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Analiza ekonomiczna zostata zaktualizowana 7 grudnia 2021 r. w zwigzku z uwagami
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Autorzy Wykonywane zadania

Koncepcja analizy;
Kontrola jakosci;

o Przeglad systematyczny do jakosci zycia i innych analiz
ekonomicznych

Modelowanie;

Whioski i dyskusja;

Gromadzenie i opracowanie danych wejsciowych do modelu;
Analiza wrazliwosci;

Opracowanie wynikow;

Identyfikacja i opracowanie ograniczen analizy;

Przeglad systematyczny do jakosci zycia i innych analiz
ekonomicznych

Gromadzenie i opracowanie danych wejsciowych do modelu;
o Przeglad systematyczny badan do oceny jakosci zycia i
innych analiz ekonomicznych

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 Roche Polska Sp. z o. o., ktéra finansowata prace.

Autorzy nie mieli innego rodzaju konfliktu interesow.
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Rozwiniecie

ramie dtugie chromosomu 5

ang. adverse events — zdarzenia niepozadane

ang. Akaike Information Criterion — kryterium informacyjne Akaike

analiza kliniczna

Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

analiza weryfikacyjna AOTMIT

analiza wrazliwosci wielokierunkowa

brak danych

ang. Bayesian Information Criterion — Bayesowskie kryterium informacyjne

ang. body surface area — parametr wskazujgcy odsetek powierzchni skory zajetej
chorobg

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

ang. cost-consequences analysis — analiza kosztéw-konsekwencji

ang. cost-effectiveness analysis — analiza kosztow-efektywnosci

ang. cost-effectiveness acceptability curve — krzywe optacalnosci kosztowej

ang. Cost-Effectiveness Analysis Registry — baza danych dotyczacych analiz
kosztow-efektywnosci

ang. The Children's. Hospital of Philadelphia Infant Test of Neuromuscular Disorders
— skala do oceny zaburzeh nerwowo-miesniowych

Charakterystyka Produktu Leczniczego

ang. confidence interval — przedziat ufnosci

ang. Centre for Reviews and Dissemination - Centrum Przegladow
i Rozpowszechniania brytyjskiej stuzby zdrowia

ang. credible interval — przedziat wiarygodnosci

ang. cost-utility analysis — analiza kosztow-uzytecznosci

ang. cost-utility ratio — wspétczynnik kosztéw-uzytecznosci

ang. defined daily dose — dobowa dawka leku

ang. European Article Number — Europejski Kod Towarowy

ang. Eastern Cooperative Oncology Group performance status — skala sprawnosci
wedtug Wschodniej Kooperatywnej Grupy Onkologicznej pozwalajgca okresli¢ stan
0golny oraz jakos¢ zycia chorego na chorobe nowotworowg

ang. event-free survival — przezycie wolne od zdarzen

ang. European Medicines Agency — Europejska Agencja Lekéw, dawniej uzywanym
skrotem jest EMEA

ang. European Quality of Life-5 Dimensions — europejski kwestionariusz do oceny
jakosci zycia w 5 aspektach

euro

ang. Food and Drug Administration — Amerykariska Agencja ds. Zywnosci i Lekdéw

ang. British Pound — funty brytyjskie
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Rozwiniecie

ang. Expanded Hammersmith Functional Motor Scale — rozszerzona skala do oceny
motorycznej Hammsersmith

ang. Hammersmith Infant Neurological Examination Part 2 — skala Hammsersmith do
oceny neurologicznej niemowlat

ang. hazard ratio — wspétczynnik hazardu

ang. health technology assessment — ocena technologii medycznych

tac. intravenous — dozylnie

ang. incremental cost-effectiveness ratio — wspotczynnik kosztéw-efektywnosci

ang. incremental cost-utility ratio — inkrementalny wspotczynnik kosztow-uzytecznosci

istotnos¢ statystyczna

ang. indirect treatment comparison — porownanie posrednie

Jednolite Grupy Pacjentéw

Kaplana-Meiera

ang. last observation carried forward — ostatnia obserwacja przeniesiona dalej

ang. life years gained — zyskane lata zycia

ang. matching adjusted indirect comparison — poréwanie posrednie poprzez
dostosowanie populacji

masa ciata

ang. Motor Function Measure — skala pomiaru funkcji motorycznych

Minister Zdrowia

liczba chorych w grupie, u ktérych wystapito zdarzenie

liczba chorych w grupie

nie dotyczy

Narodowy Fundusz Zdrowia

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

ang. network meta-analysis — metaanaliza sieciowa

ang. number needed-to-treat — liczba chorych, ktérych trzeba poddaé danej
interwencji przez okreslony czas, aby uzyska¢ jeden dodatkowy korzystny punkt
koncowy lub uniknagé jednego niekorzystnego punktu korncowego

ang. next observation carried backward — nastepna obserwacja przeniesiona
wczesniej

nusinersen

ang. odds ratio — iloraz szans

ang. objective response rate — obiektywna odpowiedz na leczenie

ang. overall survival — czas przezycia catkowitego

tac. per os — doustnie

ang. population, intervention, comparison, outcome, study design — populacja,
interwencja, komparatory, wyniki/punkty koncowe, metodyka

produkt krajowy brutto

program lekowy
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Skrot
PLC
PLN

PRISMA

PV

s.C.
SD
sd
SMA
SMN (biatko)
SMN1
SMN2
WHO

Rozwiniecie

placebo

polski ztoty

ang. Preferred Reporting Items of Systematic reviews and Meta-Analyses —
preferowany sposob raportowania wynikow przegladéw systematycznych

i metaanaliz

ang. permanent ventilation — ciggta (permanentna, trwata) wentylacja

ang. quality adjusted life years — lata zycia skorygowane o jakos¢

ang. quality of life — jako$¢ zycia

ang. research and development — badanie i rozwdj

ang. risk difference — roéznica ryzyka

rysdyplam

ang. risk sharing agreement — umowa podziatu ryzyka

ang. risk sharing scheme — schemat podziatu ryzyka

tac. sub cutem — podskornie

ang. stable disease — stabilizacja choroby

ang. standard deviation — odchylenie standardowe

ang. spinal muscular atrophy — rdzeniowy zanik miesni

ang. survival motor neuron protein — biatko przezycia neuronéw ruchowych

kopia telomerowa genu SMN

kopia centromerowa genu SMN

ang. World Health Organization — Swiatowa Organizacja Zdrowia
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Streszczenie

CEL | ZAKRES ANALIZY

Celem analizy spetniajgcej wymogi formalne byto okreslenie optacalnosci stosowania w Polsce
rysdyplamu (Evrysdi®) w leczeniu rdzeniowego zaniku migs$ni (ang. spinal muscular atrophy,
SMA). Populacje docelowg dla technologii wnioskowanej zgodnie z przedtozonym wnioskiem
i Analizg kliniczng stanowig chorzy z SMA 5q w wieku 2 miesiecy i starszych, z jedng do

czterech kopii genu SMN2 lub z klinicznym rozpoznaniem SMA typu 1, 2 lub 3.

Wskazana populacja chorych odznacza sie szczegdlnie niekorzystnym rokowaniem. SMA jest
chorobg prowadzgcg do uposledzenia funkcji ruchowych, a w najciezszych typach jest
chorobg zagrazajgcg zyciu. Obecnie standardem leczenia chorych z SMA jest terapia
nusinersenem (Spinraza®), refundowana w Polsce od stycznia 2019 we wszystkich typach
SMA, bez wzgledu na wiek i liczbe kopii genu SMN2. Niemniej wcigz istnieje niezaspokojona
potrzeba w przypadku chorych, ktorzy nie kwalifikujg sie lub majg przeciwwskazania do
leczenia nusinersenem (NUS), a takze u chorych, u ktérych nie jest obserwowana
zadowalajgca skutecznosé¢ i/lub bezpieczehstwo w trakcie terapii NUS. Znaczenie dla chorych
moze miec¢ takze inwazyjna, dooponowa droga podania leku poprzez nakiucie ledzwiowe lub
podpotyliczne. Rysdyplam jest lekiem podawanym drogg doustng (w formie syropu), ktérego
wysoka skutecznos$¢ i bezpieczenstwo zostaty dowiedzione w ramach badan klinicznych

szeroko opisanych w Analizie klinicznej.
METODYKA

W analizie zgodnie z wnioskiem refundacyjnym uwzgledniono, ze lek po wydaniu pozytywnej
decyzji refundacyjnej dostepny bedzie w programie lekowym i wydawany bedzie
Swiadczeniobiorcy bezpfatnie. Uwzgledniono ponadto finansowanie leku w oddzielnej grupie

limitowe;j.

Biorgc pod uwage obecng praktyke kliniczng, w analizie rysdyplam poréwnano z
komparatorami wskazanymi w Analizie problemu decyzyjnego, tj. z nusinersenem oraz z

najlepszg opiekg wspomagajgcg (ang. best supportive care, BSC).

Do oceny optacalnosci stosowania rysdyplamu wzgledem powyzszych komparatorow
wykonano analize uzytecznosci kosztéw. Jej wynikiem jest inkrementalny wspoétczynnik

kosztéw-uzytecznosci, w ktérym miarg efektu zdrowotnego sg lata zycie skorygowane jego
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jakoscig. Dodatkowo opracowano takze analize efektywnosci kosztow. Jej wynikiem jest
inkrementalny wspotczynnik kosztow-efektywnosci, w ktérym miarg efektu zdrowotnego sg
lata zycia. Oszacowanie efektéw zdrowotnych badanych interwencji oparto na wynikach
przegladu systematycznego, przeprowadzonego w ramach Analizy klinicznej, tj. na wynikach
randomizowanych i jednoramiennych badan klinicznych, przy pomocy ktérych bezposrednio

lub posredniego poréwnano wnioskowang technologie z komparatorami.

W celu wyznaczenia kosztéw i efektéw zdrowotnych wykorzystano modele Markowa
dostarczone przez Wnioskodawce. W modelach Markowa (osobno dla typu 1 SMA i typow 2/3
SMA) uwzgledniono dane kosztowe oraz komparatory odpowiednie dla warunkow polskiej
praktyki klinicznej i struktury polskiego systemu ochrony zdrowia. W modelach tych, w celu
oceny obcigzenia finansowego zwigzanego z chorobg, uwzgledniono wszystkie istotne
kategorie kosztow (uwzgledniono wytgcznie kategorie kosztéw réznigcych): koszty lekow,
koszty podania leku, koszty monitorowania i diagnostyki leczenia, koszty kwalifikacji chorych
do programu lekowego, koszty hospitalizacji, koszty fizjoterapii, rehabilitacji i zywienia, koszty
Swiadczen pielegnacyjnych i opiekunczych w opiece dtugoterminowej oraz koszty terminalnej
fazy choroby. Ponadto, w obliczeniach uwzgledniono zatozenia proponowanej przez
Przedstawiciela Podmiotu odpowiedzialnego umowy podziatu ryzyka. W zwigzku z tym wyniki
zaprezentowano w wariancie uwzgledniajgcym i nieuwzgledniajgcym proponowang umowe

podziatu ryzyka.

Analize przeprowadzono z perspektywy podmiotu zobowigzanego do finansowania swiadczen
ze $rodkow publicznych (ptatnik publiczny), z perspektywy wspdlnej ptatnika publicznego i
Swiadczeniobiorcy (pacjent) oraz z perspektywy spotecznej (wtgczajgc wptyw choroby na

opiekunow pacjentéw z SMA) w dozywotnim horyzoncie czasowym.

W ramach analizy przeprowadzono analize wrazliwosci oraz analize scenariuszy w zakresie

parametrow zwigzanych z najwiekszym btedem oszacowania lub najwiekszag niepewnoscig.
WYNIKI
Podstawowe wyniki analizy ekonomicznej (CUA) dla RYS vs NUS

Wyniki analizy ekonomicznej z uwzglednieniem RSS: SMA typu 1
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Wyniki analizy ekonomicznej z uwzglednieniem RSS: SMA typu 1
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Finansowanie rysdyplamu u pacjentéw we wnioskowanym wskazaniu przyczyni sie do
wprowadzenia nowego standardu postepowania terapeutycznego w leczeniu SMA oraz
przyczyni sie do poprawy zaleznej od zdrowia jakosci zycia chorych z rdzeniowym zanikiem

miesni.
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1. Cel i zakres analizy ekonomicznej

Celem analizy spetniajgcej wymogi formalne byto okreslenie optacalnosci stosowania w Polsce

rysdyplamu (Evrysdi®) w leczeniu rdzeniowego zaniku migsni (SMA).

Analize ekonomiczng przeprowadzono zgodnie ze schematem PICO (populacja, interwencja,
komparator, wyniki/punkty korncowe).
Populacja:

e chorzy z SMA 5g w wieku 2 miesiecy i starszych, z jedng do czterech kopii genu SMN2
lub z klinicznym rozpoznaniem SMA typu 1, 2 lub 3.

Interwencja:
e rysdyplam (RYS).
Komparatory:

e nusinersen (NUS),
e najlepsza terapia wspomagajgca (BSC).
Wyniki:
e koszty interwencji medycznych wyrazone w polskich ztotych (PLN);
o efekty zdrowotne mierzono za pomoca:
¢ lata zycia,
¢ lata zycia skorygowane o jakosé.
Analiza ekonomiczna zostata oparta na wynikach przegladu systematycznego, dotyczacego

skutecznosci i bezpieczenstwa poréwnywanych interwencji w leczeniu rdzeniowego zaniku

miesni [Analiza kliniczna].

Szczegotowe uzasadnienie wyboru komparatorow oraz petng charakterystyke ocenianych

interwenciji przedstawiono w Analizie problemu decyzyjnego i Analizie klinicznej.
2. Strategia analityczna

Analiza ekonomiczna opiera sie na dostosowanych do warunkéw polskich modeli otrzymanym

od Whnioskodawcy, w ktorym uwzgledniono wyniki porownania:

e bezposredniego
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o model dla SMA typ 2/3: RYS vs BSC;

e posredniego / zestawienia danych
¢ model dla SMA typ 1: RYS vs NUS, RYS vs BSC;
e model dla SMA typ 2/3: RYS vs NUS;

RYS wzgledem komparatoréw stosowanych w Polsce w leczeniu SMA. Za miare korzySci
zdrowotnych w modelu przyjeto: lata zycia (LY) oraz lata zycia skorygowane jakoscig (QALY).
Obliczenia oparto na badaniach odnalezionych w ramach Analizy klinicznej oraz badaniu

winietowym przeprowadzonym wsrod ekspertéw klinicznych w Polsce.

Wyniki optacalnosci oszacowane w oparciu 0 modele Markowa zaprezentowano jako analize
podstawowa, dla ktdrej nastepnie wykonano analize wrazliwos$ci oraz analize scenariuszy. Dla
wynikdw wszelkich wariantow analizy podstawowej oraz analiz wrazliwo$ci / scenariuszy

wyznaczono cene progowg technologii wnioskowanej (gwarantujgcg optacalnos¢ kosztows).
3. Perspektywa

Zgodnie z Rozporzgdzeniem MZ w sprawie minimalnym wymagan, jakie muszg spetniaé

analizy ekonomiczne, analiza zostata przeprowadzona w dwoch wariantach:

o z perspektywy podmiotu zobowigzanego do finansowania swiadczen ze $rodkow
publicznych (zgodnie z art. 14 Ustawy o $wiadczeniach opieki zdrowotnej jest nim
ptatnik publiczny, czyli Narodowy Fundusz Zdrowia);

o z perspektywy wspdlnej podmiotu zobowigzanego do finansowania $wiadczen ze
Srodkow publicznych oraz swiadczeniobiorcy (1j. pacjenta).

Dodatkowo, z uwagi na znaczacy aspekt uzytecznosci wsrdd opiekunéw chorych z SMA,

analiza zostata przeprowadzona takze z perspektywy spoteczne;.
4. Horyzont czasowy

Zgodnie w Wytycznymi AOTMIT oraz Rozporzgdzeniem MZ w sprawie minimalnych wymagan,
horyzont czasowy analizy ekonomicznej powinien by¢ wystarczajgco dtugi, aby mozliwa byta
ocena wszystkich istotnych réznic miedzy wynikami i kosztami ocenianej technologii
medycznej oraz komparatorow. W przypadku technologii medycznych, ktérych wyniki i koszty
ujawniajg sie w ciggu catego zycia chorego, horyzont czasowy powinien zamykac sie w

momencie zgonu pacjenta.




