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Indeks skrotow

ANA

AOSD

AOTMIT

CAPS

ChPL

CINCA

crFMF

FCAS

FCU

FMF

GKS

GUS

HAS

HIDS

HTA

KAN

MKD

MWS

Mz

Anakinra

Choroba Stilla z poczatkiem w wieku dorostym
(Adult-onset Still disease)

Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikaciji

Okresowe zespoty zalezne od kriopiryny
(Cryopyrin-Associated Periodic Syndromes)

Charakterystyka Produktu Leczniczego

Przewlekty niemowlecy zespét neurologiczno-skérno-stawowy
(Chronic Infantile Neurological, Cutaneous, Articular Syndrome)

Oporni na kolchicyne chorzy na FMF
(Colchicine-resistant Familial Mediterranean Fever)

Indukowany zimnem zespét autoimmunologiczny
(Familial Cold Autoinflammatory Syndrome)

Rodzinna pokrzywka indukowana zimnem
(Familial Cold Urticaria)

Rodzinna gorgczka srédziemnomorska
(Familial Mediterranean Fever)

Glikokortykosteroidy
Gtéwny Urzad Statystyczny

Francuska agencja HTA
(Haute Autorité de santé)

Zespot hiperimmunoglobulinemii D
(Hyperimmunoglobilin D syndrome)

Ocena technologii medycznych
(Health Technology Assessment)

Kanakinumab

Niedobdr kinazy mewalonowej
(Mevalonate Kinase Deficiency)

Zespot Muckle'a-Wellsa
(Muckle-Wells Syndrome)

Ministerstwo Zdrowia
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NFZ

NLPZ

NOMID

nRCT

Q4w

Q8w

RCT

RWD

TNF

TRAPS

uMIZS

ZGN

Narodowy Fundusz Zdrowia
Niesteroidowe leki przeciwzapalne

Noworodkowa zapalna choroba wielouktadowa
(Neonatal-Onset Multisystem Inflammatory Disease)

Badania eksperymentalne bez randomizacji
(Non-randomized clinical trial)

Co 4 tygodnie
(every 4 weeks)

Co 8 tygodni
(every 8 weeks)

Randomizowane badanie kliniczne
(Randomized Controlled Trial)

Badania przeprowadzone w rzeczywistej praktyki klinicznej
(Real World Data)

Czynnik martwicy nowotworéw
(Tumor Necrosis Factor)

Goraczka okresowa zwigzana z defektem receptora dla czynnika martwicy nowotworow
(TNF receptor associated periodic syndrome)

Uktadowe mtodziencze idiopatyczne zapalenia stawow
(Systemic-onset juvenile idiopathic arthritis)

Zespot gorgczek nawrotowych
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Streszczenie

Cel

Celem analizy wptywu na budzet jest okre$lenie przewidywanych wydatkéw ptatnika publicznego (NFZ,
Narodowy Fundusz Zdrowia) w przypadku podjecia pozytywnej decyzji o finansowaniu ze $rodkéw publicznych
produktu leczniczego kanakinumabu (llaris®) w leczeniu dorostych, mtodziezy i dzieci w wieku 2 lat i starszych z

nastepujgcymi autozapalnymi zespotami gorgczek nawrotowych (ZGN):
o okresowe zespoly zwigzane z kriopiryng (CAPS), m.in.:

o zespot Muckle'a-Wellsa (MWS),

o noworodkowa zapalna choroba wielouktadowa (zespét NOMID) / przewleklty niemowlecy zespot
neurologiczno-skérno-stawowy (CINCA),

o ostra posta¢ rodzinnego, indukowanego zimnem zespotu autoimmunologicznego (FCAS) / rodzinna
pokrzywka indukowana zimnem (FCU) z objawami innymi niz pokrzywkowa wysypka skérna wywotana

zimnem;

e gorgczka okresowa zwigzana z defektem receptora dla czynnika martwicy nowotworéw (TNF) (TRAPS);

e zespot hiperimmunoglobulinemii D (HIDS) / niedoboru kinazy mewalonowej (MKD);

e rodzinna gorgczka $rédziemnomorska po nieskuteczno$ci leczenia maksymailng tolerowang dawkg kolchicyny
(crFMF).

Metodyka

Analize przeprowadzono z perspektywy ptatnika publicznego. W analizie zatozono, ze w przypadku podjecia
pozytywnej decyzji o refundacji produktu llaris® zgodnie z obecng praktykg utworzona zostanie nowa, odrebna

grupa limitowa dla tego leku w ramach czesci B listy lekéw refundowanych.

Populacje docelowg analizy stanowig dorosli, miodziez i dzieci w wieku 2 lat i starsze z nastepujgcymi
autozapalnymi ZGN: CAPS (MWS, NOMID/CINCA, FCU), TRAPS, HIDS/MKD i FMF.

Liczebno$¢ populacji docelowej wyznaczono kompilujgc prognozowang liczbe pacjentéw leczonych ANA w
programie lekowym B.86 na dzien 1.01.2022, tj. na poczatku horyzontu czasowego analizy oraz prognozowang
liczbe pacjentéw nowo wchodzacych do programu lekowego w skali roku. Uwzgledniono przy tym dane NFZ
dotyczgce liczby pacjentow leczonych ANA w latach 2017-2020 oraz dane uzyskane z ankiet przeprowadzonych
wsrdd ekspertdw klinicznych dotyczace liczb pacjentéw leczonych ANA w podziale na wiek, mase ciata oraz
poszczegdlne wskazania. Dodatkowo uwzgledniono mozliwos¢ przerwania leczenia w programie lekowym lub

zamiany leku miedzy KAN i ANA w przypadku pozytywnej decyzji refundacyjnej dla KAN.

W scenariuszu istniejgcym zatozono, ze preparat llaris® nie bedzie finansowany ze $rodkéw publicznych w
analizowanym wskazaniu. W scenariuszu nowym przyjeto, ze preparat llaris® bedzie finansowany ze srodkéw
publicznych w ramach programu lekowego B.86, zgodnie z zaproponowanymi zapisami, poczawszy od 1 stycznia
2022 roku. Rozpowszechnienie terapii okreslono na podstawie przeprowadzonych ankiet wsrod ekspertow

klinicznych.
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W analizie uwzgledniono nastepujgce kategorie kosztowe:

koszt interwencji i komparatora,
o koszt kwalifikacji i monitorowania,

e koszt podania.

Wyniki dla obu scenariuszy przedstawiono w postaci wydatkéw catkowitych oraz z podziatem na poszczegdine

=

kategorie kosztowe. Dodatkowo przedstawiono wydatki inkrementalne, tj. réznice migdzy wydatkami
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1.1.

1.2.

Analiza wptywu na budzet. Kanakinumab (llaris) w leczeniu autozapalnych zespotéw gorgczek nawrotowych

Wprowadzenie do analizy

Cel analizy

Celem analizy wptywu na budzet jest okreslenie przewidywanych wydatkéw ptatnika publicznego
(NFZ, Narodowy Fundusz Zdrowia) w przypadku podjecia pozytywnej decyzji o finansowaniu ze
$rodkéw publicznych produktu leczniczego kanakinumab (llaris®) w leczeniu dorostych, miodziezy i
dzieci w wieku 2 lat i starszych z nastepujgcymi autozapalnymi zespotami gorgczek nawrotowych:

e okresowe zespoly zwigzane z kriopiryng (CAPS), m.in.:

o zespo6t Muckle'a-Wellsa (MWS),

o noworodkowa zapalna choroba wielouktadowa (zespét NOMID, ang. Neonatal-Onset
Multisystem Inflammatory Disease) | przewlekty niemowlecy zespdt neurologiczno-skérno-
stawowy (CINCA, ang. Chronic Infantile Neurological, Cutaneous, Articular Syndrome),

o ostra posta¢ rodzinnego, indukowanego zimnem zespotu autoimmunologicznego (FCAS,
ang. Familial Cold Autoinflammatory Syndrome) / rodzinna pokrzywka indukowana zimnem
(FCU, ang. Familial Cold Urticaria) z objawami innymi niz pokrzywkowa wysypka skdérna
wywotana zimnem;

e gorgczka okresowa zwigzana z defektem receptora dla czynnika martwicy nowotworow (TNF)

(TRAPS);

e zespot hiperimmunoglobulinemii D (HIDS)/ niedoboru kinazy mewalonowej (MKD);
e rodzinna gorgczka $rodziemnomorska po nieskutecznosci leczenia maksymalng tolerowang

dawka kolchicyny (crFMF).

Szczegotowy opis problemu zdrowotnego, interwencji ocenianej i technologii opcjonalnych

przedstawiono w ramach analizy problemu decyzyjnego [1].

Stan aktualny

W Polsce pacjenci z ZGN majg dostep do leczenie biologicznego anakinrg (ANA) w ramach programu
lekowego B.86. Program ten zostat uruchomiony w styczniu 2017 roku, wytgcznie we wskazaniu
CAPS. W marcu 2017 roku, po uzyskaniu pozytywnej opinii Rady Przejrzystosci, program zostat
rozszerzony o wskazania pozarejestracyjne dla ANA, tj. TRAPS, crFMF, zespdt Schnitzlera,
amyloidoze wtérng — zalezng od zmian autozapalnych. Pierwsi pacjenci zostali wtgczeni do programu
w pazdzierniku 2017 roku. Ostatnia walidacja zatozen PrL B.86 oraz rozszerzenie kryteriéw
kwalifikacji o wskazanie ,inne wrodzone zespoly autozapalne mediowane przez IL-1” (obejmujgce
m.in. zespo6t HIDS/MKD) nastgpito w listopadzie 2020 r. [1]
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Nalezy tutaj podkresli¢, ze populacja objeta aktualnym programem lekowym jest szersza od
analizowanej populacji docelowej i obejmuje réwniez inne zespoly autozapalne, w tym: zespot

Schnitzlera oraz amyloidoze wtérna, zalezng od zmian autozapalnych. [1]

Aktualnie leczeniem chorych z ZGN zajmujg sie przede wszystkim dwa osrodki krajowe, tj. Instytut
-Lomnik-Centrum Zdrowia Dziecka”, obejmujacy opiekg pacjentdw pediatrycznych, oraz Klinika
Choréb Wewnetrznych, Pulmonologii, Alergologii i Immunologii Klinicznej Wojskowego Instytutu
Medycznego, w ktérym leczg sie pacjenci dorosli, oba z siedzibg w Warszawie. Pod opiekg tych
osrodkéw znajduje sie wiekszos¢ chorych z ZGN leczonych w ramach programu lekowego (48

sposrod 50 leczonych w 2020 r.) [1].

1.2.1. Aktualna liczebnos$¢ populacji docelowej

Aktualng liczebnos¢ populacji docelowej okreslono na podstawie danych dotyczacych liczebnosci
populacji w programie lekowym B.86 stosujgcych ANA, zaczerpnietych z Uchwaly Nr 26/2021/IV Rady
Narodowego Funduszu Zdrowia w sprawie przyjecia okresowego sprawozdania z dziatalnosci

Narodowego Funduszu Zdrowia za Il kwartat 2021 r. [2].

Zgodnie ze sprawozdaniem z dziatalnosci NFZ liczba pacjentéw z populacji docelowej w pierwszym

pétroczu 2021 roku wyniosta 54 osoby (Tabela 1). [ GcGczINEEzNININIIIIEEES

—
Q

o

o8

(Y

—

Aktualna liczebnos¢ populacji docelowej

Parametr Wartosé (Il kwartat 2021 roku)

Liczba pacjentéw w programie B.86 54

1.2.2. Aktualne roczne wydatki ptatnika w populacji docelowej

Wydatki ptatnika publicznego ponoszone na leczenie pacjentéw ANA w ramach programu lekowego

B.86 w 2020 roku wyniosty 2 099 944 zi, przy czym wydatki na ANA w populacji docelowej wyniosty

ok. I (Tabela 2) [3].
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Analiza wptywu na budzet. Kanakinumab (llaris) w leczeniu autozapalnych zespotéw gorgczek nawrotowych

Tabela 2.
Kwota refundacji ANA w roku 2020

Parametr Kwota refundaciji

Catkowita kwota refundacji 2 099 944 zt

Kwota refundacji ANA w populaciji docelowej ? ]

Ponadto przeprowadzono prognoze wydatkéw w 2021 roku, zgodnie z metodykg przyjeta dla
oszacowania wydatkow w horyzoncie analizy (fj. w latach 2022-2023). Prognozowane wydatki na
leczenie pacjentéw z populacji docelowej wyniosg w 2021 roku _ Szczegoty zestawiono w

ponizszej tabeli (Tabela 3).

Tabela 3.
Aktualne roczne wydatki ptatnika w populacji docelowej

Kategoria 2021

KAN

ANA

Razem leki

Podanie lekow

Monitorowanie

Razem

1.2.3. Populacja, w ktérej wnioskowana technologia jest obecnie stosowana

W chwili obecnej kanakinumab (KAN) nie jest refundowany w zadnym wskazaniu, wiec mozna przyjac,

ze liczba pacjentéw stosujgcych go wynosi O.

Tabela 4.
Liczba pacjentow, u ktérych KAN jest obecnie stosowany
Lek Liczba pacjentéw obecnie stosujacych lek
llaris® 0

1.2.4. Populacja obejmujgca wszystkich pacjentéw, u ktérych wnioskowana

technologia moze by¢ zastosowana

Zgodnie z charakterystykg produktu leczniczego (ChPL) dla KAN [4], jest wskazany do stosowania w
leczeniu:

e zespotdéw gorgczek nawrotowych,

e choroby Stilla,

e dnawego zapalenia stawdw.
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Szczegodtowe wskazania rejestracyjne KAN przedstawiono w tabeli ponizej (Tabela 5).

