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Wykaz skrotow 1 akronimow

AOTMIT
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CADTH

CPS |
EMA
HTA
JGP
MNFZ
ORNT1
OTC
PL
SMC
ucD

Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

arginaza (ang. arginase)

liaza argininobursztynianowa (ang. arininosuccinate lyase)

syntetaza argininobursztynianowa (ang. arginosuccinic acid synthetase)
walijska agencja HTA (ang. All Wales Medicines Strategy Group)
analiza wptywu na budzet (ang. budget impact analysis)

kanadyjska agencja HTA (ang. Canadian Agency for Drugs and Technologies
in Health)

syntetaza karbamoilofosforanowa | (ang. carbamoyl phosphate synthetase)
Europejska Agencja Lekdw (ang. European Medicines Agency)

ocena technologii medycznych (ang. health technology assessment)
Jednorodne Grupy Pacjentow

Marodowy Fundusz Zdrowia

translokaza ornitynowa

karbamoilotransferaza ornitynowa (ang. ornithine transcarbamylase)
program lekowy

szkocka agencja HTA (ang. Scottish Medicine Consortium)

zaburzenia cyklu mocznikowego (ang. urea cycle disorders)
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Streszczenie

Cel pracy

Celem analizy jest oszacowanie wplywu na budzet zwiazanego z refundacja leku Ravicti®

(fenylomaslan glicerolu) w leczeniu zaburzen cyklu mocznikowego.

Metody

Analize przeprowadzono z perspektywy ptatnika i wspdlnej (ptatnika i pacjenta) w horyzoncie 2
kolejnych lat. Liczebnosc docelowej populacji szacowano w oparciu o dane z rejestru prowadzonego
w Hiszpanii. W analizie uwzgledniono koszty leku oraz koszt monitorowania 1 diagnostyki zwigzane] z
przyjmowanymi lekami. Mie analizowano innych kosztdw ze wzgledu na wykazana w analizie kliniczne)
podobng skutecznosc i bezpieczenstwo terapii. Analiza scenariuszowa objeta scenariusz istniejacy, w
ktdrym lek Ravicti® nie jest stosowany, oraz scenariusze nowe (warianty: najbardziej prawdopodobny,
minimalny i maksymalny), w ktérych lek Ravicti® bedzie stosowany w populacji docelowej. Poszcze-
golne warianty roZnig sie liczebnoscia populacji docelowej. Do zroZnicowania populacji docelowej
wykorzystano dane z dokumentacji niemieckie] agencji HTA. Zgodnie z wnioskiem analize przepro-
wadzono z zatozeniem refundac)i w ramach programu lekowego.

Liczebnosc docelowe] populac]i oszacowano na 49 pacjentow (zakres od 34 do 63).

Dla wariantu najbardziej prawdopodobnego, catkowite koszty dla budzetu NFZ w scenariuszu nowym
wyniosa || GG od-ovizdnio w 1 1 11 roku refundacii, w tym koszty wnioskowanej
technologii ||| GGG cdpoviednic w1 i 1l roku refundacji. Dodatkowe koszty dla budzetu
MFZ wynikajace z wprowadzenia finansowania Ravicti® (fenylomaslan glicerolu) w analizowanym

wskazaniu wyniosa ||| GG -dpoviednio w1 i 1l roku refundacii.

Dla wariantu minimalnego, dodatkowe koszty dla budietu NFZ wynikajace z wprowadzenia
finansowania Ravicti® (fenylomaslan glicerolu) w analizowanym wskazaniu wyniosa
I -dpoviednio w1 i 1 roku refundacii.

Dla wariantu maksymalnego, dodatkowe koszty dla budizetu MFZ wynikajace z wprowadzenia
finansowania Ravicti® (fenylomaslan glicerolu) w analizowanym wskazaniu wyniosa
I -dpowiednio w1 i 1 roku refundacii.

Whnioski

Analiza wykazata dodatkowe wydatki po stronie NFZ zwiazane z pozytywna decyzja refundacyjng.
Malezy jednoczesnie wskazad, Ze decyzja refundacyjna umozliwitaby dostep tej grupie chorych do
pierwszej refundowanej terapii dedykowanej zaburzeniom cyklu mocznikowego.
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1 Cel analizy

Celem analizy jest oszacowanie wplywu na budzet ptatnika publicznego zwigzanego z refun-
dacja leku Ravicti® (fenylomaslan glicerolu) w leczeniu zaburzen cyklu mocznikowego. Ana-
lize kosztow terapii lekiem Ravicti® (fenylomaslan glicerolu) przeprowadzono na tle kosztow
terapii lekiem Ammonaps (fenylomaslan sodu). Dodatkowym celem analizy bylo przedsta-
wienie wynikow oszacowan uwzgledniajacych koszty terapii ponoszone przez pacjentow na

lek Ammonaps.

W Tab. 1 przedstawiono cel analizy wphtywu na budzet z uwzglednieniem schematu PICO.

Tab. 1. Cel analizy wptywu na budzet z uwzglednieniem schematu PICO.

Populacja (P)

Pacjenci z zaburzeniami cyklu mocznikowego, w tym niedoborem syntetazy
karbamoilofosforanowe] |, karbamoilotransferazy ornitynowej, syntetazy ar-
gininobursztynianowej, liazy argininobursztynianowej, arginazy i translokazy
ornitynowej (tzw. zespol hiperamonemia-hiperomitynemia-homocytruline-
mia), ktérych nie moina skutecznie leczyc tylko poprzez cgraniczenie spozy-
cia biatka lub suplementacje aminokwasow.

Interwencja (1)

Fenylomaslan glicerolu (Ravicti¥) stosowany razem z dieta ograniczajaca spo-
#ycie biatka i/lub bez suplementacji (np. niezbednych aminokwasow, argi-
niny, cytruliny, suplementow kalorycznych niezawierajacych biatka).

Komparator (C)

Fenylomaslan sodu

Efekty (0)

»  bezposrednie koszty zwigzane z wprowadzeniem leku na liste lekdw
refundowanych w ramach programu lekowego,

» wplyw na organizacje udzielania swiadczen zdrowotnych,
» aspekty etyczne i spoteczne

Perspektywa analizy

Perspektywa platnika publicznego i perspektywa wspdlna (platnika i pa-
cjenta)

Horyzont czasowy analizy

2 lata

Porownywane scenariusze

scenariusz istniejacy: aktualnie realizowany

scenariusz nowy: po wprowadzeniu refundacji leku Ravicti® we wnioskowa-
mym wkazaniu
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2 Metodyka

W niniejszym rozdziale przedstawiono zestawienie tabelaryczne wartosci i wyszczegolnienie
zatozerni, na podstawie ktorych dokonano oszacowan dotyczacych:

roczne]j liczebnosci populacji;

roczne]j liczebnosci populacji, w ktorej wnioskowana technologia bedzie stosowana
przy zatoZzeniu, Ze minister wtasciwy do spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu re-
fundacjg, o ktdrej mowa w art. 11 ust. 1 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji
lekdw, srodkow spozywczych specjalnego przeznaczenia Zywieniowego oraz wyrobow
medycznych (zwana dalej ustawa refundacyjna), lub decyzje o podwyiszeniu ceny, o
ktérej mowa w art. 11 ust. 4 ustawy refundacyjnej;

aktualnych rocznych wydatkdw podmiotu zobowigzanego do finansowania swiadczern
ze srodkow publicznych, ponoszonych na leczenie pacjentow w stanie klinicznym
wskazanym we wniosku, z wyszczegolnieniem sktadowe] wydatkdw stanowigce] re-
fundacje ceny wnioskowanej technologii, o ile wystepuje;

dodatkowych wydatkow podmiotu zobowigzanego do finansowania swiadczen ze
srodkow publicznych, jakie beda ponoszone na leczenie pacjentdw w stanie klinicz-
nym wskazanym we wniosku, stanowigcych réznice pomiedzy prognozami, Z wyszcze-
golnieniem sktadowej wydatkow stanowigce] refundacje ceny wnioskowane]j techno-
logii, w tym minimalnych i maksymalnych wariantdw dla tego oszacowania;

ilosciowe] prognozy rocznych wydatkow podmiotu zobowigzanego do finansowania
swiadczen ze srodkdw publicznych, jakie beda ponoszone na leczenie pacjentdw w
stanie klinicznym wskazanym we wniosku, z wyszczegdlnieniem skltadowe] wydatkow
stanowigce] refundacje ceny wnioskowanej technologii przy zatozeniu, ze minister
wiasciwy do spraw zdrowia nie wyda decyzji o objeciu refundacja, o ktorej mowa w
art. 11 ust. 1 ustawy refundacyjnej;

ilosciowe] prognozy rocznych wydatkow podmiotu zobowigzanego do finansowania
swiadczen ze srodkdw publicznych, jakie beda ponoszone na leczenie pacjentdw w
stanie klinicznym wskazanym we wniosku, z wyszczegdlnieniem sktadowe] wydatkow
stanowigce] refundacje ceny wnioskowane] technologii przy zatozeniu, ze minister
wiasciwy do spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu refundacja, o ktorej mowa w art.
11 ust. 1 ustawy refundacyjnej.

W analizie zdefiniowano scenariusz istniejacy oraz scenariusze nowe: najbardziej prawdo-
podobny oraz minimalny i maksymalny.
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2.1 Populacja

2.1.1 Szacowanie liczebnosci populacji obejmujacej
wszystkich pacjentow, u ktérych wnioskowana tech-
nologia moze byc zastosowana

Zgodnie z Charakterystyka Produktu Leczniczego, produkt leczniczy Ravicti® jest zarejestro-
wany we wskazaniu zgodnym z wnioskowanym, tj. jest wskazany do stosowania przewleklego
jako terapia wspomagajaca u pacjentow z zaburzeniami cyklu mocznikowego, w tym niedo-
borem syntetazy karbamoilofosforanowej | (ang. carbamoyl phosphate synthetase, CPS),
karbamoilotransferazy ornitynowej (ang. ornithine carbamoyltransferase, OTC), syntetazy
argininobursztynianowej (ang. argininosuccinate synthetase, ASS), liazy argininobursztynia-
nowej (ang. arininosuccinate lyase, ASL), arginazy | (ARG) i translokazy omitynowej (tzw.
zespot hiperamonemia-hiperornitynemiahomocytrulinemia [HHH]), ktorych nie mozna sku-
tecznie leczycC tylko poprzez ograniczenie spoZycia biatka lub suplementacje aminokwasow.

