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INDEKS AKRONIMÓW WYKORZYSTYWANYCH W OPRACOWANIU 

Akronim / skrót Interpretacja (pełna nazwa) 

AOTMiT Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji 

BIA ang. Budget Impact Analysis; 
Analiza wpływu na budżet 

BSC ang. Best supportive care; 
Najlepsza opieka wspomagająca 

CI ang. Confidence Interval; 
Przedział ufności 

HHV-8 ang. Human herpesvirus 8; 
Ludzki herpeswirus-8; wirus opryszczki-8, herpeswirus związany z mięsakiem Kaposiego 

HIV ang. Human immunodeficiency virus; 
Ludzki wirus niedoboru odporności 

LCI ang. Lower Confidence Interval; 
Dolna granica przedziału ufności 

MCD ang. Multicentric Castleman's disease; 
Wieloogniskowa choroba Castlemana 

NFZ Narodowy Fundusz Zdrowia 

Perspektywa płatnika 
publicznego 

Perspektywa płatnika publicznego, tj. podmiotu zobowiązanego do finansowania świadczeń 
medycznych ze środków publicznych (Narodowego Funduszu Zdrowia) 

Perspektywa wspólna Perspektywa płatnika publicznego i świadczeniobiorcy (perspektywa płatnika za świadczenia 
medyczne) 

PICO ang. Population, Intervention, Comparison, Outcome;  
Populacja, interwencja, porównanie, wynik 

  

UCI ang. Upper Confidence Interval; 
Górna granica przedziału ufności 
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KLUCZOWE INFORMACJE Z ANALIZY 
 
I. Przeprowadzona analiza pozwoliła ocenić wpływ na system ochrony zdrowia w Polsce podjęcia decyzji dotyczącej 

finansowania ze środków publicznych produktu leczniczego Sylvant® w leczeniu dorosłych pacjentów z HIV-negatywną HHV-
8-negatywną wieloogniskową chorobą Castlemana (MCD). Uwzględniono sugerowaną cenę zbytu netto wnioskowanej 
technologii  

 oraz ceny refundowanych leków określone na podstawie na podstawie 
Obwieszczenia Ministra Zdrowia obowiązującego od 1 lipca 2021 roku [37] lub średniego kosztu leków w kwietniu 2021 
roku [104]. Założono refundację wnioskowanej technologii w nowej grupie limitowej (lek bezpłatny dla świadczeniobiorcy), 
w ramach programu lekowego.  

II. Przeprowadzono wielokierunkową ocenę liczebności populacji docelowej uwzględniając dostępne wskaźniki 
epidemiologiczne oraz  W analizie podstawowej wykorzystano dane 
uzyskane w formie  

 [76]. Ustalono, że liczba osób chorych mogących rozpocząć leczenie wnioskowaną technologią w 
programie lekowych wyniesie:  

III. W ramach analizy wpływu na budżet ustalono, że koszt refundacji produktu leczniczego Sylvant® stosowanego w 
proponowanym programie lekowym wyniesie (koszt samego leku): 

Wyniki analizy wpływu na budżet świadczą, że finansowanie wnioskowanej technologii ze środków publicznych będzie 
wymagać dodatkowych nakładów finansowych (różnica w całkowitych wydatkach z budżetu NFZ) na poziomie: 

IV. Wyniki przeprowadzonej analizy wrażliwości potwierdziły przedstawione wnioski i założenia niniejszej analizy. Największy 
wpływ na wyniki analizy odnotowano w przypadku zmiany: założeń i źródeł informacji na temat liczebności populacji 
pacjentów. Określona w ramach analizy wrażliwości maksymalna wysokość dodatkowych nakładów finansowych wyniosła 

 
 Niemniej jednak wyniki te 

są nierealistyczne, gdyż zostały uzyskane przy uwzględnieniu mało wiarygodnych wskaźników epidemiologicznych 
występowania MCD określonych na podstawie analizy medycznych baz danych z USA, bez klinicznego potwierdzenia 
diagnozy MCD [56]). 

V. Refundacja ceny wnioskowanej technologii w analizowanym wskazaniu zapewni stosowanie jedynej, skutecznej opcji 
terapeutycznej wśród pacjentów z analizowanej populacji. Wzrost liczby pacjentów korzystających z leczenia siltuksymabem, 
przy uwzględnieniu wyższej skuteczności klinicznej tej opcji terapeutycznej, przełoży się na ogólną poprawę wyników 
zdrowotnych wśród tej grupy chorych. Zgodnie z wynikami niniejszej analizy ustalono, że korzyści kliniczne stosowania 
siltuksymabu wymagać będą  

 
Refundacja leku Sylvant® nie będzie więc stanowić istotnego obciążenia budżetu płatnika publicznego.   
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STRESZCZENIE 
 

CEL ANALIZY 
 
Celem analizy była ocena wpływu na system ochrony zdrowia podjęcia decyzji finansowania ze środków publicznych stosowania 
produktu leczniczego Sylvant® (siltuksymab) w leczeniu dorosłych pacjentów z wieloogniskową chorobą Castlemana 
niezakażonych ludzkim wirusem niedoboru odporności (HIV) ani ludzkim wirusem opryszczki-8 (HHV-8). 
 

METODY PRZEPROWADZENIA ANALIZY 
 
Zgodnie z wymogami Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji (AOTMiT) sprecyzowano kontekst niniejszego etapu 
oceny technologii medycznych. Schemat PICO (ang. population, intervention, comparison, outcome; populacja, interwencja, 
porównanie, wynik [osobno: efekt zdrowotny określony na podstawie badań klinicznych i punkt końcowy analizy wpływu na 
budżet]) [1] niniejszej analizy przedstawia się następująco: 

• populację stanowili dorośli chorzy na wieloogniskową chorobę Castlemana (ang. Multicentric Castleman's disease, MCD), 
niezakażeni ludzkim wirusem niedoboru odporności (HIV) ani ludzkim wirusem opryszczki-8 (HHV-8) (P), 

• wnioskowaną technologię stanowiło stosowanie produktu leczniczego Sylvant® (siltuksymab) wraz z najlepszą opieką 
wspomagającą (BSC) (I), 

• wnioskowaną technologię porównano ze stosowaniem samej standardowej opieki (schemat „placebo”) (C),  
• w opracowaniu uwzględniono różnice w efektach klinicznych stosowania wnioskowanej technologii i komparatorów pod 

postacią: prawdopodobieństwa uzyskania długotrwałej odpowiedzi na leczenie, czasu do niepowodzenia terapii, czasu 
przeżycia całkowitego i ryzyka wystąpienia zdarzeń niepożądanych – uwzględniono konsekwencje kosztowe różnej 
skuteczności klinicznej porównywanych opcji terapeutycznych zgodnie z wynikami modelu opisanego w analizie 
ekonomicznej [107] (O), 

• wyniki niniejszej analizy wpływu na budżet zaprezentowano w ujęciu wszystkich pacjentów w stanie klinicznym wskazanym 
we wniosku pod postacią: liczebności populacji pacjentów, o której mowa w §6 ust. 1 i 2 Rozporządzenia [3], aktualnych 
wydatków na leczenie pacjentów z analizowanej populacji oraz prognozowanych wydatków na 2 lata refundacji 
wnioskowanej technologii, zgodnie z zapisami Rozporządzenia Ministra Zdrowia [3] (por. rozdział 2.4.). 

 
Uwzględniono sugerowaną przez Wnioskodawcę cenę zbytu netto produktu leczniczego Sylvant® na poziomie  

 
 

 
 
W opracowaniu założono refundację wnioskowanej technologii w programie lekowym, w nowej grupie limitowej. Na podstawie 
art. 14 ustawy o refundacji [30] określono, że wnioskowana technologia będzie wydawana pacjentowi bezpłatnie. 
 
W ramach analizy porównano nakłady finansowe z perspektywy płatnika publicznego (podmiotu zobowiązanego do finansowania 
świadczeń medycznych) ponoszone w ramach opieki nad pacjentami z analizowanej populacji w przypadku braku działań mających 
na celu rozszerzenie dostępu do wnioskowanej technologii (status quo, „scenariusz istniejący”; brak finansowania leku Sylvant® 
ze środków publicznych w ramach programu lekowego) oraz wysokość tych nakładów w sytuacji finansowania wnioskowanej 
technologii ze środków publicznych („nowy scenariusz”; por. rozdział 2.4.).  
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Ze względu na bardzo zbliżone wyniki analizy z perspektywy płatnika publicznego i perspektywy wspólnej płatnika publicznego i 
świadczeniobiorców (perspektywy wspólnej), w ramach analizy podstawowej przedstawiono wyniki analizy z perspektywy płatnika 
publicznego; wyniki analizy z perspektywy wspólnej przedstawiono w analizie wrażliwości. 
 
W ramach analizy wpływu na budżet uwzględniono trzy warianty oceny liczebności populacji docelowej: wariant najbardziej 
prawdopodobny, wariant „minimalny” i wariant „maksymalny”.  
Przy ocenie skrajnych wariantów uwzględniono zakres niepewności parametrów wpływających na liczebność populacji docelowej 
– zarówno w ramach scenariusza istniejącego jak i scenariusza nowego. 
 
Przeprowadzono wielokierunkową ocenę liczebności populacji docelowej uwzględniając dostępne wskaźniki epidemiologiczne 
występowania MCD w innych krajach oraz  

 
 Ustalono, że liczba osób chorych mogących rozpocząć leczenie 

wnioskowaną technologią w programie lekowych wyniesie:  
 

 
Analizowany problem decyzyjny dotyczył choroby rzadkiej. Siltuksymab jest pierwszym lekiem, który uzyskał rejestrację w leczeniu 
pacjentów z MCD w UE i USA na podstawie wyników międzynarodowego, randomizowanego, podwójnie zaślepionego i 
kontrolowanego badania klinicznego (pierwszego i jedynego dotychczas randomizowanego badania klinicznego dla chorych na 
MCD) [59], [75]. Siltuksymab został zarejestrowany jako sierocy produkt leczniczy w leczeniu MCD w UE 30 listopada 2007 roku. 
Ponieważ nie ma innych zarejestrowanych opcji leczenia do zastosowania w MCD, nie ma złotego standardu leczenia MCD, a 
zatem nie istnieją żadne inne opcje leczenia o udowodnionej skuteczności klinicznej w leczeniu pacjentów z analizowanej populacji. 
Tym samym wnioskowana technologia będzie pierwszą i jedyną zarejestrowaną w analizowanym wskazaniu technologią lekową 
dostępną pacjentom z analizowanej populacji. Na tej podstawie przyjęto, że w nowym scenariuszu wszyscy pacjenci z analizowanej 
populacji będą rozpoczynać stosowanie siltuksymabu w przypadku spełnienia kryteriów kwalifikacji do proponowanego programu 
lekowego. 
 
Analizę wpływu na budżet przeprowadzono z uwzględnieniem wyników przeglądu systematycznego medycznych baz danych [41]. 
W ramach niniejszej analizy wpływu na budżet przy ocenie wydatków z budżetu płatnika publicznego wykorzystano założenia, 
wartości parametrów wejściowych i wyniki modelu decyzyjnego szczegółowo opisanego na etapie Analizy ekonomicznej [107]. 
 
Przeprowadzona analiza wpływu na system ochrony zdrowia decyzji dotyczącej finansowania wnioskowanej technologii ze 
środków publicznych, zgodna jest z Wytycznymi AOTMiT dla przeprowadzania ocen technologii lekowych [1] oraz spełnia 
minimalne wymagania Ministra Zdrowia przedstawione w rozporządzeniu [3]. 
 

WYNIKI I WNIOSKI 
 
Wyniki przeprowadzonej analizy wpływu na budżet wskazują, że podjęcie pozytywnej decyzji dotyczącej finansowania ze środków 
publicznych stosowania produktu leczniczego Sylvant® w leczeniu dorosłych pacjentów z HIV-negatywną i HHV-8-negatywną MCD 

 
  

 
W ramach analizy wpływu na budżet ustalono, że koszt refundacji produktu leczniczego Sylvant® stosowanego w analizowanym 
wskazaniu wyniesie (koszt samego leku): 
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Wyniki analizy wpływu na budżet świadczą, że finansowanie wnioskowanej technologii ze środków publicznych będzie wymagać 
dodatkowych nakładów finansowych (różnica w całkowitych wydatkach z budżetu NFZ) na poziomie: 

Wyniki przeprowadzonej analizy wrażliwości potwierdziły przedstawione wnioski i założenia niniejszej analizy. Największy wpływ 
na wyniki analizy odnotowano w przypadku:  

Zmiana pozostałych parametrów i założeń spowodowała zmianę wyników analizy podstawowej w zakresie  
 

 
 

 Niemniej jednak wyniki te są nierealistyczne, gdyż zostały 
uzyskane przy uwzględnieniu mało wiarygodnych wskaźników epidemiologicznych występowania MCD określonych na podstawie 
analizy medycznych baz danych z USA, bez klinicznego potwierdzenia diagnozy MCD [56]). 
 
Siltuksymab jest pierwszym lekiem zarejestrowanym w leczeniu pacjentów z MCD. Jego skuteczność oceniono na podstawie 
wyników międzynarodowego, randomizowanego, podwójnie zaślepionego i kontrolowanego badania klinicznego (pierwszego i 
jedynego dotychczas randomizowanego badania klinicznego dla chorych na MCD) [59], [75]. 
Dostępne dowody naukowe wskazują na poprawę wyników zdrowotnych dorosłych pacjentów z MCD, niezakażonych HIV i HHV-
8 w wyniku stosowania siltuksymabu [41]. Wyniki modelowania przeprowadzonego w analizie ekonomicznej [107] świadczą, że 
stosowanie wnioskowanej technologii w ww. wskazaniu spowoduje (wyniki niezdyskontowane): przedłużenie życia bez 
niepowodzenia leczenia średnio o 5,3 lat; wzrost odsetka pacjentów, u których wystąpi długotrwała odpowiedź na leczenie o 
około 34%, w wyniku zastosowania wnioskowanej technologii; wzrost średniego okresu trwania odpowiedzi na leczenie w 
przeliczeniu na każdego pacjenta rozpoczynającego leczenie o 5 lat. Wspomniane efekty przełożą się na przedłużenie dalszego 
życia pacjentów z analizowanej populacji średnio o 12,9 lat. 
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Refundacja ceny wnioskowanej technologii zapewni stosowanie jedynej skutecznej opcji terapeutycznej wśród pacjentów z MCD 
– będzie więc odpowiedzią na niezaspokojone dotychczas potrzeby medyczne pacjentów z tą rzadką chorobą. Wzrost liczby 
pacjentów korzystających z leczenia siltuksymabem, przy uwzględnieniu wysokiej skuteczności klinicznej tej opcji terapeutycznej, 
przełoży się na ogólną poprawę wyników zdrowotnych wśród pacjentów z HIV-negatywną, HHV-8-negatywną MCD.  
 
Zgodnie z wynikami niniejszej analizy ustalono, że wszystkie wymienione wyżej korzyści kliniczne wymagać będą dodatkowych 
nakładów finansowych NFZ.  
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1. CEL ANALIZY WPŁYWU NA SYSTEM OCHRONY ZDROWIA 

 
Celem analizy była ocena wpływu na system ochrony zdrowia podjęcia decyzji o finansowaniu ze 

środków publicznych stosowania produktu leczniczego Sylvant® (siltuksymab) w leczeniu dorosłych 

pacjentów z wieloogniskową chorobą Castlemana niezakażonych ludzkim wirusem niedoboru odporności 
(HIV) ani ludzkim wirusem opryszczki-8 (HHV-8). 