NALA HTA@ Evrysdi® (rysdyplam) w leczeniu rdzeniowego zaniku migéni (SMA) 19

— analiza ekonomiczna

IBMNORANTLA NOCET

5. Ocena wynikoéw zdrowotnych

5.1. Skutecznos¢ kliniczna

SMA typu 1

Ocena skutecznosci i bezpieczenstwa rysdyplamu wzgledem nusinersenu oraz wzgledem
BSC zostala przeprowadzona na podstawie badan FIREFISH (jednoramienne badanie
oceniajgce chorych stosujgcych RYS) i badania ENDEAR (badanie bezposrednio
poréwnujgce NUS i BSC).

Wyniki dotyczgce przezycia pochodzgce z badania FIREFISH zostaly poddane ocenie po 12

miesigcach (analiza wrazliwosci) i po 24 miesigcach (analiza podstawowa).

Z kolei dla dychotomicznych punktéw koncowych (m.in. wyniki w skalach HINE-2 i CHOP-

INTEND), dla ktérych przeprowadzono poréwnania posrednie, analizy przeprowadzono dla:

1) zmodyfikowanego okresu obserwacji wynoszgcego ok. 9,3 m-ca
Okres obserwacji w badaniu ENDEAR byt zasadniczo krotszy niz w badaniu
FIREFISH, co w sposéb jednoznaczny mogto wptyngé faworyzujgco na wyniki dla
rysdyplamu. W celu wyeliminowania tego ograniczenia zdecydowano o wykorzystaniu
zmodyfikowanej bazy danych, z ktérej uzyskano wyniki dla rysdyplamu w okresie
obserwacji wynoszgcym 283 dni (mediana). W badaniu ENDEAR okres obserwacji
w grupie NUS wynosit 280 dni;

2) okresu obserwaciji, dla ktérego dostepne sg wyniki badania FIREFISH, tj. 12 m-cy.

Ze wzgledu na brak odpowiednich wynikéw w diugim okresie obserwacji (24 mies.) z badan
dla NUS nie byto mozliwe przeprowadzenie poréwnania posredniego dla 24 miesiecy. Wyniki

dla okresu obserwacji rownego 12 miesiecy wykorzystano zatem w analizie podstawowe;j.
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Wyniki dla okresu obserwacji wynoszgcego ok. 9,3 m-ca przedstawiono w analizie

scenariuszy.

Skutecznos¢ rysdyplamu w populacji chorych na SMA typu 1 w poréwnaniu wzgledem
nusinersenu oraz wzgledem BSC zostata oceniona na podstawie badania FIREFISH oraz

badania ENDEAR wzgledem nastepujgcych punktéw koncowych:

e przezycie chorych (ang. overall survival, OS);

e przezycie wolne od trwatej wentylacji (ang. event-free survival, EFS);
e ocenaw skali HINE-2;

e ocena w skali CHOP-INTEND.

Poréwnania posrednie dla RYS vs NUS i RYS vs BSC przeprowadzono z wykorzystaniem
zestawienia danych (naive-comparison) oraz analizy MAIC (poprzez dostosowanie populacji
z badania FIREFISH do charakterystyki populacji z badania ENDEAR).

Uzyskane wyniki dla OS, EFS wskazujg na znamienng statystycznie przewage RYS zaréwno
w poréwnaniu do NUS, jak rowniez w poréwnaniu do BSC. Wyniki uzyskane na podstawie
zestawienia danych sg spdjne z wynikami analizy MAIC. Dodatkowo warto podkresli¢, iz
dopasowanie populacji z badania FIREFISH przeprowadzone na potrzeby analizy MAIC
wptyneto na uzyskanie jeszcze wyzszej przewagi RYS nad komparatorami i zwigkszenie

precyzji oszacowania.

W przypadku skali HINE-2 wyniki zarowno zestawienia danych, jak i analizy MAIC wykazaty
znamiennie statystycznie wyzsze odsetki chorych w grupie RYS w poréwnaniu z obydwoma
komparatorami (NUS i BSC) w odniesieniu do osiggniecia kamieni milowych ogotem.
Jednoczesnie zarowno wyniki uzyskane na podstawie zestawienia danych, jak réwniez analizy
MAIC wskazujg na znamienng statystycznie przewage RYS nad nusinersenem i BSC w
odniesieniu do czestosci uzyskiwania przez chorych istotnej klinicznie poprawy wyniku w skali
CHOP-INTEND.

Nalezy podkresli¢, iz wyniki uzyskane w analizie MAIC cechujg sie wyzszg precyzjg

oszacowan, co wynika z dostosowania populacji z badania FIREFISH do populacji z badania
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ENDEAR, wykorzystano wiec je w analizie podstawowej. Wyniki na podstawie zestawienia

danych (naive-comparison) zostaty przetestowane w analizie scenariuszy.

W niniejszej analizie do modelowania skutecznosci technologii wnioskowanej i komparatoréw

wykorzystano nastepujgce punkty koncowe:

e przezycie chorych (OS);
e przezycie wolne od trwatej wentylacji (EFS);

e ocena w skali HINE-2.

Wartosci, uzasadnienie ich wyboru do uwzglednienia w analizie podstawowej oraz do
testowania w analizie wrazliwo$ci oraz analizie scenariuszy przedstawiono w rozdziale 7.2.
oraz w rozdziale 9. (Tabela 56.).

SMA typu 2/3

Skutecznosc¢ rysdyplamu w populacji chorych na SMA typu 2/3 w poréwnaniu do BSC zostata

oceniona na podstawie badania SUNFISH wzgledem nastepujgcych punktow koncowych:

e MFM32;
e RULM,;

e HFMSE;
e SMAIS.

Z kolei skutecznos¢ rysdyplamu w populacji chorych na SMA typu 2/3 wzgledem nusinersenu
zostata oceniona na podstawie badania SUNFISH oraz badania CHERISH wzgledem

nastepujacych punktéw koncowych:

e RULM;
e HFMSE.

Wyniki analizy poréwnawczej dla rysdyplamu wzgledem BSC wskazujg na znamienng
statystycznie wyzszg skuteczno$¢ rysdyplamu w odniesieniu do poprawy wyniku w skali
MFM32. Wzrost catkowitego wyniku w skali MFM32 wzgledem wartosci poczatkowej
utrzymywat sie na wzglednie statym, wysokim poziomie w czasie do 24. miesigca obserwacji
w grupie chorych leczonych RYS. Ze wzgledu na fakt, iz w badaniu SUNFISH wyniki dla
porownania z grupg kontrolng sg dostepne tylko do 12 miesigca, w celu odniesienia wynikow

uzyskanych u chorych poddanych terapii RYS w czasie 24 miesiecy, przedstawiono dane dla
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naturalnego przebiegu choroby. Dane te wskazujg, ze w przypadku braku leczenia wynik w

skali MFM32 ulega znaczacej redukcji w czasie.

Wykazano takze znamienng statystycznie przewage rysdyplamu nad grupg kontrolng w
zakresie poprawy wyniku w skali RULM w czasie 12 miesiecy. Sredni catkowity wynik w skali
RULM w czasie od 12. do 24 miesigca systematycznie wzrastat, co swiadczy o wysokiej
wartosci klinicznej analizowanej interwencji w dlugim okresie obserwacji. Analiza statystyczna
przeprowadzona za$ dla zmiany wyniku w skali HFMSE wzgledem wartosci poczatkowych nie
wykazata istotnych statystycznie réznic pomiedzy RYS i grupg kontrolng pomimo uzyskania
znacznie wyzszego wyniku w grupie chorych poddanych terapii RYS. Tendencja ta
utrzymywata sie takze w przypadku dtuzszego okresu obserwacji. W grupie chorych
otrzymujagcych RYS przez 24 miesigce sredni catkowity wynik w skali HFMSE systematycznie
od 12 do 24 miesigca wzrastat, osiggajgc w czasie 24 miesiecy najwyzszg od poczagtku trwania
leczenia wartos¢. Ponadto wykazano znamienng statystycznie poprawe samodzielnosci
chorych w ocenie opiekunow (SMAIS) w czasie 12 miesiecy wzgledem wartosci poczgtkowych
w grupie RYS w poroéwnaniu z grupg kontrolng. Ocena wynikow w skali SMAIS zostata
dokonana réwniez w czasie 24 miesiecy leczenia RYS.
W ocenie opiekundéw nastgpita znaczgca poprawa wyniku w skali SMAIS, natomiast
odpowiedzi udzielone przez chorych powyzej 12 r.z. wskazujg na stabilizacje uzyskiwanych

wynikow.
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5.2. Profil bezpieczenstwa

SMA typu 1

Ocena skutecznosci i bezpieczenstwa rysdyplamu wzgledem nusinersenu oraz wzgledem
BSC zostata przeprowadzona na podstawie badan FIREFISH i badania ENDEAR. Wyniki
porownania przedstawiono z wykorzystaniem zestawienia danych (naive-comparison) oraz w
postaci analizy MAIC, na potrzeby ktérej dokonano dostosowania populacji z badania
FIREFISH do populacji z badania ENDEAR. Wyniki odnoszgce sie do punktéw koricowych
dotyczgcych przezycia przedstawiono dla okresu obserwacji wynoszgcego 12 miesiecy,
natomiast wyniki dla pozostatych punktéw koncowych analizowano w okresie obserwacji

dostosowanym do okresu obserwacji z badania ENDEAR, tj. ok. 9,3 miesigca.

Nie odnotowano znamiennych statystycznie réznic pomiedzy RYS i NUS oraz RYS i BSC
w odniesieniu do czestosci wystepowania zdarzen niepozgdanych ogétem. Wykazano
natomiast znamiennie statystycznie nizszg czestos¢ wystepowania zdarzen niepozgdanych
prowadzacych do zakonhczenia leczenia oraz ciezkich zdarzeh niepozadanych ogdétem u
chorych poddanych terapii rysdyplamem w poréwnaniu zaréwno do chorych leczonych

nusinersenem, jak i tych, ktérzy otrzymywali BSC. Wyniki uzyskane w wyniku zestawienia

danych (naive-comparison) sg spojne z tymi, jakie uzyskano w analizie MAIC.
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W ocenie czestosci wystepowania ciezkich zdarzen niepozadanych ogétem wykazano brak
znamiennych statystycznie réznic pomiedzy RYS i BSC. Istotnie statystycznie wyzszag
czestos¢ wystepowania zapalenia ptuc wykazano u chorych poddanych terapii RYS w
poréwnaniu do grupy kontrolnej. Pozostate ciezkie zdarzenia niepozadane wystepowaty u

pojedynczych chorych.

W czasie 12 miesiecy w zadnej z grup nie stwierdzono wystgpienia ciezkich zdarzen
niepozadanych zwigzanych z leczeniem. Wyniki badan wskazujg ponadto, ze czestosé
wystepowania ciezkich zdarzen niepozadanych u chorych leczonych RYS byta nizsza w czasie

12-24 miesigce w porownaniu z pierwszymi 12. miesigcami leczenia.

Bezpieczenstwo rysdyplamu w populacji chorych na SMA typu 2/3 wzgledem nusinersenu
zostato ocenione na podstawie badania SUNFISH oraz badania CHERISH wzgledem

czestosci wystepowania ciezkich zdarzen niepozgdanych ogétem.

Wyniki tych poréwnan wskazujg na poréwnywalng w grupach RYS i NUS czestosé

wystepowania ciezkich zdarzen niepozgdanych w czasie 12 miesiecy.

6. Technika analityczna

Z uwagi na wykazane istotne statystycznie réznice pomiedzy ocenianym schematem
postepowania terapeutycznego a komparatorami oraz mozliwoS¢ wyrazenia wynikow
zdrowotnych poréwnywanych terapii w latach zycia skorygowanych o jakos¢ (QALY) w analizie
ekonomicznej zastosowana zostata technika analityczna kosztéw-uzytecznosci (CUA). W
ramach analizy oszacowano inkrementalny wspotczynnik kosztéw-uzytecznosci (ICUR), tj.

oszacowano koszt uzyskania dodatkowego roku skorygowanego o jako$¢ (PLN/QALY).

Przyjecie takiego podejscia analitycznego nalezy uzna¢ za zgodne ze sposobem
postepowania wskazanym w Ustawie o refundacji oraz Rozporzgdzeniu MZ w sprawie

minimalnych wymagan.

Dodatkowo z uwagi na fakt, ze w analizie modelowano bezposrednio réznice w przezyciu

chorych leczonych interwencjg i komparatorami oraz wykazano przewage interwencji
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wzgledem komparatorow w zakresie przezycia catkowitego (LYG), zgodnie z Wytycznymi
AOTMIT opracowano analize kosztow-efektywnosci (CEA). W ramach analizy oszacowano
inkrementalny wspotczynnik kosztow-efektywnosci (ICER), tj. oszacowano koszt uzyskania
dodatkowego roku zycia (PLN/LYG).

Ponadto zgodnie z Wytycznymi AOTMIT opracowano analize kosztéw i konsekwencji
(CCA).

Wybdr techniki analitycznej determinuje sposob kalkulacji ceny progowej. W przypadku analizy
CUA cena progowa oznacza takg cene zbytu netto wnioskowanej technologii, przy ktérej koszt
uzyskania dodatkowego roku zycia skorygowanego o jako$¢ w wyniku zastgpienia technologii
opcjonalnych wnioskowana, jest réwny wysokos$ci progu okreslonego na podstawie Ustawy o
refundacji. Prég ten (nazywany dalej zamiennie progiem optacalnosci) zdefiniowano jako
trzykrotnos¢ Produktu Krajowego Brutto (PKB) na jednego mieszkanca (w rozumieniu Ustawy
0 sposobie obliczania warto$ci rocznego produktu krajowego brutto). Okreslono, ze zgodnie z
Obwieszczeniem Prezesa GUS PKB per capita wyniosto w Polsce 55 586 PLN, a tym samym
wysokos¢ progu optacalnosci wynosi w Polsce obecnie 166 758 PLN.

7. Modelowanie

W celu poréwnania opfacalnosci stosowania RYS vs NUS oraz RYS vs BSC w rozpatrywanym
wskazaniu wykorzystano dostosowane do warunkéw polskich modele Markowa otrzymany od
Whnioskodawcy. Za konieczne uznano modelowanie przezycia chorych oddzielnie dla SMA
typu 1 i SMA typu 2/3 z uwagi na réznice w przebiegu choroby, nasileniu objawéw oraz
rokowaniu miedzy poszczegdlnymi typami SMA. Struktura modelu zostata oparta na
wytycznych klinicznych, opinii ekspertéw klinicznych zajmujgcych sie chorymi z SMA oraz na
strukturze wczesniejszych modeli skonstruowanych na potrzeby raportéw tworzonych w
omawianej jednostce chorobowej [NICE TA588, Raport dla NUS w AOTMIT].

7.1. Struktura modelu

Wytyczne AOTMIT wskazujg, ze struktura modelu wykorzystywanego w analizie ekonomicznej
powinna by¢ prosta, ale jednoczesnie model musi odpowiadaé problemowi zdrowotnemu i
musi by¢ zgodny z ogdlnie akceptowang wiedzg na temat przebiegu modelowanej choroby. W
modelu uwzgledni¢ nalezy wszystkie komparatory dla ocenianej interwencji (alternatywne

technologie medyczne stosowane w danym wskazaniu).




NALA HTA@ Evrysdi® (rysdyplam) w leczeniu rdzeniowego zaniku migéni (SMA) 26

— analiza ekonomiczna

IBMNORANTLA NOCET

SMA typu 1
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Poczatkowa charakterystyke chorych w modelu dla SMA typu 1 przedstawiono w ponizszej

tabeli.

Tabela 2.
Poczatkowa charakterystyka chorych w modelu na SMA typu 1

SMA typu 2/3
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Schemat modelu SMA typu 2/3 przedstawiono na ponizszym rysunku.
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Poczatkowa

charakterystyke chorych w modelu dla SMA typu 2/3 przedstawiono w ponizszej tabeli.
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Tabela 4.
Poczatkowa charakterystyka chorych w modelu na SMA typu 2/3

Podsumowanie

W analizie (w przypadku obu modeli) uwzgledniono, ze miarg efektu zdrowotnego sa lata zycia
(LY) oraz lata zycia skorygowane o jakos¢ (QALY). Jakos¢ zycia chorych w poszczegdlnych

stanach przedstawiono w rozdziale 7.3.