Biorac pod uwage powyZsze populacja obejmujace] wszystkich pacjentow, u ktorych wnio-
skowana technologia moze byc zastosowana bedzie tozsama z populacja docelows. Oszaco-
wanie populacji docelowe] zostanie opisane w rozdziale 2.1.2.

2.1.2 Szacowanie liczebnosci populacji docelowej wskaza-
nej we wniosku

Whioskowane wskazanie refundacyjne dla produktu leczniczego Ravicti® brzmi:

* pacjenci z zaburzeniami cyklu mocznikowego, w tym niedoborem syntetazy karba-
moilofosforanowej |, karbamoilotransferazy ornitynowej, syntetazy argininoburszty-
nianowe]j, liazy argininobursztynianowej, arginazy i translokazy omitynowej (tzw. ze-
spdt hiperamonemia-hiperomitynemia-homocytrulinemia), ktdrych nie mozna sku-
tecznie leczyC tylko poprzez ograniczenie spozycia biatka lub suplementacje amino-
kwasow.

Dane dotyczace epidemiologii zaburzen cyklu mocznikowego sg ograniczone. Wigkszosc opu-
blikowanych danych dotyczy rozpowszechnienia w formie liczby przypadkow na liczbe zy-
wych urodzen. Brak jest danych dotyczacych rozpowszechnienia w przeliczeniu na populacje
generalna.

Lapadalnosc pozwala okresli¢ roczng liczbe nowych chorych. Wspotczynnik nie jest odpo-
wiedni do okreslenia chorobowosci z uwagi na zwigekszong smiertelnosc wsrod pacjentow z
zaburzeniami cyklu mocznikowego.

W raporcie dla Carbaglu (innej metabolicznej choroby sierocej) ocenionym przez AOTMIT do
kalkulacji rozpowszechnienia choroby wykorzystano dane zamieszczone w dokumentacji EMA
(Carbaglu 2019). Odnaleziono dokument EMA 2015 dla leku Ravicti® dotyczacy nadania statusu
sierocego, ktory zawierat informacje o rozpowszechnieniu choroby w populacji generalnej.
Oszacowang populacje na podstawie tych danych zamieszczono w Tab. 2. Dane o rozpo-
wszechnieniu zamieszczone w dokumentacji EMA przewyzszaja wartosc¢ zapadalnosci, co
Znaczaco obniza wiarygodnosc oszacowan populacji chorych na podstawie danych z EMA.
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Tab. 2. Dane dotyczace rozpowszechnienia zaburzen cyklu mocznikowego.

Ma podstawie danych EMA 2015 Zapadalnosc (na liczbe zywych urodzerni)
Oszacowana
liczba cho-
Rozpowszechnienie Oszacowana rych w Pol-
Choroba chﬂrl?ﬂb wedhy liczba cho- | Summar | Batshaw | Waters | sce na pod-
v R rych w Pol- | 2013 2014 2018 | stawie za-
EMA . . .
5Ce padalnosci
Summar
2013*t
CPS 0,14:10 000 536 | 1° ggg 'B%EE’ - 29
OTC 0,14:10 000 536 [ 1:56500 | 1:63 000 - er7
ASS 0,2:10 000 765 =200 bd . 153
ASL 0,06:10 000 20| 2L bd i 175
ARG 0,03:10 000 115 “3% 141 Egg i 40
HHH 1,2:10 000 4592 | <2000 bd i 19
SUMA 6773 - - - 1094
faburzenia
cyklu moczni- 2,91:100
kowego ogo- 000
tem

* uwzgledniajac liczebnosc populacyi Pelski z 31.12.2020 (dane Gtownego Urzedu Statystycznego); oszacowanie
przy raloZeniu, Ze pacjenci z UCD maja ryzyvko zgonu jak dla populacji generalnej
Szacowanie populacji na podstawie zapadalnosci wymagatoby znajomosci szczegotowych da-

nych dotyczacych smiertelnosci chorych w poszczegdlnych latach oraz wykonania zatozen do
oszacowania. Takie oszacowanie bytoby obarczone znaczng niepewnoscia.

Odnaleziono dane z rejestru EIMD, ktdry uwzglednia pacjentdw z zaburzeniami cyklu mocz-
nikowego lub acyduriami organicznymi. W rejestrze bierze udziat jeden polski osrodek.
Liczba zarejestrowanych przypadkow w Instytucie ,,Pomnik-Centrum Zdrowia Dziecka™ wy-
nosi 43 pacjentdw w tym 41 o statusie aktywnym (EIMD). Dane z polskiego osrodka najpraw-
dopodobniej nie uwzgledniajg wszystkich pacjentow z Polski. W rejestrze EIMD biorg udziat
wszystkie osrodki zajmujace sie pacjentami z Hiszpanii z uwagi na zorganizowany rejestr
krajowy pacjentow z UCD. Wykorzystano te dane do oszacowania populacji pacjentow w
Polsce zaktadajac, Zze rozpowszechnienie jest takie samo jak w Hiszpanii. Zgodnie z wynikami
oszacowar w Polsce powinno byc 121 pacjentdw o statusie aktywnym z acyduriami organicz-
nymi lub UCD podczas, gdy liczba pacjentow zarejestrowanych w Instytucie ,,Pomnik Cen-
trum Zdrowia Dziecka™ wynosi 41 (Tab. 3). Wykorzystanie danych dla Polski z rejestru EIMD
prowadzitoby do niedoszacowania chorobowosci (tylko jeden osrodek). Wykorzystanie pol-
skich danych skorygowanych danymi hiszparskimi bytoby niewtasciwe z uwagi na uwzaled-
nienie w rejestrze EIMD rowniez pacjentow z acyduriami organicznymi, co skutkowatoby
przeszacowaniem populacji.
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Tab. 3. Liczba pacjentéw w Polsce i Hiszpanii na podstawie rejestru EIMD.

Liczba pacjentow Obszar/osrodek | Zrédto/Komentarz
Pacjenci w rejestrze EIMD (zaburzenia cyklu mocznikowego lub acydurie organiczne)
41 o statusie aktywnym (43 Instytut ,,Pomnik-

wszystlkich zarejestrowanych pa- Centrum Zdrowia EIMD

cjentdw) Dziecka™ (Polska)

148 o statusie akbywnym (201

wszystlkich zarejestrowanych pa- Hiszpania EIMD

cjentdw)

Oszacowanie wiasne na podstawie danych z reje-
stru EIMD dla Hiszpanii, bicrac pod uwage akbyw-
nych pacjentdw. Szacowano zaktadajac takie

121 | Palska samo rozpowszechnienie choroby w populacji ge-
neralnej. Dane o ludnosci w Polsce pochodzity z
GUS 2020, Dane dla Hiszpanii z INE 2012 (stan na
lipiec 2019)

Oszacowanie wiasne na podstawie rejestru EIMD
dla Hiszpanii, biorac pod uwage wszystkich zare-
jestrowanych pacjentdw. Szacowano zakiadajac
164 | Polska takie samo rozpowszechnienie choroby w popula-
cji generalnej. Dane o ludnosci w Polsce pocho-
dzity z GUS 2020. Dane dla Hiszpanii z INE 2019
{stan na lipiec 2019)

Podczas wyszukiwania danych epidemiologicznych dla zaburzen cyklu mocznikowego w bazie
MEDLINE (PubMed) odnaleziono badanie dotyczace hiszpariskiej populacji pacjentdw z zabu-
rzeniami cyklu mocznikowego Hemandez 2014. Dane pozwolity na okreslenie chorobowosci
dla zaburzen cyklu mocznikowego, ktorg wykorzystano do oszacowania liczebnosci populacji
docelowe]j wskazanej we wniosku. Zgodnie ze wskazaniem, leczenie ma dotyczyc pacjentow,
ktdrych nie mozna skutecznie leczyc tylko poprzez ograniczenie spozycia biatka lub suple-
mentacje aminokwasow. Badanie Hernandez 2014 zawierato informacje o odsetku pacjentow
leczonych fenylomaslanem sodu. Dane te wykorzystano w oszacowaniu populacji docelowej.
Wyniki oszacowania zamieszczono w Tab. 4.

Tab. 4. Liczba pacjentow z zaburzeniami cyklu mocznikowego w Polsce oszacowana na
podstawie danych z publikacji Hernandez 2014.

Liczba pacjentéw | Obszar/osrodek | Zrédto/Komentarz

104 | Hiszpania Hernandez 2014 (roczny okres ob-

Liczba pacjentdw z zabu- serwacyjny)

rzeniem cyklu mocznike- Oszacowanie wiasne na podstawie

wego leczona w osrodkach danych z publikacji Hemandez

dedykowanych tym pa- 85 | Polska 2014 oraz populacji obu krajéw

cjentom (GUS5 2020, INE 2019 stan na sty-
czen 2013).

Odsetek pacjentdw z za-

burzeniem cyklu moczni- . . . .
Pacienci wymagajacy wiaczenia do

I{DWE:ED wmagajrqcych le- 58% | Hiszpania leczenia fenylomaslanu sodu
czenia fenylomaslanem
sodu

. Oszacowanie wiasne na podsta-
Populacja docelowa 49 | Polska wie danych z Hermandez 2014
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Populacje okreslono na podstawie danych o chorobowosci, jest ona stata w czasie z uwagi
na nieznacznie zmieniajaca sie 02olng liczebnosc populacji Polski. Liczebnosc populacji do-
celowej wskazane] we wniosku zamieszczono w Tab. 7

Wariant minimalny populacji docelowej (Tab. 5) oszacowano zaktadajac mniejszy odsetek
pacjentdw wymagajacych leczenia fenylomaslanem. Wartos¢ przyjeto jak w dokumentacji
opublikowanej na stronie niemieckiej agencji HTA (G-BA 2018a, str. 29), tj. 40%.

