostata dla rozwazanego wskazania jako wskazania
pozarejestracyjnego). Dodatkowo lek jest objety refundacjg réwniez w innych wskazaniach

pozarejestracyjnych:

e postaci jelitowej przeszczep przeciw gospodarzowi;
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e indukcji remisji u pacjentow pediatrycznych z fagodng do umiarkowanej, aktywng
postacig wrzodziejgcego zapalenia jelita grubego, gdzie leczenie preparatami 5-ASA
jest niewystarczajgce;

e indukcjg remisji u pacjentow pediatrycznych z fagodng do umiarkowanej, aktywng
postacig choroby Lesniowskiego-Crohna z zajeciem jelita grubego, gdzie leczenie

preparatami 5-ASA jest niewystarczajgce.

Zgodnie z dostepnymi danymi DGL w okresie styczen-sierpien 2020 r. zrefundowanych
zostato 18 790 opakowan leku [Dane DGL]. W celu oszacowania przyblizonej liczby chorych
aktualnie leczonych technologig wnioskowang, zatozono, ze dla wszystkich wskazanh chorzy
odbywali 8 tygodniowg terapie z dzienng dawkg leku 9 mg. Zrefundowang liczbe mg -
5073300 mg (oszacowane dla wskazanej wyzej liczby zrefundowanych opakowan
i zawartosci opakowania 270 mg) podzielono przez zuzycie dla 8. tygodni leczenia (504 mg),
otrzymujgc w ten sposob, ze w okresie styczen-sierpienh 2020 r. byto leczonych tgcznie ok.
10 066 chorych. Przyjmujac, ze w kazdym analizowanym miesigcu leczona jest rowna liczba
chorych, oszacowano, ze aktualna liczba leczonych chorych (roczna) wyniesie ok. 15 099.
Oszacowanie to ma charakter maksymalny, gdyz nie uwzglednia mozliwosci stosowania

budezonidu w podtrzymaniu.

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

spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu refundacjaq

WZJG oraz pozostate wskazania pozarejestracyjne

Wykorzystujac przedstawione w powyzszym rozdziale oszacowania na podstawie
Danych DGL oraz zalozenie, ze w okresie refundacji styczen-sierpien 2020 r. zostata
przeleczona proporcjonalna do okresu refundacji czes$¢ chorych®z 900 nowo diagnozowanych
z MZJG (z dawkowaniem 9 mg na dobe) obliczono, ze w tym czasie zostato zrefundowanych
302 400 mg wsrdd chorych na MZJG. Zaktadajac, ze refundacja dla pozostatych wskazan

pozarejestracyjnych zostanie przedtuzona i odejmujgc te wartos¢ od catkowitej liczby

3 Oszacowano liczbe chorych przeleczonych w ciggu o$miu miesiecy zakfadajac, ze w kazdym miesigcu
refundacji uwzglednionym z Danych DGL, leczona byta taka sama liczba chorych nowodiagnozowanych
(75 chorych z rocznej liczby 900 osdb, czyli tgcznie w okresie o$miu miesiecy 600 chorych)
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zrefundowanych mg, oszacowano, ze wérdd chorych leczonych budezonidem we wszystkich
wskazaniach (poza MZJG) zrefundowano 4 770 900 mg, co przy zatozeniu zuzycia 504 mg w
catym cyklu leczenia na jednego chorego oznacza, ze w analizowanym okresie leczono ok. 9
466 chorych. Przy zatozeniu, ze miesiecznie leczy sie taka sama liczba chorych, mozna
oszacowac, ze w kolejnych latach refundacji w indukcji remisji u dorostych pacjentéw z tagodng
do umiarkowanej, aktywng postacig wrzodziejgcego zapalenia jelita grubego, gdzie leczenia
preparatami 5-ASA jest niewystarczajgce i innych wskazaniach pozarejestracyjnych (poza
MZJG) technologig wnioskowang bedzie leczonych w przyblizeniu ok. 14 199 chorych w obu

latach refundaciji.
MZJG

Populacje, w ktérej wnioskowana technologia bedzie stosowana w indukcji remisji u pacjentéw
Z aktywnym mikroskopowym zapaleniem jelita grubego przy zatozeniu, ze minister wiasciwy
do spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu refundacjg, oszacowano na podstawie
prognozowanych udziatéw, jakie lek Cortiment MMX® osiggnie w populacji docelowej oraz

oszacowan wielkosci populacji docelowej (rozdziat 2.5.2.).
2.5.4.1. Udzialy w rynku

Udziaty w rynku technologii wnioskowanej i komparatorow okreslono na podstawie Badania

ankietowego.

W analizie podstawowej uwzgledniono 2 z komparatoréw — mesalazyne oraz BSC. | Gz

Oszacowanie udziatéw w rynku przedstawiono w ponizszych tabelach.

Tabela 4.
Udziaty w rynku w scenariuszu istniejagcym
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Tabela 5.
Udzialy w rynku w scenariuszu nowym

2.5.4.2. Oszacowanie wielkosci populacji chorych leczonych

technologiag wnioskowana

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

2.5.2.) oszacowano liczbe chorych leczonych technologig wnioskowana.

