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Analiza ekonomiczna zostala zaktualizowana dnia 26 stycznia 2022 r. w zwigzku z uwagami
zawartymiw pismie OT.4230.20.2021.ASz.2 z dnia 22 pazdziernika 2021 r. Pierwotnie analiza

zostata zakonczona 4 grudnia 2019 r.

Autorzy Wykonywane zadania

Koncepcja analizy;
Kontrola jakosci;

Zdefiniowanie populaciji;
@ Oszacowanie wielkosci populacji docelowej;
@ Opracowanie mozliwych scenariuszy;
©  Aspekty etyczne i spoteczne

Ocena kosztow;
Whnioski koncowe

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

i Michata Jachimowicza.
Konflikt interesow:

Raport wykonano na zlecenie firmy AOP Orphan Pharmaceuticals AG, ktéra finansowata

prace.

Autorzy nie mieli innego rodzaju konfliktu interesow.




A A @ Wakix® (pitoli i j
pitolisant) w leczeniu dorostych chorych na narkolepsje z 3
N1 T, katapleksjg lub bez — analiza wptywu na system ochrony zdrowia

IGNORANTIA NOCET

Spis tre sci

INOEKS SKIOTOW .....ciiiiiiiiiii it ettt e e e e e e e e e 5
SITESZCZENIE ...ttt ettt e e e e 6
1. Cel analizy wplywu na system ochrony zdrowia......  ...cceeeiiieeiiieeiiciie e 11
2. Analiza wplyWu Na DU ZEL........cccoiiiiiiee e 12
2.1, MetodyKa @NAliZY .....ccooeeeieeeeiiee e ——————— 12
2.2, HOIYZONT CZASOWY ...evvuiiiieiiieeeeeii e ettt e e e et e e e e et s e e e et s e e e e et e e e e et s e e eetan s e e eataneeeeesnns 13
2.3, PEISPEKLYWAE ....cooviiiiiii e ————————— 13
2.4. SCENAIUSZE POIrOWNYWEANE ...uuuuiiieeeiieeeiiiiie e e e e e e e e eeeat s e e e e e e e e e e et s e e e e e e eeeeaaran e eeeas 14
P T o] o1 | = o - N 16

2.5.1. Populacja obejmujgca wszystkich chorych, u ktérych technologia

wnioskowana moze ZoStac ZASIOSOWEANA. .........cccevvviiiiiiiiiieiieeeeeee e 16
2.5.2. Populacja docelowa, wskazana we WNIOSKU ............ccoooiiiiiiiiiiiiie 16
2.5.3. Populacja, w ktorej technologia wnioskowana jest obecnie stosowana............ 17

2.5.4. Populacja, w ktérej wnioskowana technologia bedzie stosowana przy
zatozeniu, ze minister wlasciwy do spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu

(1] 10 o F= Toy - ST 17

2.5.5. Populacja, w ktérej wnioskowana technologia bedzie stosowana przy
zatozeniu, ze minister wiasciwy do spraw zdrowia nie wyda decyzji o objeciu

(=110 o F= Uo7 = TS 19

2.5.6. Podsumowanie oszacowan liczebnosci populacji zdefiniowanych w

minimalnych wymaganiaCh ..., 19
2.6, ANAIZA KOSZIOW ....cooviiiiiiiiiiiiiiiiiie et 21

T T 0 1oy A 1210 T N 21




A A @ Wakix® (pitoli i j
pitolisant) w leczeniu dorostych chorych na narkolepsje z 4
N1 T, katapleksjg lub bez — analiza wptywu na system ochrony zdrowia

IGNORANTIA NOCET

2.7. Podsumowanie danyCh WEJSCIOWYCH...........cuviiiiiiiiiiiiiiiiiiieeieeeeeeeeeeeeeeeeeeeeeeeeeee e 34
2.8. Wydatki budzetowe w horyzoncie analizy................eeeeeeeeiieeeiimieeeieiieieeeeieeeeeeeeeeeeeee 36
2.8.1. Aktualne wydatki DUAZEIOWE .........ccooii s 36
2.8.2. Prognozowane wydatki DUJZEIOWE ..........cccooiiiiiiiii e 36
Analiza wra zliwo $Ci i analiza SCENANUSZY ........ccccoiiiiiiiiiies eeeeeeeieiieee e 39
Whplyw na organizacj € udzielania SWIadCze A.............ooccuuviiiiiiiiiiiiiiiiiiieiee e 53
Aspekly etyCZNe i SPOIECZINE ...t e 54
& (oF 2= a1 T WK oo | = 1[04~ o1 PPN 56
Podsumowanie i WNioSKi KO ACOWE ..........cociiiiiiiiiiiiiiiccceeeeiies e 57
W Y £ o34 011 (SR 59

8.1. Uzasadnienie utworzenia odrebnej grupy limitowej dla technologii wnioskowanej...59

8.2. Sprawdzenie zgodnosci analizy z minimalnymi wymaganiami opisanymi w

Rozporzadzeniu MZ w sprawie minimalnych wymagan............c.ooeevvveviiiiiiiiieeeeeen, 60

8.3. Liczba opakowan technologii WnioSKOWaNE]............ccoiiiiiiiiiiiiiiiiieeeeeeeee e, 62
s4. NG, 62
9. SPISTADEl . e ————— 67
10. SPIS MYSUNKOW ...ceeiiiiiiiiiiiiiiee e e e e e iiibiie ittt e e e e e e e e ibb et e e e e e s e et bbb st r e e e e e e e s e e annnbnneeeeeaeaans 70

00T = ] o o == 71




A A @ Wakix® (pitolisant) w leczeniu dorostych chorych na narkolepsje z 5
N1 HT, katapleksjg lub bez — analiza wptywu na system ochrony zdrowia

IGNORANTIA NOCET

Indeks skrotow

Skroét Rozwini ecie

AKL analiza kliniczna

AOTMIT Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikaciji

b.d. brak danych

BIA ang. Business Impact Analysis — analiza wptywu na budzet

ChPL Charakterystyka Produktu Leczniczego

HTA ang. health technology assessment — ocena technologii medycznych

MZ Minister Zdrowia

nie dotyczy

Narodowy Fundusz Zdrowia

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

pitolisant

polski ztoty

ang. risk sharing scheme — schemat podziatu ryzyka
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Streszczenie

CEL I ZAKRES

Celem analizy wptywu na system ochrony zdrowia jest oszacowanie wydatkoéw ptatnika
publicznego w przypadku podjecia pozytywnej decyzji o finansowaniu ze srodkéw publicznych
leku Wakix® (pitolisant, PIT) w leczeniu dorostych chorych na narkolepsje z katapleksjg lub

bez.

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

Swiadczen zdrowotnych oraz zestawienia aspektow etycznych i spotecznych.
METODYKA

Populacje docelowag dla technologii wnioskowanej zgodnie z przediozonym wnioskiem
stanowig dorosli chorzy na narkolepsje z katapleksjg lub bez. Wskazana populacja chorych
odznacza sie szczegolnie niekorzystnym rokowaniem. Brakuje zdefiniownych standardéw
postepowania a zadna z dostepnych w Polsce farmakoterapii nie jest refundowana w leczeniu
chorych na narkolepsje z katapleksjg lub bez w ramach listy refundacyjnej czy programu

lekowego.

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

inkrementalnymi wydatkami ptatnika.

Scenariusz istniejgcy obrazuje sytuacje obecng, w ktorej pitolisant nie jest refundowany z

budzetu ptatnika publicznego.
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W scenariuszu prognozowanym (nowym) analizowano sytuacje, w ktorej pitolisant stosowany
w leczeniu dorostych chorych na narkolepsje z katapleksjg lub bez, bedzie finansowany ze
srodkéw publicznych. Dla kazdego ze scenariuszy rozpatrywano 3 alternatywne warianty:

najbardziej prawdopodobny, minimalny oraz maksymalny.

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

oddzielnej grupie limitowej.

Catkowite koszty uwzgledniane w poszczegolnych scenariuszach (wynikajgce z kosztow

réznigcych leczenia), wyznaczono na podstawie kosztu lekow.

W obliczeniach analizy uwzgledniono tez zalozenia proponowanej przez Podmiot
odpowiedzialny umowy podziatu ryzyka (RSS). Wydatki ptatnika publicznego (i fgczne wydatki
ptatnika publicznego i pacjentow) przedstawiono w zwigzku z tym w dwdch wersjach: bez i z

uwzglednieniem proponowanego przez Podmiot odpowiedzialny RSS.