Tab. 5. Liczba pacjentéow z zaburzeniami cyklu mocznikowego w Polsce oszacowana na

podstawie danych z publikacji Hernandez 2014 1 G-BA 2018a: scenariusz minimalny.

Liczba pacjentéw | Obszar/osérodek | Zrédto/Komentarz
| o 104 | Hiszpania Hernandlez 2014 (roczny ckres ob-
Liczba pacjentow z zabu- serwacyjny)
rzeniem cyklu mnrfmik{:- Oszacowanie wiasne na podstawie
wego leczona w osrodkach danych z publikacji Hemandez
dedykowanych tym pa- 85 | Polska 2014 oraz populacii obu krajéw
cjentom (GUS 2020, INE 2019 stan na sty-
czen 2013).
Odsetek pacjentow z za-
burzeniem cyklu moczni- G-BA 2018a
k'I'WE:E'I' wmagajracyc:h le- 40% | - Pacjenci wymagajacy wiaczenia do
czenia fenylomaslanem leczenia fenylomaslanu sodu
sodu
Oszacowanie wiasne na podsta-
Populacja docelowa 34 | Polska wie danych z Hernandez 2014 i
G-BA 2018

Populacje maksymalng oszacowano wykorzystujgc dane z dokumentacji niemieckiej agencji
HTA (G-BA 2018a, str. 59). W Tab. 6 przedstawiono schemat poszczegolnych etapow oszaco-
wan. Zmieniono odsetek wymagajacych leczenia wzgledem dokumentacji niemieckie]
uwzgledniajac dane z badania Hernandez 2014. Wartosc 49% oszacowano jako srednia z G-
BA 2018a (str 59) i Hernandez 2014.

Tab. 6. Oszacowanie populacji docelowej w wariancie maksymalnym.

Parametr Wartosc Komentarz/zrodto

Liczba UCD w UE w 2015 3400 | G-BA 2018a (str. 59)

Miliongw w UE w 2015 508 | G-BA 2018a (str. 59)

Populacja Polski w 2015 w min 38 | GUS 2015

Odsetek ludnosci Polski w UE w 2015 % | Oszacowanie

Liczba pacjentaw z UCD w Polsce 257 | Oszacowanie

odsetek zdiagnozowanych przypadkdw w UE 0% | G-BA Z2018a (str. H9)

Liczba zdiagnozowanych przypadkdw UCD w Polsce 129 | O=zzacowanie

Odsetek leczonych fenylomaslanem sodu 49% | Srednia z odsetek: raportowany w
dokumentacji niemieckie] agencji
HTA (G-BA 2018a (str. 59)) i w publi-
kacji Hernandez 2014

Liczba pacjentdaw kwalifikujacych sie do leczenia 63 | Oszacowanie

Podsumowanie wynikow oszacowarni populacji docelowej zamieszczono w Tab. 7.
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Tab. 7. Liczebnosci populacji docelowej wskazanej we wniosku.

Wariant i Liczebnosc populacji Srddl
drlant anatl o0t
= | rok Il rok

Majbardzie] prawdopo- 49 49 Oszacowanie wiasne na podstawie Hernandez

dobny 2014

Scenariusz minimalny 24 24 ?{ﬁiﬁpg—aglelmgﬂne na podstawie Hernandez
Oszacowanie wiasne na podstawie danych z G-BA

. 2018a z odsetkiem wymagajgcych leczenia feny-

scenariusz maksymalny 63 63 lomaslanem na poziomie 4%% (srednia z G-BA

2018a i Hernandez 2014)

2.1.3 Szacowanie liczebnosci populacji, w ktorej wniosko-
wana technologia jest obecnie stosowana

Liczebnosc populacji, w ktorej wnioskowana technologia jest obecnie stosowana oszacowano
na podstawie danych przekazanych przez wnioskodawce. Wnioskowana technologia nie jest
obecnie stosowana w Polsce (liczebnosc populacji = 0 pacjentow).

2.1.4 Szacowanie rocznej liczebnosci populacji, w ktérej
whnioskowana technologia bedzie stosowana przy za-
tozeniu, ze minister wiasciwy do spraw zdrowia wyda
decyzje o objeciu refundacja

Szacowanie rocznej liczebnosci populacji, w ktdrej wnioskowana technologia bedzie stoso-
wana przy zatozeniu, ze minister wiasciwy do spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu refun-
dacja przeprowadzono w oparciu o nastepujace zatozenia:

» zalozono, Ze wszyscy pacjenci zostang zakwalifikowani w pierwszym roku;
» zatozono liniowy wzrost liczby pacjentow w programie w pierwszym roku.
Oszacowana liczbe osobolat terapii w scenariuszu nowym zamieszczono w Tab. 9.

Tab. &. Liczebnosci populacji, w ktorej wnioskowana technologia bedzie stosowana przy
zatozeniu, ze minister wtasciwy do spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu refundacja

Liczebnosc populacji

Wariant analizy Irédto

| rok Il rok
Najbardziej prawdopodobry 49 49 g;ﬁjcmvame wiasne na podstawie Hernandez
Minimalny 24 24 Oszacowanie wiasne na podstawie Hernandez

20147 G-BA 2018

Dszacowanie wiasne na podstawie danych z

G-BA 2018a z odsetkiem wymagajacych lecze-
Maksymalry 63 63 nia fenylomaslanem na pozicmie 49% (srednia
z 3-BA 2018a i Hermandez 2014)
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Tab. 9. Liczba osobolat terapii w scenariuszu nowym.

i ] Liczba osobolat terapii
Wariant analizy ! rok I rok
Majbardzie] prawdopodobny 27 49
Minimalny 19 34
Maksymalny 34 63

2.1.5 Podsumowanie szacunkow rocznej liczebnosci popu-
lacji

Podsumowanie szacunkdw rocznej liczebnosci populacji przedstawione w rozdziatach 2.1.12-
2.1.4 zestawiono w tabeli ponizej.

Tab. 10. Podsumowanie szacunkow rocznej liczebnosci populacji

e Liczebnosc populacji Odnosnik do roz-
opulacja I rok | Il rok dziatu i tabeli
Pacjenci ze wskazaniem 49 ‘ 49 | Rozdziat 2.1.2, Tab. 7

okreslonym we wniosku

Pacjenci, u ktorych wnio-
skowana technologia jest 0 | Rozdziat 2.1.3
obecnie stosowana

Pacjenci stosujacy wnio-
skowang technologie w

SCENAriUSZU NoWYIm wa- 49 49

riant najbardziej prawdo-

podobny

Eli?-u;:iaear:'ima_ i;i;‘-:iﬁ;;”‘:f - Rozdziat 2.1.4, tabela
34 34 | Tab. 8

SCENAriuszuU NowWyim wa-
riant minimalny

Pacjenci stosujacy wnio-
skowang technologie w &3 63
SCENAriusIuU NowWYIm wa-
riant maksymalny

2.2 Scenariusze analizy

2.2.1 Scenariusz istniejacy

Scenariusz istniejacy odpowiada ilosciowe] prognozie rocznych wydatkdéw podmiotu zobo-
wigzanego do finansowania swiadczen ze srodkow publicznych, jakie beda ponoszone na le-
czenie pacjentow w stanie klinicznym wskazanym we wniosku, z wyszczegdlnieniem sktado-
wej wydatkow stanowigce] refundacje ceny wnioskowanej technologii przy zalozeniu, ze
minister wtasciwy do spraw zdrowia nie wyda decyzji 0 objeciu refundacja, o ktorej mowa
wonp. 11 ust. 1 ustawy lub decyzji o podwyZzszeniu ceny, o ktdrej mowa w np. 11 ust. 4 ustawy.

13



Femylomaslan glicerolu iRavicti®) w leczeniu zaburzen cyklu mocznikowego — analiza wpbovwu na budzet

2.2.2 Scenariusze nowe

Warianty scenariusza nowego odpowiadaja ilosciowe] prognozie rocznych wydatkdw pod-
miotu zobowigzanego do finansowania swiadczen ze srodkow publicznych, jakie beda pono-
szone na leczenie pacjentow w stanie klinicznym wskazanym we wniosku, z wyszczegolnie-
niem skiadowej wydatkow stanowigcej refundacje ceny wnioskowane] technologii przy za-
tozeniu, ze minister whasciwy do spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu refundacja, o ktorej
mowa w np. 11 ust. 1 ustawy lub decyzje o podwyzszeniu ceny, o ktdrej mowa w np. 11 ust.
4 ustawy.

Tab. 11. Zestawienie zatozen wariantdw scenariusza nowego

Wariant najbardziej Wariant minimalny Wariant maksymalny
prawdopodobny

Rozpowszechnienie na podstawie Rozpowszechnienie na podstawie Rozpowszechnienie na podstawie
danych z Hernandez 2014 danych z Hernandez 2014 danych z G-BA 2018a (str. 5%)
Odsetek wymagajacych leczenia Odszetek wymagajacych leczenia Odsetek wymagajacych leczenia
fenylomaslanem z badania Her- fenylomaslanem z G-BA 2018a fenylomaslanem 49% (srednia z G-
nandez 2014 (38%) (40%) BA 2018a i Hernandez 2014)

2.3 Perspektywa analizy

Analize przeprowadzono z perspektywy ptatnika publicznego, tj. Narodowego Funduszu
Idrowia (NFZ). Dodatkowym celem analizy bylo przedstawienie wynikow oszacowan
uwzgledniajacych koszty terapii ponoszone przez pacjentow na leczenie lekiem Ammonaps.
W zwigzku z tym analize przeprowadzono rowniez z perspektywy wspolnej (NFZ 1 pacjenta).

