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INDEKS AKRONIMÓW WYKORZYSTYWANYCH W OPRACOWANIU 

Akronim / skrót Interpretacja (pełna nazwa) 
AOTMiT Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji 

BIA ang. Budget-Impact Analysis; 
Analiza wpływu na budżet 

CI ang. Confidence Interval; 
Przedział ufności 

LCI ang. Lower Confidence Interval; 
Dolna granica przedziału ufności 

LPI ang. Lower Prediction Interval; 
Dolna granica przedziału predykcji 

NFZ Narodowy Fundusz Zdrowia 
Perspektywa płatnika 

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

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

RSS ang. Risk Sharing Scheme;  
Porozumienie podziału ryzyka 

SA ang. Sensitivity Analysis;  
Analiza wrażliwości 

UCI ang. Upper Confidence Interval; 
Górna granica przedziału ufności 

UPI ang. Upper Prediction Interval; 
Górna granica przedziału predykcji 

CDP-3 ang. Confirmed disability progression at 3 months; 
3-miesięczna potwierdzona progresja niepełnosprawności 

CDP-6 ang. Confirmed disability progression at 6 months; 
6-miesięczna potwierdzona progresja niepełnosprawności 

EDSS ang. Expanded Disability Status Scale; 
Rozszerzona skala niepełnosprawności ruchowej 
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KLUCZOWE INFORMACJE Z ANALIZY 
 

I. Przeprowadzona analiza pozwoliła ocenić wpływ na system ochrony zdrowia w Polsce podjęcia decyzji dotyczącej 
finansowania ze środków publicznych produktu leczniczego Kesimpta® (ofatumumab) w leczeniu rzutowo-remisyjnej postaci 
stwardnienia rozsianego. W analizie uwzględniono sugerowany sposób finansowania wnioskowanej technologii. 
Uwzględniono ceny oficjalne porównywanych leków (wariant bez RSS) oraz ceny efektywne wynikające z realizacji 
porozumień podziału ryzyka (wariant z RSS). 

II. W analizie porównywano koszty związane z realizacją dwóch scenariuszy sytuacyjnych: i) scenariusz istniejący stanowił 
przedłużenie obecnego stanu praktyki klinicznej leczenia stwardnienia rozsianego w Polsce, w którym nie jest refundowana 
wnioskowana technologia (dla pacjenta z analizowanej populacji dostępne są aktualnie refundowane leki z programu B.29.); 
ii) nowy scenariusz przedstawiał najbardziej prawdopodobne następstwa finansowe objęcia refundacją produktu leczniczego 
Kesimpta® w ramach nowej grupy limitowej listy B Wykazu leków refundowanych w rozważanym wskazaniu. 

III. Przeprowadzono wielokierunkową ocenę liczebności populacji docelowej uwzględniając dostępne informacje na temat 
liczebności populacji pacjentów ze stwardnieniem rozsianym w Polsce. W analizie podstawowej założono, że w przypadku 
refundacji wnioskowana technologia będzie stosowana w takim samym stopniu jak fumaran dimetylu (Tecfidera®), będący 
w chwili obecnej najczęściej stosowanym lekiem wśród pacjentów rozpoczynających lub zmieniających leczenie w programie 

grona dostępnych opcji terapeutycznych w programie B.29. będzie skutkowało poprawą wyników zdrowotnych pacjentów 
leczonych w tym programie.  
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STRESZCZENIE 
 

CEL ANALIZY 
 
Celem analizy była ocena wpływu na system ochrony zdrowia podjęcia decyzji dotyczącej finansowania ze środków publicznych 
produktu leczniczego Kesimpta® (ofatumumab) w leczeniu rzutowo-remisyjnej postaci stwardnienia rozsianego w ramach 
istniejącego programu lekowego „Leczenie stwardnienia rozsianego (ICD-10 G 35)” opisanego w załączniku B.29. Obwieszczenia 
Ministra Zdrowia [37]. 
 

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

• populację stanowili chorzy z rzutowo-remisyjną postacią stwardnienia rozsianego, spełniający kryteria kwalifikacji do 
programu lekowego B.29. (P), 

• wnioskowaną technologię stanowiło stosowanie ofatumumabu (Kesimpta®) (I), 
• wnioskowaną technologię porównano ze stosowaniem wszystkich opcjonalnych, refundowanych technologii lekowych, które 

mogą być zastąpione przez wnioskowaną technologię w przypadku jej refundacji – uwzględniono wszystkie leki z programu 
B.29., tj.: Dimethylis fumaras (Tecfidera®), Teriflunomidum (Aubagio®), Glatirameri acetas (Copaxone®, Remurel®; 20 lub 
40 mg/l), Interferonum beta-1a (Avonex®), Interferonum beta-1a (Rebif 44®), Interferonum beta-1b (Betaferon®), 
Peginterferonum beta-1a (Plegridy®). Do grona najważniejszych komparatorów zakwalifikowano fumaran dimetylu, 
stanowiący główny lek stosowany wśród pacjentów pierwszorazowych oraz pacjentów zmieniających leczenie w programie 
B.29. w ostatnich latach oraz teryflunomid, będący jedynym lekiem poza fumaranem dimetylu, którego udział w rynku leków 
refundowanych w ramach programu B.29. konsekwentnie wzrasta w ostatnich latach i który występował jako komparator 
w randomizowanych badaniach klinicznych potwierdzających skuteczność wnioskowanej technologii (C),  

• zgodnie z wynikami Analizy klinicznej [40] w niniejszym opracowaniu przyjęto różnice w skuteczności klinicznej i 
bezpieczeństwie stosowania porównywanych technologii – przeprowadzono analizę uwzględniającą wyłącznie kosztowe 
konsekwencje tych różnic określone na podstawie wyników modelu Analizy ekonomicznej [175] (O), 

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

 
W analizie uwzględniono sugerowany sposób finansowania wnioskowanej technologii oraz sugerowaną do Wykazu cenę zbytu 
netto   
W opracowaniu uwzględniono również  

  
 

 
Przeprowadzono dwa warianty oceny kosztów leków stosowanych w leczeniu stwardnienia rozsianego:  
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W opracowaniu założono refundację wnioskowanej technologii w nowej grupie limitowej, ponieważ stanowi ona nowatorską, 
wysoce efektywną opcję terapeutyczną, niemającą refundowanego odpowiednika w Wykazie i cechującą się wyższą skutecznością 
względem leków obecnie stosowanych w analizowanym wskazaniu (zgodnie z art. 15 ustawy o refundacji [30]).  

Na podstawie art. 14 ustawy o refundacji [30] określono, że wnioskowana technologia będzie podawana pacjentowi bezpłatnie 
(jako lek stosowany w programie lekowym). 
 
W ramach analizy porównano nakłady finansowe z perspektywy płatnika publicznego (podmiotu zobowiązanego do finansowania 
świadczeń medycznych) ponoszone w ramach opieki nad pacjentami z analizowanej populacji w przypadku braku działań mających 
na celu rozszerzenie dostępu do wnioskowanej technologii (status quo, „scenariusz istniejący”; brak finansowania leku Kesimpta® 
ze środków publicznych w ramach programu lekowego) oraz wysokość tych nakładów w sytuacji finansowania wnioskowanej 
technologii ze środków publicznych („nowy scenariusz”; por. rozdział 2.4.).  
 
Rozpatrywany sposób finansowania wnioskowanej technologii nie uwzględnia współpłacenia pacjenta za wnioskowaną 
technologię. Tym samym analizę przeprowadzono z perspektywy płatnika publicznego. 
 
W ramach analizy wpływu na budżet uwzględniono trzy warianty oceny liczebności populacji docelowej: wariant najbardziej 
prawdopodobny, wariant „minimalny” i wariant „maksymalny”.  
Przy ocenie skrajnych wariantów uwzględniono zakres niepewności parametrów wpływających na liczebność populacji docelowej 
– zarówno w ramach scenariusza istniejącego, jak i scenariusza nowego. 
 
Przeprowadzono wielokierunkową ocenę liczebności populacji docelowej uwzględniając dostępne informacje na temat liczebności 
populacji pacjentów ze stwardnieniem rozsianym w Polsce leczonych w ramach programów lekowych B.29. i B.46.  
Mając na uwadze, iż nie wszyscy pacjenci z programu B.29. będą rozpoczynać stosowanie wnioskowanej technologii, tj. część 
pacjentów będzie skutecznie leczona i nie będzie wymagała zmiany leczenia na Kesimpta lub inny lek w programie, w pierwszej 
kolejności określono liczebność populacji pacjentów z rzutowo-remisyjną postacią stwardnienia rozsianego, którzy w horyzoncie 
analizy wpływu na budżet będą rozpoczynali stosowanie leków w programie B.29.  
Uwzględniono pacjentów włączanych do programu po raz pierwszy oraz pacjentów, którzy zmieniają leczenie w obrębie programu 
B.29.  
Przeprowadzenie obliczeń w ramach analizy na podstawie liczebności populacji pacjentów rozpoczynających lub zmieniających 
leczenie w programie B.29. (dane typu zapadalność, określające liczbę osób z danym zdarzeniem występującym w krótkim czasie 
w życiu osoby) pozwoliła uwzględnić dodatkowo długoterminowe konsekwencje różnicy w efektywności porównywanych opcji 
terapeutycznych, tj. uwzględnić kolejne linie leczenia oraz opiekę po zakończeniu leczenia z wykorzystaniem leków modyfikujących 
przebieg choroby, zgodnie z metodami analizy ekonomicznej [175]. 
 
W obliczeniach uwzględniono informacje na temat:  
• liczebności całkowitej populacji pacjentów leczonych w programach B.29. i B.46. raportowane w uchwałach Rady NFZ za 

lata 2016 – 2020 [48], [55], [56], [59], [72] i danych z portalu „Statystyka NFZ” za lata 2017 – 2019 [156]. Uwzględniono 
aktualnie obowiązującą klasyfikację leków do poszczególnych programów [37]; 

• średniego ryzyka wystąpienia analizowanych zdarzeń (tj. zakończenie leczenia, kontynuacja leczenia, rozpoczęcie kolejnej 
linii leczenia w programie B.29. lub przejście do programu B.46.) określone na podstawie wyników analizy danych z Systemu 
Monitorowania Programów Terapeutycznych przeprowadzonej z uwzględnieniem 11 632 pacjentów z rzutowo-remisyjną 
postacią stwardnienia rozsianego, leczonych w Polsce w latach 2014 – 2017 [52]. 
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Prognozę liczby pacjentów leczonych w kolejnych latach w programie lekowym przeprowadzono przy uwzględnieniu założenia, że 
liczba pacjentów pierwszorazowych włączanych do programu B.29. lub bezpośrednio do programu B.46. będzie równa średniej 
liczbie takich pacjentów z lat 2017 – 2020. Na podstawie ww. danych ustalono liczby pacjentów kontynuujących leczenie w ramach 
programów B.29. i B.46., pacjentów zmieniających leczenie w obrębie tych programów, pacjentów przechodzących z programu 
B.29. do programu B.46. i pacjentów rezygnujących z dalszego leczenia. 
Ustalono, że liczba chorych na stwardnienie rozsiane żyjących w Polsce wynosi około 45 tys. chorych [36], [73]. Aktualne dane 
NFZ [157] świadczą, że w zależności od przyjętych kryteriów identyfikacji pacjenta ze stwardnieniem rozsianym w Polsce w 2019 
roku żyło od 51 540 do 97 511 chorych na stwardnienie rozsiane. 
Obliczono, że całkowita liczebność populacji pacjentów leczonych w programach lekowych dla pacjentów ze stwardnieniem 
rozsianym w dwóch kolejnych latach wyniesie:  

• program B.29.: 18 015 w roku 1. (od 17 109 do 18 578) i 18 969 w roku 2. (od 17 641 do 19 785); 
• program B.46.: 2 063 w roku 1. (od 1 990 do 2 105) i 2 229 w roku 2. (od 2 124 do 2 291). 

Powyższe dane określają liczebność populacji, o której mowa w art. 6 ust. 1 pkt. 1 lit. a [3]. 
 
Określona w ramach analizy podstawowej liczba pacjentów, u których możliwe byłoby rozpoczęcie stosowania leku Kesimpta® 
(pacjenci „pierwszorazowi” lub po niepowodzeniu innego leku z programu B.29.) zamiast innych leków z programu B.29. 
(liczebność populacji, o której mowa w art. 6 ust. 1 pkt. 1 lit. b [3]) wyniosła: 

Zakres wykorzystania wnioskowanej technologii w przypadku jej refundacji określono na podstawie oceny historycznego 
wykorzystania 4 leków, które jako ostatnie zostały włączone do programów lekowych w Polsce (teryflunomid, fumaran dimetylu, 
okrelizumab, kladrybina). Ustalono, że fumaran dimetylu cechował się w ostatnich latach najwyższym wykorzystaniem, sięgającym 
nawet do 73% pacjentów rozpoczynających lub zmieniających leczenie w obrębie programu B.29. w latach 2018 – 2020. 
Pozostałe leki miały istotnie niższe wykorzystanie (teryflunomid: do 22% pacjentów z programu B.29.; okrelizumab: do 21% z 
rzutowo-remisyjną postacią choroby włączanych do programu B.46.; kladrybina: do 33% pacjentów włączanych do programu 
B.46.). 
Mając na uwadze, że dostępne są bezpośrednie dowody naukowe potwierdzające przewagę kliniczną wnioskowanej technologii 
nad teryflunomidem oraz pośrednie dowody takiej przewagi nad pozostałymi lekami z programu B.29. [41] założono, że w 
przypadku refundacji stopień wykorzystania wnioskowanej technologii będzie zbliżony do stopnia wykorzystania fumaranu 
dimetylu w latach 2016 – 2020, tj. leku u którego zaobserwowano najwyższy wpływ zmiany statusu refundacji na wykorzystanie 
w programach w Polsce. 
Na podstawie tego założenia ustalono, że w przypadku refundacji leczenie wnioskowaną technologią rozpocznie:  

Analizę wpływu na budżet przeprowadzono z uwzględnieniem wyników przeglądu systematycznego medycznych baz danych [41]. 
W ramach niniejszej analizy wpływu na budżet przy ocenie wydatków z budżetu płatnika publicznego wykorzystano założenia, 
wartości parametrów wejściowych i wyniki modelu decyzyjnego szczegółowo opisanego na etapie Analizy ekonomicznej [175]. 
 