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

wrazliwosci.
WYNIKI

Oszacowanie populacji

Wydatki inkrementalne w perspektywie ptatnika publi cznego
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PODSUMOWANIE | WNIOSKI

W niniejszej pracy oceniono wplyw na system ochrony zdrowia w Polsce decyzji o
zakwalifikowaniu pitolisantu (Wakix®) do finansowania ze $rodkéw publicznych w ramach
kategorii dostepnosci: lek dostepny w aptece na recepte i wydawany Swiadczeniobiorcy za

odptatnoscig ryczattowa.

Bezposrednig konsekwencjg tej decyzji bedzie uksztaltowanie sie w Polsce nowej praktyki
klinicznej leczenia dorostych chorych na narkolepsje z katapleksjg lub bez. Rozszerzone
zostanie spektrum terapeutyczne, poniewaz do tej pory w ramach Wykazu lekow
refundowanych zaden lek nie byt refundowany w leczeniu narkolepsji. Chorzy, ktorzy
dotychczas byli zmuszeni do samodzielnych zakupow lekéw lub do stosowania technologii
sprowadzanych w ramach skomplikowanej procedury importu docelowego, w przypadku

podjecia pozytywnej decyzji refundacyjnej dla wnioskowanej technologii bedg mogli skorzystac
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z terapii lekiem Wakix® finansowanej z budzetu ptatnika publicznego. Zgodnie z
przedstawionymi szacunkami w pierwszym roku refundacji z terapii pitolisantem skorzysta
prawdopodobnie okoto | chorych, natomiast w drugim roku refundaciji blisko [} chorych.
W konsekwencji finansowanie leku Wakix® zapewni dorostym chorym na narkolepsje z

katapleksjag lub bez dostep do jedynej formy leczenia finansowanej w ramach Wykazu lekéw

refundowanych. |
I

T 1/ gtwne;j mierze z
uwagi na fakt braku refundowanych alternatywnych technologii medycznych w danej jednostce
chorobowej. Dotychczas chory mogt jedynie nabywac leki indywidualnie lub ubiega¢ sie o

import docelowy.

Majgc na uwadze racjonalizacje srodkow w ochronie zdrowia oraz wychodzac naprzeciw
oczekiwaniom Ministerstwa Zdrowia oraz Narodowego Funduszu Zdrowia w zakresie

refundacji lekbéw, Zamawiajgcy proponuje zawarcie umowy podziatu ryzyka (RSS).

W analizie wskazano, ze w przypadku pozytywnej decyzji dotyczgcej refundacji leku Wakix®
nalezy oczekiwa¢ duzej korzysci dla waskiej grupy chorych, dlatego tez finansowanie
technologii jest etycznie i spotecznie uzasadnione. Ponadto decyzja refundacyjna nie

spowoduje nowych konsekwencji w organizacji udzielania swiadczen.

Konkludujgc nalezy oczekiwac, ze finansowanie leku Wakix® przyczyni sie do poprawy sytuaciji
chorych na narkolepsje z katapleksjg lub bez w Polsce, co jest jednym z priorytetow
zdrowotnych Ministerstwa Zdrowia (zgodnie z Rozporzgdzeniem Ministra Zdrowia w sprawie

priorytetow zdrowotnych).
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1. Cel analizy wptywu na system ochrony zdrowia

Celem analizy wpltywu na system ochrony zdrowia jest oszacowanie wydatkow ptatnika
publicznego w przypadku podjecia pozytywnej decyzji o finansowaniu ze srodkdéw publicznych
leku Wakix® (pitolisant) w leczeniu dorostych chorych na narkolepsje z katapleksjg lub bez.
Ponadto, w ramach niniejszej analizy oceniano etyczne oraz spoteczne konsekwencje
podjecia pozytywnej decyzji o finansowaniu ze $rodkéw publicznych leku Wakix® w

przedstawionym wskazaniu.

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

zatozen.
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2. Analiza wptywu na bud zet

2.1. Metodyka analizy

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

Wytyczne AOTMIT oraz Ustawe o refundaciji.

2. Oszacowano populacje docelowg dla technologii wnioskowanej na podstawie

3. Przeprowadzono prognoze liczebnosci populacji w kolejnych latach horyzontu

czasowego, poczawszy od maja 2022 do kwietnia 2024 roku.

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

pozytywnej decyzji refundacyjnej dla tej interwenciji.

5. Na podstawie wynikow przeprowadzonej analizy ekonomicznej oszacowano koszty terapii

technologii wnioskowanej oraz pozostatych opcji terapeutycznych.

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

publicznych.

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

wnioskowanej ze srodkéw publicznych.

8. Obliczono wydatki inkrementalne, czyli r6znice pomiedzy wydatkami w scenariuszu
nowym a wydatkami w scenariuszu istniejgcym. W przypadku gdy wydatki inkrementalne
przyjmujg wartosci wyzsze od zera oznacza to dodatkowe obcigzenia finansowe zwigzane

z podjeciem pozytywnej decyzji refundacyjnej.
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9. W niniejszym dokumencie wyniki oraz wartosci parametréw podawano najczesciej z
doktadnoscia do dwdch miejsc po przecinku, natomiast obliczenia wykonano na

wartosciach bez zaokrggleh (w celu uzyskania bardziej dokladnych wynikow).

10. Przeprowadzono analize wrazliwosci dla oszacowania kluczowych parametrow

uwzglednianych w niniejszej analizie.
2.2. Horyzont czasowy

Zgodnie z Rozporzgdzeniem MZ w sprawie minimalnych wymagarn oraz Wytycznymi AOTMIT
horyzont czasowy analizy wptywu na budzet powinien obejmowac okres do momentu ustalenia
sie stanu réwnowagi na rynku (tj. osiggniecia docelowej stabilnej wielkosci sprzedazy badz
liczby leczonych pacjentéw) oraz co najmniej pierwsze 2 lata od daty rozpoczecia

finansowania danej technologii medycznej ze srodkow publicznych.

W analizie przyjeto 2-letni horyzont czasowy. Uzasadnieniem przyjecia takiego horyzontu
czasowego jest brak alternatywnej technologii finansowanej w rozwazanym wskazaniu w
ramach Wykazu lekéw refundowanych, w zwigzku z czym lek Wakix® powinien szybko

osiggnagc¢ zakfadany udziat w rynku.

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

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

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

dwoch wariantach:

© z perspektywy podmiotu zobowigzanego do finansowania swiadczen ze srodkow
publicznych (ptatnik publiczny?)
® oraz dodatkowo z perspektywy wspdlnej podmiotu zobowigzanego do finansowania

swiadczeh ze srodkdw publicznych oraz swiadczeniobiorcy (tj. pacjenta).

1 Zgodnie z art. 14 Ustawy o Swiadczeniach opieki zdrowotnej.
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2.4. Scenariusze porownywane

W analizie wptywu na budzet rozwazano dwa scenariusze: istniejgcy oraz scenariusz nowy.
Scenariusz istniejgcy obrazuje sytuacje obecng, w ktérej technologia wnioskowana zgodnie z
Wykazem lekéw refundowanych nie jest refundowana w omawianym wskazaniu z budzetu

ptatnika publicznego.

W scenariuszu nowym przyjeto sytuacje, w ktérej technologia wnioskowana jest refundowana
w leczeniu dorostych chorych na narkolepsje z katapleksjg lub bez. W scenariuszu tym lek
Wakix® bedzie dostepny w aptece na recepte i wydawany $wiadczeniobiorcy za odptatnoscia
ryczattowg. W analizie uwzgledniono finansowanie tej technologii medycznej w oddzielngj

grupie limitowej, zgodnie z uzasadnieniem wskazanym w zatgczniku (rozdziat 8.1.).

W scenariuszu istniejgcym policzono koszty lekéw przyjmowanych przez chorych na
narkolepsje z katapleksjg lub bez. Natomiast scenariusz nowy wlicza dodatkowo koszt
pitolisantu, jaki zostanie poniesiony na leczenie chorych, ktdrzy rozpoczng nim terapie.
Jednoczesnie koszt w tym scenariuszu zostat pomniejszony o koszt lekow, ktore zostang

zastgpione przez pitolisant stosowany w monoterapii.

Dla kazdego ze scenariuszy przyjeto 3 mozliwe warianty zalezne od szacowanej na kolejne
lata wielkosci populacji docelowej. Wptyw na budzet ptatnika wyznaczony zostat jako roznica

pomiedzy tymi scenariuszami.