 

 

2. METODY PRZEPROWADZENIA ANALIZY WPŁYWU NA BUDŻET 

 

Zgodnie z wymogami Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji (AOTMiT) sprecyzowano 

kontekst niniejszego etapu oceny technologii medycznych. Schemat PICO (ang. population, intervention, 
comparison, outcome; populacja, interwencja, porównanie, wynik – osobno: efekt zdrowotny określony 
na podstawie badań klinicznych i punkt końcowy analizy wpływu na budżet) [1] niniejszej analizy 

przedstawia się następująco: 

• populację stanowili dorośli chorzy na wieloogniskową chorobę Castlemana (ang. Multicentric 
Castleman's disease, MCD), niezakażeni ludzkim wirusem niedoboru odporności (HIV) ani ludzkim 

wirusem opryszczki-8 (HHV-8) (P), 

• wnioskowaną technologię stanowiło stosowanie produktu leczniczego Sylvant® (siltuksymab) wraz 

z najlepszą opieką wspomagającą (BSC) (I), 

• wnioskowaną technologię porównano ze stosowaniem samej standardowej opieki (schemat 

„placebo”) (C),  

• w opracowaniu uwzględniono różnice w efektach klinicznych stosowania wnioskowanej technologii 
i komparatorów pod postacią: prawdopodobieństwa uzyskania długotrwałej odpowiedzi na 

leczenie, czasu do niepowodzenia terapii, czasu przeżycia całkowitego i ryzyka wystąpienia zdarzeń 

niepożądanych – uwzględniono konsekwencje kosztowe różnej skuteczności klinicznej 

porównywanych opcji terapeutycznych zgodnie z wynikami modelu opisanego w analizie 
ekonomicznej [107] (O), 

• wyniki niniejszej analizy wpływu na budżet zaprezentowano w ujęciu wszystkich pacjentów w stanie 

klinicznym wskazanym we wniosku pod postacią: liczebności populacji pacjentów, o której mowa 
w §6 ust. 1 i 2 Rozporządzenia [3], aktualnych wydatków na leczenie pacjentów z analizowanej 

populacji oraz prognozowanych wydatków na 2 lata refundacji wnioskowanej technologii, zgodnie 

z zapisami Rozporządzenia Ministra Zdrowia [3] (por. rozdział 2.4.). 

 



2.1. Ocenia technologia i sposób jej refundacji 
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W ramach analizy porównano nakłady finansowe z perspektywy płatnika publicznego (podmiotu 

zobowiązanego do finansowania świadczeń medycznych) ponoszone w ramach opieki nad pacjentami z 

analizowanej populacji w przypadku braku działań mających na celu rozszerzenie dostępu do 
wnioskowanej technologii (status quo, „scenariusz istniejący”; brak finansowania leku Sylvant® ze 

środków publicznych) oraz wysokość tych nakładów w sytuacji finansowania wnioskowanej technologii 

ze środków publicznych („nowy scenariusz”; por. rozdział 2.4.).  

 

W ramach analizy wpływu na budżet uwzględniono trzy warianty oceny zakresu wpływu refundacji ceny 

ocenianego produktu na budżet płatnika publicznego i liczebności populacji docelowej: wariant 

najbardziej prawdopodobny, wariant minimalny i wariant maksymalny.  

Przy ocenie skrajnych wariantów uwzględniono zakres niepewności parametrów wpływających na 
liczebność populacji docelowej i zużycie zasobów medycznych zarówno w ramach scenariusza 

istniejącego jak i scenariusza nowego. 

 

Analizę wpływu na budżet przeprowadzono z uwzględnieniem wyników przeglądu systematycznego 

medycznych baz danych przygotowanego przez Centrum HTA Sp. z o.o. OTM Sp. komandytowa [41].  

Przy ocenie wydatków z budżetu płatnika publicznego, w ramach niniejszej analizy wpływu na budżet 

wykorzystano wartości parametrów, założenia i wyniki modelu decyzyjnego, szczegółowo opisanego na 

etapie Analizy ekonomicznej [107]. 
 

W niniejszej analizie wykorzystano ogólnie akceptowalne metody biostatystyczne i epidemiologiczne [1]-

[29], [34], [35]. 

 

Przeprowadzona analiza wpływu na system ochrony zdrowia decyzji dotyczącej finansowania 

wnioskowanej technologii ze środków publicznych zgodna jest z Wytycznymi AOTMiT dla 

przeprowadzania ocen technologii lekowych [1] oraz spełnia minimalne wymagania Ministra Zdrowia 

przedstawione w rozporządzeniu [3]. 

 
2.1. OCENIANA TECHNOLOGIA I SPOSÓB JEJ FINANSOWANIA 

 

Firma EUSA Pharma (UK) Limited wnioskuje o objęcie refundacją produktu leczniczego Sylvant® w 

ramach części B Wykazu refundowanych leków, środków spożywczych specjalnego przeznaczenia 

żywieniowego oraz wyrobów medycznych („Leki refundowane w programach lekowych”) umożliwiające 

stosowanie wnioskowanej technologii w leczeniu dorosłych pacjentów z wieloogniskową chorobą 

Castlemana, niezakażonych ludzkim wirusem niedoboru odporności (HIV) ani ludzkim wirusem 

opryszczki-8 (HHV-8) [40]. 



Ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznego decyzji o finansowaniu ze środków publicznych 
stosowania produktu leczniczego Sylvant® (siltuksymab) w leczeniu dorosłych pacjentów z wieloogniskową 
chorobą Castlemana niezakażonych ludzkim wirusem niedoboru odporności (HIV) ani ludzkim wirusem opryszczki-
8 (HHV-8). 

 

 

 
 

 12  

W opracowaniu uwzględniono refundację wnioskowanej technologii w nowej grupie, gdyż nie istnieje 

opcjonalna technologia refundowana, a wnioskowana technologia jest jedyną opcją terapeutyczną 

zarejestrowaną w analizowanym wskazaniu (lek sierocy) [37].  
Refundacja w nowej grupie zgodna jest z zapisami art. 15 ust. 2 i 3 ustawy o refundacji [30]. 

 
Na podstawie art. 14 ust 1 pkt 1 ustawy o refundacji [30] określono, że wnioskowana technologia będzie 

wydawana pacjentowi bezpłatnie do wysokości limitu finansowania jako lek stosowany w programie 

lekowym. 

 

Uwzględniono sugerowaną przez Wnioskodawcę cenę zbytu netto produktu leczniczego Sylvant® na 

poziomie  

 
 

 

 

Wnioskowaną technologię stanowiło stosowanie produktu leczniczego Sylvant® w leczeniu HIV-

negatywnej, HHV-8-negatywnej MCD.  

Zgodnie z projektem badań klinicznych zidentyfikowanych w Analizie klinicznej [41] przyjęto stosowanie 

wnioskowanej technologii wraz z najlepszą opieką wspomagającą obejmującą podstawowe interwencje 

w leczeniu objawów MCD (leki przeciwgorączkowe, leki przeciwhistaminowe, leki przeciwbólowe, 

leczenie infekcji, transfuzje, leczenie reakcji związanych z podaniem leku, kortykosteroidy). 
W opracowaniu uwzględniono stosowanie siltuksymabu w dawce 11 mg/kg masy ciała podawanej we 

wlewie dożylnym trwającym 1 godzinę co około 21 dni, do momentu wystąpienia niepowodzenia leczenia 

(zgodnie z definicją z badania MCD2001 [59], [75] i charakterystyką produktu leczniczego [58]) lub 

zgonu pacjenta, jeżeli wystąpi przed niepowodzeniem leczenia.  

 

W badaniach MCD2001 i MCD2002 u większości pacjentów siltuksymab był podawany co około 21 dni. 

Jednak w niektórych przypadkach leczenie było opóźnione, a niektórzy pacjenci stosowali siltuksymab 

co 6 tygodni w miejsce standardowego cyklu o długości 3 tygodni. Średni odstęp między kolejnymi 
podaniami u pacjentów z ramienia siltuksymabu podczas badania MCD2001 i MCD2002 (pacjenci z grupy 

placebo, którzy przeszli na leczenie siltuksymabu zostali wykluczeni) wynosił 24,23 dni (SD, 8,24; 

mediana, 21 dni, zakres: od 14 do 143 dni). 

 

Było 11 pacjentów (spośród 52 z co najmniej 2 podaniami siltuksymabu), którzy stosowali siltuksymab 

co 6 tygodni pod koniec obserwacji w badaniach klinicznych. Wśród tych pacjentów, 6 osiągnęło trwałą 



2.1. Oceniana technologia i sposób jej finansowania 
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odpowiedź ze strony guza i objawów, podczas gdy 5 miało stabilną chorobę jako najlepszy stan w 

obrębie pierwszorzędowego punktu końcowego badania MCD2001. 

Wśród tych pacjentów średni odstęp między kolejnymi podaniami po rozpoczęciu 6-tygodniowych cykli 

wynosił:  

• 42,70 dni (SD, 8,04; mediana, 42 dni, zakres: 35 do 143 dni) wśród pacjentów z trwałą odpowiedzią 
na leczenie; 

• 42,35 dni (SD, 2,44; mediana, 42 dni, zakres: 36 do 57 dni) wśród pacjentów bez trwałej 
odpowiedzi na leczenie. 

 

Ci pacjenci przeszli na 6-tygodniowy cykl leczenia po:  

• 33,5 podaniach siltuksymabu (SD, 3,45; mediana, 33 podań, zakres: 29 do 38 podań) – pacjenci z 
trwałą odpowiedzią na leczenie; 

• 35,8 podaniach siltuksymabu (SD, 10,11; mediana, 34 podań, zakres: 26 do 51 podań) – pacjenci 
bez trwałej odpowiedzi na leczenie. 

 

W analizie uwzględniono ww. informacje – przyjęto, że: 33,3% (6 z 18) pacjentów z trwałą odpowiedzią 

przejdzie na stosowanie siltuksymabu co 6 tygodni po około 33 podaniach leku oraz 14,7% (5 z 34) 

pacjentów bez trwałej odpowiedzi przejdzie na stosowanie siltuksymabu co 6 tygodni po około 35 

podaniach leku. 
Uwzględnienie tego aspektu pozwoliło skorelować obserwowane efekty kliniczne z zużyciem 

wnioskowanej technologii oraz pozwoli na symulację zużycia wnioskowanej technologii w praktyce 

klinicznej, w której pacjenci z analizowanej populacji w przypadku znacznej redukcji objawów choroby 

odstawiają lek na dłuższe okresy lub przyjmują go z niższą częstotliwością. 

 

Ze względu na horyzont czasowy niniejszej analizy (2 lata, tj.) ww. zmiana długości cyklu leczenia nie 

miała istotnego wpływu na wyniki analizy. 

 
Średni odstęp między kolejnymi podaniami u pacjentów, którzy stosowali 3-tygodniowy cykl leczenia 

pod koniec okresu obserwacji i u pozostałych pacjentów (pacjentów, którzy stosowali 6-tygodniowy cykl 

leczenia pod koniec okresu obserwacji) przed rozpoczęciem 6-tygodniowych cykli wynosił:  

• 22,07 dni (SD, 5,34; mediana, 21 dni, zakres: od 14 do 82 dni) – pacjenci z trwałą odpowiedzią na 
leczenie; 

• 21,41 dni (SD, 3,16; mediana, 21 dni, zakres: od 14 do 56 dni) – pacjenci bez trwałej odpowiedzi 

na leczenie. 

 



Ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznego decyzji o finansowaniu ze środków publicznych 
stosowania produktu leczniczego Sylvant® (siltuksymab) w leczeniu dorosłych pacjentów z wieloogniskową 
chorobą Castlemana niezakażonych ludzkim wirusem niedoboru odporności (HIV) ani ludzkim wirusem opryszczki-
8 (HHV-8). 
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W opracowaniu uwzględniono także dyskontynuację leczenia z powodu wystąpienia zdarzeń 

niepożądanych. Zgodnie z wynikami badań MCD2001 [59], [75] i MCD2002 [60] zjawisko to jest bardzo 

rzadkie. Wśród pacjentów z badania MCD2001 stosujących siltuksymab (pacjenci z grupy badanej oraz 
pacjenci z grupy kontrolnej po cross-over) wystąpiły tylko 3 dyskontynuacje leczenia tylko z powodu 

zdarzeń niepożądanych (w tym wśród pacjentów po cross-over)† w sumarycznym okresie leczenia 

wynoszącym około 224,2 osobolat terapii (średni współczynnik występowania wynoszący około 0,013 

zdarzenia na rok terapii).  

W opracowaniu uwzględniono tylko 2 przypadki przerwania leczenia z powodu zdarzeń niepożądanych 

(1 podczas fazy podwójnie zaślepionej badania MCD2001 i 1 po zakończeniu tej fazy). 

W badaniu MCD2001 raportowano w sumie 12 dyskontynuacji siltuksymabu z powodu działań 

niepożądanych podczas fazy podwójnie ślepej próby. Jednak większość tych zdarzeń miała miejsce w 

momencie spełnienia kryteriów TF (większość objawów MCD można zaklasyfikować jako zdarzenia 
niepożądane). Dlatego w analizie uwzględniono tylko zdarzenia bez wcześniejszego lub konkurującego 

TF. 

Co więcej uwzględniono jedynie zaprzestanie leczenia z powodu działań niepożądanych obserwowanych 

w badaniach klinicznych siltuksymabu u pacjentów z ramienia siltuksymabu badania MCD2001 – jedno 

zdarzenie w 2 cyklu 21-dniowym okresu obserwacji obniżające przeżycie na terapii o współczynnik 

0,0189‡ oraz jedno zdarzenie w 32 cyklu 21-dniowym okresu obserwacji obniżające przeżycie na terapii 

o współczynnik 0,0323. 

 
Średni okres trwania terapii został określony na podstawie wyników modelu analizy ekonomicznej [107]. 

Ze względu na horyzont czasowy BIA wynoszący 2 lata (por. rozdział 2.3.), w niniejszej analizie 

wykorzystano okres stosowania wnioskowanej technologii obserwowany w badaniach MCD2001 [59], 

[75] i MCD2002 [60] i w okresie kontynuacji obserwacji pacjentów z tych badań [61]. 

                                                 
† W badaniu klinicznym MCD2001 u 12 osób z grupy siltuksymabu raportowano odstawienie leku z powodu zdarzeń niepożądanych 
przy ocenie bezpieczeństwa leczenia. Niemniej jednak jako podstawowy powód dyskontynuacji leczenia u większości tych 
pacjentów podano niepowodzenie leczenia; tylko jeden pacjent zakończył leczenie siltuksymabem w fazie podwójnie 
zamaskowanej badania MCD2001 z powodu zdarzenia niepożądanego [59]. Powyższe potencjalne rozbieżności wynikają z faktu, 
iż u danego pacjenta niepowodzenie leczenia dotyczyć może objawów MCD kwalifikowanych również jako zdarzenia niepożądane 
(np. anemia). Co więcej u pacjenta z nasileniem istniejących objawów MCD lub pojawieniem się nowych istotnych objawów MCD 
(kryteria niepowodzenia leczenia), występować może również radiologiczna progresja choroby. Taki pacjent wówczas 
kwalifikowany był jako kończący leczenie z powodu progresji choroby. 
‡ Iloraz liczby zdarzeń i liczby pacjentów „at-risk” stanowiący czynnik kalkulacji estymatorów Kaplan-Meier. 



2.1. Oceniana technologia i sposób jej finansowania 
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Tym samym w analizie wpływu na budżet wykorzystano nieekstrapolowane dane, które odzwierciedlały 

wartości estymatorów Kaplan-Meier dla czasu do uzyskania odpowiedzi, czasu do wystąpienia 

niepowodzenia leczenia oraz czasu przeżycia całkowitego§. 

Wyniki modelowania [107] świadczą, że:  

 
 

 

Szczegółowe informacje na temat wnioskowanej technologii zamieszczono w Analizie problemu 

decyzyjnego [40]. 

 

                                                 
§ Ze względu na złożoną strukturę danych, uwzgledniających wiele stanów oraz obecność konkurujących zdarzeń (np. wystąpienie 
odpowiedzi, zgonu przed niepowodzeniem leczenia lub niepowodzenia leczenia z jednego stanu) w modelu analizy ekonomicznej 
nie uwzględniono bezpośrednio estymatorów Kaplan-Meier (dane te przy założeniu odcięcia obserwacji w przypadku innych 
zdarzeń zawyżałyby prawdopodobieństwo przejść między stanami); uwzględniono tylko dane pod postacią skumulowanego 
hazardu każdego z możliwych przejść między stanami modelu Markowa, z korektą względem sumarycznego ryzyka 
konkurencyjnych zdarzeń zaproponowaną przez Ades i wsp. [64] – szczegóły w analizie ekonomicznej [104].  



Ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznego decyzji o finansowaniu ze środków publicznych 
stosowania produktu leczniczego Sylvant® (siltuksymab) w leczeniu dorosłych pacjentów z wieloogniskową 
chorobą Castlemana niezakażonych ludzkim wirusem niedoboru odporności (HIV) ani ludzkim wirusem opryszczki-
8 (HHV-8). 
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2.2. PERSPEKTYWA ANALIZY 

 

Analizowany problem decyzyjny dotyczy objęcia refundacją i ustalenia urzędowej ceny dla produktu 
Sylvant® w ramach części B Wykazu refundowanych leków, środków spożywczych specjalnego 

przeznaczenia żywieniowego oraz wyrobów medycznych [40] (por. rozdział 2.1.).  

Proponowany sposób refundacji nie uwzględnia współpłacenia świadczeniobiorcy (specjalistyczny, 

nowatorski i przełomowy lek stosowany w programie lekowym) [30]. 

 

W ramach analizy ekonomicznej wykazano, że wyniki z perspektywy płatnika publicznego są tożsame z 

wynikami z perspektywy wspólnej. Koszt inkrementalny stosowania wnioskowanej technologii i 

„placebo” różnił się pomiędzy rozpatrywanymi perspektywami ekonomicznymi o około 0,08% w 

horyzoncie czasowym 50 lat; koszt całkowity wnioskowanej technologii różnił się o około 0,12%, a koszt 
„placebo” – o około 1,22% [107]. 

 

Mając powyższe na uwadze, zgodnie z Wytycznymi dla przeprowadzania ocen technologii medycznych, 

opublikowanymi przez AOTMiT [1], niniejsza analiza wpływu na budżet została przeprowadzona z 

perspektywy płatnika publicznego (podmiotu zobowiązanego do finansowania świadczeń ze środków 

publicznych; Narodowego Funduszu Zdrowia; NFZ). 

Wyniki z perspektywy wspólnej płatnika publicznego i świadczeniobiorców przedstawiono w analizie 

wrażliwości. 
 

2.3. HORYZONT CZASOWY ANALIZY  

 

W analizie wpływu na budżet dokonuje się oceny wpływu danej technologii medycznej na jednoroczny 

budżet opieki zdrowotnej w czasie kilku lat następujących po podjęciu decyzji o finansowaniu ze środków 

publicznych nowej technologii, zazwyczaj do ustalenia się równowagi na rynku lub co najmniej w ciągu 

pierwszych 2 lat od daty rozpoczęcia finansowania danej technologii medycznej ze środków publicznych 

[1]. 
 

Punkt początkowy niniejszej analizy obejmuje pierwszy rok, w którym będzie możliwe stosowanie 

refundowanego leku Sylvant® w ramach scenariusza nowego (przy założeniu pozytywnej decyzji 

Ministra Zdrowia dotyczącej objęcia refundacją wnioskowanej technologii i inicjalizacji proponowanego 

programu lekowego). 

 



2.3. Horyzont czasowy analizy 
2.4. Scenariusze porównywane i punkty końcowe analizy 
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Ustalono, że ze względu na brak jakichkolwiek opcjonalnych technologii lekowych, które posiadają 

dowody naukowe potwierdzające ich skuteczność, moment stabilizacji analizowanego rynku powinien 

wystąpić bardzo szybko. Wnioskowana technologia powinna być stosowana u wszystkich pacjentów 
spełniających kryteria włączenia do proponowanego programu lekowego od momentu identyfikacji 

pacjentów z analizowanej populacji. 

Na tej podstawie przyjęto, że horyzont czasowy niniejszej analizy będzie obejmował okres pierwszych 2 

lat obowiązywania pozytywnej decyzji refundacyjnej Ministra Zdrowia (tj. dwa pełne lata po roku 

wpisania wnioskowanej technologii do Wykazu i uruchomienia programu lekowego), przy czym już od 

pierwszego roku wszyscy pacjenci z analizowanej populacji będą włączani do proponowanego programu 

lekowego.  

 

Zasadność przyjęcia 2-letniego okresu potwierdzają informacje w art. 11. ust. 3 pkt. 3 Ustawy o 
refundacji [30] świadczące, iż pozytywne rozpatrzenie wniosku o objęcie refundacją i ustalenie 

urzędowej ceny dla produktu Sylvant®, stosowanego w analizowanym wskazaniu, będzie obowiązywać 

przez 2 lata od decyzji Ministra Zdrowia.  

 

Tym samym w ramach analizy wpływu na budżet refundacji ceny leku Sylvant® w analizowanym 

wskazaniu przeprowadzono symulację wysokości nakładów finansowych z jednorocznego budżetu 

płatnika publicznego i wydatków świadczeniobiorców (analiza wrażliwości) w horyzoncie 2 lat. 

Przeprowadzono ocenę konsekwencji finansowych dla kolejnych lat obserwacji w odniesieniu do 
porównywanych ze sobą możliwych scenariuszy („nowy scenariusz” vs „scenariusz istniejący”) w okresie 

2 pierwszych lat obowiązywania pozytywnej decyzji Ministra Zdrowia, przy corocznej ocenie wydatków 

z budżetu płatnika publicznego. 

 

2.4. SCENARIUSZE PORÓWNYWANE I PUNKTY KOŃCOWE ANALIZY  

 

W ramach analizy porównano wydatki z budżetu płatnika publicznego (podmiotu zobowiązanego do 

finansowania świadczeń medycznych) i portfeli świadczeniobiorców (w analizie wrażliwości) ponoszone 
w ramach opieki nad pacjentami z analizowanej populacji w przypadku braku działań mających na celu 

rozszerzenie dostępu do wnioskowanej technologii (status quo, „scenariusz istniejący”; brak 

finansowania produktu Sylvant® w programie lekowym) oraz wysokość tych nakładów w sytuacji 

finansowania wnioskowanej technologii ze środków publicznych w proponowanym programie lekowym 

(„nowy scenariusz”). 

 

Analizowany problem decyzyjny dotyczył choroby rzadkiej [40], dotykającej kilkudziesięciu chorych w 

Polsce. Siltuksymab jest pierwszym lekiem, który uzyskał rejestrację w leczeniu pacjentów z MCD w UE 
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i USA na podstawie wyników międzynarodowego, randomizowanego, podwójnie zaślepionego i 

kontrolowanego badania klinicznego (pierwszego i jedynego dotychczas randomizowanego badania 

klinicznego dla chorych na MCD) [59], [75]. Siltuksymab został zarejestrowany jako sierocy produkt 
leczniczy w leczeniu MCD w UE 30 listopada 2007 roku. Ponieważ nie ma innych zarejestrowanych opcji 

leczenia do zastosowania w MCD, nie ma złotego standardu leczenia MCD, a zatem nie istnieją żadne 

inne opcje leczenia o udowodnionej skuteczności klinicznej w terapii pacjentów z analizowanej populacji. 

Wnioskowaną technologię (stosowaną z BSC) porównano ze stosowaniem samej BSC (schemat 

„placebo”) – dotyczy wszystkich pacjentów z Polski. W przypadku opublikowania nowych danych w 

przyszłości umożliwiono w modelu uwzględnienie tocilizumabu jako schematu stosowanego we 

wnioskowanym wskazaniu.  

 w opracowaniu przyjęto, że stosowanie 

tocilizumabu nie będzie zastępowane przez wnioskowaną technologię ze względu na brak wykorzystania 
w Polsce (0% w leczeniu pacjentów z analizowanej populacji). Co więcej ocena efektów i kosztów 

leczenia tocilizumabem jest w chwili obecnej nie możliwa do przeprowadzenia, gdyż nie zidentyfikowano 

danych klinicznych umożliwiających włączenie tocilizumabu do modelu [107]. Niemniej jednak model 

dołączony do opracowania zawiera moduł umożliwiający to porównanie w przypadku dostępności 

odpowiednich danych klinicznych w przyszłości oraz wzrostu wykorzystania tego leku w Polsce. 

 

 

Do potencjalnych opcji leczenia zaliczyć można różne schematy 
chemioterapii, rytuksymab w monoterapii lub w połączeniu z chemioterapią i talidomid. Terapie te 

obecnie są dostosowywane indywidualnie do każdego pacjenta i zazwyczaj podawane są przez 

ograniczony okres (przez ograniczoną z góry liczbę cykli) nie stanowią więc miarodajnych opcji 

terapeutycznych umożliwiających co najmniej stabilizację choroby, co wyraża się poprzez brak rejestracji 

tych opcji terapeutycznych w analizowanym wskazaniu i braku wiarygodnych dowodów klinicznych 

skuteczności. Niemniej jednak zwykle stosuje się je w ostateczności jako próba poprawy rokowania 

pacjenta w sytuacji braku dostępu do siltuksymabu. 

Z tych powodów głównym komparatorem dla wnioskowanej technologii jest sama BSC, która w 
znacznym stopniu odzwierciedla grupę kontrolną badania MCD2001 (placebo + BSC). 

Na uwagę zasługuję, że w badaniu MCD2001 większość pacjentów z grupy badanej bardzo szybko 

doświadczyła niepowodzenia leczenia i rozpoczęła leczenie z wykorzystaniem kolejnych opcji 

terapeutycznych (u większości stosowano siltuksymab,  

  

Powyższe może oznaczać, że uwzględniony komparator z badania klinicznego MCD2001 odzwierciedla 

istniejącą praktykę kliniczną, z niewielkim przesunięciem w czasie momentu inicjalizacji indywidualnego 



2.4. Scenariusze porównywane i punkty końcowe analizy 
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leczenia opartego na rytuksymabie, chemioterapii i/lub talidomidzie – wyniki komparatora „placebo” 

modelu ekonomicznego, w którym pominięto stosowanie siltuksymabu po niepowodzeniu leczenia 

odzwierciedlać więc mogą konsekwencje zdrowotne i koszty aktualnego leczenia pacjentów z 
analizowanej populacji w Polsce. 

Z drugiej strony, brak dowodów naukowych potwierdzających skuteczność opcji terapeutycznych 

opartych na rytuksymabie, chemioterapii i/lub talidomidzie może świadczyć, że stosowanie tych opcji w 

miejsce wnioskowanej technologii będzie wiązać się z takimi samymi efektami klinicznymi jak stosowanie 

placebo.  

 

Komparatory dla wnioskowanej technologii rozważono przy uwzględnieniu zaleceń klinicznych, 

istniejącej praktyki klinicznej w Polsce, zarejestrowanych wskazań do stosowania preparatów 

tocilizumabu (w leczeniu MCD zarejestrowany tylko w Japonii; brak rejestracji w Europie i USA), 
dostępności dowodów naukowych potwierdzających ich skuteczność kliniczną w leczeniu MCD oraz 

zbliżonego mechanizmu działania do wnioskowanej technologii. Szczegóły dotyczące wnioskowanej 

technologii i wyboru komparatorów przedstawiono w przeprowadzonej przez Centrum HTA Sp. z o.o. 

OTM Sp. komandytowa Analizie problemu decyzyjnego [40]. 

 

 

 

.  
Zgodnie z informacjami uzyskanymi od Wnioskodawcy i AOTMiT  

 

żyjących w Polsce w wariancie najbardziej prawdopodobnym; por. rozdział 2.5.2.). Pacjenci ci zostali 

uwzględnieni w scenariuszu istniejącym, przy czym założono, że koszt terapii u tych pacjentów jest 

ponoszony przez płatnika publicznego na takim samym poziomie jak w przypadku nowego scenariusza 

  

Co więcej, mając na uwadze uwzględnienie wnioskowanej technologii w procedurze ratunkowego 

dostępu do świadczeń w chwili obecnej [76], w opracowaniu przyjęto, że w scenariuszu istniejącym 
(zakładającym brak realizacji proponowanego programu lekowego)  

diagnozowanych w kolejnych latach analizy stosować będzie siltuksymab w ramach tej procedury. 

 

Przedstawione powyżej opcje („placebo”, siltuksymab w programie ratunkowego dostępu do technologii 

lekowych) uwzględniono w ramach niniejszego opracowania – przyjęto ich stosowanie w scenariuszu 

istniejącym.  

W ramach nowego scenariusza założono, że zmiana statusu refundacyjnego wnioskowanej technologii 

spowoduje wzrost jej wykorzystania w miejsce tych opcji.    
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W przypadku refundacji, wnioskowana technologia będzie pierwszą i jedyną zarejestrowaną w 

analizowanym wskazaniu technologią lekową dostępną dla pacjentów w Polsce. Na tej podstawie 

przyjęto, że w nowym scenariuszu wszyscy pacjenci z analizowanej populacji będą rozpoczynać 
stosowanie siltuksymabu w przypadku spełnienia kryteriów kwalifikacji do proponowanego programu 

lekowego. 

Mając na uwadze wyniki Analizy klinicznej [41] oraz założenia Analizy ekonomicznej [107], w niniejszej 

analizie przyjęto różną skuteczność i bezpieczeństwo stosowania wnioskowanej technologii oraz 

„placebo”.

 

Zestawienie założeń porównywanych scenariuszy przedstawiono w tabeli poniżej. 

 
Tabela 1. Zestawienie założeń porównywanych scenariuszy. 

 Scenariusz istniejący (status quo) Nowy scenariusz 

Dostępne opcje Siltuksymab (program ratunkowego 
dostępu) u 25%, „placebo” Siltuksymab w programie lekowym u 100% 

Stosowanie siltuksymabu  Tak, tylko w programie ratunkowego 
dostępu Tak, u wszystkich w programie lekowym 

Inne różnice Brak  

 

W ramach niniejszej analizy wpływu na system ochrony zdrowia przedstawiono: 

• liczebność populacji, o której mowa w §6 ust. 1 i 2 rozporządzenia [3] (por. rozdział 2.5.), 

• ilościową prognozę rocznych wydatków podmiotu zobowiązanego do finansowania świadczeń ze 
środków publicznych, jakie będą ponoszone na leczenie pacjentów w stanie klinicznym wskazanym 

we wniosku, z wyszczególnieniem składowej wydatków stanowiącej refundację ceny wnioskowanej 

technologii przy założeniu, że minister właściwy do spraw zdrowia nie wyda decyzji o objęciu 

refundacją, o której mowa w art. 11 ust. 1 ustawy, zgodnie z §6 ust. 4 rozporządzenia [3] (prognoza 

opisana jako „scenariusz istniejący”, status quo), 

• ilościową prognozę rocznych wydatków podmiotu zobowiązanego do finansowania świadczeń ze 
środków publicznych, jakie będą ponoszone na leczenie pacjentów w stanie klinicznym wskazanym 

we wniosku, z wyszczególnieniem składowej wydatków stanowiącej refundację ceny wnioskowanej 

technologii, przy założeniu, że minister właściwy do spraw zdrowia wyda decyzję o objęciu 

refundacją, o której mowa w art. 11 ust. 1 ustawy, zgodnie z §6 ust. 5 rozporządzenia [3] (prognoza 
opisana jako „nowy scenariusz”), 

• oszacowanie różnicy między ww. prognozami, zgodnie z §6 ust. 6 rozporządzenia [3], 

• zgodnie z §6 ust. 7 rozporządzenia [3], przedstawiono również prognozy i różnice w ich wartościach 
dla dwóch skrajnych scenariuszy wielkości populacji docelowej (warianty opisane jako „minimalny” 

i „maksymalny”). 



2.5. Charakterystyka i liczebność analizowanej populacji 
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W ramach niniejszej analizy podjęto również próbę oszacowania aktualnych rocznych wydatków 

podmiotu zobowiązanego do finansowania świadczeń ze środków publicznych, ponoszonych na leczenie 

pacjentów w stanie klinicznym wskazanym we wniosku, z wyszczególnieniem składowej wydatków 
stanowiącej refundację ceny wnioskowanej technologii, o ile występuje, zgodnie z §6 ust. 3 

rozporządzenia [3].  

 

2.5. CHARAKTERYSTYKA I LICZEBNOŚĆ ANALIZOWANEJ POPULACJI  

 

2.5.1. CHARAKTERYSTYKA ANALIZOWANEJ POPULACJI 

 

Zarejestrowane wskazanie do stosowania ocenianego produktu obejmuje leczenie dorosłych pacjentów 

z wieloogniskową chorobą Castlemana niezakażonych HIV ani HHV-8 [58]. 
Tym samym populację niniejszej analizy stanowili dorośli pacjenci z wieloogniskową chorobą Castlemana 

niezakażeni HIV ani HHV-8. 