Tabela 6.
Oszacowanie liczebnosci populacji, w ktérej wnioskowana technologia bedzie
stosowana

Wielko$¢ dostaw budezonidu (Cortiment MMX®), konieczng do zastosowania terapii w

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

spraw zdrowia nie wyda decyzji o objeciu refundacja

W przypadku braku wydania pozytywnej decyzji dotyczgcej refundacji budezonidu w indukcji
remisji u chorych z aktywng postacig mikroskopowego zapalenia jelita grubego, lek ten bedzie
dalej stosowany w indukcji remisji u dorostych pacjentéw z tagodng do umiarkowanej, aktywng
postacig wrzodziejgcego zapalenia jelita grubego, gdzie leczenia preparatami 5-ASA jest
niewystarczajgce. W przypadku przedtuzenia pozostatych wskazan pozarejestracyjnych (z
wyjatkiem mikroskopowego zapalenia jelit) populacja ta, bedzie zblizona do przedstawionej w
powyzszym rozdziale populacji dla chorych z WZJG i pozostalych wskazan

pozarejestracyjnych.

2.5.6. Podsumowanie oszacowan liczebnosci populacji

zdefiniowanych w minimalnych wymaganiach

W tabeli ponizej przedstawiono wartosci oszacowan populacyjnych wykonanych w niniejszej

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

Tabela 7.
Podsumowanie oszacowan liczebnosci populacji zdefiniowanych w Rozporzadzeniu
MZ w sprawie minimalnych wymagan

111
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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.

Dodatkowo z uwagi na uwzglednienie w analizie wrazliwosci dodatkowych komparatoréw
koszty stosowania nieuwzglednionego w analizie ekonomicznej loparemidu okreslono de
novo. Koszty leczenia dla pozostatych komparatorow dotgczonych do wariantu analizy
wrazliwosci (steroidy systemowe i leki immunosupresyjne) zostaty zaczerpnigete z Analizy
ekonomicznej. Ich wycena zostata opisana w Analizie ekonomicznej w rozdziale dotyczgcym

kosztéw lekéw stosowanych w przypadku braku odpowiedzi / nieskutecznosci leczenia.

W analizie z perspektywy ptatnika publicznego oraz z perspektywy wspoélnej uwzgledniono i

oceniano nastepujgce kategorie kosztow bezposrednich medycznych:

o koszty lekdéw (podawanych w pierwszej i w kolejnych liniach leczenia);
e Kkoszty monitorowania i oceny skutecznosci leczenia;

e koszty hospitalizacji.

Pozostate kategorie kosztéw bezposrednich: koszty leczenia zdarzen niepozgdanych, koszty
podania i przepisania leku, koszty diagnostyki uznano za nieréznigce, zaliczajac je do kategorii
kosztéw wspdinych. Koszty te (jako koszty wspodlne dla technologii wnioskowanej

i komparatora) nie majg wptywu na wyniki analizy. Nie byly zatem ostatecznie brane pod
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uwage w obliczeniach. W ponizszej tabeli wyszczegdlniono poszczegdlne koszty nierdznigce

oraz przedstawiono zasadnos$¢ kwalifikacji do kategorii kosztow nieréznigcych.

Tabela 8.
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.

Dotyczy wszystkich chorych leczonych technologig oceniang i

KEEZY ClEE TS komparatorem w tej samej wysokosci

Ze wzgledu na doustng posta¢ wszystkich lekéw rozwazanych w
analizie, nie przypisano im oddzielnych kosztéw podania.
Koszt podania i przepisania lekow Zalozono natomiast, ze przepisanie leku bedzie odbywac sie w
ramach diagnostyki, ktorej koszt jest rowniez kosztem
nieréznigcym

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, koszt
komparatora nieuwzglednionego w analizie ekonomicznej (loperamidu) oraz modelowanie i
podsumowanie kosztow. W przypadku nieuwzglednionego w Analizie ekonomicznej BSC
zatozono brak kosztow komparatora (brak aktywnego leczenia). Przy czym reszte wyceny

kosztow przyjeto jak dla mesalazyny.
2.6.1. Koszt stosowania wnioskowanej technologii medycznej

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

prezentacji lekéw.
2.6.1.1. Dawkowanie

Na podstawie Charakterystyki Produktu Leczniczego Cortiment MMX® okreslono, ze w indukcji
remisji u pacjentéw z aktywnym mikroskopowym zapaleniem jelita grubego budezonid
podawany jest w dawce 9 mg na dobe przez okres do 8 tygodni. Dawka ta byta rowniez
stosowana u chorych w badaniach odnalezionych w ramach przeglagdu systematycznego
Analizy klinicznej. W analizie podstawowej przyjeto zatem stosowanie BUD w dawce 9 mg na

dobe przez okres 8 tygodni (indukcja).
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2.6.1.2. Ceny poszczegolnych prezentacji

Zgodnie z Wykazem lekéw refundowanych lek Cortiment MMX® jest refundowany w leczeniu
chorych na mikroskopowe zapalenie jelita grubego do kohca kwietnia 2021 roku (zgodnie z
okresem decyzji refundacyjnej, ktéra wydana zostata dla MZJ jako wskazania
pozarejestracyjnego). W rozwazanym horyzoncie analizy wplywu na budzet, w scenariuszu
istniejgcym przyjeto, iz lek nie bedzie refundowany i dostepny bedzie dla chorych w cenie

detalicznej zgodnej z Wykazem lekéw refundowanych.

