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1 Wstep

Zgodnie z Ustawa z dnia 12 maja 2011 . o refundacji lekdw, srodkéw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. nr 122 poz. 696) analiza
racjonalizacyjna powinna by¢ przedktadana w przypadku, gdy analiza wptywu na budzet
podmiotu zobowigzanego do finansowania swiadczen ze srodkéw publicznych wykazuje
wzrost kosztéw refundacji (Ustawa refundacyjna). Analiza ta powinna przedstawiac
rozwigzania dotyczace refundacji lekdw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego, wyrobdw medycznych, ktdrych objecie refundacja spowoduje uwolnienie
srodkdw publicznych w  wielkosci odpowiadajacej co najmniej wzrostowi kosztéw
wynikajacemu z analizy wplywu na budzet.

W zakresie rozwigzan dotyczacych refundacji lekéw, srodkdéw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego, wyrobow medycznych, ktérych wprowadzenie spowoduje
uwolnienie srodkéw publicznych {w waskim rozumieniu tych zapiséw) mozna zidentyfikowac
nastepujace rozwiazania:

1. Likwidacja jednej lub wigcej grup limitowych.

2. Zmiana definicji jednej lub wigcej grup limitowych (redukcja liczby preparatéw
objetych grupa limitowa, utworzenie nowej grupy limitowej, potaczenie grup
limitowych).

3. Redukcja ceny detalicznej lekdéw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego, wyrobdw medycznych stanowiacych podstawy limitdw w swoich
grupach limitowych.

4. Redukcja ceny detalicznej lekdw, srodkdw spozywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego, wyrobéw medycznych niestanowigcych podstawy limitéw w swoich
grupach limitowych w sposdb, ktéry spowodowatby, ze leki, srodki spozywcze
specjalnego przeznaczenia Zzywieniowego, wyroby medyczne, ktérych dotyczytaby
redukcja ceny detalicznej statyby sie podstawa limitéw w swoich grupach
limitowych.

5. Zmiana poziomu odptatnosci pacjenta dla grupy limitowej lekdéw, srodkow
spozywczych specjalnego przeznaczenia Zywieniowego, wyrobdw medycznych na
wyzszy w stosunku do obecnie obowigzujacego.

Analizujac wymienione wyzej warianty mozna wyszczegdlni¢ rozwigzania, w ktérych
uwolnienie srodkdw publicznych wigze sig ze wzrostem kosztéw po stronie:

e pacjentdw,
¢ podmiotéw odpowiedzialnych,
e obu wymienionych wyzej grup.

Do rozwigzan wigzacych sie ze wzrostem kosztédw po stronie pacjentéw naleza rozwigzania
opisane w punktach 11 5. Réwniez rozwigzanie opisane w punkcie 2 zwigzanie z redukcja
liczby preparatéw objetych grupa limitowa niesie ze soba znaczne ryzyko zwigkszenia
kosztéw po stronie pacjenta.

Do rozwigzan wigzacych sie ze wzrostem kosztéw po stronie podmiotdw odpowiedzialnych
nalezy rozwigzanie opisane w punkcie 2 {wycofanie preparatu), przy czym nalezy podkreslic,
ze w tym przypadku réwniez istnieje ryzyko zwigkszenia kosztéw po stronie pacjenta (np.
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w przypadku, w ktérym pacjenci sa przywigzani do leku, ktéry zostat skreslony z listy
refundacyjnej).

Pozostate zaproponowane rozwigzania prowadza w konsekwencji do obnizenia limitu
w grupie limitowej (lub zwigkszenia poziomu odptatnosci pacjenta), przy czym
konsekwencje (wzrost kosztoéw tj. w tym wypadku redukcja zyskéw) w zatozeniu powinny
dotyczy¢ gldwnie podmiotéw odpowiedzialnych zaktadajac, ze pacjenci z definicji beda
wybierali leki o nizszych cenach. W przypadku istnienia innego niz cena mechanizmu
wptywajacego na preferencje pacjentdw, przywiazanie do poszczegdlnych preparatéw,
ktérych ceny sa wyzsze od preparatéw stanowiacych limit w grupie, przy obnizonym limicie
bedzie skutkowato zwiekszeniem kosztdw réwniez po stronie pacjenta.

Opracowanie mechanizmu bazujacego na rozwigzaniu wytacznie z zakresu lekéw, srodkow
spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego lub wyrobdw medycznych, ktéry
spowoduje uwolnienie srodkéw publicznych bez negatywnych konsekwencji dla pacjentdw
jest ograniczone. Jedynym mechanizmem, ktéry nie powinien wptywac na wzrost kosztdw
po stronie pacjentdw jest obniZzenie cen wszystkich preparatéw refundowanych w obrebie
danej grupy limitowej. Przy czym nalezy podkresli¢, Ze obnizenie cen wszystkich preparatéw
moze nieproporcjonalnie w stosunku do cen detalicznych niektdrych preparatéw zmniejszyc
limit w stopniu skutkujacym wzrostem kosztéw po stronie pacjenta.