Wyniki analizy przedstawiono w dwdéch wersjach: bez wprowadzenia instrumentéw dzielenia

ryzyka oraz po wprowadzeniu proponowanych instrumentéw dzielenia ryzyka (RSS).

Analizowane scenariusze (istniejgcy, nowy), wersje (z RSS, bez RSS) oraz ich warianty

(minimalny, prawdopodobny, maksymalny) przedstawiono na ponizszym schemacie.
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Rysunek 1.
Mozliwe scenariusze brane pod uwag € w analizie wptywu na bud zet

Scenariusz istniej acy Scenariusz nowy
brak refundacji technologii refundacja technologii

wnioskowanej w wnioskowanej w
analizowanym wskazaniu analizowanym wskazaniu

brak RSS
- wariant minimalny
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2.5. Populacja

2.5.1. Populacja obejmuj gca wszystkich chorych, u ktérych

technologia wnioskowana mo ze zosta € zastosowana

Populacje badang w analizie wptywu na budzet stanowig chorzy, u ktérych oceniania
technologia moze by¢ zastosowana. Zdefiniowano jg w oparciu o0 ChPL wnioskowanej

technologii. Zgodnie z ChPL Wakix® pitolisant wskazany jest w leczeniu dorostych chorych na

narkolepsje z katapleksjg lub bez.

W tabeli ponizej przedstawiono zestawienie oszacowania liczebnosci populacji badanej dla

wnioskowanej technologii medycznej.

Tabela 1.
Liczba chorych stanowi gca populacj e, u ktérej technologia wnioskowana mo  ze zosta ¢
zastosowana

2.5.2. Populacja docelowa, wskazana we wniosku

Populacja wskazana we wniosku refundacyjnym oraz oceniana w niniejszej analizie pokrywa
sie z ChPL Wakix® a wiec jest zbiezna z populacjg chorych, u ktérych technologia
wnioskowana moze by¢ stosowana. Wielkos¢ tej populacji przedstawiono powyzej (rozdziat
2.5.1.,, Tabela 1).
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Estymowang liczebnos¢ populaciji docelowej przedstawiono w tabeli ponize;j.

Tabela 2.
Populacja docelowa, wskazana we wniosku

2.5.3. Populacja, w ktérej technologia wnioskowana jest

obecnie stosowana

Obecnie substancja nie jest w Polsce stosowana i finansowana w ramach Wykazu lekow

refundowanych.

2.5.4. Populacja, w ktérej wnioskowana technologia bedzie
stosowana przy zalo zeniu, ze minister wia sciwy do

spraw zdrowia wyda decyzj € o objeciu refundacj a

Populacje, w ktérej wnioskowana technologia bedzie stosowana przy zatozeniu, ze minister
wiasciwy do spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu refundacjg, oszacowano na podstawie
prognozowanych udziatéw, jakie lek Wakix® osiggnie w populacji docelowej oraz oszacowan

wielkosci populacji docelowej (rozdziat 2.5.2.).

2.5.4.1. Udzialy w rynku

Udziaty w rynku technologii wnioskowanej okreslono [ iGN
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I 000, i liczba chorych nowo diagnozowanych, ktérzy

rozpoczynajg w ciggu roku leczenie narkolepsji jest w przyblizeniu réwna liczbie chorych

dotychczas leczonych, ktorzy w ciggu roku zaprzestajg leczenie narkolepsiji, stad liczebnosé

populacji docelowej jest niezmienna w czasie.

2.5.4.2. Oszacowanie wielko sci populacji chorych leczonych

technologi g wnioskowan a

Uwzgledniajgc udziaty w rynku (rozdziat 2.5.4.1.) oraz wielkos¢ populaciji docelowej (rozdziat
2.5.2.) oszacowano liczbe chorych, ktdrzy rozpoczng leczenie technologig wnioskowang w

danym roku.

Wielko$¢ populacji chorych leczonych technologig wnioskowang, w ramach ktérej wykonano
oszacowania analizy wpltywu na system ochrony zdrowia w pierwszym roku analizy, obliczono
jako sume liczby chorych, ktorzy rozpoczng leczenie wnioskowang technologig w ciggu
pierwszych 12 miesiecy horyzontu czasowego analizy. Wielko$¢ populacji w drugim roku
analizy oszacowano jako sume wielkosci populacji z pierwszego roku analizy oraz
prognozowanej liczby nowych chorych rozpoczynajgcych leczenie technologig wnioskowang
w okresie od 13 do 24 miesigca horyzontu czasowego analizy. Zalozono, ze chorzy
rozpoczynajgcy leczenie PIT w pierwszym roku analizy wliczajg sie réwniez do populacji
w drugim roku analizy, poniewaz generowane przez nich koszty réznig sie pomiedzy
scenariuszami istniejagcym i nowym w drugim roku analizy. Dokiadne oszacowania
przedstawiono w arkuszu kalkulacyjnym dotgczonym do niniejszego raportu, natomiast
estymowang liczebnos¢ populacji docelowej, w ramach ktérej wykonano oszacowania analizy

wplywu na system ochrony zdrowia, w ponizszej tabeli.
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Tabela 3.
Oszacowanie liczebno s$ci populacji, w ktérej wnioskowana technologia b edzie
stosowana

Tabela 4.
taczna liczba chorych na narkolepsj e, w ktorej wnioskowana technologia b  edzie
stosowana

Wielkos$¢ dostaw pitolisantu (Wakix®), koniecznego do zastosowania terapii w oszacowane;j

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

2.5.5. Populacja, w ktérej wnioskowana technologia bedzie
stosowana przy zalo zeniu, ze minister wia sciwy do

spraw zdrowia nie wyda decyzji o obj eciu refundacj a

W przypadku braku wydania pozytywnej decyzji dotyczgcej refundacji pitolisantu, lek ten nie

bedzie stosowany.

2.5.6. Podsumowanie oszacowa n liczebno sci  populacji

zdefiniowanych w minimalnych wymaganiach

W tabeli ponizej przedstawiono wartosci oszacowan populacyjnych wykonanych w niniejszej
analizie wptywu na system ochrony zdrowia (opisanych w rozdziatach 2.5.1. — 2.5.5.).
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Tabela 5.

Podsumowanie oszacowa n liczebno sci populacji zdefiniowanych w
MZ w sprawie minimalnych wymagan

Populacja

Populacja obejmuj gca wszystkich
chorych, u ktérych technologia
wnioskowana mo ze zosta €
zastosowana

Populacja docelowa, wskazana we
whniosku

Populacja, w ktorej technologia
wnioskowana jest obecnie stosowana

Populacja, w ktérej wnioskowana
technologia b edzie stosowana przy
zalozeniu, ze minister wia sciwy do

spraw zdrowia wyda decyzj e o obj eciu
refundacj a

Populacja, w ktérej wnioskowana
technologia b edzie stosowana przy
zalozeniu, ze minister wia sciwy do

spraw zdrowia nie wyda decyzji o

objeciu refundacj a

Oszacowanie rocznej liczebno sci
populacji

Rozporzgdzeniu

Podstawa prawna

art. 6 ust. 1pkt 1 lit. a

art. 6 ust. 1pkt 1 lit. b

art. 6 ust. 1pkt 1 lit. ¢

art. 6 ust. 1pkt 2

L1

art. 6 ust. 1pkt 4
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2.6. Analiza kosztow

Kategorie kosztéw dla pitolisantu zaczerpnieto z Analizy ekonomicznej. || GKcNNNTGTG_G

L
N, \//ptyw N

wynik koncowy, a wiec na wartos¢ wydatkdéw inkrementalnych ptatnika publicznego, majg

catkowite koszty roznigce. Catkowite koszty réznigce zdefiniowano jako koszty wystepujgce w

ramach jednego ze scenariuszy, a wiec réznigce oceniane technologie medyczne.

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

oceniano nastepujgce kategorie kosztow bezposrednich medycznych:
koszty lekow.

Pozostate kategorie kosztow bezposrednich oraz koszty leczenia zdarzen niepozgdanych
uznano za nierdznigce, zaliczajgc je do kategorii kosztow wspélnych. Koszty te (jako koszty
wspolne dla technologii wnioskowanej i technologiami alternatywnymi) nie majg wptywu na
wyniki analizy. Nie byty zatem ostatecznie brane pod uwage w obliczeniach. W ponizszej tabeli
wyszczegolniono poszczegolne koszty nierdznigce oraz przedstawiono zasadnos¢ kwalifikacii

do kategorii kosztow nier6znigcych.