2.4 Horyzont czasowy analizy

W analizie przyjeto 2-letni horyzont obserwacji. Przyjety horyzont analizy wynika z czasu
obowiazywania decyzji refundacyjnej. Ponadto zatozono upowszechnienie terapii w ciggu 2
lat od decyzji refundacyjnej. Takie zatozenie wynikato z ograniczonej liczby osrodkdw zaj-
mujacych sige leczeniem pacjentdw zaburzeniami cyklu mocznikowego. Majac na uwadze ter-
min przygotowania analizy i czas konieczny na przeprowadzenie postepowania administra-
cyjnego dotyczacego wniosku o refundacje, horyzont czasowy obejmuje lata 2021-2022.

2.5 Analizowane koszty

W analizie uwzgledniono nastepujace kategorie kosztdow:
» wnioskowanego leku
» technologii opcjonalnej
» monitorowania leczenia i diagnostyki.

W analizie nie uwzgledniono kosztow dziatan niepozadanych z uwagi na brak rdznic w bez-
pieczernstwie stosowania lekéw wykazanej w analizie klinicznej (AK 2021).

Dawka leku fenylomaslanu sodu jak i fenylomaslanu glicerolu jest ustalana indywidualnie i
zalezy od masy, wzrostu oraz zapotrzebowania energetycznego. Ustalenie dawki wymaga
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monitorowania parametrow laboratoryjnych. Koszt monitorowania leczenia i diagnostyki
ustalono na podstawie zapisow programu lekowego. Zatozono, 7e nie ma roznic w przebiegu
monitorowania i diagnostyki dla obu lekow. Nie zidentyfikowano danych stanowigcych pod-
stawe do koniecznosci zroznicowania monitorowania i diagnostyki porownywanych lekow.

Oszacowanie zuzycia leku byto takie samo jak w analizie ekonomicznej dotaczonej do wnio-
sku (AE 2021).

2.5.1 Koszt wnioskowanego leku

2.5.1.1 Uzasadnienie kategorii odptatnosci i kwalifikacji do grupy li-
mitowej wnioskowanego leku

Wnioskodawca wnioskuje o refundacje w ramach kategorii dostepnosci refundacyjnej lek,
srodek spozywczy specjalnego przeznaczenia Zywieniowego stosowany w ramach programu
lekowego.

Mie zidentyfikowano grupy limitowej, w ktdorej byltyby leki o tej samej nazwie miedzynaro-
dowej lub innej nazwie miedzynarodowej, ale o podobnym dziataniu terapeutycznym i zbli-
Zzonym mechanizmie dziatania jak fenylomaslan glicerolu.

Mie zidentyfikowano grupy limitowej, w ktdrej bytyby leki uzyskujace podobny efekt zdro-
wotny jak fenylomaslan glicerolu pomimo odmiennych mechanizmow dziatania lekow.

Podsumowujac wnioskowany lek zgodnie z zapisem np. 15 ust. 2 Ustawy Refundacyjnej wy-
maga utworzenia odrebnej grupy limitowej.

Wnioskowane jest objecie refundacja w ramach programu lekowego. W zwiazku z tym lek
kwalifikuje sie do odptatnosci dla pacjenta: bezptatnie.

2.5.1.2 Koszt Ravicti® (fenylomaslan glicerolu)

Koszt Ravicti® (fenylomaslan glicerolu) przyjeto w oparciu o dane przekazane przez wnio-
skodawce.

Tab. 12. Koszt Ravicti® (fenylomaslan glicerolu).

Opakowanie Cena zbytu Cena Limit Poziom od- Refundacja
netto hurtowa [zt] pltatnosci NFZ
[zt] [] [=i]
1 butelka zawierajaca - - - bezptatnie -
25 ml

2.5.2 Koszt technologii opcjonalnych

Koszt fenylomaslanu sodu zostat okreslony na podstawie kosztu leku Ammonaps opublikowa-
nego Ogdlnopolskim Systemu Zdrowia. Koszt leku nierefundowanego ponosi pacjent.
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Tab. 13. Koszt leku Ammonaps (0S0Z).

Opakowanie Cena brutto [zi]
250 tabletek po 500 mg 3 800,00

2.5.3 Zuzycie lekéw

Populacje stanowia pacjenci z zaburzeniami cyklu mocznikowego, w tym niedoborem synte-
tazy karbamoilofosforanowej |, karbamoilotransferazy omitynowej, syntetazy arginino-
bursztynianowej, liazy argininobursztynianowej, arginazy i translokazy ornitynowej (tzw. Ze-
spot hiperamonemia-hiperornitynemia-homocytrulinemia), ktérych nie mozna skutecznie le-
czyC tylko poprzez ograniczenie spozycia biatka lub suplementacje aminokwasow.

Zgodnie z ChPL dawkowanie leku Ravicti® a takze fenylomaslanu sodu jest zindywidualizo-
wane w oparciu o powierzchnie ciata oraz zapotrzebowanie organizmu. Nie odnaleziono da-
nych dla polskiej populacji pacjentéw z zaburzeniami cyklu mocznikowego

£ uwagi na rzadki charakter choroby trudno o objecie badaniem reprezentatywnej grupy
chorych. W odnalezionych analizach HTA sposob oszacowania zuzycia lekow opierat sie na
arbitralnych zatozeniach. Przedstawiono wyniki oszacowania dla pacjenta o sredniej masie
ciata 70 kg i powierzchni ciata 1,6 m2 (AWMSG 2019, SMC 2018). Przedstawiono kilka warian-
tow analizy wrazliwosci dotyczacych zuzycia leku poprzez zmiane zatozen dotyczacych masy
i powierzchni ciata. W analizie CADTH 2016 opisano zakres zmiennosci kosztu leku bez szcze-
gotowego opisu przyjetych zatozen dotyczacych zuzycia lekow.

Tab. 14. Zatozenia dotyczace zuzycia leku w odnalezionych analizach ekonomicznych zto-
zonych do agencji HTA.

Organizacja Komparator Metoda szacowania zuzycia

Srednia masa ciata 70 kg, srednia powierzchnia ciata 1,6 m2,
dawka dla Ammonaps 9,9 g/m2. Podziat dawki dobowej Ammonaps
na 3 dawki dzienne 1 zaokraglenie dawki do 500 mg. Dawka leku
AWMSG 2019 Ammeonaps (fenylo- Ravicti® zgodnie z przelicznikiem z ChPL, 1g Ammonaps = 0,86 ml
(Walia) maslan sedu) Ravicti®. Zackraglenie dawki Ravicti® zgodnie z ChPL.
Przedstawiono analize wrazliwosci: m.in. dla populacji pediatrycz-
nej (masa ciata 10 kg) oraz dla pacjenta o masie 60 kg i po-
wierzchni ciata 1,48 mZ.

LatoZzenia jak w AWMSG 2019, ponadto dodatkowe analizy wrazli-
wosci, tj. dla pacjenta o masie 90 kg i powierzchni ciata 1,82 m2
oraz dziecka o masie ciata 30 ke i powierzchni ciata 1,05 m2. Sred-
nia dawka Ammonaps 11 lub 13 g/m2 w scenariuszu analizy wrazli-
wiosci. Tylko pacjenci nieleczeni wozesniej fenylomaslanem sodu

SMC 2018 (5zko- | Ammonaps (fenylo-
cja) maslan sodu)

Sama dieta lub Phe-
CADTH 2016 burane (fenyloma- Brak szczegdtdw dotyczacych przvijetych zatozen w analizie pod-
{Kanada) slan sodu) stawowe]j

Wykluczono dane dotyczace zuzycia z badani klinicznych z uwagi, ze do badania kwalifikuja
sie pacjenci z zaburzeniami cyklu mocznikowego (UCD), ale w badaniu podczas kwalifikacji
nie wymaga sie by populacja badania odzwierciedlata populacje chorych pod wzgledem
wieku, masy ciata czy wzrostu. Zadne badanie kliniczne wtaczone do analizy klinicznej nie
obejmowato cate] populacji chorych (AK 2021), np. jedno z badan dotyczyto dzieci ponizej
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2. r.Z. Ponadto wszystkie badania krotkoterminowe uwzgledniaty populacje pacjentow wcze-
sniej leczonych fenylomaslanem sodu.

Charakterystyka populacji pacjentow z UCD z Hiszpanii wskazuje, Zze populacja ta odbiega
od polskiej. Sredni wzrost pacjentdw powyzej 18. r.z. wynosi tylko 161 cm. Podczas, gdy

zgodnie z siatkami centylowymi dla Polski wzrost w 18. r.z. dla mezczyzn to 179 cm natomiast
dla kobiet 165 cm.

Biorac pod uwage powyzsze dawke lekdw oszacowano na podstawie zapisow ChPL leku Rav-
icti® i Ammonaps oraz siatek centylowych dla Polski. Szczegdly oszacowania opisano ponizej.

Do okreslenia zuzycia lekow wykorzystano dane o masie ciatla oraz wzroscie dla populacji
polskiej z siatek centylowych (Oblaciriska 2017). Powierzchnie ciata obliczono stosujac row-
nanie Haycocka. Przyjeto dawkowanie zgodne z opisanym w ChPL, tj.:

« dla leku Ravicti® 8,5 ml/m?/dzien dla dzieci o powierzchni ciata <1,3 m2 oraz 7
ml/m?/dzien dla os6b o powierzchni ciata >1,3 m2;

* dla leku Ammonaps srednia z przedziatu 450-600 mg/ kg m.c./dobe dla dzieci o masie
ciata <20 kg oraz srednia z przedziatu 9900-13000 mg/kg m.c./dobe dla osdb o masie
ciata >20 ka.

Oszacowanie wymagato przyjecia zatozen dotyczacych struktury wiekowej populacji ze
wzgledu na brak danych dotyczacych charakterystyki populacji chorych w Polsce. Zatozono,
Ze:

+ dorosli pacjenci stanowic beda 10% populacji;
* roczniki w grupie pediatrycznej sa rownoliczne;
« udzial mezczyzn i kobiet w populacji jest taki sam.