Ponizej opisano sposéb obliczenia prawdopodobienstw przejscia pomiedzy uwzglednionymi

stanami w obu rozpatrywanych modelach.

7.2. Prawdopodobienstwa przejS¢ miedzy stanami

w modelu

SMA typu 1
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Prawdopodobienstwa przejs¢ miedzy stanami dla RYS, NUS i BSC w ujeciu miesiecznym

przedstawiono w ponizszych tabelach.
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Tabela 11.
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7.2.1. Dyskontynuacja leczenia

SMA typu 1
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7.3. Jakosé zycia w modelu Markowa

Stany uwzglednione w wykorzystanym w analizie modelu Markowa wskazano w rozdziale 7.1.
Dla poszczegolnych stanow konieczne byto okreslenie jakosci zycia chorych, w zwigzku z
koniecznoscig wyrazenia efektéw zdrowotnych w postaci lat zycia skorygowanych o jako$é

(na podstawie Rozporzgdzenia MZ w sprawie minimalnych wymagan).

jakoséci zycia w 5 wymiarach). EQ-5D jest kwestionariuszem do oceny jakosci zycia w dwéch
czesciach: opisowej i liczbowej (EQ-VAS). Cze$¢ opisowa zawiera 5 kategorii: mobilno$¢,
samoopieka, aktywnosci dnia codziennego, bdl/dyskomfort, niepokdj/depresja. W ramach

kazdej z kategorii na pytanie mozna odpowiedzie¢: brak problemow, niewielkie problemy,
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ciezkie problemy. Stan zdrowia definiowany jest jako kombinacja wynikéw uzyskanych w

poszczegdlnych kategoriach.

W zwigzku z powyzszym, w analizie brano pod uwage przede wszystkim jakos¢ zycia chorych

mierzong za pomocg EQ-5D.
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Wartosci uzytecznosci oraz uzasadnienie ich wyboru do analizy podstawowej i testowania w

analizie wrazliwosci przedstawiono w rozdziale 9. (Tabela 56.).
7.4. Horyzont czasowy w modelu

Zgodnie z Wytycznymi AOTMIT oraz Rozporzgdzeniem MZ w sprawie minimalnych wymagan

horyzont czasowy analizy ekonomicznej powinien by¢ wystarczajgco dtugi, aby mozliwa byta
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ocena wszystkich istotnych réznic miedzy wynikami i kosztami ocenianej technologii
medycznej oraz komparatoréw. W przypadku technologii medycznych, ktérych wyniki i koszty
ujawniajg sie w ciggu catego zycia chorego, horyzont czasowy powinien zamykacC sie w

momencie zgonu pacjenta, co jest tozsame z przyjeciem dozywotniego horyzontu czasowego.
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7.5. Dyskontowanie

W decyzji dotyczacej finansowania danej technologii medycznej nalezy uwzgledni¢ koszty i
efekty Kkliniczne, jakie bedzie ona generowata w okreslonym horyzoncie czasowym. Zgodnie z
teorig ekonomii wartosci przyszie ponoszonych kosztéw (i uzyskiwanych efektéw
zdrowotnych) nie sg réwne wartosciom kosztéw (ani uzyskiwanym efektom zdrowotnym)
ponoszonych w chwili obecnej. W celu unikniecia btedow warto$ci przyszte nalezy wyrazi¢ w

wartosciach terazniejszych, czemu stuzy dyskontowanie.

Zgodnie z Wytycznymi AOTMIT w analizie podstawowej przyjeto stope dyskontowg na

poziomie 5% dla kosztow oraz 3,5% dla wynikéw zdrowotnych.
8. Analiza kosztow

W zaleznosci od zastosowanej perspektywy badawczej w analizie uwzgledniono koszty
odpowiadajgce zuzyciu wszystkich istotnych zasobow wynikajgcych z zastosowania sie

pacjenta do aktualnie obowigzujgcej praktyki klinicznej w Polsce.

W celu oceny rzeczywistego obcigzenia finansowego zwigzanego z chorobg w analizie

uwzgledniono wszystkie istotne rodzaje kosztow (tj. koszty bezposrednie medyczne).

Po dokfadnym przeanalizowaniu wynikéw Analizy Kklinicznej oraz przestudiowaniu aktualnej

praktyki klinicznej leczenia (zwtaszcza Programu lekowego|
I analizie uwzgledniono |

oceniano nastepujgce kategorie kosztowe ponoszone z perspektywy ptatnika publicznego

oraz z perspektywy wspolnej:

e Kkoszty lekow;

o koszty przepisania i podania lekow;

o koszty diagnostyki, monitorowania i oceny skutecznosci leczenia.
e koszt kwalifikacji chorych do programu lekowego;

e Kkoszty hospitalizacji;
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o koszty fizjoterapii, rehabilitacji i zywienia;
o koszty swiadczen pielegnacyjnych i opiekunczych w opiece dtugoterminowej;
e koszty wyrobéw medycznych;

e Kkoszty leczenia paliatywnego.

Wymienione kategorie kosztowe stanowig catkowite koszty réznigce oceniane technologie

medyczne.

Pozostate kategorie kosztow bezposrednich, czyli koszty leczenia dziatan/zdarzen
niepozadanych uznano za nier6znigce, zaliczajgc je do kategorii kosztéw wspodlnych. Koszty
te (jako koszty wspodlne dla technologii wnioskowanej i komparatora) nie majg wptywu na
wyniki analizy. Nie byty zatem ostatecznie brane pod uwage w obliczeniach. W ponizszej tabeli
wyszczegoélniono poszczegodlne koszty nierdznigce oraz przedstawiono zasadno$¢ kwalifikacji

do kategorii kosztow nieréznigcych.

Tabela 26.
Koszty nieréznigce oceniane technologie medyczne

Kategoria kosztowa Uzasadnienie kwalifikacji

Wyréznione w modelach globalnych dziatania/zdarzenie
niepozadane naleza do tagodnych stanéw (np. podwyzszenie
parametrow krwi) badz powiktan (np. biegunka, wysypka itp.). Ich
leczenie nie wigze sig ze znaczacymi kosztami dla pfatnika
publicznego. Ponadto, leczenie wyrdznionych dziatan/zdarzen
niepozgdanych moze by¢ posrednio uwzglednione w ramach
uwzglednionych swiadczen w juz rozpatrywanych kosztach
diagnostyki bgdz hospitalizacji.

Koszt leczenia zdarzen niepozadanych

Zuzycie zasobdw opieki zdrowotnej przypadajgce na przecietnego pacjenta w cyklu
uwzglednionym w modelu (ij. sredni koszt leczenia chorego) oszacowano na podstawie
danych pochodzacych z [
I
.

Cene jednostkowg wnioskowanej technologii uzyskano od Wnioskodawcy [Dane od
Whnioskodawcy]. Koszt pozostatych lekéw stosowanych w analizowanym problemie
zdrowotnym oszacowano na podstawie Danych refundacyjnych NFZ oraz Wykazu lekow
refundowanych. Koszt swiadczen zdrowotnych finansowanych ze $rodkéw publicznych w
przyjeto w oparciu o Zarzadzenia Prezesa NFZ [Zarzgdzenie programy lekowe, Zarzgdzenie
leczenie szpitalne, Zarzgdzenie ambulatoryjna opieka specjalistyczna, Zarzgdzenie opieka

paliatywna, Zarzgdzenie rehabilitacja lecznicza, Zarzgdzenie Swiadczenia kontraktowane
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odrebnie, Zarzgdzenie $wiadczenia pielegnacyjne i opiekuncze]. Wycene punktéw dla

uwzglednionych swiadczen okreslono na podstawie Informatora o umowach NFZ 2020.
8.1. Koszt lekéw

Do obliczenia kosztu stosowania wnioskowanej technologii medycznej konieczne byto

okreslenie zuzycia zasobow (dawkowania) oraz cen prezentacji leku.
8.1.1. Dawkowanie lekow

RYSDYPLAM

Na podstawie Charakterystyki Produktu Leczniczego Evrysdi® i Projektu Programu lekowego
leczenia SMA okreslono, ze w leczeniu rdzeniowego zaniku miesni rysdyplam moze byé
podawany dzieciom w wieku powyzej 2 mcy raz dziennie w dawce uzaleznionej od masy ciata.

W ponizszej tabeli opisano dawkowanie substancji zawarte w ChPL Evrysdi®.

Tabela 27.
Dawkowanie rysdyplamu uwzglednione w analizie

Wiek i masa ciata ‘ Dawkowanie

2 miesigce do < 2 |at 0,20 mg/kg mc.

> 2 lat (< 20 kg) | 0,25 mglkg mc
> 2 lat (2 20 kg) | 5 mg
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—

Rysunek 11.

I

NUSINERSEN

Na podstawie Charakterystyki Produktu Leczniczego Spinraza®i Programu lekowego leczenia
SMA okreslono, Ze leczenie lekiem nalezy rozpoczg¢ mozliwie jak najszybciej po rozpoznaniu
podajac 4 dawki wysycajgce w dniach 0., 14. 28. oraz 63. Dawka podtrzymujgca powinna byc¢
podawana nastepnie raz na 4 miesigce. Zalecana dawka (nasycajgca i podtrzymujgca) to
12 mg (5 ml) podawane dooponowo przez nakiucie ledzwiowe, czy jak to okreslajg zapisy
Programu lekowego leczenia SMA w szczegolnych przypadkach klinicznych podawane przez

naktucie podpotyliczne.
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o9)

SC

W niniejszej analizie uwzgledniono, ze w ramach BSC nie bedg podawane zadne leki.

8.1.2. Ceny lekow

RYSDYPLAM

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 programie lekowym i wydawany bedzie swiadczeniobiorcy bezptatnie. Uwzgledniono
ponadto finansowanie leku w oddzielnej grupie limitowej, zgodnie z uzasadnieniem
wskazanym w rozdziale 17.3. Uwzgledniona w niniejszej analizie prezentacja jest jedyng

whioskowang w zwigzku z czym przyjeto, ze prezentacja ta bedzie podstawg limitu w grupie.

I I I
I I I
NUSINERSEN
Komparator jest obecnie finansowany w programie lekowym i wydawany jest

Swiadczeniobiorcy bezptatnie. Ceny leku zgodne z Wykazem lekow refundowanych

przedstawiono w ponizszej tabeli.
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Tabela 30.
Koszt nusinersenu uwzgledniony na podstawie Wykazu lekéw refundowanych (PLN)

Wysokos¢ limitu
finansowania

Urzedowa
cena zbytu

Nazwa postac i Zawartos¢
dawka leku opakowania

hurtowa
brutto

Cena
Grupa limitowa

Spinraza, roztwor
do wstrzykiwan, 1 fiol. 5 ml 1185.0,
12 mg

- 325 080,00 341 334,00 341 334,00
Nusinersen

8.1.3. Zestawienie kosztow lekow

W oparciu o dawkowanie, ceny lekéw oraz proponowane warunki RSS wyznaczono koszt
jednostkowy lekdw w przeliczeniu na opakowanie oraz sredni koszt na cykl terapii w kolejnych

latach leczenia. Wartosci wskazano w ponizszej tabeli.
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Tabela 31.

Koszty lekéw w analizowanym wskazaniu uwzglednione w analizie podstawowej (PLN)
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8.1. Koszty przepisania i podania lekéw

RYSDYPLAM

W niniejszej analizie nie uwzgledniono kosztu podania wnioskowanej technologii medycznej,
ze wzgledu na forme doustng podania lekow. Zatozono rowniez, ze przepisanie lekow bedzie

obywac sie w ramach wizyt monitorujgcych.
NUSINERSEN

Zgodnie z zapisami ChPL Spinraza® oraz Programu lekowego leczenia SMA nusinersen
podaje sie dooponowo przez nakiucie ledzwiowe, badz w uzasadnionych klinicznie
przypadkach, w ktoérych podanie przez naktucie ledzwiowe nie jest mozliwe, lek moze zostac
podany poprzez naktucie podpotyliczne. Ponadto, czes¢ chorych w celu podania leku moze

wymagac znieczulenia ogoélnego i/lub dodatkowego wykorzystania technik obrazowania.

Zgodnie z aktualnym Sprawozdaniem NFZ za 2020 r. w$rdd chorych na SMA w ramach
leczenia w Programie lekowym leczenia SMA rozliczano $wiadczenia hospitalizacyjne:
Hospitalizacja w trybie jednodniowym zwigzana z wykonaniem programu, Hospitalizacja
zwigzana z wykonaniem programu, Hospitalizacja zwigzana z wykonaniem programu u dzieci,
Hospitalizacja zwigzana z podaniem nusinersenu pod kontrolg tomografii komputerowej oraz
Hospitalizacja zwigzana z podaniem nusinersenu w znieczuleniu ogélinym Ilub pod kontrolg
tomografii komputerowej. Zgodnie z zapisami z powyzszego akapitu oraz liczby rozliczonych
jednostek dla konkretnych $wiadczen na podstawie Sprawozdania NFZ za 2020 r.,
stwierdzono, ze podanie nusinersenu mogto by¢ rozliczane z wykorzystaniem kazdego z tych

Swiadczen, w zaleznosci od stanu chorego.

W celu oszacowania Sredniego wazonego kosztu podania wykorzystano wiec koszty
Swiadczeh na podstawie Zarzgdzenia programy lekowego, przyjmujgc na podstawie
Informatora o umowach, ze koszt punktu wynosi 1 PLN oraz wagi poszczegdlnych swiadczen
na podstawie Sprawozdania NFZ za 2020 r. Oszacowano réwniez oddzielnie koszt podania
dla dzieci i dorostych, zaktadajgc, ze u dzieci mogly by¢é stosowane sSwiadczenia:
Hospitalizacja zwigzana z wykonaniem programu u dzieci, Hospitalizacja zwigzana z
podaniem nusinersenu pod kontrolg tomografii komputerowej oraz Hospitalizacja zwigzana z

podaniem nusinersenu w znieczuleniu ogoélnym lub pod kontrolg tomografii komputerowej a u




NALA |_|—I—A@ Evrysdi® (rysdyplam) w leczeniu rdzeniowego zaniku migéni (SMA) 70

— analiza ekonomiczna

IBMNORANTLA NOCET

dorostych wszystkie s$wiadczenia hospitalizacyjne wspomniane powyzej oprécz Hospitalizacja

zwigzana z wykonaniem programu u dzieci.

W ponizszej tabeli przedstawiono uwzglednione w niniejszej analizie Swiadczenia do wyceny
kosztu podania wraz z liczbg rozliczonych swiadczen na podstawie Sprawozdania NFZ za
2020 r.

Tabela 32.
Swiadczenia wykorzystane do oszacowania kosztu podania nusinersenu

Wartosé Liczba rozliczonych

Wartos¢ Koszt swiadczen wedtug
punktowa

Nazwa swiadczenia punktu

(PLN) Sprawozdania NFZ
za 2020 r.

Hospitalizacja w trybie jednodniowym
zwigzana z wykonaniem programu

Hospitalizacja zwigzana z wykonaniem
programu

Hospitalizacja zwigzana z wykonaniem
programu u dzieci

Hospitalizacja zwigzana z podaniem
nusinersenu w znieczuleniu ogélnym i pod
kontrola tomografii komputerowej

Hospitalizacja zwigzana z podaniem
nusinersenu w znieczuleniu ogélnym lub pod
kontrolg tomografii komputerowej.

Na podstawie zebranych danych oszacowano $redni wazony koszt podania w obu grupach
wiekowych, wykorzystany w analizie podstawowej. Oszacowany koszt wraz z wybranymi
warto$ciami minimalnymi oraz maksymalnymi uwzglednionymi w niniejszej analizie
przedstawiono w ponizszej tabeli.

Tabela 33.

Oszacowany sredni wazony koszt podania wykorzystany w niniejszej analizie, wraz z
wartosciami uwzglednionymi w analizie wrazliwosci
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8.2. Koszty diagnostyki, monitorowania i oceny

skutecznosci leczenia

Zgodnie z aktualnym Zarzgdzeniem programy lekowe badania diagnostyczne zwigzane z
monitorowaniem i oceng skutecznosci leczenia w Programie lekowym leczenia SMA odbywajg
sie w ramach $wiadczen ryczattowych Diagnostyka w programie leczenia rdzeniowego zaniku
miesni — 1 rok terapii oraz Diagnostyka w programie leczenia rdzeniowego zaniku mie$ni — 2 i
kolejny rok terapii. Na podstawie Zarzgdzenie programy lekowego oraz Informatora o

umowach NFZ okreslony koszty tych swiadczen i przedstawiono w ponizszej tabeli.