Tabela 6.
Koszty nier6 znigce oceniane technologie medyczne

Kategoria kosztowa Uzasadnienie kwalifikacji

Koszt monitorowania i oceny Dotyczy wszystkich chorych leczonych technologig oceniang i
skuteczno sci leczenia technologiami alternatywnymi w tej samej wysokosci

W odniesieniu do bezpieczenstwa stosowania terapii w Analizie
Koszt leczenia zdarze n niepo zgdanych klinicznej nie wykazano statystycznie istotnych réznic pomiedzy
technologig oceniang i technologiami alternatywnymi.

2.6.1. Koszt lekow

Do obliczenia kosztu stosowania uwzglednianych technologii medycznych konieczne bylo

okreslenie zuzycia zasobow (dawkowania) oraz cen jednostkowych lekéw.
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2.6.1.1. Dawkowanie lekow
Pitolisant

W celu obliczenia kosztu stosowania leku, konieczne bylo wyznaczenie dawkowania
stosowanych technologii medycznych. Zgodnie z ChPL Wakix®, pitolisant nalezy przyjmowaé
W najnizszej skutecznej dawce, w zaleznosci od indywidualnej odpowiedzi i tolerancji danego
pacjenta na lek, zgodnie ze schematem stopniowego zwiekszania dawki, nie przekraczajgc

przy tym maksymalnej dawki 36 mg/dobe.

W pierwszym tygodniu stosowania, nalezy zaczg¢ od dawki poczgtkowej, wynoszgcej 9 mg
na dobe. W drugim tygodniu dawke mozna zwiekszyé do 18 mg na dobe lub zmniejszyé do
4,5 mg. W trzecim tygodniu dawka moze zosta¢ zwiekszona do 36 mg na dobe. Jest to
schemat stopniowego zwiekszania dawki, gdzie dawka w kazdym momencie moze zostac
zmniejszona (do 4,5 mg na dobe) lub zwiekszona (do 36 mg na dobe) zgodnie z oceng lekarza
i odpowiedzig pacjenta na lek.

Z uwagi na mozliwos¢ zmiany dawki pitolisantu po pierwszym tygodniu, w drugim tygodniu za
dawkowanie przyjeto $rednig z trzech mozliwych wariantéw przedstawionych w ChPL Wakix®
(45 mg, 9 mg, 18 mg). Srednie dawkowanie w kolejnych tygodniach, ktére zostato
wykorzystane w analizie podstawowej, zaczerpnieto z badania HARMONY | [EMA AR 2015],
gdzie dane dawkowanie zostato dostosowywane indywidualnie do pacjentow biorgcych udziat
w badaniu. W tym badaniu pacjenci przyjmowali jedng z trzech dawek pitolisantu w postaci
chlorowodorku, 10 mg, 20 mg lub 40 mg (co odpowiada odpowiednio 9 mg, 18 mg oraz 36 mg
pitolisantu). W analizie podstawowej wykorzystano srednig wazong dawkowania z badania
HARMONY I, ktéra wynosi 29,2 mg pitolisantu. W analizie wrazliwosci testowano minimalne
oraz maksymalne dawkowanie dla tygodnia 2 oraz od 3 tygodnia, odpowiednio 4,5 mg i 18 mg
oraz 45 mg i 36 mg. Dawkowanie pitolisantu w zaleznosci od tygodnia stosowania

zaprezentowano w Tabela 7.

Tabela 7.
Dawkowanie lekéw uwzgl ednione w analizie podstawowej

Jednorazowa dawka leku Dawkowanie leku w
(mg) cyklu (mg)
1 tydzien 9,0 63,0

Substancja

Pitolisant 2 tydzien 10,5 73,5
Po 2 tygodniu 29,2 204,2
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Tabela 8.
Dawkowanie technologii alternatywnych

2.6.1.2. Ceny lekow
Pitolisant

Obecnie lek nie jest finansowany w analizowanym wskazaniu. W analizie zgodnie z wnioskiem
refundacyjnym uwzgledniono, ze lek po wydaniu pozytywnej decyzji refundacyjnej dostepny
bedzie w aptece narecepte i wydawany bedzie swiadczeniobiorcy za odptatnoscig ryczattowa.
Uwzgledniono ponadto finansowanie leku w oddzielnej grupie limitowej, zgodnie z

uzasadnieniem wskazanym w rozdziale 8.1.

Cene zbytu netto pitolisantu otrzymano od Zamawiajacego, wynosi ona || | | | ]l [Dane
dostarczone przez Zamawiajgcego]. Zgodnie z zapisami Ustawy o refundacji wyznaczono

urzedowg cene zbytu, cene hurtowa brutto oraz cene detaliczng leku.
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Wartosci poszczegdlnych cen leku prezentuje ponizsza tabela (Tabela 9.).

Tabela 9.
Ceny lekéw uwzgl ednione w analizie w wariancie bez RSS (PLN)

Oszacowane w ten sposéb koszty wskazanych technologii medycznych przedstawiono w

tabeli ponizej.

Tabela 10.
Sredni wa zony koszt technologii alternatywnych za mg z perspe ktywy ptatnika
publicznego i wspélnej
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Dodatkowo w obliczaniu kosztu technologii alternatywnych postuzono sie krzywg

dyskontynuaciji leczenia, ktdrg zastosowano w Analizie ekonomicznej w przypadku pitolisantu.

Bazuje ona na wynikach badania HARMONY | umieszczonych w publikacji Dauvilliers 2013.

Dyskontynuacije leczenia szczeg6towo opisano w rozdziale 7.2 w Analizie ekonomiczne;.

Udziaty
|
|
|
|
T
T
T
-
T
T
T
T
I

Tabela 11.
Udzialy chorych przyjmuj gcych modafinil w scenariuszu istniej  gcym po wprowadzeniu
korekty
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Zgodnie z Analizg kliniczng oraz opisanymi tam badaniami klinicznymi nad pitolisantem, w

leczeniu narkolepsji stosowane jest czesto leczenie wspomagajgce w postaci lekow

przeciwdepresyjnych oraz przeciwkataplektycznych,

Tabela 12.
Udziaty w rynku poszczegolnych substancji w scenari uszu istniej acym w catej populaciji
docelowej
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Tabela 13.
Udziaty poszczegoélnych substancji w scenariuszu ist niejacym w populacji, w ktérej
bedzie stosowany PIT po obj eciu refundacj g leku Wakix ®
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Tabela 14.
Udziaty monoterapii PIT w $rod leczonych PIT - w obr ebie subpopulacji wyznaczonych
przez poszczegolne substancije, od ktorych PIT przej  mie udzialy po obj eciu refundacj g

Wyzej wymienione odsetki pozwolity ha obliczenie kosztu lekdw w scenariuszu istniejgcym w
populacji, w ktérej bedzie stosowany PIT po objeciu refundacjag leku Wakix®, kosztu lekéw w
scenariuszu nowym w populacji, w ktérej bedzie stosowany PIT po objeciu refundacjg leku
Wakix®, ktéry nie zostanie poniesiony w zwigzku ze stosowaniem PIT w monoterapii oraz
kosztu samego leku Wakix®, ktéry zostanie poniesiony w scenariuszu nowym. Dzieki tym
trzem wielkosciom mozliwe zostato porownanie kosztow réznigcych pomiedzy scenariuszem

istniejgcym a scenariuszem nowym.
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2.6.1.3. Catkowity koszt r6 znigcy

Calkowite koszty ro6znigce pitolisantu zostaty podsumowane w ponizszej tabeli (Tabela 15).

Tabela 15.
Koszty r6 znigce stosowania pitolisantu wykorzystane w modelu (PL N)

Catkowite koszty réznigce wystepujgce w terapiach technologii alternatywnych zostaty

podsumowane w ponizszej tabeli (Tabela 16).