ChPL Ravicti® réznicuje sposob dawkowania w zaleznosci od wczesniejszego stosowania fe-
nylomaslanu sodu. U pacjentdw stosujacych wczesniej fenylomaslan sodu dawka fanyloma-
slanu glicerolu stanowi 0,86 dawki dawki fenylomaslanu sodu. Zatozono, ze odsetek pacjen-
tow stosujgcych fenylomaslan sodu bedzie wynosit 5% z uwagi na wysoka ceng leku dla pa-
cjenta. Mie odnaleziono polskich danych, ktdre pozwolityby na zmiang zatozen.

Szczegdly oszacowania zamieszczono w pliku Ms Excel dotaczonym do wniosku.

2.5.4 Koszt monitorowania i diagnostyki

2.5.4.1 Koszty w PL

Pacjent bedacy w programie lekowym odbywa regularne porady ambulatoryjne zwigzane z
kontrola stanu zdrowia oraz uzyskaniem recepty na kontynuacje terapii.

Liczbe porad okreslono na podstawie zapisow PL oraz biorgc po uwage wytyczne kliniczne
Haberle 2019. W programie lekowym znajduje sig zapis o koniecznosci monitorowania lecze-
nia w zaleznosci od potrzeb klinicznych, wieku i stabilnosci pacjenta, nie rzadziej niz raz w
roku. Wytyczne Haberle 2019 wskazuja, ze porady u mtodszych pacjentdw lub u pacjentdw
z mniej stabilnym stanem powinny sie odbywac co 3 miesigce natomiast u pacjentdw usta-
bilizowanych porady moga byc rzadkie, tj. raz na rok. Na potrzeby analizy przyjeto, ze po-
rady odbywaja sie co pot roku. Koszt porady zamieszczono w Tab. 17.
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Koszty monitorowania stanu zdrowia to rowniez koszt diagnostyki w PL. W procesie ustalenia
kosztu ryczattu za diagnostyke wykorzystano dane o ryczalcie za diagnostyke dla obecnie
funkcjonujacych programow lekowych. Do analizy wybrano zblizone programy lekowe, tj.
dotyczace rzadkich wrodzonych choréb metabolicznych. Wybrane programy lekowe posorto-
wano zgodnie z rosnacym kosztem za diagnostyke (Tab. 15). Zblizony profil badari laborato-
ryjnych miat program lekowy B.109, jednakze podczas monitorowania w PL nie sa konieczne
konsultacja dietetyczna, neurologiczna i psychologiczna. Diagnostyka kolejnego programu
lekowego jest wyceniona na znacznie wigcej, jednak w ramach monitorowania przebiegu
leczenia wykonuje sie badania kosztochtonne (rezonans magnetyczny), przewidziano inne
badania obrazowe a takze wieksza liczbe konsultacji lekarskich. Tym samym koszt diagno-
styki w programie lekowym dla pacjentow z UCD powinien sig znajdowac pomiedzy kosztem
dla programu lekowego B.109 i B.24. Koszt ryczattu za diagnostyke w PL dla pacjentdw z UCD
oszacowano dodajac koszt konsultacji dietetyka, neurologa i psychologa do kosztu ryczattu
za diagnostyke dla programu lekowego B.109. Koszt konsultacji lekarskich oszacowano zgod-
nie z opisem w rozdziale 2.5.4.2. Wynik oszacowania zamieszczono w Tab. 16.

Tab. 15. Dane dotyczace diagnostyki w istniejacych programach lekowych dotyczacych
rzadkich wrodzonych choréb metabolicznych (Zarzadzenie 162/2020/DGL).

Mazwa programu lekowego Koszt ryczattu za | Komentarz, decyzja
diagnostyke [z]

BE.109. Leczenie uzupetniajace |-karnityng w 492,00 | Badania z tej samej listy (W4) badan

wybranych cherobach metabeolicznych (ICD-10 ambulatoryijnych, badania realizo-

E71.1, E71.3, E72.3) wane co pot roku jak dla PL dla pa-
cjentdw z UCD. Brak konsultac)i z
dietetylkiem, neurclogiem i psycholo-
giem.

B.24. Leczenie choroby Hurler (ICD-10 EV6.0) 1 297,92 | Badania laboratoryjne oraz badania
obrazowe | w tym rezonans magne-
tyczny)

B.23. Leczenie choroby Gauchera typu | oraz 1 460,16 | Wykluczenie z oszacowan

typu Il (ICD-10 E75.2)

B.22. Leczenie choroby Pompego (ICD-10 1973,92 | Wykluczenie z oszacowan

E74.0)

B.25. Leczenie mukopeolisacharydozy typu 2 487,68 | Wykluczenie z oszacowan

(zespot Huntera) (ICD-10 E76.1)

B.104. Leczenie choroby Fabry'ego (ICD-10 2 493,00 [ Wykluczenie z oszacowan

E75.2)

B.21. Leczenie ciezkich wrodzonych hiperho- 3 352,96 | Wykluczenie z oszacowan

mocysteinemii (ICD-10 E72.1)

BE.%96. Leczenie nocnej napadowe] hemoglobi- 4 083,00 [ Wykluczenie z oszacowan

nurii (PMH) {ICD-10 D5%.5)

B.76. Leczenie tyrozynemii typu | (HT-1) (ICD- 4 542,72 | Wykluczenie z oszacowan

10 E70.2)
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Tab. 16. Oszacowanie kosztu ryczattu za diagnostyke w programie lekowym dla pacjentow
z UCD.

Mazwa Koszt [zi]

Ryczatt roczny za diagnostyke w programie lekowym B.109 492,00
Konsultacje psychologa (ocena stopnia rozwoju), neurcloga, dietetyczne® 317,96
Suma B09,96

* zaloZono, Ze menitorowanie odbywa sie raz na pot roku (tj. 2 razy w roku); koszt konsultacji jak w Tab. 15.

W ramach kosztow programu lekowego uwzgledniono jednorazowo koszt kwalifikacji do pro-
gramu (Tab. 17). Swiadczenie to jest moZliwe do rozliczenia dla pozostatych programdw le-
kowych dla wrodzonych rzadkich chorob metabolicznych.

Zgodnie z ChPL rozpoczecie terapii fenylomaslanem wymaga ustabilizowania dawki i dtuz-
szej, regularnej obserwacji poziomu amoniaku, co wiaze sie z hospitalizacja. Czas hospita-
lizacji ustalono na podstawie statystyk jednorodnych grup pacjentow (JGP) z 2020 roku.
Zoodnie z danymi dla grupy K28F wrodzone wady metaboliczne <66 r.z. zardwno dominanta
jak i mediana czasu hospitalizacji wskazuje na sredni czas hospitalizacji pacjentow wyno-
szacy 3 dni (JGP 2020). Koszt osobodnia hospitalizacji w ramach programu lekowego zamiesz-
czono w Tab. 17.

Tab. 17. Koszt swiadczen zwiazanych z realizacja programu lekowego.

Kod swiadczenia | Nazwa swiadczenia Wycena Koszt [zi]*
punktowa

5.08.07.0000023 Kwalifikacja do leczenia w programie lekowym oraz we- 338,00 338,00
ryfikacja jego skutecznosci

5.08.07.0000001 Hospitalizacja zwiazana z wykonaniem programu 486,72 486,72

5.08.07.0000002 Hospitalizacja zwiazana z wykonaniem programu u 540,80 540,80
dzieci

5.08.07.0000004 Przyjecie pacjenta w trybie ambulatoryjnym zwiazane z 108,16 108,16

wykonaniem programu

*1punkt =1zt

2.5.4.2 Koszty leczenia poza PL

Pacjenci stosujacy leczenie fenylomaslanem sodu z uwagi na taki sam mechanizm dziatania
leku jak lek Ravicti® wymagaja takiego samego monitorowania stanu zdrowia. Tym samym
koszt monitorowania okreslono na podstawie listy badan i konsultacji przewidzianych w PL.

Tab. 18. Koszt monitorowania raz na pot roku.

Hazwa Przypisane swiadczenie Koszt [zi]
Badania laboratoryjne i kon- | Wi4 Swiadczenie specjalistyczne 4-go typu, porada psycholo- 330,98
sultacje lekarskie raz na pét | giczna (5.00.04.0000002), W11 Swiadczenie specjalistyczne 1-
roku go typu (porada neurologa), W11 Swiadczenie specjalistyczne

1-go typu (porada dietetyczna)®

* szczegoly oszacowania patrz Tab. 19.

19



Femylomaslan glicerolu iRavicti®) w leczeniu zaburzen cyklu mocznikowego — analiza wpbovwu na budzet

Lgodnie z Zarzadzeniem Prezesa NFZ nr 162/2020/DGL § 2 ust. 1 pkt 17 koszt badan gene-
tycznych jest wylaczony z kosztu ryczattu za diagnostyke. Stad tez koszt badan genetycznych
zostat pominiety, gdyz koszt tych badan jest taki sam w przypadku interwencji i komparatora
(koszt nierdZznicujacy pordwnywanych interwencji).

Tab. 19. Lista badarn programu lekowego wraz z przypisanymi swiadczeniami.