Tabela 5.
Wskazania do stosowania dla KAN zgodnie z ChPL

Populacja Wskazanie

Produkt leczniczy llaris jest wskazany w leczeniu nastepujgcych autozapalnych zespotdéw gorgczek
Zespoty nawrotowych u dorostych, mtodziezy i dzieci w wieku 2 lat i starszych: okresowe zespoty zalezne od
goraczek kriopirynym gorgczka okresowa zwigzana z defektem receptora dla czynn ka martwicy nowotworow
nawrotowych (TNF)(TRAPS), zespdt hiperimmunoglobulinemii D (HIDS)/niedobér kinazy mewalonowej (MKD), rodzinna
goraczka srodziemnomorska (FMF).

Produkt leczniczy llaris jest wskazany do stosowania w leczeniu czynnej postaci choroby Stilla, w tym
choroby Stilla z poczatkiem w wieku dorostym i uktadowego mtodzienczego idiopatycznego zapalenia
Choroba Stilla stawow (UMIZS) u pacjentéw w wieku 2 lat i starszych, u ktérych nie uzyskano wystarczajgcej odpowiedzi
na wczesniejsze leczenie niesteroidowymi lekami przeciwzapalnymi (NLPZ) i kortykosteroidami o dziataniu
uktadowym. Produkt leczniczy llaris moze by¢ podawany w monoterapii lub w skojarzeniu z metotreksatem.

Produkt leczniczy llaris jest wskazany do stosowania w objawowym leczeniu dorostych pacjentéw z
czestymi napadami zapalenia stawoéw w przebiegu dny moczanowej (przynajmniej 3 ataki w okresie
Dnawe zapalenie ostatnich 12 miesiecy), u ktorych wystepuja przeciwwskazania do stosowania niesteroidowych lekéw
stawow przeciwzapalnych (NLPZ) i kolchicyny, lub u ktérych wymienione leki nie sg tolerowane lub nie zapewniajg
wystarczajgcej odpowiedzi na leczenie, oraz u ktorych powtarzalne dawki kortykosteroidow nie sa
wiasciwym postepowaniem.

1.2.4.1. Dnawe zapalenie stawéw

Chorobowo$¢ zwigzang z dng moczanowg w Polsce zaczerpnieto z AWA dla leku Adenuric® [5].
Zgodnie z cytowanym w tej analizie raportem Instytutu Ochrony Zdrowia z 2015 r. [6], w Polsce
chorobowosé na dne moczanowg w populacji w wieku 15 lat i wiecej szacuje sie na 1%. Aktualna
liczba os6b powyzej 15. roku zycia zamieszkujgca w Polsce wynosi 32,5 min oséb (Rocznik
Demograficzny 2020) (Tabela 6) [7]. W zwigzku z tym przyjeto, ze liczebnos$¢ populacji z dng

moczanowg w Polsce wynosi okoto 325 tys. pacjentéw.

Tabela 6.
Ludnosé¢ Polski wedtug wieku

Wiek populacji Liczebnos¢ [tys.]

15-17 1060,6
18-19 741,3

20-24 2029,5
25-29 2512,3
30-34 29147
35-39 3230,4
40-44 3033,1
45-49 2599,2
50-54 2267,2
55-59 2402,5
60-64 2756,7
65-69 2462,4
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Wiek populacji Liczebnos¢ [tys.]

70-74 1754,7

75-79 1038,2
80 lat i wiecej 1691,7

Suma 32 494,50

W celu oszacowania populacji spetniajgcej kryteria przedstawione w ChPL dla KAN dla wskazania
dnawe zapalenie stawdw poszukiwano danych epidemiologicznych o odsetku pacjentéw, u ktérych
wystepujg co najmniej 3 ataki zapalenia stawdw w przebiegu dny moczanowej w ciggu roku oraz o

odsetku pacjentéw posiadajgcych przeciwskazania do stosowania NLPZ i kolchicyny.

W wyniku niesystematycznego przeszukania Internetu odnaleziono publikacje Saseen 2012 [8], ktérg
wykorzystano do okreslenia odsetkéw niezbednych do oszacowania populacji z dnawym zapaleniem
stawow. Badanie Saseen 2012 to badanie retrospektywne, w ktéorym zidentyfikowano 204 449
pacjentdw z dnawym zapaleniem stawéw w okresie od 1 lipca 2005 r. do 30 czerwca 2010 r.
Populacje podzielono na dwie grupy: pacjenci z 23 napadami dnawego zapalenia stawéw w ciggu
roku oraz pacjenci z <3 napadami w ciggu roku. Sposrdd wszystkich kwalifikujgcych sie pacjentow z
dnawym zapaleniem stawéw, 3% badanych miato =23 napadéw rocznie. W badaniu Saseen 2012
przedstawiono rowniez odsetek pacjentéw, u ktérych wystgpity bezwzgledne przeciwwskazania do
stosowania NLPZ oraz kolchicyny w grupie pacjentéw z =3 napadami rocznie. Odsetki te wynosity
odpowiednio 23,4% dla NLPZ oraz 0,8% dla kolchicyny. W konsekwencji przyjeto, ze
przeciwwskazania do obydwu tych grup lekow ma 0,8% pacjentéw (przyjeto maksymalne podejscie —
pacjenci majagcy przeciwwskazanie do stosowania kolchicyny majg réwniez przeciwwskazanie do

stosowania NLPZ).

W celu uwzglednienia pacjentdw z nietolerancjg lub brakiem odpowiedzi na leczenie NLPZ i
kolchicyng uwzgledniono badanie Schlesinger 2012 [9] bedace randomizowanym badaniem
klinicznym poréwnujgcym KAN i acetonid triamcynolonu w populacji z dnawym zapaleniem stawow.
Nalezy mie¢ na uwadze, ze badanie to stanowito badanie rejestracyjne dla KAN, a kryteria wigczenia
obejmowaty jedynie pacjentéw z przeciwwskazaniami, nietolerancjg lub brakiem odpowiedzi na NLPZ
i/lub kolchicyne. Niemniej jednak dane z tego badania wykorzystano do estymacji proporcji miedzy
liczebnoscig grup pacjentow z przeciwwskazaniami do NPLZ i kolchicyny w poréwnaniu do
nietolerancji i braku odpowiedzi na te leki. W publikacji wskazano, ze 35,2% pacjentow miato
przeciwwskazanie, nietolerancje lub brak odpowiedzi na NLPZ i kolchicyne, natomiast 4,6% pacjentow
miato przeciwwskazanie do NLPZ i kolchicyny. W konsekwencji przyjeto ze liczebnos¢ grupy
pacjentow spetniajgcych co najmniej jedno z analizowanych kryteriow jest niemal 8-krotnie wieksza
niz samych pacjentéw z przeciwwskazaniami. Szczegoty oszacowan przedstawiono w ponizszej tabeli
(Tabela 7).
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Tabela 7.
Oszacowanie odsetka pacjentow z przeciwwskazaniami, nietolerancja lub brakiem odpowiedzi na leczenie NLPZ i
kolchicynag

Parametr Wartosé Zrédio
Odsetek pacjentéw z przeciwwskazaniami do NLPZ 23,4% Saseen 2012 [8]
Odsetek pacjentéow z przeciwwskazaniami do kolchicyny 0,8% Saseen 2012 [8]

Odsetek pacjentéow z przeciwwskazaniami do NLPZ i

0,
kolchicyny (A) 0,8% Saseen 2012 [8]
Odsetek pacjentéw z przeciwwskazaniami do NLPZ i o .

kolchicyny — badanie RCT (B) 4.6% Schiesinger 2012 [9]
Odsetek pacjentéow z przeciwwskazaniami, nietolerancja
lub brakiem odpowiedzi na NLPZ i kolchicyne — badanie 35,2% Schlesinger 2012 [9]

RCT (C)

Odsetek pacjentéow z przeciwwskazaniami, nietolerancja 6.14% Oszacowanie wlasne na podstawie

lub brakiem odpowiedzi na NLPZ i kolchicyne powyzszych odsetkéw (A * C / B)

Podsumowanie wyliczenia liczebnosci populacji z dnawym zapaleniem stawéw, u ktorych

wnioskowana terapia moze by¢ zastosowana przedstawiono w tabeli ponizej (Tabela 8).

Tabela 8.
Liczba pacjentéw, u ktérych wnioskowana technologia moze by¢ zastosowana — dnawe zapalenie stawow
Parametr Wartosé Zrédto
Populacja Polski w wieku 215 r.z. 32 494,50 min GUS 2020 [7]
x . Analiza weryf kacyjna dla leku
0,
Chorobowos$¢ dny moczanowej 1% Adenuric® [5]
Liczba pacjentéw z dng moczanowa 324 945 -
N S . .
Odsetek pacjentéw z 23 napadami dnawego zapalenia 39% Saseen 2012 [8]

stawéw w ciagu roku

Liczba pacjentéw z 23 napadami dnawego zapalenia

stawéw w ciggu roku 9748 B
Odsetek pacjentéow z bezwzglednymi przeciwskazaniami, .
brakiem odpowiedzi lub nietolerancja do stosowania 6,14% Saseen 201%%?52:257';@& 2012 [9]
NLPZ i kolchicyny
Liczba pacjentow z przeciwwskazaniami, nietolerancjg lub 599 B

brakiem odpowiedzi na NLPZ i kolchicyne

Na podstawie powyzszych danych liczba pacjentéw z dnawym zapaleniem stawéw u ktérych mozna

zastosowaé wnioskowang technologie zostata oszacowana na 599 pacjentow.

1.2.4.2. Choroba Stilla

Choroba Stilla dzieli sie na uktadowe miodziehcze idiopatyczne zapalenie stawow (uMIZS, ang.
systemic-onset juvenile idiopathic arthritis) oraz chorobe Stilla z poczatkiem w wieku dorostym (AOSD,

ang. adult-onset Still disease).
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Pacjenci z AOSD stanowig podgrupe populacji z reumatoidalnym zapaleniem stawow leczonej w
ramach programu lekowego B.33. Brak jest jednak mozliwosci oszacowania udziatu tych pacjentow w
tej grupie, ze wzgledu na brak stosownych danych epidemiologicznych dla Polski. Biorgc pod uwage
dane europejskie przedstawione w Rekomendaciji nr 85/2019 Prezesa AOTMIT [10], chorobowos¢ na
AOSD jest na poziomie 1-34/1 mIn oséb. Liczebnos¢ populacji powyzej 18 r.z. w Polsce wynosi
31 433,90 min (Tabela 6 — populacja 218 r.z.). W zwigzku z tym liczba dorostych pacjentéw z chorobg
Stilla moze wynosi¢ od 34 do 1069 osdb. Brak jest jednak danych, ktére pozwolityby na oszacowanie
liczby chorych z aktywng chorobg pomimo terapii NLPZ, glikokortykosteroidami (GKS) i
metotreksatem. W odnalezionej rekomendacji HAS dla KAN oszacowano liczbe pacjentéw z AOSD
kwalifikujgca sie do terapii KAN na 200 oséb dorostych. Biorgc pod uwage réznice w catkowitej
liczebnosci populacji pomiedzy Polskg (38,38 min osob) a Francjg (67,06 min oséb), wielkos¢ grupy
docelowej w Polsce moze wynies¢ w przyblizeniu 114 pacjentow. Szczegoty wyliczen przedstawiono

w tabeli ponizej (Tabela 9).

;2?::1?:j9a-lna liczba pacjentéw, u ktérych wnioskowana technologia moze by¢ zastosowana — dorosli z chorobg Stilla
Parametr Wartosé Zrédto
Populacja Polski w wieku 218 r.z. 31 433,9 min GUS 2020
Chorobowos¢ na AOSD 1-34/1 min Rekomendacja nr 85/2019 Prezesa AOTMIT [10]
Liczba pacjentéw z AOSD 34-1069 Oszacowanie na podstawie powyzszych wartosci

Liczba pacjentow z AOSD kwalifikujgca sie

do terapii KAN we Francji 200 Rekomendacja HAS [11]
Catkowita liczba mieszkancow Francji 67 064 000 Informator ekonomiczny — Francja [12]
Catkowita liczba mieszkancéw Polski 38 382 600 GUS 2020

Liczba pacjentéw z Francji przeliczona
114 proporcjonalnie na populacje Polski na podstawie
powyzszych wartosci

Potencjalna liczba pacjentéw z AOSD
kwalifikujaca sie do terapii KAN w Polsce

Ponadto odnaleziono analize weryfikacyjng dla produktu leczniczego ANA w leczeniu choroby Stilla
[13], w ktorej zaprezentowano dane dotyczgce liczby dorostych pacjentéw z tg chorobg uzyskane od
NFZ. Zgodnie z tymi danymi liczba dorostych pacjentéw z chorobg Stilla leczona w ramach programu
lekowego B.33 w latach 2018-2020 wynosita 70 (w tym 61 osob leczonych tocilizumabem, tj. lekiem,
dla ktorego w kryteriach kwalifikacji do programu B.33 wprost wskazano chorobe Stilla). W niniejszej
analizie nie wykorzystano danych zaprezentowanych w AWA, gdyz kryteria kwalifikacji dorostych
pacjentdéw z chorobg Stilla do programu lekowego B.33 roéznig sie od wskazania rejestracyjnego dla

KAN (w zakresie wymagan odnosnie do stosowanego wczesniej leczenia).