Przeprowadzona analiza wpływu na system ochrony zdrowia decyzji dotyczącej finansowania wnioskowanej technologii ze 
środków publicznych, zgodna jest z Wytycznymi AOTMiT dla przeprowadzania ocen technologii lekowych [1] oraz spełnia 
minimalne wymagania Ministra Zdrowia przedstawione w rozporządzeniu [3]. 
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WYNIKI I WNIOSKI 
 

 
W ramach analizy ustalono, że sumaryczny koszt refundacji produktu leczniczego Kesimpta® wyniesie (koszt samego leku): 

Zastąpienie wykorzystania innych leków w programie B.29. oraz wyższa skuteczność wnioskowanej technologii względem innych 
leków z programu B.29. (np. niższe koszty kolejnych linii leczenia i niższy koszt progresji choroby)  

 
 

 
Wyniki przeprowadzonej analizy wrażliwości potwierdziły przedstawione wnioski i założenia niniejszej analizy.  

 
 

 
Rozszerzenie grona dostępnych opcji terapeutycznych w programie B.29. o wnioskowaną technologię będzie skutkowało poprawą 
wyników zdrowotnych pacjentów leczonych w tym programie. 
Za pozytywną decyzją refundacyjną dla wnioskowanej technologii przemawiają dodatkowo: wyższa skuteczność kliniczna, dobry 
profil bezpieczeństwa [41] oraz [175]. 



Ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznego decyzji o finansowaniu ze środków publicznych produktu 
leczniczego Kesimpta® (ofatumumab) w leczeniu rzutowo-remisyjnej postaci stwardnienia rozsianego. 
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1. CEL ANALIZY WPŁYWU NA SYSTEM OCHRONY ZDROWIA 

 
Celem analizy była ocena wpływu na system ochrony zdrowia podjęcia decyzji dotyczącej finansowania 

ze środków publicznych produktu leczniczego Kesimpta® (ofatumumab) w leczeniu rzutowo-remisyjnej 
postaci stwardnienia rozsianego w ramach istniejącego programu lekowego „Leczenie stwardnienia 

rozsianego (ICD-10 G 35)” opisanego w załączniku B.29. Obwieszczenia Ministra Zdrowia [37] (zwanego 

dalej programem B.29.). 

 

 

2. METODY PRZEPROWADZENIA ANALIZY WPŁYWU NA BUDŻET 

 

Zgodnie z wymogami Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji (AOTMiT) sprecyzowano 
kontekst niniejszego etapu oceny technologii medycznych. Schemat PICO (ang. population, intervention, 
comparison, outcome; populacja, interwencja, porównanie, wynik – osobno: efekt zdrowotny określony 

na podstawie badań klinicznych i punkt końcowy analizy wpływu na budżet) [1] niniejszej analizy 

przedstawia się następująco: 

• populację stanowili chorzy z rzutowo-remisyjną postacią stwardnienia rozsianego, spełniający 
kryteria kwalifikacji do programu lekowego B.29. (P), 

• wnioskowaną technologię stanowiło stosowanie ofatumumabu (Kesimpta®) (I), 

• wnioskowaną technologię porównano ze stosowaniem wszystkich opcjonalnych, refundowanych 

technologii lekowych, które mogą być zastąpione przez wnioskowaną technologię w przypadku jej 

refundacji – uwzględniono wszystkie leki z programu B.29., tj.: Dimethylis fumaras (Tecfidera®), 

Teriflunomidum (Aubagio®), Glatirameri acetas (Copaxone®, Remurel®; 20 lub 40 mg/l), 
Interferonum beta-1a (Avonex®), Interferonum beta-1a (Rebif 44®), Interferonum beta-1b 

(Betaferon®), Peginterferonum beta-1a (Plegridy®). Do grona najważniejszych komparatorów 

zakwalifikowano fumaran dimetylu, stanowiący główny lek stosowany wśród pacjentów 

pierwszorazowych oraz pacjentów zmieniających leczenie w programie B.29. w ostatnich latach a 

także teryflunomid, będący jedynym lekiem poza fumaranem dimetylu, którego udział w rynku 

leków refundowanych w ramach programu B.29. konsekwentnie wzrasta w ostatnich latach i który 

występował jako komparator w randomizowanych badaniach klinicznych potwierdzających 

skuteczność wnioskowanej technologii (C);  

• zgodnie z wynikami Analizy klinicznej [41] w niniejszym opracowaniu uwzględniono różnice w 

skuteczności klinicznej i bezpieczeństwie stosowania porównywanych technologii – 

przeprowadzono analizę uwzględniającą wyłącznie kosztowe konsekwencje tych różnic określone 
na podstawie wyników modelu Analizy ekonomicznej [175] (O); 



2. Metody przeprowadzania analizy wpływu na budżet 
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• wyniki niniejszej analizy wpływu na budżet zaprezentowano w ujęciu wszystkich pacjentów w stanie 
klinicznym wskazanym we wniosku pod postacią: liczebności populacji pacjentów, o której mowa 

w §6 ust. 1 i 2 Rozporządzenia [3], aktualnych wydatków na leczenie pacjentów z analizowanej 

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

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

 
W ramach analizy porównano nakłady finansowe z perspektywy płatnika publicznego (podmiotu 

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

analizowanej populacji w przypadku braku działań mających na celu rozszerzenie dostępu do 

wnioskowanej technologii (status quo, „scenariusz istniejący”; brak finansowania leku Kesimpta® ze 

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

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

 

W ramach analizy wpływu na budżet uwzględniono trzy warianty oceny zakresu wpływu refundacji ceny 
ocenianego produktu na budżet płatnika publicznego i liczebności populacji docelowej: wariant 

najbardziej prawdopodobny, wariant minimalny i wariant maksymalny.  

Przy ocenie skrajnych wariantów uwzględniono zakres niepewności parametrów wpływających na 

liczebność populacji docelowej i zużycie zasobów medycznych zarówno w ramach scenariusza 

istniejącego jak i scenariusza nowego. 

 

Analizę wpływu na budżet przeprowadzono z uwzględnieniem wyników przeglądu systematycznego 

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

Przy ocenie wydatków z budżetu płatnika publicznego, w ramach niniejszej analizy wpływu na budżet 
wykorzystano wartości parametrów, założenia i wyniki modelu decyzyjnego, szczegółowo opisanego na 

etapie Analizy ekonomicznej [175]. 

 

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

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

 

Przeprowadzona analiza wpływu na system ochrony zdrowia decyzji dotyczącej finansowania 

wnioskowanej technologii ze środków publicznych zgodna jest z Wytycznymi AOTMiT dla 
przeprowadzania ocen technologii lekowych [1] oraz spełnia minimalne wymagania Ministra Zdrowia 

przedstawione w rozporządzeniu [3]. 

 

 



Ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznego decyzji o finansowaniu ze środków publicznych produktu 
leczniczego Kesimpta® (ofatumumab) w leczeniu rzutowo-remisyjnej postaci stwardnienia rozsianego. 

 

 

 
 

 12  

2.1. OCENIANA TECHNOLOGIA I SPOSÓB JEJ FINANSOWANIA 

 

Wnioskowaną technologię stanowił produkt leczniczy Kesimpta® (ofatumumab) w leczeniu rzutowo 
-remisyjnej postaci stwardnienia rozsianego.  

 

Firma Novartis Poland Sp. z o.o. wnioskuje o objęcie refundacją produktu leczniczego Kesimpta® w 

ramach części B Wykazu refundowanych leków, środków spożywczych specjalnego przeznaczenia 

żywieniowego oraz wyrobów medycznych („Leki dostępne w ramach programu lekowego”) 

umożliwiające stosowanie wnioskowanej technologii w leczeniu rzutowo-remisyjnej postaci stwardnienia 

rozsianego w ramach programu lekowego B.29. [40]. 

Sugerowany sposób refundacji zakłada takie same kryteria stosowania wnioskowanej technologii jak w 
przypadku pozostałych leków dostępnych w Polsce w ramach programu lekowego B.29. 

 

W opracowaniu uwzględniono refundację wnioskowanej technologii w nowej grupie limitowej. 

Za włączeniem wnioskowanej technologii do nowej grupy limitowej przemawiają przede wszystkim 

następujące aspekty: 

• wnioskowana technologia w Wykazie nie ma refundowanych odpowiedników; 

• wnioskowana technologia cechuje się wyższą skutecznością kliniczną od stosowania pozostałych 
leków dostępnych we wnioskowanym wskazaniu (dostępne bezpośrednie dowody naukowe 

potwierdzające przewagę nad teryflunomidem oraz pośrednie sugerujące przewagę nad 

pozostałymi lekami z programu B.29. [41]); 

• wnioskowana technologia różni się od innych opcji terapeutycznych refundowanych we 
wnioskowanym wskazaniu: nazwą międzynarodową i mechanizmem działania, a także względem 

niektórych leków: drogą podawania i/lub postacią farmaceutyczną. 

Na podstawie ww. aspektów należy stwierdzić, że refundacja w nowej grupie limitowej zgodna jest z 

zapisami art. 15 ust. 2 i 3 ustawy o refundacji [30]. 

 

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

podawana pacjentowi bezpłatnie, jako lek z programu lekowego. 

 
W analizie uwzględniono sugerowany sposób finansowania wnioskowanej technologii oraz  



2.1. Ocenia technologia i sposób jej refundacji  
2.2. Perspektywa analizy 
2.3. Horyzont czasowy analizy  
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Tabela 1. Uwzględnione informacje na temat wnioskowanej technologii. 

2.2. PERSPEKTYWA ANALIZY 

 

Analizowany problem decyzyjny dotyczy objęcia refundacją i ustalenia urzędowej ceny dla produktu 

Kesimpta® w ramach części B Wykazu refundowanych leków, środków spożywczych specjalnego 

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

Proponowany sposób refundacji nie uwzględnia współpłacenia świadczeniobiorcy [30]. 

 

Mając na uwadze brak obecności współpłacenia pacjenta za analizowany lek, zgodnie z Wytycznymi dla 

przeprowadzania ocen technologii medycznych, opublikowanymi przez AOTMiT [1], niniejsza analiza 
wpływu na budżet została przeprowadzona z perspektywy płatnika publicznego (podmiotu 

zobowiązanego do finansowania świadczeń ze środków publicznych; Narodowego Funduszu Zdrowia; 

NFZ). 

 

2.3. HORYZONT CZASOWY ANALIZY  

 

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

budżet opieki zdrowotnej w czasie kilku lat następujących po podjęciu decyzji o finansowaniu ze środków 
publicznych nowej technologii, zazwyczaj do ustalenia się równowagi na rynku lub co najmniej w ciągu 

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

[1]. 

 

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

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

Ministra Zdrowia dotyczącej objęcia refundacją wnioskowanej technologii i inicjalizacji proponowanego 

programu lekowego). 
 

Ustalono, że ze względu na dostępność innych opcji leczenia w programie B.29. i realizację tego 

programu przez wszystkie specjalistyczne ośrodki medyczne w Polsce zajmujące się leczeniem 

pacjentów ze stwardnieniem rozsianym, wprowadzenie dodatkowego leku do programu B.29. pozwoli 

szybko osiągnąć stały pułap jego wykorzystania wśród pacjentów, którzy w danym roku mogliby z niego 

skorzystać (tj. pacjentów rozpoczynających leczenie w programie B.29. lub pacjentów zmieniających 
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leczenie w obrębie tego programu, z pominięciem pacjentów skutecznie leczonych innymi lekami, 

których stosowanie rozpoczęto przed wprowadzeniem leku do programu). 

O stosunkowo szybkim osiągnięciu pułapu wykorzystania nowego leku w programie świadczą dane 
dotyczące 4 leków, które jako ostatnie zostały włączone do programów lekowych w Polsce 

(teryflunomid, fumaran dimetylu, okrelizumab, kladrybina). 

 

 
Rysunek 1. Odsetek wykorzystania nowych leków w programach B.29. i B.46. wśród pacjentów rozpoczynających 
lub zmieniających leczenie w obrębie tych programów, w kolejnych latach ich refundacji. Dane z lat 2016 – 2020. 
 

Przedstawione dane świadczą, że już po 1. pełnym roku refundacji (czyli po około półtora roku od 
objęcia refundacją) osiągnięty zostaje stosunkowo stabilny pułap wykorzystania nowego leku. 

Wprawdzie udział takiego leku wśród wszystkich pacjentów w programie w kolejnych latach będzie 

wzrastał nawet przy stałym poziomie jego wykorzystania przez pacjentów mogących rozpocząć leczenie 

w danym roku (por. udział fumaranu dimetylu i teryflunomidu na wykresie poniżej), jednak wynika to 

tylko ze stosunkowo niskiej częstotliwości zmian terapii stwardnienia rozsianego (dyskontynuacja 

leczenia dotyczy około 10% pacjentów rocznie – por. rozdział 2.5.2.1.). 

 



2.3. Horyzont czasowy analizy 
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Rysunek 2. Udział wykorzystania poszczególnych leków w programie B.29. Dane z uchwał Rady NFZ [48], [55], 
[56], [59], [72] i portalu Statystyka NFZ [156]. 
 

Niemniej jednak przy stałym średnim wykorzystaniu danego leku oraz niskim ryzyku dyskontynuacji 

stosowania tego leku stabilizacja rynku sprzedaży oceniana pod kątem stałego udziału leku w całym 

analizowanym rynku może w ogóle nie nastąpić ze względu na ograniczoną liczbę pacjentów 

kwalifikujących się do leczenia. Potwierdzeniem tego aspektu jest analiza udziału fumaranu dimetylu w 
terapii: od początku 2018 roku obserwowany jest już praktycznie stały poziom wykorzystania tego leku 

wśród pacjentów rozpoczynających lub zmieniających leczenie, a udział tego leku w całym rynku 

sprzedaży nadal wzrasta w 5. roku od uzyskania refundacji. Przy wysokim wykorzystaniu dimetylu 

fumaranu czy wnioskowanej technologii moment, w którym udział tych leków w całym rynku sprzedaży 

osiągnąłby względnie zadowalającą stabilność (np. względna zmiana udziału w rynku nieprzekraczająca 

kilku procent) liczony powinien być w dekadach nie w latach. Tak długi horyzont czasowy analizy wpływu 

na budżet wiązałby się z koniecznością pominięcia przyszłych, niepewnych zmian w rynku sprzedaży 

analizowanych leków (np. nowe leki jeszcze niezarejestrowane do programu, leki generyczne jeszcze 
niedostępne, modyfikacje kryteriów realizacji programów) oraz modelowania przyszłych decyzji 

refundacyjnych dla wszystkich leków z analizowanego rynku (np. na każde 10 lat horyzontu czasowego 

przypadałoby średnio 3 decyzje Ministra Zdrowia dotyczące kontynuacji finansowania leków; każda 

decyzja związana jest z negocjacjami cenowymi, których wynik nie jest możliwy do przewidzenia). 