W analizie zgodnie z wnioskiem refundacyjnym uwzgledniono, ze lek po wydaniu pozytywnej
decyzji refundacyjnej dostepny bedzie w aptece na recepte i wydawany bedzie
Swiadczeniobiorcy za odptatnoécig ryczattowg. Uwzgledniono ponadto finansowanie leku w

istniejacej grupie limitowej, zgodnie z uzasadnieniem wskazanym w rozdziale 8.1. gdzie

podstawa limitu jest wnioskowana prezentacja leku.

Wartosci poszczegdlnych cen leku prezentuje ponizsza tabela (Tabela 9.).

Tabela 9.
Ceny lekéw uwzglednione w analizie (PLN)

Na podstawie wskazanego dawkowania oraz cen lekdw wyznaczono koszt lekow w

przeliczeniu na opakowanie oraz cykl leczenia (8 tygodni). Wartosci wskazano w ponizszej
tabeli.
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Tabela 10.

Koszt lekéw w analizowanym wskazaniu, brany pod uwage w analizie (PLN)

W analizie wrazliwosci, w scenariuszu istniejgcym, w perspektywie wspdlnej uwzgledniono
rowniez koszt BUD biorgc pod uwage cene opakowania leku Entocort® 3 mg, 100 tabl. rowng
370,28 PLN (na podstawie Wykazu lekéw refundowanych optatnosé 100% w analizowanym

wskazaniu).

2.6.2. Koszt komparatora nieuwzglednionego w analizie

ekonomicznej — loperamidu (analiza wrazliwosci)

Koszt stosowania loperamidu zostat oszacowany na podstawie Wykazu lekow refundowanych
(Tabela 11).

Tabela 11.
Ceny loperamidu refundowanego w ramach katalogu A1 Wykazu lekéw refundowanych
(PLN)

Cena Urzedowa Cena Wysokos¢ a5
. Cena S Wysokos¢é doptaty
Prezentacje zbytu cena hurtowa ; limitu i .
detaliczna . . Swiadczeniobiorcy

netto zbytu brutto finansowania

Loperamid WZF,
tabl., 2 mg,
opakowanie 30
tabl.

W analizie przyjeto, ze loperamid bedzie podawany chorym zgodnie z dawkowaniem
przedstawionym w ChPL Loperamid WZF®, tj. w dawce 4 mg dziennie (224 mg na cykl 8
tygodniowy). W ponizszej tabeli zawarto koszty stosowania loperamidu uwzglednione

W niniejszej analizie.
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Tabela 12.

Koszty stosowania loperamidu uwzglednione w analizie wrazliwosci (PLN)

Koszt w perspektywie NFZ Koszt w perspektywie wspoélnej

2.6.3. Modelowanie kosztow

Koszty uwzglednione w niniejszym opracowaniu stanowig wynik przeprowadzonego
modelowania w Analizie ekonomicznej dla BUD i MES oraz dodatkowego modelowania
wykonanego dla BSC. W niniejszej analizie wpltywu na budzet uwzgledniono
niezdyskontowane roczne koszty terapii leczenia technologig wnioskowang (7 cykli leczenia?)
oraz komparatorami. Zatozono, ze grupie nowo diagnozowanych chorych przypisywany jest

jedynie jeden rok terapii, analogicznie do zatozen horyzontu modelowania ekonomicznego.

Model ekonomiczny uwzglednia poréwnanie budezonidu z komparatorem — mesalazyng w
rocznych horyzoncie czasowym oraz wykonane dodatkowo (uwzglednione w wariancie analizy
wrazliwosci) porownanie budezonidu z BSC. Zmiany pomiedzy uwzglednionymi w modelu
stanami - indukcji, remisji bez leczenia (1), remisja bez leczenia (2+), braku odpowiedzi i zgonu
mogg zachodzi¢ w cyklach 8 tygodniowych, co odpowiada czasowi indukcji leczenia.
Prawdopodobienstwa przejs¢ pomiedzy stanami oparto na wynikach randomizowanych badan
klinicznych dla budezonidu. Ze wzgledu na krotki horyzont w modelowaniu nie uwzgledniono
korekty potowy cyklu. W zwigzku z tym, iz w ramach Analizy wptywu na system ochrony
zdrowia, w analizie podstawowej uwzgledniono réwniez dodatkowy komparator — BSC,
przeprowadzono dla niego analogiczne modelowanie jak dla BUD i BSC w dodatkowym
wariancie Analizy ekonomicznej, zaprezentowanym w ramach analizy wrazliwosci.
Prawdopodobienstwo uzyskania remisji po 8 tygodniach leczenia BSC przyjeto na podstawie

przegladu systematycznego Sebastian 2019 i wynosito ono 38,28%.