Tabela 34.
Swiadczenia diagnostyczne zwiazane z leczeniem w Programie lekowym leczenia SMA

Wartos¢
punktu Koszt (PLN)
(PLN)

Wartos¢

Nazwa swiadczenia
punktowa

Diagnostyka w progrgmie leczenia rd;eniowego zaniku 1 200,00 1 1200
miesni — 1 rok terapii
Diagnostyka w programie leczenia rdzeniowego zaniku 600 1 600
miesni — 2 i kolejny rok terapii

Ze wzgledu na rozliczanie ryczattowe powyzszych Swiadczen okreslone dla konkretnego roku

diagnostyki koszty podzielono na cykle.
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Tabela 35.
Czestotliwo$é wybranych badan dla terapii nusinersenem oraz rysdyplamem wraz z
oszacowanym kosztem diagnostyki w trakcie terapii RYS

I \/V ceelu okreslenia kosztu tych

Swiadczeh wykorzystano Zarzgdzenie opieka ambulatoryjna i zawarte tam swiadczenie W11
Swiadczenie specjalistyczne 1-go typu. Do wyceny tego $wiadczenia przyjeto warto$é punktu
réwng wycenie punktu w ramach programu lekowego, czyli 1 PLN. Okreslono, ze koszt tego

Swiadczenia wynosi 44 PLN.

W przypadku BSC nie jest rozliczany zaden koszt monitorowania i oceny skutecznosci

leczenia, ze wzgledu na brak aktywnej terapii. Diagnostyka w przypadku wystepujacych
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dodatkowych probleméw zdrowotnych zostata ujeta w ramach kosztu swiadczen
ambulatoryjnych opisanych w powyzszym akapicie oraz w kosztach hospitalizacji dla BSC
(rozdziat 8.4.).

8.3. Koszt kwalifikacji chorych do programu lekowego

Zgodnie z Zarzgdzeniem programy lekowe w ramach leczenia w Programu lekowego B.102
mozliwe jest rozliczanie swiadczenia Kwalifikacja do leczenia w programie lekowym oraz
weryfikacja jego skutecznosci. Zgodnie z danymi ze Sprawozdania NFZ za 2020 r. nie
wyrézniono rozliczania tego $wiadczenia. Mozna wiec podejrzewac, ze badania diagnostyczne
potrzebne do kwalifikacji do programu lekowego wykonywane sg wczesniej w ramach innych
Swiadczen. Mozna uznac, ze w poréwnaniu RYS z NUS koszty kwalifikacji bedg kosztami
nieréznigcymi, gdyz zestaw badan uwzgledniony przy kwalifikacji w przy obu PL jest bardzo
zblizony (réznica w przypadku NUS obejmuje jedynie dodatkowg konsultacje
anestezjologiczng). Jednak w przypadku poréwnania rysdyplamu z BSC koszt ten bedzie
réznigcy. Dla tego poréwnania przyjeto wiec dla rysdyplamu wycene kosztu Kwalifikacji do
leczenia w programie lekowym uwzgledniong dla Programu lekowego B.102. Przyjmujgc koszt
punktu 1 PLN oszacowano, ze koszt kwalifikacji bedzie wynosit 338,00 PLN.

8.4. Koszty hospitalizacji

Zgodnie z przeprowadzonym Badaniem dzienniczkowym oraz wczesniejszg analizg dla leku
Spinraza® [AWA Spinraza 2017] okreslono, ze w trakcie leczenia SMA chorzy bedg
hospitalizowani w ramach planowych wizyt, wizyt nagtych w celu diagnostyki bgdz leczenia

chordéb wspdtistniejgcych (ze wskazan oddechowych bgdz innych) lub operacji skoliozy.

Przyjeto, ze dla komparatoréow refundowanych w ramach programu lekowego, hospitalizacje
planowe bedg odbywaty sie w ramach swiadczeh okreslonych w Zarzgdzeniu programy
lekowe. W celu oszacowania kosztu takiej hospitalizacji postuzono sie rozliczong liczbg
Swiadczeh na podstawie Sprawozdania NFZ za 2020 r. dla $wiadczen Hospitalizacja w trybie
jednodniowym zwigzana z wykonaniem programu, Hospitalizacja zwigzana z wykonaniem
programu, Hospitalizacja zwigzana z wykonaniem programu u dzieci oraz oszacowanym
kosztem punktu — 1 PLN na podstawie Informatora o umowach NFZ (Tabela 32.). | Gz
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Koszty dla hospitalizacji nagtych ze wskazan oddechowych i innych, jak réwniez dla operacji
skoliozy okreslono wybierajgc Swiadczenia, ktére zostaty uwzglednione w AWA Spinraza 2017
badz odpowiadaty potrzebom chorych z SMA, na podstawie Zarzgdzenia leczenie szpitalne.
W przypadku wyrdznienia wiecej niz jednego swiadczenia do leczenia wybranego typu
wskazan, w celu oszacowania wazonego kosztu wykorzystano liczbe hospitalizacji z 2019 r.
dla tego swiadczenia okreslong na podstawie Statystyk NFZ. W oszacowaniach kosztu
uwzgledniono wycene punktdw na podstawie Informatora o umowach NFZ. W celu
oszacowania kosztu hospitalizacji planowej w ramieniu BSC oszacowano wazony koszt dla
wszystkich Swiadczen wybranych na podstawie Zarzgdzenie leczenie szpitalne, rozwazanych
w ramach hospitalizacji nagtych dla komparatorow stosowanych w ramach programu
lekowego. Przy czym przy szacowaniu tego kosztu uwzgledniano wartosci Kosztu
hospitalizacji planowej uwzglednione w Zarzgdzeniu programy lekowe. W ponizszych
tabelach zebrano uwzglednione swiadczenia (Tabela 36.) oraz oszacowany wazony koszt

hospitalizacji zwigzany z wyréznionymi wskazaniami (Tabela 37.).
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Tabela 36.
Swiadczenia uwzglednione w szacowaniu kosztéw hospitalizacji

Hife]lin
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Tabela 37.
Oszacowane i uwzglednione w analizie koszty swiadczen lub kategorii Swiadczen

8.5. Koszt fizjoterapii, rehabilitacji i zywienia

Podobnie jak w przypadku hospitalizacji, na podstawie Badania dzienniczkowego oraz
wczesniejszej analizy leku Spinraza® [AWA Spinraza 2017] okreslono, ze w trakcie leczenia
chorzy na SMA bedg pod opiekg fizjoterapeutéw, bedg korzystaé z rehabilitacji
ogolnoustrojowej, rehabilitacji neurologicznej oraz bedg mieli zapewnione odpowiednie

zywienie.
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W trakcie wyceny rehabilitacji ogélnoustrojowej brano pod uwage dwa produktu z zakresu
Rehabilitacja dzieci z zaburzeniami wieku rozwojowego w osrodku/oddziale dziennym oraz
Rehabilitacja ogolnoustrojowa w o$rodku/oddziale dziennym. Wybrane produkty miaty te sama

wycene, takg tez przyjeto wiec jako wycene kosztu z kategorii Rehabilitacja ogélnoustrojowa.

Szacujgc koszty rehabilitacji neurologicznej uwzgledniono cztery produkty (Rehabilitacja
neurologiczna zaburzen funkcji obwodowego uktadu nerwowego i dystrofie miesniowe w
szpitalu — kategoria I, Rehabilitacja neurologiczna zaburzen funkcji obwodowego uktadu
nerwowego i dystrofie miesniowe w szpitalu — kategoria |lI, Rehabilitacja neurologiczna
zaburzen funkcji obwodowego uktadu nerwowego i dystrofie miesniowe w zakfadzie
rehabilitacji leczniczej — kategoria I, Rehabilitacja neurologiczna zaburzen funkcji obwodowego
uktadu nerwowego i dystrofie mieSniowe w zaktadzie rehabilitacji leczniczej — kategoria 1),
biorgc pod uwage mozliwosé odbywania rehabilitacji neurologicznej w zaktadzie rehabilitacji
lub w warunkach szpitalnych oraz dtugos¢ uwzglednionej rehabilitacji (czyli rozdziat na
kategorie). W celu odpowiedniego uwzglednienia wskazanych przez ekspertow zasobdéw
oszacowany sredni koszt rehabilitacji neurologicznej dla kategorii | (czyli do 9. tygodni
rehabilitacji), kategorii Il (czyli do 6. tygodni rehabilitacji). W przypadku wskazan dotyczgcych
ciggtego zapotrzebowania na rehabilitacje, chorym przypisano koszt dla osobodnia, jak dla

kategorii | zwigzanej z czasem trwania rehabilitacji.

W ponizszych tabelach przedstawiono uwzgledniono na podstawie zarzadzen Swiadczenia,

wraz z ich wyceng punktowa.

Tabela 38.
Swiadczenia wykorzystane w celu oszacowania kosztéw fizjoterapii, rehabilitacji i
zywienia chorych wykorzystanych w niniejszej analizie

Koszt
swiadczenia /
Sredni koszt

(PLN)

Wartos¢
punktu
(PLN)

Wartos¢
punktowa

Zrédto

Nazwa zakresu Nazwa produktu

osobodzien w
osrodku/oddziale dziennym
w rehabilitacji dzieci w wieku
do ukonczenia7r.z.z
zaburzeniami wieku
rozwojowego

RELELIIEE]
dzieci z
zaburzeniami
wieku
rozwojowego w

Zarzadzenie
rehabilitacja
lecznicza
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‘= Koszt
i Wartosé . .
Wartosé swiadczenia / 5 .
Nazwa zakresu Nazwa produktu punktu 2 . Zrédto
punktowa (PLN) Sredni koszt

(PLN)

CHCELUIEEEZEIE  osobodzien w rehabilitaci
dziennym ogélnoustrojowej w 77,00 1,10 84,88
osrodku/oddziale dziennym

porada lekarska

- _ rehabilitacyjna w warunkach 41,00 38,19
Fizjoterapia domowych 0.93
domowa '

Zarzadzenie
rehabilitacja
i i] lecznicza

wizyta fizjoterapeutyczna w
warunkach domowych 21,00 19,56

Rehabilitacja neurologiczna
zaburzen funkcji
obwodowego uktadu
nerwowego i dystrofie
migsniowe w szpitalu -
kategoria |

220,00 111

Rehabilitacja neurologiczna 225,60
zaburzen funkcji
obwodowego uktadu
nerwowego i dystrofie 187 1,11
migsniowe w zaktadzie
rehabilitacji leczniczej - .
kategoria | Zarzadzenie

S - rehabilitacja
Rehabilitacja neurologiczna lecznicza

zaburzen funkcji
obwodowego uktadu
nerwowego i dystrofie
migsniowe w szpitalu -
kategoria Il

Rehabilitacja
lecznicza

132 111

Rehabilitacja neurologiczna 128,04
zaburzen funkcji
obwodowego uktadu
nerwowego i dystrofie 99 1,11
miedniowe w zaktadzie
rehabilitacji leczniczej -

kategoria Il
Zywienie Zarzgdzenie
dojelitowe w zywienie dojelitowe w $wiadczenia
warunkach warunkach domowych 92,00 0,98 90,41 kontraktowane
domowych odrebnie

Oszacowane koszty zostaty przyporzadkowane do wyodrebnionych grup $wiadczen, do
ktérych mozliwe byto przypisanie okreslonych zasobow. W ponizszej tabeli przedstawiono
zebrane w kategorie Srednie koszty Swiadczen lub kategorii Swiadczen uwzglednione w

niniejszej analizie.
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Tabela 39.

Oszacowany koszt sSwiadczen lub kategorii swiadczen uwzglednione w niniejszej

analizie

Grupa swiadczen

Fizjoterapia
domowa

Rehabilitacja
ogolnoustrojowa
w
osrodku/oddziale
dziennym

Rehabilitacja
neurologiczna —
kategoria |

Rehabilitacja
neurologiczna —
kategoria Il

Zywienie
dojelitowe w
warunkach
domowych

Swiadczenie/jednostka

Fizjoterapia domowa: wizyta
fizjoterapeutyczna w warunkach domowych /
Fizjoterapia domowa: porada lekarska
rehabilitacyjna w warunkach domowych

Koszt swiadczenia / jednostki NFZ (PLN)

28,87

Rehabilitacja dzieci z zaburzeniami wieku
rozwojowego w osrodku/oddziale dziennym
(osobodzien)

84,88

Rehabilitacja neurologiczna zaburzen funkcji
obwodowego uktadu nerwowego i dystrofie
miesniowe w szpitalu - kategoria | /
Rehabilitacja neurologiczna zaburzen funkc;ji
obwodowego uktadu nerwowego i dystrofie
miesniowe w zaktadzie rehabilitacji leczniczej
- kategoria | (osobodzien)

225,60

Rehabilitacja neurologiczna zaburzen funkgc;ji
obwodowego uktadu nerwowego i dystrofie
migsniowe w szpitalu - kategoria Il /
Rehabilitacja neurologiczna zaburzen funkc;ji
obwodowego uktadu nerwowego i dystrofie
miesniowe w zaktadzie rehabilitacji leczniczej
- kategoria Il (osobodzien)

128,04

Zywienie dojelitowe w warunkach domowych
(osobodzien)

90,41

8.6. Koszty swiadczen pielegnacyjnych i opiekunczych w

opiece ditugoterminowej

Swiadczenia
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uwzglednione w niniejsze;j analizie przedstawiono w ponizszej tabeli.
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Tabela 40.

Uwzglednione swiadczenia opieki pielegnacyjnej oraz dtugoterminowej wykorzystane w niniejszej analizie, wraz z ich oszacowanym
kosztem

Waga Srednia Koszt Sredni
Nazwa zakresu : . Kod produktu g zwag Wartosé . . . koszt obu
- i Nazwa produktu rozliczeniowego : : punktowa swiadczenia . . .
swiadczen rozliczeniowego Tarvfa oraz punktu (PLN) swiadczen
y taryf (PLN)
Swiadczenia osobodzien zes [ j opieki '
potu dtugoterminowej opieki domowej dla
zespotu pacjentow wentylowanych mechanicznie metodg inwazyjng 5.15.00.0000171 541
diugoterminowej
Ogliem d(_)m;)yvej osobodzien zespotu dtugoterminowej opieki domowej dla 5,22 30,08 156,87
a pacjentow pacjentéw wentylowanych mechanicznie metoda nieinwazyjng w
Wentylovx(any_ch przypadku $wiadczeniobiorcow z przewlektg niewydolnoscig 5.15.00.0000172 5,02
mechanicznie oddechowa na podiozu choréb nerwowo-miesniowych
158,52
Swiadczenia osobodzien zespotu dtugoterminowej opieki domowej dla dzieci 5.15.00.0000174 557
zespotu wentylowanych mechanicznie metodg inwazyjng R '
ditugoterminowej
Oplzll(l gO.mO.WGJ osobodzien zespotu dtugoterminowej opieki domowej dla dzieci 5,33 30,08 160,18
aazieci wentylowanych mechanicznie metodg nieinwazyjng w przypadku
WEIENERVIIE  dzieci | mtodzieZy do ukonczenia 18. roku zycia bez wzgledu na 5.15.00.0000175 5,08
mechanicznie czas trwania nieinwazyjnej wentylacji mechanicznej
Swiadczenia w
EERGWETE SEI R osobodzien za Swiadczenia pielegniarskie w pielegniarskiej opiece
opiece dtugoterminowej domowe;j dla pacjentéw przebywajgcych pod 5.15.00.0000144 1,00 n/d 29,69 29,69 n/d
diugoterminowej réznymi adresami zamieszkania
domowej
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Tabela 41.