 

W opracowaniu uwzględniono wyniki modelu Analizy ekonomicznej [107]. Tym samym pośrednio 

uwzględniono charakterystyki populacji docelowej wykorzystane w modelowaniu. Przeprowadzone na 

etapie Analizy ekonomicznej [107] modelowanie opierało się na wieku pacjenta, strukturze płci, 

wielkości masy ciała i powierzchni ciała, które uwzględniono w celu kalkulacji specyficznego dla 

analizowanej populacji ryzyka zgonu (wpływa na długość stosowania porównywanych interwencji) oraz 
wysokości zużycia zasobów medycznych, w tym wnioskowanej technologii.  

 
Tabela 2. Charakterystyki pacjentów włączonych do badania MCD2001 [59], [75]. 

 Wartość 
Wiek (w latach) 45,5 (SD 13,4) 

Odsetek mężczyzn 65,8% (N=79) 
Masa ciała w kg 72,0 (SD 17,6) 

Powierzchnia ciała w m2 1,8 (SD 0,3) 
Odsetek pacjentów z podtypem histologicznym: naczyniowo-szklistym / 

plazmatyczno-komórkowym / mieszanym 33% / 23% / 44% 

 

Zgodnie z opinią ekspertów klinicznych przedstawione powyżej charakterystyki w przybliżeniu 
odpowiadają charakterystykom pacjentów z analizowanej populacji z Polski [76]. 

 

Uwzględniono populację otwartą pacjentów – obserwacji poddawano zagregowaną grupę pacjentów 

wymagających leczenia MCD każdego roku horyzontu czasowego analizy.  

Nie poddawano obserwacji każdego pacjenta osobno, gdyż brakuje wiarygodnych informacji 

umożliwiających przeprowadzenie tego typu analizy.  
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W pierwszej kolejności oceniono chorobowość stanu klinicznego wskazanego we Wniosku (liczbę 

pacjentów, którzy mogą rozpocząć stosowanie wnioskowanej technologii w pierwszym roku – zarówno 

pacjenci, u których zaistniał stan kliniczny wskazany we wniosku w danym roku, jak i pacjenci, u których 
ten stan występował również w latach poprzednich) i następnie określono roczną zapadalność na stan 

kliniczny wskazany we Wniosku (liczbę pacjentów, którzy mogą rozpocząć stosowanie wnioskowanej 

technologii w drugim i kolejnych latach).  

Na podstawie liczby pacjentów mogących rozpocząć leczenie siltuksymabem w proponowanym 

programie każdego roku określono wydatki z budżetu płatnika publicznego i wydatki z portfeli 

świadczeniobiorców (tylko w analizie wrażliwości) przy uwzględnieniu danych wejściowych, założeń i 

wyników modelu Analizy ekonomicznej [107]. 

 

2.5.2. LICZEBNOŚĆ POPULACJI 
 

Przeprowadzono ocenę liczebności populacji pacjentów w stanie klinicznym wskazanym we wniosku przy 

uwzględnieniu:  

• opublikowanych wskaźników epidemiologicznych określonych na podstawie: danych z kart 
pacjentów leczonych w dwóch ośrodkach medycznych z USA (potwierdzone diagnozy MCD) [57] 

lub analizy medycznych baz danych z USA (niepotwierdzone klinicznie diagnozy MCD: identyfikacja 

przypadków na podstawie zużywanych zasobów medycznych i chorób współistniejących wśród 

chorych na limfadenopatię) [56] . 

 
Analizowany problem decyzyjny dotyczy choroby rzadkiej, dla której nie są dostępne żadne w pełni 

wiarygodne dane pozwalające określić liczebność populacji. W ramach niniejszego opracowania 

wykorzystano wszystkie dostępne warianty oceny liczebności chorych, z preferencyjnym 

wykorzystaniem danych dotyczących Polski.  

  



2.5. Charakterystyka i liczebność analizowanej populacji 

 

 

 
 

 23  

2.5.2.1. LICZEBNOŚĆ POPULACJI, O KTÓREJ MOWA W § 6 UST. 1 PKT. 1 

ROZPORZĄDZENIA [3] 

 

 

 

                                                 
 odpowiednia wydolność narządowa w badaniach laboratoryjnych, stan sprawności według ECOG 0–2, brak występowania 

chłoniaka w wywiadzie, brak występowania nowotworów złośliwych w wywiadzie (z wyjątkiem odpowiednio leczonego raka 
podstawnokomórkowego lub płaskonabłonkowego skóry, raka szyjki macicy in situ lub raka innego niż chłoniak, w przypadku, 
gdy pacjent był wolny od choroby co najmniej 3 lata), całkowita liczba neutrofilów ≥ 1,0 x 109/l oraz liczba płytek ≥ 50 x 109/l 
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Przedstawiane dane dotyczące chorobowości uwzględniono w analizie podstawowej. 

W ramach analizy wrażliwości uwzględniono liczebność populacji docelowej określoną na podstawie 

wskaźników epidemiologicznych występowania MCD w US [56], [57]. 

 

W badaniu [57] ustalono, że chorobowość MCD wynosi od 0,65 do 2,37 chorych na 1 mln osób w 

zależności od ośrodka. Wśród zdiagnozowanych chorych: 35 z 41 chorych nie było zakażonych HIV, 35 
z 40 chorych nie było zakażonych HHV-8. Zapadalność określono na poziomie 0,15 chorych na 1 mln 

osobolat. 

 

W badaniu [56] ustalono, że chorobowość MCD wynosi od 10 do 23 chorych na 1 mln osób w zależności 

od bazy danych. Zapadalność określono na poziomie od 5,1 do 5,7 chorych na 1 mln osobolat. 

 

W celu określenia liczebności populacji pacjentów kwalifikujących się do proponowanego programu na 

podstawie danych z badań [56], [57] uwzględniono liczebność populacji generalnej Polski pod koniec 
2018 roku (38411 tys.) [90] 

 jeżeli 

tych informacji nie zawierały publikacje [56], [57]. 

 

Wykorzystując wszystkie ww. dane określono potencjalną liczbę pacjentów z MCD kwalifikujących się 

do stosowania wnioskowanej technologii w Polsce. Wszystkie zidentyfikowane warianty oceny 

liczebności przedstawiono w tabeli poniżej. 



2.5. Charakterystyka i liczebność analizowanej populacji 
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Tabela 3. Liczebność analizowanej populacji pacjentów. 

 Rok Wariant 
prawdopodobny 

Wariant 
minimalny 

Wariant 
maksymalny 

 
 

 

    

    

 
 

    

    

Dane prezentowane przez 
Robinson 2014 (US) 

Rok 1 (chorobowość) 29 12 45 

Rok 2 (zapadalność) 3 3 3 

Dane prezentowane przez Munshi 
2014 (US; niepotwierdzone 

klinicznie przypadki) 

Rok 1 (chorobowość) 111 67 155 

Rok 2 (zapadalność) 36 34 38 

 

W ramach analizy podstawowej wykorzystano dane, które w najwyższym stopniu odzwierciedlają 
sytuację w całej Polsce –  Pozostałe warianty, 

jako mniej prawdopodobne (uwzględniające opinie poszczególnych ekspertów, dotyczące innych 

warunków niż polskie i/lub uwzgledniające przypadki niepotwierdzone klinicznie) zostały wykorzystane 

w analizie wrażliwości. 

 

Ustalono, że liczba chorych na HIV-negatywną, HHV-8-negatywną MCD kwalifikujących się do 

proponowanego programu lekowego może wynosić:  

w roku 2. (liczebność populacji, o której mowa w § 6 ust. 1 pkt 1 lit. a i b rozporządzenia 
[3]). 

 
2.5.2.2. LICZEBNOŚĆ POPULACJI, O KTÓREJ MOWA W § 6 UST. 1 PKT. 2 

ROZPORZĄDZENIA [3] 

 

Jak przedstawiono w rozdziale 2.4. w chwili obecnej w Polsce 3 pacjentów stosuje siltuksymab w ramach 

ratunkowego dostępu do technologii lekowych.  

 

 

W opracowaniu przyjęto, że odsetek wykorzystania siltuksymabu w scenariuszu istniejącym będzie 
wynosił  zarówno wśród pacjentów mogących zostać włączonych do programu w roku 1 jak i w 

roku 2.   

 

 

 

Podsumowując, w analizie podstawowej określono, że stosowanie wnioskowanej technologii w 

proponowanym programie lekowym w przypadku jej refundacji (liczebność populacji, o której mowa w 
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§ 6 ust. 1 pkt 2 rozporządzenia [3]) wyniesie:  

 

 
 

 

 

2.5.2.3. PODSUMOWANIE INFORMACJI NA TEMAT LICZEBNOŚCI POPULACJI  

 

Podsumowanie informacji na temat liczebności populacji docelowej, uwzględnionej w ramach analizy 

podstawowej przedstawiono w tabeli poniżej. 

 

2.6. ANALIZA WPŁYWU NA SKUTKI ZDROWOTNE  

 

Nie przeprowadzono szczegółowej analizy wpływu na skutki zdrowotne w ujęciu populacyjnym.  

   

2.7. KOSZTY UWZGLĘDNIONE W OPRACOWANIU 
 

W ramach niniejszego opracowania uwzględniono zasoby zużywane w trakcie stosowania 

porównywanych opcji leczenia dorosłych pacjentów z wieloogniskową chorobą Castlemana 

niezakażonych ludzkim wirusem niedoboru odporności (HIV) ani ludzkim wirusem opryszczki-8 (HHV-8) 

w warunkach polskich.  

 

Zasoby uwzględnione w analizie związane są przede wszystkim z kosztami z perspektywy płatnika 

publicznego i świadczeniobiorców. Zidentyfikowano koszty bezpośrednie medyczne, różniące 

porównywane schematy leczenia:  

• koszt stosowania wnioskowanej technologii,  
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• koszt realizacji programu lekowego (pobytów związanych z podaniem leku i diagnostyką, ryczałtu 
za diagnostykę), 

• koszt kolejnych linii leczenia,  

• koszt leków BSC; 

• koszt standardowej opieki uwzględniający koszt rutynowych konsultacji z lekarzem oraz badań 
diagnostycznych, 

• koszt leczenia zdarzeń niepożądanych w trakcie leczenia. 
Uwzględniono wszystkie kategorie kosztu i takie same założenia na etapie Analizy ekonomicznej [107]. 

 

Dane kosztowe zebrano w czerwcu 2020 roku z aktualizacją w lipcu 2021 roku. 

 

Informacje na temat sugerowanego sposobu finansowania wnioskowanej technologii ze środków 
publicznych przedstawiono w rozdziale 2.1. niniejszego opracowania.  

 

W opracowaniu uwzględniono sugerowaną cenę wnioskowanej technologii (tabela poniżej). 

W analizie podstawowej uwzględniono koszt wnioskowanej technologii obejmujący wyłącznie 

wykorzystaną część fiolki zgodnie z zasadami rozliczenia substancji czynnych w programach lekowych. 

W analizie wrażliwości testowano wpływ na wyniki uwzględnienia kosztu niewykorzystanej części fiolki 

[107]. 

 

Koszt refundowanych leków określono w ramach analizy podstawowej na podstawie: średniego kosztu 

mg niektórych substancji czynnych stosowanych w chemioterapii lub programach lekowych w kwietniu 
2021 roku [104], aktualnego Obwieszczenia Ministra Zdrowia [37], danych na temat liczby 

zrefundowanych opakowań leków szpitalnych w okresie styczeń-marzec 2019 roku [47] lub 2020 roku 

[105] i danych dotyczących liczby sprzedanych opakowań leków ambulatoryjnych w 2020 roku [105]. 

Koszt jednostkowy refundowanych leków przedstawiono w tabeli poniżej. 
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Tabela 6. Koszt jednostkowy leków refundowanych. Koszt w PLN. 

 Jednostka 
Ceny z Obwieszczenia Ceny średnie* 

NFZ Wspólna NFZ Wspólna 
Prednisonum  1 mg 0,0455 0,0784 Nie dotyczy Nie dotyczy 
Venlafax inum  1 mg 0,0070 0,0103 Nie dotyczy Nie dotyczy 
Omeprazolum  1 mg 0,0114 0,0289 Nie dotyczy Nie dotyczy 
Furosemidum  1 mg 0,0027 0,0054 Nie dotyczy Nie dotyczy 
Cisplatinum  1 mg 0,5219 0,5219 0,5219 0,5219 

Cyclophosphamidum  1 mg 0,0577 0,0577 0,0558 0,0558 
Doxorubicinum  1 mg 0,6426 0,6426 0,6426 0,6426 

Etoposidum  1 mg 0,1588 0,1588 0,1588 0,1588 
Ritux imabum  1 mg 3,6057 3,6057 3,6057 3,6057 

Vincristini sulfas 1 mg 26,0808 26,0808 25,1876 25,1876 
Preparaty zawierające żelazo 1 tabletka 0,0000 1,5129** Nie dotyczy Nie dotyczy 

* analiza wrażliwości; ** średni koszt jednostki doustnej pod postacią inną niż syrop; dane Medycyny Praktycznej [38] 
 

W analizie podstawowej uwzględniono koszty jednostkowe określone na podstawie średniego kosztu 
mg niektórych substancji czynnych stosowanych w chemioterapii lub programach lekowych w kwietniu 

2021 roku [104] oraz w pozostałych przypadkach na podstawie cen i limitów leków z aktualnego 

obwieszczenia Ministra Zdrowia [37]. 

 

Koszt pozostałych świadczeń medycznych uwzględniony w opracowaniu przedstawiono poniżej. 

 
Tabela 7. Pozostałe kategorie kosztu jednostkowego. 

 Wycena w PLN z perspektywy 
NFZ (wspólnej) Źródło 

5.08.07.0000003, Hospitalizacja w 
trybie jednodniowym związana z 

wykonaniem programu 
486,72 Katalog 1k Katalog świadczeń i zakresów – 

leczenie szpitalne – programy lekowe [94] 

5.08.08.0000113, Diagnostyka w 
programie leczenia nowotworów 

podścieliska przewodu 
pokarmowego (GIST) – leczenie 

adjuwantowe* 

1480 katalog 1l Katalog ryczałtów za 
diagnostykę w programach lekowych [95] 

5.08.07.0000004, Przyjęcie 
pacjenta w trybie ambulatoryjnym 
związane z wykonaniem programu 

108,16 Katalog 1k Katalog świadczeń i zakresów – 
leczenie szpitalne – programy lekowe [94] 

Thalidomide, 100 mg 8,034 

Katalog 1t – A. Katalog refundowanych 
substancji czynnych Część A: substancje 

czynne zawarte w lekach 
niedopuszczonych do obrotu na terytorium 

RP [96] 

Melphalan, 100 mg 300,664 

Katalog 1t – A. Katalog refundowanych 
substancji czynnych Część A: substancje 

czynne zawarte w lekach 
niedopuszczonych do obrotu na terytorium 

RP [96] 



2.7. Koszty uwzględnione w opracowaniu 

 

 

 
 

 29  

 Wycena w PLN z perspektywy 
NFZ (wspólnej) Źródło 

Z01, 5.51.01.0021001, 
Kompleksowa diagnostyka 

onkologiczna 
3517 1a – katalog grup [97] 

S23, 5.51.01.0016023, 
Przeszczepienie allogenicznych 

komórek krwiotwórczych od 
dawcy alternatywnego* 

262079 1a – katalog grup [97] 

5.30.00.0000012, W12 
Świadczenie specjalistyczne 2-go 

typu 
75 

Katalog 5a Katalog ambulatoryjnych grup 
świadczeń specjalistycznych, grupy W i 

PPW [99] 
5.30.00.0000011, W11 

Świadczenie specjalistyczne 1-go 
typu 

44 
Katalog 5a Katalog ambulatoryjnych grup 
świadczeń specjalistycznych, grupy W i 

PPW [99] 
5.03.00.0000117, TK: badanie 

trzech lub więcej okolic 
anatomicznych bez i ze 

wzmocnieniem kontrastowym 
564 

Katalog 1b. KATALOG ZAKRESÓW 
AMBULATORYJNYCH ŚWIADCZEŃ 

DIAGNOSTYCZNYCH KOSZTOCHŁONNYCH 
(ASDK) [100] 

Koszt leczenia zdarzeń 
niepożądanych – anemia 2194,45 AOTMiT AWA nr ot.4331.67.2019 (Kisqali) 

[91], zaktualizowane CPI 
Koszt leczenia zdarzeń 

niepożądanych – nadciśnienie 100,14 (167,36) AOTMiT AWA nr OT.4331.9.2019 (Tafinlar) 
[92], zaktualizowane CPI 

Koszt leczenia zdarzeń 
niepożądanych – zmęczenie 44 AOTMiT AWA nr ot.4331.67.2019 (Kisqali) 

[91] (W11) 
Koszt leczenia zdarzeń 

niepożądanych – nudności 760,27 AOTMiT AWA nr ot.4331.33.2019 (Ninlaro) 
[93] zaktualizowane CPI 

Koszt leczenia zdarzeń 
niepożądanych – neutropenia 6434,73 AOTMiT AWA nr ot.4331.67.2019 (Kisqali) 

[91] zaktualizowane CPI 
5.08.05.0000175, "Hospitalizacja 

jednego dnia związana z 
podaniem leku z części A katalogu 

leków" 
389,92 Katalog 1e Katalog świadczeń 

podstawowych (chemioterapii) [101] 

5.08.05.0000008, Okresowa ocena 
skuteczności chemioterapii 270,4 

Katalog 1j Katalog świadczeń 
wspomagających (chemioterapii  2019 - 

180) 
* uwzględniono dla wnioskowanej technologii ze względu na zbliżony zakres i częstotliwość badań diagnostycznych w programie 
dla pacjentów z nowotworem podścieliska przewodu pokarmowego i proponowanym programie dla wnioskowanej technologii. 
 