 

Na podstawie ww. aspektów przyjęto, że horyzont czasowy niniejszej analizy będzie obejmował okres 

pierwszych 2 lat obowiązywania pozytywnej decyzji refundacyjnej Ministra Zdrowia (tj. dwa pełne lata, 

począwszy od roku, w którym wpisano wnioskowaną technologię do Wykazu).  
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Zasadność przyjęcia 2-letniego okresu potwierdzają informacje w art. 11. ust. 3 pkt. 3 Ustawy o 

refundacji [30] świadczące, iż pozytywne rozpatrzenie wniosku o objęcie refundacją i ustalenie 

urzędowej ceny dla produktu Kesimpta®, stosowanego w analizowanym wskazaniu, będzie obowiązywać 
przez 2 lata od decyzji o refundacji, podjętej przez Ministra Zdrowia.  

 

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

wskazaniu przeprowadzono symulację wysokości nakładów finansowych z jednorocznego budżetu 

płatnika publicznego w horyzoncie 2 lat. Przeprowadzono ocenę konsekwencji finansowych dla kolejnych 

lat obserwacji w odniesieniu do porównywanych ze sobą możliwych scenariuszy („nowy scenariusz” vs 

„scenariusz istniejący”) w okresie 2 pierwszych lat obowiązywania pozytywnej decyzji Ministra Zdrowia, 

przy corocznej ocenie wydatków z budżetu płatnika publicznego. Pierwszy rok analizy ustalono na 2022 
rok. 

 

2.4. SCENARIUSZE PORÓWNYWANE I PUNKTY KOŃCOWE ANALIZY  

 

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

finansowania świadczeń medycznych) ponoszone w ramach opieki nad pacjentami z analizowanej 

populacji w przypadku braku działań mających na celu rozszerzenie dostępu do wnioskowanej 

technologii (status quo, „scenariusz istniejący”; brak finansowania produktu Kesimpta® ze środków 
publicznych) oraz wysokość tych nakładów w sytuacji finansowania wnioskowanej technologii ze 

środków publicznych („nowy scenariusz”). 

 

W obliczeniach uwzględniono wyłącznie segment analizowanego rynku sprzedaży leków na który wpływ 

będzie miała refundacja wnioskowanej technologii. Mając na uwadze, iż nie wszyscy pacjenci z programu 

B.29. będą rozpoczynać stosowanie wnioskowanej technologii, tj. część pacjentów będzie skutecznie 

leczona z wykorzystaniem innych leków i nie będzie wymagała zmiany leczenia, w pierwszej kolejności 

określono liczebność populacji pacjentów z rzutowo-remisyjną postacią stwardnienia rozsianego, którzy 

w horyzoncie analizy wpływu na budżet będą rozpoczynali stosowanie leków w programie B.29.  
Uwzględniono pacjentów włączanych do programu po raz pierwszy oraz pacjentów, którzy zmieniają 

leczenie w obrębie programu B.29.  

 

Przeprowadzenie obliczeń analizy na podstawie liczebności populacji pacjentów rozpoczynających lub 

zmieniających leczenie w programie B.29. (dane typu zapadalność określające liczbę osób z danym 

zdarzeniem występującym w krótkim czasie w życiu osoby) pozwoliło uwzględnić dodatkowo 

długoterminowe konsekwencje różnicy w efektywności porównywanych opcji terapeutycznych, tj. 



2.4. Scenariusze porównywane i punkty końcowe analizy  

 

 

 
 

 17  

kolejne linie leczenia oraz opiekę po zakończeniu leczenia z wykorzystaniem leków modyfikujących 

przebieg choroby, zgodnie z metodami analizy ekonomicznej [175]. 

Tym samym (zgodnie z założeniami analizy ekonomicznej [175]) w analizie podstawowej uwzględniono 
maksymalnie 3 linie leczenia: 

• pierwszą linię stanowiło stosowanie wnioskowanej technologii lub innego leku z programu B.29.; 

• drugą linię stanowiło stosowanie innego leku z programu B.29. (uwzględniono średni ważony 
odsetkiem wykorzystania koszt i efekty tych leków); 

• trzecią linię stanowiło stosowanie leku z programu B.46. (uwzględniono średni ważony odsetkiem 
wykorzystania koszt i efekty tych leków). 

 

Analizowany problem decyzyjny dotyczył objęcia refundacją leku ofatumumabu podawanego podskórnie 

w ramach programu lekowego B.29. W chwili obecnej (sierpień 2021 roku) w ramach wspomnianego 

programu lekowego jest możliwość stosowania innych leków.  

Wybór komparatorów tj. alternatyw dla stosowania ocenianej interwencji został przeprowadzony 
zgodnie z Wytycznymi dla przeprowadzania ocen technologii medycznych [1]. Uwzględniono technologie 

medyczne, które obecnie są stosowane w analizowanym wskazaniu i które będą przejmowane przez 

wnioskowaną technologię w przypadku jej refundacji, tj. Dimethylis fumaras (Tecfidera®), 

Teriflunomidum (Aubagio®), Glatirameri acetas (Copaxone®, Remurel®; 20 lub 40 mg/l), Interferonum 
beta-1a (Avonex®), Interferonum beta-1a (Rebif 44®), Interferonum beta-1b (Betaferon®), 

Peginterferonum beta-1a (Plegridy®). 

 

Analiza danych z Systemu Monitorowania Programów Terapeutycznych (SMPT), przeprowadzona z 
uwzględnieniem 11 632 pacjentów z RRMS leczonych w programie w latach 2014 – 2017 [52] wykazała, 

że lekami najczęściej stosowanymi wśród pacjentów przyjmujących leki I linii po raz pierwszy w życiu 

są: fumaran dimetylu (lek najczęściej wybierany w województwie małopolskim i opolskim) oraz 

interferony beta (leki najczęściej wybierane w województwie podkarpackim i dolnośląskim). 

Niemniej jednak, od 2018 zaobserwowano wyraźny wzrost liczby pacjentów leczonych teryflunomidem 

i fumaranem dimetylu (por. rozdział 2.5.2.). 

Tym samym do grona najważniejszych komparatorów zakwalifikowano fumaran dimetylu, stanowiący 

główny lek stosowany wśród pacjentów pierwszorazowych oraz pacjentów zmieniających leczenie w 
programie B.29. w ostatnich latach oraz teryflunomid, będący jedynym lekiem poza fumaranem dimetylu, 

którego udział w rynku leków z programu B.29. konsekwentnie wzrasta w ostatnich latach i który 

występował jako komparator w randomizowanych badaniach klinicznych potwierdzających skuteczność 

wnioskowanej technologii.  
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Na uwagę zasługują również ograniczenia w dostępności wiarygodnych danych klinicznych dla 

peginterferonu beta-1a [41], [175], które sprawiły, że przeprowadzone porównanie pośrednie 

wnioskowanej technologii z peginterferonem beta-1a obarczone jest wysoką niepewnością. 
 

Nie są dostępne precyzyjne informacje na temat aktualnego wykorzystania poszczególnych leków wśród 

pacjentów rozpoczynających leczenie lub zmieniających leczenie w programie B.29. Z tego powodu w 

ramach analizy podstawowej uwzględniono odsetki tych leków wśród wszystkich pacjentów w programie 

B.29. (tj. wśród pacjentów kontynuujących leczenie rozpoczęte w latach poprzednich oraz pacjentów 

rozpoczynających leczenie danym lekiem w danym roku). Dostępne dane z uchwał Rady NFZ [48], [55], 

[56], [59], [72] i portalu Statystyka NFZ [156] ekstrapolowano na horyzont czasowy niniejszej analizy 

(wykres poniżej). Udział poszczególnych interferonów beta określono na podstawie danych z 2020 roku 
[72]. 

 

 
Rysunek 3. Ekstrapolacja udziału pacjentów stosujących poszczególne leki w programie B.29. 
 

W ramach analizy wrażliwości testowano również scenariusz uwzględniający realne odsetki 
wykorzystania fumaranu dimetylu (około 73%) i teryflunomidu (około 20%) wśród pacjentów 

rozpoczynających leczenie lub zmieniających leczenie w programie B.29. w 2020 roku (por. dane w 

rozdziale 2.5.2.), które zostały uzupełnione przez dane dotyczące wszystkich pacjentów w przypadku 

pozostałych opcji terapeutycznych (dotyczy 7% pacjentów rozpoczynających leczenie lub zmieniających 

leczenie w programie B.29. w 2020 roku, którym przypisano strukturę leczenia taką samą jak wśród 

wszystkich pacjentów w programie B.29. z pominięciem fumaranu dimetylu i teryflunomidu). 

 



2.4. Scenariusze porównywane i punkty końcowe analizy  
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W opracowaniu uwzględniono zalecane dawkowanie wnioskowanej technologii i opcjonalnych 

technologii refundowanych (szczegóły przedstawiono w Analizie ekonomicznej [175]).  

 
Tabela 2. Dawkowanie uwzględnionych terapii stwardnienia rozsianego. 

Program Substancja czynna Nazwa  Podawanie Dawkowanie 

B.29. 

Fumaran dimetylu Tecfidera® Doustnie 
120 mg x2/d przez 7 
dni; później 240 mg 

x2/d 

Interferon beta 

Betaferon® (IFN beta-1b) Podskórnie 250 μg (1 ml) co 2. 
dzień 

Avonex® (IFN beta-1a) Domięśniowo 30 μg raz na tydzień 

Rebif® 44 μg (IFN beta-
1a) Podskórnie 

12 amp.-strz.a 0,5 
ml: 3x w tygodniu 

4 wkł.a 1,5 ml: 1 wkł. 
na tydzień 

Peginterferon beta-1a Plegridy® Podskórnie 
Dzień 0: 63 μg; dzień 

14: 94 μg; kolejne 
125 μg co 2 tygodnie 

Octan glatirameru 
Copaxone® Podskórnie 20 mg/d  

40 mg 3x w tygodniu Remurel Podskórnie 

Teryflunomid Aubagio® Doustnie 14 mg (1 tabl.)/d 

Ofatumumab Kesimpta® Podskórnie 

20 mg w tygodniach: 
0, 1, 2, 4 i kolejne 

dawki co miesiąc, tj. 
15 podań w 1. roku 
oraz 12 podań w 
kolejnych latach 

B.46. 

Alemtuzumab Lemtrada® Dożylnie 
12 mg/d przez 5 

kolejnych dni 
Po roku: 12 mg/d 
przez 3 kolejne dni 

Natalizumab Tysabri® Dożylnie 1x na 4 tyg. 

Fingolimod Gilenya® Doustnie 0,5 mg (1 kaps.)/d 

Okrelizumab Ocrevus® Dożylnie 
300 mg w dniu 0. i 
14.; następnie 600 

mg co 6 mies. 

Kladrybina Mavenclad® Doustnie 1,75 mg/kg na rok x2  

 

Porównywane scenariusze opierały się na następujących założeniach: 

• scenariusz istniejący stanowił przedłużenie obecnego stanu praktyki klinicznej leczenia 
stwardnienia rozsianego w Polsce, w którym nie jest refundowana wnioskowana technologia (dla 

pacjenta z analizowanej populacji ofatumumab nie jest dostępny); 

• nowy scenariusz przedstawiał najbardziej prawdopodobne następstwa finansowe objęcia 
refundacją produktu leczniczego Kesimpta® w ramach nowej grupy limitowej listy B Wykazu leków 

refundowanych w rozważanym wskazaniu (dla pacjenta z analizowanej populacji dostępny jest 

ofatumumab).  
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Zestawienie założeń porównywanych scenariuszy przedstawiono w tabeli poniżej. 

 
Tabela 3. Zestawienie założeń porównywanych scenariuszy. 

 Scenariusz istniejący (status quo) Nowy scenariusz 

Dostępne leki 

Dimethylis fumaras (Tecfidera®), 
Teriflunomidum (Aubagio®), Glatirameri 
acetas (Copaxone®, Remurel®; 20 lub 40 
mg/l), Interferonum beta-1a (Avonex®), 

Interferonum beta-1a (Rebif 44®), 
Interferonum beta-1b (Betaferon®), 
Peginterferonum beta-1a (Plegridy®) 

Dimethylis fumaras (Tecfidera®), 
Teriflunomidum (Aubagio®), Glatirameri 
acetas (Copaxone®, Remurel®; 20 lub 40 
mg/l), Interferonum beta-1a (Avonex®), 

Interferonum beta-1a (Rebif 44®), 
Interferonum beta-1b (Betaferon®), 

Peginterferonum beta-1a (Plegridy®), 
Ofatumumabum  (Kesimpta®) 

Inne różnice Brak  

 

W ramach niniejszej analizy wpływu na system ochrony zdrowia przedstawiono: 

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

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

we wniosku, z wyszczególnieniem składowej wydatków stanowiącej refundację ceny wnioskowanej 

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

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

opisana jako „scenariusz istniejący”, status quo); 

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

we wniosku, z wyszczególnieniem składowej wydatków stanowiącej refundację ceny wnioskowanej 

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

refundacją, o której mowa w art. 11 ust. 1 ustawy, zgodnie z §6 ust. 5 rozporządzenia [3] (prognoza 

opisana jako „nowy scenariusz”); 

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

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

i „maksymalny”). 

 

W ramach niniejszej analizy podjęto również próbę oszacowania aktualnych rocznych wydatków 

podmiotu zobowiązanego do finansowania świadczeń ze środków publicznych, ponoszonych na leczenie 
pacjentów w stanie klinicznym wskazanym we wniosku, z wyszczególnieniem składowej wydatków 

stanowiącej refundację ceny wnioskowanej technologii, o ile występuje, zgodnie z §6 ust. 3 

rozporządzenia [3].  
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2.5. CHARAKTERYSTYKA I LICZEBNOŚĆ ANALIZOWANEJ POPULACJI  

 

2.5.1. CHARAKTERYSTYKA ANALIZOWANEJ POPULACJI 
 

Zarejestrowane wskazanie do stosowania ocenianego produktu obejmuje leczenie dorosłych pacjentów 

z rzutowymi postaciami stwardnienia rozsianego z aktywną chorobą potwierdzoną w badaniu klinicznym 

lub obrazowym [40]. 

Zarejestrowane wskazania do stosowania ofatumumabu obejmują więc nie tylko pacjentów z rzutowo-

remisyjną postacią stwardnienia rozsianego, ale również z progresywnymi postaciami choroby z 

aktywnością rzutową. 

Wnioskowane wskazanie obejmuje wyłącznie rzutowo-remisyjną postać stwardnienia rozsianego i jest 

zgodne ze wskazaniem objętym refundacją w ramach programu B.29. [37]. 
Tym samym, w ramach niniejszego opracowania przyjęto, że populacja docelowa dla wnioskowanej 

technologii pokrywa się z populacją pacjentów mogących korzystać z leków refundowanych w ramach 

programu lekowego B.29. 