Kategorie $wiadczen opieki pielegnacyjnej oraz dlugoterminowej wraz z ich
oszacowanym kosztem, wykorzystane w niniejszej analizie

Koszt kategorii
swiadczen /

Grupa swiadczen Swiadczenial/jednostki jednostek NFZ

(PLN)

Zespot dlugoterminowej Swiadczenia w pielegniarskiej opiece dtugoterminowej
opieki domowej domowej

Zespot dlugoterminowej Swiadczenia zespotu diugoterminowej opieki domowe;j
opieki domowej dla dzieci dla pacjentow wentylowanych mechanicznie /
wentylowanych Swiadczenia zespotu dtugoterminowej opieki domowe;j
mechanicznie dla dzieci wentylowanych mechanicznie

158,52

8.7. Koszty wyrobéw medycznych

W celu oszacowania kosztow dla wyréznionych typéw wyrobdéw wykorzystano okreslone w
Rozporzgdzeniu MZ w sprawie wykazu wyrobow medycznych limity finansowania (z
uwzglednieniem oddzielnie grupy dzieci oraz dorostych) przeliczone na miesieczny cykl
modelu z wykorzystaniem okreslonego w rozporzagdzeniu okresu uzytkowania danego wyrobu
(czyli czasu co jaki zostanie naliczony kolejny koszt danego wyrobu). W przypadku dopfaty

pacjenta (w perspektywie wspdlnej) zatozono, ze koszt danego wyrobu bedzie rowny limitowi

|
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finansowania, a pacjent pokryje co najwyzej koszt udzialu wtasnego swiadczeniobiorcy
okreslony w rozporzgdzeniu. W Rozporzgdzeniu MZ w sprawie wykazu wyrobow medycznych
uwzgledniane sg réwniez limity cen napraw, ktére uwzgledniono w wariancie maksymalnym
kosztu wyrobow (doliczajgc naprawe do kosztu samego wyrobu).
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Tabela 42.
Uwzglednione w analizie wyroby medyczne wraz z oszacowanych kosztem ich uzytkowania w przeliczeniu na cykl w modelu

Limit Limit
Limit ... finansowania finansowania Limit
. . . . Limit Doptata
finansowania Udziatu pacjenta w Okres cen w w napraw w acienta
ze sSrodkow limicie uzytkowania napraw przeliczeniu przeliczeniu przeliczeniu ?donj'os'li)
publicznych P namc/NFZ namc/NFZ na mc

(dzieci) (dorosli)

Wyrob medyczny

Woézek inwalidzki reczny 600,00 raz na 5 lat

Wozek inwalidzki dzieciecy 600,00 0% raz na 3 lata 180,00 16,67 n/d 5,00 n/d

Urzadzenie multifunkcyjne: funkcja
pionizaciji, stabilizacji w pozyciji siedzacej i 3 200,00 0% raz na 5 lat 960,00 53,33 n/d 16,00 n/d
lezacej z funkcja transportowa

Wazek inwalidzki specjalny (np. wozek
inwalidzki o napedzie elektrycznym,
wozek stabilizujacy plecy i glowe, wozek z 3 000,00 0% raz na 4 lata | 900,00 62,50 62,50 18,75 n/d
funkcja pionizacji), z wylaczeniem woézka
inwalidzkiego toaletowego

Waoézek inwalidzki specjalny dzieciecy (np.
wozek inwalidzki o napedzie
elektrycznym, wozek stabilizujacy plecy i
glowe, wozek z funkcjg pionizaciji), z
wylaczeniem woézka inwalidzkiego
toaletowego

3 000,00 0% raz na 3 lata 900,00 83,33 n/d 25,00 n/d

Pionizator 2 000,00 0% raz na 5 lat 600,00 33,33 33,33 10,00 n/d
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Limit Limit
Limit o finansowania finansowania Limit
. . . . Limit
finansowania Udziatu pacjenta w Okres en w w napraw w
ze srodkow limicie uzytkowania napraw przeliczeniu przeliczeniu przeliczeniu
publicznych P namc/NFZ namc/NFZ na mc

(dzieci) (dorosili)

Doptata
pacjenta
(dorosili)

Wyréb medyczny

Balkonik specjalny dla dzieci z
odcigzeniem tutowia, umozliwiajacy raz na 3 lata
przemieszczanie sie

Balkonik albo podpoérka utatwiajacy

chodzenie 240,00 30% raz na 5 lat 0,00 3,50 3,50 n/d 1,50

raz na 3 lata w
przypadku
braku
mozliwosci
doboru wyrobu
seryjnego

0% dzieci do ukonczenia
Gorset odcigzajgco-stabilizujacy 700,00 18. roku zycia, 10%
dorosli

210,00 19,44 17,50 5,83 1,94

dla dzieci do
ukonczenia 18.
roku zycia, nie
czesciej niz raz
na 6 miesiecy,
wediug
wskazan
1 600,00 0% medycznych: 0,00 266,67 266,67 n/d n/d
domodelowanie
gorsetu wedtug
wskazan
medycznych w
trakcie jego
uzytkowania

Gorset korekcyjny do leczenia skolioz lub
kyfoz
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Wyréb medyczny

Kula tokciowa ze stopniowa regulacja

Kula tokciowa z podparciem na

przedramieniu

Kula pachowa

Orteza obejmujaca golen i
stope lub ze strzemieniem

(typu AFO)

Orteza z ujeciem uda, goleni
i stopy (typu KAFO)

Orteza obejmujaca obrecz biodrowa, uda,
golenie i stopy (typu HKAFO)

Orteza reciprokalna z umozliwieniem
ruchu w stawach skokowych i
kolanowych

Orteza sztywna lub péisztywna z
tworzywa sztucznego na golen i stope

Limit Limit
Limit finansowania finansowania Limit
: . . . Doptata
finansowania Udziatu pacjenta w w w napraw w acienta
ze sSrodkow limicie uzytkowania przeliczeniu przeliczeniu przeliczeniu ?donj'os'li)
publicznych namc/NFZ namc/NFZ na mc
(dzieci) (dorosili)
30,00 raz na 3 lata
140,00 30% raz na 3 lata 0,00 2,72 2,72 n/d 1,17
40,00 30% raz na 3 lata 0,00 0,78 0,78 n/d 0,33
0% dzieci do ukonczenia
400,00 18. roku zycia; 10% raz na 3 lata | 120,00 11,11 10,00 3,33 1,11
dorosli
o . , .
800,00 | 0% dzieci doukonczenia | ) o 54t | 240,00 22,22 n/d 6,67 2,22
18. roku zycia
0% dzieci do ukoriczenia
2 500,00 18. roku zycia; 10% raz na 3 lata | 750,00 69,44 62,50 20,83 6,94
dorosli
raz na 3 lata
3.000,00 0% dla dziecido | ¢ 5 83,33 83,33 25,00 nid
ukonczenia 18.
roku zycia
0% dzieci do ukonczenia
300,00 18. roku zycia; 10% raz na 3 lata 0,00 8,33 7,50 n/d 0,83
dorosli
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Limit Limit
Limit finansowania finansowania Limit

finansowania Udziatu pacjenta w Okres il w w napraw w O]

Wyréb medyczny pacjenta

. . = . . en : . : : . .
ze sSrodkow limicie uzytkowania przeliczeniu przeliczeniu przeliczeniu (dorosli)

publicznych napraw - amc/NFZ namc/NFZ na mc
(dzieci) (dorosili)

Orteza na cata konczyne dolng z ujeciem 0% dzieci do ukonczenia
stopy z regulacjg kata zgiecia w stawie 800,00 18. roku zycia; 10% raz na 3 lata 0,00 22,22 20,00 n/d 2,22
kolanowym dorosli

Orteza stawu kolanowego obejmujaca
cata golen i udo, z regulacjg zakresu 700,00
ruchomosci

0% dzieci do ukonczenia

.. raz na 3 lata 0,00 19,44 n/d n/d 1,94
18. roku zycia
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W celu oszacowania zuzycia wyrobéw medycznych dla chorych w modelowaniu do
wyodrebnionych  kosztéw przypisano konkretne $wiadczenia. || EGTGcGcGCGEEGEGE

.
.
. \Vspomniane odsetki zostaty
wykorzystane do oszacowania $redniego kosztu wyrobow medycznych. Uwzglednione koszty
przedstawiono w ponizszej tabeli.

Tabela 43.
Uwzglednione w analizie koszty dla wyréznionych kategorii wyrobéw medycznych
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8.8. Koszty leczenia paliatywnego

Koszt leczenia paliatywnego u chorych z SMA zostat oszacowany na podstawie Zarzgdzenia

opieka paliatywna oraz wyceny punktowej zawartej w Informatorze o umowach NFZ. [}

]
I\ boru konkretnych produktdéw rozliczeniowych dokonano

uwzgledniajgc Swiadczenia zaréwno dla dzieci, jak i dorostych. W ponizszej tabeli
przedstawiono uwzglednione sSwiadczenia wraz z oszacowanym kosztem realizacji tych

Swiadczen.

Tabela 44.
Uwzglednione w niniejszej analizie koszty Swiadczen paliatywnych wraz z ich wycena

Koszt Koszt
Nazwa zakresu Nazwa produktu Waga punktu swiadczenia NEZ /

swiadczen rozliczeniowego punktowa GV p. wspélna (PLN)

swiadczenia w osobodzien w hospicjum
hospicjum domowym domowym

swiadczenia w
hospicjum domowym
dla dzieci

osobodzien w hosp_lcu_Jm 1,60 55.95 89,52
domowym dla dzieci
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I \/V'spomniane odsetki zostaty

wykorzystane do oszacowania sredniego kosztu opieki paliatywne;.

Tabela 45.
Koszt opieki paliatywnej uwzgledniony w analizie, w zaleznosci od rozpatrywanego typu
modelowania

8.9. Modelowanie kosztow
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Tabela 46.
Uwzglednione w analizie koszty dla wyréznionych kategorii wyrobéw medycznych
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W ponizszej tabeli zebrano okreslone zasoby na podstawie Badania kwestionariuszowego

wraz z ich przypisaniem do konkretnych kosztéw, w rozdziale na stany w modelu. Koszty
podania, kwalifikacji do programu lekowego oraz diagnostyki, monitorowania i oceny
skutecznosci leczenia zostaly przypisane chorym w zaleznosci od momentu podania lekow,

kontynuacji leczenia w programie, czy poczatkowego cyklu w modelu (koszt kwalifikacii).
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Tabela 47.
Zasoby okreslone na podstawie Badania kwestionariuszowego przyporzadkowane do poszczegolnych kategorii modelowania wraz z

odsetkami chorych korzystajacych z tych zasobéw dla Typu 1
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Tabela 48.

Zasoby okreslone na podstawie Badania kwestionariuszowego przyporzadkowane do poszczegolnych kategorii modelowania wraz z
odsetkami chorych korzystajacych z tych zasobéw dla Typu 2/3
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Dodatkowo w analizie wrazliwosci uwzgledniono koszty minimalne oraz maksymalnego rozpatrywanych swiadczen (w przypadku mozliwosci
przypisania takiego kosztu). W ponizszej tabeli zebrano wycene swiadczeh oraz grup swiadczeh, do ktérych mozliwe byto przypisanie wartosci

skrajnych.

Tabela 49.
Wartosci minimalne oraz maksymalne uwzglednione w szacowaniu kosztéw w analizie wrazliwosci




@ 100

NARFT T A Evrysdi® (rysdyplam) w leczeniu rdzeniowego zaniku miesni (SMA) — analiza ekonomiczna

IBMNORANTLA NOCET




@ 101

NARFT T A Evrysdi® (rysdyplam) w leczeniu rdzeniowego zaniku miesni (SMA) — analiza ekonomiczna

IBMNORANTLA NOCET

W ponizszej tabeli zebrano koszty oszacowane z wykorzystaniem danych dotyczacych zuzycia zasobdéw oraz wyceny przedstawionej w

powyzszych rozdziatach. Koszty przedstawiono w rozdziale na kategorie wyodrebnione w ramach struktury modelowania globalnego.

Tabela 50.
Oszacowane koszty dla stanéw przyporzadkowane w modelu, Typ 1




@ 102

NARFT T A Evrysdi® (rysdyplam) w leczeniu rdzeniowego zaniku miesni (SMA) — analiza ekonomiczna

IBMNORANTLA NOCET




@ 103

NARFT T A Evrysdi® (rysdyplam) w leczeniu rdzeniowego zaniku miesni (SMA) — analiza ekonomiczna

IBMNORANTLA NOCET




® 104

NAA R T.A0 Evrysdi® (rysdyplam) w leczeniu rdzeniowego zaniku miesni (SMA) — analiza ekonomiczna

IBMNORANTLA NOCET




@ 105

NARFT T A Evrysdi® (rysdyplam) w leczeniu rdzeniowego zaniku miesni (SMA) — analiza ekonomiczna

IBMNORANTLA NOCET

Tabela 51.
Oszacowane koszty dla stanéw przyporzadkowane w modelu, Typ 2/3
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8.10. Catkowity koszt réznigcy

Calkowite koszty roznigce oceniane technologie medyczne zostaty podsumowane w
ponizszych tabelach, w rozréznieniu na typy modelowania. Nalezy wzigé pod uwage
orientacyjny i informacyjny charakter ponizszych wartosci, ktéry wynika z faktu, ze w réznych
cyklach modelu oraz w zaleznosci od standw, w jakich przebywa chory, koszty te moga sie od
siebie rozni¢. Réznigcy koszt poréwnywanych technologii medycznych, réznigcy koszt dla
stanéw w modelu (wszystkie koszty leczenia oprécz kosztu podania lekéw oraz kosztow
diagnostyki w ramach programu lekowego) oraz catkowity koszt réznigcy zostaty
przedstawione jako usredniona warto$¢ na cykl, biorgc pod uwage koszty z catego horyzontu

czasowego analizy.

Tabela 52.
Koszty stosowania poréwnywanych technologii z uwzglednieniem RSS w przeliczeniu
na cykl modelu (PLN) dla typu 1

Tabela 53.
Koszty stosowania poréwnywanych technologii bez uwzglednienia RSS w przeliczeniu
na cykl modelu (PLN) dla typu 1
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Tabela 54.

Koszty stosowania poréwnywanych technologii z uwzglednieniem RSS w przeliczeniu
na cykl modelu (PLN) dla typu 2/3

Tabela 55.
Koszty stosowania poréwnywanych technologii bez uwzglednienia RSS w przeliczeniu
na cykl modelu (PLN) dla typu 2/3

9. Zatozenia i dane wejsciowe

W modelu wykorzystano najlepsze dostepne dane. Dla kluczowych parametréw / scenariuszy
przeprowadzono analize wrazliwo$ci / analize scenariuszy. Dane wej$ciowe do modelu oraz

przyjete zatozenia zebrano w ponizszej tabeli.
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Tabela 56.
Dane wejsciowe do modelu i przyjete zalozenia
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10. Wyniki analizy

10.1. Analiza kosztéw-uzytecznosci

Podstawowymi wynikami analizy kosztow-uzytecznosci sg inkrementalny wspotczynnik
kosztow-uzytecznosci (ICUR) oraz cena progowa wnioskowanej technologii medyczne;.
Koszty i wyniki zdrowotne generowane przez poréwnywane technologie medyczne, ktore

uwzgledniono w kalkulacjach tych wartosci wynikowych przedstawiono w tabeli ponize;.

Koszty przedstawiono osobno w perspektywie ptatnika publicznego, w perspektywie wspaolnej

oraz w perspektywie spofecznej w wariancie z RSS i bez RSS.

Tabela 57.

Zestawienie oszacowan kosztow i wynikow zdrowotnych wynikajacych z zastosowania
wnioskowanej technologii lekowej oraz komparatoréw: SMA typu 1 — wariant z
perspektywy ptatnika publicznego z RSS

Tabela 58.

Zestawienie oszacowan kosztow i wynikow zdrowotnych wynikajgcych z zastosowania
wnioskowanej technologii lekowej oraz komparatoréw: SMA typu 1 — wariant z
perspektywy wspdinej z RSS
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Tabela 59.

Zestawienie oszacowan kosztow i wynikéw zdrowotnych wynikajacych z zastosowania
wnioskowanej technologii lekowej oraz komparatoréw: SMA typu 1 — wariant z
perspektywy spotecznej z RSS

Tabela 60.

Zestawienie oszacowan kosztéow i wynikéw zdrowotnych wynikajacych z zastosowania
wnioskowanej technologii lekowej oraz komparatoréow: SMA typu 1 — wariant z
perspektywy ptatnika publicznego bez RSS
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Tabela 61.