Pierwszym cyklem w modelowaniu jest indukcja, w trakcie ktorej chory otrzymuje leczenie
technologig wnioskowang lub komparatorem (w przypadku BSC nie uwzgledniono stosowania
lekéw, przyjmuje sie wiec indukcje dla BSC, jako czas, w ktérym objawy mogg ustgpic

samoistnie). W tym stanie oprocz lekéw, chory jest takze monitorowany i moze byé

4 Przy czym 1 cykl leczenia to 8 tygodni.
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hospitalizowany. Po rozpoczeciu leczenia i ocenie odpowiedzi chorzy przechodzg do
odpowiednich stanéw — remisji bgdZz braku odpowiedzi na leczenie. Model uwzglednia
mozliwo$¢ powrotu ze standw remisji do indukcji leczenia. W przypadku braku odpowiedzi na
leczenie chory pozostaje w tym stanie, moggc stosowac¢ leczenie lekami dodatkowymi, a takze
jest monitorowany i hospitalizowany. Chory moze pozostawaé w stanie remisja bez leczenia
(2+), nie otrzymujgc zadnego leczenia, podajgc sie tylko okresowemu monitorowaniu.

Dokfadny opis modelowania przedstawiono w Analizie ekonomicznej.

W celu oszacowania kosztow komparatoréw dodatkowych uwzglednionych w wariancie
analizy wrazliwosci niniejszej analizy wptywu na budzet, zatozono, ze skutecznosé
wyréznionych opcji terapeutycznych (steroidy systemowe, leki immunosupresyjne oraz

loperamid) bedzie réwna skutecznosci mesalazyny.

W ponizszych tabelach przedstawiono przyktadowe (dla perspektywy ptatnika publicznego bez
uwzglednienia umowy podziatu ryzyka) skumulowane roczne koszty terapii technologig
wnioskowang oraz komparatorami uwzglednione w rozktadzie na cykle leczenia oraz

scenariusze analizy.

Tabela 13.

Skumulowane koszty ponoszone w terapii Cortiment MMX® w rozbiciu na uwzglednione
cykle leczenia oraz scenariusze analizy (PLN) w perspektywie ptatnika publicznego, bez
uwzglednienia umowy podziatu ryzyka

Tabela 14.
Skumulowane koszty ponoszone w terapii komparatorami w rozbiciu na uwzglednione
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cykle leczenia (PLN) w perspektywie platnika publicznego, bez uwzglednienia umowy
podziatu ryzyka (koszty sg rownowazne w obu scenariuszach analizy)

Analiza podstawowa Analiza wrazliwosci

e e sysstferr?wig\yve immunoLs?Jkpi)resyjne LepErEmie
0 555,93 555,93 637,92 639,45 570,01
1 1572,57 1674,89 1 654,56 1 656,09 1 586,64
2 2733,11 2918,80 2 837,06 2 839,00 2 750,95
3 4 019,85 4 296,09 4 124,41 4 126,36 4 037,80
4 5 351,19 5 708,14 5462,21 5 464,29 5 370,25
5 6 723,17 7 157,46 6 835,07 6 837,16 6 742,38
6 8 114,50 8 621,59 8 228,83 8 230,97 8 134,13

2.6.4. Podsumowanie kosztow

Koszty catkowite réznigce poszczegdine terapie, z perspektywy ptatnika publicznego oraz z

perspektywy wspoine] [ /

ujeciu rocznym zaprezentowano w ponizszych tabelach.
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Tabela 15.
Roczne koszty réznigce poréwnywane technologie | ]} (PLN) w ujeciu rocznym
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*W tym koszty stosowanych lekéw, monitorowania oraz skutecznosci leczenia oraz koszty hospitalizacji

Tabela 16.
Roczne koszty rézniace poréwnywane technologie |}l ] ]I (PLN) w ujeciu rocznym
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*W tym koszty stosowanych lekéw, monitorowania oraz skutecznosci leczenia oraz koszty hospitalizacji
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2.7. Podsumowanie danych wejsciowych

Podsumowanie danych wejsciowych przedstawiono w ponizszej tabeli.

Tabela 17. Dane wejsciowe uwzglednione w analizie wptywu na budzet
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2.8. Wydatki budzetowe w horyzoncie analizy

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

Na podstawie dostepnych Danych DGL za okres styczen-sierpieh 2020 r. oraz przy zatozeniu,
ze wydatki w kazdym miesigcu analizy bedg rowne, oszacowano roczne wydatki na lek
Cortiment MMX® we wszystkich refundowanych wskazaniach na poziomie okoto 11,32 min
PLN.