Badanie Lista Dopasowane swiadczenie Koszt [zt]
Badania przy kwalifikacji
stezenie amoniaku we kred Wi W14 Swiadczenie specjali- 172,00
praofil aminolwasowy w osoczu W4 Badania dodatkowe styczne 4-go typu
- grupa 3
profil lwasdw organicznych me- ‘W4 Badania dodatkowe
toda GC/MS w moczu - grupa 3
profil acylokarnityn metods tan- W4 Badania dodatkowe
dem M5 w surowicy//suchej kropli | - grupa 3
ko
przy podejrzeniu deficytu OTC - Wi
wydalanie kwasu orotowego w
moczu (ilosciowo)
przy podejrzeniu zespotu HHH - ‘W4 Badania dodatkowe
profil aminolowasowy w moczu - grupa 3
badania genetyczne - pominieto -
konsultacja psychologa (ocena - porada psychologiczna 70,98
stopnia rozwaoju) {5.00.04.0000002)
konsultacja neurologa - W11 Swiadczenie specjali- 44 00
styczne 1-go typu
konsultacja dietetyczna (ocena - W11 Swiadczenie specjali- 44 00
ilosci biatka w diecie) styczne 1-go typu
SLIMA 330,98
Badania wykonywane w ramach monitorowania
stezenie amoniaku we kred Wi W14 Swiadczenie specjali- 172,00
stezenie glutaminy w osoczu W4 Badania dodatkowe styczne 4-go typu
- grupa 3
konsultacja psychologa (ocena - porada psychologiczna 70,98
stopnia rozwoju), (5.00.04.0000002)
konsultacja neurologa - W11 Swiadczenie specjali- 44 00
styczne 1-go typu
konsultacja dietetyczna - W11 Swiadczenie specjali- 44 .00
styczne 1-go typu
SUMA 330,98

Tab. 20. Koszt swiadczenia na podstawie Zarzadzenia nr 129/2021/DS0L.

Kod swiadczenia

Mazwa swiadczenia

Wycena punktowa

Koszt [zi]*

5.30.00.0000014

W14 Swiadczenie specjalistyczne 4-go typu

172

172,00

5.30.00.0000011

W11 Swiadczenie specjalistyczne 1-go typu 44

44,00

*1punkt=1zt
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Tab. 2. Swiadczenia z zakresu s$wiadczeri psychologicznych (Zarzadzenie nr
19/2021/DS0Z).
Kod swiadczenia | Nazwa swiadczenia Wycena punktowa | Koszt [zi]*
5.00.04.0000002 porada psychologiczna 8,40 70,98
*1 punkt = 8,45 zt oszacowano na podstawie 6 kontraktow z losowo wybranych oddziatow NFZ (patrz Tab. 22)

Tab. 22. Koszt punktu w opiece psychiatrycznej i leczeniu uzaleznien: swiadczenia psycho-
logiczne.

Oddziat HFZ | Osrodek Wycena
punktu [zt]

Dolnoslaski Centrum Meuropsychiatrii "Meuromed” 5amodzielny Publiczny Zaktad Opieki 9,00
Ldrowotnej

Lubelski Szpital Meuropsychiatryczny im. prof. M. Kacoymskiego Samodzielny Pu- 8,48
bliczny Zaktad Opieki Zdrowotnej

todzli Samodzielny Publiczny Zakiad Opieki Zdrowotne) Centralny Szpital Kli- 7,36
niczny Uniwersytetu Medycznego w Lodzi

Podlaski Specjalistyczny Peychiatryczny Samodzielny Publiczny Zakiad Opieki Zdro- 8,31
wotnej w Suwatkach

Mazowiecki Samodzielny fespdt Publiczanych fakiadow Lecznictwa Otwartego Warszawa 9,00
Qchota

Pomarski Miepubliczny Specjalistyczny Psychiatryczny Lakiad Opieki LZdrowotnej "5on” 8,54

Srednia B,45

Rozpoczecie leczenia fenylomaslanem sodu wymaga ustalenia dawki, jednakze w ramach BIA
zatozono, Ze liczba pacjentow leczonych fenylomaslanem sodu jest stata i dotyczy pacjen-
tow, ktorzy rozpoczeli wezesniej leczenie. £ uwagi na brak refundacji zatozono brak wzrostu
populacji chorych leczonych fenylomaslanem sodu w kolejnych latach w scenariuszu istnie-

jacym.
Pacjenci niestosujacy fenylomaslanu sodu rowniez wymagaja kontrolowania stanu zdrowia w
Zwigzku z zaburzeniami cyklu mocznikowego, w tym poziomu amoniaku, diety i innych pa-
rametrow zwigzanych z oceng stabilnosci pacjenta. Przyjeto, 7e wymagaja takiego samego
monitorowania stanu zdrowia jak pacjenci leczeni fenylomaslanem sodu.
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3 Wyniki

3.1 Szacowanie aktualnych rocznych wydatkéw NFZ

Aktualne roczne wydatki podmiotu zobowigzanego do finansowania swiadczen ze srodkow
publicznych, ponoszonych na leczenie pacjentow w stanie klinicznym wskazanym we wnio-
sku sa zblizone z kosztami obliczonymi dla scenariusza istniejacego (patrz rozdziat 3.2).

3.2 Wariant najbardziej prawdopodobny

Catkowite koszty dla budzetu NFZ w scenariuszu nowym wyniosa [ KEGCGCNGEEE
odpowiednio w | i Il roku refundaciji, w tym koszty wnioskowanej technologii [ GG

I odpoviednio w 1 i 1l roku refundacji. Dodatkowe koszty dla budzetu NFZ wynikajace z
wprowadzenia finansowania Ravicti® (fenylomaslan glicerolu) w analizowanym wskazaniu

wyniosa || GG odpoviednio w I i Il roku refundacji.

Tab. 23. Zestawienie wynikdw analizy dla wariantu najbardziej prawdopodobnego

Kategoria kosztow

Perspektywa NFZ

Perspektywa wspolna

| rok Il rok | rok Il rok
Scenariusz istniejacy
Koszty wnioskowanego leku [zi) 1] 0 0 0
Koszty leku Ammonaps [zi] 1] 0 365 324 365 324
Koszty diagnostyki 1 monitoro- 32 436 32 436 32 436 32 436
wania [z{]
Koszty catkowite [zi] 32 436 32 436 397 760 397 760
Scenariusz nowy
Koszty wnioskowanego leku [z1] ] ] ] e
Koszty leku Ammonaps [zf] 0 0 0 0
Koszty diagnostyki 1 monitoro- 122 547 50 288 122 547 50 288
wania [zf]
Koszty catkowite [zt] ] ] I I
Koszty inkrementalne
Koszty wnioskowanego leku [zi] ] ] ] e
Koszty leku Ammonaps [zi] 0 0 -365 324 -365 324
Koszty diagnostyki i monitoro- 90 111 17 Bh2 20111 17 852
wania [zf]
Koszty catkowite [zi] I I I ]

3.3 Wariant minimalny

Catkowite koszty dla budzetu NFZ w scenariuszu nowym wyniosa [ GGG
odpowiednio w | i Il roku refundacji, w tym koszty wnioskowanej technologii ||| Gz
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- odpowiednio w | i [l roku refundacji. Dodatkowe koszty dla budzetu NFZ wynikajace z
wprowadzenia finansowania Ravicti® (fenylomaslan glicerolu) w analizowanym wskazaniu

wyniosa, ||| GGG cdpovwiednio w 1 i 1l roku refundacii.

Tab. 24. festawienie wynikow analizy dla wariantu minimalnego

Kategoria kosztow Perspektywa NFZ Perspektywa wspolna

| rok Il rok | rok Il rok
Scenariusz istniejacy
Koszty wnioskowanego leku [zt) 0 0 0 0
Koszty leku Ammonaps [zi] 1] 0 253 430 253 490
Koszty diagnostyki 1 monitoro- 21 507 22 507 22 507 22 507
wania [zf]
Koszty catkowite [zi] 22 507 22 507 275 997 275997
Scenariusz nowy
Koszty wnioskowanego leku [zi] ] ] ] e
Koszty leku Ammonaps [zi] 0 0 0 0
Koszty diagnostyki i monitoro- g5 088 34 894 &5 088 34 894
wania [zf]
Koszty catkowite [zt] ] I I I
Koszty inkrementalne
Koszty wnioskowanego leku [zi) _ _ _ _
Koszty leku Ammaonaps [zi] 0 0 -253 490 -253 490
Koszty diagnostyki 1 monitoro- 62 hE2 12 387 62 582 12 387
wania [zf]
Koszty catkowite [z!] ] ] I I

3.4 Wariant maksymalny

Catkowite koszty dla budzetu NFZ w scenariuszu nowym wyniosa [ KEGNNGEEEEE oo
powiednio w | i Il roku refundacji, w tym koszty wnioskowanej technologii [ GGTTEEN

I odpoviednio w1 i 1l roku refundacji. Dodatkowe koszty dla budzetu NFZ wynikajace z
wprowadzenia finansowania Ravicti® (fenylomaslan glicerolu) w analizowanym wskazaniu

wyniosa || GG odpoviednio w I i 1l roku refundacji.
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Tab. 25. festawienie wynikdw analizy dla wariantu maksymalnego.

Kategoria kosztow

Perspektywa NFZ

Perspektywa wspolna

| rok Il rok | rok Il rok
Scenariusz istniejacy
Koszty wnioskowanego lebu [zi) 0 0 0 0
Koszty leku Ammonaps [zi] 0 0 469 703 469 703
Koszty diagnostyki i monitoro- 41 703 41 703 41 703 41 703
wania [zf]
Koszty catkowite [zi] 41 703 41 703 511 406 511 406
SCenariusz nowy
Koszty wnioskowanego leku [zi) _ _ _ _
Koszty leku Ammaonaps [zi] 0 0 0 0
Koszty diagnostyki 1 monitoro- 157 633 64 656 157 633 64 656
wania [zf]
Koszty catkowite [z!] ] ] I I
Koszty inkrementalne
Koszty wnioskowanego leku [z1] e e e ]
Koszty leke Ammonaps [zi] 0 0 -469 703 -469 703
Koszty diagnostyki i monitoro- 115 930 22 9532 115 930 22 952
wania [zi]
Koszty catkowite [zt] ] ] ] e
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4 Ograniczenia i dyskusja

Celem analizy bylo oszacowanie wplywu na budzet NFZ zwigzanego z refundacja leku Rav-
icti® (fenylomaslanu glicerolu) w leczeniu zaburzen cyklu mocznikowego. Analize przepro-
wadzono w horyzoncie 2 kolejnych lat. W analizie uwzgledniono koszty lekow oraz koszty
diagnostyki i monitorowania. Analiza scenariuszowa objeta scenariusz istniejacy, w ktdrym
lek Ravicti® nie jest refundowany, natomiast 5% pacjentow jest leczonych nierefundowanym
lekiern Ammonaps oraz scenariusze nowe (najbardziej prawdopodobny, minimalny i maksy-
malny), w ktarych pacjenci rozpoczynaja leczenie lekiem Ravicti®. Definicje poszczegolnych
scenariuszy roznia sie populacja liczebnoscia populacji docelowej. Do zdefiniowania scena-
riusza minimalnego i maksymalnego wykorzystano dane z dokumentacji niemieckiej agencji
HTA (G-BA 2018a).