Zestawienie oszacowan kosztow i wynikéw zdrowotnych wynikajacych z zastosowania
wnioskowanej technologii lekowej oraz komparatoréw: SMA typu 1 — wariant z
perspektywy wspélnej bez RSS

Tabela 62.

Zestawienie oszacowan kosztéw i wynikéw zdrowotnych wynikajacych z zastosowania
wnioskowanej technologii lekowej oraz komparatoréw: SMA typu 1 — wariant z
perspektywy spolecznej bez RSS
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Tabela 63.

Zestawienie oszacowan kosztow i wynikéw zdrowotnych wynikajacych z zastosowania
wnioskowanej technologii lekowej oraz komparatoréw: SMA typu 2/3 - wariant z
perspektywy ptatnika publicznego z RSS

Tabela 64.

Zestawienie oszacowan kosztow i wynikéw zdrowotnych wynikajacych z zastosowania
wnioskowanej technologii lekowej oraz komparatorow: SMA typu 2/3 — wariant z
perspektywy wspoinej z RSS

Tabela 65.

Zestawienie oszacowan kosztow i wynikow zdrowotnych wynikajgcych z zastosowania
wnioskowanej technologii lekowej oraz komparatoréw: SMA typu 2/3 — wariant z
perspektywy spotecznej z RSS
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Tabela 66.

Zestawienie oszacowan kosztow i wynikow zdrowotnych wynikajacych z zastosowania
wnioskowanej technologii lekowej oraz komparatorow: SMA typu 2/3 — wariant z
perspektywy ptatnika publicznego bez RSS

Tabela 67.

Zestawienie oszacowan kosztow i wynikow zdrowotnych wynikajacych z zastosowania
wnioskowanej technologii lekowej oraz komparatorow: SMA typu 2/3 - wariant z
perspektywy wspéinej bez RSS
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Tabela 68.

Zestawienie oszacowan kosztow i wynikéw zdrowotnych wynikajacych z zastosowania
wnioskowanej technologii lekowej oraz komparatoréw: SMA typu 2/3 - wariant z
perspektywy spotecznej bez RSS

Wartosci inkrementalnych kosztéw, QALY i wspétczynnika kosztow-uzytecznosci oraz cene

progowg leku przedstawiono w ponizszej tabeli.

Tabela 69.

Inkrementalne wartosci QALY, kosztow oraz wartos¢ inkrementalnego wspoétczynnika
kosztow-uzytecznoscii cenaprogowaleku: SMA typu 1 - wariant z perspektywy ptatnika
publicznego z RSS
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Tabela 70.

Inkrementalne wartosci QALY, kosztéw oraz wartos¢ inkrementalnego wspoétczynnika

kosztow-uzytecznosci i cena progowa leku: SMA typu 1 - wariant z perspektywy
wspolnej z RSS

-
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Tabela 71.

Inkrementalne wartosci QALY, kosztéw oraz wartos¢ inkrementalnego wspoétczynnika

kosztow-uzytecznosci i cena progowa leku: SMA typu 1 - wariant z perspektywy
spotecznej z RSS




I\/IAI—I—I—A@

IBMNORANTLA NOCET

Evrysdi® (rysdyplam) w leczeniu rdzeniowego zaniku migéni (SMA) 128
— analiza ekonomiczna

Tabela 72.

Inkrementalne wartosci QALY, kosztéw oraz wartos¢ inkrementalnego wspoétczynnika

kosztow-uzytecznoscii cena progowa leku: SMA typu 1 - wariant z perspektywy ptatnika
publicznego bez RSS

Tabela 73.

Inkrementalne wartosci QALY, kosztow oraz wartos¢ inkrementalnego wspoétczynnika

kosztow-uzytecznosci i cena progowa leku: SMA typu 1 - wariant z perspektywy
wspolnej bez RSS

Tabela 74.

Inkrementalne wartosci QALY, kosztow oraz wartos¢ inkrementalnego wspoétczynnika

kosztéw-uzytecznosci i cena progowa leku: SMA typu 1 - wariant z perspektywy
spotecznej bez RSS
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Tabela 75.

Inkrementalne wartosci QALY, kosztéw oraz wartos¢ inkrementalnego wspoétczynnika

kosztow-uzytecznosci i cena progowa leku: SMA typu 2/3 - wariant z perspektywy
ptatnika publicznego z RSS
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Tabela 76.

Inkrementalne wartosci QALY, kosztéw oraz wartos¢ inkrementalnego wspoétczynnika

kosztow-uzytecznosci i cena progowa leku: SMA typu 2/3 - wariant z perspektywy
wspolnej z RSS
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Tabela 77.

Inkrementalne wartosci QALY, kosztéw oraz wartos¢ inkrementalnego wspoétczynnika

kosztow-uzytecznosci i cena progowa leku: SMA typu 2/3 - wariant z perspektywy
spotecznej z RSS

|
| N

Tabela 78.

Inkrementalne wartosci QALY, kosztéw oraz wartos¢ inkrementalnego wspoétczynnika

kosztow-uzytecznosci i cena progowa leku: SMA typu 2/3 - wariant z perspektywy
ptatnika publicznego bez RSS

Tabela 79.

Inkrementalne wartosci QALY, kosztéw oraz wartosé¢ inkrementalnego wspoétczynnika

kosztéw-uzytecznosci i cena progowa leku: SMA typu 2/3 - wariant z perspektywy
wspolnej bez RSS
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Tabela 80.

Inkrementalne wartosci QALY, kosztéw oraz wartos¢ inkrementalnego wspoétczynnika
kosztow-uzytecznosci i cena progowa leku: SMA typu 2/3 - wariant z perspektywy
spotecznej bez RSS

10.2. Zestawianie kosztéw i konsekwencji

Zakres zmiennosci dla wyniku zdrowotnego QALY zostat okreslony poprzez testowanie
alternatywnych wartosci parametréw klinicznych oraz poprzez testowanie alternatywnych
scenariuszy dla modelowania wynikow zdrowotnych, z wytgczeniem horyzontu czasowego i

stop dyskonta®. Parametry te okreslono w rozdziale 9.

Zakres zmiennosci poszczegolnych kategorii kosztowych zostat okreslony poprzez testowanie
alternatywnych wartoéci parametréw kosztowych oraz poprzez testowanie alternatywnych
scenariuszy dla modelowania wynikéw zdrowotnych i kosztow, z wytgczeniem horyzontu

czasowego i stép dyskonta. Parametry te okreslono w rozdziale 9.

W ponizszych tabelach przedstawiono podsumowanie kosztow i konsekwencji zdrowotnych
zwigzanych ze stosowaniem rozpatrywanych technologii medycznych w omawianym

wskazaniu w wariancie bez oraz z uwzglednieniem RSS.

5 przyjeto, ze te 2 parametry majg na tyle duzy wplyw na wyniki analizy, ze uniemozliwiajg
zinterpretowanie rzeczywistej niepewnosci oszacowania wynikow
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Tabela 81.

Zestawienie kosztéw i konsekwencji dla poréwnania technologii wnioskowanej z technologig wnioskowang: SMA typu 1 — perspektywa
platnika publicznego z RSS

Tabela 82.

Zestawienie kosztéw i konsekwencji dla porownania technologii wnioskowanej z technologia wnioskowang: SMA typu 2/3 -
perspektywa ptatnika publicznego z RSS

Tabela 83.

Zestawienie kosztéw i konsekwenciji dla poréwnania technologii wnioskowanej z technologig wnioskowang: SMA typu 1 — perspektywa
ptatnika publicznego bez RSS
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Tabela 84.

Zestawienie kosztéw i konsekwencji dla poréwnania technologii wnioskowanej z technologia wnioskowang: SMA typu 2/3 -
perspektywa ptatnika publicznego bez RSS
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10.3. Analiza CUR
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11. Jednokierunkowa analiza wrazliwosci

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

ktéra ocenia wptyw na wyniki analizy przyjecia przez te parametry wartosci ekstremalnych.

W analizie wrazliwosci uwzgledniono ponadto alternatywne zatozenia dla modelowania

wynikow zdrowotnych i kosztow (analiza scenariuszy).

Parametry uzyte w analizie wrazliwos$ci, wraz z zakresem zmienno$ci, Zrodtem danych oraz

uzasadnieniem zakresow zmiennosci wskazano w rozdziale 9.
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11.1. Analiza wartosci skrajnych

Wyniki jednokierunkowej analizy wrazliwosci, przeprowadzonej dla wynikow analizy kosztow-
uzytecznosci oraz kosztow-konsekwencji, w przypadku wersji z RSS z perspektywy ptatnika

publicznego oraz z perspektywy spotecznej, zebrano w ponizszych tabelach. | GTGcGczN
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Tabela 87.
Wyniki analizy wrazliwosci w zaleznosci od zmiany wartosci parametrow wejsciowych analizy: SMA typu 1 — wersja z RSS w
perspektywie ptatnika publicznego
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Tabela 88.
Wyniki analizy wrazliwosci w zaleznosci od zmiany wartosci parametréw wejsciowych analizy: SMA typu 1 — wersja bez RSS w
perspektywie ptatnika publicznego
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Tabela 89.
Wyniki analizy wrazliwosci w zaleznosci od zmiany wartosci parametrow wejSciowych analizy: SMA typu 1 — wersja z RSS w
perspektywie spotecznej
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Tabela 90.
Wyniki analizy wrazliwosci w zaleznosci od zmiany wartosci parametréw wejsciowych analizy: SMA typu 1 — wersja bez RSS w
perspektywie spotecznej
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Tabela 91.

Wyniki analizy wrazliwosci w zaleznosci od zmiany wartosci parametrow wejsciowych analizy: SMA typu 2/3 — wersja z RSS w
perspektywie ptatnika publicznego
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Tabela 92.
Wyniki analizy wrazliwosci w zaleznosci od zmiany wartosci parametrow wejsciowych analizy: SMA typu 2/3 — wersja bez RSS w
perspektywie ptatnika publicznego
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Tabela 93.
Wyniki analizy wrazliwosci w zaleznosci od zmiany wartosci parametrow wejsciowych analizy: SMA typu 2/3 — wersja z RSS w
perspektywie spotecznej
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Tabela 94.

Wyniki analizy wrazliwosci w zaleznosci od zmiany wartosci parametrow wejsciowych analizy: SMA typu 2/3 — wersja bez RSS w
perspektywie spotecznej
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e
11.2. Analiza scenariuszy

W niniejszym rozdziale przedstawiono wyniki analizy wrazliwosci dla dodatkowych

scenariuszy uwzglednionych w niniejszej analizie.
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Tabela 95.
Wyniki analizy scenariuszy: SMA typu 1 — wersja z RSS w perspektywie ptatnika publicznego
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Tabela 96.
Wyniki analizy scenariuszy: SMA typu 1 —wersja bez RSS w perspektywie ptatnika publicznego
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Tabela 97.
Wyniki analizy scenariuszy: SMA typu 1 — wersja z RSS w perspektywie spotecznej
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Tabela 98.
Wyniki analizy scenariuszy: SMA typu 1 —wersja bez RSS w perspektywie spotecznej
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Tabela 99.
Wyniki analizy scenariuszy: SMA typu 2/3— wersja z RSS w perspektywie ptatnika publicznego
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Tabela 100.
Wyniki analizy scenariuszy: SMA typu 2/3— wersja bez RSS w perspektywie ptatnika publicznego
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Tabela 101.
Wyniki analizy scenariuszy: SMA typu 2/3— wersja z RSS w perspektywie spotecznej
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Tabela 102.
Wyniki analizy scenariuszy: SMA typu 2/3— wersja bez RSS w perspektywie spotecznej




® 242

NARFT T A Evrysdi® (rysdyplam) w leczeniu rdzeniowego zaniku miesni (SMA) — analiza ekonomiczna

IBMNORANTLA NOCET

AHIEBININ
Il FE] ]
11111111




243

Evrysdi® (rysdyplam) w leczeniu rdzeniowego zaniku migsni (SMA) — analiza ekonomiczna

I\/IAI—I—I—A@

IBMNORANTLA NOCET

I | B B | BN | B | | | |
s = = = | J s . -
I I B | B | B | B | | | |
s s | = s s
W i N BN NN B W S




244

Evrysdi® (rysdyplam) w leczeniu rdzeniowego zaniku migsni (SMA) — analiza ekonomiczna

I\/IAI—I—I—A@

IBMNORANTLA NOCET

I I N BN BN B I T S
B s e b am | = mm L, e
I B | | B | B | B | | | |
I I S| B | B | | | ||
I B N B | BN I | D | S | .

-———---__*_




245

Evrysdi® (rysdyplam) w leczeniu rdzeniowego zaniku migsni (SMA) — analiza ekonomiczna

I\/IAI—|TA@

IBMNORANTLA NOCET

W1 I8 NN BN BN N W S

___---__‘-

T 1 e YT e




® 246

NARFT T A Evrysdi® (rysdyplam) w leczeniu rdzeniowego zaniku miesni (SMA) — analiza ekonomiczna

IBMNORANTLA NOCET




@ Ev ® . . . -
A T2 rysdi® (rysdyplam) w leczeniu rdzeniowego zaniku miesni (SMA) 247
N1 — analiza ekonomiczna

IBMNORANTLA NOCET

12. Wielokierunkowa analiza wrazliwosci

W celu okreslenia niepewnosci wynikéw oszacowan analizy przeprowadzono réwniez
wielokierunkowa analize wrazliwosci. Uwzgledniono w niej parametry, ktére majg najwiekszy

wplyw na zmiane wynikéw analizy podstawowe;j.

Zmienne uzyte w wielokierunkowej analizie wrazliwosci wraz z parametrami uwzglednionych

rozktadow do modelowania zmiennosci, wskazano w ponizszej tabeli.

Tabela 103.
Parametry rozktadow dla zmiennych uwzglednianych w wielokierunkowej analizie
wrazliwosci
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W przypadku danych kosztowych uzyto uogodlnionego rozktadu Gamma lub logarytmiczno-

normalnego, w przypadku danych dwumianowych przyjeto rozktad Beta.

Dla tak okreslonych rozktadéw parametréw przeprowadzono 1 000 symulacji metodg Monte

Carlo (przy uzyciu programu MS Excel).

12.1. Wyniki wielokierunkowej analizy wrazliwosci w

formie ilosciowej

Tabela 104.

Poréwnanie wartosci z analizy podstawowej 2z wynikami uzyskanymi w
wielokierunkowej analizie wrazliwosci: SMA typu 1 — perspektywa ptatnika publicznego
zRSS
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Tabela 105.

Poréwnanie wartosci z analizy podstawowej z wynikami uzyskanymi w

wielokierunkowej analizie wrazliwosci: SMA typu 2/3 - perspektywa ptatnika

publicznego z RSS

12.2. Wyniki wielokierunkowej analizy wrazliwosci w

formie jakosciowej (graficznej)

Na ponizszych wykresach przedstawiono wyniki wielokierunkowej analizy wrazliwo$ci — pary
kosztéw i odpowiadajgcych im efektéw zdrowotnych dla poréwnania technologii wnioskowanej

i komparatorow.
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Na powyzszych wykresach przedstawiono rozktad mozliwych wynikéw dla parametru ICUR,

bedacych rezultatem analizy probabilistycznej wykonanej dla 1 000 symulaciji.

Rysunek 12.

R

sunek 13.

I —
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13. Walidacja modelu

W celu ujawnienia ewentualnych btedéw przeprowadzono walidacje modelu. Jednym z jej
elementéw byta analiza scenariuszy oraz analiza wrazliwosci, ktérej wyniki przedstawiono w

rozdziale 10.3.

Zgodnie z Wytycznymi AOTMIT w niniejszej analizie dokonano walidacji modelu sktadajace;j

sie z 3 czesci: walidacji wewnetrznej, walidacji konwergencji oraz walidacji zewnetrzne;j.
13.1. Walidacja wewnetrzna

W celu ujawnienia ewentualnych btedéw zwigzanych z wprowadzaniem danych do modelu
dokonano walidacji wewnetrznej. Jednym z jej elementéw bylo testowanie wartosci
kluczowych parametrow wprowadzanych do modelu. Postuzyty do tego analiza wrazliwosci i

analiza scenariuszy.
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13.2. Walidacja konwergenciji
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13.3. Walidacja zewnetrzna
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14. Ograniczenia i zatozenia
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15. Podsumowanie i wnioski koncowe

W niniejszym raporcie wykonano oceng optacalnosc¢ stosowania RYS wzgledem NUS i BSC
w leczeniu chorych na rdzeniowy zanik migsni. Wykorzystano technike uzytecznosci kosztéw,

ktérej wynikiem jest inkrementalny wspoétczynnik kosztow-uzytecznosci.