Zgodnie z danymi GUS, liczba dzieci w wieku 2-17 lat w 2019 r. wynosita 6 948,7 min. Ze wzgledu na
ograniczone dane, doktadne oszacowanie liczby pacjentéw oraz wskaznikéw epidemiologicznych dla
uMIZS w Polsce nie jest mozliwe. Dane pochodzace z publikacji Thierry 2014 [14] (przeglad
systematyczny cytowany w opracowaniu AOTMIT dla ANA [15]) wskazujg na chorobowos$¢ na

poziomie 5,1/100 000 osob. W zwigzku z tym mozna szacowadé, ze liczba oséb w Polsce z diagnozg
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uMIZS mogtaby wynosi¢ okoto 354 osoby. Wyznaczajgc odsetek pacjentéw, u ktérych nastgpito
niepowodzenie dotychczasowej terapii, przyjeto metodyke analogiczng, jak w analizie wpltywu na
budzet dla tocilizumabu ocenianej przez AOTMIT [16], w ktdrej odsetek pacjentdw, u ktorych
stwierdzono niewystarczajgcg odpowiedz na terapie NLPZ i GKS w uMIZS okreslono jako réwny
odsetkowi pacjentéow, u ktérych stwierdzono niepowodzenie leczenia metotreksatem w wMIZS
(wielostawowe MIZS) lub nrMIZS (nielicznostawowe rozszerzajgce sie MIZS). Podejscie przyjete we
wspomnianej analizie zostato zaakceptowane przez AOTMIT. Szczegdty wyliczen przedstawiono w

tabeli ponizej (Tabela 10).

-Igzl::r:?:jl?;\a liczba pacjentow, u ktérych wnioskowana technologia moze by¢ zastosowana - pacjenci z uMIZS
Parametr Wartosé Zrédio
Populacja Polski w wieku 0-17 lat 6 948,7 min GUS 2020
Chorobowos¢ na uMIZS 5,1/100 000 Thierry 2014
Liczba pacjentéow z uMIZS 354 Oszacowanie wlasne

Oszacowanie wtasne na podstawie
badan [17-20] zgodnie z metodykag
analizy wplywu na budzet dla
tocilizumabu [16]

Odsetek os6b u ktoérych stwierdzono niepowodzenie
dotychczasowej terapii (NLPZ i GKS w terapii uMIZS 31,71%
oraz metotreksatu w terapii wMIZS lub nrMIZS)

Potencjalna liczba chorych z uMIZS 113 Oszacowanie wiasne

W odnalezionej AWA dla ANA w leczeniu choroby Stilla [13] przedstawiono réwniez dane dotyczace
liczby pacjentéw pediatrycznych z uMIZS uzyskane od NFZ. Zgodnie z zaprezentowanymi danymi
liczba pacjentéw z rozpoznaniem M08.2 w latach 2018-2020 wynosita 118 (w tym 110 pacjentéw w
wieku 2-17 lat oraz 98 pacjentéw leczonych tocilizumabem, tj. jedynym lekiem faktycznie
finansowanym w uMIZS). Kryteria kwalifikacji do leczenia tocilizumabem w programie lekowym B.33
sg zblizone do wskazania rejestracyjnego dla KAN. Podobnie oszacowana powyzej liczba pacjentow
(113) jest zblizona do wartosci z AWA dla ANA.

1.2.4.3. Autozapalne ZGN

Zgodnie z danymi z najnowszej publikacji Wolska-Kusnierz i Wiesik-Szewczyk z 2021 r. [21], realna
liczba pacjentéw pediatrycznych z rozpoznaniem CAPS w Polsce oscyluje pomiedzy 100-200
pacjentéw. Wedtug autorek publikacji poziom diagnostyki CAPS w Polsce jest na poziomie 20%. W
przypadku pozostatych typdéw autozapalnych ZGN nie ma szczegdtéw dotyczgcych realnej liczebnosci
populac;. |
L
|

HTA Consulting 2022 (www hta pl) Strona 16



Analiza wptywu na budzet. Kanakinumab (llaris) w leczeniu autozapalnych zespotéw gorgczek nawrotowych

Tabela 11.
Potencjalna liczba pacjentéw, u ktérych wnioskowana technologia moze by¢ zastosowana — autozapalne ZGN

Parametr Wartosé Zrédio

Poziom diagnostyki autozapalnych zespotéw goraczkowych 20% Opinia ekspertow
Liczba pacjentéw w programie lekowym B.86 54 Sprawozdanie z dziatalnosci NFZ [2]
I | |
| | |
| | |

1.2.4.4. Podsumowanie

Na podstawie przeprowadzonych obliczen mozna oceni¢, ze podstawowe kryteria do stosowania

whnioskowanej technologii spetnia tacznie ok. [l pacientéw w Polsce (Tabela 12).

Tabela 12.
Catkowita liczba pacjentow spetniajagcych podstawowe kryteria do stosowania wnioskowanej technologii

Liczba pacjentéw z dnawym zapaleniem stawéw 599
Liczba pacjentéw z chorobg Stilla 227

Liczba pacjentéow z autozapalnymi ZGN [
Suma [ ]

Kwalifikacja do grupy limitowej

Zgodnie z ustawg z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych ,do grupy limitowej kwalifikuje sie lek
posiadajgcy te samg nazwe miedzynarodowg albo inne nazwy miedzynarodowe, ale podobne
dziatanie terapeutyczne i zblizony mechanizm dziatania oraz S$rodek spozywczy specjalnego
przeznaczenia zywieniowego, wyréb medyczny, przy zastosowaniu nastepujgcych kryteriow:

e tych samych wskazan lub przeznaczen, w ktérych sg refundowane,

e podobnej skutecznosci”. [22]

Kanakinumab nie jest obecnie finansowany w Polsce ze srodkéw publicznych. Nie zidentyfikowano
grupy limitowej, w ktérej bytyby leki o tej samej nazwie miedzynarodowej lub innej nazwie
miedzynarodowej, ale podobnym dziataniu terapeutycznym i zblizonym mechanizmie dziatania do
KAN. Nie zidentyfikowano réwniez grupy limitowej, w ktérej bylyby leki uzyskujgce podobny efekt
zdrowotny lub podobny dodatkowy efekt zdrowotny do KAN, pomimo odmiennych mechanizmow
dziatania lekow. Nie spetnione sg zatem kryteria wymienione w art. 15 ust. 2 oraz w art. 15 ust. 3 pkt 2

ustawy zezwalajgce na kwalifikacje do istniejgcej grupy limitowej.
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W analizie zatozono zatem, ze w przypadku podjecia pozytywnej decyzji o refundacji produktu llaris®:
zgodnie z obecng praktykag utworzona zostanie nowa, odrebna grupa limitowa dla tego leku w ramach

czesci B listy lekow refundowanych (programy lekowe).

Zatozenia analizy

Analiza wplywu na budzet zostata przeprowadzona w 2-letnim horyzoncie czasowym przy zatozeniu,
ze poczagwszy od 1 stycznia 2022 roku refundacja KAN w populacji docelowej odbywa¢ sie bedzie w
ramach programu lekowego. Horyzont ten jest zgodny z wytycznymi AOTMIT i odzwierciedla dtugos¢

pierwszej decyzji refundacyjnej.

W ramach analizy wyznaczono wydatki ptatnika publicznego, jakie bedg ponoszone w przypadku
utrzymania stanu aktualnego (scenariusz istniejgcy) oraz wydatki, ktére piatnik publiczny bedzie
musiat ponies¢ w przypadku pozytywnej decyzji refundacyjnej (scenariusz nowy). Przedstawiono

ponadto wydatki inkrementalne, tj. roznice w wydatkach miedzy scenariuszem nowym a istniejgcym.

W celu oszacowania liczebnos$¢ populaciji uwzgledniono dwie grupy pacjentow:
e pacjentdw leczonych ANA w programie lekowym B.86 na dzien 1 stycznia 2022 r., tj. na
poczatku horyzontu czasowego analizy,

e pacjentéw nowo wchodzgcych do programu lekowego w skali roku.

Liczebnos¢ populacji docelowej oszacowano w nastepujgcych krokach:

e okreslono liczbe pacjentéw obecnie leczonych ANA w programie B.86 (stan na 2020 rok),

e o0szacowano srednig liczbe nowych pacjentéw wigczanych pacjentéw do programu B.86 w skali
roku na podstawie historycznych danych z programu B.86,

e okreslono sredni odsetek przerywania leczenia w programie w skali roku,

e przeprowadzono prognoze liczby pacjentéw w programie B.86 na dzien 1 stycznia 2022 roku,

e okre$lono udzialy poszczegdlnych ZGN ws$rdéd pacjentdow leczonych w programie, w
szczegolnosci zawezono populacje pacjentéw leczonych ANA do ZGN wchodzgcych w sktad

populacji docelowe.

Zatozono, ze nowo wchodzacy pacjenci bedg kwalifikowani do programu réwnomiernie w skali roku
(przyjeto 4-tygodniowe cykle ze wzgledu na schemat dawkowania KAN, w ktérym podania nastepujg
co 4 lub 8 tygodni).

Udziaty KAN i ANA w populacji okreslono na podstawie przewidywan ekspertow klinicznych z
uwzglednieniem mozliwosci zmiany leku z ANA na KAN u pacjentéw obecnie leczonych w programie
B.86 oraz udziatdw wsréd pacjentdw nowo wchodzgcych do programu lekowego. Ponadto

uwzgledniono mozliwos¢ zamiany leku z ANA na KAN lub z KAN na ANA w programie lekowym.

Koszty leczenia pacjentdw przyjeto spdjnie z zatozeniami analizy ekonomicznej [23], tj. z

uwzglednieniem zatozen dotyczgcych dawkowania lekéw dla poszczegolnych grup pacjentow
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(definiowanych przez kryterium wiekowe, kryterium masy ciata oraz poszczegélne ZGN). Biorgc pod
uwage réznice w dawkowaniu w poszczegodlnych grupach, w celu okreslenia sredniego kosztu lekdw
KAN i ANA uwzgledniono dane ankietowe dotyczace udziatdw poszczegdlnych grup pacjentow w

populacji docelowe;j.

W ponizszej tabeli (Tabela 13) znajduje sie zestawienie zrédet danych wykorzystanych w opracowanej

analizie.
Tabela 13.
Zestawienie zrédet danych wykorzystanych w niniejszej analizie
Parametr Zrédio Wartos¢ liczbowa Referencje
Liczba pacjentow w Statystyki NFZ,
programie B.86 sprawozdania NFZ Tabela 14 2, 24]
Udziaty zespotéw i
. grup wiekowych .
Dane populacyjne wchodzacych w skiad Ankiety Tabela 21 Rozdz. A.2
populacji docelowej
Liczebnosé¢ populacji  Prognoza w oparciu o Prognoza w oparciu o
. . Tabela 25 .
docelowej powyzsze dane powyzsze dane
Rozpowszechnienie /| ;4,1 KAN | ANA Ankiety Tabela 28 Rozdz. A.2
udziaty
Badania kliniczne,
Dawkowanie KAN ankiety (zgodnie z Tabela 33, Tabela 34,
) . Tabela 35
analizg ekonomiczng)
(23]
Dane NFZ, ankiety
Dawkowanie ANA (zgodnie z analizg Tabela 36
Zuzycie zasobow ekonomiczna)
Masa ciata An_k|ety (zgodr_ne z Tabela 37, Tabela 38, (23]
analizg ekonomiczng) Tabela 39
Miejsce Podanla An_klety (zgodr_ue z Tabela 72 [23]
lekéw analizg ekonomiczng)
Cena KAN Informacja uzyskana Tabela 40 ;
od Zamawiajgcego
Obwieszczenie MZ,
Koszty Cena ANA przetargi Tabela 41, Tabela 42 [25-27]
Koszty podania, Zarzgdzenie Prezesa
kwalifikacji i NFZ (zgodnie z analizg  Tabela 44, Tabela 45 [23]
monitorowania ekonomiczng)
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Metodyka i dane zrodtowe

Sposoéb przeprowadzenia analizy

Analize wplywu na budzet przeprowadzono w nastepujgcy sposob:

1.

Zdefiniowano populacje docelowg dla produktu leczniczego kanakinumab (llaris®) w leczeniu
dorostych, mtodziezy i dzieci w wieku 2 lat i starszych z nastepujgcymi autozapalnymi ZGN: CAPS,
FMF, TRAPS, HIDS/MKD.

Na podstawie dostepnych zrédet danych przeprowadzono prognoze liczebnosci populacii
docelowej w kolejnych 2 latach, poczgwszy od poczatku 2022 roku. W dalszych obliczeniach kazdy

rok analizy podzielono na 4-tygodniowe cykle.

Na podstawie dostepnych danych oszacowano rozpowszechnienie KAN oraz pozostatych
interwencji uwzglednionych w analizie w populacji docelowej z uwzglednieniem pacjentow
leczonych w programie przed objeciem KAN refundacjg oraz pacjentéw nowo wchodzacych do

programu lekowego.

Okreslono schematy dawkowania, koszty jednostkowe lekéw, koszty ponoszone na podanie oraz

koszty kwalifikacji do leczenia i monitorowania leczenia pacjentéw.

Obliczono przewidywane wydatki ptatnika w populacji docelowej w latach 2022—2023:

a. dla scenariusza istniejgcego, czyli w przypadku utrzymania aktualnego statusu refundacyjnego,
tj. w przypadku braku finansowania KAN ze srodkéw publicznych.

b. dla scenariusza nowego, czyli w przypadku podjecia pozytywnej decyzji o finansowaniu KAN ze

srodkéw publicznych.

Wyznaczono wydatki inkrementalne, czyli réznice w wydatkach pomiedzy scenariuszem
istniejgcym a scenariuszem nowym. W przypadku, gdy wydatki inkrementalne sg ujemne, oznacza
to oszczednosci dla ptatnika. W przypadku oszacowania dodatnich wydatkéw inkrementalnych,

oznaczajg one dodatkowe naktady finansowe ptatnika.

Przeprowadzono analize wrazliwosci dla zmiennych, ktére w najwiekszym stopniu wptywajg na
wyniki analizy wptywu na budzet oraz takich, ktérych oszacowanie charakteryzuje sie najwiekszg
niepewnoscig. Dla kazdej zmiennej zdefiniowano wariant oznaczony literg (od A do D). W obrebie
danego wariantu badany parametr podlegat zmianie, przyjmujgc wartosci: podstawowg oznaczong
cyfrg 0 (np. wariant AQ) oraz wartosci uwzglednione w analizie wrazliwosci oznaczone cyframi 1i 2
(np. wariant A1 i A2).
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Analiza wptywu na budzet. Kanakinumab (llaris) w leczeniu autozapalnych zespotéw gorgczek nawrotowych

Forma analizy

Analiza wplywu na budzet skiada sie z dwoch czesci — niniejszego dokumentu oraz arkusza
kalkulacyjnego wykonanego w programie MS Excel® 365, umozliwiajgcego obliczenie
prognozowanych wydatkow ptatnika w zaleznosci od przyjetych zatozen. Arkusz kalkulacyjny

umozliwia réwniez przeprowadzenie jednokierunkowych i wielokierunkowych analiz wrazliwosci.