Przedstawione powyżej dane jednostkowe stanowiły bezpośrednie dane wejściowe modelu Analizy 

ekonomicznej [107]. Na podstawie przeprowadzonego modelowania uzyskano niezdyskontowane, 

sumaryczne koszty w obrębie danej kategorii w przeliczeniu na pacjenta włączanego do obserwacji w 

modelu (tj. pacjenta rozpoczynającego leczenie z wykorzystaniem jednej z porównywanych opcji 

terapeutycznych). 
Dane te przedstawiono poniżej. 
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Koszt leków BSC 
W 1. roku leczenia 72,33 69,16 
W 2. roku leczenia 68,59 45,72 

Koszt leków kolejnych linii 
W 1. roku leczenia 13 081,74 24 924,86 
W 2. roku leczenia 8 815,56 4 335,19 

Koszt opieki standardowej 
W 1. roku leczenia 207,67 795,77 
W 2. roku leczenia 331,16 460,21 

Inne koszty zależne od stanu 
W 1. roku leczenia 0,00 0,00 
W 2. roku leczenia 0,00 0,00 

Koszt leczenia zdarzeń niepożądanych 
W 1. roku leczenia 1 115,98 1 334,60 
W 2. roku leczenia 731,53 389,92 

 

W opracowaniu uwzględniono analogiczne założenia i dane wejściowe dla kosztów jak w przypadku 

Analizy ekonomicznej [107]. 

 
Opierając się na Wytycznych przeprowadzania ocen technologii medycznych [1], w ramach niniejszej 

analizy wpływu na budżet nie uwzględniono dyskontowania. 

 

2.8. METODY ESTYMACJI WYNIKÓW ANALIZY W UJĘCIU POPULACYJNYM 

 

Zastosowana w niniejszej analizie metoda estymacji wyników w ujęciu populacyjnym uwzględnia 

obserwację rocznej liczby pacjentów, która pozwala określić sumaryczne zużycie danych zasobów lub 

sumaryczne koszty w ujęciu populacyjnym. W uproszczeniu, iloczyn liczby pacjentów w danym roku 

oraz rocznego zużycia danego zasobu medycznego i jego kosztu jednostkowego pozwala określić 
całkowite wydatki wśród pacjentów w stanie klinicznym wskazanym we wniosku. 

 

W pierwszej kolejności oceniono liczbę pacjentów mogących rozpoczynać leczenie z wykorzystaniem 

porównywanych interwencji każdego roku należącego do horyzontu czasowego analizy i następnie 
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określono wydatki z budżetu płatnika publicznego przy uwzględnieniu danych wejściowych i wyników 

modelu Analizy ekonomicznej [107] (dane w rozdziale 2.7.). 

 
Wykorzystano wyniki modelu Analizy ekonomicznej [107] pod postacią rocznego zużycia zasobów lub 

kosztu przypadającego na pacjenta rozpoczynającego leczenie z wykorzystaniem porównywanych 

interwencji. Przykładowo koszt wnioskowanej technologii określono dla pierwszych 12 miesięcy (𝑍𝑍1−12) 

oraz między 13 a 24 miesiącem (𝑍𝑍13−24) na podstawie modelu Analizy ekonomicznej [107]. Ww. dane 

przedstawiono w przeliczeniu na pacjenta rozpoczynającego leczenie na początku horyzontu czasowego 
analizy (dane uwzględniają zdarzenia wykluczające z leczenia, tj. niepowodzenie leczenia lub zgon). 

Następnie dysponując informacjami na temat liczby pacjentów rozpoczynających leczenie wnioskowaną 

technologią każdego roku horyzontu czasowego analizy (𝑃𝑃𝑅𝑅𝑅𝑅𝑅𝑅 1, 𝑃𝑃𝑅𝑅𝑅𝑅𝑅𝑅 2) określono sumaryczny koszt 

stosowania wnioskowanej technologii wśród wszystkich chorych zgodnie z algorytmem: 

• w roku 1.: 𝑃𝑃𝑅𝑅𝑅𝑅𝑅𝑅 1 ∙ 𝑍𝑍1−12 

• w roku 2.: 𝑃𝑃𝑅𝑅𝑅𝑅𝑅𝑅 1 ∙ 𝑍𝑍13−24 + 𝑃𝑃𝑅𝑅𝑅𝑅𝑅𝑅 2 ∙ 𝑍𝑍1−12, itd. 

Analogiczne obliczenia przeprowadzono dla pozostałych kategorii kosztów (por. dane w rozdziale 2.7.). 

 

Na uwagę zasługuje fakt, że przedstawione obliczenia zakładają włączenie wszystkich pacjentów do 

programu na początku każdego kolejnego roku (w praktyce pacjent może być włączany do programu w 

każdym momencie). Brak uwzględnienia możliwości włączenia pacjentów do programu w każdym 

momencie roku zawyża wykorzystanie wnioskowanej technologii i tym samym może zawyżać 

obserwowane wydatki z budżetu NFZ na realizację scenariusza nowego w początkowych latach jego 

realizacji. Zastosowana metoda odzwierciedla więc konserwatywne podejście do rozważanego problemu 

decyzyjnego. 
 

2.9. ANALIZA WRAŻLIWOŚCI I WYKAZ PARAMETRÓW ANALIZY WPŁYWU NA 

BUDŻET  

 

W ramach analizy podstawowej uwzględniono trzy warianty:  

• „najbardziej prawdopodobny” („prawdopodobny”), uwzględniający realistyczne wartości 
parametrów dotyczących wielkości analizowanej populacji i wpływu refundacji wnioskowanej 

technologii na budżet płatnika publicznego,  
• „minimalny”, uwzględniający skrajne założenia i wartości z zakresu niepewności parametrów 

dotyczących wielkości analizowanej populacji, generujące minimalne wydatki z budżetu,  

• „maksymalny”, uwzględniający skrajne założenia i wartości zakresu niepewności parametrów 
dotyczących wielkości analizowanej populacji, generujące maksymalne wydatki z budżetu. 
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Parametry poszczególnych wariantów zostały przedstawione w tabeli poniżej (szczegóły dotyczące 

parametrów oceny wielkości populacji zostały przedstawiono w rozdziale 2.5.). 

 

Wspólne parametry wszystkich wariantów liczebności populacji docelowej przedstawiono w rozdziale 

2.7. 

 

W ramach analizy wrażliwości rozpatrywano scenariusze opisane w tabeli poniżej.  

 
Tabela 10. Opis scenariuszy analizy wrażliwości. 

Nr Opis scenariusza Wartość / założenie 
SA_00 Analiza podstawowa, wariant prawdopodobny 
SA_01 Wariant minimalny 
SA_02 Wariant maksymalny 
SA_03 

Wariant cen leków refundowanych 
Ceny z obwieszczenia 

SA_04 Średnie ceny w I kwartale 2019 roku / 2020 
roku 

SA_05 Perspektywa wspólna 

SA_06 

Wariant oceny liczebności populacji docelowej 

 
 

SA_07 Dane prezentowane przez Robinson 2014 
(US) 

SA_08 Dane prezentowane przez Munshi 2014 (US; 
niepotwierdzone klinicznie przypadki) 

SA_09 Brak siltuksymabu (RDTL) w scenariuszu istniejącym 
SA_10 

Wiek: 95% CI 
42,5 

SA_11 48,4 
SA_12 

% mężczyzn: 95% CI 
0,6 

SA_13 0,8 
SA_14 Waga ciała: 95% CI 68,1 
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Nr Opis scenariusza Wartość / założenie 
SA_15 75,9 
SA_16 

Powierzchnia ciała: 95% CI 
1,8 

SA_17 1,9 

SA_18 

Warianty oceny zużycia siltuksymabu 

Uwzględniony koszt niewykorzystanej części 
fiolki (na podstawie CDF) 

SA_19 
Uwzględniony koszt niewykorzystanej części 

fiolki (na podstawie wagi pacjentów z 
MCD2001) 

SA_20 Nieuwzględniony koszt niewykorzystanej 
części fiolki 

SA_21 Zalecana częstotliwość podawania siltuksymabu (co 21 dni) 
SA_22 

% z cyklem leczenia wydłużonym do 6 tygodni 
95% LCI 

SA_23 95% UCI 
SA_24 

Okres pomiędzy kolejnymi podaniami siltuksymabu 
95% LCI 

SA_25 95% UCI 
SA_26 

Moment wydłużenia cyklu do 6 tygodni 
Min 

SA_27 Max 
SA_28 % pacjentów po TF bez kolejnych linii leczenia (tylko 

BSC): 95% CI 
12,9% 

SA_29 41,2% 
SA_30 

Liczba kolejnych linii leczenia: zakres 
1,0 

SA_31 5,0 
SA_32 

Wskaźnik odpowiedzi w grupie siltuksymabu: 95% CI 
21,5% 

SA_33 48,3% 
SA_34 

Wskaźnik odpowiedzi w grupie placebo: 95% CI 
0,0% 

SA_35 13,2% 
SA_36 

Wskaźnik występowania AE w grupie siltuksymabu 
95% LCI 

SA_37 95% UCI 
SA_38 

OR dla AE, siltuksymab vs placebo 
95% LCI 

SA_39 95% UCI 
SA_40 Dyskontynuacja z powodu AE: uwzględniona 
SA_41 Dyskontynuacja z powodu AE: pominięta 

SA_42 
Analiza TTF w grupie siltuksymabu 

Dane z analizy rozszerzonej: MCD2001 i 
MCD2002 

SA_43 Dane z MCD2001 
SA_44 Brak etapu 1 dla TTF – parametryczne modele od początku horyzontu czasowego 
SA_45 

Modele parametryczne TTF w grupie siltuksymabu: 
ze stanu „R” 

Wykladniczy 
SA_46 Weibull’a 
SA_47 Gompertz’a 
SA_48 Log-normaly 
SA_49 Log-logistyczny 
SA_50 Uogólniony gamma 
SA_51 

Modele parametryczne TTF w grupie siltuksymabu: 
ze stanu „NR” 

Wykladniczy 
SA_52 Weibull’a 
SA_53 Gompertz’a 
SA_54 Log-normaly 
SA_55 Log-logistyczny 
SA_56 Uogólniony gamma 
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Nr Opis scenariusza Wartość / założenie 
SA_57 

Modele parametryczne TTF w grupie placebo: ze 
stanu „NR” 

Wykladniczy 
SA_58 Weibull’a 
SA_59 Gompertz’a 
SA_60 Log-normaly 
SA_61 Log-logistyczny 
SA_62 Uogólniony gamma 
SA_63 

Korekta zjawiska cross-over 
Brak korekty 

SA_64 Cenzura 18 pacjentów 
SA_65 Cenzura 13 pacjentów 
SA_66 Brak etapu 1 dla OS – parametryczne modele od początku horyzontu czasowego 
SA_67 

Ekstrapolacja OS na podstawie Talat 2012 (w grupie 
placebo) i HR (w grupie siltuksymabu): opcjonalne 

modele OS dopasowane do danych Talat 2012 

Wykładniczy 
SA_68 Weibull’a 
SA_69 Log-normalny 
SA_70 Log-logistyczny 
SA_71 Uogólniony gamma 
SA_72 Ekstrapolacja OS na podstawie Talat 2012 (w grupie placebo) i HR (w grupie siltuksymabu) 

SA_73 Ekstrapolacja OS na podstawie modeli parametrycznych dopasowanych do danych z MCD2001: 
najlepsze modele wg AICc 

SA_74 

Ekstrapolacja OS na podstawie modeli 
parametrycznych dopasowanych do danych z 

MCD2001:opcjonalne modele OS w grupie 
siltuksymabu 

Wykladniczy 
SA_75 Weibull’a 
SA_76 Gompertz’a 
SA_77 Log-normaly 
SA_78 Log-logistyczny 
SA_79 Uogólniony gamma 
SA_80 

Ekstrapolacja OS na podstawie modeli 
parametrycznych dopasowanych do danych z 

MCD2001:opcjonalne modele OS w grupie placebo 

Wykladniczy 
SA_81 Weibull’a 
SA_82 Gompertz’a 
SA_83 Log-normaly 
SA_84 Log-logistyczny 
SA_85 Uogólniony gamma 

SA_86 

Warianty wzrostu ryzyka zgonu ze stanu „pTF” 

Wyższe ryzyko na podstawie Dong I wsp., 
2018 

SA_87 Wyższe ryzyko na podstawie badania 
mCD2001 

SA_88 Takie same ryzyko 
SA_89 Ryzyko zgonu osób z populacji generalnej Polski w 

trakcie etapu 2 
uwzględnione 

SA_90 pominięte 
SA_91 HR dla ryzyka zgonu ze stanu “pTF” vs stany przed 

TF: 95% CI 
0,18 

SA_92 17,29 
SA_93 

Koszt BSC 
-50,0% 

SA_94 +50,0% 
SA_95 

Koszt kolejnych linii leczenia 
-50,0% 

SA_96 +50,0% 
SA_97 

Koszt opieki w stanie „R” 
-50,0% 

SA_98 +50,0% 



2.9. Analiza wrażliwości i wykaz parametrów analizy wpływu na budżet 
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Nr Opis scenariusza Wartość / założenie 
SA_99 

Koszt opieki w stanie „NR” 
-50,0% 

SA_100 +50,0% 
SA_101 

Koszt opieki w stanie „pTF”, <1 roku 
-50,0% 

SA_102 +50,0% 
SA_103 

Koszt opieki w stanie „pTF”, po 1 roku 
-50,0% 

SA_104 +50,0% 
SA_105 

Koszt zdarzeń niepożądanych 
-50,0% 

SA_106 +50,0% 

 

 

3. WYNIKI ANALIZY WPŁYWU NA BUDŻET 

 

3.1. AKTUALNE WYDATKI Z BUDŻETU PŁATNIKA PUBLICZNEGO 
 

Obecnie produkt leczniczy Sylvant® nie jest finansowany ze środków publicznych w analizowanym 

wskazaniu i tym samym składowa kosztów opieki nad pacjentami w stanie klinicznym wskazanym we 

wniosku, uwzględniająca podawanie analizowanego produktu, nie występuje. Wnioskowana technologia 

może być wydawana niektórym pacjentom z analizowanej populacji w ramach ratunkowego dostępu do 

technologii medycznych (por. rozdział 2.4.).  

Dane od Wnioskodawcy w zakresie sprzedaży opakowań Sylvant w okresie styczeń 2020 – czerwiec 

2021 przedstawiono poniżej. 

 
Tabela 11. Aktualna sprzedaż wnioskowanej technologii. 