2.8.2. Prognozowane wydatki budzetowe

Wyniki analizy przedstawiono w uwzglednianym horyzoncie czasowym, z perspektywy

ptatnika publicznego i wspdinej. Dodatkowo wyniki przedstawiono _

oraz w wariantach (minimalny,

prawdopodobny, maksymalny).
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Tabela 18.
Wyniki analizy wptywu na budzet z perspektywy ptatnika publicznego || GGG

* biorgc pod uwage kategorie kosztowe we wszystkich uwzglednianych zakresach swiadczen

Tabela 19.
Wyniki analizy wplywu na budzet z perspektywy ptatnika publicznego | GGG
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* biorgc pod uwage kategorie kosztowe we wszystkich uwzglednianych zakresach swiadczen

Tabela 20.
Wyniki analizy wptywu na budzet z perspektywy wspoéinej [EEGNGNGTGNGNGEG

* biorgc pod uwage kategorie kosztowe we wszystkich uwzglednianych zakresach swiadczen

Tabela 21.
Wyniki analizy wptywu na budzet z perspektywy wspdéinej [ G
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* biorgc pod uwage kategorie kosztowe we wszystkich uwzglednianych zakresach swiadczen
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Wyniki analizy wptywu na budzet przedstawiono réwniez graficznie na ponizszym wykresie.

Rysunek 2.

Wyniki analizy wptywu na budzet icalkowite roznigce koszty inkrementalne) z
perspektywy ptatnika publicznego,

Rysunek 3.
Wyniki analizy wplywu na budzet (calkowite roéznigce koszty inkrementalne) z
perspektywy platnika publicznego,
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Rysunek 4.

Wyniki analizy wptywu na budzet icalkowite réoznigce koszty inkrementalne) z
perspektywy wspolnej,

Rysunek 5.

Wyniki analizy wptywu na budzet (calkowite roéznigce koszty inkrementalne) z
perspektywy wspolnej, —
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3. Analiza wrazliwosci

Analize wrazliwosci przeprowadzono dla parametréw, ktére w najwiekszym stopniu obarczone
sg niepewnoscig i majg potencjalnie najwiekszy wplyw 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.

W analizie wrazliwosci uwzgledniono ponadto alternatywne zatozenia dla modelowania

krzywej wejscia chorych do leczenia i ustalenia sie rownowagi rynkowej (analiza scenariuszy).

Testowane parametry i ich zakres oraz scenariusze alternatywne przedstawiono w Rozdziale

2.7. lub w Analizie ekonomicznej.

Wyniki analizy wrazliwosci przedstawiono w ponizszej tabeli.
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Tabela 22.
Wyniki analizy wrazliwosci w zaleznosci od wariantu z perspektywy ptatnika publicznego [ G
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Tabela 23.
Wyniki analizy wrazliwosci w zaleznosci od wariantu z perspektywy ptatnika publicznego [ EGEGzG
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Tabela 24.
Wyniki analizy wrazliwosci w zaleznosci od wariantu z perspektywy wspoéinej oraz || GEGzNG
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Tabela 25.
Wyniki analizy wrazliwosci w zaleznosci od wariantu z perspektywy ptatnika wspéine;j [ EGCGCGCNEE
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4. Wptyw na organizacje udzielania swiadczen

Decyzja dotyczacag refundacji produktu Cortiment MMX® (budezonid) w indukcji remisji
u chorych z aktywnym mikroskopowym zapaleniem jelita grubego, 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 okreslajgcych sposdb podawania leku. Objecie refundacjg
technologii wnioskowanej nie bedzie zatem miec istotnego wptywu na organizacje udzielania

Swiadczen zdrowotnych.
5. Aspekty etyczne i spoteczne

Wystepujagce we wnioskowanej populacji chorych objawy mikroskopowego zapalenia jelita
grubego taczg sie ze znaczacym obnizeniem jakosci zycia. Dominujgce objawy MZJG jakimi
sg przewlekia wodnista, niekrwawa biegunka, jak i inne czeste objawy towarzyszgce, takie jak
pilna potrzeba wyprdznienia, nocne wyproznienia, czy nietrzymanie stolca [UGE 2020] mogg
prowadzi¢ do znacznego obnizenia komfortu zycia, jak réwniez wycofania spotecznego.
Opisywane zaburzenia mogg prowadzi¢ réwniez do zredukowania wydajnosci pracy, a co za

tym idzie zwiekszenia kosztow spotecznych.

Wskazywana w roznych zrédtach literaturowych [Guagnozzi 2016, Miehlke 2019, Loreau
2019], jak i opiniach eksperckich [Badanie ankietowe] konieczno$¢ hospitalizacji, zwtaszcza
u tych chorych, u ktérych brakuje skutecznej kontroli objawdéw choroby, moze prowadzi¢

réwniez do rosngcych kosztéw opieki zdrowotne;.

Polskie Towarzystwo Wspierania Oséb z Nieswoistymi Zapaleniami Jelit J-elita wielokrotnie
wskazywato na potrzebe nieograniczonego dostepu do skutecznej i bezpiecznej terapii jaka
jest budezonid w mikroskopowym zapaleniu jelit. Zgodnie z jednym z pism wystosowanych do
ministra zdrowia w celu utrzymania refundacji budezonidu, stowarzyszenie przypominato, ze
alternatywne terapie steroidowe o dziataniu systemowym wigzg sie z nieporéwnywaninie
wiekszym ryzykiem wystgpienia dziatan niepozadanych oraz powikfan, mogacych prowadzi¢
do dodatkowego obcigzenia budzetu ptatnika publicznego [Dane Towarzystwa J-elita).