Perspektywa analizy

Zgodnie z rozporzadzeniem Ministra Zdrowia z dnia 8 stycznia 2021 roku w sprawie minimalnych
wymagan, jakie muszg spetnia¢ analizy uwzglednione we wnioskach o objecie refundacjg i ustalenie
urzedowej ceny zbytu oraz o podwyzszenie urzedowej ceny zbytu leku, Srodka spozywczego
specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobu medycznego, kidre nie majg odpowiednika
refundowanego w danym wskazaniu [28], analize przeprowadzono z perspektywy ptatnika
publicznego. Ze wzgledu na sposéb finansowania interwencji ocenianej i komparatoréw (program
lekowy) koszty z perspektywy wspdlnej ptatnika publicznego i pacjentéw sg tozsame z kosztami z

perspektywy ptatnika publicznego.

Horyzont czasowy analizy

Analize opracowano w 2—letnim horyzoncie czasowym przy zatozeniu, ze KAN bedzie finansowany ze
srodkdw publicznych dla pacjentdw z populacji docelowej w ramach proponowanego programu
lekowego poczgwszy od 1 stycznia 2022 roku. Zgodnie z wytycznymi AOTMIT [29] horyzont czasowy
analizy wptywu na budzet powinien obejmowac okres do momentu ustalenia sie stanu rownowagi lub
co najmniej w ciggu 2 lat od wprowadzenia nowej technologii. Dodatkowo, zgodnie z ustawag

refundacyjng z dnia 12 maja 2011 roku [22], pierwsza decyzja refundacyjna wydawana jest na 2 lata.

Populacja docelowa

Populacje docelowg w analizie stanowig dorosli, mtodziez i dzieci w wieku 2 lat i starsze z

nastepujgcymi autozapalnymi ZGN:

e CAPS, m.in.:
o MWS,
o NOMID / CINCA,
o FCAS/FCU;

e TRAPS;

e HIDS / MKD;

e crFMF.
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Nie odnaleziono danych epidemiologicznych dla populacji Polski. Jedynymi dostepnymi danymi, sg
dane pochodzgce ze statystyk NFZ i sprawozdan NFZ, dotyczgce liczby pacjentéw leczonych ANA w
programie lekowym B.86 (liczba leczonych pacjentéw w programie wyniosta w 2020 roku 50 oséb
[24]). Zgodnie z publikacja Wolska-Kusnierz i Wigsik-Szewczyk 2021 [21], mozna przypuszczac, ze

realna liczba chorych z ZGN w Polsce jest wyzsza, a aktualnie leczonych jest 10-20% pacjentow.

Aktualnie pacjenci z autozapalnymi ZGN leczeni sg z zastosowaniem ANA w ramach programu
lekowego B.86. Liczebno$¢ populacji docelowej okreslono na podstawie liczby pacjentow w tym
programie lekowym. W zwigzku z tym, Ze kryteria witgczenia do programu lekowego dla ANA obejmujg
szerszg grupe zespotdw niz obejmuje populacja docelowa, w niniejszej analizie zawezono liczebnos¢

populacji zgodnie z danymi pozyskanymi z ankiety przeprowadzonej wsrdd ekspertéw.

Na potrzeby niniejszej analizy oszacowano:
e prognozowang liczbe pacjentéw leczonych ANA w programie lekowym B.86 na dzien 1 stycznia
2022 r., tj. na poczatku horyzontu czasowego analizy,

e prognozowang liczbe pacjentéw nowo wchodzgcych do programu lekowego w skali roku.

W obliczeniach wykorzystano nastepujgce parametry:
e dane o liczbie pacjentéow leczonych ANA w ramach programu lekowego B.86 (w oparciu o dane
ze Statystyk NFZ na lata 2017-2020 [24] oraz sprawozdania NFZ za Il kwartat 2021 r. [2]
e odsetki dzieci i dorostych (na podstawie danych z ankiet),
e odsetek pacjentéw z poszczegolnymi ZGN (na podstawie danych z ankiet),
e odsetek pacjentow przerywajacych leczenie i wykluczanych z programu lekowego (na

podstawie danych z ankiety).

Dane NFZ dotyczace liczby pacjentéw leczonych w ramach programu B.86 w okresie od 2017 roku do
2021 roku zaprezentowano w ponizszej tabeli (Tabela 14) uwzgledniajgc przy tym podziat wzgledem
wieku w latach 2017-2020 (dzieci i dorosli). Dane dla 1. potowy roku 2021 dostepne byty jedynie w
sprawozdaniu NFZ za Il kwartat 2021 r., dlatego nie przedstawiono dla tego okresu doktadnego

podziatu na populacje dzieci i oséb dorostych

Tabela 14.
Liczba pacjentéw w programie lekowym B.86 w latach 2017 - 2021

llpot. I pot. 2018
r.

20181 Ipoir2019 2019+ Ipoi.r 2020 Lo, ,  pot 2021

r

Parametr 2017 r.

Liczba pacjentéw

W programie 13 19 24 28 36 44 50 54
B.86, w tym:
Dzieci 9 11 13 14 16 22 23 -
Dorosli 4 8 11 14 20 22 27 -
P . Spr. NFZ
Zrédto Statystyki NFZ 72 1l kw.
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Na podstawie danych pozyskanych ze Statystyk NFZ i sprawozdan NFZ oszacowano liczbe nowych
pacjentow w programie lekowym B.86 w poétrocznych okresach jako odpowiednie réznice miedzy
rocznymi i pétrocznymi liczbami pacjentéw w programie. Wykorzystano przy tym oprocz powyzej
zestawionych liczb (Tabela 14) szczegétowe dane dla wybranych zakreséw czasu ze Statystyk NFZ.
Nie uwzgledniono pierwszego pétrocza 2021 roku ze wzgledu na brak dostatecznie szczegdtowych
danych pozwalajgcych okresli¢ liczbe nowych pacjentéw w tym okresie. Liczby nowych pacjentéw w

kolejnych potroczach zestawiono w ponizszej tabeli (Tabela 15).

Tabela 15.
Liczba nowych pacjentéw w programie lekowym B.86 w poétrocznych okresach

Parametr Il pol. 2017 r. 01-06.2018 r. 07-12.2018r. 01-06.2019r. 07-12.2019r. 01-06.2020r. 07-12.2020 r.
Liczba
nowych 13 6 5 6 8 9 6
pacjentéw
Dzieci 9 2 2 3 2 6 1
Dorosli 4 4 3 3 6 3 5

Korzystajgc ze sredniej liczby nowych pacjentéw w pétrocznych okresach oraz odsetkéw pacjentéw w
podziale na populacje dzieci i dorostych pozyskanych z ankiet (aktualnie w programie leczonych jest
24 dzieci i 27 dorostych, por. ) oszacowano roczng liczbe pacjentéw nowo wigczanych do
programu lekowego. Analiza historycznych danych wskazuje, ze liczba nowych pacjentéw jest stabilna
(z wyjatkiem 2. potowy 2017 roku, kiedy rozpoczeto leczenie pacjentdw w programie i wtgczono
wiekszg liczbe chorych, co jednak najprawdopodobniej wynika z kumulacji chorych pozostajgcych
wczesniej bez skutecznego leczenia oraz z opdznienia w zakresie wigczania pacjentéw do programu
— pierwsi pacjenci zostali wtgczeni w pazdzierniku, mimo ze program utworzono w styczniu) i wynosi

6,7 w skali potrocznej, co przektada sie na 13 nowych pacjentéow w skali roku.

Analizujac liczbe nowych pacjentdéw wtaczanych do programu nalezy mie¢ na uwadze poszerzenie
kryteriow kwalifikacji do programu B.86 od 1 listopada 2020 r. o wskazanie ,inne zespoty autozapalne
mediowane przez IL-1” obejmujgce m.in. zespoly HIDS/MKD uwzglednione w populacji docelowe;.

Poszerzenie kryteriow moze mie¢ wplyw na wzrost liczby pacjentéw wigczanych do programu.
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Tabela 16.
Roczna liczba pacjentéw nowo wiaczanych do programu B.86
Parametr Wartosé Zrédto
Liczba nowych pacjentéw rocznie 13 Dane NFZ (Tabela 15)
— I
[

Dodatkowo, w celu przeprowadzenia prognozy liczby pacjentéw w programie B.86 na dzien 1 stycznia
2022 roku, na podstawie opinii ekspertéw oszacowano $redni roczny odsetek pacjentow

przerywajgcych leczenie w programie lekowym (Tabela 17). Szczegdtowy opis przyjetych zatozen

dotyczacych przerywania leczenia z uwzglednieniem odniesienia do danych NFZ przedstawiono w
rozdz. 2.7.

Na podstawie liczby pacjentéw leczonych w 2020 roku, oszacowanej liczby nowych pacjentéw
wigczonych do programu lekowego w skali roku oraz odsetka przerywania leczenia, prognozowana

liczba pacjentow leczonych na koniec 2021 roku wyniesie 59 (Tabela 18).

Tabela 18.
Prognozowana liczba pacjentéw leczonych w programie lekowym B.86 w 2021 roku
Parametr Wartos¢ Uzasadnienie
Liczba pacjentéw w B.86 w 2020 r. 50 Tabela 14
Liczba nowych pacjentéw w B.86 w 2021 r. 13 Tabela 16
Liczba pacjentéw przerywajacych leczenie w |
2021r.

Liczba pacjentéw w programie na koniec 2021 r. [ |

W zwigzku z tym, iz kryteria kwalifikacji do programu lekowego dla ANA s3g szersze niz populacja
docelowa niniejszej analizy, wyznaczono udziaty pacjentéw aktualnie leczonych w programie lekowym
w podziale na wskazania obejmujgce populacje docelowg (CAPS, TRAPS, FMF, HIDS/MKD) oraz na
pozostate wskazania. Stosowne dane pozyskano z ankiet oddzielnie dla nastepujacych grup
pacjentow:

e pacjentdw w fgcznej populacji leczonej w programie (Tabela 19),

¢ nowych pacjentéw wigczonych do programu w okresie roku (Tabela 20).
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Ze wzgledu na niska liczbe pacjentéw wigczanych do programu w skali roku (zwtaszcza analizujac
oddzielnie grupy dzieci i dorostych) przyjecie udziatéw poszczegolnych ZGN wsréd nowych pacjentow
na podstawie liczby wigczonych pacjentéw w ciggu roku obarczone bytoby ryzykiem btedu i
nieprecyzyjnego odzwierciedlenia realnych udziatéw pacjentéw poszczegdlnych ZGN w programie.
Ryzyko takie jest znacznie nizsze w przypadku odniesienia do udziatbw ZGN w ogdlnej populaciji
pacjentdw w programie (ze wzgledu na wyzszg liczebnos¢ tej grupy i mniejszg role przypadku lub
chwilowej fluktuacji w zakresie czestosci wystepowania poszczegoélnych zespotéw). W konsekwencji,
w analizie podstawowej udziaty poszczegélnych ZGN (w szczegoélnosci udziat innych zespotéw
niewchodzacych w sktad populacji docelowej) zaréwno w populacji dotychczas leczonych, jak i wsrod
nowych pacjentéw, okreslono na podstawie danych dotyczgcych ogodlnej liczby pacjentow w

programie lekowym. W ramach analizy wrazliwosci dla pacjentdw nowo wchodzacych przyjeto udziaty

okreslone na podstawie danych dotyczacych tej grupy pacientow — | EGcTcTcTcTNGEEEEEEE

Szczegoly wyliczen dotyczacych przyjetych udziatdow pacjentéw z populacji docelowej wsrdd tacznej

liczby aktualnie leczonych pacjentéw przedstawiono w tabeli ponizej (Tabela 21).
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I

2.6. Udzialy opcji terapeutycznych w populacji docelowej

Prognoze rozpowszechnienia KAN w populacji docelowej oparto na danych z ankiet. Wyznaczajgc
udziaty KAN i ANA przyjeto, ze w przypadku wigczenia KAN do programu lekowego B.86 czesc
pacjentéw zmieni obecnie stosowane leczenie ANA na KAN, przy czym zatozono, ze zmiany takie
bedg miaty miejsce w pierwszym roku refundacji KAN. Ponadto okreslono odsetki pacjentéw sposréd
nowo wigczanych do programu lekowego, u ktérych zastosowane zostang KAN Ilub ANA.
Podsumowujac, zgodnie z wynikami ankiet udziat KAN i ANA okreslono w podziale na:

e pacjentow aktualnie leczonych ANA w programie lekowym B.86 (okresleni dalej jako ,pacjenci

sprzed 2022 r.”), ktérzy potencjalnie moga przejs¢ na leczenie KAN,
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e pacjentdw nowo wchodzgcych do programu lekowego.

Przyjete udziaty przedstawiono w tabeli ponizej (Tabela 26).