Wyniki oszacowan populacji docelowej zgodnie z przyjeta w niniejszym raporcie metodyka
pordownano z wynikami oszacowan populacji docelowych w dokumentacjach agencji HTA
(Tab. 26).

We wczesniejsze] dokumentacji G-BA wskazano, ze populacja docelowa bedzie wynosita 100-
250 pacjentow (G-BA 2018b). Nie zamieszczono szczegdldw oszacowari. Biorac pod uwage
ludnosc Miemiec (stan na 06.2018, FS0 2018) zgodnie z metodyka zastosowana w niniejszym
raporcie liczba pacjentdw z zaburzeniami cyklu mocznikowego wymagajacych leczenia fe-
nylomaslanem sodu wynositaby ok. 106, czyli bytaby w zakresie oszacowanym w dokumenta-
cji G-BA. W dokumentacji G-BA 2018a oszacowano populacje docelowa na 94-234 pacjentow.
Oszacowanie oparto na liczbie pacjentow z zaburzeniami cyklu mocznikowego wskazanej
przez EMA dla Europy. Oszacowano udziat populacji Miemiec w populacji Europy, uwzgled-
niono wskaznik dotyczacy liczby zdiagnozowanych przypadkow oraz leczonych pacjentow
fenylomaslanem sodu wedtug danych EMA, uwzgledniono odsetek pacjentow objetych ubez-
pieczeniem zdrowotnym. Do oszacowania gdmej granicy pominigto odsetek pacjentow le-
czonych fenylomaslanem sodu.

Do oszacowania populacji docelowe] w Walii wykorzystano model uwzgledniajacy chorobo-
wosC w populacji do 17. r.Z. z publikacji Megeed 2015 (abstrakt konferencyjny), zapadalnosc
i sSmiertelnosc. Nie opisano doktadnie metody szacowania populacji docelowej w oparciu o
wymienione dane. Liczba docelowa wskazana w dokumentacji wynosi 6 (AWMSG 2019). Osza-
cowana liczba docelowa na podstawie zatozen z niniejszego dokumentu wyniostaby 4 (popu-
lacja Walii na podstawie danych z ONS 2019). Oszacowana liczba pacjentdow w Polsce biorac
pod uwage chorobowosc wsrdd pacjentdw do 17. r.z. z publikacji Megeed 2015 i stan ludnosci
0-17 lat (GUS 2020) wynosi 119 pacjentow.

Francuska agencja HTA (HAS) oszacowata maksymalng populacje docelowa we Francji na
3 400 pacjentow. Oszacowanie bazowalo na wartosci chorobowosci z Orphanet bez uwzgled-
nienia odsetka zdiagnozowanych chorych oraz odsetka wymagajacych leczenia fenylomasla-
nem sodu. Zgodnie z metodyka oszacowania w niniejszym raporcie liczba pacjentow we
Francji wyniostaby 86 pacjentdw (populacja Francji za Insee 2020).

Mie zamieszczono szczegotdow dotyczacych oszacowania populacji w raporcie ztozonym do
szkockiej agencji HTA.

Whyniki oszacowan na podstawie danych z Hiszpanii sa zblizone lub mniejsze niz oszacowania
zamieszczone w dokumentacji agencji HTA. Oszacowanie w dokumentacji G-BA 2018a oparto
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podobnie jak w niniejszym raporcie zaktadajac, ze rozpowszechnienie nie rozni sie pomigedzy
krajami Europy. Dane o liczbie chorych w dokumentacji G-BA 2018a pochodza z dokumentacji
EMA. W dokumentacji EMA nie opisano szczegdlowo zrodet danych i sposobu oszacowania
populacji docelowe]j (EMA 2015).

Zaproponowany w niniejszym raporcie sposob oszacowania populacji docelowej opiera sie
na wiarygodnych danych z Hiszpanii. Dane te pozwalaja okreslic populacje pacjentow z za-
burzeniami cyklu mocznikowego a takze z okresleniem odsetka pacjentow wymagajacych
leczenia fenylomaslanem sodu. Zaproponowany sposob oszacowania populacji docelowej
daje podobne wyniki jak oszacowania wykonane w MNiemczech, Walii i 5zkocji. Oszacowanie
odbiega znacznie od zaproponowanego w dokumentacji HAS. Populacja oszacowana w HAS
jest znacznie wigksza niz prognozowana populacja docelowa na podstawie danych z Hiszpa-
nii. Oszacowanie to odstaje od pozostatych opublikowanych oszacowarn przez co jego wiary-
godnosc jest mniejsza. Ponadto w dokumentacji nie podano szczegotow dotyczacych osza-
cowari, co dodatkowo utrudnia oceneg wiarygodnosci tego oszacowania.

Tab. 26. Podsumowanie oszacowan populacji docelowej w dokumentach agencji HTA oraz
porownanie wynikow tych oszacowan z wynikami oszacowan wedtug metodyki zastosowa-
nej w niniejszym raporcie.

Oszacowana populacja
. na podstawie rozpo-
Iridto wszechnienia w Hisz-
panii i roZznicy w popu-
lacji miedzy krajami

Populacja do-
celowa wska-
zana w doku-
mentacji HTA

Komentarz do

Kraj .
OsZacowania

Hiszpania - - 60 | Hernandez 2014

Oszacowanie wiasne,
Palska - - 49 | populacja za GU5
2020

100-250 | G-BA Z018b Oszacowanie wiasne,

Miemc 107 ulacia za F50
v 94-234 | G-BA 2018a 531% J

Oszacowanie wiasne,
Walia 6 [ AWMSG 2019 4 | populacja za OM5
2019

Oszacowanie wiasne,
Francja 3400 | HAS 20019 87 | populacja za Insee
2020

Oszacowanie wiasne,
Szkocia 17 {w 5. Roku) | SMC 2018 7 | populacja za OM5
2019

Dla scenariusza najbardziej prawdopodobnego, dodatkowe koszty dla budzetu MFZ wynika-
jace z wprowadzenia finansowania Ravicti® (fenylomaslan glicerolu) w analizowanym wska-

zaniu wyniosa, [ G cdpoviednio w i i 1l roku refundacii.

Dla scenariusza minimalnego, dodatkowe koszty dla budzetu NFZ wynikajace z wprowadze-
nia finansowania Ravicti® (fenylomaslan glicerolu) w analizowanym wskazaniu wyniosg [

I odpoviednio w i 11 roku refundacii.
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Dla scenariusza maksymalnego, dodatkowe koszty dla budzetu NFZ wynikajace z wprowa-
dzenia finansowania Ravicti® (fenylomaslan glicerolu) w analizowanym wskazaniu wyniosa

I odoovvicdnio w | i 1l roku refundaci.

Ograniczeniem analizy jest brak polskich danych epidemiologicznych. Do oszacowania popu-
lacji docelowe] wykorzystano dane z Hiszpanii. Kraj ten posiada sie¢ osrodkdw leczenia pa-
cjentdw z UCD, ktdre raportuja dane do rejestru EIMD. Z rejestrem EIMD wspdétpracuje tylko
jeden osrodek w Polsce.

Ograniczeniem analizy jest rowniez brak charakterystyki polskiej populacji chorych z UCD.
Luzycie lekow oszacowano na podstawie zapisow ChPL oraz siatek centylowych dla populacji
polskiej.

Koszty diagnostyki i monitorowania stanowia niewielka czesc kosztow catkowitych, stad tez
ograniczenia dotyczace oszacowania tych kosztow maja maty wpbtyw na wyniki analizy.
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5 Aspekty etyczne, spoteczne, prawne, wptyw
na organizacje udzielania swiadczen

Mie zidentyfikowano zadnego istotnego wplywu pozytywnej decyzji refundacyjnej dla oma-
wianej technologii na aspekty etyczne, spoteczne, prawne a takze organizacje udzielania

swiadczen.
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6 Whioski

Analiza wykazata dodatkowe wydatki po stronie NFZ zwigzane z pozytywna decyzjg refun-
dacyjna. Malezy jednoczesnie wskazac, ze decyzja refundacyjna umozliwitaby dostep te]
grupie chorych do pierwsze] refundowanej terapii dedykowanej zaburzeniom cyklu moczni-

kowego.
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7 Aneks

7.1

Zgodnosc z minimalnymi wymaganiami

Tab. 27. fgodnosc opracowania z minimalnymi wymaganiami dla analizy wpltywu na budzet

(wedtug Rozporzadzenia Ministra Zdrowia z dn. 08.01.2021r.).

Wymaganie

Rozdziat/Tabela

& 2. Informacje Zawarte w analizach muszg byd aktuaine na dzien zioZenia whiosku, oo najimmiej w Za-
kresie skutecznosci, bezpieczenstwa, cen oraz poziomu [ sposobu finansowania technologii wnioskowa-
nej I fechnologii cocjonalnych,

Dane o cenach z Ob-
wieszczenia M 7 dmia 20
sierpmia 2021 r.