Majac na uwadze opisane wyzej mechanizmy dot. uwolnienia srodkéw publicznych nalezy
podkresli¢, ze z praktycznego punktu widzenia, obnizenie ceny preparatu znajdujacego sie
obecnie na lidcie refundacyjnej badz usuniecie go z tej listy jest utrudnione ze wzgledu na
obowigzujace przepisy ustawy z dnia 12 maja 2011 roku o refundacji lekéw, srodkdw
spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobdw medycznych. W mysl
ustawy (art. 33):

1. Minister wiasciwy do spraw zdrowia uchyla decyzje administracyjng o objeciu refundacjq
leku, srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobu medycznego, w
przypadku:

1) stwierdzenia braku deklarowanej skutecznosci terapeutycznej;
2) stwierdzenia ryzyka stosowania niewspotmiernego do efektu terapeutycznego;

3) podwazenia wiarygodnosci i precyzji oszacowan kryteriow, o ktérych mowa w art. 12 pkt
3-10;

4) gdy zobowiqzanie, o ktorym mowa w art. 25 pkt 4, nie zostanie dotrzymane w zakresie
dotyczqcym zapewnienia ciggtosci dostaw lub rocznej wielkosci dostaw, i nastqpi
niezaspokojenie potrzeb swiadczeniobiorcow {(Ustawa refundacyjna).

Minister Zdrowia podejmuje réwniez decyzje o skréceniu czasu obowigzywania decyzji
o refundacji lub zmianie ceny urzedowej w oparciu o wniosek, do ktérego ztozenia
uprawniony jest Whnioskodawca (podmiot odpowiedzialny, przedstawiciel podmiotu
odpowiedzialnego, podmiot uprawniony do importu réwnolegtego w rozumieniu ustawy
z dnia 6 wrzesnia 2001 . — Prawo farmaceutyczne, wytworca wyrobdw medycznych, jego
autoryzowany przedstawiciel, dystrybutor albo importer, w rozumieniu ustawy z dnia 20
maja 2010 r. o wyrobach medycznych {Dz. U. Nr 107, poz. 679), a takze podmiot dziatajacy
na rynku spozywczym) {Ustawa refundacyjnaj.
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W zwiazku z powyzszym, wykonanie analizy racjonalizacyjnej pokazujacej rozwiazania
dotyczace refundacji lekdw, sSrodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego, wyrobéw medycznych, ktdrych wprowadzenie spowoduje uwolnienie srodkdw
publicznych, ograniczaja przepisy, ktére warunkuja uwolnienie tych srodkéw decyzja wielu
podmiotdw, na ktére Wnioskodawca nie ma wptywu.

Ograniczenia formalne oraz trudne do przewidzenia mechanizmy i strategie rynkowe
poszczegdlnych podmiotéw, skutkuja przyjeciem szeregu zatozen. Stad zaproponowane
rozwigzanie racjonalizacyjne, niezaleznie od jego typu, powinno by¢ interpretowane zawsze
w kontekscie powyzszych ograniczen i przyjetych zatozen.
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2  Cel analizy

Analiza wptywu na system ochrony zdrowia wykazata, Ze finansowanie ze srodkdw
publicznych elotuzumabu (Empliciti®, Bristol Myers Squibb) w skojarzeniu z pomalidomidem
i deksametazonem (EPd) w leczeniu nawrotowego i opornego szpiczaka plazmocytowego
(ang. plasma cell myeloma, PCM, multiple myeloma, MM) u dorostych pacjentéw, u ktérych
zastosowano wczesniej co najmniej dwie terapie w tym zawierajace lenalidomid i inhibitor
proteasomu i u ktdrych nastgpita progresja choroby w trakcie ostatniego leczenia,
spetniajacych kryteria wtaczenia do programu lekowego, zwigzane jest z dodatkowymi
obciagzeniami budzetowymi niezaleznie od przyjetego wariantu analizy.

Celem niniejszej analizy jest przedstawienie rozwigzania, ktérego wprowadzenie spowoduje
uwolnienie srodkéw finansowych ptatnika publicznego w wysokosci odpowiadajace]
dodatkowym kosztom finansowania elotuzumabu w skojarzeniu z pomalidomidem i
deksametazonem w ramach programu lekowego we wnioskowanym wskazaniu w kolejnych
latach {rozszerzenie obecnego programu leczenia PCM).
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3 Wyniki analizy wptywu na budzet

Analize wptywu na budzet przeprowadzono z perspektywy podmiotu zobowigzanego do
finansowania swiadczen ze srodkéw publicznych, tj. Narodowego Funduszu Zdrowia (NFZ,
analiza podstawowa) oraz z perspektywy wspdlnej NFZ i pacjenta (analiza wrazliwosci;
tozsama z perspektywa NFZ), w 2-letnim horyzoncie czasowym (patrz Analiza wptywu na
budzet).