Przypominajgc rowniez, iz chorych na MZJG nieustannie przybywa, zwlaszcza wsrdd osob
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starszych, a w przypadku braku refundacji terapii budezonidem, wykupienie petnoptatnego
leku Cortiment MMX® mogtoby przekroczy¢ budzet przecietnej rodziny, a zwtaszcza senioréw,

ktorych jedynym zrodtem utrzymania jest renta lub emerytura [Dane Towarzystwa J-elita].

Konkludujgc, sytuacja w ktérej w przypadku wydania negatywnej decyzji refundacyjnej,
budezonid nie bedzie refundowany w leczeniu chorych na mikroskopowe zapalenie jelit, moze
skutkowac¢ brakiem gwarancji skutecznej terapii dla wielu chorych, tworzeniem nieréwnosci w
dostepie do technologii medycznych, jak réwniez znaczgcym pogroszeniem jakosci zycia

pacjentow z MZJG.

Refundacja budezonidu, ktérego skutecznos¢ potwierdzono w badaniach Kklinicznych
przedstawionych w Analizie klinicznej, zapewni chorym réwny dostep do efektywnej
i bezpiecznej terapii, nie powodujac przy tym eskalacji kosztow spotecznych i wzrostu kosztow

opieki zdrowotnej.

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 aspektdéw spotecznych i etycznych dotyczacej stosowania

technologii wnioskowanej w omawianym wskazaniu.

Tabela 26.
Aspekty spoteczne i etyczne

Warunek Wartosé

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

Czy niekwestionowany jest réwny dostep do technologii medycznej przy jednakowych

potrzebach; Tak

Duza korzys¢ dla
waskiej grupy
chorych

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

Czy technologia stanowi odpowiedz dla os6b o istotnych potrzebach zdrowotnych, dla

ktérych nie ma obecnie dostepnej zadnej metody leczenia. Nie

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

w tym:

wpltywac na poziom satysfakcji pacjentow z otrzymywanej opieki medycznej; Nie
grozi¢ niezaakceptowaniem postepowania przez poszczegolnych chorych; Nie
powodowac lub zmienia¢ stygmatyzacije; Nie
wywotywac ponadprzecietny lek; Nie

powodowac¢ dylematy moralne; Nie
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Warunek Wartosé

stwarzaé problemy dotyczace pici lub rodzinne. Nie

Czy decyzja dotyczaca rozwazanej technologii:

nie stoi w sprzeczno$ci z aktualnie obowigzujgcymi regulacjami prawnymi, Nie
czy stwarza konieczno$¢ dokonania zmian w prawie/przepisach; Nie
oddziatuje na prawa pacjenta lub prawa cztowieka. Nie

Czy stosowanie technologii naktada szczegélne wymogi, takie jak:

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

potrzeba uwzgledniania indywidualnych preferencji, potrzeba czynnego udziatu pacjenta Nie

w podejmowaniu decyzji o wyborze metody postepowania.

6. Zatozenia i ograniczenia

W analizie przyjeto 2-letni horyzont czasowy, obejmujacy okres od maja 2021 do kwietnia 2023

roku.

Aktualnie lek Cortiment MMX® refundowany jest we wskazaniu pozarejestracyjnym
mikroskopowe zapalenie jelit. W rozwazanym horyzoncie czasowym, w scenariuszu
istniejgcym zatozono brak refundacji budezonidu z budzetu ptatnika publicznego, ze wzgledu
na zakonczenie decyzji refundacyjnej off-label dla wspomnianego wskazania w kwietniu 2021

roku. Scenariusz nowy zaktada refundacje technologii wnioskowane;.

Analize wptywu na budzet wykonano z perspektywy pfatnika publicznego, jak réwniez z

perspektywy wspolnej.
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W celu oszacowania wydatkow w obu scenariuszach, w niniejszej analizie uwzgledniono
koszty na podstawie przeprowadzonego modelowania w Analizie ekonomicznej. W przypadku
komparatora BSC modelowanie oparto na danych dotyczacych skutecznosci na podstawie
badania Sebastian 2019, natomiast dla dodatkowych komparatoréw uwzglednionych
w analizie wrazliwosci (steroidy systemowe, leki immunosupresyjne oraz loperamid) zatozono,
ze ich skutecznos¢ i profil bezpieczenstwa bedzie taki sam jak dla mesalazyny. Powszechng
wiedzg jest fakt, iz leki steroidowe przyjmowane w sposéb przewlekly wigzg sie z ryzykiem
powiktan zdrowotnych takich jak przyrost masy ciata, osteoporoza, zaostrzenie cukrzycy lub
podwyzszone cisnienie krwi. Dlatego nalezy je traktowac jako terapie o niekorzystnym profilu
bezpieczenstwa. Niemniej jednak w niniejszej analizy postanowiono przyjg¢ zatozenie