 

W opracowaniu uwzględniono założenia, parametry wyjściowe i wyniki modelu Analizy ekonomicznej 

[175]. Tym samym uwzględniono charakterystyki populacji pacjentów włączonych do badań, których 

wyniki zostały wykorzystane w modelu. Niemniej jednak, w opracowaniu nie uwzględniono żadnych 

charakterystyk pacjentów mających istotny wpływ na kosztowe wyniki modelu Analizy ekonomicznej. 
Co więcej, średnia wartość punktacji rozszerzonej skali niepełnosprawności ruchowej (ang. Expanded 
Disability Status Scale; EDSS) i średni wiek pacjenta w momencie rozpoczęcia leczenia w Polsce [52] 

(mediana EDSS 1,5 oraz średni wiek 36,6 lat wśród pacjentów pierwszorazowych) zgodne są z 

założeniami modelu Analizy ekonomicznej (mediana EDSS 2 i średni wiek 37,8 lat łącznie wśród 

pacjentów „pierwszorazowych” oraz pacjentów po niepowodzeniu innego leku) [175]. 

 

Uwzględniono populację otwartą pacjentów – obserwacji poddawano zagregowaną grupę pacjentów 

mogących rozpocząć leczenie ofatumumabem każdego roku horyzontu czasowego analizy.  
Nie poddawano obserwacji każdego pacjenta osobno, gdyż brakuje wiarygodnych informacji 

umożliwiających przeprowadzenie tego typu analizy.  

 

2.5.2. LICZEBNOŚĆ POPULACJI 

 

Przeprowadzono wielokierunkową ocenę liczebności populacji docelowej uwzględniając dostępne 

informacje na temat liczebności populacji pacjentów ze stwardnieniem rozsianym w Polsce leczonych w 

ramach programów lekowych B.29. i B.46.  
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Na podstawie informacji publikowanych przez NFZ (uchwały Rady NFZ w latach 2017 - 2020 [48], [55], 

[59], [72] oraz portal Statystyka NFZ [156]) określono liczebność całkowitą pacjentów stosujących dane 

leki każdego roku w latach 2016 – 2020. Liczbę pacjentów kontynuujących leczenie, rozpoczynających 
leczenie i kończących leczenie w każdym z programów lekowych w Polsce w latach 2017 – 2020 

określono przy uwzględnieniu średnich wskaźników występowania zdarzeń z badania [52] (analiza 

danych z Systemu Monitorowania Programów Terapeutycznych przeprowadzona z uwzględnieniem 

11 632 pacjentów leczonych w programach lekowych w Polsce w latach 2014 – 2017). Następnie przy 

uwzględnieniu założeń dotyczących liczby pacjentów pierwszorazowych (tj. rozpoczynających leczenie 

w programie B.29. lub bezpośrednio w programie B.46. [tylko szybko rozwijająca się postać choroby]; 

przy ekstrapolacji uwzględniono średnią z lat 2018 – 2020) oraz średnich wskaźników występowania 

zdarzeń z badania [52] określono liczebność całkowitą pacjentów leczonych w programach lekowych w 
kolejnych latach. Wykorzystano w tym celu założenia procesu Markowa z jednorocznym interwałem.  

 

Na uwagę zasługują ograniczenia opisanej powyżej oceny liczebności populacji. Uwzględnione dane 

przedstawiają liczebność całkowitą populacji chorych leczonych danym lekiem w danym roku. Oznacza 

to, że uwzględniono pacjentów, którzy w danym roku stosowali co najmniej jedną dawkę danego leku 

(pacjenci, którzy mogli być już po zakończeniu leczenia pod koniec roku lub stosować także inną 

substancje czynną w danym roku). Zastosowana metoda analityczna wymaga uwzględnienia liczby 

pacjentów leczonych daną substancją czynną w jednym momencie (np. 1 stycznia lub 31 grudnia 
danego roku), a nie są dostępne dane tego typu. Co więcej, przy ocenie sumarycznej liczby pacjentów 

leczonych w danym programie na podstawie sumy liczby pacjentów stosujących poszczególne 

substancje czynne dostępne w ramach tego programu występuje wysokie prawdopodobieństwo nawet 

kilkukrotnego uwzględnienia niektórych pacjentów (pacjentów zmieniających lek w danym roku). 

 

Powyższe aspekty mogą przełożyć się na istotne zawyżenie liczebności populacji docelowej dla 

wnioskowanej technologii. Świadczą o tym wyniki porównania liczby pacjentów leczonych w programach 

lekowych na podstawie danych z uchwał Rady NFZ [48], [55], [56], [59], [72] (suma liczby pacjentów 

stosujących poszczególne leki) oraz danych NFZ raportowanych w AWA dla leku Betaferon® [73]. 
Porównanie to (przedstawione w kolejnym rozdziale) wskazuje, że liczba pacjentów w programach 

określona na podstawie danych z uchwał Rady NFZ jest wyższa od danych NFZ o od 8,1% do 16,1%. 

Niemniej jednak danych z AWA dla leku Betaferon® [73] nie wykorzystano w analizie, ponieważ nie 

przedstawiają informacji na temat wykorzystania poszczególnych leków.  

 

Dodatkowo, przeprowadzone obliczenia wymagają przyjęcia założeń dotyczących wysokości wskaźników 

występowania poszczególnych zdarzeń klinicznych (np. dyskontynuacja leczenia, rozpoczęcie leczenia 

innym lekiem) oraz dotyczących wysokości liczby pacjentów pierwszy raz leczonych w programach 
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lekowych w Polsce. Przyjęcie stałego, niezależnego od leku i czasu trwania leczenia ryzyka tych zdarzeń 

w roku nie jest właściwe, o czym informują również sami autorzy badania [52], którzy zaobserwowali, 

że ryzyko niektórych zdarzeń zależy od stosowanego leczenia. Obliczenia te również mogą uwzględniać 
potencjalny wpływ pandemii koronawirusa na liczbę pacjentów korzystających ze świadczeń 

medycznych w 2020 roku. Niemniej jednak dostępne dane nie pozwalają ilościowo uchwycić 

potencjalnego wpływu pandemii koronawirusa na liczebność pacjentów leczonych w programach B.29. 

i B.46. (np. liczba pacjentów pierwszorazowych w programie B.29. konsekwentnie maleje od 2017 roku 

o od 160 do 620 pacjentów rok do roku). Co więcej, istotność wpływu pandemii na liczbę pacjentów 

pierwszorazowych w programie podważa liczba takich pacjentów włączanych do programu B.46. (szybko 

rozwijająca się postać choroby), która wzrosła nawet w 2020 roku. 

 

Z obliczeń wykluczono także pacjentów z pierwotnie postępującą postacią choroby, którzy od 2019 roku 
mogą stosować okrelizumab w programie B.46. (zgodnie z aktualnym kształtem tego programu). 

Dokonano tego na podstawie analizy trendu liczby pacjentów leczonych lekami z programu B.46. w 

latach 2017 – 2020 i przy założeniu, że połowa pacjentów leczonych okrelizumabem w 2019 roku miała 

postać pierwotnie postępującą choroby. Określono, że w latach 2019-2020 odpowiednio 18 i 148 

pacjentów z rzutowo-remisyjną postacią choroby rozpoczęło stosowanie okrelizumabu (szczegóły 

obliczeń w arkuszu „BIAcalc” modelu dołączonego do opracowania). 

Na uwagę zasługuje fakt, że dane dla okrelizumabu nie mają wpływu na liczebność populacji docelowej 

dla wnioskowanej technologii i przedstawione powyżej obliczenia zostały przeprowadzone tylko na 
potrzeby oceny odsetka wykorzystania tego leku wśród pacjentów rozpoczynających lub zmieniających 

terapię w obrębie programu B.46. 

 

Na uwagę zasługuję fakt, iż nie ma dostępnych danych umożliwiających przeprowadzenie oceny liczby 

pacjentów ze stwardnieniem rozsianym leczonych w programach lekowych z wykorzystaniem metod 

cechujących się mniejszymi ograniczeniami.  

Pomimo ograniczeń zastosowana metoda ma niewątpliwe zalety, szczególnie w odniesieniu do prostych 

analiz populacyjnych opartych na udziałach leków w rynku: 

• pozwala określić maksymalną liczebność pacjentów, u których nowa technologia może być 

stosowana (tj. pacjentów rozpoczynających lub zmieniających leczenie w programie) z pominięciem 

pacjentów skutecznie leczonych z wykorzystaniem innych opcji terapeutycznych (pacjent 

rozpoczynający leczenie w latach poprzednich, który kontynuuje to leczenie z wysokim 
prawdopodobieństwem nie będzie skłonny do zmiany leczenia na inne bez wystąpienia nietolerancji 

lub redukcji skuteczności stosowanego leczenia) – z tego powodu nowa technologia nigdy nie 

przejmie od razu całego rynku sprzedaży opcjonalnej technologii (przejęcie rynku będzie niższe od 

100%); 
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• identyfikacja pacjentów rozpoczynających lub zmieniających leczenie pozwala na uwzględnienie 
kolejnych linii leczenia i związanych z nimi konsekwencji kosztowych dla płatnika publicznego; 

aspekt ten nie może zostać bezpośrednio uchwycony w ramach prostych analiz udziału rynku 

poszczególnych leków. 

 

2.5.2.1. LICZEBNOŚĆ POPULACJI, O KTÓREJ MOWA W § 6 UST. 1 PKT. 1 i UST. 1 PKT. 2 
ROZPORZĄDZENIA [3] 

 

Szacuje się, że w Polsce żyje około 45 tysięcy chorych na stwardnienie rozsiane korzystających ze 

świadczeń medycznych (stwardnienie rozsiane jako główne rozpoznanie). W latach 2010 – 2016 liczba 

pacjentów ze stwardnieniem rozsianym korzystających ze świadczeń medycznych udzielanych przez NFZ 

była stosunkowo stała i oscylowała między 43 a 44 tysiące [36]; w latach 2017 – 2019 wartość ta 

mieściła się w zakresie od 39,8 tysięcy do 45,9 tysięcy chorych (rysunek poniżej). 

 

 
Rysunek 4. Liczba chorych na stwardnienie rozsiane w Polsce na podstawie analizy chorób wykazywanych przy 
realizacji świadczeń medycznych rozliczanych z NFZ.  
 

Aktualne dane NFZ [157] świadczą, że w zależności od przyjętych kryteriów identyfikacji pacjenta ze 

stwardnieniem rozsianym w Polsce w 2019 roku żyło od 51 540 do 97 511 chorych na stwardnienie 

rozsiane (tabela poniżej). 
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Tabela 4. Chorobowość stwardnienia rozsianego w Polsce według danych administracyjnych NFZ [157], [158]. 

Rok Definicja I [157] Definicja II [157] Definicja III [157] [158]* 
2012 63 098 41 276 34 395 - 
2013 70 498 45 420 37 773 35 939 
2014 76 794 48 947 40 694 38 300 
2015 81 903 52 003 43 287 40 445 
2016 86 553 54 775 45 613 42 423 
2017 90 580 57 154 47 651 - 
2018 94 228 59 351 49 649 - 
2019 97 511 61 433 51 540 - 

* Za osobę chorą na stwardnienie rozsiane uznano pacjenta, który miał udzielone świadczenie w ramach co najmniej jednego z 
dwóch programów lekowych leczenia stwardnienia rozsianego lub w swojej historii miał co najmniej 3 świadczenia w przeciągu 3 
lat z rozpoznaniem G35 w rodzaju świadczeń: ambulatoryjna opieka specjalistyczna, leczenie szpitalne, rehabilitacja, w tym co 
najmniej jedno świadczenie w poradni lub na oddziale neurologicznym. 
 

Opublikowana analiza danych NFZ [171] wskazuje, że współczynnik zapadalności i chorobowości na 

stwardnienie rozsiane w Polsce wynosiły w 2019 roku odpowiednio: 6,6 i 131,2 chorych na 100 tys. 

osób. 
 

Między 30% a 40% chorych korzystało ze świadczeń szpitalnych w latach 2010 – 2016, z czego od 32% 

w 2010 do około 63% w 2016 roku stanowili pacjenci leczeni w ramach programów lekowych [36]: 

• „Leczenie stwardnienia rozsianego (ICD-10 G 35)” opisanego w załączniku B.29. [37] (zwany dalej 
„program B.29.”);  

• „Leczenie stwardnienia rozsianego lub pierwotnie postępującej postaci stwardnienia rozsianego 

(ICD-10 G 35)” opisanego w załączniku B.46. [37] (zwany dalej „program B.46.”). 
 

Liczebność całkowita* populacji pacjentów leczonych w programach lekowych B.29 i B.46 w latach 2008 

– 2020 (dane z raportu SM [36], danych z uchwał Rady NFZ [48], [55], [59], [72] i danych AWA dla 

leku Betaferon® [73]) została przedstawiona poniżej. 

 

                                                 
* Pacjenci otrzymujący przynajmniej jedną dawkę leku lub jedną wizytę związaną z monitorowaniem leku (w przypadku leków 
podawanych w cyklach z okresami bez farmakoterapii), niezależnie od długości okresu obecności pacjenta w programie. 
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Rysunek 5. Liczebność całkowita populacji pacjentów ze stwardnieniem rozsianym leczonych w ramach 
programów lekowych w Polsce. 
 

Przedstawione dane mogą sugerować odsetek pacjentów stosujących jeden lub więcej leków w danym 
roku, ale również mogą wynikać z błędów w trakcie raportowania danych lub braku weryfikacji danych 

administracyjnych w trakcie ich ekstrakcji. Tym samym korekta kilkukrotnego uwzględnienia pacjenta 

w obliczeniach została uwzględniona wyłącznie w analizie wrażliwości. W ramach tego scenariusza w 

latach 2019 – 2020 przyjęto odsetek pacjentów stosujących więcej niż 1 lek na poziomie 9,4% (średnia 

z lat 2017 – 2018). 

 

Wzrost wykorzystania leków w ww. programach w latach 2012 – 2020 wynikał przede wszystkim ze 

zmiany zakresu realizacji tych programów (objęcie refundacją nowych leków, rozszerzenia kryteriów 
włączenia oraz zniesienia ograniczeń czasowych stosowania większości leków w tych programach). 

  

Lekami najczęściej stosowanymi w programach wśród pacjentów rozpoczynających leczenie w danym 

roku, kończących leczenie lub kontynuujących leczenie rozpoczęte w latach poprzednich były: fumaran 

dimetylu, interferony beta oraz octan glatirameru (rysunek poniżej). 
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Rysunek 6. Liczba pacjentów ze stwardnieniem rozsianym stosujących poszczególne leki w programach lekowych 
w Polsce [48], [55], [56], [59], [72] i Statystyki NFZ [156]. 
 