& &.1 Analiza wpbywu na budzet zawiera

*  pszacowanie rocznej liczebnodci populacii:

o obejmujace] wszystkich pacjentdw, u ktdnych wnioskowana technologia moze by
zastosowana;

Rozdziat 2.1.1

o docelowes], wakazane] we wniosku,

Rozdziat 2.1.2

o w ktdrej technologia wnioskowana jest obecnie stosowana;

Rozdziat 2.1.3

*  gszacowanie rocznej liczebnosci populacii, w kbdrej wiioskowana technologia bedzie stoso-
wana pry zatofeniu, e minister wiascivy do spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu refunda-
cja (-

Rozdziat 2.1.4

»  pszacowanie aktualmych roczmech wydatkow podmictu zobowiazanego do finansowania
swiadczen () ponoszomych na leczenie pacjentow w stamie klinicznym wekazanym we wiio-
shu, 7 wyszozegdlmieniem sktadowe] wydatkdw stanowiace] refundacie ceny wnioskowane]
technologii, oile wystepuje;

Rozdziat 3.1

*  ilosciows prognoze roczmych wydatkdw podmiotu zobowiazanego do finansowania swiadczen
(...}, jakie beds ponoszone na leczemie pacjentow w stanie kliniczmym wskazanym we wniosku
z wyszczepolnieniem sktadowe]j wydatkow stanowiacej refundacje ceny wnioskowanej tech-
nologii przy zatoZeniu, #& minister wiascivwy do spraw zdrowia nie wyda decyzji o objeciu re-
fundacia (...);

Rozdziat 3.2

* ilosciows prognoze roczmych wydatkdw podmiotu zobowiazanego do finansowania Swiadczen
(..}, jakie beds ponoszone na leczenie pacjentdw w stanie kliniczmym wskazanym we wniosku
7 wyszczegolnieniem sktadowe] wydatkow stanowigcej refundacje ceny wiioskowanej tech-
nologii przy zatofeniu, Ze minister vadasciwy do spraw zdrowda wyda decyzje o objeciu refun-
dacja -h

Rozdziat 3.2

»  pezacowanie dodatkowych wydatkow (), jakie beda poncszone na leczenie pacjentdw w
stamie klinicznym wskazamym we wniosku, stanowigoych rdimice pomiedzy prognozami (..);

Rozdziat 3.2

¢  minimalny | maksymalmy wariant oszacovwania (...);

Wariant mirdmalry roz-
dziat 3.3

Wariant maksymalny roz-
dziat 3.4

wphywu na budiet.

»  zestawienie tabelanyczne wartodod, na podstawie kbdrych dokonano cszacowan (..) Oraz pro- Rozdziat 7.2
gnoz ()3

*  wyszczepolnienie zatoZen, na podstawie kkdnych dokonano oszacowan (...} oraz prognoz (.., Rozdziat 2.5.1.1
w szczepolnosci zatoZen dotyczacych kwalifikacii wnicskowanej technologii do grupy limito-
we] | wwEnaczenia podstavsy limitu;

«  document elektroniczny, umoiliviajacy powhorzenie wszystkich kalkulacii, wwyniku ktdrych | Dokument zatgczono
LZyskano osZacowania [...) oraz prognozy (..).

§ 6.2 Oszacowamia (...) oraz prognozy (...) dokomywane s3 w honyzoncie czasovaym wiascivaym dla analizy | Analize przeprowadzono

w 2-letnim honyzoncie
czasownym; Rozdziat 2.4

§ 6.3 Oszacowan, o ktdrych mowa w ust. 1 pkt 3, 6 | 7 oraz prognozy, o ktdrych mowa wust, 1 pkt 415,
dokonuje sie w szczepdlnosci na podstawie oszacowan, o kidrych mowa wust, 1 pkt 112, (). Jezeli
nie jest mozlive przedstawienie wiarypodmych aszacowan, o ktdrych mowa wust, 1 pkt 11 2, analiza
wptywu na budZet mode zawierad dodathkowy wariant, w ktorym cszacowania te uzyskano w oparciu o
inne dane.

Oszacowania, o ktorych
mewawust, 1pkt 3, 61
7 oraz prognozy, o kbd-
ryich meoea woust, 1 pkt 4
| b, przeprowadzono na
podstawie oszacowan,

o ktorych mowa w ust. 1
pht 112,
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& &4 Jezeli wnicskowane warunki chiecia refundacis cbejmuja instrumenty dzielenia rvavka (L., osza-
cowania (...) oraz prognozy (...} powinny byc przedstawione w nastepujacych wariantach:

+ 7 uwzelednieniem proponowanego instrument dzielenia rvavka; Mie dobyczy
. bez wzpledmienia proponovanego instrument deielenia rvzvka

& &.5 Jeeli wnicskowane warunki objecia refundacjg cbejmujg ubworzenie noweej, odrebnej grupy limi- | Rozdziat 2.5.1.1
towe], analiza wpdywu na budzet zawiera wskazanie dowoddw spetnienia wymagan, o ktdnych mawa w
art. 15 ust, 3 pkt 113 ustavy.

& 6.6 Jezeli wnicskowane warunki chjecia refundacia cbejmuja kwalifikacje do wspolnej, istniejacej Mie dotyczy
grupy limitowe], analiza wpdywu na budzet zawiera wshkazanie dowoddw spetnienia kryteridw, o kidnych
mawa w art. 15 ust. 2 | wymagania, o kidnych mowa w art. 15 ust. 3 pkt 2 ustavey.

& 8. Analizy, o kitdnych mowa w 51, musza zawierad:

*  dane bibliograficzne wszystkich wkorzystanych publikacji, z zachowaniem stopnia szczegoto- | Biblicgrafia
wiosci umozliviajacego jednoznaczng identyfikacje kazdej z wykorzystanych publikaci;

»  wskazamie inmych Zrodet informacji zawarkych w analizach, v szczepdlnosc aktow pravnyich
oraz damych osobowych autordw niepublikowianych badan, analiz, ekspertyz | opinil.

7.2 Zestawienie tabelaryczne wartosci i zatozen wy-
korzystanych w modelu

Tab. 28. Zestawienie tabelaryczne wartosci i zatozen wykorzystanych w modelu

Parametr Wartosc /zaloZzenie

Perspektywa analizy Perspeltywa platnika i perspeltywa wspdlna

Horyzont analizy 2 lata
Populacja docelowa | rok: 49 pacjentdw, |l rok: 49 pacjentow
Populacja docelowa, | | rok: 49 pacjentdw (liniowy przyrost liczby pacjentdw w PL w pierwszym roku), |l

w ktdrej technologia | rok 49 pacjentdw
wnioskowana bedzie
stosowana

Koszt leku Ravicti® e

{limit)
Koszt leku Ammonaps 3 800,00 =zt

fuzycie leku Ma podstawie analizy ekonomicznej, tj.:

Oszacowanie na podstawie siatek centylowych z publikacji Oblacinska 2017
fatoZzenie o takim samym udziale mezczyzn i kobiet w populacji docelowe]
fatozenie o udziale dorostych w leczeniu na poziomie 10%

fatozenie o udziale pacjentéw wezesniej leczonych fenylomaslanem sodu na pozio-
mie 5%

Udziat pacjentdw %
wezesniej leczonych
fenylomaslanem sodu

Koszt kwalifikacji do 338,00 zt
PL

Koszt porady ambula- 108,16 =zt
toryjne] w ramach
programu lekowego

Hospitalizacja zwia- 486,72 zt
zana z wylkonaniem
programu
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Parametr Wartosc /zaloZzenie

Hoszpitalizacja zwia- h40,80 zt

zana z wylkonaniem
programu u dzieci

Ryczatt roczny za 809,96 zt
diagnostyke
Koszt diagnostyki 330,98 zt

poza PL (raz na pot
roku)

7.3 Opis modelu

Do dokumentu dotaczono model stworzony w programie Ms Excel. W modelu wyrdzniono
nastepujace arkusze:

Wprowadzenie: zawierajacy ogolne informacje dotyczace m.in. celu analizy, przyje-
tej perspektywy czy horyzontu czasowego,

Ustawienia: zawierajacy szczegdtowy opis modelu oraz spis przyjetych zatozen

Populacja: zawierajacy dane dotyczace liczebnosci populacji docelowe] oraz dane
dotyczace charakterystyki populacji oraz inne dane pozwalajace na okreslenie zuzy-
cia lekow;

Dane kosztowe: zawierajacy dane kosztowe dotyczace kosztu leku oraz kosztu dia-

gnostyki i monitorowania oszacowane zgodnie z zatoZzeniami przyjetymi w analizie
ekonomicznej (AE 2021);

Wyniki: zawierajacy wyniki analizy wplywu na budzet;

Dane: zawierajacy dane do przeprowadzenia analizy racjonalizacyjnej;

Wynik: zawierajacy wyniki analizy racjonalizacyjnei;

Referencje: zawierajacy spis referencji wykorzystanych w analizie wptywu na budzet;

Oszacowanie populacji docelowej: arkusz zawierajacy oszacowanie populacji doce-
lowej oraz inne oszacowania dotyczace populacji opisane w niniejszej analizie;

Luzycie leku - kalkulacja: arkusz zawierajacy szczegoty dotyczace oszacowania ZUZy-
cia leku;

AR pomocnicze: arkusz zawierajacy dane do oszacowania wartosci wykorzystanych w
analizie racjonalizacyjnej.
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Spis tabel

Tab.
Tab.
Tab.
Tab.

Tab.

Tab.
Tab.
Tab.

Tab.
Tab.
Tab.
Tab.
Tab.
Tab.

Tab.

Tab.

Tab.
Tab.
Tab.
Tab.
Tab.

Tab.

Tab.
Tab.
Tab.
Tab.

1. Cel analizy wplywu na budzet z uwzglednieniem schematu PICO. ...............c..... 6
2. Dane dotyczace rozpowszechnienia zaburzen cyklu mocznikowego. .....ccoeveee.. . 9
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9. Liczba pacjentdw z zaburzeniami cyklu mocznikowego w Polsce oszacowana na
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Tab. 27. ZgodnosC opracowania z minimalnymi wymaganiami dla analizy wpltywu na
budzet (wedtug Rozporzadzenia Ministra Zdrowia z dn. 0B.01.2021 r)eeeeeeenaenaan..t.

Tab. 28. Zestawienie tabelaryczne wartosci i zatozen wykorzystanych w modelu............
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