Tabela 16.
Koszty r6 znigce stosowania alternatywnych technologii wykorzysta ne w modelu (PLN)
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2.6.1.4. Modelowanie kosztow

Koszty uwzglednione w niniejszym opracowaniu stanowig wynik przeprowadzonego
w Analizie ekonomicznej modelowania z uwzglednieniem 2-letniego horyzontu analizy wptywu
na budzet. W analizie uwzgledniono fakt, ze nie wszyscy chorzy rozpoczynajg terapie
wnioskowang technologig jednoczesnie a kwalifikacja do leczenia poszczegdlnymi terapiami
odbywa sie plynnie w ciggu catego roku. Przyjeto, ze réwny odsetek chorych bedzie
rozpoczynat terapie w 4 tygodniowych interwatach?. W ten sposéb okoto 1/13 rocznej populacji
docelowej chorych rozpocznie leczenie w maju 2022 r., 1/13 populacji po uptywie 4 tygodni
itd. Choremu, ktéry rozpocznie terapie w maju, pierwszego roku refundacji, przypisany
zostanie koszt odpowiadajgcy 2 latom leczenia w modelu ekonomicznym (niezdyskontowany),
przy czym w pierwszym roku analizy BIA przypisany zostanie koszt pierwszych 52 tygodni
terapii, w drugim roku koszt od 53 do 104 tygodnia terapii w modelu. Z kolei choremu, ktory
rozpocznie leczenie np. w 24 tygodniu roku, w pierwszym roku analizy BIA zostanie
przyporzgdkowany koszt pierwszych 28 tygodni terapii w modelu, w drugim roku BIA koszt od
29 do 80 tygodnia modelu itd.

W tabelach ponizej na przykfadzie terapii pitolisantu przedstawiono sposéb naliczania
kosztow, ktory nastepnie krotko omowiono. Pierwsza tabela przedstawia koszty terapii
chorego wnioskowang technologig w pierwszym oraz drugim roku horyzontu czasowego BIA
w zaleznos$ci od okresu rozpoczecia terapii w horyzoncie czasowym BIA (odpowiedni tydzieh
roku), kolejne przedstawiajg srednie koszty roczne dla wnioskowanej technologii i technologii
opcjonalnych.

Tabela 17.
Koszty ponoszone w terapii pitolisantem w zale  znos$ci od okresu rozpocz ecia leczenia
w ciagu roku (PLN) bez uwzgl ednienia umowy podziatu ryzyka

2 Przyjeto okresy 4 tygodniowe a nie miesieczne z uwagi na fakt, ze model analizy ekonomicznej
wykonany zostat z doktadnoscig do cykli tygodniowych a nie miesiecznych.
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W pierwszej kolumnie powyzszej tabeli przedstawiono okres w ciggu roku, w ktérym chory

przystepuje do leczenia, w drugiej kolumnie znajdujg sie udziaty chorych odzwierciedlajgce
réwnomierng zachorowalnos¢ (i rozpoczecie terapii przez chorych) w ciggu roku. Kolejne
kolumny reprezentujg koszt, jaki ponosi chory w kolejnych latach horyzontu czasowego
analizy. W przypadku, gdy chory przystgpi do leczenia w drugim roku horyzontu czasowego
analizy BIA na jego catkowity koszt leczenia sktadajg sie jedynie koszty 1 roku terapii. Sredni
roczny koszt leczenia chorego zostalt policzony jako $rednia wazona odsetka
zaprezentowanego w 2 kolumnie powyzszej tabeli i kosztu zaprezentowanego w kolumnie dla
odpowiedniego roku leczenia. Srednie koszty roczne (1, i 2 roku terapii) ponoszone w

zaleznosci od roku rozpoczecia leczenia przedstawiono w tabeli ponize;.

Tabela 18.
Koszty ponoszone w terapii pitolisantu w zale  zno$ci od roku rozpocz ecia leczenia (PLN)
bez uwzgl ednienia umowy podziatu ryzyka

W kolumnie drugiej, w drugim wierszu przedstawiono sredni roczny koszt leczenia chorego

I o-poczynajacego terapie pitolisantem w 1 roku refundacji, ponoszony
w pierwszym roku horyzontu czasowego BIA. W kolumnie trzeciej, wiersz drugi przedstawiono

$redni roczny koszt leczenia chorego |l rozpoczynajacego terapie w 1 roku BIA,
ponoszony w drugim roku horyzontu czasowego BIA itd. Z uwagi na fakt, ze w ramach
niniejszej analizy na koszt terapii sktada sie jedynie koszt leku, sredni roczny koszt terapii jest

tozsamy ze srednim kosztem rocznym ponoszonym na lek Wakix® w terapii pitolisantem.

Ponizej zaprezentowano rowniez koszty terapii pitolisantem z uwzglednieniem RSS.
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Tabela 19.
Koszty ponoszone w terapii pitolisantu w zale ~ znos$ci od roku rozpocz ecia leczenia (PLN)
z uwzgl ednieniem umowy podziatu ryzyka

W przypadku obliczania kosztu terapii dla technologii opcjonalnych zastosowano analogiczng

metode kalkulacji.

W ponizszej tabeli przedstawiono $rednie igczne koszty roczne ponoszone w terapii
technologiami alternatywnymi w scenariuszu istniejgcym w populacji, w ktérej bedzie
stosowany PIT po objeciu refundacjg leku Wakix® oraz koszt lekéw w scenariuszu nowym w
populaciji, w ktérej bedzie stosowany PIT po objeciu refundacjg leku Wakix®, ktory nie zostanie

poniesiony w zwigzku ze stosowaniem PIT w monoterapii.

Tabela 20.
Koszt lekdw w scenariuszu istniej gcym w populacii, w ktérej b edzie stosowany PIT po
obj eciu refundacj g leku Wakix ® - perspektywa ptatnika publicznego

Tabela 21.
Koszt lekdw w scenariuszu istniej gcym w populacii, w ktérej b edzie stosowany PIT po
obj eciu refundacj g leku Wakix ® - perspektywa wspoélna
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Tabela 22.

Koszt lekébw w scenariuszu nowym w populacji, w ktor ej bedzie stosowany PIT po
objeciu refundacj g leku Wakix ® ktéry nie zostanie poniesiony w zwi azku ze
stosowaniem PIT w monoterapii - perspektywa ptatnik  a publicznego

Tabela 23.

Koszt lekbw w scenariuszu nowym w populacji, w ktor ej bedzie stosowany PIT po
objeciu refundacj g leku Wakix ®, ktéry nie zostanie poniesiony w zwi azku ze
stosowaniem PIT w monoterapii - perspektywa wspdlna
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2.7. Podsumowanie danych wej sciowych

Podsumowanie danych wejsciowych przedstawiono w ponizszej tabeli.

Tabela 24.
Dane wej $ciowe uwzgl edniane w analizie wptywu na bud zet

. . Warto §¢ parametru z analizy Zrédio danych dla warto  $ci
Parametr analizy podstawowej .
podstawowej parametru
— "
Dlugo s$¢ cyklu (dni) 7 Zalozenie
Horyzont czasowy (cykle) 52,00 Zalozenie
Horyzont czasowy BIA (w latach) 2 Zalozenie
Liczba dni w miesi acu 30,33 Zatozenie
— "
Marza hurtowa 0,05 Ustawa refundacyjna
- "
- "
- T
I T
— "
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Warto $¢€ parametru z analizy Zrédio danych dla warto  $ci
podstawowe] parametru

Parametr analizy podstawowej

Sredni wiek pacjenta 37,5 Dauvilliers 2013 (HARMONY 1)
L I
- "
: @
Srednia dawka Wakix ®od 3 292 EMA AR 2015
tygodnia (mg)
2 y >
Srednia dawka Wakix ®w 1 9.0 ChPL Wakix®
tygodniu (mg)
. @
Srednia LETTLE L0 SR 10,5 ChPL Wakix®, Zatozenie
tygodniu (mg)
VAT 0,08 Ustawa refundacyjna
Bt (AR el ey I HARMONY | (Dauvilliers 2013)

leczenia
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2.8. Woydatki bud zetowe w horyzoncie analizy

Na podstawie oszacowania wielkosci populacji chorych leczonych, wykorzystujgc szacunkowe
udziaty w rynku lekéw oraz catkowite koszty réznigce leczenia jednego chorego w ciggu roku,
wyznaczono roczne wydatki budzetowe w perspektywie ptatnika publicznego oraz wydatki w
perspektywie wspdlnej. Wydatki te beda sie rézni¢ w zaleznosci od przyjetego scenariusza

oraz jego wariantu.
2.8.1. Aktualne wydatki bud zetowe

Aktualne wydatki budzetowe zwigzane z leczeniem populacji docelowej oszacowano, biorgc
pod uwage calg liczebnos¢ populacji docelowej wtasciwej dla pierwszego roku analizy.
Uwzgledniono udzialy w rynku poszczegoélnych technologii medycznych oraz koszty ich

stosowania analogicznie jak dla scenariusza istniejgcego. Oszacowane w ten sposob aktualne
roczne wydatki budzetowe wynoszg okoto || EGTGNG

Obecnie pitolisant nie jest stosowany w analizowanej populacji chorych. Koszt leku jest zatem

zerowy.
2.8.2. Prognozowane wydatki bud zetowe

Wyniki analizy przedstawiono w uwzglednianym horyzoncie czasowym, z perspektywy
ptatnika publicznego i wspdlnej. Dodatkowo wyniki przedstawiono z uwzglednieniem lub nie
instrumentéw dzielenia ryzyka (wersja z RSS, wersja bez RSS) oraz w wariantach (minimalny,

prawdopodobny, maksymalny).