 Liczba sprzedanych opakowań Sylvant 100 mg 
  

  
  
  

  
  

  
  
  



Ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznego decyzji o finansowaniu ze środków publicznych 
stosowania produktu leczniczego Sylvant® (siltuksymab) w leczeniu dorosłych pacjentów z wieloogniskową 
chorobą Castlemana niezakażonych ludzkim wirusem niedoboru odporności (HIV) ani ludzkim wirusem opryszczki-
8 (HHV-8). 

 

 

 
 

 36  

 Liczba sprzedanych opakowań Sylvant 100 mg 
  

  
  

  
  

  
  

  
  

 

Uwzględniając ww. dane określono, że aktualne wydatki na lek Sylvant stosowany w analizowanym 

wskazaniu wynoszą: 

Nie są dostępne żadne inne informacje na temat aktualnych wydatków wśród chorych, którzy będą 
mogli stosować wnioskowaną technologię w przypadku jej refundacji.  

Prognozy aktualnych wydatków na lata horyzontu czasowego analizy przedstawiono w kolejnym 

rozdziale (scenariusz istniejący). 

 

3.2. WARIANT „PRAWDOPODOBNY”, „MINIMALNY” I „MAKSYMALNY” 

 

Wyniki analizy wpływu na budżet przedstawiono w tabeli poniżej. 

 



3.2. Wariant „prawdopodobny”, „minimalny” i „maksymalny” 
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Ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznego decyzji o finansowaniu ze środków publicznych stosowania produktu leczniczego Sylvant® (siltuksymab) w leczeniu 
dorosłych pacjentów z wieloogniskową chorobą Castlemana niezakażonych ludzkim wirusem niedoboru odporności (HIV) ani ludzkim wirusem opryszczki-8 (HHV-8). 
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3.2. Wariant „prawdopodobny”, „minimalny” i „maksymalny” 
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Ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznego decyzji o finansowaniu ze środków publicznych stosowania produktu leczniczego Sylvant® (siltuksymab) w leczeniu 
dorosłych pacjentów z wieloogniskową chorobą Castlemana niezakażonych ludzkim wirusem niedoboru odporności (HIV) ani ludzkim wirusem opryszczki-8 (HHV-8). 
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3.2. Wariant „prawdopodobny”, „minimalny” i „maksymalny” 
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Ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznego decyzji o finansowaniu ze środków publicznych stosowania produktu leczniczego Sylvant® (siltuksymab) w leczeniu 
dorosłych pacjentów z wieloogniskową chorobą Castlemana niezakażonych ludzkim wirusem niedoboru odporności (HIV) ani ludzkim wirusem opryszczki-8 (HHV-8). 
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3.2. Wariant prawdopodobny, „minimalny” i „maksymalny” 
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Wyniki przeprowadzonej analizy wpływu na budżet wskazują, że podjęcie pozytywnej decyzji dotyczącej 

finansowania ze środków publicznych stosowania produktu leczniczego Sylvant® w leczeniu dorosłych 

pacjentów z HIV-negatywną i HHV-8-negatywną MCD będzie  

 

  
 

W ramach analizy wpływu na budżet ustalono, że koszt refundacji produktu leczniczego Sylvant® 

stosowanego w analizowanym wskazaniu wyniesie (koszt samego leku): 

Wyniki analizy wpływu na budżet świadczą, że finansowanie wnioskowanej technologii ze środków 

publicznych będzie wymagać dodatkowych nakładów finansowych (różnica w całkowitych wydatkach z 

budżetu NFZ) na poziomie: 

 

 
 

  



Ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznego decyzji o finansowaniu ze środków publicznych stosowania produktu leczniczego Sylvant® (siltuksymab) w leczeniu 
dorosłych pacjentów z wieloogniskową chorobą Castlemana niezakażonych ludzkim wirusem niedoboru odporności (HIV) ani ludzkim wirusem opryszczki-8 (HHV-8). 
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3.3. ANALIZA WRAŻLIWOŚCI 
 

Wyniki analizy wrażliwości dla analizy wpływu na budżet przedstawiono w tabeli poniżej. Szczegółowe wyniki znajdują się w arkuszu „SA_BIA” modelu 

dołączonego do opracowania. 



3.3. Analiza wrażliwości 
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Ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznego decyzji o finansowaniu ze środków publicznych stosowania produktu leczniczego Sylvant® (siltuksymab) w leczeniu 
dorosłych pacjentów z wieloogniskową chorobą Castlemana niezakażonych ludzkim wirusem niedoboru odporności (HIV) ani ludzkim wirusem opryszczki-8 (HHV-8). 
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3.3. Analiza wrażliwości 
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Ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznego decyzji o finansowaniu ze środków publicznych stosowania produktu leczniczego Sylvant® (siltuksymab) w leczeniu 
dorosłych pacjentów z wieloogniskową chorobą Castlemana niezakażonych ludzkim wirusem niedoboru odporności (HIV) ani ludzkim wirusem opryszczki-8 (HHV-8). 
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3.3. Analiza wrażliwości 
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Ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznego decyzji o finansowaniu ze środków publicznych stosowania produktu leczniczego Sylvant® (siltuksymab) w leczeniu 
dorosłych pacjentów z wieloogniskową chorobą Castlemana niezakażonych ludzkim wirusem niedoboru odporności (HIV) ani ludzkim wirusem opryszczki-8 (HHV-8). 
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3.3. Analiza wrażliwości 
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Ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznego decyzji o finansowaniu ze środków publicznych stosowania produktu leczniczego Sylvant® (siltuksymab) w leczeniu 
dorosłych pacjentów z wieloogniskową chorobą Castlemana niezakażonych ludzkim wirusem niedoboru odporności (HIV) ani ludzkim wirusem opryszczki-8 (HHV-8). 
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3.3. Analiza wrażliwości 
4. Analiza zużytych zasobów 
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Wyniki przeprowadzonej analizy wrażliwości potwierdziły przedstawione wnioski i założenia niniejszej 

analizy. Największy wpływ na wyniki analizy odnotowano w przypadku:  

• uwzględnienia opcjonalnych, mniej wiarygodnych niż w analizie podstawowej, wariantów oceny 
liczebności populacji (zmiana wyników analizy podstawowej do +610%); 

• zmiany długości okresu pomiędzy kolejnymi podaniami siltuksymabu (zmiana wyników analizy 
podstawowej w zakresie od -32% do +43%);  

• pominięcia stosowania siltuksymabu w ramach ratunkowego dostępu do technologii lekowych 
(scenariusz istniejący; zmiana wyników analizy podstawowej do +34%); 

• uwzględnienia kosztu niewykorzystanej części fiolki wnioskowanej technologii (zmiana wyników 

analizy podstawowej do +6,8%); 
Zmiana pozostałych parametrów i założeń spowodowała zmianę wyników analizy podstawowej w 

zakresie od -5,6% do +5,5%. 

 

Określona w ramach analizy wrażliwości maksymalna wysokość dodatkowych nakładów finansowych 

wyniosła  

(wyniki uzyskane przy uwzględnieniu wskaźników epidemiologicznych 

występowania MCD określonych na podstawie analizy medycznych baz danych z USA, bez klinicznego 

potwierdzenia diagnozy MCD [56]). 

 
 

4. ANALIZA ZUŻYTYCH ZASOBÓW   

 

Poniżej przedstawiono informacje na temat estymowanego zużycia podstawowych zasobów 

medycznych (fiolek wnioskowanej technologii) w horyzoncie czasowym analizy. 

 

 
  



Ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznego decyzji o finansowaniu ze środków publicznych 
stosowania produktu leczniczego Sylvant® (siltuksymab) w leczeniu dorosłych pacjentów z wieloogniskową 
chorobą Castlemana niezakażonych ludzkim wirusem niedoboru odporności (HIV) ani ludzkim wirusem opryszczki-
8 (HHV-8). 
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5. ANALIZA WPŁYWU NA EFEKTY ZDROWOTNE 

 
Nie przeprowadzono analizy wpływu na efekty zdrowotne. 

 

 

6. ANALIZA WPŁYWU NA ORGANIZACJĘ UDZIELANIA ŚWIADCZEŃ ZDROWOTNYCH  

 

Wyniki niniejszej analizy wpływu na budżet świadczą, że finansowanie ocenianej technologii ze środków 

publicznych będzie się wiązać ze   

Stosowanie produktu Sylvant® w analizowanym wskazaniu nie nakłada szczególnych wymogów na 

pacjenta czy świadczeniodawcę. Stosowanie wnioskowanej technologii nie wymaga dodatkowego 
wyposażenia placówek medycznych (sprzęt, personel i inne). Ewentualne wymagania związane z 

analizowaną technologią medyczną są już spełnione przez placówki medyczne w Polsce obejmujące 

opieką medyczną pacjentów z analizowanej populacji. 

 

Oceniana technologia obejmuje stosowanie produktu Sylvant® – uważa się, że decyzja o finansowaniu 

ze środków publicznych ocenianej technologii nie będzie wiązała się z dodatkowymi nakładami 

finansowymi ze strony Narodowego Funduszu Zdrowia z tytułu finansowania dodatkowych wymagań 

związanych z tą technologią medyczną (jak transport pacjenta do wysoko wyspecjalizowanego ośrodka 
medycznego, na wizyty czy badania związane z podawaniem ocenianego preparatu, finansowania 

zakupu dodatkowego sprzętu specjalistycznego, szkoleń pracowników służby zdrowia, itp.).  

 

 

7. ASPEKTY ETYCZNE I SPOŁECZNE  

 

Analizowany problem decyzyjny dotyczył choroby rzadkiej. Siltuksymab jest pierwszym lekiem, który 

uzyskał rejestrację w leczeniu pacjentów z MCD w UE i USA na podstawie wyników międzynarodowego, 
randomizowanego, podwójnie zaślepionego i kontrolowanego badania klinicznego (pierwszego i 

jedynego dotychczas randomizowanego badania klinicznego dla chorych na MCD) [59], [75]. 

Siltuksymab został zarejestrowany jako sierocy produkt leczniczy w leczeniu MCD w UE 30 listopada 

2007 roku.  

 

W chwili obecnej, większość pacjentów z analizowanej populacji nie ma możliwości stosowania 

siltuksymabu.  



7. Aspekty etyczne i społeczne 
8. Ograniczenia analizy 
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Dostępne dowody naukowe wskazują na poprawę wyników zdrowotnych dorosłych pacjentów z MCD, 

niezakażonych HIV i HHV-8 w wyniku stosowania siltuksymabu [41]. Wyniki modelowania 

przeprowadzonego w analizie ekonomicznej [107] świadczą, że stosowanie wnioskowanej technologii w 

ww. wskazaniu spowoduje (wyniki niezdyskontowane): przedłużenie życia bez niepowodzenia leczenia 

średnio o 5,3 lat; wzrost odsetka pacjentów, u których wystąpi długotrwała odpowiedź na leczenie o 
około 34%, w wyniku zastosowania wnioskowanej technologii; wzrost średniego okresu trwania 

odpowiedzi na leczenie w przeliczeniu na każdego pacjenta rozpoczynającego leczenie o 5 lat. 

Wspomniane efekty przełożą się na przedłużenie dalszego życia pacjentów z analizowanej populacji 

średnio o 12,9 lat. 

 

Refundacja ceny wnioskowanej technologii zapewni stosowanie jedynej skutecznej opcji terapeutycznej 

wśród pacjentów z MCD – będzie więc odpowiedzią na niezaspokojone dotychczas potrzeby medyczne 

pacjentów z tą rzadką chorobą. Wzrost liczby pacjentów korzystających z leczenia siltuksymabem, przy 
uwzględnieniu wysokiej skuteczności klinicznej tej opcji terapeutycznej, przełoży się na ogólną poprawę 

wyników zdrowotnych wśród pacjentów z HIV-negatywną, HHV-8-negatywną MCD. 

 

Wykazano, że objęcie refundacją wnioskowanej technologii będzie wymagało  

w przypadku zaakceptowania sugerowanego sposobu 

refundacji. 

Dodatkowe efekty kliniczne po udostępnieniu pacjentom wnioskowanej technologii mogą przełożyć się 

na istotny wzrost poziomu satysfakcji z otrzymanej opieki medycznej zarówno wśród pacjentów z 

analizowanej populacji jak i wśród ich opiekunów. 
 

Nie znaleziono aspektów ingerujących w prawo pacjenta czy w szeroko rozumiane prawa człowieka.  

 

Finansowanie stosowania wnioskowanej technologii w analizowanym wskazaniu na rozważanych w 

opracowaniu zasadach spowoduje, że: 

• żadne z grup pacjentów nie będą faworyzowane – korzyści dotyczą całej populacji pacjentów z 
analizowanym rozpoznaniem, 

• niekwestionowany będzie równy dostęp do świadczenia wśród osób z analizowanej populacji. 
Dostęp do ocenianej technologii medycznej będzie równy wśród osób, u których jest ona zalecana. 

 

Pozytywna decyzja refundacyjna nie będzie powodować istotnych problemów społecznych.  

Pozytywna decyzja o finansowaniu ocenianej technologii: 

• zwiększy poziom satysfakcji pacjentów z analizowanej populacji z otrzymanej opieki medycznej ze 
względu na udostępnienie pacjentom skutecznej opcji terapeutycznej; 



Ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznego decyzji o finansowaniu ze środków publicznych 
stosowania produktu leczniczego Sylvant® (siltuksymab) w leczeniu dorosłych pacjentów z wieloogniskową 
chorobą Castlemana niezakażonych ludzkim wirusem niedoboru odporności (HIV) ani ludzkim wirusem opryszczki-
8 (HHV-8). 
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• nie grozi nieakceptowaniem postępowania pacjentów z analizowanej populacji; 

• nie będzie powodować lub wpływać na stygmatyzację; 

• nie będzie wywoływać lęku lub dylematów moralnych wśród pacjentów z analizowanej populacji, 

ich opiekunów oraz lekarzy prowadzących terapię; 

• nie będzie stwarzać problemów społecznych dotyczących płci lub rodziny. 
 

  

8. OGRANICZENIA ANALIZY 

 
W ramach niniejszej analizy część parametrów określono na podstawie wyników modelowania 

opisanego w Analizie ekonomicznej [107]. Tym samym niektóre ograniczenia przeprowadzonego 

modelowania [107] dotyczą również niniejszej analizy wpływu na budżet. 

 

Ograniczeniem związanym z oceną liczebności populacji pacjentów w stanie klinicznym wskazanym we 

wniosku jest zarówno charakter uwzględnionych źródeł informacji jak i poczynione założenia w 

odniesieniu do oceny liczebności analizowanej populacji pacjentów. W ramach analizy wykorzystano 

dostępne informacje na temat liczebności populacji pacjentów wskazanych we wniosku. Niemniej 
jednak, przy braku wiarygodnych danych epidemiologicznych dotyczących populacji z Polski 

wykorzystano informacje uzyskane od ekspertów klinicznych. Sam fakt wykorzystania takich danych 

stanowi niewątpliwe ograniczenie niniejszej analizy. Niemniej jednak nie są dostępne bardziej 

wiarygodne źródła informacji na temat liczebności analizowanej populacji pacjentów w Polsce. Wynika 

to z faktu, iż MCD jest chorobą rzadką, dla której brakuje w znacznej mierze doniesień naukowych z 

zakresu epidemiologii i długoterminowych obserwacji.  

 

Do ograniczeń należy również zaliczyć założenie analizy uwzględniające stosowanie wnioskowanej 
technologii od początku każdego roku, w którym dany pacjent został włączony. W opracowaniu 

uwzględniono korektę zużycia zasobów medycznych (w tym leków) względem dyskontynuacji leczenia 

w danym roku – wykorzystano wyniki modelowania [107] (por. rozdział 2.8.). Niemniej jednak, nie 

uwzględniono niższego zużycia zasobów medycznych wśród pacjentów rozpoczynających leczenie w 

innym terminie niż na początku każdego roku. W praktyce do proponowanego programu lekowego 

włączani będą pacjenci przez cały rok, nie tylko na początku. Pacjent włączony np. w czerwcu będzie 

generował koszty leczenia na poziomie około 50% kosztu generowanego przez pacjenta włączonego do 

programu 1 stycznia; w przypadku pacjenta włączonego na początku grudnia danego roku różnica ta 
będzie jeszcze wyższa (około 1/12 kosztu generowanego przez pacjenta włączonego do programu 1 



8. Ograniczenia analizy 
9. Dyskusja 
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stycznia). Oznacza to, że wyniki niniejszej analizy mogą zawyżać dodatkowe nakłady finansowe 

związane z realizacją programu w pierwszych latach.  