Wychodząc od sumarycznej liczby pacjentów leczonych w każdym programie (B.29. i B.46.) w latach 

2016 – 2020 możliwe było określenie liczby pacjentów kontynuujących leczenie oraz zmieniających 

leczenie w tym okresie. W tym celu wykorzystano dane z Systemu Monitorowania Programów 

Terapeutycznych [52]. 

 

Analiza danych z Systemu Monitorowania Programów Terapeutycznych przeprowadzona z 

uwzględnieniem 11 632 pacjentów z rzutowo-remisyjną postacią stwardnienia rozsianego, leczonych w 
programie w latach 2014 – 2017 [52] wykazała, że: 

• u 2%-4% pacjentów rocznie od rozpoczęcia terapii w programie wykazywane są 1-2 nowe zmiany 

T2 lub 1 nowa zmiana Gd+ łącznie z 1 rzutem z lub bez pogorszenia EDSS o ≥1 pkt;  

• u <1% rocznie od rozpoczęcia terapii w programie wykazywanych jest 2-3 nowych zmian T2 lub 
1-2 nowe zmiany Gd+ łącznie z 2 rzutami z pogorszeniem EDSS o ≥1 pkt. 

 

W okresie obserwacji badania odnotowano 368 progresji wymagających zastosowania leków z II linii 
leczenia, z czego najczęściej po zastosowaniu interferonu beta (61% zmian linii leczenia) oraz octanu 

glatirameru (33,7%). Ustalono, że 10% pacjentów stosujących leki I linii oraz 8% pacjentów stosujących 

leki II linii zaprzestaje leczenia w okresie badania [52]. 

 

Analiza danych przedstawionych w publikacji [52] (szczegóły w arkuszu „BIAcalc” modelu dołączonego 

do opracowania) świadczy, że współczynnik występowania aktywności choroby w trakcie stosowania 

leków z programu B.29. mieści się w zakresie od 3,7% do 5,1% rocznie. Odsetek pacjentów z aktywną 

chorobą pozwalającą rozpocząć leczenie lekami z programu B.46. wynosi od 9% do 11%. 
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Roczne ryzyko dyskontynuacji leczenia lekami z programu B.29. wynosiło średnio około 9,8%; z czego 

44,9% dyskontynuacji dotyczyło braku skuteczności leków, a około 20% – nieakceptowalnych zdarzeń 

niepożądanych. 
Współczynnik dyskontynuacji był niższy wśród pacjentów leczonych w programie B.46. o około 80% (z 

czego 27,1% dyskontynuacji dotyczyło braku skuteczności leków; 27,1% – nieakceptowalnych zdarzeń 

niepożądanych). 

 

Na podstawie ww. danych określono liczbę pacjentów kontynuujących leczenie w danym programie, 

zmieniających leczenie w obrębie danego programu, zmieniających leczenie między programami oraz 

trwale zaprzestających stosowania leków z analizowanych programów w latach 2017 – 2020 (dane z 

roku 2016 wykorzystano jako bazowe). Dane te przedstawiono poniżej. 
 
Tabela 5. Wyniki kalkulacji liczby pacjentów w latach 2017 – 2020. Dane pozwalające określić liczbę pacjentów 
pierwszorazowych. Tylko pacjenci z rzutowo-remisyjną postacią choroby. 

 

Następnie przyjęto liczbę pacjentów pierwszorazowych w programie B.29. i programie B.46. w kolejnych 

latach (na podstawie średniej liczby tych pacjentów w latach 2018 – 2020) i przeprowadzono 

analogiczne obliczenia w horyzoncie czasowym analizy BIA. 

Określona tą metodą liczba pacjentów rozpoczynających leczenie w wybranych programach lekowych 

oraz pacjentów zmieniających terapię w obrębie programów B.29 i B.46. została przedstawiona poniżej.  
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Określono również liczebność całkowitą populacji pacjentów stosujących leki w programie B.29. i 

programie B.46. (rysunek poniżej). 

 

Zestawienie parametrów wykorzystanych w obliczeniach przedstawiono poniżej. 
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Tabela 6. Podstawowe parametry oceny liczebności populacji pacjentów rozpoczynających lub zmieniających 

** 1 nowa zmiana GD+ lub T2 oraz 1 rzut 
*** 2 nowe zmiany T2 lub 1 nowa zmiana GD+ oraz 1 rzut ze zmianą EDSS o co najmniej 1 pkt. 
 

Na podstawie ww. parametrów określono, że całkowita liczebność populacji pacjentów leczonych w 

programach lekowych dla pacjentów ze stwardnieniem rozsianym w dwóch kolejnych latach wyniesie:  

Powyższe dane określają liczebność populacji, o której mowa w art. 6 ust. 1 pkt. 1 lit. a [3]. 
Niemniej jednak większość chorych na stwardnienie rozsiane żyjących w Polsce (45 tys. [73] lub od 51 

540 do 97 511 [157]) mogłaby w jakimś momencie życia stosować wnioskowaną farmakoterapię 

zgodnie z zarejestrowanymi wskazaniami. 
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Liczebność populacji pacjentów rozpoczynających leczenie nowym lekiem (pacjenci pierwszorazowi oraz 

pacjenci po niepowodzeniu innego leku z programu B.29.) w programie B.29. wyniosła (liczebność 

populacji, o której mowa w art. 6 ust. 1 pkt. 1 lit. b [3]): 

Pacjent z analizowanej populacji ma bezpłatny dostęp do wielu leków w programie B.29. Mając na 

uwadze wysoki koszt leczenia wnioskowaną technologią dla pacjenta w przypadku braku refundacji, w 

analizie założono, że przy braku refundacji wnioskowanej technologii lekowej nie będzie ona 

powszechnie wykorzystywana (pacjent musiałby ponieść pełny koszt jej zakupu). Tym samym ustalono, 
że liczebność populacji, o której mowa w art. 6 ust. 1 pkt. 1 lit. c [3] wynosi 0 pacjentów. 

 

Wykorzystanie ofatumumabu w przypadku jego refundacji określono na podstawie analizy rynku 

sprzedaży innych leków dostępnych w programie B.29. 

Dokonano oceny historycznego wykorzystania 4 leków, które jako ostatnie zostały włączone do 

programów lekowych w Polsce (teryflunomid, fumaran dimetylu, okrelizumab, kladrybina).  

 

W pierwszej kolejności określono liczbę pacjentów rozpoczynających leczenie ww. lekami każdego roku 
refundacji. W tym celu wykorzystano analogiczne założenia jak w przypadku pełnej analizy populacyjnej, 

tj. stały, niezależny od leczenia odsetek dyskontynuacji na poziomie średnio 9,9% (leki z B.29.) lub 7,9% 

(leki z B.46.). 

W następnej kolejności wyniki powyższych obliczeń odniesiono do całkowitej liczby pacjentów 

rozpoczynających lub zmieniających leczenie w obrębie programu (w przypadku roku bazowego, 2016 

przyjęto, że liczba ta równa jest liczbie określonej dla 2017 roku). 

Szczegółowe obliczenia przedstawiono w arkuszu „BIAcalc” modelu dołączonego do opracowania. 

 

Wyniki obliczeń przedstawiono poniżej oraz na rysunek 1 na stronie 14. 
 
Tabela 7. Liczba pacjentów rozpoczynających leczenie oraz odsetek wykorzystania leków, które jako ostatnie 
zostały objęte refundacją. 
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Ustalono, że fumaran dimetylu cechował się w ostatnich latach najwyższym wykorzystaniem, sięgającym 

nawet do 73% pacjentów rozpoczynających lub zmieniających leczenie w obrębie programu B.29. w 

latach 2018 – 2020. Pozostałe leki miały istotnie niższe wykorzystanie (teryflunomid: do 22%; 

okrelizumab: do 21% z rzutowo-remisyjną postacią choroby; kladrybina: do 33%). 

 

W ramach niniejszego opracowania rozważano dwa podstawowe scenariusze stopnia wykorzystania 

wnioskowanej technologii: scenariusz oparty na danych dla teryflunomidu oraz scenariusz oparty na 

danych dla fumaranu dimetylu. 
Wydaje się, że ze względu na udowodnioną wyższą skuteczność wnioskowanej technologii nad 

teryflunomidem oraz potencjalne korzyści względem wszystkich pozostałych opcji terapeutycznych 

dostępnych w programie B.29. [41], docelowy stopień wykorzystania wnioskowanej technologii może 

zbliżyć się do poziomu wykorzystania fumaranu dimetylu. Tym samym rozważano 4 scenariusze: 

• docelowe wykorzystanie na podstawie danych dla teryflunomidu; 

• docelowe wykorzystanie na podstawie danych dla fumaranu dimetylu; 

• docelowe wykorzystanie na podstawie średniej z danych dla teryflunomidu i fumaranu dimetylu; 

• docelowe wykorzystanie na podstawie danych dla fumaranu dimetylu pomniejszonych o 10 
punktów procentowych.  

 

Nie rozważano scenariusza zakładającego wyższe wykorzystanie wnioskowanej technologii niż fumaranu 

dimetylu ponieważ jest to mało prawdopodobne. W chwili obecnej fumaran dimetylu jest pierwszym 

lekiem, który w tak istotny sposób wpłynął na kształt rynku sprzedaży leków stosowanych w 

stwardnieniu rozsianym (lek ten praktycznie nie miał konkurencji pod tym względem). W przypadku 
wprowadzenia kolejnego leku o podobnych oczekiwaniach w zakresie efektów klinicznych, docelowe 

wykorzystanie tego leku zależeć będzie od decyzji lekarza prowadzącego terapię, który będzie miał 

większe doświadczenie w zakresie stosowania fumaranu dimetylu i prawdopodobnie na początku będzie 

preferował jego wykorzystanie. 

 

Mając na uwadze, że dostępne są bezpośrednie dowody naukowe potwierdzające przewagę kliniczną 

wnioskowanej technologii nad teryflunomidem oraz pośrednie dowody takiej przewagi nad pozostałymi 
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lekami z programu B.29. [41] w analizie podstawowej założono, że w przypadku refundacji stopień 

wykorzystania wnioskowanej technologii będzie zbliżony do stopnia wykorzystania fumaranu dimetylu 

w latach 2016 – 2020. 
 

Ponieważ teryflunomid i fumaran dimetylu zostały objęte refundacją od około połowy roku, stopnień 

wykorzystania wnioskowanej technologii w 1. roku określono jako średni stopień wykorzystania 

teryflunomidu lub fumaranu dimetylu w pierwszym (niepełnym) roku refundacji oraz pierwszym pełnym 

roku refundacji; stopnień wykorzystania wnioskowanej technologii w 2. roku określono jako średni 

stopień wykorzystania teryflunomidu lub fumaranu dimetylu z pełnych lat refundacji. 

Tym samym, w analizie podstawowej przyjęto, że w 1. i 2. roku refundacji 48,7% i 72,4% pacjentów 

rozpocznie stosowanie wnioskowanej technologii (wariant prawdopodobny). Wartość tych parametrów 

zależy od innych parametrów oceny wielkości analizowanego rynku. 
 

Na podstawie tego założenia ustalono, że w przypadku refundacji leczenie wnioskowaną technologią 

rozpocznie (liczebność populacji pacjentów o której mowa w art. 6 ust. 1 pkt. 2 [3]):  

 
Obliczenia w niniejszej analizie wpływu na budżet przeprowadzono wyłącznie z uwzględnieniem 

pacjentów, u których decyzja refundacyjna dla wnioskowanej technologii może spowodować zmianę 

leczenia (por. informacje w rozdziale 2.4).  

 

Poniżej przedstawiono przybliżone liczebności całkowite populacji wszystkich pacjentów leczonych w 

programie B.29. Wartości te są przybliżone, ponieważ nie uwzględniają korekty struktury rynku 

wynikającej z uwzględnienia kilku linii leczenia wśród pacjentów obserwowanych w analizie. Dane te 

zawierają również zależne od leczenia ryzyka dyskontynuacji określone na podstawie wyników Analizy 

ekonomicznej [175]. 
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Przybliżony docelowy udział wnioskowanej technologii w całym rynku leków programu B.29.  

 

pomimo uwzględnienia 

takiego samego odsetka wykorzystania wnioskowanej technologii i fumaranu dimetylu wśród pacjentów 

rozpoczynających i zmieniających leczenie w obrębie programu B.29. Za obserwowane rozbieżności 
odpowiada różnica w liczbie pacjentów rozpoczynających leczenie w programie B.29. (pacjenci 

pierwszorazowi), która od kilku lat stopniowo spada. Zgodnie z obliczeniami przedstawionymi wcześniej 

w latach 2017-2018 liczebność populacji pacjentów pierwszorazowych była o kilkaset pacjentów wyższa 

niż w późniejszych latach. Oznacza to, że w chwili obecnej nastąpiło stopniowe wysycenie rynku lekami 

z programów realizowanych w Polsce – do programów lekowych włączani są pacjenci bezpośrednio z 

danej kohorty rozpoznawanej w danym roku, bez istotnego udziału pacjentów oczekujących na 

włączenie do programu (tj. kumulacji kilku kohort rozpoznawanych w kolejnych latach).  

 
Przedstawione dane świadczą również, że objęcie refundacją wnioskowanej technologii będzie wiązać 

się z przedłużeniem leczenia bez konieczności jego zmiany.  

 pacjentów będzie kontynuowało leczenie bez jego zmiany 

względem scenariusza istniejącego zakładającego stosowanie aktualnie dostępnych opcji 

terapeutycznych. 

Wzrost liczby pacjentów kontynuujących leczenie w programie przekładać się jednakże będzie na wyższy 

koszt farmakoterapii (nie wszyscy pacjenci z tej grupy kwalifikują się w scenariuszu istniejącym do 
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kolejnych linii leczenia, część trwale kończy stosowanie leków modyfikujących przebieg choroby np. ze 

względu na osiągnięcie stopnia niepełnosprawności EDSS wyższego od 5,5). 

 
2.5.2.2. PODSUMOWANIE INFORMACJI NA TEMAT LICZEBNOŚCI POPULACJI  

 

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

podstawowej przedstawiono w tabeli poniżej. 

 
Tabela 8. Podsumowanie liczebności populacji uwzględnionej w ramach analizy podstawowej; wartości 
zaokrąglone do liczb całkowitych. W nawiasie podano liczebności określone w ramach skrajnych wariantów 
analizy podstawowej. 

2.6. ANALIZA WPŁYWU NA SKUTKI ZDROWOTNE  

 

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

2.7. KOSZTY UWZGLĘDNIONE W OPRACOWANIU 

 

W ramach niniejszego opracowania uwzględniono zasoby zużywane w trakcie stosowania 

porównywanych opcji leczenia rzutowo-remisyjnej postaci stwardnienia rozsianego.  

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

publicznego.  