Koszty policzone zostaly jedynie w populacji, w ktérej bedzie stosowany pitolisant po objeciu
refundacjg leku Wakix®. Ponadto uwzgledniono tylko tg linie leczenia, na ktérej stosowany jest
Wakix® nie analizujgc tego, co bedzie dzialo sie z chorym po dyskontynuacji leczenia
pitolisantem w scenariuszu nowym czy tez innych technologii medycznych w scenariuszu

istniejgcym, gdyz sg to koszty nier6znigce.
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Tabela 25.
Wyniki analizy wptywu na bud zet z perspektywy ptatnika publicznego z uwzgl  ednieniem RSS

Tabela 26.
Wyniki analizy wptywu na bud zet z perspektywy ptatnika publicznego bez uwzgl  ednienia RSS
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Tabela 27.
Wyniki analizy wptywu na bud zet z perspektywy wspdlnej i z uwzgl ednieniem RSS

Tabela 28.
Wyniki analizy wptywu na bud zet z perspektywy wspdlnej bez uwzgl ednienia RSS
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3. Analiza wra zliwo $ci | analiza scenariuszy

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

na wyniki analizy przyjecia przez te parametry wartosci ekstremalnych.

W ramach analizy wrazliwosci wykonano réwniez analize scenariuszy, w przypadku ktorej

testowano alternatywne zatozenia dla modelowania dyskontynuacji leczenia pitolisantem.

Parametry uzyte w analizie wrazliwosci oraz warianty testowane w analizie scenariuszy, wraz
Zz zakresem zmiennosci, zrodiem danych oraz uzasadnieniem zakresOw zmiennosci,

wskazano w tabeli ponizej (Tabela 29).
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Tabela 29.
Parametry u zyte w analizie wra zliwo $ci i analizie scenariuszy wraz z zakresem zmienno  $cii zrodtem danych

Zrédto danych

Warto $¢€ parametru z Nowa warto $¢ parametru (minimalna, Uzasadnienie przyj etego
Parametr X ; / 0 do zakresu
analizy podstawowej maksymalna, alternatywna) zakresu zmienno Sci Zmienno Sci
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Parametr

Srednia dawka Wakix ® w 2 tygodniu (mg)

Srednia dawka Wakix © od 3 tygodnia
(mg)

Warto §¢ parametru z
analizy podstawowej

Nowa warto $¢ parametru (minimalna,

Uzasadnienie przyj etego

Zrédio danych

maksymalna, alternatywna) zakresu zmienno Sci do_zakres'u.
zmienno $ci
L L
I I
L L
I I
Z uwagi na mozliwosé zmiany
. dawki pitolisantu po pierwszym
min 4,5 tygodniu, w drugim tygodniu w
analizie podstawowej za
105 dawkowanie przyjeto Srednig z ChPL Wakix®,
! trzech mozliwych wariantéw Zalozenie
przedstawionych w ChPL Wakix®
max 18,00 (4,5 mg, 9 mg, 18 mg). W analizie
wrazliwosci testowano wartosci
skrajne.
W analizie podstawowej
. S i 5 EMA AR 2015
292 min 45 wykorzystano srednig wazong 15,
dawkowania z badania ChPL Wakix®
HARMONY I, ktéra wynosi 29,2
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Zrédio danych
do zakresu
zmienno $ci

Warto §¢ parametru z Nowa warto $¢ parametru (minimalna, Uzasadnienie przyj etego

Parametr : ; ; Y
analizy podstawowej maksymalna, alternatywna) zakresu zmienno Sci

mg pitolisantu. W analizie
wrazliwosci testowano wartosci
minimalne oraz maksymailne
dawkowania od 3 tygodnia 4,5 mg
i 36 mg wymienione w ChPL
Wakix®.

max 36,00

HARMONY |
(Dauvilliers 2013)

Wybor krzywej dyskontynuacji leczenia

min 200
Srednia dawka modafinilu (mg)
W analizie wrazliwosci badano
max 400 pojedyncza dawke 200 mg oraz jej
dwukrotnos¢ jako dawka ChPL Actimodan
maksymalna.

Wyniki analizy wrazliwosci oraz analizy scenariuszy zostalty przedstawione w tabelach ponizej:
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Tabela 30.
Wyniki analizy wra zliwo $ci i analizy scenariuszy w zale znos$ci od wariantu z perspektywy ptatnika publicznego o raz wersji z RSS
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Tabela 31.
Wyniki analizy wra zliwo $ci i analizy scenariuszy w zale znos$ci od wariantu z perspektywy ptatnika publicznego o raz wersji bez RSS
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Tabela 32.
Wyniki analizy wra zliwo $ci i analizy scenariuszy w zale znos$ci od wariantu z perspektywy wspolnej oraz wersji z RSS
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Tabela 33.
Whyniki analizy wra zliwo $ci i analizy scenariuszy w zale znos$ci od wariantu z perspektywy wspoélnej oraz wersji b ez RSS
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4. Wplyw na organizac] € udzielania swiadcze h

Decyzja dotyczacy refundacji produktu Wakix® (pitolisant) w leczeniu chorych na narkolepsje
z katapleksjg lub bez, w ramach listy lekéw refundowanych dostepnych w aptece na recepte,

nie spowoduje nowych konsekwencji w organizacji udzielania swiadczen.

W zwigzku z powyzszym, w wyniku rozpoczecia finansowania ocenianej technologii
medycznej, nie wystgpi koniecznos¢ dodatkowych szkolen personelu medycznego, czy tez
tworzenia nowych wytycznych okreslajgcych sposéb podawania leku. Objecie refundacjg
technologii wnioskowanej nie bedzie zatem miec istotnego wptywu na organizacje udzielania

swiadczen zdrowotnych.
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5. Aspekty etyczne i spoteczne

Whnioskowana populacja chorych odznacza sie szczegolnie niekorzystnym rokowaniem.
Brakuje zdefiniownych standardéw postepowania i istnieje duza niezaspokojona potrzeba
spoteczna na wprowadzenie skutecznej terapii. Dotychczas na liscie lekow refundowanych nie
znajdowat sie zaden lek dla chorych na narkolepsje, chorzy mogli jedynie ubiegac sie o import
docelowy niektorych lekéw. Refundacja pitolisantu umozliwi tatwiejszy dostep do lekow oraz
zwiekszy szanse na normalne funkcjonowanie chorych na narkolepsje, czego dowodzg wyniki
Analizy klinicznej.

Bez przyjmowania leku dedykowanego na narkolepsje ogdlne funkcjonowanie w zyciu
codziennym chorych jest znacznie zaburzone, a jakos¢ ich zycia i nastr6j — obnizone. W
efekcie spoteczenstwo obcigzone jest istotnymi kosztami utraty produktywnosci. Koszty te sg
tym wyzsze im mniej skutecznie prowadzona jest terapia tych chorych. Obecnie chorzy nie
majg zagwarantowanego dostepu do skutecznej metody leczenia, przez co koszty spoteczne
sg eskalowane. Refundacja pitolisantu pomoze ograniczy¢ te koszty i bedzie stanowita

odpowiedz na niezaspokojong potrzebe spoteczna.

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

wymogow zwigzanych z rozpoczeciem leczenia.

Ponizsza tabela przedstawia ocene aspektdéw spotecznych i etycznych dotyczacej stosowania

technologii wnioskowanej w omawianym wskazaniu.