'I
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W analizie przyjeto metodyke polegajacg na modelowaniu przeptywu pacjentéw w programie lekowym
w odniesieniu do tgcznej liczby pacjentéw tj. nie modelowano przeptywdw w obrebie poszczegdlinych
zespotéw i grup wiekowych (ani grup okreslonych wzgledem masy ciata), a jedynie wyznaczono
sumaryczne liczby pacjentow leczonych KAN i ANA w kolejnych punktach czasowych. W celu
poprawnego okreslenia kosztu terapii KAN i ANA w poszczegdlnych grupach (pacjenci sprzed 2022
roku i nowi pacjenci) konieczne jest jednak uwzglednienie réznic w ,strukturze” tych grup, tj. réznic w
udziatach poszczegdlnych zespotéw oraz grup wiekowych wsréd pacjentow sprzed 2022 roku i
nowych pacjentow leczonych KAN i ANA. Konieczno$¢ ta wynika z réznic w dawkowaniu dla
poszczegolnych zespotéw. W konsekwencji na potrzeby usrednienia kosztu leczenia KAN i ANA
wyznaczono odsetki pacjentéw, u ktérych zdiagnozowano poszczegdlne zespoty, wsrdod osoéb
leczonych KAN i ANA (Tabela 29). Do wyznaczenia udziatdw poszczegdlnych zespotow wsrod
pacjentow leczonych KAN i ANA postuzyly dane pozyskane od ekspertéw, dotyczace liczby pacjentow
obecnie leczonych w ramach programu B.86 w podziale na poszczegodlne zespoty (Tabela 19) oraz
wyznaczone powyzej udziaty KAN i ANA w podziale na zespoty i stosowane leczenie (Tabela 27).
Oszacowane udziaty poszczegdlnych zespotow wsrdéd leczonych KAN lub ANA zestawiono w
ponizszej tabeli (Tabela 29).

HTA Consulting 2022 (www hta pl) Strona 30



2.7.

Analiza wptywu na budzet. Kanakinumab (llaris) w leczeniu autozapalnych zespotéw gorgczek nawrotowych

Przerywanie i zmiana leczenia

W niniejszej analizie uwzgledniono mozliwo$¢ przerywania i zmiany leczenia wsréd pacjentéw

leczonych KAN i ANA w ramach programu lekowego B.86.

Na podstawie danych ze Statystyk NFZ oszacowano dotychczasowg skale przerywania leczenia
wsrod pacjentdw leczonych ANA. Wedtug danych NFZ, obejmujgcych okres od czerwca 2017 r. do
grudnia 2020 r., w ramach programu B.86 leczonych byto 53 pacjentéw. Dodatkowo, na podstawie
analizy danych za okres od wrzesnia do grudnia 2020 r. (najbardziej aktualne dane ze Statystyk NFZ),
liczba pacjentéw w programie wynosita 47 osob. W zwigzku z tym mozna oszacowadé, ze w horyzoncie
3,5 rocznym (od rozpoczecia refundacji ANA we wrzesniu 2017 roku) leczenie przerwato 6 oséb, co

stanowi 11% wszystkich pacjentéw wtgczonych w tym okresie do programu (Tabela 30).

-I[iacl;ﬂ: gg;:’)b przerywajacych leczenie w ramach programu lekowego B.86 — statystyki NFZ
Parametr Warto$é Zrédio
Liczba pacjentéw w programie lekowym w okresie 06.2017-12.2020 53 Statystyki NFZ
Liczba pacjentéw w programie lekowym w okresie 09.2020-12.2020 47 Statystyki NFZ
Liczba pacjentéow przerywajacych leczenie w okresie od 10.2017 do 12.2020 roku 6 Oszacowanie wtasne

W celu uwzglednienia przerywania leczenia w analizie wykorzystano dane pochodzgce z ankiety
przeprowadzonej wérdd ekspertow ze wzgledu na wyzszg precyzje danych uzyskanych od ekspertow
w stosunku do danych NFZ — eksperci okreslili odsetek przerywania w skali roku. W ponizszej tabeli

przedstawiono odsetki pacjentéw przerywajgcych leczenie zgodnie z opinig ekspertow (Tabela 31).
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_

Ponadto w analizie uwzgledniono réwniez mozliwo$¢ zmiany terapii pomiedzy ANA i KAN w
przypadku, gdy w programie lekowym dostepny bedzie réwniez KAN. W tym celu ponownie
wykorzystano dane pochodzgce z ankiety przeprowadzonej wsrdd ekspertow. Przyjete odsetki
pacjentdw nowo zdiagnozowanych zmieniajgcych terapie w pierwszym roku leczenia w programie

lekowym oraz w kolejnych latach przedstawiono w tabeli (Tabela 32).

- - - |
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Dawkowanie

Zatozenia dotyczgce dawkowania KAN i ANA przyjeto zgodnie z analizg ekonomiczng [23].

Szczegotowy opis danych i zatozen przedstawiono w dokumencie zrédtiowym.

W analizie podstawowej dawkowanie KAN okreslono uwzgledniajgc w maksymalnym stopniu dane z
badan RWD jako najlepiej odzwierciedlajgcych rzeczywistg praktyke kliniczng, w analizie wrazliwosci
testowano alternatywne zrodta danych:

e wariant B1: dane z badan RCT (dla CAPS — nRCT),

e wariant B2: dane z ankiet,

e wariant B3: mozliwo$¢ wydtuzenia odstepéw miedzy dawkami.

W analizie podstawowej dawkowanie ANA okreslono uwzgledniajgc dane NFZ jako odzwierciedlajgce
rzeczywistg praktyke kliniczng w Polsce, w analizie wrazliwosci testowano alternatywne zrodta

danych:
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e wariant C1: dane z ankiet,

e wariant C2: dane z badan klinicznych.

W ponizszych tabelach podsumowano zatozenia dla analizy podstawowej oraz wariantéw analizy
wrazliwosci (Tabela 33, Tabela 34, Tabela 35, Tabela 36).

Tabela 33.
Dawkowanie KAN — CAPS — podsumowanie danych przyjetych w analizie

Wariant Dawka poczatkowa Dawka poczatkowa x 2 | Dawka poczatkowa x 4

CAPS: 7,5-15 kg

4 mg/kg Q8W 8 mg/kg Q8W
Wariant podstawowy 82% 18%
Wariant B1 74% 26%
| [ [ I
Wariant B3 82% 18%

CAPS: 15-40 kg

2 mg/kg Q8W 4 mg/kg Q8W 8 mg/kg Q8W
Wariant podstawowy 43% 39% 18%
Wariant B1 35% 38% 26%
| [ [ [
Wariant B3 43% 39% 18%

CAPS: >40 kg

150 mg Q8W 300 mg Q8W 600 mg Q8W
Wariant podstawowy 78% 20% 2%
Wariant B1 73% 18% 9%
| [ [ [
Wariant B3 78% 20% 2%

Tabela 34.
Dawkowanie KAN — FMF, TRAPS, HIDS/MKD - pacjenci z masg ciala ponizej 40 kg — podsumowanie danych przyjetych
w analizie

Bazowa Eskalacja Wydtuzenie odstepu
Wariant
2 mg/kg Q4W 4 mg/kg Q4W 2 mg/kg Q6W 2 mg/kg Q8W
FMF: 7,5-40 kg
Wariant podstawowy 98% 2% 0% 0%
Wariant B1 68% 32% 0% 0%
I I I | |
Wariant B3 29% 2% 0% 69%

TRAPS: 7,5-40 kg

Wariant podstawowy 90% 10% 0% 0%
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Bazowa Eskalacja Wydtuzenie odstepu
Wariant
2 mg/kg Q4W 4 mg/kg Q4W 2 mg/kg Q6W 2 mg/kg Q8W
Wariant B1 50% 50% 0% 0%
I I I | |
Wariant B3 35% 10% 0% 55%

HIDS/MKD: 7,5-40 kg

Wariant podstawowy 49% 51% 0% 0%
Wariant B1 49% 51% 0% 0%
I I I | |
Wariant B3 31% 51% 0% 18%

Tabela 35.

Dawkowanie KAN - FMF, TRAPS, HIDS/MKD - pacjenci z masg ciala powyzej 40 kg — podsumowanie danych przyjetych
w analizie

Bazowa Eskalacja Wydtuzenie odstepu
Wariant
150 mg Q4W 300 mg Q4W 150 mg Q6W 150 mg Q8W
FMF: >40 kg
Wariant podstawowy 93% 7% 0% 0%
Wariant B1 68% 32% 0% 0%
| [ [ [ [
Wariant B3 28% 7% 0% 66%
TRAPS: >40 kg
Wariant podstawowy 90% 10% 0% 0%
Wariant B1 50% 50% 0% 0%
| [ [ [ [
Wariant B3 35% 10% 0% 55%

HIDS/MKD: >40 kg

Wariant podstawowy 49% 51% 0% 0%
Wariant B1 49% 51% 0% 0%
I I I | |
Wariant B3 31% 51% 0% 18%

Tabela 36.

Dawkowanie ANA — podsumowanie danych przyjetych w analizie

Srednia dzienna dawka

Wskazanie
Scenariusz podstawowy Wariant C1 Wariant C2
Dzieci
CAPS 1,04 amputek [ ] 2,44 mg/kg
FMF 1,04 amputek ] 1,95 mg/kg

HTA Consulting 2022 (www hta pl) Strona 34



Analiza wptywu na budzet. Kanakinumab (llaris) w leczeniu autozapalnych zespotéw gorgczek nawrotowych

Srednia dzienna dawka

Wskazanie
Scenariusz podstawowy Wariant C1 Wariant C2
TRAPS 1,04 amputek I 1,74 mg/kg
HIDS/MKD 1,04 amputek I 2,50 mg/kg
Dorosli
CAPS 1,04 amputek 100 mg 100 mg
FMF 1,04 amputek 100 mg 100 mg
TRAPS 1,04 amputek 100 mg 100 mg
HIDS/MKD 1,04 amputek 100 mg 100 mg

Ponadto w analizie przyjeto zatoZzenia odnosnie masy ciata pacjentéw spdjnie z analizg ekonomiczng

(Tabela 37, [, Tabela 39).

Tabela 37.
Srednia masa ciata dzieci w poszczegélnych grupach okreslajacych dawkowanie KAN

Parametr Srednia masa ciata [kg]

Srednia masa ciata dla podgrupy od 7,5 kg do 15 kg 12,5
Srednia masa ciata dla podgrupy od 15 kg do 40 kg 25,4
Srednia masa ciata dla podgrupy od 7,5 kg do 40 kg 22,8

Tabela 39.
Srednia masa ciata dzieci leczonych ANA

CAPS [
FMF [ ]
TRAPS [ ]
HIDS / MKD [
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2.9. Koszty

2.9.1. Koszty lekow

29.1.1. Koszty KAN

W analizie przyjeto, ze w przypadku podjecia pozytywnej decyzji o refundacji produktu llaris® preparat
bedzie finansowany w ramach istniejgcego programu lekowego B.86 o odpowiednio zmienionych

zapisach.

Cene zbytu netto preparatu llaris® uzyskano od Wnioskodawcy. Urzedowg cene zbytu oraz cene
hurtowg brutto obliczono przy zastosowaniu stawki VAT w wysokosci 8% i marzy hurtowej w
wysokosci 5%. Przyjeto, ze finansowanie leczenia pacjentéw odbywaé sie bedzie w ramach nowej

grupy limitowej. Szczegéty zamieszczono w rozdziale 1.3. W ponizszej tabeli podsumowano dane
dotyczace przyjetej ceny KAN (_).

2.9.1.2. Koszt ANA

Zgodnie z obwieszczeniem Ministra Zdrowia z dnia 21 pazdziernika 2021 r. w sprawie wykazu
refundowanych lekow, s$rodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz
wyrobow medycznych na 1 listopada 2021 r. cena hurtowa brutto ANA wynosi 902,43 zt (Tabela 41)
[27].

Tabela 41.
Cena ANA - obwieszczenie MZ

Urzedowa cena Limit
zbytu e finansowania

Opakowanie Cena zbytu netto

Kineret® 7 amp.-strz. 100 mg/0,67 ml 795,80 zt 859,46 zt 902,43 zt 902,43 zt

https://ipczd.ezamawiajacy.pl/pn/ipczd/demand/notice/public/16978/details

Dodatkowo, w celu uwzglednienia ewentualnych instrumentéw dzielenia ryzyka dla ANA poszukiwano
przetargéw na zakup tej substancji czynnej. Zidentyfikowano 2 przetargi, z ktérych wynika, ze cena

realna ANA jest zgodna z ceng z obwieszczenia MZ (Tabela 42).
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Tabela 42.
Cena ANA - dane z przetargow

Termin skladania
ofert

Przyjeta oferta (kwota
brutto)

Szpital

Wielkos¢ przetargu Cena za opakowanie

Wojskowy Instytut

Medyczny [26] 5.05.2021 21 000 amp.-strz. 2707 279,20 zt 902,43 zt
Instytut ,,Pomnik — Centrum

Zdrowia Dziecka” [25] 16.04.2021 1 372 opak. 1238 129,02 z 902,43 zt

Srednia wazona cena 902,43 zt

Biorgc pod uwage zgodnos$¢ ceny oficjalnej i realnej ANA w analizie uwzgledniono cene za

opakowanie réwng 902,43 zt (cena hurtowa brutto).

2.9.1.3. Podsumowanie

Na podstawie cen KAN i ANA oraz odsetkéw pacjentéw z poszczegdlinymi zespotami wsrdd leczonych
poszczegolinymi lekami () wyznaczono roczne koszty leczenia u pacjentéw leczonych w
programie B.86 na dzien 1 stycznia 2022 roku oraz pacjentéw nowo wchodzgcych do programu.
Ponadto dla nowych pacjentéw, u ktérych dochodzi do zmiany terapii miedzy KAN i ANA, roczne
koszty lekéw okreslono réwniez z uwzglednieniem udziatéw poszczegolnych ZGN, przy czym:

e w przypadku pacjentéw zmieniajacych lek z KAN na ANA przyjeto udziaty ZGN dla pacjentow

nowo wchodzgcych do programu i rozpoczynajgcych leczenie KAN,
e w przypadku pacjentéw zmieniajgcych lek z ANA na KAN przyjeto udziaty ZGN dla pacjentow

nowo wchodzgcych do programu i rozpoczynajgcych leczenie ANA.