W celu wyznaczenia kosztéw i efektdow zdrowotnych wykorzystano model Markowa
dostarczony przez Wnioskodawce. Oszacowanie efektow zdrowotnych badanych interwencji
oparto na wynikach przegladu systematycznego, przeprowadzonego w ramach Analizy
klinicznej. Koszty jednostkowe oszacowano na podstawie danych refundacyjnych NFZ,
Wykazu lekéw refundowanych oraz odpowiednich zarzgdzen Prezesa NFZ. Cene
jednostkowg wnioskowanej technologii uzyskano od Wnioskodawcy. Ponadto, w obliczeniach
uwzgledniono zatozenia proponowanej przez Podmiot odpowiedzialny umowy podziatu

ryzyka.

Analize przeprowadzono z perspektywy podmiotu zobowigzanego do finansowania swiadczen
ze srodkow publicznych (ptatnik publiczny), z perspektywy wspdlnej ptatnika publicznego i
$wiadczeniobiorcy (pacjent) oraz w perspektywie spotecznej (wliczajgc opiekunéw chorych)

w dozywotnim horyzoncie czasowym.
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Finansowanie rysdyplamu u pacjentow we wnioskowanym wskazaniu przyczyni sie do
wprowadzenia nowego standardu postepowania terapeutycznego w leczeniu SMA oraz
przyczyni sie do poprawy zaleznej od zdrowia jakosci zycia chorych z rdzeniowym zanikiem

miesni.
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17. Zataczniki

17.1. Przeglad systematyczny badan do oceny jakosci

zycia chorych

Zgodnie z Rozporzgdzeniem MZ w sprawie minimalnych wymagan, w modelu, oprocz
przedstawienia wynikéw zdrowotnych z badan klinicznych, konieczne byto réwniez wykonanie
przegladu systematycznego, majgcego na celu odnalezienie badah stuzgcych do oceny

jakoéci zycia chorych w analizowanym wskazaniu.

17.1.1. Kryteria wlgczenia i wykluczenia badan do oceny jakosci

zycia chorych

Do analizy ekonomicznej wtgczano badania spetniajgce ponizej zdefiniowane kryteria, ktére

zostaty ustanowione a priori w protokole do przegladu systematycznego.
Kryteria wtaczenia badan:

e populacja: chorzy z rdzeniowym zanikiem miesni;
e metodyka: badania pierwotne lub wtérne, w ktérych dokonano oceny jakosci zycia
chorych, z uwzglednieniem stanéw przyjetych w modelu oraz punktéw koncowych,

okreslonych w badaniach, wtgczonych do Analizy klinicznej.

Kryteria wykluczenia badan:

e populacja: niezgodna z powyzszymi kryteriami wtgczenia,
e metodyka: niezgodna z powyzszymi kryteriami  wigczenia, przeglady
niesystematyczne, opisy przypadkow tzw. case-series, opracowania poglgdowe,

publikacje w jezykach innych niz polski, angielski.
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17.1.2. Strategia wyszukiwania

W celu odnalezienia badan do oceny jakosci zycia chorych w bazie Medline (poprzez
wyszukiwarke PubMed) zastosowano strategie wyszukiwania, zaprezentowang w tabeli
ponizej). Strategia zawiera terminy odnoszgce sie do wyzej zdefiniowanych kryteriéw

wigczenia badan.

Tabela 112.

Strategia wyszukiwania zastosowana w bazie Medline wraz z liczbg trafien
odnalezionych dla poszczegdlnych zapytan, uzyta w celu odnalezienia badan do oceny
jakosci zycia chorych

Zapytanie Liczba trafien
“quality of life” OR "quality-adjusted life year" OR "quality-adjusted
#1 life years" OR QALY OR Euroqol OR "standard gamble" OR "time 383 660
trade-off" OR E5D OR EQ-5D OR HUI OR "health utilities index"
OR SF6D OR SF-6D
#2 SMA OR "spinal muscular atrophy" 27 007
#3 #1 AND #2 332

Data ostatniego wyszukiwania: 22.11.2021

Zaktadanym wynikiem przegladu byto odnalezienie badan umozliwiajgcych ocene jako$ci
zycia chorych w analizowanym wskazaniu, z uwzglednieniem stanow przyjetych w modelu

oraz punktéw koncowych, okreslonych w badaniach, wtgczonych do Analizy klinicznej.
17.1.3. Selekcja badan

Odnalezione publikacje w bazie informacji medycznej Medline zostaty poddane selekcji na
podstawie tytutéw i streszczen, a nastepnie petnych tekstéw. Selekcji dokonato niezaleznie
dwéch analitykow. W przypadku braku zgodno$ci decyzje podejmowane byty z udziatem
trzeciego analityka na drodze konsensusu. Selekcje oparto na wczesniej zdefiniowanych

kryteriach wtgczenia i wykluczenia.

Zgodnie z Wytycznymi AOTMIT jezeli odnaleziony zostanie przeglad systematyczny
uzytecznosci, nie budzacy watpliwosci od wzgledem metodologicznym i aktualny (do 5 lat),
mozna zaniechac dalszego wyszukiwania publikacji pierwotnych badan uzytecznosci. W toku
prac nad przegladem wyszukano publikacje Landfeldt 2019, ktéra spetnia zadane kryteria. W
zwigzku z tym proces selekcji wykonano od daty publikacji 31 lipca 2018 (koricowa data
selekcji w przegladzie systematyczny Landfeldt 2019).
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Proces selekcji badah do oceny jakosci zycia zobrazowano na diagramie PRISMA,
przedstawionym ponizej (zatozono filtr w bazie Medline, ograniczajgcy date wyszukania do
okresu 1 stycznia 2018 do daty wyszukania 22.11.2021).
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Rysunek 20.
Diagram PRISMA przedstawiajgcy proces selekcji publikacji wilgczonych
w ramach przegladu systematycznego wykonanego w celu odnalezienia badan do

oceny jakosci zycia chorych

Publikacje z gtéwnych baz medycznych:

Medline: 164 (warto$¢ ograniczona z 332 z
uwagi na filtr daty: przeszukano lata 2018 —
2021)

tacznie: 164

Publikacje analizowane na podstawie tytutow i streszczen:

tacznie: 164

Publikacje wykluczone na podstawie
‘ tytutow i streszczen:
Niewtasciwa populacja: 25
Niewtasciwa metodyka: 129

tacznie: 154

Publikacje wiaczone do analizy petnych tekstow:

tacznie: 10

Publikacje wykluczone na podstawie
petnych tekstow:

Publikacje witgczone na podstawie
odniesien bibliograficznych: - - Niewtasciwa metodyka: 7
tacznie: 0 Niewtasciwa populacja: 0

tacznie: 3

Publikacje wiaczone do analizy:
tacznie: 3
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17.1.4. Publikacje do oceny jakosci zycia chorych odnalezione
na podstawie przegladu systematycznego i wigczone do

analizy

W wyniku przeglgdu bazy informacji medycznej Medline odnaleziono tacznie 164 publikacji w
formie tytutéw i abstraktow (zatozono filtr w bazie Medline, ograniczajgcy date wyszukania do
okresu 1 stycznia 2018 do daty wyszukania 22.11.2021).

Po usunieciu duplikatéw i przeprowadzeniu selekcji abstraktéw do analizy petnych tekstéw
wigczono 10 publikacji. Po przeprowadzeniu selekcji abstraktow i petnych tekstéw ostatecznie
do analizy witgczono 3 publikacje do oceny jakosci zycia chorych, wraz z publikacjg Landfeldt
2019, stanowigcg przeglad systematyczny badan jakosci zycia u chorych z SMA i ich

opiekundw.

17.1.5. Metodyka wilgczonych badan do oceny jakosci zycia

chorych

Ostatecznie, w przegladzie systematycznym odnaleziono 4 publikacje do oceny jakosci zycia
chorych: Landfeldt 2019, Lloyd 2019, Chambers 2020 i Pena-Longobardo 2020.

W przegladzie systematyczny Landfeldt 2019 opisano tylko jedng publikacje do badania
jakoéci zycia przeprowadzonego za pomocg kwestionariusza EQ-5D. Badanie Lopez-Bastida
2017 zostato przeprowadzone na grupie 95 pacjentéw ze zdiagnozowanym SMA w Hiszpanii
oraz ich opiekunach, z ktorych 14 nie zostato uwzglednionych w wynikach, poniewaz nie
spetnili oni wszystkich kryteriow. Do pomiaru QALY wykorzystano kwestionariusz EQ-5D.
Sredni wiek pacjentéw wynosit 7,22 lat (SD = 5,47) oraz 74% z ich zostato zdiagnozowanych
z SMA typu Il. Jako$¢ zycia zwigzana ze zdrowiem chorych zostata oszacowana uzywajgc
metody handlowania czasem (ang. time trade off, TTO) oraz wizualnej skali analogowej (VAS).

Wyniki tego oszacowania zostaty przedstawione w tabeli ponize;.

W publikacji Lloyd 2019 opisano pomiar jakosci zycia chorych z SMA typu 1 i SMA typu 2 z
wykorzystaniem tak zwanego badania winietowego. Na podstawie opisu wyodrebnionych
stanéw zdrowia chorych z SMA kwestionariusze EQ-5D-Y zostaty wypetniane przez pieciu
ekspertow klinicznych zajmujacych sie chorymi z SMA w Wielkiej Brytanii. Wyniki pomiaru

przedstawiono w tabeli ponizej.
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W publikacji Chambers 2020 opisano badanie jakosci zycia przeprowadzone na 40 chorych
dotknietych SMA (SMA typu 1 - 4; SMA typu 2 - 26; SMA typu 3 - 10) o $srednim wieku rownym
9,5 lat zycia (SMA typu 1 —2,7; SMA typu 2 — 9,8; SMA typu 3 — 6,9). Warto$ci HRQoL chorych
zostaty okreslone na podstawie ankiety EQ-5D-Y przeprowadzonej u 37 osob. Wartos¢

HRQoL zostata okre$lona dla gtéwnych opiekunéw za pomocg ankiety CareQoL.

W publikacji Pena-Longobardo 2020 opsiano badanie jako$ci zycia przeprowadzone w grupie
86 pacjentéw oraz ich opiekunéw z trzech réznych krajow (Stany Zjednoczone, Francja,
Niemcy). Do okreslenia wartosci HRQoL dla obu tych grup zostaty wykorzystane ankiety EQ-

5D-3L oraz EQ-5D-5L przeznaczone odpowiednio dla chorych oraz ich opiekundw.

Metody i wyniki pomiaru jakoéci zycia, stany zdrowia chorych oraz liczbe pacjentéw

wigczonych do poszczegdinych badan podsumowano w ponizszej tabeli.

Tabela 113.
Stany zdrowia i wartosci pomiaru jakosci zycia okreslone na podstawie odnalezionych
badan oceniajgcych jakos¢ zycia chorych

Autor
badania i
rok
publikacji

SMA typu 2 -0,012 10,347 60

Metody Rozpoznanie choroby / Srednia Liczba

. . ‘- Zakres o .
pomiaru - uzytecznos¢ . . uczestnikow
stan zdrowia zmiennosci

jakosci zycia badania

EQ-5D-3L 81
Lopez- (chorzy) Wszystkie typy SMA 0,158 £0,440 (g?}%pl;z;
Bastida 2017 13: Typ 3)
EQ-5D-3L SMA typu 2 0,472 10,475 60
(opiekunowie) Wszystkie typy SMA 0,484 +0,448 81
Baseline -0,12 +0,19
Pogorszenie
wzgledem -0,24 +0,14
baseline
Poprawa
wzgledem -0,17 0,17
baseline 5 (eksperci
SMA Siedzenie bez kliniczni
Lloyd 2019 EQ-5D-Y typu podparcia -0,04 0,12 wypetniajgcy
1 kwestionariusz
Stanie z EQ-5D-Y)
podparciem 0.04 0,09
Chodzer!ie z 0,52 +0,22
podparciem
Stanie/chodze_nie 071 +0,14
bez podparcia
Operacja skoliozy -0,22 10,22
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Autor < . .
badania i Metqdy Rozpoznanie choroby / _Srednla, . Zakres L|C2b.a,
pomiaru 3 uzytecznosc¢ . o uczestnikow
rok iakoSCi ZVCi stan zdrowia EO-5D Zmiennosci badani
publikacji jakosci zycia Q- adania
Chorzy
wymagajacy -0,17 +0,17
zywienia
dojelitowego
Chorzy
wymagajacy -0,33 +0,27
trwatej wentylacji
Baseline 0,04 +0,10
Pogorszenie
wzgledem -0,13 +0,06
baseline
Niewielka
poprawa 0,04 0,11
wzgledem ' -
baseline 5 (eksperci
SMA Umiarkowana kllnlgzr_1|
typu poprawa wypetniajgcy
2 wzgledem 0,10 +0,09 kwestionariusz
baseline EQ-5D-Y)
Stanie/chodzenie
z podparciem 0.39 0,29
Stanie/chodzenie
bez podparcia 0.72 £0,12
Utrata mozliwosci 012 +0.16
chodzenia
SMA typu 1 0,104 10,278 4
Chambers EQ-5D-Y SMA typu 2 0,067 +0,158 24
2020 (chorzy) SMA typu 3 0,252 0,332 9
Wszystkie typy SMA 0,115 10,227 37
0,167 0,277 34 (Stany
EQ-5D-3L Zjednoczone)
(chorzy) SMA 0,116 10,285 27 (Francja)
Perz)a- . 0,532 +0,335 25 (Niemcy)
Longobardo
2020 0,852 0,155 2'13 (Stany
EQ-5D-5L jednoczone)
(opiekuni) SMA 0,396 +0,468 16 (Francja)
0,800 +0,298 14 (Niemcy)
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17.2. Przeglad systematyczny innych analiz
ekonomicznych wykonanych w Polsce Ilub za

granica

Zgodnie z Rozporzgdzeniem MZ w sprawie minimalnych wymagan, w analizie podjeto probe
odszukania innych analiz ekonomicznych wykonanych w Polsce lub za granicg, w ktérych
dokonano oceny optacalnosci ocenianej technologii medycznej w omawianym wskazaniu. W

tym celu wykonano przeglad systematyczny, ktéry opisano w ponizszych rozdziatach.

17.2.1. Kryteria wlaczenia i wykluczenia innych analiz
ekonomicznych

Do analizy ekonomicznej zostaty wigczane badania spetniajgce ponizej zdefiniowane kryteria,

ktore zostaty ustanowione a priori w protokole do przeglagdu systematycznego.

Kryteria wtaczenia badan:

e populacja: chorzy na rdzeniowy zanik miesni;
e interwencja: rysdyplam;
e komparatory: nusinersen, BSC;

e metodyka: analizy kosztéw-efektywnosci, kosztéw-uzytecznosci lub minimalizaciji
kosztow, wykonane w Polsce lub za granica.

Kryteria wykluczenia badan:

e populacja: niezgodna z powyzszymi kryteriami wtgczenia;

e interwencja: inna niz wyzej wymieniona;

e komparatory: inne niz wyzej wymienione;

e metodyka: niezgodna z powyzszymi kryteriami wtgczenia, opracowania poglagdowe,
publikacje w jezykach innych niz polski, angielski.

17.2.2. Strategia wyszukiwania

W celu odnalezienia innych analiz ekonomicznych zastosowano strategie wyszukiwania,
przedstawiong ponizej w tabeli. Strategia zawiera terminy odnoszgce sie do wyzej
zdefiniowanych kryteriow wtgczenia badan.
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Tabela 114.