 



2.7. Koszty uwzględnione w opracowaniu 
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Zidentyfikowano koszty bezpośrednie medyczne, różniące porównywane schematy leczenia:  

• koszt zakupu porównywanych leków;  

• koszt świadczeń szpitalnych towarzyszących wydaniu, przepisaniu i/lub podaniu leków 
modyfikujących przebieg leczenia; 

• koszt diagnostyki w programie B.29. i programie B.46.; 

• koszt standardowej opieki i dodatkowy koszt leczenia rzutu choroby; 

• koszt leczenia zdarzeń niepożądanych. 
Uwzględniono wszystkie kategorie kosztu i takie same założenia na etapie Analizy ekonomicznej [175]. 

 

Dane kosztowe zebrano w sierpniu 2021 roku z aktualizacją w grudniu 2021 roku. 

 

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

W opracowaniu uwzględniono koszt wnioskowanej technologii, oszacowany zgodnie z zasadami 

refundacji leków określonymi w ramach Ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji leków, środków 

spożywczych specjalnego przeznaczenia żywieniowego oraz wyrobów medycznych (Dz. U. 2011 nr 122 

poz. 696. z późn. zm.) [30].  

Koszt refundowanych leków określono na podstawie obwieszczenia Ministra Zdrowia dotyczącego 

Wykazu refundowanych leków, środków spożywczych specjalnego przeznaczenia żywieniowego oraz 

wyrobów medycznych, wchodzącego w życie z dniem 1 listopada 2021 roku [37] oraz średnich danych 
z przetargów. 

 

W analizie uwzględniono sugerowany sposób finansowania wnioskowanej technologii.  

Przeprowadzono dwa warianty oceny kosztów leków stosowanych w leczeniu stwardnienia rozsianego:  

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



Ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznego decyzji o finansowaniu ze środków publicznych produktu 
leczniczego Kesimpta® (ofatumumab) w leczeniu rzutowo-remisyjnej postaci stwardnienia rozsianego. 
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Tabela 9. Kalkulacja cen i limitu produktu Kesimpta®. Wartości zaokrąglone, w PLN. Nowa grupa limitowa. 

 

 

 
 

Koszt opcjonalnych technologii refundowanych oraz leków stosowanych w kolejnych liniach leczenia 

stwardnienia rozsianego (model uwzględnia możliwość stosowania kolejnych linii leczenia po 

zakończeniu leczenia wnioskowaną technologią lub komparatorami) przedstawiono poniżej. 

 
Tabela 10. Koszt leków refundowanych z perspektywy płatnika publicznego. 

 

Koszt wydania lub podania pacjentowi analizowanych leków został określony przy uwzględnieniu założeń 

przedstawionych w ramach innych analiz przedkładanych AOTMiT [64], [65], [66], [67], [68], [69]. 

Przyjęto, że podanie leku dożylnego będzie związane z hospitalizacją pacjenta i kosztem na poziomie 
kosztu świadczenia 5.08.07.0000001 „hospitalizacja związana z wykonaniem programu” (486,72 PLN 

[70]). 



2.7. Koszty uwzględnione w opracowaniu 
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Koszt podawania leków podawanych drogą doustną, domięśniową lub podskórną ustalono na poziomie 

kosztu świadczenia 5.08.07.0000004 „przyjęcie pacjenta w trybie ambulatoryjnym związane z 

wykonaniem programu” (108,16 PLN [70]) z częstotliwością uwzględniającą okres trwania leczenia z 
wykorzystaniem jednego opakowania danego leku. 

W przypadku leków Cladribinum (Mavenclad®), Ocrelizumabum (Ocrevus®) i Alemtuzumabum 

(Lemtrada®) stosowanych tylko przez krótki okres lub z niską częstotliwością uwzględniono dodatkowo 

wizyty w szpitalu związane z monitorowaniem i diagnostyką leczenia (świadczenie 5.08.07.0000004 co 

miesiąc z pominięciem miesięcy, w których lek jest podawany). 

Koszt monitorowania leczenia określono na podstawie kosztu świadczeń 5.08.08.0000036 i 

5.08.08.0000053 [71]. 

 

W ramach analizy kosztów z perspektywy płatnika publicznego dodatkowo uwzględniono dane 
przedstawione w tabelach poniżej. Szczegóły przedstawiono w Analizie ekonomicznej [175]. 

 
Tabela 11. Koszt świadczeń medycznych uwzględnionych w analizie. 

Kod produktu (grupa) Nazwa świadczenia Koszt uwzględniony 
(NFZ) Źródło 

5.30.00.0000011 W11 Świadczenie 
specjalistyczne 1-go typu 44,00 PLN 

[83] 
5.30.00.0000031 

W31 Porada udzielana w 
miejscu pobytu 

świadczeniobiorcy 
82,00 PLN 

5.11.02.9000020 

Rehabilitacja ogólnoustrojowa 
w ośrodku/oddziale dziennym 
– osobodzień w rehabilitacji 

ogólnoustrojowej w 
ośrodku/oddziale dziennym 

77,00 PLN [84] 

5.11.02.9100034 (RNPS01) Rehabilitacja neurologiczna 
przewlekła w szpitalu 110,00 PLN [85] 

14.2142.026.04 
Świadczenia w pielęgniarskiej 

opiece długoterminowej 
domowej – osobodzień 

25,55 PLN [86] i informator o 
umowach NFZ 

- 

Świadczenie transportu 
sanitarnego „dalekiego” w 

POZ – przewóz na odległość 
(tam i z powrotem) 121 - 400 

km 

236,00 PLN [87] 

5.08.07.0000001/ 
5.08.07.0000003 

Hospitalizacja związana z 
wykonaniem programu/ 
hospitalizacja w trybie 

jednodniowym związana z 
wykonaniem programu 

486,72 PLN 

[70] 

5.08.07.0000004 
Przyjęcie pacjenta w trybie 
ambulatoryjnym związane z 

wykonaniem programu 
108,16 PLN 
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Kod produktu (grupa) Nazwa świadczenia Koszt uwzględniony 
(NFZ) Źródło 

5.08.08.0000036 / 
5.08.08.0000053 

Diagnostyka w programie 
leczenia stwardnienia 

rozsianego / Diagnostyka w 
programie leczenia 

stwardnienia rozsianego po 
niepowodzeniu terapii lekami 
pierwszego rzutu lub szybko 

rozwijającej się ciężkiej 
postaci stwardnienia 

rozsianego lub pierwotnie 
postępującej postaci 

stwardnienia rozsianego 

1 671,00 PLN [71] 

5.51.01.0001036 (A36) Choroby demielinizacyjne 3 900,00 PLN [89] 

 
Tabela 12. Koszt dodatkowych leków uwzględniony w analizie. 

Produkt / substancja Jednostka Koszt jednostkowy z 
perspektywy płatnika publiczny 

Methylprednisolonum  1g 1 opakowanie 61,92 PLN 
Ranitidinum  1 opakowanie 0 PLN* 

Oxybutyninum  1 DDD [33] 0,7909 PLN 
* przyjęto brak refundacji w analizowanym wskazaniu ze względu na zakres wskazań objętych refundacją [37] 
 

Wypadkowy koszt standardowej opieki medycznej oraz koszt leczenia rzutu uwzględniony w analizie 

podstawowej został przedstawiony w tabeli poniżej. 

 
Tabela 13. Koszt standardowej opieki i leczenia rzutu zgodnie z wynikami badania Selmaj 2017 [81] (wartości 
zaktualizowane do obecnych cen) prezentowanych w [69]. 

 Koszt (NFZ) 
Zależny od EDSS koszt opieki 

0 5 042,57 PLN 
1 7 684,17 PLN 
2 6 963,34 PLN 
3 8 672,74 PLN 
4 11 986,65 PLN 
5 12 673,28 PLN 
6 11 624,34 PLN 
7 7 756,14 PLN 
8 7 299,75 PLN 
9 13 031,35 PLN 

10 0,00 PLN 
Koszt leczenia rzutu 2 419,72 PLN 

 

W opracowaniu uwzględniono takie same założenia i dane wejściowe dla kosztów jak w przypadku 
Analizy ekonomicznej [175].  



2.7. Koszty uwzględnione w opracowaniu 
2.8. Metody estymacji wyników analizy w ujęciu populacyjnym 
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Na podstawie modelu analizy ekonomicznej określono kosztowe dane wejściowe analizy wpływu na 

budżet. 

Dane uwzględnione w analizie podstawowej przedstawiono poniżej. 
 
Tabela 14. Dane wejściowe analizy wpływu na budżet określone na podstawie wyników modelu Analizy 
ekonomicznej [175]. 

 

Wygenerowane koszty roczne (niezdyskontowane) zostały już skorygowane w oparciu o dyskontynuację 

leczenia i wszystkie modelowane zdarzenia [175]. Dane te przedstawione są w przeliczeniu na 1 pacjenta 

rozpoczynającego leczenia na początku okresu obserwacji. 

Uwzględniono dwuletni okres obserwacji z jednorocznym interwałem zgodnie z założeniami Analizy 

ekonomicznej [175]. 

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

analizy wpływu na budżet nie uwzględniono dyskontowania. 
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2.8. METODY ESTYMACJI WYNIKÓW ANALIZY W UJĘCIU POPULACYJNYM 

 

Zastosowana w niniejszej analizie metoda estymacji wyników w ujęciu populacyjnym uwzględnia 
obserwację rocznej liczby pacjentów rozpoczynających leczenie danym lekiem, która pozwala określić 

sumaryczne zużycie danych zasobów lub sumaryczne koszty w ujęciu populacyjnym. W uproszczeniu, 

iloczyn liczby pacjentów rozpoczynających leczenie danym lekiem oraz średniego rocznego kosztu 

leczenia określonego na podstawie modelu Analizy ekonomicznej [175] dawał sumaryczny koszt danego 

leku w roku 1. lub roku 2. analizy. 

 

2.9. ANALIZA WRAŻLIWOŚCI I WYKAZ PARAMETRÓW ANALIZY WPŁYWU NA 

BUDŻET  
 

W ramach analizy podstawowej uwzględniono trzy warianty:  

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

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

dotyczących wielkości analizowanej populacji, generujące minimalne wydatki z budżetu,  

• „maksymalny”, uwzględniający skrajne założenia i wartości zakresu niepewności parametrów 

dotyczących wielkości analizowanej populacji, generujące maksymalne wydatki z budżetu. 

 
Parametry dla poszczególnych wariantów zostały przedstawione w tabeli poniżej (szczegóły dotyczące 

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

 
Tabela 15. Charakterystyka wariantów wielkości populacji docelowej, w ramach analizy podstawowej. 



2.9. Analiza wrażliwości i wykaz parametrów analizy wpływu na budżet 
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Dodatkowo do bezpośrednich danych wejściowych należą parametry kosztowe, które zostały 

przedstawione w rozdziale 2.7. 

 

W ramach analizy wrażliwości rozpatrywano scenariusze opisane w tabeli poniżej. W przypadku założeń 

i wartości parametrów mających istotny wpływ na wyniki (dotyczy założeń i parametrów oceny 

liczebności populacji docelowej) w ramach analizy wrażliwości każdy taki scenariusz przeprowadzono w 
wariancie prawdopodobnym i wariantach skrajnych. 

 
Tabela 16. Opis scenariuszy analizy wrażliwości. 

Nr Opis scenariusza Wariant / wartość parametru 

SA 00 

Analiza podstawowa 

Wariant prawdopodobny 

SA 01 Wariant minimalny 

SA 02 Wariant maksymalny 

SA 03 

Udział komparatorów jak w całym rynku w 2020 roku 

Wariant prawdopodobny 

SA 04 Wariant minimalny 

SA 05 Wariant maksymalny 

SA 06 
Udział komparatorów na podstawie analizy liczby pacjentów 

rozpoczynających leczenie w 2020 roku 

Wariant prawdopodobny 

SA 07 Wariant minimalny 

SA 08 Wariant maksymalny 

SA 09 
Uwzględniona korekta stosowania kilku leków w danym roku przez 

pacjenta 

Wariant prawdopodobny 

SA 10 Wariant minimalny 

SA 11 Wariant maksymalny 

SA 12 
Tylko dane z uchwał Rady NFZ (dla 2017 - 2019 pominięto dane z 

portalu Statystyka NFZ) 

Wariant prawdopodobny 

SA 13 Wariant minimalny 

SA 14 Wariant maksymalny 

SA 15 Wariant prawdopodobny 

SA 16 Wariant minimalny 
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Nr Opis scenariusza Wariant / wartość parametru 

SA 17 
Pominięcie danych za 2020 rok przy ocenie liczby pacjentów 

pierwszorazowych w programie B.29. (wykluczenie potencjalnego 
wpływu pandemii na obliczenia) 

Wariant maksymalny 

SA 18 

Wariant 1. przejęć (dane Aubagio®) 

Wariant prawdopodobny 

SA 19 Wariant minimalny 

SA 20 Wariant maksymalny 

SA 21 

Wariant 3. przejęć (dane Aubagio® i Tecfidera® - średnia) 

Wariant prawdopodobny 

SA 22 Wariant minimalny 

SA 23 Wariant maksymalny 

SA 24 

Wariant 4. przejęć (dane Tecfidera® - 10%) 

Wariant prawdopodobny 

SA 25 Wariant minimalny 

SA 26 Wariant maksymalny 

SA 27 

Próg EDSS dla braku kontynuacji stosowania leków: brak do 6 

Brak 

SA 28 6 

SA 29 7 

SA 30 8 

SA 31 9 

SA 32 Brak kolejnych linii leczenia 

SA 33 Leki B.46. w kolejnej linii 

SA 34 Leki b.29. w kolejnej linii i po niej leki B.46. 