 

  

9. DYSKUSJA 
 

Przedmiotem opracowania była ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznego podjęcia 

decyzji o finansowaniu ze środków publicznych produktu Sylvant® stosowanego w leczeniu HIV-

negatywnej, HHV-8-negatywnej MCD. 

 

W ramach analizy wykorzystano opublikowane źródła informacji. W przypadku ich braku – informacje 

uzyskane od ekspertów klinicznych. 

Szczegóły dotyczące ograniczeń uwzględnionych w opracowaniu źródeł informacji przedstawiono w  
rozdziałach: 2., 3., 5. i 12.3. analizy ekonomicznej [107] oraz w rozdziale 2. niniejszej analizy wpływu 

na budżet. 

 

W chwili obecnej, stosowanie produktu Sylvant® nie jest finansowane ze środków publicznych. Nieliczni 

pacjenci mogą korzystać z wnioskowanej technologii jedynie w ramach ratunkowego dostępu do 

technologii lekowych.  

Siltuksymab jest pierwszym lekiem zarejestrowanym w leczeniu pacjentów z MCD. Jego skuteczność 

oceniono na podstawie wyników międzynarodowego, randomizowanego, podwójnie zaślepionego i 

kontrolowanego badania klinicznego (pierwszego i jedynego dotychczas randomizowanego badania 
klinicznego dla chorych na MCD) [59], [75]. 

Dostępne dowody naukowe wskazują na poprawę wyników zdrowotnych dorosłych pacjentów z MCD, 

niezakażonych HIV i HHV-8 w wyniku stosowania siltuksymabu [41]. Wyniki modelowania 

przeprowadzonego w analizie ekonomicznej [107] świadczą, że stosowanie wnioskowanej technologii w 

ww. wskazaniu spowoduje (wyniki niezdyskontowane): przedłużenie życia bez niepowodzenia leczenia 

średnio o 5,3 lat; wzrost odsetka pacjentów, u których wystąpi długotrwała odpowiedź na leczenie o 

około 34%, w wyniku zastosowania wnioskowanej technologii; wzrost średniego okresu trwania 

odpowiedzi na leczenie w przeliczeniu na każdego pacjenta rozpoczynającego leczenie o 5 lat. 
Wspomniane efekty przełożą się na przedłużenie dalszego życia pacjentów z analizowanej populacji 

średnio o 12,9 lat. 

 

Refundacja ceny wnioskowanej technologii zapewni stosowanie jedynej skutecznej opcji terapeutycznej 

wśród pacjentów z MCD – będzie więc odpowiedzią na niezaspokojone dotychczas potrzeby medyczne 

pacjentów z tą rzadką chorobą. Wzrost liczby pacjentów korzystających z leczenia siltuksymabem, przy 
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uwzględnieniu wysokiej skuteczności klinicznej tej opcji terapeutycznej, przełoży się na ogólną poprawę 

wyników zdrowotnych wśród pacjentów z HIV-negatywną, HHV-8-negatywną MCD.  

Zgodnie z wynikami niniejszej analizy ustalono, że wszystkie wymienione wyżej korzyści kliniczne 
wymagać będą dodatkowych nakładów finansowych NFZ.  

 

 

 

  

 

 

 

 
 

 

10. WNIOSKI KOŃCOWE  

 

W ramach analizy wpływu na budżet ustalono, że koszt refundacji produktu leczniczego Sylvant® 

stosowanego w analizowanym wskazaniu wyniesie (koszt samego leku): 

Wyniki analizy wpływu na budżet świadczą, że finansowanie wnioskowanej technologii ze środków 

publicznych będzie wymagać dodatkowych nakładów finansowych (różnica w całkowitych wydatkach z 

budżetu NFZ) na poziomie: 

Wyniki przeprowadzonej analizy wrażliwości potwierdziły przedstawione wnioski i założenia niniejszej 

analizy. Największy wpływ na wyniki analizy odnotowano w przypadku zmiany założeń i źródeł informacji 



10. Wnioski końcowe 
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na temat liczebności populacji pacjentów.  

 

(wyniki uzyskane przy uwzględnieniu 

wskaźników epidemiologicznych występowania MCD określonych na podstawie analizy medycznych baz 

danych z USA, bez klinicznego potwierdzenia diagnozy MCD [56]). 
 

Refundacja ceny wnioskowanej technologii w analizowanym wskazaniu zapewni stosowanie jedynej, 

skutecznej opcji terapeutycznej wśród pacjentów z analizowanej populacji. Wzrost liczby pacjentów 

korzystających z leczenia siltuksymabem, przy uwzględnieniu wyższej skuteczności klinicznej tej opcji 

terapeutycznej, przełoży się na ogólną poprawę wyników zdrowotnych wśród tej grupy chorych. Zgodnie 

z wynikami niniejszej analizy ustalono, że korzyści kliniczne stosowania siltuksymabu wymagać będą 

dodatkowych nakładów finansowych NFZ.  

 

11. OCENA ZAPOTRZEBOWANIA NA ANALIZĘ RACJONALIZACYJNĄ 

 

Zgodnie z zapisami ustawy o refundacji [30], uzasadnienie wniosku o objęcie refundacją i ustalenie 

urzędowej ceny zbytu leku zawiera analizę racjonalizacyjną jedynie w przypadku, gdy analiza wpływu na 

budżet podmiotu zobowiązanego do finansowania świadczeń ze środków publicznych wykazuje wzrost 
kosztów refundacji. 

 

Wyniki przeprowadzonej analizy wpływu na budżet świadczą, iż finansowanie ze środków publicznych 

leku Sylvant® będzie  

 (por. rozdział 3.) w zakresie budżetu przeznaczonego 

na refundację. 

Na tej podstawie przeprowadzono analizę racjonalizacyjną – analizę racjonalizacyjną przedstawiono w 

osobnym dokumencie. 
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15. OCENA SPEŁNIENIA WYMOGÓW FORMALNYCH ANALIZY 
 
Tabela 17. Ocena zgodności analizy wpływu na system ochrony zdrowia z Rozporządzeniem Ministra Zdrowia z 
dnia 2 kwietnia 2012 r. w sprawie minimalnych wymagań oraz ocena metodyki analizy wpływu na budżet zgodna 
z kryteriami AOTMiT. 

Nr a Pytanie Odpowiedź Odwołanie b Uwagi 
Część I. Pytania związane z oceną spełnienia minimalnych wymagań 

§ 2. 

Czy informacje zawarte w analizie wpływu na 
budżet są aktualne na dzień złożenia 
wniosku? 

TAK Rozdziały: 2.4. – 
2.8. 

czerwiec 2020; część 
informacji przedstawiono w 

Analizie ekonomicznej 
Czy informacje w zakresie cen oraz poziomu i 
sposobu finansowania technologii 
wnioskowanej i technologii opcjonalnych są 
aktualne na dzień złożenia wniosku? 

TAK Rozdziały: 2.1. i 
2.7. 

Aktualne Obwieszczenie 
Ministra Zdrowia (na 1 mar 

2020 roku) 

Czy informacje w zakresie skuteczności i 
bezpieczeństwa technologii wnioskowanej i 
technologii opcjonalnych są aktualne na 
dzień złożenia wniosku? 

TAK Rozdziały 2.6. i 
2.8. 

Aktualny przegląd 
systematyczny 

Czy przedstawiane w analizie wyniki 
przeglądów systematycznych (użyteczności, 
konwergencji wyników, itp.) są aktualne na 
dzień złożenia wniosku? 

TAK - szczegóły w Analizie 
ekonomicznej 

§ 6. ust 1. Czy analiza wpływu na budżet zawiera: 

pkt 1 lit a 

• oszacowanie rocznej liczebności populacji 
obejmującej wszystkich pacjentów, u 
których wnioskowana technologia może 
być zastosowana lub komentarz 
stwierdzający zgodność wskazanej 
populacji z populacją z pkt 1 lit b? 

TAK 
Rozdział 2.5.2.; 

podsumowanie w 
rozdziale 2.5.2.3. 

- 

pkt 1 lit b • oszacowanie rocznej liczebności populacji 
docelowej, wskazanej we wniosku? TAK 

Rozdział 2.5.2.; 
podsumowanie w 
rozdziale 2.5.2.3. 

- 

pkt 1 lit c 
• oszacowanie rocznej liczebności populacji 

w której wnioskowana technologia jest 
obecnie stosowana? 

TAK 
Rozdział 2.5.2.; 

podsumowanie w 
rozdziale 2.5.2.3. 

- 

pkt 2 

• oszacowanie rocznej liczebności 
populacji, w której wnioskowana 
technologia będzie stosowana przy 
założeniu, że minister właściwy do spraw 
zdrowia wyda decyzję o objęciu 
refundacją, o której mowa w art. 11 ust. 
1 ustawy, lub decyzję o podwyższeniu 
ceny, o której mowa w art. 11 ust. 4 
ustawy? 

TAK 
Rozdział 2.5.2.; 

podsumowanie w 
rozdziale 2.5.2.3. 

- 

§ 6. ust 1. 
pkt 1 i 2 

• tabelkę ze wskazaniem rocznej 
liczebności populacji o której mowa w § 
6. ust 1. pkt 1 i 2 rozporządzenia 
(informacje dla każdego roku horyzontu 
czasowego w tym zakresie) 

TAK w rozdziale 
2.5.2.3. - 

pkt 3 

• oszacowanie aktualnych rocznych 
wydatków podmiotu zobowiązanego do 
finansowania świadczeń ze środków 
publicznych, ponoszonych na leczenie 
pacjentów w stanie klinicznym 
wskazanym we wniosku, z 
wyszczególnieniem składowej wydatków 
stanowiącej refundację ceny 
wnioskowanej technologii, o ile 
występuje? 

TAK Rozdział 3.1. - 
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Nr a Pytanie Odpowiedź Odwołanie b Uwagi 

pkt 4 

• ilościową prognozę rocznych wydatków 
podmiotu zobowiązanego do 
finansowania świadczeń ze środków 
publicznych, jakie będą ponoszone na 
leczenie pacjentów w stanie klinicznym 
wskazanym we wniosku, przy założeniu, 
że minister właściwy do spraw zdrowia 
nie wyda decyzji o objęciu refundacją, o 
której mowa wart. 11 ust. l ustawy, lub 
decyzji o podwyższeniu ceny, o której 
mowa wart. 11 ust. 4 ustawy? 

TAK Rozdział 3.2. 
Prognoza opisana jako 

„scenariusz istniejący” lub 
status quo 

• wyszczególnienie składowej wydatków 
stanowiącej refundację ceny 
wnioskowanej technologii ww. prognozy? 

TAK Rozdział 3.2. - 

pkt 5 

• ilościową prognozę rocznych wydatków 
podmiotu zobowiązanego do 
finansowania świadczeń ze środków 
publicznych, jakie będą ponoszone na 
leczenie pacjentów w stanie klinicznym 
wskazanym we wniosku, przy założeniu, 
że minister właściwy do spraw zdrowia 
wyda decyzję o objęciu refundacją, o 
której mowa wart. 11 ust. l ustawy, lub 
decyzję o podwyższeniu ceny, o której 
mowa wart. 11 ust. 4 ustawy? 

TAK Rozdział 3.2. 
Prognoza opisana jako „nowy 

scenariusz”; założono 
pozytywną decyzję w ramach 

tego scenariusza 

• wyszczególnienie składowej wydatków 
stanowiącej refundację ceny 
wnioskowanej technologii ww. prognozy? 

TAK Rozdział 3.2. - 

pkt 6 

• oszacowanie dodatkowych wydatków 
podmiotu zobowiązanego do 
finansowania świadczeń ze środków 
publicznych, jakie będą ponoszone na 
leczenie pacjentów w stanie klinicznym 
wskazanym we wniosku, stanowiących 
różnicę pomiędzy prognozami, o których 
mowa w pkt 4 i 5 (różnica w całkowitych 
wydatkach na pacjentów w stanie 
klinicznym wskazanym we wniosku)? 

TAK Rozdział 3.2. - 

• oszacowanie dodatkowych wydatków 
podmiotu zobowiązanego do 
finansowania świadczeń ze środków 
publicznych związanych z refundacją ceny 
wnioskowanej technologii (różnicę w 
wydatkach na refundację ceny 
wnioskowanej technologii)? 

TAK Rozdział 3.2. - 

pkt 7 

• minimalny i maksymalny wariant 
oszacowania, o którym mowa w pkt 6 – 
różnica pomiędzy prognozami, o których 
mowa w pkt 4 i 5 (różnicy w całkowitych 
wydatkach na pacjentów w stanie 
klinicznym wskazanym we wniosku)? 

TAK Rozdziały 3.3. i 
3.4. - 

• minimalny i maksymalny wariant 
oszacowania, o którym mowa w pkt 6 – 
różnica pomiędzy prognozami, o których 
mowa w pkt 4 i 5 w zakresie wydatków 
dotyczących refundacji ceny 
wnioskowanej technologii (różnicy w 
wydatkach na refundację ceny 
wnioskowanej technologii)? 

TAK Rozdziały 3.3. i 
3.4. - 
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Nr a Pytanie Odpowiedź Odwołanie b Uwagi 

pkt 8 
• zestawienie tabelaryczne wartości, na 

podstawie, których dokonano oszacowań, 
o których mowa w pkt 1-3, 6 i 7 oraz 
prognoz, o których mowa w pkt 4 i 5; 

TAK 
Rozdziały 2. i 3., 
podsumowanie w 
tabelach 14-15. 

Szczegóły dotyczące danych 
wejściowych w analizie 

ekonomicznej 

pkt 9 

• wyszczególnienie założeń, na podstawie, 
których dokonano oszacowań, o których 
mowa w pkt 1-3, 6 i 7 oraz prognoz, o 
których mowa w pkt 4 i 5? 

TAK 
Rozdział 2., 

podsumowanie w 
rozdziale 2.9. 

Część informacji 
przedstawiona w analizie 

ekonomicznej (nie 
duplikowano przedstawionych 

informacji) 
• wyszczególnienie założeń dotyczących 

kwalifikacji wnioskowanej technologii do 
grupy limitowej i wyznaczenia podstawy 
limitu? 

TAK Rozdział 2.1. - 

pkt 10 

• dokument elektroniczny, umożliwiający 
powtórzenie wszystkich kalkulacji, w 
wyniku, których uzyskano oszacowania, o 
których mowa w pkt 1-3, 6 i 7 oraz 
prognozy, o których mowa w pkt 4 i 5. 
oraz komentarz w raporcie stwierdzający 
obecność takiego dokumentu? 

TAK Mowa o nim m.in. 
w rozdziale 2.5. - 

§ 6. ust 2. 
Czy przeprowadzone oszacowania 
przeprowadzono w horyzoncie czasowym 
właściwym dla analizy wpływu na budżet? 

TAK Rozdział 2.3. - 

§ 3. pkt 4. 

Czy przeprowadzone oszacowania obejmują 
przewidywany przedział czasu wystarczający 
do ustalenia równowagi na rynku od zajścia 
zmiany wynikającej z wydania przez ministra 
właściwego do spraw zdrowia decyzji o 
objęciu refundacją? 

TAK Rozdział 2.3. - 

§ 3. pkt 4. 
Czy przeprowadzone oszacowania obejmują 
przewidywany przedział czasu nie krótszy niż 
2 lata? 

TAK Rozdział 2.3. - 

§ 6. ust 3. 

Czy szacowania, o których mowa w ust. 1 
pkt 1-3, 6 i 7 oraz prognozy, o których mowa 
w ust. 1 pkt 4 i 5, dokonano na podstawie 
oszacowań, o których mowa w ust. 1 pkt 1 i 
2? 

TAK Rozdziały 2.5. i 
2.8. - 

Czy jeżeli nie było możliwe przedstawienie 
wiarygodnych oszacowań, o których mowa w 
ust. 1 pkt 1 i 2, analiza wpływu na budżet 
zawiera dodatkowy wariant, w którym 
oszacowania te uzyskano w oparciu o inne 
dane? 

TAK Rozdział 2.5. - 

§ 6. ust 1. 