Strategia wyszukiwania zastosowana w bazie Medline oraz Cochrane wraz z liczbag
trafien odnalezionych dla poszczegélnych zapytan, uzyta w celu odnalezienia innych
analiz ekonomicznych

Zapvtanie Liczba trafien w Liczba trafien w
Py bazie Medline bazie Cochrane
"cost-effectiveness" OR "cost-utility” OR CEA OR
#1 CUA OR "budget impact" OR BIA OR Markov OR 1421981 1903
"decision tree" OR economic* OR cost*
#2 Rysdyplam OR Evrysdi 58 0
#3 #1 AND #2 4 0

Data ostatniego wyszukiwania: 22.11.2021

Dodatkowo, w analizie przeszukano bazy Cost-Effectiveness Registry (CEAR) oraz NICE. Do
odnalezienia innych analiz ekonomicznych, zastosowano stowa kluczowe zwigzane z
problemem zdrowotnym oraz stosowang interwencjg i komparatorami. Stowa kluczowe do

przeszukania zaprezentowano w ponizszej tabeli.

Tabela 115.

Stowa kluczowe zastosowane w bazie CEAR oraz NICE wraz z liczbg trafien
odnalezionych dla poszczegdéinych zapytan, uzyta w celu odnalezienia innych analiz
ekonomicznych

Zapvtanie Liczba trafien w Liczba trafien w
by bazie CEAR bazie NICE
1 Risdiplam 0 1
2 Evrysdi 0 0

Data ostatniego wyszukiwania: 22.11.2021

Zaktadanym wynikiem przegladu byto odnalezienie publikacji prezentujgcych wyniki innych
analiz ekonomicznych, wykonanych w kraju lub za granicg, dotyczacych wskazanego
problemu zdrowotnego oraz optacalno$ci stosowania ocenianej interwencji wzgledem

zdefiniowanych komparatorow.
17.2.3. Selekcja badan

Odnalezione publikacje zostalty poddane selekcji na podstawie tytutdw i streszczen, a
nastepnie petnych tekstow. Selekcji dokonato niezaleznie dwoch analitykdw. W przypadku
braku zgodnoséci decyzje podejmowane byly z udziatem trzeciego analityka na drodze
konsensusu. Selekcje oparto na wczesniej zdefiniowanych kryteriach wigczenia i wykluczenia,

opisanych w rozdziale 17.2.1.
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Proces selekcji innych analiz ekonomicznych zobrazowano na diagramie PRISMA,

przedstawionym ponize;.
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Rysunek 21.
Diagram PRISMA przedstawiajacy proces selekcji publikacji wiaczonych w ramach
przegladu systematycznego wykonanego w celu odnalezienia innych analiz
ekonomicznych wykonanych w Polsce lub za granica

Publikacje z giéwnych baz Publikacje z baz
medycznych: dodatkowych:
Medline: 4 CEAR: 0
Cochrane: 0 NICE: 1
tacznie: 4 tacznie: 1

Publikacje analizowane na podstawie tytutow i streszczen:

tacznie: 5

Publikacje wykluczone na podstawie
tytutéw i streszczen:

- Niewtasciwa populacja: 0
Niewtasciwa interwencja: 0
Niewtasciwa metodyka: 4

tacznie: 4

Publikacje wiaczone do analizy petnych tekstow:

tacznie: 1

Publikacje wykluczone na podstawie
petnych tekstow:

Publikacje wiaczone na podstawie
mp | ) Niewtasciwa metodyka: 0

odniesien bibliograficznych:

tacznie: 0 Niewtasciwa populacja: 0
tacznie: 0

Publikacje witaczone do analizy:
tacznie: 1
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17.2.4. Inne analizy ekonomiczne odnalezione na podstawie
przegladu systematycznego i wiaczone do niniejszej

analizy

W wyniku przeglgdu baz informacji medycznej odnaleziono jedng publikacje w formie tytutéw
i abstraktéw prezentujgcg wyniki innych analiz ekonomicznych w omawianym problemie

zdrowotnym — NICE ID1631. Wnioski z analizy opisano w rozdziale 16.

17.2.5. Metodyka wigczonych publikacji prezentujacych wyniki

innych analiz ekonomicznych

Ostatecznie, w pracy odnaleziono jedng analize ekonomiczng, w ktérej pokazane bytyby
wyniki opfacalnosci stosowania RIS w poréwnaniu z NUS lub BSC w leczeniu rdzeniowego
zaniku miesni — NICE ID1631.
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17.3. Uzasadnienie utworzenia odrebnej grupy limitowej

dla technologii wnioskowanej

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

specjalnego przeznaczenia.

Na podstawie art. 15 Ustawy o refundacji nalezy stwierdzi¢, ze leku Evrysdi® nie mozna
zakwalifikowac¢ do zadnej z obecnie istniejgcych grup limitowych. Lek ten nie spetnia kryteriow
kwalifikacji do wspdlnych grup limitowych, o ktérych mowa w art. 15 ust 2 Ustawy o refundacji
ze wzgledu na brak: tej samej nazwy miedzynarodowej, brak tych samych mechanizméw
dziatania i podobnych dziatan terapeutycznych, zgodnoéci wskazah i przeznaczen, tej samej
skutecznos$ci w poréwnaniu do jakiegokolwiek innego obecnie refundowanego preparatu. Lek
Evrysdi® ma réwniez inng droge podania (doustnie) niz pozostate leki stosowane w leczeniu

rdzeniowego zaniku miesni.

Roéznice w mechanizmie dziatania substancja wzgledem lekéw obecnie refundowanych w

ramach programu lekowego zaprezentowano ponizej:

e rysdyplam — jest modyfikatorem splicingu pre-MRNA neuronu ruchowego 2 (SMN2)
przezaczonym do leczenia SMA do leczenia SMA spowodowanego mutacjami w
chromosomie 5q, ktére prowadzg do niedoboru biatka SMN. Funkcjonalny niedobér
biatka SMN jest patofizjologicznym mechanizmem wszystkich typéw SMA. Rysdyplam
koryguje splicing SMN2, aby przesungé¢ réwnowage z wykluczenia egzonu 7 do
wigczenia egzonu 7 do transkryptu mRNA, co prowadzi do zwiekszonej produkgji
funkcjonalnego i stabilnego biatka SMN. Rysdyplam leczy SMA poprzez zwigkszanie i
utrzymywanie funkcjonalnych pozioméw biatka SMN [ChPL Evrysdi®;

e nusinersen — jest oligonukleotydem antysensownym ASO (ang. antisense
oligonucleotide) zwiekszajgcym proporcje wigczania eksonu 7 do transkryptow

matrycowego kwasu rybonukleinowego (mRNA) kodujgcego biatko SMN2 poprzez
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wigzanie do miejsca intronowego wyciszacza splicingu (ISS-N1), ktére to znajduje sie
w intronie 7 prekursora mRNA (pre-MRNA). Wigzanie ASO wypiera czynniki
splicingowe prowadzgc do supresji splicingu, co natomiast prowadzi do utrzymania
eksonu 7 w mRNA dla SMN2. Na skutek tego, MRNA SMN2 moze ulega¢ translacji do
funkcjonalnego biatka SMNA o petnej dtugosci [ChPL Evrysdi®).

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

15 ust. 2 pkt 1 Ustawy o refundacji.

17.4. Sprawdzenie zgodnosci analizy z minimalnymi
wymaganiami opisanymi w Rozporzadzeniu MZ
w sprawie minimalnych wymagan

Tabela 116.

Check-lista zgodnosci analizy z minimalnymi wymaganiami przedstawionymi w
Rozporzadzeniu MZ w sprawie minimalnych wymagan

Nr Zadanie Tak/Nie/nie dotyczy
1. Analiza podstawowa analizy ekonomicznej TAK, rozdziat 1. — rozdziat 10.
2. Analize wrazliwosci analizy ekonomicznej TAK, rozdziat 10.3.

Przeglad systematyczny opublikowanych analiz
ekonomicznych, w ktérych poréwnano koszty i efekty

3. . . . - . n/d
zdrowotne stosowania wnioskowanej technologii z kosztami i
efektami technologii opcjonalnej:
3.1. | w populacji wskazanej we wniosku TAK, rozdziat 17.2.

w populacji szerszej niz wskazana we wniosku

3.2. (dotyczy, jezeli analizy ekonomiczne dla populacji wskazanej n/d
we wniosku nie zostaty opublikowane)

Zestawienie oszacowan kosztow i wynikdéw zdrowotnych
wynikajgcych z zastosowania wnioskowanej technologii oraz
poréwnywanych technologii opcjonalnych w populaciji
wskazanej we wniosku, z wyszczegolnieniem:

4, . ; . s TAK, rozdziat 10.2.
e oszacowania kosztow stosowania kazdej z
technologii
e oszacowania wynikow zdrowotnych kazdej z
technologii
5. Oszacowanie kosztu uzyskania n/d

dodatkowego roku zycia skorygowanego o jakosc¢,
wynikajgcego z zastgpienia technologii opcjonalnych, w tym
refundowanych technologii opcjonalnych, wnioskowang
technologig

5.1. TAK, rozdziat 10.1
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Nr

5.2.

Zadanie

technologii opcjonalnych, w tym refundowanych technologii
opcjonalnych, wnioskowang technologig

(w przypadku braku mozliwo$ci wyznaczenia kosztu uzyskania
dodatkowego roku zycia skorygowanego o jakos¢)

dodatkowego roku zycia, wynikajgcego z zastgpienia

n/d

Tak/Nie/nie dotyczy

Oszacowanie ceny zbytu netto wnioskowanej technologii, przy
ktorej koszt uzyskania dodatkowego roku zycia
skorygowanego o jakos¢ (lub koszt uzyskania dodatkowego
roku zycia) jest rowny wysokosci progu optacalnosci

TAK, rozdziat 10.1

Przedstawienie oszacowania réznicy pomiedzy kosztem
stosowania technologii wnioskowanej a kosztem stosowania
technologii opcjonalnej

(w przypadku braku réznic w wynikach zdrowotnych pomiedzy
technologig wnioskowang a technologig opcjonalng)

n/d

7.1.

Przedstawienie oszacowania ceny zbytu netto technologii
wnioskowanej, przy ktorym réznica pomiedzy kosztem
stosowania technologii wnioskowanej a kosztem stosowania
technologii opcjonalnej jest rowna zero

n/d

Jezeli zachodzg okolicznosci, o ktérych mowa w art. 13 ust. 3
Ustawy o refundacji, analiza ekonomiczna zawiera:

n/d

8.1.

oszacowanie ilorazu kosztu stosowania wnioskowanej
technologii i wynikow zdrowotnych uzyskanych u pacjentow
stosujgcych wnioskowang technologie, wyrazonych jako liczba
lat zycia skorygowanych o jakos¢, a w przypadku braku
mozliwosci wyznaczenia tej liczby — jako liczba lat zycia

TAK, rozdziat 10.

8.2.

oszacowanie ilorazu kosztu stosowania technologii opcjonalnej
i wynikéw zdrowotnych uzyskanych u pacjentéw stosujgcych
technologie opcjonalna, wyrazonych jako liczba lat zycia
skorygowanych o jakos$¢, a w przypadku braku mozliwosci
wyznaczenia tej liczby — jako liczba lat zycia, dla kazdej z
refundowanych technologii opcjonalnych;

TAK, rozdziat 10.

8.3.

kalkulacje ceny zbytu netto wnioskowanej technologii, przy
ktorej wspotczynnik, o ktorym mowa w pkt 1, nie jest wyzszy
od zadnego ze wspétczynnikéw, o ktérych mowa w pkt 2.

TAK, rozdziat 10.

Zestawienia tabelaryczne wartosci, na podstawie ktérych
dokonano oszacowan analizy z pkt 4.-5. i 8. oraz
przeprowadzonych kalkulacji

TAK, rozdziat 9.

10.

Wyszczegdlnienie zatozen, na podstawie ktdrych dokonano
oszacowan analizy z pkt 4.-5. i 8. oraz przeprowadzonych
kalkulaciji

TAK, rozdziat 14.

11.

Dokument elektroniczny umozliwiajacy:

n/d

11.1.

powtdrzenie wszystkich kalkulacji i oszacowan, o ktdrych
mowa w pkt 4.-5. i 8.

TAK

11.2.

przeprowadzenie kalkulacji i oszacowan po modyfikac;ji
dowolnej z wprowadzanych wartosci oraz dowolnego z
powigzan pomiedzy tymi wartosciami, w szczegdlnosci ceny
wnioskowanej technologii

TAK

12.

Oszacowania uzytecznosci standéw zdrowia okreslono w
oparciu o przeglad systematyczny badan pierwotnych i
wtornych uzytecznosci stanéw zdrowia, wtasciwych dla
przyjetego w analizie ekonomicznej modelu przebiegu choroby

TAK, rozdziat 17.

13.

Analiza wrazliwosci zawiera:

n/d
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13.1.

Zadanie

okreslenie zakreséw zmiennosci wartosci wykorzystanych do
uzyskania oszacowan, o ktérych mowa w pkt 4.-5.i 8.

Tak/Nie/nie dotyczy

TAK, rozdziat 9.

13.2.

uzasadnienie wskazanych zakreséw zmienno$ci

TAK, rozdziat 9.

13.3.

oszacowania, o ktérych mowa w pkt 4.-5. i 8, uzyskane przy
zatozeniu wartosci stanowigcych granice zakreséw
zmiennosci, zamiast wartosci uzytych w analizie podstawowe;j

TAK, rozdziat 10.3.

14.

Analiza ekonomiczna jest przeprowadzana w dwéch
wariantach:

n/d

14.1.

z perspektywy podmiotu zobowigzanego do finansowania
Swiadczen ze Srodkéw publicznych

TAK

14.2.

z perspektywy wspolnej podmiotu zobowigzanego do
finansowania $wiadczen ze Srodkéw publicznych i
Swiadczeniobiorcy

TAK

15.

Wszystkie oszacowania i kalkulacje przedstawiono w
wariantach:

e z uwzglednieniem proponowanego instrumentu dzielenia
ryzyka (jezeli wnioskowane warunki objecia refundacjg
obejmuja instrumenty dzielenia ryzyka),

e bez uwzglednienia proponowanego instrumentu dzielenia
ryzyka

TAK

16.

Oszacowania analizy ekonomicznej dokonywane sg w
horyzoncie czasowym wiasciwym dla tej analizy

TAK

17.

Oszacowania analizy przeprowadzono z uwzglednieniem
rocznej stopy dyskontowej w wysokosci 5% dla kosztéw i 3,5%
dla wynikéw zdrowotnych

(jezeli horyzont wiasciwy dla analizy ekonomicznej przekracza
rok)

TAK

18.

Przeglady w analizie ekonomicznej wykonano z
zastosowaniem przepisow wskazanych w § 4 ust. 3 pkt 3i 4
Rozporzgdzenia MZ w sprawie minimalnych wymagan

TAK
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(1N 66
Koszty lekédw w analizowanym wskazaniu uwzglednione w analizie
POASTAWOWE] (PLN)....uiiiiii e e e e e e 67
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rehabilitacji i zywienia chorych wykorzystanych w niniejszej analizie.............. 76

Oszacowany koszt Swiadczen lub kategorii $wiadczen uwzglednione w

NINIEJSZE] ANANIZIE.......uueiiii i e 78

Uwzglednione swiadczenia opieki pielegnacyjnej oraz dtugoterminowej
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Kategorie Swiadczen opieki pielegnacyjnej oraz dtugoterminowej wraz z ich

oszacowanym kosztem, wykorzystane w niniejszej analizie ...............cc......... 81

Uwzglednione w analizie wyroby medyczne wraz z oszacowanych kosztem

ich uzytkowania w przeliczeniu na cykl w modelu ...............cccccviiiiiiiiiiniiinnnnns 83




NAHTA

@

Evrysdi® (rysdyplam) w leczeniu rdzeniowego zaniku miesni (SMA)
— analiza ekonomiczna

IBMNORANTLA NOCET

290

Tabela 43.

Tabela 44.

Tabela 45.

Tabela 46.

Tabela 47.

Tabela 48.

Tabela 49.

Tabela 50. Oszacowane koszty dla stanéw przyporzgdkowane w modelu, Typ 1

Tabela 51

Uwzglednione w analizie koszty dla wyréznionych kategorii wyrobéw

MEAYCZNYCN... ..o e e
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wyceng
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przyporzgdkowane do poszczegélnych kategorii modelowania wraz z

odsetkami chorych korzystajgcych z tych zasobow dla Typu 1

Zasoby okreSlone na podstawie Badania kwestionariuszowego
przyporzgdkowane do poszczegdlnych kategorii modelowania wraz z

odsetkami chorych korzystajgcych z tych zasobow dla Typu 2/3

Wartosci minimalne oraz maksymalne uwzglednione w szacowaniu kosztow
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