Tabela 34.
Aspekty spoteczne i etyczne

Warunek Warto $¢

Czy i ktére grupy pacjentdbw moga by¢ faworyzowane na skutek zatozen przyjetych w

. . g Zadne
analizie ekonomicznej;

Czy niekwestionowany jest réowny dostep do technologii medycznej przy jednakowych

potrzebach; Tak

Duza korzy $¢€ dla
waskiej grupy
chorych

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

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

ktérych nie ma obecnie dostepnej zadnej metody leczenia. Nie

Czy pozytywna decyzja w odniesieniu do ocenianejte  chnologii mo ze powodowa € problemy spoteczne,

w tym:

wplywac na poziom satysfakcji pacjentdéw z otrzymywanej opieki medycznej; Nie
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grozi¢ niezaakceptowaniem postepowania przez poszczegdinych chorych; Nie
powodowac lub zmienia¢ stygmatyzacje; Nie
wywotywac¢ ponadprzecietny lek; Nie
powodowac¢ dylematy moralne; Nie
stwarzaé problemy dotyczace pici lub rodzinne. Nie
nie stoi w sprzecznosci z aktualnie obowigzujacymi regulacjami prawnymi, Nie
czy stwarza koniecznos¢ dokonania zmian w prawie/przepisach; Nie
oddzialuje na prawa pacjenta lub prawa cztowieka. Nie
koniecznosé¢ szczegdlnego informowania pacjenta lub uzyskiwania jego zgody; Nie
pqtrzepa ;apewniejpia pacjeptowi prawa do poszanowania godnosci i intymnosci oraz Nie
tajemnicy informacji z nim zwigzanych;

potrzeba uwzgledniania indywidualnych preferencji, potrzeba czynnego udziatu pacjenta Nie

w podejmowaniu decyzji o wyborze metody postepowania.
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6. Zalozenia i ograniczenia

Ograniczenie niniejszej analizy zwigzane jest ze sposobem obliczania Srednich dawek
pitolisantu w poszczegoélnych cyklach, ktére wykazujg decydujgcy wptyw na koncowy wynik
analizy. Z uwagi na to, ze dawkowanie pitolisantu jest ustalane indywidualnie dla kazdego
chorego na podstawie odpowiedzi na leczenie, a dobowa dawka moze by¢ modyfikowana
miedzy 4,5 mg a 36 mg, istnieje niepewnos¢ zwigzana ze sposobem szacowania Sredniej
dawki w cyklu leczenia. W zwigzku z tym, Zze na podstawie dobowego dawkowania
przedstawionego w ChPL Wakix® nie spos6b oszacowac $redniego zuzycia pitolisantu w cyklu
leczenia, wartosci te postanowiono uzyskaé¢ z badan klinicznych. Srednig dawke pitolisantu
przyjeto na podstawie wynikéw badania HARMONY | [EMA AR 2015]. W ramach analizy

wrazliwosci przetestowano rowniez wartosci skrajne tych parametréw.

W niniejszej analizie wystgpita rowniez potrzeba modelowania krzywej dyskontynuacji leczenia
dla wszystkich terapii na diuzszy niz uwzgledniony w badaniach horyzont czasowy (dwuletni).
Wigze sie to z niepewnoscig. Aby zminimalizowaé niepewnos¢ wynikajacg z potrzeby
ekstrapolacji danych wykonano kilkka dodatkowych wariantdw modelowania, ktére

przedstawiono w analizie wrazliwosci.

Jednym z ograniczen jest rowniez sposob oszacowania liczebnosci populacji docelowej oraz

udziatbw w rynku technologii wnioskowanej i technologii opcjonalnych w poszczegdélnych

scenariuszach - analizy
I (Rozdziat 8.4). Aby zminimalizowaé niepewnosé

zwigzang z precyzjg oszacowan wykonano kilka dodatkowych wariantow obliczen, ktére

przedstawiono w analizie wrazliwosci.

W analizie uwzgledniono ponadto, ze technologia wnioskowana finansowana bedzie w ramach
odrebnej grupy limitowej, zgodnie z uzasadnieniem wskazanym w rozdziale 8.1. Podstawe
limitu w tej grupie limitowe] stanowi¢ bedzie opakowanie leku Wakix, 18 mg tabletki powlekane
w zwigzku z tym, Ze bedzie jedyng prezentacjg leku dostepnego w ramach tej grupy limitowej.

Podejscie takie jest zgodne z zapisami Ustawy o refundaciji.

Dodatkowo przyjeto, ze przecietny rok trwa doktadnie 52 tygodnie.
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7. Podsumowanie i wnioski ko nAcowe

W niniejszej pracy oceniono wplyw na system ochrony zdrowia w Polsce decyzji o
zakwalifikowaniu produktu Wakix® (pitolisant) do Wykazu lekéw refundowanych w ramach

kategorii dostepnosci: lek dostepny w aptece na recepte.

Populacje docelowg dla technologii wnioskowanej zdefiniowano zgodnie z przediozonym

wnioskiem refundacyjnym. Stanowig jg dorosli chorzy na narkolepsje z katapleksjg lub bez.
Wplyw na system ochrony zdrowia okreslono w odniesieniu do nastepujgcych obszarow:

populacyjnych (oszacowanie potencjatu rynkowego leku oraz prognoza liczebnosci
populacji, ktéra prawdopodobnie skorzysta z leku w sytuacji jego sfinansowania);
finansowych (analiza wptywu na budzet);

organizacji udzielania swiadczen;

etycznych i spotecznych.

T
N oraz danych

historycznych dotyczacych importu docelowego modafinilu zawartych w Opracowaniu

Modafinilum.

Konstrukcja analizy wptywu na budzet objeta zestawienie ze sobg dwoch scenariuszy, w
ktorym pierwszy zaktada brak refundacji, a drugi wprowadzenie do refundacji technologii
wnioskowanej. Wynikiem analizy wptywu na budzet jest roznica pomiedzy tymi scenariuszami
wyrazona inkrementalnymi wydatkami ptatnika publicznego oraz pacjenta. Analize wykonano
w dwuletnim horyzoncie czasowym. Elementy analizy wptywu na budzet objely: estymacje

populacji docelowej i udziatéw rynkowych technologii wnioskowanej oraz analize kosztowa.

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

oddzielnej grupie limitowej. Cene zbytu netto pitolisantu otrzymano od Zamawiajgcego.

Wplyw na organizacje udzielania swiadczen zdrowotnych oraz aspekty etyczne i spoteczne

zostaly okreslone zgodnie z metodykg zaproponowang w Wytycznych AOTMIT.
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Bezposrednig konsekwencijg decyzji refundacyjnej bedzie uksztalttowanie sie w Polsce nowej
praktyki klinicznej leczenia chorych. Rozszerzone zostanie spektrum terapeutyczne, w
zwigzku z czym chorzy, ktorzy dotychczas mogli jedynie ubiega¢ sie o import docelowy lub
korzysta¢ z nierefundowanych opcji terapeutycznych, takich jak metylofenidat, teraz bedag

mogli skorzystac z refundowanej terapii lekiem Wakix®.

Nalezy jednak wzig¢ pod uwage fakt, ze aktualnie w Polsce brakuje zarejestrowanych i
refundowanych opcji terapeutycznych mozliwych do zastosowania u chorych na narkolepsje z
katapleksjg lub bez, przez co istnieje niezaspokojona potrzeba wdrozenia tatwo dostepnych,

skutecznych i bezpiecznych terapii w docelowej populacji chorych.

Biorgc pod uwage rzadkie wskazanie do stosowania leku Wakix®, wage problemu
zdrowotnego, udowodniong skutecznosc¢ leczenia oraz brak alternatywnego refundowanego
leczenia, finansowanie pitolisantu z budzetu ptatnika publicznego nalezy uzna¢ za zasadne.
Dodatkowo podmiot odpowiedzialny gotowy jest obnizy¢ koszt terapii lekiem w ramach umowy
podziatu ryzyka (RSS).
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8. Zataczniki

8.1. Uzasadnienie utworzenia odr ebnej grupy limitowe]

dla technologii wnioskowanej

Na podstawie art. 15 Ustawy o refundacji nalezy stwierdzi¢, ze leku Wakix® nie mozna
zakwalifikowac¢ do zadnej z obecnie istniejgcych grup limitowych. Lek ten nie spetnia kryteriow
kwalifikacji do wspolnych grup limitowych, o ktérych mowa w art. 15 ust 2 Ustawy o refundaciji
ze wzgledu na brak: tej samej nazwy miedzynarodowej, brak tych samych mechanizmow
dziatania i podobnych dziatan terapeutycznych, zgodnosci wskazan i przeznaczen, tej samej

skutecznosci w poréwnaniu do jakiegokolwiek innego obecnie refundowanego preparatu.