Czy opisano metody analizy w zakresie: 
rodzaju parametrów epidemiologicznych 
określających wielkość populacji 
(zapadalność vs. rozpowszechnienie), okresu 
generowania wyników zdrowotnych i 
kosztów (np. przesunięcie w czasie 
wynikające z takiego samego 
prawdopodobieństwa włączenia do 
obserwacji pacjentów), estymacji wyników 
BIA z uwzględnieniem wyników analizy 
ekonomicznej (wyniki w ujęciu populacyjnym 
na podstawie wyników modelowania 
kohortowego), jeżeli dotyczy? 

TAK Rozdziały 2.5., 
2.6. i 2.8. - 
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Nr a Pytanie Odpowiedź Odwołanie b Uwagi 

§ 6. ust 5. 

Czy jeżeli wnioskowane warunki objęcia 
refundacją obejmują utworzenie nowej, 
odrębnej grupy limitowej, analiza wpływu na 
budżet zawiera wskazanie dowodów 
spełnienia wymagań, o których mowa w art. 
15 ust. 3 pkt 1 i 3 ustawy? 

TAK Rozdział 2.1. - 

§ 6. ust 6. 

Czy jeżeli wnioskowane warunki objęcia 
refundacją obejmują kwalifikację do 
wspólnej, istniejącej grupy limitowej, analiza 
wpływu na budżet zawiera wskazanie 
dowodów spełnienia kryteriów, o których 
mowa w art. 15 ust. 2 i wymagania, o 
których mowa w art. 15 ust. 3 pkt 2 ustawy. 

TAK Rozdział 2.1. - 

§ 3. pkt 7 i 
9 

Czy obliczenia przedstawione w analizie 
wpływu na budżet uwzględniają procedury 
medyczne możliwe do zastosowania w 
danym stanie klinicznym, we wnioskowanym 
wskazaniu, zgodnie ze stanem faktycznym w 
dniu złożenia wniosku lub komentarz 
argumentujący brak takich procedur? 

TAK Rozdział 2.4. - 

§ 3. pkt 7 i 
9 

Czy obliczenia przedstawione w analizie 
wpływu na budżet uwzględniają 
refundowane na teranie Polski procedury 
medyczne możliwe do zastosowania w 
danym stanie klinicznym, we wnioskowanym 
wskazaniu, zgodnie ze stanem faktycznym w 
dniu złożenia wniosku lub komentarz 
argumentujący brak takich procedur? 

TAK Rozdział 2.4. - 

§ 8. Czy analiza zawiera: 
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Nr a Pytanie Odpowiedź Odwołanie b Uwagi 

pkt 1 

• dane bibliograficzne wszystkich 
wykorzystanych publikacji, z 
zachowaniem stopnia szczegółowości 
umożliwiającego jednoznaczną 
identyfikację każdej z wykorzystanych 
publikacji? 

TAK Rozdział 12. - 

pkt 2 

• wskazanie innych źródeł informacji 
zawartych w analizach, w szczególności 
aktów prawnych oraz danych osobowych 
autorów niepublikowanych badań, analiz, 
ekspertyz i opinii? 

TAK Rozdział 2.;  - 

Część II. Ocena metodyki analizy wpływu na budżet zgodna z kryteriami AOTM (wypełnia 
audytor/koordynator) 

AWA 
Czy założenia dotyczące liczebności populacji 
pacjentów, w której będzie stosowany i 
finansowany wnioskowany lek zostały dobrze 
uzasadnione? 

TAK Rozdział 2.5.2. - 

AWA Czy uzasadniono wybór horyzontu 
czasowego? TAK Rozdział 2.3. - 

AWA 

Czy założenia dotyczące leków obecnie 
stosowanych w danym wskazaniu i ich 
finansowania (ceny, limity, poziom 
odpłatności) i innych uwzględnionych 
świadczeń (wycena punktowa i wartość 
punktów) są zgodne ze stanem na dzień 
złożenia wniosku? 

TAK Rozdziały 2.4. i 
2.7. 

Szczegóły przedstawiono w 
analizie ekonomicznej; 

AWA 
Czy założenia dotyczące zmian w 
analizowanym rynku leków zostały dobrze 
uzasadnione? 

TAK Rozdziały 2.4. i 
2.5.2. - 

AWA 

Czy założenia dotyczące struktury i zmian w 
analizowanym rynku leków są zgodne z 
założeniami dotyczącymi komparatorów 
przyjętymi w analizach klinicznej i 
ekonomicznej? 

TAK Rozdziały 2.4. i 
2.5.2. - 

AWA 
Czy twierdzenia i założenia dotyczące 
aktualnej i przyszłej sprzedaży 
wnioskowanego leku są spójne z danymi 
udostępnionymi przez NFZ? 

TAK Rozdział 2.5.2. - 

AWA 
Czy twierdzenia i założenia dotyczące 
przyszłej sprzedaży leku są spójne z danymi 
z wniosku? 

TAK Rozdział 2.5.2.; 
4. - 

AWA 
Czy założenie dotyczące poziomu 
odpłatności wnioskowanego leku spełnia 
kryteria art. 14 ustawy o refundacji? 

TAK Rozdział 2.1. - 

AWA 
Czy założenie dotyczące kwalifikacji 
wnioskowanego leku do grupy limitowej 
zostały dobrze uzasadnione? 

TAK Rozdział 2.1. - 

AWA Czy dokonano oceny niepewności 
uzyskiwanych oszacowań? TAK Rozdziały 2.9. i 

3.3.-3.5. 
Analiza wartości skrajnych + 

analiza wrażliwości 

AWA Czy nie pominięto żadnej istotnej dla oceny 
wpływu na budżet kategorii kosztów? TAK Rozdziały 2.7. i 

3.5. 
Szczegóły w analizie 

ekonomicznej 

AWA 
Czy uzasadniono prognozę przekroczenia 
całkowitego budżetu na refundację i udziału 
podmiotu w kwocie przekroczenia? 

Nie dotyczy Rozdział 3. Por. informacje w Analizie 
racjonalizacyjnej 

AWA 
Czy nie stwierdzono innych błędów w 
podejściu analitycznym wnioskodawcy, 
obniżających wiarygodność przedstawionej 
analizy? 

TAK - Nie stwierdzono 
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Nr a Pytanie Odpowiedź Odwołanie b Uwagi 

AWA 
Czy nie stwierdzono błędów w obliczeniach 
lub ekstrakcji danych, które wpłynęły na 
wyniki oszacowań? 

TAK - Nie stwierdzono 

Część III. Dodatkowe pytania związane z oceną analizy opracowane m.in. na podstawie Wytycznych AOTM 
(wypełnia audytor/koordynator) 

5.1.1. 
W.AOTM 

Czy zdefiniowano charakter populacji 
(otwarta/zamknięta) i czy przedstawiono 
kryteria włączenia i wyłączania 
poszczególnych pacjentów z analizy wpływu 
na budżet (generowania raportowanych 
kosztów i efektów)? 

TAK Rozdziały 2.5. i 
2.8. - 

5.1.1. 
W.AOTM 

Czy w przypadku współpłacenia 
przedstawiono koszty ponoszone przez 
pacjenta, ich wartości średnie, a w 
uzasadnionych przypadkach także zakres? 

TAK Rozdział 2.2. - 

5.1.1. 
W.AOTM 

Czy analizę wpływu na budżet 
przeprowadzono z perspektywy 
świadczeniobiorcy lub przedstawiono 
komentarz argumentujący brak tej 
perspektywy? 

TAK Rozdział 2.2. - 

5.1.2. 
W.AOTM 

Czy uwzględniono horyzont czasowy 
wystarczający do ustalenia równowagi na 
rynku lub obejmujący co najmniej pierwsze 2 
lata (tj. 24 miesiące) od daty rozpoczęcia 
finansowania danej technologii medycznej ze 
środków publicznych? 

TAK Rozdział 2.3. - 

5.1.3. 
W.AOTM 

Czy zdefiniowano punkt początkowy analizy 
wpływu na budżet i czy przedstawiono 
wyniki oceny wpływu wnioskowanej 
technologii na jednoroczny budżet opieki 
zdrowotnej (podział horyzontu czasowego na 
okresy związane z planowanym budżetem 
płatnika publicznego)? 

TAK Rozdział 2.3. - 

5.1.3. 
W.AOTM Czy przeprowadzono analizę wrażliwości? TAK Rozdział 2.9.  

5.1.3. 
W.AOTM 

Czy uwzględniono scenariusz 
przedstawiający aktualną praktykę 
(„scenariusz istniejący”) oraz scenariusz 
przewidywany po wprowadzeniu 
nowej/usunięciu obecnie refundowanej 
technologii („scenariusz nowy”), koszty ww. 
scenariuszy oraz wyniki inkrementalne? 

TAK Rozdział 2.4. - 

5.1.4. 
W.AOTM 

Czy uwzględniono źródła danych zgodne z 
opisem przedstawionym w rozdziale 5.1.4. 
Wytycznych oraz czy przedstawiono sposób 
ich wyszukiwania? 

TAK Rozdział 2. - 

5.1.5. 
W.AOTM 

Czy wzięto pod uwagę możliwe zwiększenie 
liczebności populacji indukowane 
dostępnością nowej technologii na rynku? 

TAK Rozdziały 2.4., 
2.5. - 
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Nr a Pytanie Odpowiedź Odwołanie b Uwagi 

5.1.5. 
W.AOTM 

Czy liczebność populacji oceniono poprzez: 
(1) określenie rozpowszechnienia 
rozważanego stanu chorobowego, (2) 
oszacowanie liczby osób, dla których 
istniałyby wskazania do zastosowania 
technologii, (3) oszacowanie pozycji 
rynkowej technologii w poszczególnych 
wskazaniach na podstawie spodziewanego 
odsetka populacji, który będzie używać 
rozważanej technologii, w zestawieniu z 
częścią populacji, która będzie używać 
technologii opcjonalnych w danym 
wskazaniu? 

TAK Rozdziały 2.5. i 
2.8. - 

5.1.5. 
W.AOTM 

Czy skonstruowano alternatywne warianty 
do oceny liczebności populacji? TAK Rozdział 2.5.2. - 

5.1.6. 
W.AOTM 

Czy opisano i uzasadniono założenia 
dotyczące „scenariusza istniejącego” 
oraz ”scenariusza nowego”? 

TAK Rozdział 2.4. - 

5.1.7. 
W.AOTM 

Czy zostało przeanalizowane stwierdzenie, 
że skalkulowane wydatki będą zauważalne w 
rzeczywistej praktyce? 

TAK Rozdział 3.2. - 

5.1.7. 
W.AOTM 

Czy przedstawiono wyniki oceny zużycia 
poszczególnych świadczeń medycznych 
uwzględnionych w analizie? 

TAK Rozdział 3. i 4. - 

5.1.7. 
W.AOTM 

Czy nie uwzględniono dyskontowania wraz z 
komentarzem uzasadniającym to podejście? TAK Rozdział 2.7. - 

5.1.7. 
W.AOTM 

Czy w ocenie kosztów całkowitych 
uwzględniono: wydatki związane z ocenianą 
technologią, koszt dodatkowych nakładów w 
systemie ochrony zdrowia związanych z 
wdrożeniem ocenianej technologii, 
zmniejszenie nakładów związanych ze 
zmniejszonym stosowaniem 
dotychczasowych technologii w przypadku 
przejścia na ocenianą technologię, 
zmniejszenie kosztów związanych z 
oszczędnościami w zakresie innych 
świadczeń (np. redukcją hospitalizacji)? 

TAK Rozdziały 2.6., 
2.7.  

- W.AOTM 

Czy przedstawiono komentarz związany z 
opisem warunków wprowadzenia 
wnioskowanej technologii i związanych z tym 
kosztów (potrzeba przeszkolenia personelu, 
opracowania nowych wytycznych klinicznych 
bądź zmiany zasad diagnostyki)? 

TAK Rozdział 6. - 

- W.AOTM 
Czy przedstawiono wpływ rozważanej decyzji 
na organizację udzielania świadczeń 
zdrowotnych (wydatki publiczne w sektorach 
innych niż ochrona zdrowia)? 

TAK Rozdział 6. - 

Czy przeanalizowano aspekty etyczne i społeczne rozważanej decyzji, w zakresie: 

5.2. W.AOTM 
• kosztów lub wyników zdrowotnych 

dotyczących osób innych niż w stanie 
klinicznym wskazanym we wniosku 
(wpływy zewnętrzne)? 

TAK Rozdział 7. - 

5.2. W.AOTM 
• faworyzowania niektórych grup 

pacjentów na skutek założeń 
przyjętych w analizie ekonomicznej? 

TAK Rozdział 7. - 

5.2. W.AOTM 
• równego dostępu do wnioskowanej 

technologii przy jednakowych 
potrzebach? 

TAK Rozdział 7. - 



Ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznego decyzji o finansowaniu ze środków publicznych 
stosowania produktu leczniczego Sylvant® (siltuksymab) w leczeniu dorosłych pacjentów z wieloogniskową 
chorobą Castlemana niezakażonych ludzkim wirusem niedoboru odporności (HIV) ani ludzkim wirusem opryszczki-
8 (HHV-8). 

 

 

 
 

 74  

Nr a Pytanie Odpowiedź Odwołanie b Uwagi 

5.2. W.AOTM 
• zakresu korzyści w odniesieniu do 

wielkości populacji (duża korzyść dla 
wąskiej grupy osób; korzyść mała, ale 
powszechna)? 

TAK Rozdział 7. - 

5.2. W.AOTM • niezaspokojonych dotychczas potrzeby 
grup społecznie upośledzonych? TAK Rozdział 7. - 

5.2. W.AOTM 
• odpowiedzi dla osób o największych 

potrzebach zdrowotnych, dla których 
nie ma obecnie dostępnej żadnej 
metody leczenia? 

TAK Rozdział 7. - 

5.2. W.AOTM 

• generowania problemów społecznych 
(tj. poziomu satysfakcji pacjentów z 
otrzymywanej opieki medycznej, 
akceptacji postępowania przez 
poszczególnych chorych, 
stygmatyzacji, lęku, dylematów 
moralnych, problemów dotyczących 
płci, problemów rodzinnych) 

TAK Rozdział 7. - 

5.2. W.AOTM 
• braku sprzeczności rozważanej decyzji 

z aktualnie obowiązującymi 
regulacjami prawnymi? 

TAK Rozdział 7. - 

5.2. W.AOTM 
• konieczności dokonania zmian w 

prawie/przepisach w wyniku podjęcia 
rozważanej decyzji? 

TAK Rozdział 7. - 

5.2. W.AOTM • oddziaływania rozważanej decyzji na 
prawa pacjenta lub prawa człowieka? TAK Rozdział 7. - 

5.2. W.AOTM 

• szczególnego podejścia do pacjenta, 
tj. konieczności szczególnego 
informowania pacjenta/opiekuna, 
potrzeby zapewnienia pacjentowi 
prawa do poszanowania godności i 
intymności oraz tajemnicy informacji z 
nim związanych oraz potrzeby 
uwzględniania indywidualnych 
preferencji, po przedstawieniu 
choremu/opiekunowi informacji w 
zakresie określonym w prawie? 

TAK Rozdział 6. i 7. - 

5.2. W.AOTM 
Czy podsumowanie analizy wpływu na 
system ochrony zdrowia przeprowadzono w 
oparciu o analizę SWOT? 

Nie dotyczy - - 

5.3. W.AOTM 
Czy przedstawiono wnioski odnoszące się do 
celu analizy i będące bezpośrednio związane 
z uzyskanymi wynikami? 

TAK Rozdział 10.  

5.1.10. 
W.AOTM 

Czy przedstawiono dyskusję, w tym 
omówienie ograniczeń analizy? TAK Rozdział 8. i 9. - 

a fragment tekstu Rozporządzenia Ministra Zdrowia z dnia 2 kwietnia 2012 roku ( Dz. U. Min. Zdr. 2012, poz. 388) do którego 
odnoszą się wskazane pytania; AWA – pytania zaczerpnięte z analiz weryfikacyjnych AOTMiT; W.AOTM – dodatkowe pytania 
zgodności analizy z Wytycznymi AOTMiT z 2016 roku; b numer rozdziału, tabeli, wykresu i/albo strony umożliwiający 
identyfikację fragmentu(ów) analizy odnoszącego(ych) się do wskazanego zagadnienia 
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