SA 35 Charakterystyki wejściowe pacjentów (wiek, odsetek mężczyzn, czas 
od diagnozy): 95% CI 

95% LCI 

SA 36 95% UCI 

SA 37 

Opcjonalne źródła danych odnośnie skuteczności w 
redukcji progresji choroby 

Internal Novartis NMA - CDW-6 

SA 38 Internal Novartis NMA - CDP-6 matched to OPERA 

SA 39 Internal Novartis NMA - CDW-3 

SA 40 Internal Novartis NMA - CDP-3 matched to OPERA 

SA 41 
HR dla progresji: 95% CI 

Kesimpta®: 95% LCI; komparatory: 95% UCI 

SA 42 Kesimpta®: 95% UCI; komparatory: 95% LCI 

SA 43 
RR dla rzutów: 95% CI 

Kesimpta®: 95% LCI; komparatory: 95% UCI 

SA 44 Kesimpta®: 95% UCI; komparatory: 95% LCI 

SA 45 
Odsetek umiarkowanych i odsetek poważnych rzutów: 95% CI 

95% LCI 

SA 46 95% UCI 

SA 47 Opcjonalne źródło danych dla naturalnego 
przebiegu choroby 

British Columbia Dataset (> 28 years of age) 

SA 48 London Ontario dataset 

SA 49 
5-letnia redukcja w ryzyku rzutu: 95% CI 

95% LCI 

SA 50 95% UCI 

SA 51 
Opcjonalny wariant oceny liczby rzutów 

Relapses based on EDSS 

SA 52 Relapses independent of EDSS 

SA 53 
Zużycie Movenclad®: zakres 

Minimalne żużycie Movenclad wg ChPL 

SA 54 Maksymalne żużycie Movenclad wg ChPL 

SA 55 Orlewska 2005 



2.9. Analiza wrażliwości i wykaz parametrów analizy wpływu na budżet 
3.1. Aktualne wydatki z budżetu płatnika publicznego 
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Nr Opis scenariusza Wariant / wartość parametru 

SA 56 Koszt EDSS i rzutów z perspektywy NFZ: opcjonalne 
dane 

Szmurło 2014 

SA 57 Selmaj 2017 

SA 58 
Koszt EDSS: 95% CI 

95% LCI 

SA 59 95% UCI 

SA 60 
Koszt rzutu: 95% CI 

95% LCI 

SA 61 95% UCI 

SA 62 Roczne prawdopodobieństwo dyskontynuacji: 95% 
CI 

Kesimpta®: 95% LCI; komparatory: 95% UCI 

SA 63 Kesimpta®: 95% UCI; komparatory: 95% LCI 

SA 64 
Ryzyko zdarzeń niepożądanych: 95% CI 

Kesimpta®: 95% LCI; komparatory: 95% UCI 

SA 65 Kesimpta®: 95% UCI; komparatory: 95% LCI 

SA 66 
Zdarzenia niepożądane - koszt: 95% CI 

95% LCI 

SA 67 95% UCI 

SA 68 

Wariant oceny śmiertelności 

EDSS-dependent mortality multiplier (Pokorski 1997) 

SA 69 EDSS-independent mortality multiplier (Jick et al 2014) 

SA 70 No mortality multiplier 

SA 71 
HR zgonu dla EDSS: 95% CI 

95% LCI 

SA 72 95% UCI 

 

 

3. WYNIKI ANALIZY WPŁYWU NA BUDŻET 
 

3.1. AKTUALNE WYDATKI Z BUDŻETU PŁATNIKA PUBLICZNEGO 

 

Wnioskowana technologia nie jest refundowana ze środków publicznych i tym samym składowa 

aktualnych wydatków z budżetu płatnika publicznego przeznaczona na jej refundację wynosi 0 PLN. 

 

Sumaryczny koszt refundacji leków stosowanych w programach lekowych w Polsce w latach 2013 – 

2019 [158] został przedstawiony w tabeli poniżej. 
 
Tabela 17. Koszt substancji czynnych refundowanych w programach lekowych dla pacjentów ze stwardnieniem 
rozsianym w Polsce. Wartości w mln PLN [158]. 

 2013 2014 2015 2016 2017 2018 2019 
Koszt refundacji leków - B.29. i B.46. 168,74 213,6 257,87 287,91 321,71 357,5 390,95 

Koszt refundacji leków - B.29. (aktualny 
kształt) 160,27 181,27 208,87 224,81 250,2 278,78 303,24 

Glatirameri acetas - p - pozajelitowo 
(parenteral) - 1 mg 23,58 31,73 40,9 42,84 42,92 42,38 29,88 

Interferonum beta 1a a 22 mcg - p - 
pozajelitowo (parenteral) - 0.001 mg 0,5 0,54 0,79 0 0 0 0 

Interferonum beta 1a a 30 mcg - p - 
pozajelitowo (parenteral) - 0.001 mg 30,38 39,89 54,29 56,7 44,03 37,68 32,91 
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 2013 2014 2015 2016 2017 2018 2019 
Interferonum beta 1a a 44 mcg - p - 
pozajelitowo (parenteral) - 0.001 mg 22,43 25,99 28,31 32,18 31,05 31,29 30,15 

Interferonum beta-1b - p - pozajelitowo 
(parenteral) - 0.001 mg 83,38 83,12 84,58 87,3 77,67 67,73 62,02 

Fingolimodum - o - doustnie (oral, per 
mouth) - 1 mg 6,97 21,37 33,3 43,97 48,86 51,91 55,33 

Natalizumabum - p - pozajelitowo 
(parenteral) - 1 mg 1,5 10,96 15,7 19,13 22,21 23,79 27,65 

Dimethylis fumaras - o - doustnie (oral, 
per mouth) - 1 mg 0 0 0 5,22 49,14 84,37 120,82 

Peginterferonum beta-1a - p - 
pozajelitowo (parenteral) - 1 mcg 0 0 0 0,57 5,03 7,59 8,32 

Teriflunomidum - o - doustnie (oral, per 
mouth) - 1 mg 0 0 0 0 0,36 7,74 19,14 

Alemtuzumab - pi - pozajelitowo dożylnie 
(parentera-intravesicular) - 1 mg 0 0 0 0 0,44 3,02 3,54 

Ocrelizumabum - p - pozajelitowo 
(parenteral) - 1 mg 0 0 0 0 0 0 0,63 

Cladribinum - o - doustnie (oral, per 
mouth) - 1 mg 0 0 0 0 0 0 0,56 

 

Ustalono, że koszt refundacji leków stosowanych aktualnie w programie lekowym B.29. wyniósł w 2019 

r. 303,24 mln PLN [158].  

Kwota refundacji za wszystkie leki stosowane w B.29. w 2020 roku wyniosła 283,31 mln PLN [154]. 

Nie są dostępne żadne inne informacje na temat innych wydatków wśród chorych, którzy będą mogli 

stosować wnioskowaną technologię w przypadku jej refundacji. Prognozy wszystkich wydatków na lata 

horyzontu czasowego analizy przedstawiono w kolejnym rozdziale (scenariusz istniejący). 
 

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

 

Wyniki analizy wpływu na budżet przedstawiono w tabelach poniżej. 



3.2. Wariant „prawdopodobny”, „minimalny” i „maksymalny” 
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Wyniki przeprowadzonej analizy wpływu na budżet wskazują, że finansowanie wnioskowanej technologii 

ze środków publicznych będzie  

  

 
 
 
  



3.3. Analiza wrażliwości 
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3.3. ANALIZA WRAŻLIWOŚCI 
 

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

dołączonego do opracowania. 
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Wyniki przeprowadzonej analizy wrażliwości potwierdziły przedstawione wnioski i założenia niniejszej 

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

na temat liczebności populacji pacjentów.  

 

 

 

4. ANALIZA ZUŻYTYCH ZASOBÓW   

 

Poniżej przedstawiono informacje na temat estymowanego zużycia podstawowych zasobów 

medycznych w horyzoncie czasowym analizy. 

 

 



5. Analiza wpływu na efekty zdrowotne 
6. Analiza wpływu na organizację udzielania świadczeń zdrowotnych 
7. Aspekty etyczne i społeczne  
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5. ANALIZA WPŁYWU NA EFEKTY ZDROWOTNE 

 

Nie przeprowadzono analizy wpływu na efekty zdrowotne. 

 
 

6. ANALIZA WPŁYWU NA ORGANIZACJĘ UDZIELANIA ŚWIADCZEŃ ZDROWOTNYCH  

 

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

publicznych będzie wymagać dodatkowych nakładów finansowych. Zgodnie z wynikami Analizy 

klinicznej [41] oraz Analizy ekonomicznej [175] wyższy koszt wnioskowanej technologii jest uzasadniony 

dodatkowymi korzyściami klinicznymi. 

 
Stosowanie produktu Kesimpta® podawanego podskórnie nie nakłada szczególnych wymogów na 

pacjenta czy świadczeniodawcę. Stosowanie wnioskowanej technologii nie wymaga dodatkowego 

wyposażenia placówek medycznych (sprzęt, personel i inne). Ewentualne wymagania związane z 

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

opieką medyczną pacjentów z analizowanej populacji i realizujących program lekowy B.29. 

 

Oceniana technologia obejmuje stosowanie produktu Kesimpta® podawanego podskórnie. Decyzja o 

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

nakładami finansowymi ze strony Narodowego Funduszu Zdrowia z tytułu finansowania dodatkowych 
wymagań związanych z tą technologią medyczną (jak transport pacjenta do wysoko wyspecjalizowanego 

ośrodka medycznego czy badania związane z podawaniem ocenianego preparatu, finansowania zakupu 

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

analizowanego leku w formie podania domięśniowego nie przyczyni się do zwiększenia obciążenia 

systemu opieki zdrowotnej np. z przyczyny konieczności hospitalizowania pacjenta, a więc uproszczeniu 

ulegną procedury związane z zastosowaniem wnioskowanej technologii w miejsce niektórych technologii 

opcjonalnych, co przyniesie wymierne korzyści zarówno dla świadczeniodawców jak i pacjentów.  

 
 

7. ASPEKTY ETYCZNE I SPOŁECZNE  

 

W chwili obecnej (grudzień 2021 roku) w Polsce nie ma możliwości stosowania wnioskowanej technologii 

wśród pacjentów z analizowanej populacji. Pacjent z analizowanej populacji ma możliwość zastosowania 

innych leków dostępnych w programie B.29., z czego najczęściej wykorzystywane są w ciągu ostatnich 
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2-3 lat leki zawierające teryflunomid i fumaran dimetylu (ich łączne wykorzystanie dotyczyło 94%-96% 

pacjentów rozpoczynających lub zmieniających terapię w obrębie programu B.29.; por. rozdziały 2.4. i 

2.5.2.). 
Zgodnie z wynikami Analizy klinicznej [41] oraz Analizy ekonomicznej [175], wnioskowana technologia 

jest bardziej skuteczna i cechuje się dobrym profilem bezpieczeństwa względem obydwu ww. leków.    

 

W ramach niniejszej analizy wykazano, że objęciu refundacją wnioskowanej technologii będzie 

towarzyszyć  

 

 

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

Finansowanie stosowania wnioskowanej technologii w analizowanym wskazaniu na rozważanych w 

opracowaniu zasadach spowoduje, że: 

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

• niekwestionowany będzie równy dostęp do świadczenia wśród osób z analizowanej populacji. 

Dostęp do ocenianej technologii medycznej będzie równy wśród osób, u których jest ona zalecana. 
 

Pozytywna decyzja refundacyjna nie będzie powodować istotnych problemów społecznych.  

 

Pozytywna decyzja o finansowaniu ocenianej technologii: 

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

w programie B.29. mechanizmie działania; 

• nie grozi nieakceptowaniem postępowania pacjentów z analizowanej populacji; 

• nie będzie powodować lub wpływać na stygmatyzację; 

• nie będzie wywoływać lęku lub dylematów moralnych wśród pacjentów z analizowanej populacji, 
ich opiekunów oraz lekarzy prowadzących terapię; 

• nie będzie stwarzać problemów społecznych dotyczących płci lub rodziny. 
 

  

8. OGRANICZENIA ANALIZY 

 

W ramach niniejszej analizy część parametrów i założeń określono na podstawie modelowania opisanego 
w Analizie ekonomicznej [175]. Tym samym niektóre ograniczenia przeprowadzonego modelowania 



8. Ograniczenia analizy 
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[175] dotyczą również niniejszej analizy wpływu na budżet. Niemniej jednak w analizie wrażliwości 

wykazano, że założenia i parametry modelu Analizy ekonomicznej nie mają istotnego wpływu na wyniki 

niniejszej analizy. 

 

Ograniczeniem związanym z oceną liczebności populacji pacjentów w stanie klinicznym wskazanym we 
wniosku jest zarówno charakter uwzględnionych źródeł informacji jak i poczynione założenia w 

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

dostępne informacje na temat liczebności populacji pacjentów wskazanych we wniosku. Wykorzystano 

metodę obliczeń populacyjnych opierającą się na stałych w czasie i takich samych dla wszystkich leków 

średnich wartościach ryzyka wystąpienia dyskontynuacji leczenia, określonych na podstawie danych 

dotyczących pacjentów z Polski leczonych do końca 2017 roku. Szczegóły ograniczeń zastosowanej 

metody przedstawiono w rozdziale 2.5. przy prezentowaniu poszczególnych założeń metody. Na uwagę 

zasługuję fakt, iż nie ma dostępnych danych umożliwiających przeprowadzenie oceny liczby pacjentów 
ze stwardnieniem rozsianym leczonych w programach lekowych z wykorzystaniem metod cechujących 

się mniejszymi ograniczeniami. Brakowało dokładnych danych umożliwiających bardziej precyzyjne 

obliczenia, dotyczące np. poszczególnych leków. Pomimo ograniczeń zastosowana metoda ma 

niewątpliwe zalety, szczególnie w odniesieniu do prostych analiz populacyjnych opartych na udziałach 

leków w rynku: 

• pozwala określić maksymalną liczebność pacjentów, u których nowa technologia może być 
stosowana (tj. pacjentów rozpoczynających lub zmieniających leczenie w programie) z pominięciem 

pacjentów skutecznie leczonych z wykorzystaniem innych opcji terapeutycznych (pacjent 

rozpoczynający leczenie w latach poprzednich, który kontynuuje to leczenie, z wysokim 

prawdopodobieństwem nie będzie skłonny do zmiany leczenia na inne bez wystąpienia nietolerancji 

lub redukcji skuteczności stosowanego leczenia) – z tego powodu nowa technologia nigdy nie 

przejmie od razu całego rynku sprzedaży opcjonalnej technologii (przejęcie rynku będzie niższe od 
100%); 

• identyfikacja pacjentów rozpoczynających lub zmieniających leczenie pozwala na uwzględnienie 

kolejnych linii leczenia i związanych z nimi konsekwencji kosztowych dla płatnika publicznego; 
aspekt ten nie może zostać bezpośrednio uchwycony w ramach prostych analiz udziału rynku 

poszczególnych leków. 
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9. DYSKUSJA 

 
Przedmiotem opracowania była ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznego podjęcia 

decyzji o finansowaniu ze środków publicznych produktu leczniczego Kesimpta® w leczeniu rzutowo-

remisyjnej postaci stwardnienia rozsianego. 

W ramach analizy wykorzystano opublikowane źródła informacji. Szczegóły dotyczące ograniczeń 

uwzględnionych w opracowaniu źródeł informacji przedstawiono w rozdziałach: 2., 3. i 5. analizy 

ekonomicznej [175] oraz w rozdziale 2. niniejszej analizy wpływu na budżet. 