W ponizszej tabeli zestawiono koszty wynikajgce z zatozen odno$nie populacji docelowej w wariancie

podstawowym (D).

_

2.9.2. Pozostate kategorie kosztowe

Pozostate dane kosztowe (koszty monitorowania w programie, koszty kwalifikacji i koszty podania —
Tabela 44) uwzglednione w niniejszej analizie zostaly zaczerpniete z analizy ekonomicznej.

Szczegobtowy opis ich oszacowania przedstawiono w dokumencie zrédtowym tej analizy [23].
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Tabela 44.
Pozostate dane kosztowe — koszt podania, kwalifikacji i monitorowania

Kod swiadczenia Nazwa swiadczenia Wartos¢ punktowa Wycena punktu Koszt swiadczenia

Koszty podania

Przyjecie pacjenta w trybie
5.08.07.0000004 ambulatoryjnym zwigzane z 108,16 1zt 108,16 zt
wykonaniem programu

Koszty monitorowania

Diagnostyka w programie
5.08.08.0000095 leczenia wrodzonych zespotéw 1 375,80 1zt 1 375,80 zt
autozapalnych

Koszty kwalifikacji

Kwalifikacja do leczenia w
5.08.08.0000023 programie lekowym oraz 338,00 1zt 338,00 zt
weryf kacja jego skutecznosci

W ponizszej tabeli zestawiono zatozenia dotyczgce kosztu podania z uwzglednieniem miejsca

podania dla KAN i ANA (Tabela 45). Szczegdtowy opis przyjetych zatozen przedstawiono w analizie
ekonomicznej.

Tabela 45.
Koszty podania przyjete w analizie

Substancja Analiza podstawowa Ana(l‘i;:r‘i'::tig:')os'd Ana(l‘i;:r\ioav‘l:tillji\;v)os'ci
ANA Dorosli i dzieci 0z 0z 0z
Dorosli - - _
KAN Dzieci - - _

2.10. Analiza wrazliwosci

Parametry uwzglednione w analizie BIA moga podlega¢ zmianom w zaleznosci od rozrzutu
i niepewnosci oszacowan danych wejsciowych. W zwigzku z tym, przeprowadzono jednokierunkowe
analizy wrazliwo$ci, zaktadajgce zmienno$¢ nastepujgcych parametréw:
e parametry populacyjne:
o wariant A1: minimalna liczebnos¢ populacji docelowe;j,
o wariant A2: maksymalna liczebnos¢ populacji docelowe;j,
e dawkowanie KAN (warianty B1-B3)
e dawkowanie ANA (warianty C1, C2),
¢ miejsce podania KAN (warianty D1, D2).

W jednokierunkowej analizie wrazliwosci, we wszystkich wariantach analizy obliczano prognozowane
wydatki ptatnika w sytuacji, gdy jeden parametr podlegat zmianie, przyjmujac warto$¢ uwzgledniong

w analizie wrazliwosci, natomiast pozostate zmienne przyjmowaty wartosci uwzglednione w analizie
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podstawowej. W ten sposdb oszacowano, jaki wptyw na zmiane wydatkéow ptatnika moze mieé

niepewnos¢ w oszacowaniu poszczegolnych zmiennych.

Szczegotowe wyniki analizy wrazliwosci oraz dane dotyczace zakresu zmienno$ci poszczegdlnych
parametréw uwzglednionych w analizie wrazliwosci wraz z uzasadnieniem przedstawiono w aneksie
(Aneks A.1). Ponadto, w zatgczonym arkuszu kalkulacyjnym istnienie mozliwo$¢ wygenerowania

wynikéw analizy przy uwzglednieniu dowolnych warto$ci uwzglednionych parametréw.
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3.  Wyniki analizy

W  niniejszym rozdziale przedstawiono wyniki analizy w wariancie podstawowym analizy. W
scenariuszu istniejagcym zatozono, ze KAN nie bedzie finansowany ze $rodkéw publicznych w
populacji docelowej. W scenariuszu nowym, zatozono, ze KAN bedzie finansowany w ramach nowo
utworzonej, odrebnej grupy limitowej dla tego leku w ramach czesci B listy lekéw refundowanych

(programy lekowe).

3.1. Populacja docelowa
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4. Analiza wptywu na system ochrony zdrowia

4.1. Wplyw na organizacje udzielania swiadczen zdrowotnych

KAN podawany jest w formie pacjentom w formie podskornej. Podawanie KAN nie wigze sie wiec z

dodatkowymi kosztami dotyczgcymi wyposazenia placéwek medycznych (sprzetowe, osobowe i inne).

Wymogi dotyczgce wyposazenia placowek medycznych (sprzetowe, osobowe i inne) w przypadku
podawania leku, monitorowania terapii oraz leczenia dziatan niepozadanych nie zmienig sie w
przypadku finansowania KAN ze srodkéw publicznych w stosunku do wymogow stawianych obecnie
osrodkom prowadzacym terapie autozapalnych ZGN. W zwigzku z tym osrodki prowadzgce aktualnie

leczenie autozapalnych ZGN bedg w stanie prowadzi¢ rowniez terapie lekiem KAN.

Podjecie decyzji o finansowaniu KAN ze srodkéw publicznych nie powinno spowodowacé istotnych
konsekwencji w wydatkach publicznych w innych sektorach niz ochrona zdrowia, dlatego nie

przeprowadzano oddzielnej analizy w tym zakresie.

4.2. Aspekty etyczne i spoteczne

Podjecie pozytywnej decyzji o finansowaniu KAN zwiekszytoby spektrum terapeutyczne pacjentom z
populacji docelowej. Ze wzgledoéw etycznych i spotecznych (poprawa rownosci dostepu do swiadczen)

nalezy rozwazy¢ finansowanie KAN w populacji pacjentéw z autozapalnymi ZGN.

Tabela 51.
Podsumowanie wynikéw analizy aspektow etycznych i spotecznych decyzji o finansowaniu KAN ze s$rodkow
publicznych

Analiza aspektow etycznych i spotecznych

Ocena wptywu pozytywnej decyzji refundacyjnej w swietle wynikow analizy kosztéw efektywnosci

Czy koszty efektywnosci roznig si¢ w poszczegéinych

podgrupach? W analizie ekonomicznej nie wyrézniono podgrup.

Grupy pacjentéw, ktore moga by¢ faworyzowane na

skutek zatozen przyjetych w analizie ekonomicznej Nie zidentyfikowano takich grup.

Ocena wptywu pozytywnej decyzji refundacyjnej w swietle aspektow spotecznych

Zapewnienie rownosci dostepu pacjentéw o zblizonych Finansowanie technologii pozwoli zapewni¢ rowny dostep do
potrzebach do badanej technologii Swiadczen.

Zaspokajanie niezaspokojonych dotychczas potrzeb grup
spotecznie uposledzonych Obecnie pacjenci z ZGN maja dostep do leczenia
biologicznego ANA w ramach programu lekowego B.86.
Odpowiedz na potrzeby oséb o najwigkszych potrzebach Refundacja KAN pozwoli na rozszerzenie dostepnych opcji
zdrowotnych, dla ktérych nie ma obecnie dostepnej terapeutycznych.
zadnej metody leczenia
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Analiza aspektow etycznych i spotecznych

Zgodnos¢ z aktualnie obowigzujacymi regulacjami Finansowanie technologii jest zgodne z obowigzujgcym
prawnymi prawem.
Wptyw na prawa pacjenta lub prawa cztowieka Zblizona do alternatywnych technologii.

Ocena wptywu pozytywnej decyzji refundacyjnej w swietle aspektow etycznych

Refundacja KAN pozwoli na zwigkszenie satysfakc;ji
pacjentéw z ZGN z otrzymanej opieki medycznej ze wzgledu
na rozszerzenie dostepnych opcji terapeutycznych oraz
wygodniejszg forme podania (podania co 4-8 tygodni w
miejsce podan codziennych).

Wplyw na poziom satysfakcji pacjentow z otrzymywanej
opieki medycznej

Ryzyko niezaakceptowania terapii przez poszczegoinych Ryzyko niezaakceptowania terapii przez pacjentéw jest
chorych niewielkie.
Mozliwos¢ stygmatyzaciji chorych Zblizona do obecnie stosowanych metod leczenia.
Mozliwos¢ wywolywania leku Zblizona do obecnie stosowanych metod leczenia.
Mozliwos¢ powodowania dylematéw moralnych Zblizona do obecnie stosowanych metod leczenia.

Mozliwos$¢ stwarzania probleméw dotyczacych pici lub

X Zblizona do obecnie stosowanych metod leczenia.
rodzinnych

Koniecznos¢ szczegodlnego informowania lub uzyskiwania

. R Zblizona do obecnie stosowanych metod leczenia.
zgody pacjenta na podanie leku

Potrzeba zapewnienia pacjentowi niekrgpujacych

. o d Zblizona do obecnie stosowanych metod leczenia.
warunkoéw lub poufnosci przy podaniu leku

Potrzeba czynnego udziatu pacjenta w podejmowaniu

decyzji o wyborze terapii Zblizona do obecnie stosowanych metod leczenia.

Potrzeba uwzgledniania indywidualnych preferencji

pacjenta przy wyborze terapii Zblizona do obecnie stosowanych metod leczenia.
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Podsumowanie

W analizie wptywu na budzet przedstawiono przewidywane wydatki ptatnika w przypadku podjecia

decyzji o finansowaniu ze $rodkéw publicznych, w ramach programu lekowego B.86, preparatu llaris®

stosowanego terapii pacjentéw z autozapalnymi ZGN.
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7. Ograniczenia

Analiza wplywu na budzet zostata przeprowadzona zgodnie z zatozeniami analizy ekonomicznej, w
zwigzku z czym wszystkie ograniczenia analizy ekonomicznej (w szczegdlnosci odnoszace sie do

masy ciata pacjentéw i dawkowania) majg zastosowanie takze w niniejszej analizie.

Zatozenia odnos$nie udziatu poszczegoinych ZGN wsrdd pacjentédw leczonych w programie B.86
przyjeto na podstawie opinii ekspertow, | I
.
I

-Udzia’ry lekdbw okres$lono na podstawie opinii ekspertéw. W rzeczywistosci udziaty te moga

odbiegac od przewidywar:, |
|
I

Ze wzgledu na rzadki charakter wnioskowanego wskazania i matg liczebnos¢ populacji kazdy

dodatkowy pacjent moze wptywac¢ na wyniki oszacowan w wiekszym stopniu niz ma to miejsce w
przypadku ,standardowych” wskazan. Wptyw potencjalnej niepewnosci w zakresie oszacowania
liczebnosci populacji przetestowano w ramach minimalnego i maksymalnego wariantu

oszacowania liczebnosci populacji.

W analizie nie uwzgledniono innych kategorii kosztowych, niz te bezposrednio zwigzane z
leczeniem w programie lekowym (leki, kwalifikacja, podanie i monitorowanie). W sSwietle braku
dowoddw na réznice w efektywnosci terapii inne koszty zwigzane z opiekg nad pacjentami

stanowig koszt nierdznicujacy i nie wptywajg na wnioskowanie z analizy.
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Dyskusja

Celem analizy wplywu na budzet bylo okreslenie przewidywanych wydatkéw ptatnika publicznego w
przypadku podjecia pozytywnej decyzji o finansowaniu ze $rodkéw publicznych KAN w populacji

pacjentéw z autozapalnymi ZGN.

Populacja docelowa zawiera sie w populacji spetniajgcej kryteria kwalifikacji do leczenia ANA w
programie lekowym B.86, przy czym w przypadku ANA cze$¢ wskazan refundacyjnych stanowig
wskazania pozarejestracyjne (w tym TRAPS i HIDS/MKD [N
Biorac pod uwage zapisy proponowanego programu lekowego w przypadku refundacji KAN istnie¢
bedzie elastyczna mozliwos¢ zamiany leku miedzy KAN i ANA, co w szczegdlnoéci oznacza, ze po
objeciu refundacjg KAN i w zwigzku z wygodniejszg formg podania (tj. dawkowaniem KAN co kilka
tygodni w miejsce codziennych podan ANA) czes¢ pacjentdw obecnie leczonych ANA
prawdopodobnie zmieni terapie na KAN. W konsekwencji w analizie oszacowano liczebnos¢ populaciji
w podziale na pacjentéw, ktérzy bedg leczeni w programie na poczgtku horyzontu czasowego oraz
pacjentdw nowo wchodzacych do programu. Ponadto uwzgledniono mozliwos¢ zmiany stosowanego

leku u nowych pacjentdow rozpoczynajgcych terapie KAN lub ANA.

Oszacowanie liczebnosci populacji cechuje sie niskim poziomem niepewnosci ze wzgledu na
charakter wnioskowanego wskazania (dopisanie nowego leku do istniejgcego od kilku lat programu
lekowego w zakresie czesci wskazan objetych programem) oraz stabilny charakter przyrostu liczby

pacjentéw w programie w czasie. Ponadto leczenie niemal wszystkich pacjentéw (96%) odbywa sie w

dwéch osrodkach w Polsce, |IEEEEE— 8
|
|

B ~ t<o0 samego wzgledu wysoka precyzjg cechuje sie oszacowanie liczby pacjentéw w
poszczegolnych grupach wiekowych (dzieci i dorosli) oraz w poszczegdlnych przedziatach masy ciata
determinujgcych dawkowanie lekow. Wydaje sie, ze gtdwnym zrédiem niepewnosci sg udzialy
poszczegolnych ZGN wsréd nowo wigczanych pacjentéw. Ze wzgledu na rzadki charakter choroby i
niewielkg liczbe pacjentéw wigczanych do programu w skali roku (po kilku pacjentéw pediatrycznych i
dorostych) podziat tak matych grup na podgrupy wedlug zdiagnozowanych zespotéw sg obarczone
wysokim ryzykiem przypadkowos$¢, a kazdy pojedynczy pacjent ma istotny wplyw na oszacowane
udziaty poszczegdlnych zespotéw. Dodatkowo, w zwigzku z poszerzeniem kryteridw refundacji ANA
od listopada 2020 roku m.in. o zespdt HIDS/MKD potencjalnie liczba nowo wtgczanych pacjentéow do
programu moze by¢ wyzsza niz w poprzednich latach, [ GcINEEEININIIIIIIIIEEE
|
|
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Prognozowane udziaty lekdw w populacji docelowej okreslono na podstawie opinii ekspertéw.
Prognozy takie zawsze wigzg sie z niepewnoscia, gdyz odzwierciedlajg intuicje klinicystow i nie
opierajg sie na rzeczywistych obserwacjach lub historycznych danych. Niemniej jednak w przypadku

analizowanego problemu zdrowotnego niepewnosc¢ ta jest nizsza niz w przypadku ,standardowych”

wskazar, |
|
.