Objecie refundacjg pitolisantu moze nastgpic tylko w drodze utworzenie nowej grupy limitowe;.
Nie jest mozliwe wigczenie leku Wakix® do jednej z juz istniejacych grup limitowych, gdyz nie
ma grupy limitowej dla preparatéw, ktére mialyby te same wskazania i przeznaczenia oraz
sposOb dziatania i udowodniong skutecznosc¢, wiec nie bedzie spetniony warunek z art. 15 ust.

2 pkt 1 Ustawy o refundacji.

Zgodnie z zapisami art. 15 ust. 3 pkt 1 i 3 Ustawy o refundacji: ,po zasiegnieciu opinii Rady
Przejrzystosci, opierajgcej sie w szczegdlnosci na porownaniu wielkosci kosztéw uzyskania
podobnego efektu zdrowotnego lub dodatkowego efektu zdrowotnego, dopuszcza sie
tworzenie: odrebnej grupy limitowej, w przypadku gdy droga podania leku lub jego postac
farmaceutyczna w istotny sposéb ma wptyw na efekt zdrowotny lub dodatkowy efekt zdrowotny
[...] odrebnej grupy Ilimitowej dla srodkow spozywczych specjalnego przeznaczenia
zZywieniowego, jezeli zawarto$¢ sktadnikéw odzywczych w istotny sposéb wplywa na efekt
zdrowotny lub dodatkowy efekt zdrowotny”. W zwigzku z tym, ze wnioskowany produkt jest
lekiem, nie zachodzg zapisy art. 15 ust. 3 pkt 3 dotyczgce srodkow spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego. Zapisy art. 15 ust. 3 pkt 1 takze nie zachodza, poniewaz
aktualnie zadna technologia nie jest refundowana w leczeniu populacji docelowej, w zwigzku
z tym nie mozna stwierdzi¢, czy droga podania leku Wakix® lub jego posta¢ farmaceutyczna
ma istotny wptyw na efekt zdrowotny lub dodatkowy efekt zdrowotny. W ramach Wykazu lekéw
refundowanych nie istnieje alternatywna technologia refundowana w leczeniu wnioskowanej
populacji, dla ktérej mozna bytoby okresli¢ droge podania i posta¢ farmaceutyczng, aby

dokonac¢ poréwnania wptywu na efekt zdrowotny lub dodatkowy efekt zdrowotny.
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8.2. Sprawdzenie zgodno sci analizy z minimalnymi
wymaganiami opisanymi w Rozporz

w sprawie minimalnych wymaga n

Tabela 35.

Check-lista zgodno $ci analizy wplywu na system ochrony zdrowia z minim

wymaganiami przedstawionymi w

Rozporzadzeniu MZ w sprawie minimalnych

wymagan
Nr Zadanie Tak/Nie/nie dotyczy
1. Oszacowanie rocznej liczebnosci populacji n/d
11, obejmujacej wszystkich pacjentéw, u ktérych wnioskowana TAK, rozdziat 2.5.1.

technologia moze by¢ zastosowana

1.2. | docelowej, wskazanej we wniosku

TAK, rozdziat 2.5.2.

1.3. | w ktdrej wnioskowana technologia jest obecnie stosowana

TAK, rozdziat 2.5.3.

w ktorej wnioskowana technologia bedzie stosowana przy
1.4. | zatozeniu, ze minister wtasciwy do spraw zdrowia wyda
decyzje o objeciu refundacjg podwyzszeniu ceny

TAK, rozdziat 2.5.4.

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

TAK, rozdziat 2.8.

2.1. | Aktualnych

TAK, rozdziat 2.8.1.

z wyszczegolnieniem sktadowej wydatkow stanowigcej

2.2. refundacje ceny wnioskowanej technologii, o ile wystepuje

TAK, rozdziat 2.8.1.

llosciowa prognoza rocznych wydatkéw podmiotu
zobowigzanego do finansowania $wiadczen ze $rodkéw
publicznych, jakie bedg ponoszone na leczenie pacjentow w
stanie klinicznym wskazanym we wniosku przy zatozeniu, ze
minister wiasciwy do spraw zdrowia nie wyda decyzji o objeciu
refundacjg podwyzszeniu ceny

TAK, rozdziat 2.8.2.

z wyszczegolnieniem sktadowej wydatkow stanowigce;j

3.1 refundacje ceny wnioskowanej technologii

TAK, rozdziat 2.8.2.

llosciowa prognoza rocznych wydatkéw podmiotu
zobowigzanego do finansowania $wiadczen ze srodkéw
publicznych, jakie bedg ponoszone na leczenie pacjentéw w
stanie klinicznym wskazanym we wniosku, przy zatozeniu, ze
minister wiasciwy do spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu
refundacjg lub podwyzszeniu ceny

TAK, rozdziat 2.8.2.

z wyszczegolnieniem sktadowej wydatkéw stanowigcej

4.1 refundacje ceny wnioskowanej technologii,

TAK, rozdziat 2.8.2.

Oszacowanie dodatkowych wydatkéw podmiotu
zobowigzanego do finansowania $wiadczen ze srodkéw
publicznych, jakie bedg ponoszone na leczenie pacjentéw w
stanie klinicznym wskazanym we wniosku

TAK, rozdziat 2.8.2.

z wyszczegolnieniem sktadowej wydatkow stanowigce;j

51. refundacje ceny wnioskowanej technologii

TAK, rozdziat 2.8.2.

adzeniu MZ
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Nr Zadanie Tak/Nie/nie dotyczy

Minimalny i maksymalny wariant oszacowania dodatkowych
wydatkéw podmiotu zobowigzanego do finansowania
Swiadczen ze srodkéw publicznych

TAK, rozdziat 2.8.2.

Zestawienie tabelaryczne wartosci, na podstawie ktérych
dokonano oszacowan analizy oraz prognoz

TAK, rozdziat 2.7

Wyszczeg0lnienie zalozen, na podstawie ktérych dokonano
oszacowan analizy oraz prognoz

TAK, rozdziat 6.

9.1.

wyszczegolnienie zatozen dotyczacych kwalifikaciji
wnioskowanej technologii do grupy limitowej i wyznaczenia
podstawy limitu

TAK, rozdziat 8.1.

10.

Do analizy dotgczono dokument elektroniczny, umozliwiajgcy
powtdrzenie wszystkich kalkulacji oraz prognoz

TAK

11.

Oszacowan analizy oraz prognoz dokonano w horyzoncie
czasowym wiasciwym dla analizy wptywu na budzet

TAK

12.

Oszacowan oraz prognoz w analizie dokonano w
szczegolnosci na podstawie rocznej liczebnosci populacii

TAK

12.1.

w analizie wplywu na budzet przedstawiono dodatkowy
wariant, w ktérym oszacowania i prognozy uzyskano w oparciu
o0 inne dane

(w przypadku braku wiarygodnych oszacowan rocznej
liczebnosci populaciji)

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

13.

Oszacowania analizy oraz prognozy przedstawiono w
nastepujacych wariantach

¢z uwzglednieniem proponowanego instrumentu dzielenia
ryzyka (jezeli wnioskowane warunki objecia refundacjg TAK
obejmujg instrumenty dzielenia ryzyka),

¢ bez uwzglednienia proponowanego instrumentu dzielenia
ryzyka

13.1.

Wskazano dowody spetnienia wymagan, o ktérych mowa:
e wart. 15 ust. 3 pkt 1 i 3 Ustawy o refundacji

(jezeli wnioskowane warunki objecia refundacjg obejmujg
utworzenie nowej, odrebnej grupy limitowej)

e w art. 15 ust. 2. 15 ust. 3 pkt 2 Ustawy o refundacji

(jezeli wnioskowane warunki objecia refundacjg obejmujg
kwalifikacje do wspdlnej, istniejgcej grupy limitowej)

TAK, rozdziat 8.1.
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8.3. Liczba opakowa n technologii wnioskowanej

Tabela 36.
Okreslenie wielko $ci dostaw technologii wnioskowanej w przypadku obj ecia
refundacj g, wyrazonej w liczbie opakowa n leku (w miesi ecznych okresach)

% Roczna suma paczek zostala policzona w zatgczonym do wniosku kalkulatorze, ktéry nie zaokraglat
liczby paczek, dlatego tez powyzsze zaokraglone wartosci dla poszczeg6lnych miesigcy mogg nie
sumowac sie do przedstawionych zsumowanych rocznych wartosci.
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