0 poréwnywalnej ocenie bezpieczehstwa pomiedzy lekami steroidowymi a budezonidem

i mesalazyna. |

W analizie uwzgledniono, ze chorym 2z populacji docelowej przyporzadkowano roczne
niezdyskontowane koszty terapii na podstawie modelowania ekonomicznego (koszty 7 cykli,
przy dtugosci cyklu 8 tygodni). Zatozenie o przyporzgdkowaniu jedynie rocznych kosztéw
terapii w dwuletnim horyzoncie czasowym moze fgczyC sie z pewnymi ograniczeniami.
Modelowanie zostato jednak oparte na dostepnych danych dotyczgcych skutecznosci leczenia
oraz przy analogicznych zatozeniach dotyczacych dtugosci rozpatrywanego horyzontu
czasowego przedstawionych w Analizie ekonomicznej. Uznano to za podejscie, ktére bedzie
taczyto sie z mniejszg niepewnoscig oszacowania przy réwnoczesnym uwzglednieniu
najistotniejszego etapu leczenia — wystgpienia wiekszosci nawrotéw. Przyjete podejscie nie

powinno stanowi¢ wiec duzego ograniczenia niniejszej analizy. Dodatkowo, zatozenie o braku
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ekstrapolacji kosztow terapii w niniejszej analizie wptywu na budzet na kolejny rok analizy, jest

zatozeniem konserwatywnym.

W zwigzku z powyzszym, wszystkie zatozenia przyjete w modelowaniu ekonomicznym
prowadzgce do oszacowania danych kosztowych leczenia w analizowanym wskazaniu

funkcjonujg réwniez w niniejszej analizie.

W analizie uwzgledniono ponadto, ze technologia wnioskowana finansowana bedzie w ramach
istniejgcej grupy limitowej, zgodnie z uzasadnieniem wskazanym w rozdziale 8.1. Podstawe

limitu w tej grupie limitowej stanowi jedyna dostepna prezentacja leku.
Zatozono, ze lek bedzie dostepny w refundaciji aptecznej za odptatnoscig ryczattows.

Dodatkowo przyjeto, ze przecietny rok trwa doktadnie 365,25 dni.
7. Podsumowanie i wnioski koncowe

W niniejszej pracy oceniono wptyw na system ochrony zdrowia w Polsce decyzji
o zakwalifikowaniu Cortiment MMX® (budezonid) do Wykazu lekéw refundowanych w ramach

kategorii dostepnosci lek stosowany w aptece na recepte za odptatnoscig ryczattowa.

Populacje docelowg dla technologii wnioskowanej zdefiniowano zgodnie z przedtozonym
wnioskiem refundacyjnym. Stanowig jg chorzy z aktywnym mikroskopowym zapaleniem jelita

grubego kwalifikujgcy sie do leczenia indukujgcego.
Wpltyw na system ochrony zdrowia okreslono w odniesieniu do nastepujgcych obszardw:

e populacyjnych (oszacowanie potencjatu rynkowego leku oraz prognoza liczebnosci
populacji, ktéra prawdopodobnie skorzysta z leku w sytuacji jego sfinansowania);

¢ finansowych (analiza wptywu na budzet);

e organizacji udzielania $wiadczen;

e etycznych i spoftecznych;
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Konstrukcja analizy wptywu na budzet objeta zestawienie ze sobg dwdch scenariuszy,
w ktorym pierwszy zaktada brak refundacji, a drugi wprowadzenie do refundacji technologii
wnioskowanej. Wynikiem analizy wptywu na budzet jest réznica pomiedzy tymi scenariuszami
wyrazona inkrementalnymi wydatkami ptatnika publicznego oraz pacjenta. Analize wykonano
dla okresu maj 2021 roku do kwietnia 2023 roku, ktéry stanowi horyzont czasowy analizy.
Elementy analizy wptywu na budzet objety: estymacje populacji docelowej i udziatow
rynkowych technologii wnioskowanej oraz analize kosztowg. Uwzgledniono koszty lekéw,

koszty monitorowania i oceny skutecznosci leczenia oraz koszty hospitalizaciji.

W analizie zgodnie z wnioskiem refundacyjnym uwzgledniono, ze lek po wydaniu pozytywnej
decyzji refundacyjnej dostepny bedzie w aptece na recepte i wydawany bedzie
Swiadczeniobiorcy za odptatnoscig ryczattowa. Uwzgledniono ponadto finansowanie leku
w istniejgcej grupie limitowej. Cene zbytu netto leku Cortiment MMX® otrzymano od

Whioskodawcy.

Wptyw na organizacje udzielania swiadczen zdrowotnych oraz aspekty etyczne i spoteczne

zostaty okreslone zgodnie z metodykg zaproponowang w Wytycznych AOTMIT.