W zakresie oszacowan kosztowych, przyjeto metodyke zgodng z analizg ekonomiczng, co oznacza w
szczegolnosci, ze kluczowym czynnikiem determinujgcym oszacowania sg zatozenia dotyczace
dawkowania lekéw. W przypadku dawkowania ANA mozliwe jest stosunkowo precyzyjne okreslenie
zuzycia leku i okreslenie rocznych kosztow terapii na podstawie dostepnych danych NFZ.
Oszacowanie rocznych kosztow leczenia KAN stanowito wieksze wyzwanie ze wzgledu na mozliwos¢
eskalacji dawki u czesci pacjentéw, niepewnos¢ odnosnie miejsca podania KAN (podania w
warunkach domowych lub ambulatoryjnych) oraz potencjalne wydtuzenie odstepéw miedzy dawkami u
czesci pacjentow. Ostatecznie przyjeto dawkowanie w maksymalnym stopniu oparte na badaniach
RWD, co powinno w najlepszym stopniu odzwierciedla¢ praktyke kliniczng. W analizie podstawowej
nie uwzgledniono mozliwosci wydituzenia odstepéw miedzy podaniami KAN, jako ze takiego podejscia
nie przewidziano w ChPL, a oszacowanie odsetkéw pacjentéow, u ktérych wydtuzano by odstepy
miedzy podaniami leku jest obarczone znacznym poziomem niepewnosci. W konsekwencji
oszacowanie kosztéw KAN ma charakter konserwatywny. W analizie wrazliwosci przeanalizowano

szereg wariantdw zwigzanych z dostepnymi zrédtami danych dla dawkowania.

|
_ pomimo braku dowodéw dotyczacych wyzszej skutecznosci KAN

w poréwnaniu do ANA lek ten, w przeciwienstwie do ANA, jest zarejestrowany w catej populacji
docelowej oraz cechuje sie korzystniejszg formg podania, co powinno przetozy¢ sie na wyzszy
compliance. Dostep do jak najszerszego wachlarza terapii jest niezmiernie istotny zaréwno z punktu
widzenia pacjenta, jak i lekarza. Wybor odpowiedniej terapii powinien opiera¢ sie nie tylko na jej
skutecznosci i bezpieczenstwie, lecz réwniez uwzgledniaé preferencje i indywidualne cechy pacjenta.
Ma to szczegdlne znaczenie w leczeniu analizowanych jednostek chorobowych, gdyz w przypadku

tych schorzeh terapia prowadzano jest w sposob przewlekly, najczesciej do kohca zycia.

HTA Consulting 2022 (www hta pl) Strona 49



Analiza wptywu na budzet. Kanakinumab (llaris) w leczeniu autozapalnych zespotéw gorgczek nawrotowych

Bibliografia

1.

10.

11.

12.

13.

14.

I . Analiza problemu decyzyjnego.

Kanakinumab (llaris) w leczeniu autozapalnych zespotéw gorgczek nawrotowych. HTA Consuling
2021.

Uchwata Nr 26/2021/IV Rady Narodowego Funduszu Zdrowia z dnia 14 wrzes$nia 2021 r. w
sprawie przyjecia okresowego sprawozdania z dziatalnosci Narodowego Funduszu Zdrowia za Il
kwartat 2021 r. Dostep: https://www.nfz.gov.pl/zarzadzenia-prezesa/uchwaly-rady-nfz/uchwala-nr-
262021iv,6575.html.

IkarPro. Dostep: https://ikarpro.pl/pl/#/ (15.4.2021).

Charakterystyka Produktu Leczniczego llaris. Dostep:
https://www.ema.europa.eu/en/documents/product-information/ilaris-epar-product-
information_pl.pdf (29.3.2021).

Analiza weryfikacyjna agencji. Wniosek o objecie refundacjg leku Adenuric (febuksostat) we
wskazaniach: leczenie przewlektej hiperurykemii w chorobach w ktérych wystgpito juz odktadanie
sie zlogdbw moczanowych (w tym guzki dnawe i (lub) zapalenie stawéw dnawe czynne lub w

wywiadzie), zapobieganie i leczenie przewlektej hiperurykemii u dorostych pacjentow
poddawanych chemioterapii z powodu nowotworéw krwi z umiarkowanym do wysokiego ryzykiem
wystgpienia zespotu rozpadu guza. AOTMIT Dostep:

https://bipold.aotm.gov.pl/assets/files/zlecenia_mz/2015/123/AWA/123_AWA_OT-4350-
24 _Adenuric_febuksostat_hiperurykemia_2015.11.06_BIP.pdf (4.5.2021).

(2015) Wytyczne Instytutu Ochrony Zdrowia. Wystepowanie i leczenie dny moczanowej w Polsce.
Analiza ¢ wskazania ¢ rekomendacje. Dostep: https://e2368fae-89c4-422¢c-b5c6-
1d7220f21c82.filesusr.com/ugd/065e7f 8c7ccbea28274133999fcdf242c6e621.pdf.

Rocznik demograficzny 2020. GUS Dostep: https://stat.gov.pl/obszary-tematyczne/roczniki-
statystyczne/roczniki-statystyczne/rocznik-demograficzny-2020,3,14.html (4.5.2021).

Saseen JJ, Agashivala N, Allen RR, Ghushchyan V, Yadao AM, Nair KV. (2012) Comparison of
patient characteristics and gout-related health-care resource utilization and costs in patients with
frequent versus infrequent gouty arthritis attacks. Rheumatology 51(11):2004-2012.

Schlesinger N, Alten RE, Bardin T, Schumacher HR, Bloch M, Gimona A, Krammer G, Murphy V,
Richard D, So AK. (2012) Canakinumab for acute gouty arthritis in patients with limited treatment
options: results from two randomised, multicentre, active-controlled, double-blind trials and their
initial extensions. Ann Rheum Dis 71(11):1839—1848.

Rekomendacja nr 85/2019 z dnia 14 pazdziernika 2019 r. Prezesa Agencji Oceny Technologii
Medycznych i Taryfikacji w sprawie objecia refundacjg produktu leczniczego RoActemra w
ramach programu lekowego: ,Leczenie reumatoidalnego zapalenia stawow i miodzienczego
idiopatycznego  zapalenia stawow o przebiegu agresywnym”. AOTMIT  Dostep:
https://bipold.aotm.gov.pl/assets/files/zlecenia_mz/2019/168/REK/rp_85_2019_roactemra.pdf
(4.5.2021).

Rekomendacja Komisji Przejrzystosci HAS z dnia 18 listopada 2020 r. dla Canakinumabu. Haute
Autorité de santé Dostep: https://www.has-sante.fr/upload/docs/evamed/CT-
18836_ILARIS_MSA_PIC_EI_AvisDef CT18836.pdf (12.5.2021).

Informator ekonomiczny - Francja. Informacje ogolne. Dostep: https://www.gov.pl/web/francjal/ie
(12.5.2021).

Whniosek o objecie refundacjg leku Kineret (anakinra) w ramach programu lekowego ,Leczenie
aktywnej postaci reumatoidalnego zapalenia stawdw i mtodzienczego idiopatycznego zapalenia
stawdw o przebiegu agresywnym (ICD-10 MO05, M06, M08)”. Analiza weryfikacyjna. Dostep:
https://bipold.aotm.gov.pl/assets/files/zlecenia_mz/2021/107/AWA/107_AWA 4231.35.2021_Kine
ret 2021.10.21_BIP_REOPTR.pdf.

Thierry S, Fautrel B, Lemelle I, Guillemin F. (2014) Prevalence and incidence of juvenile idiopathic
arthritis: A systematic review. Joint Bone Spine 81(2):112-117.

HTA Consulting 2022 (www hta pl) Strona 50



Analiza wptywu na budzet. Kanakinumab (llaris) w leczeniu autozapalnych zespotéw gorgczek nawrotowych

15.

16.

17.

18.

19.

20.

21.

22.

23.

24.
25.

26.

27.

28.

29.

Kineret (anakinra) we wskazaniu: miodziencze idiopatyczne zapalenie stawéw o poczatku
uogoélnionym w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowych. Opracowanie w sprawie
zasadnosci finansowania ze Srodkow publicznych. AOTMIT Dostep:
https://bipold.aotm.gov.pl/assets/files/zlecenia_mz/2019/130/RPT/OT.422.47.2019_Kineret_uMIZ
S_BIP.pdf (4.5.2021).

Tocilizumab (Roactemera) w leczeniu miodzienczego idiopatycznego zapalenia stawow o
poczatku wielostawowym lub  uogdlnionym. Analiza wptywu na budzet. Dostep:
https://bipold.aotm.gov.pl/assets/files/zlecenia_mz/2014/106/AW/106_AW_OT_4351_16_RoActe
mra_MIZS BIA 2014.06.27.pdf (29.4.2021).

Bartoli M, Taro M, Magni-Manzoni S, Pistorio A, Traverso F, Viola S, Magnani A, Gasparini C,
Martini A, Ravelli A. (2007) The magnitude of early response to methotrexate therapy predicts
long-term outcome of patients with juvenile idiopathic arthritis. Annals of the Rheumatic Diseases
67(3):370-374.

Klein A, Kaul I, Foeldvari I, Ganser G, Urban A, Horneff G. (2012) Efficacy and safety of oral and
parenteral methotrexate therapy in children with juvenile idiopathic arthritis: An observational
study with patients from the German Methotrexate Registry. Arthritis Care Res 64(9):1349-1356.

Hinks A, Moncrieffe H, Martin P, Ursu S, Lal S, Kassoumeri L, Weiler T, Glass DN, Thompson
SD, Wedderburn LR, Thomson W. (2011) Association of the 5-aminoimidazole-4-carboxamide
ribonucleotide transformylase gene with response to methotrexate in juvenile idiopathic arthritis.
Annals of the Rheumatic Diseases 70(8):1395-1400.

Albers H, Wessels J, Straaten R van der, Brinkman D, Suijlekom-Smit L, Kamphuis S, Girschick
H, Wouters C, Schilham M, Cessie S le, Huizinga T, Cate R ten, Guchelaar H. (2008) Time to
treatment as an important factor for the response to methotrexate in juvenile idiopathic arthritis.
Pediatr Rheumatol 6(S1):P46, 1546-0096-6-S1-P46.

Wolska-Kusnierz B, Wiesik-Szewczyk E. (2021) Recognition and treatment of autoinflammatory
diseases in Poland — where are we in 2021? JHPOR 2..

Ustawa z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekow, s$rodkéw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyroboéw medycznych (Dz.U. 2011 nr 122 poz. 696). Dostep:
https://isap.sejm.gov.pl/isap.nsf/DocDetails.xsp?id=wdu20111220696 (25.5.2022).

Kanakinumab (llaris) w leczeniu
autozapalnych zespotéw gorgczek nawrotowych. HTA Consuling 2021.

Statystyki NFZ. Dostep: https://statystyki.nfz.gov.pl/DrugPrograms (3.11.2021).

Przetarg. ZP/CZD/016/21- Dostawa produktéw leczniczych stosowanych w ramach programoéow
lekowych - 12 pakietow. Dostep:
https://ipczd.ezamawiajacy.pl/pn/ipczd/demand/notice/public/24745/details (3.11.2021).

Wojskowy Intytut Medyczny. Dostawa produktéw leczniczych i wyrobéw medycznych. Numer
postepowania 8/Apteka/2021-13/ZP/21. Dostep: https://wim.eb2b.com.pl/auction-result-
publication.html (3.11.2021).

Obwieszczenie Ministra Zdrowia z dnia 21 pazdziernika 2021 r. w sprawie wykazu refundowanych
lekéw, sSrodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow
medycznych na 1 listopada 2021 r. Dostep: https://www.gov.pl/web/zdrowie/obwieszczenie-
ministra-zdrowia-z-dnia-21-pazdziernika-2021-r-w-sprawie-wykazu-refundowanych-lekow-
srodkow-spozywczych-specjalnego-przeznaczenia-zywieniowego-oraz-wyrobow-medycznych-na-
1-listopada-2021-r (3.11.2021).

Rozporzgdzenie Ministra Zdrowia z dnia 8 stycznia 2021 r. w sprawie minimalnych wymagan,
jakie musza spetnia¢ analizy uwzglednione we wnioskach o objecie refundacjg i ustalenie
urzedowej ceny zbytu, o objecie refundacjg i ustalenie urzedowej ceny zbytu technologii lekowej o
wysokiej wartosci klinicznej oraz o podwyzszenie urzedowej ceny zbytu leku, $rodka
spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobu medycznego, ktdére nie majg
odpowiednika refundowanego w danym wskazaniu. Dostep:
http://isap.sejm.gov.pl/isap.nsf/DocDetails.xsp?id=WDU20210000074&SessionID=495CE0027C3
377556BFEEOOBECF68732CE608634 (3.2.2021).

Wytyczne oceny technologii medycznych. AOTMIT 2016 Dostep:
http://www.aotm.gov.pl/www/wp-
content/uploads/wytyczne hta/2016/20160913_Wytyczne_AOTMIiT.pdf (31.3.2021).