 

Pacjent z analizowanej populacji ma możliwość zastosowania innych leków dostępnych w programie 
B.29., z czego najczęściej wykorzystywane są w ciągu ostatnich 2-3 lat leki zawierające teryflunomid i 

fumaran dimetylu (ich łączne wykorzystanie dotyczyło 94%-96% pacjentów rozpoczynających lub 

zmieniających terapię w obrębie programu B.29.; por. rozdziały 2.4. i 2.5.2.). 

Zgodnie z wynikami Analizy klinicznej [41] oraz Analizy ekonomicznej [175], wnioskowana technologia 

jest bardziej skuteczna i cechuje się dobrym profilem bezpieczeństwa względem obydwu ww. leków.    

Ustalono, że są dostępne dowody naukowe potwierdzające przewagę kliniczną nad większością 

opcjonalnych technologii refundowanych [41]. Z uwagi na niską dostępność badań oraz ograniczenia 

zidentyfikowanych badań dla peginterferonu, istnieją wątpliwości odnośnie skuteczności klinicznej tego 
komparatora [41]. Niemniej jednak nie stanowi on istotnego komparatora ze względu na niski udział w 

analizowanym rynku (2,4% w 2020 roku; por. rozdziały 2.4. i 2.5.2.). 

Wyższa skuteczność kliniczna (np. niższe ryzyko progresji do EDSS >5, niższe ryzyko dyskontynuacji z 

innych przyczyn) powoduje, że wnioskowana technologia stosowana jest dłużej niż komparatory, 

w której pacjent nie 

podejmuje kolejnych linii leczenia (model Analizy ekonomicznej [175] zakłada, że pacjent osiągający 

progową wartość EDSS przechodzi na najlepsze leczenie wspomagające, bez leków modyfikujących 

przebieg choroby). 

 
 

 

 

 

Tym samym można stwierdzić, że rozszerzenie grona dostępnych opcji terapeutycznych w programie 

B.29. o wnioskowaną technologie będzie skutkowało poprawą wyników zdrowotnych pacjentów 

leczonych w tym programie,  

 



10. Wnioski końcowe 
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10. WNIOSKI KOŃCOWE  

 

Wyniki przeprowadzonej analizy wpływu na budżet wskazują, że finansowanie wnioskowanej technologii 

 

 

 

 

Wyniki przeprowadzonej analizy wrażliwości potwierdziły przedstawione wnioski i założenia niniejszej 

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

liczebności populacji docelowej, korzystającej z produktu Kesimpta®.  

 
Rozszerzenie grona dostępnych opcji terapeutycznych w programie B.29. o wnioskowaną technologie 

będzie skutkowało poprawą wyników zdrowotnych pacjentów leczonych w tym programie. 

Za pozytywną decyzją refundacyjną dla wnioskowanej technologii przemawiają dodatkowo: wyższa 

skuteczność kliniczna, dobry profil bezpieczeństwa [41] oraz opłacalność wnioskowanej technologii 

względem większości komparatorów [175]. 
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11. OCENA ZAPOTRZEBOWANIA NA ANALIZĘ RACJONALIZACYJNĄ 

 

Zgodnie z zapisami ustawy o refundacji [30], uzasadnienie wniosku o objęcie refundacją i ustalenie 
urzędowej ceny zbytu leku zawiera analizę racjonalizacyjną jedynie w przypadku, gdy analiza wpływu na 

budżet podmiotu zobowiązanego do finansowania świadczeń ze środków publicznych wykazuje wzrost 

kosztów refundacji. 

Mając powyższe na uwadze przeprowadzono analizę racjonalizacyjną.  

Analizę opisano w osobnym dokumencie. 
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15. OCENA SPEŁNIENIA WYMOGÓW FORMALNYCH ANALIZY 
 
Tabela 23. Ocena zgodności analizy wpływu na system ochrony zdrowia z Rozporządzeniem Ministra Zdrowia z 
dnia 8 stycznia 2021 r. w sprawie minimalnych wymagań oraz ocena metodyki analizy wpływu na budżet zgodna 
z kryteriami AOTMiT. 

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

§ 2. 

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

TAK Rozdziały: 2.4. – 
2.8. 

sierpień 2021; część informacji 
przedstawiono w Analizie 

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

TAK Rozdziały: 2.1. i 
2.7. 

Aktualne Obwieszczenie 
Ministra Zdrowia (na 1 lipca 

2021 roku) 

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

TAK Rozdziały 2.6. i 
2.8. 

Aktualny przegląd 
systematyczny 

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

TAK - szczegóły w Analizie 
ekonomicznej 

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

pkt 1 lit a 

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

TAK 
Rozdział 2.5.2.; 

podsumowanie w 
rozdziale 2.5.2.2. 

- 

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

Rozdział 2.5.2.; 
podsumowanie w 
rozdziale 2.5.2.2. 

- 

pkt 1 lit c 
• oszacowanie rocznej liczebności populacji 

w której wnioskowana technologia jest 
obecnie stosowana? 

TAK 
Rozdział 2.5.2.; 

podsumowanie w 
rozdziale 2.5.2.2. 

- 

pkt 2 

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

TAK 
Rozdział 2.5.2.; 

podsumowanie w 
rozdziale 2.5.2.2. 

- 

§ 6. ust 1. 
pkt 1 i 2 

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

TAK w rozdziale 
2.5.2.2. - 
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Nr a Pytanie Odpowiedź Odwołanie b Uwagi 

pkt 3 

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

TAK Rozdział 3.1. - 

pkt 4 

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

TAK Rozdział 3.2. 
Prognoza opisana jako 

„scenariusz istniejący” lub 
status quo 

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

TAK Rozdział 3.2. - 

pkt 5 

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

TAK Rozdział 3.2. 
Prognoza opisana jako „nowy 

scenariusz”; założono 
pozytywną decyzję w ramach 

tego scenariusza 

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

TAK Rozdział 3.2. - 

pkt 6 

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

TAK Rozdział 3.2. - 

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

TAK Rozdział 3.2. - 

pkt 7 

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

TAK Rozdziały 3.2. - 
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Nr a Pytanie Odpowiedź Odwołanie b Uwagi 
• minimalny i maksymalny wariant 

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

TAK Rozdziały 3.2. - 

pkt 8 
• zestawienie tabelaryczne wartości, na 

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

TAK Rozdziały 2. i 3. 
Szczegóły dotyczące danych 

wejściowych w analizie 
ekonomicznej 

pkt 9 

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

TAK 
Rozdział 2., 

podsumowanie w 
rozdziale 2.9. 

Część informacji 
przedstawiona w analizie 

ekonomicznej (nie 
duplikowano przedstawionych 

informacji) 
• wyszczególnienie założeń dotyczących 

kwalifikacji wnioskowanej technologii do 
grupy limitowej i wyznaczenia podstawy 
limitu? 

TAK Rozdział 2.1. - 

pkt 10 

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

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

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

TAK Rozdział 2.3. - 

§ 3. pkt 4. 

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

TAK Rozdział 2.3. - 

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

TAK Rozdział 2.3. - 

§ 6. ust 3. 

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

TAK Rozdziały 2.5. i 
2.8. - 

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

TAK Rozdział 2.5. - 
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Nr a Pytanie Odpowiedź Odwołanie b Uwagi 

§ 6. ust 1. 

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

TAK Rozdziały 2.5., 
2.6. i 2.8. - 

§ 6. ust 4. 
Czy jeżeli wnioskowane warunki objęcia refundacją obejmują instrumenty dzielenia ryzyka, o których mowa 
wart. 11 ust. 2 pkt 7 ustawy, oszacowania, o których mowa w ust. 1 pkt 1-2 (wielkość populacji), przedstawiono 
w następujących wariantach: 

pkt 1 • z uwzględnieniem proponowanego 
instrumentu dzielenia ryzyka? TAK Rozdział 2.5.  

pkt 2 • bez uwzględnienia proponowanego 
instrumentu dzielenia ryzyka? TAK Rozdział 2.5. - 

§ 6. ust 4. 
Czy jeżeli wnioskowane warunki objęcia refundacją obejmują instrumenty dzielenia ryzyka, o których mowa 
wart. 11 ust. 2 pkt 7 ustawy, oszacowania, o których mowa w ust. l pkt 3 (aktualne wydatki), przedstawiono w 
następujących wariantach: 

pkt 1 • z uwzględnieniem proponowanego 
instrumentu dzielenia ryzyka? TAK Rozdział 3.1. - 

pkt 2 • bez uwzględnienia proponowanego 
instrumentu dzielenia ryzyka? TAK Rozdział 3.1. - 

§ 6. ust 4. 
Czy jeżeli wnioskowane warunki objęcia refundacją obejmują instrumenty dzielenia ryzyka, o których mowa 
wart. 11 ust. 2 pkt 7 ustawy, prognozy, o których mowa w ust. 1 pkt 4 i 5 (całkowite wydatki dla 
porównywanych prognoz) przedstawiono w następujących wariantach: 

pkt 1 • z uwzględnieniem proponowanego 
instrumentu dzielenia ryzyka? TAK Rozdział 3.2. - 

pkt 2 • bez uwzględnienia proponowanego 
instrumentu dzielenia ryzyka? TAK Rozdział 3.2. - 

§ 6. ust 4. 
Czy jeżeli wnioskowane warunki objęcia refundacją obejmują instrumenty dzielenia ryzyka, o których mowa w 
art. 11 ust. 2 pkt 7 ustawy, oszacowania, o których mowa w ust. 1 pkt 6 i 7 (różnice w całkowitych wydatkach, 
różnice w wydatkach na refundację wnioskowanej technologii – wariant średni, minimalny, maksymalny) 
przedstawiono w następujących wariantach: 

pkt 1 • z uwzględnieniem proponowanego 
instrumentu dzielenia ryzyka? TAK Rozdział 3.2.-3.3. - 

pkt 2 • bez uwzględnienia proponowanego 
instrumentu dzielenia ryzyka? TAK Rozdział 3.2.-3.3. - 

§ 6. ust 5. 

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

TAK Rozdział 2.1. - 

§ 6. ust 6. 

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

TAK Rozdział 2.1. - 
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Nr a Pytanie Odpowiedź Odwołanie b Uwagi 

§ 3. pkt 7 i 
9 

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

TAK Rozdział 2.4. - 

§ 3. pkt 7 i 
9 

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

TAK Rozdział 2.4. - 

§ 8. Czy analiza zawiera: 

pkt 1 

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

TAK Rozdział 12. - 

pkt 2 

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

TAK Rozdział 2.;  - 

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

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

TAK Rozdział 2.5.2. - 

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

AWA 

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

TAK Rozdziały 2.4. i 
2.7. 

Szczegóły przedstawiono w 
analizie ekonomicznej; 

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

TAK Rozdziały 2.4. i 
2.5.2. - 

AWA 

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

TAK Rozdziały 2.4. i 
2.5.2. - 

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

TAK Rozdział 2.5.2. - 

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

TAK Rozdział 2.5.2.; 
4. - 
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Nr a Pytanie Odpowiedź Odwołanie b Uwagi 

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

TAK Rozdział 2.1. - 

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

TAK Rozdział 2.1. - 

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

3.3.-3.5. 
Analiza wartości skrajnych + 

analiza wrażliwości 

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

3.5. 
Szczegóły w analizie 

ekonomicznej 

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

Nie dotyczy Rozdział 3. Szczegóły w analizie 
racjonalizacyjnej 

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

TAK - Nie stwierdzono 

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

TAK - Nie stwierdzono 

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

5.1.1. 
W.AOTM 

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

TAK Rozdziały 2.5. i 
2.8. - 

5.1.1. 
W.AOTM 

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

TAK Rozdział 2.2. - 

5.1.1. 
W.AOTM 

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

TAK Rozdział 2.2. - 

5.1.2. 
W.AOTM 

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

TAK Rozdział 2.3. - 

5.1.3. 
W.AOTM 

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

TAK Rozdział 2.3. - 

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

5.1.3. 
W.AOTM 

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

TAK Rozdział 2.4. - 
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Nr a Pytanie Odpowiedź Odwołanie b Uwagi 

5.1.4. 
W.AOTM 

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

TAK Rozdział 2. - 

5.1.5. 
W.AOTM 

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

TAK Rozdziały 2.4., 
2.5. - 

5.1.5. 
W.AOTM 

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

TAK Rozdziały 2.5. i 
2.8. - 

5.1.5. 
W.AOTM 

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

5.1.6. 
W.AOTM 

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

TAK Rozdział 2.4. - 

5.1.7. 
W.AOTM 

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

TAK Rozdział 3.2. - 

5.1.7. 
W.AOTM 

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

TAK Rozdział 3. i 4. - 

5.1.7. 
W.AOTM 

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

5.1.7. 
W.AOTM 

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

TAK Rozdziały 2.6., 
2.7.  

- W.AOTM 

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

TAK Rozdział 6. - 

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

TAK Rozdział 6. - 

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

5.2. W.AOTM 
• kosztów lub wyników zdrowotnych 

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

TAK Rozdział 7. - 



15. Ocena spełnienia wymogów formalnych analizy 
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Nr a Pytanie Odpowiedź Odwołanie b Uwagi 

5.2. W.AOTM 
• faworyzowania niektórych grup 

pacjentów na skutek założeń 
przyjętych w analizie ekonomicznej? 

TAK Rozdział 7. - 

5.2. W.AOTM 
• równego dostępu do wnioskowanej 

technologii przy jednakowych 
potrzebach? 

TAK Rozdział 7. - 

5.2. W.AOTM 
• zakresu korzyści w odniesieniu do 

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

TAK Rozdział 7. - 

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

5.2. W.AOTM 
• odpowiedzi dla osób o największych 

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

TAK Rozdział 7. - 

5.2. W.AOTM 

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

TAK Rozdział 7. - 

5.2. W.AOTM 
• braku sprzeczności rozważanej decyzji 

z aktualnie obowiązującymi 
regulacjami prawnymi? 

TAK Rozdział 7. - 

5.2. W.AOTM 
• konieczności dokonania zmian w 

prawie/przepisach w wyniku podjęcia 
rozważanej decyzji? 

TAK Rozdział 7. - 

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

5.2. W.AOTM 

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

TAK Rozdział 6. i 7. - 

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

Nie dotyczy - - 

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

TAK Rozdział 10.  

5.1.10. 
W.AOTM 

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

a fragment tekstu Rozporządzenia Ministra Zdrowia z dnia 8 stycznia 2021 ( Dz. U. Min. Zdr. 2021, poz. 74) do którego odnoszą 
się wskazane pytania; AWA – pytania zaczerpnięte z analiz weryfikacyjnych AOTMiT; W.AOTM – dodatkowe pytania zgodności 
analizy z Wytycznymi AOTMiT z 2016 roku; b numer rozdziału, tabeli, wykresu i/albo strony umożliwiający identyfikację 
fragmentu(ów) analizy odnoszącego(ych) się do wskazanego zagadnienia 
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