Bezposrednig konsekwencijg decyzji refundacyjnej bedzie zapewnienie dostepnosci w Polsce
skutecznej praktyki klinicznej leczenia chorych, wskazywanej w wytycznych leczenia
mikroskopowego zapalenia jelita grubego, ktorej dostep do konca kwietnia 2021 roku
gwarantowany jest dzieki refundacji budezonidu we wskazaniu off-label. Chorzy w przypadku
braku refundacji wnioskowanego leku nie bedg mieli dostepnej zadnej innej refundowanej opcji

leczenia, co moze mie¢ konsekwencje w problemach z kontrolg objawéw choroby. |

W konsekwencji finansowanie leku Cortiment MMX® zapewni chorym na mikroskopowe
zapalenie jelita grubego dostep do skutecznego, dostepnego dla wszystkich leczenia oraz

wptynie na poprawe ich jakosci zycia.
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Dodatkowo w analizie wskazano, ze w przypadku pozytywnej decyzji dotyczacej refundac;ji
leku Cortiment MMX® nalezy oczekiwaé duzej korzysci zdrowotnej dla waskiej grupy chorych,
dlatego tez finansowanie technologii jest etycznie i spotecznie uzasadnione. Ponadto decyzja

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

8.1. Uzasadnienie kwalifikacji do istniejgcej grupy

limitowej dla technologii wnioskowanej

W przypadku leku Cortiment MMX® nie sg spetnione wymagania, o ktérych mowa w art. 15
ust. 3 pkt 1 i 3 Ustawy o refundaciji. Nie ma to jednak zadnego wptywu na decyzje w zakresie
kwalifikacji do wspolnej albo odrebnej grupy limitowej. Zapis punktu 1 (,... w przypadku, gdy
droga podania leku lub jego posta¢ farmaceutyczna w istotny sposdb ma wptyw na efekt
zdrowotny lub dodatkowy efekt zdrowotny”) dotyczy tylko sytuaciji, w ktorej lek zawierajgcy
dang substancje czynng jest juz refundowany (ale jest to lek o innej drodze podania lub inngj
postaci farmaceutycznej niz lek wnioskowany). Zapisy punktu 3 dotycza wylgcznie srodkow
spozywczych specjalnego przeznaczenia. Lek Cortiment MMX® nie jest Srodkiem spozywczym

specjalnego przeznaczenia.

Na podstawie art. 15 Ustawy o refundacji nalezy stwierdzi¢, ze lek Cortiment MMX® mozna
zakwalifikowa¢ do obecnie istniejgcej grup limitowej. Lek ten spetnia kryteria kwalifikacji do
wspélnych grup limitowych, o ktérych mowa w art. 15 ust 2 Ustawy o refundaciji ze wzgledu na
tg samg nazwe miedzynarodowg, te same mechanizmy dziatania i podobne dziatania
terapeutyczne, zgodnos¢ wskazan i przeznaczen, te¢ samg skutecznos¢ w poréwnaniu do
jakiegokolwiek innego obecnie refundowanego preparatu. Niniejsza analiza obejmuje
wnioskowanie o refundacje dla leku Cortiment MMX®w indukcji remisji u chorych z aktywnym
mikroskopowym zapaleniem jelita grubego, ktory jest aktualnie refundowany w grupie limitowej
11.1, Kortykosteroidy do stosowania doustnego o dziataniu miejscowym na przewodd
pokarmowy - budesonid - we wrzodziejgcym zapaleniu jelita grubego, przy wskazaniu do
indukcji remisji u dorostych pacjentow z ftagodng do umiarkowanej, aktywng postacig
wrzodziejgcego zapalenia jelita grubego, gdzie leczenie preparatami 5-ASA jest
niewystarczajgce oraz kilku wskazaniach pozarejestracyjnych, w tym w leczeniu
mikroskopowego zapalenia jelit. Zmiana zwigzana z rejestracjg dodatkowego wskazania
stosowania dla tego samego leku nie jest wiec wystarczajgca do stworzenia nowej grupy
limitowej, poniewaz wskazania dla wnioskowanej prezentacji oraz leku w aktualnej sytuacji

refundacyjnej pozostajg do siebie zblizone.
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8.2. Sprawdzenie zgodnosci

wymaganiami opisanymi w Rozporzadzeniu MZ

w sprawie minimalnych wymagan

Tabela 27.

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 2.5.2.

1.3.

w ktérej wnioskowana technologia jest obecnie stosowana

TAK, rozdziat 0.

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 swiadczen ze srodkéw 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
refundacja 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 wniosku

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 ktérych

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

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 28.
Okreslenie wielkosci dostaw technologii wnioskowanej w przypadku objecia
refundacja, wyrazonej w liczbie opakowan leku (w miesiecznych okresach)

8.4. Wyniki badania ankietowego

Podsumowanie opinii ekspertéw klinicznych w zakresie leczenia chorych z mikroskopowym
zapaleniem jelita grubego wykorzystanych w niniejszej analizie wskazano w ponizszej tabeli.
Szczegotowy opis przeprowadzonego badania ankietowego zawarto w Analizie problemu

decyzyjnego.

Tabela 29.
Podsumowanie odpowiedzi ekspertéw klinicznych w zakresie populacji
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Tabela 30.

Podsumowanie odpowiedzi ekspertéw klinicznych w zakresie uwzglednionych opcji
terapeutycznych stosowanych w réznych sytuacjach refundacyjnych i w zaleznosci od
skutecznosci stosowanego leczenia

Tabela 31.

Podsumowanie odpowiedzi ekspertdw w zakresie zasobow zuzywanych w leczeniu
chorych na mikroskopowe zapalenie jelita grubego wykorzystanych w niniejszej
analizie
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