HTA Consulting 2022 (www hta pl) Strona 51



10.

10.1.

Analiza wptywu na budzet. Kanakinumab (llaris) w leczeniu autozapalnych zespotéw gorgczek nawrotowych

Spis elementéw

Spis tabel
Tabela 1.  Aktualna liczebnos$¢ populacji AOCEIOWE]........cccoiuriiiiiiiiiiiiiee et
Tabela 2. Kwota refundacji ANA W roKU 2020 .........ccoiuiiiiiiiiieeiiee e e e e e st e e e et e e s neee e e snneeeeeneeeeeennes
Tabela 3.  Aktualne roczne wydatki ptatnika w populacji dOCEIOWE]..........occuueiiiiiiiiiiiieee e
Tabela 4. Liczba pacjentow, u ktorych KAN jest obecnie StOSOWaNY ...........coooiiiiiiiiii i
Tabela 5.  Wskazania do stosowania dla KAN zgodni€ Z ChPL............cooiiiiiiiiiiiee e
Tabela 6.  LUdNOSE POISKi WEAMUG WIBKU .........ueiiiiiii it
Tabela7. Oszacowanie odsetka pacjentéw z przeciwwskazaniami, nietolerancjg lub brakiem
odpowiedzi na leczenie NLPZ i KOIChICYNG ........oviiiiiiiiiiiie e
Tabela 8. Liczba pacjentéw, u ktérych wnioskowana technologia moze by¢ zastosowana — dnawe
ZAPAIENIE STAWOW ... .o
Tabela 9. Potencjalna liczba pacjentow, u ktérych wnioskowana technologia moze byé
zastosowana — dorosli z chorobg Stilla ..........cccuiiiiiiee e e
Tabela 10. Potencjalna liczba pacjentéw, u ktérych wnioskowana technologia moze by¢
zastosowana - PaCIENCI Z UMIZS ..........ooo e
Tabela 11. Potencjalna liczba pacjentéw, u ktérych wnioskowana technologia moze by¢
zastosowana — autozZapalnNe ZGN .........cooiiiiiiiiiii e
Tabela 12. Caltkowita liczba pacjentdw spetniajagcych podstawowe kryteria do stosowania
WNIOSKOWANE] tECANOIOTI. ...t e e e e e
Tabela 13. Zestawienie zrodet danych wykorzystanych w niniejszej analizie .............ccccoceieiiii e,
Tabela 14. Liczba pacjentéw w programie lekowym B.86 w latach 2017 - 2021 ..........ccocieiiiiiiiiiiee e
Tabela 15. Liczba nowych pacjentéw w programie lekowym B.86 w pofrocznych okresach...........ccccoovviiineeeen.
Tabela 16. Roczna liczba pacjentéw nowo wigczanych do programu B.86 ...........cooceeeiiiiiiiiiiiei e

Tabela 30.

Liczba oséb przerywajgcych leczenie w ramach programu lekowego B.86 — statystyki

Tabela 33.

HTA Consulting 2022 (www hta pl) Strona

52



Analiza wptywu na budzet. Kanakinumab (llaris) w leczeniu autozapalnych zespotéw gorgczek nawrotowych

Tabela 34. Dawkowanie KAN — FMF, TRAPS, HIDS/MKD - pacjenci z masg ciata ponizej 40 kg —

podsumowanie danych przyjetyCh W analiZie............c..ueeiiiiiiiiiiee e 33
Tabela 35. Dawkowanie KAN — FMF, TRAPS, HIDS/MKD - pacjenci z masg ciata powyzej 40 kg —

podsumowanie danych przyjetyCh W analiZie..............ueeiiiiiiiiiie e 34
Tabela 36. Dawkowanie ANA — podsumowanie danych przyjetych w analizie ............cccccociiiii i, 34
Tabela 37. Srednia masa ciata dzieci w poszczegdinych grupach okreslajgcych dawkowanie KAN .................. 35

Tabela 44. Pozostate dane kosztowe — koszt podania, kwalifikacji i monitorowania.............c.cccceivieiiiiii e, 38
Tabela 45. Koszty podania przyjete W analiZie............oooieuiiiiiiiii e 38

Podsumowanie wynikdw analizy aspektow etycznych i spotecznych decyzji o

finansowaniu KAN ze $rodkow publiCZNYCh .........eiiiiiiiie e s 43
Wskazanie spetnienia minimalnych wymagan Rozporzadzenia Ministra Zdrowia z dnia 8

stycznia 2021 roku dla analizy wptywu na budzZet.............oooiiiiiiii e 55
Parametry jednokierunkowej analizy WraZliWoSCi...........coocuiiiiiiiiiiiiiiei e 57

HTA Consulting 2022 (www hta pl) Strona 53



Analiza wptywu na budzet. Kanakinumab (llaris) w leczeniu autozapalnych zespotéw gorgczek nawrotowych

HTA Consulting 2022 (www hta pl) Strona 54



Analiza wptywu na budzet. Kanakinumab (llaris) w leczeniu autozapalnych zespotéw gorgczek nawrotowych

Zestawienie weryfikacyjne analizy ze wzgledu na

minimalne wymagania Ministerstwa Zdrowia

Tabela 52.
Wskazanie spetnienia minimalnych wymagan Rozporzadzenia Ministra Zdrowia z dnia 8 stycznia 2021 roku dla analizy
wplywu na budzet

Wymaganie Rozdziat

§2.

Dane w zakresie cen lekéw oraz
sposobu finansowania ocenianych
technologii sg aktualne na dzien
ztozenia wniosku

Informacje zawarte w analizach muszg by¢ aktualne na dzien ztozenia wniosku, co
najmniej w zakresie skuteczno$ci, bezpieczenstwa, cen oraz poziomu i sposobu
finansowania technologii wnioskowanej i technologii opcjonalnych.

§ 6.1 Analiza wptywu na budzet zawiera:

1. Oszacowanie rocznej liczebnosci populacii:

a. Obejmujgcej wszystkich pacjentéw, u ktérych wnioskowana

. . 3 Rozdz. 1.2.4

technologia moze by¢ zastosowana,
b. Docelowej, wskazanej we wniosku, Rozdz. 2.5
c. W ktorej technologia wnioskowana jest obecnie stosowana, Rozdz. 1.2.3

2. oszacowanie rocznej liczebnos$ci populacji, w ktorej wnioskowana technologia
bedzie stosowana przy zatozeniu, ze minister wtasciwy do spraw zdrowia wyda Rozdz. 2.5i 3.1
decyzje o objeciu refundacja (...)

3. oszacowanie aktualnych rocznych wydatkéw podmiotu zobowigzanego do
finansowania swiadczen (...) ponoszonych na leczenie pacjentéw w stanie Rozdz. 1.2.2
klinicznym wskazanym we wniosku, z wyszczegdlnieniem sktadowej wydatkéw B
stanowigcej refundacje ceny wnioskowanej technologii, o ile wystepuje;

4. ilosciowg prognoze rocznych wydatkéw podmiotu zobowigzanego do
finansowania Swiadczen (...), jakie bedg ponoszone na leczenie pacjentow w
stanie klinicznym wskazanym we wniosku z wyszczegdlnieniem sktadowej Rozdz. 3.2
wydatkow stanowigcej refundacje ceny wnioskowanej technologii przy T
zatozeniu, ze minister wtasciwy do spraw zdrowia nie wyda decyzji o objeciu
refundacjg (...)

5. ilosciowg prognoze rocznych wydatkéw podmiotu zobowigzanego do
finansowania swiadczen (...), jakie bedg ponoszone na leczenie pacjentéw w
stanie klinicznym wskazanym we wniosku z wyszczegdlnieniem skladowej Rozdz. 3.3
wydatkow stanowigcej refundacje ceny wnioskowanej technologii przy e
zatozeniu, ze minister wtasciwy do spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu
refundacja (...)

6. oszacowanie dodatkowych wydatkow (...), jakie bedg ponoszone na leczenie
pacjentéw w stanie klinicznym wskazanym we wniosku, stanowigcych réznice Rozdz. 3.4
pomiedzy prognozami (...)

7. minimalny i maksymalny wariant oszacowania (...) Rozdz. A.1

8. zestawienie tabelaryczne wartosci, na podstawie ktérych dokonano oszacowan Rozdz. 2
(...) oraz prognoz (...) '

9. wyszczegolnienie zatozen, na podstawie ktorych dokonano oszacowarn (...) oraz
prognoz (...), w szczegdlnosci zatozen dotyczgcych kwalifikacji wnioskowanej Rozdz. 2.5, 2.6, 2.7,2.8, 2.9
technologii do grupy limitowej i wyznaczenia podstawy limitu,

10. dokument elektroniczny, umozliwiajgcy powtdrzenie wszystkich ka kulacji, w

wyniku ktérych uzyskano oszacowania (...) oraz prognozy (...) Zatacznik analizy
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Wymaganie Rozdziat

§6.2

Oszacowania (...) oraz prognozy (...) dokonywane sg w horyzoncie czasowym

wiasciwym dla analizy wptywu na budzet. Rozdz. 2.4, 3

§6.3

Oszacowan, o ktérych mowa w ust. 1 pkt 3, 6 i 7 oraz prognozy, o ktérych mowa w
ust. 1 pkt 4 i 5, dokonuje sie w szczegdlnosci na podstawie oszacowan, o ktérych
mowa w ust. 1 pkt 1 2. (...). Jezeli nie jest mozliwe przedstawienie wiarygodnych
oszacowan, o ktorych mowa w ust. 1 pkt 1 i 2, analiza wplywu na budzet moze
zawiera¢ dodatkowy wariant, w ktéorym oszacowania te uzyskano w oparciu o inne
dane.

Rozdz. 2.5

§6.4

Jezeli wnioskowane warunki objecia 1. z uwzglednieniem proponowanego
refundacjg obejmujg instrumenty instrumentu dzielenia ryzyka.
dzielenia ryzyka (...), oszacowania (...)
oraz prognozy (...) powinny by¢
przedstawione w nastepujacych
wariantach:

Rozdz. 3
2. bez uwzglednienia proponowanego
instrumentu dzielenia ryzyka.

§6.5

Jezeli wnioskowane warunki objecia refundacja obejmujg utworzenie nowe;j,
odrebnej grupy limitowej, analiza wptywu na budzet zawiera wskazanie dowodéw Rozdz. 1.3
spetnienia wymagan, o ktérych mowa w art. 15 ust. 3 pkt 1i 3 ustawy.

§6.6

Jezeli wnioskowane warunki objecia refundacjg obejmujg kwalif kacje do wspdlinej,
istniejgcej grupy limitowej, analiza wptywu na budzet zawiera wskazanie dowodow
spetnienia kryteriow, o ktérych mowa w art. 15 ust. 2 i wymagania, o ktérych mowa
w art. 15 ust. 3 pkt 2 ustawy.

Nie dotyczy

§ 8. Analizy, o ktérych mowa w §1, muszg zawiera¢:

1. dane b bliograficzne wszystkich wykorzystanych publikacji, z zachowaniem
stopnia szczegétowosci umozliwiajgcego jednoznaczng identyfikacje kazdej z Rozdz. 9
wykorzystanych publikacji.

2. wskazanie innych zrodet informacji zawartych w analizach, w szczegolnosci
aktow prawnych oraz danych osobowych autoréw niepublikowanych badan, Rozdz. 9
analiz, ekspertyz i opinii.
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Aneks A.

AA1. Analiza wrazliwosci

A.1.1. Warianty analizy wrazliwosci

W analizie wrazliwosci przedstawiono, w jakim zakresie mogg sie zmienia¢ wydatki pfatnika, jesli
zmianie bedag podlega¢ parametry, ktérych nie udato sie oszacowa¢ z wystarczajgcg precyzjg lub

pewnoscia.

Ponizej w formie tabelarycznej przedstawiono parametry podlegajgce zmianie w poszczegodlnych

wariantach analizy wrazliwosci, wraz z zakresem zmian oraz ich uzasadnieniem.

Tabela 53.
Parametry jednokierunkowej analizy wrazliwosci

Wartos¢ parametru w

Parametr Wariant Opis wariantu kolejnych latach Uzasadnienie
Wariant A Wariant podstawowy oszacowania populacii [
L;)t;z:lllalr;z;c Wariant A1 Wariant minimalny oszacowania populacji [ Rozdziat 2.5
Wariant A2 Wariant maksymalny oszacowania populacji [
Wariant BO Wariant podstawowy zgodnie z analizg Tabela 33, Tabela 34,
ekonomiczng (badania kliniczne) Tabela 35
Wariant B1 Wariant alternatywny zgodnie z analizg Tabela 33, Tabela 34,
ekonomiczng (badania RCT / nRCT) Tabela 35
Dawkowanie i
KAN Wariant B2 Wariant alternatywny zgodnie z analizg Tabela 33, Tabela 34, Rozdziat 2.8
ekonomiczng (ankiety) Tabela 35
_ Warlant_ alternatywny zgodme z an:allz_a Tabela 33, Tabela 34,
Wariant B3 ekonomiczng (uwzglednione wydtuzenie
‘ ) S Tabela 35
odstepoéw miedzy podaniami)
Wariant CO Wariant podstawowy ;godnle z gnallzq Tabela 36
ekonomiczng (zgodnie z danymi NFZ)
Dawkowanie . Wariant alternatywny zgodnie z analizg .
ANA Wariant C1 ekonomiczng (ankiety) Tabela 36 Rozdziat 2.8
. Wariant alternatywny zgodnie z analizg
Wariant C2 ekonomiczng (badania kliniczne) Tabela 36
Wariant DO Zgodnie z ankietg
onmelsce | Rozdziat 2.9.2
P Wariant D1 Wszystkie podania w warunkach domowych 100% dom
Wariant D2 Wszystkie podania w warunkach 100% ambulatorium

ambulatoryjnych
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Ponizej przedstawiono wyniki jednokierunkowych analiz wrazliwosci.
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