Liczebnos¢ populacji docelowej (i strukture leczenia) oszacowano na podstawie stanowiska
4 ekspertédw w dziedzinie hematologii (patrz rozdz. 10.1 Analizie wptywu na budzet). Ze
wzgledu na niepewnosc¢ oszacowania populacji docelowej, poza wariantem podstawowym
analizowano wariant maksymalny i minimalny.

W analizie wptywu na budzet ptatnika poréwnano skutki finansowe dwoéch scenariuszy:
scenariusza istniejacego, w ktérym brak jest finansowania i stosowania EPd oraz scenariusza
nowego, w ktérym EPd jest finansowany w ramach programu lekowego leczenia opornego
lub nawrotowego szpiczaka plazmocytowego.

Wzrost kosztéw zwigzany z wprowadzeniem finansowania EPd w ramach programu lekowego
oszacowano ha podstawie niezdyskontowanych wynikéow kosztowych w | i Il roku modelu
ekonomicznego {patrz dokument: Analiza ekonomiczna) — takie podejscie odzwierciedla
catkowite rzeczywiste koszty ponoszone na leczenie pacjentéw w stanie Kklinicznym
wskazanym we wniosku {tj. zmiane standw zdrowia i wypadanie z leczenia).

Analize przeprowadzono z uwzglednieniem kosztéw nabycia i podania lekdw przed progresja
i po progresji, prewencji zdarzen kostnych, standardowego monitorowania, opieki
terminalnej i leczenia zdarzen niepozadanych. Nie uwzgledniono kosztéw niemedycznych i
posrednich ze wzgledu na wiek chorych i spodziewany niewielki wptyw na zmiane aktywnosci
zawodowej i produktywnos¢ zwigzang z absenteizmem i prezenteizmem - ewentualne
réznice w kosztach migdzy scenariuszami sg pomijalnie mate.

Wzrost kosztoéw szacowano przy zatozeniu, ze pacjenci stopniowo {(liniowo) wchodzg do
programu lekowego w danym roku analizy.

W celu oceny wrazliwosci wynikdw analizy w odniesieniu do niepewnosci kluczowych
parametrow i zatozen analizy przeprowadzono jednokierunkowe analizy wrazliwosci.
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NN

Proponowane rozwiazanie

W ramach analizy racjonalizacyjnej wykorzystano mozliwosé obnizenia limitu finansowania,
ktéry wynika¢ bedzie z wprowadzenia na rynek tanszych odpowiednikéw obecnie
stosowanego ekulizumabu (Soliris®, grupa limitowa 1171.0, Eculizumabum) i pomalidomidu
(Imnovid®, grupa limitowa 1182.0, Pomalidomid) {Obwieszczenie MZ).

Wybdr lekdw wynika z wygasniecia praw ochrony patentowej dla ekulizumabu w maju 2020
r. (EU) i marcu 2021 r. (USA) {do tej pory na liscie lekdw refundacyjnych nie pojawity sie
zadne odpowiedniki, w zwiazku z czym oszczednosci moga by¢ generowane od rozpoczecia
programu; GaBi 2017) i pomalidomidu (zgodnie z danymi Whnioskodawcy generyki
pomalidomidu wejda na rynek od potowy 2024 r.).

W analizie przyjeto zatoZzenie zgodne z art. 13 pkt. 6 Ustawy refundacyjnej, ktére méwi, ze
urzedowa cena zbytu pierwszego nowego odpowiednika w grupie limitowej nie moze byc
wyzsza niz 75% urzedowej ceny zbytu jedynego odpowiednika refundowanego w danym
wskazaniu (Ustawa refundacyjna). Majac na uwadze specyfike refundacji lekéw w
programach lekowych (leki wydawane bezptatnie), nalezy zalozydé, Ze wprowadzenie
tanszego odpowiednika spowoduje automatyczne, natychmiastowe obnizenie ceny
wszystkich lekéw refundowanych w obrebie grupy limitowej do poziomu ceny
wprowadzonego odpowiednika - w tym wypadku oznacza to co najmniej 25% redukcje
ceny urzedowej lekdw bedacych przedmiotem niniejszej analizy.
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5 Metody

Analize racjonalizacyjng przeprowadzono z perspektywy ptatnika publicznego w horyzoncie
2 lat (I'i 1l rok BIA).

Symulacje przeprowadzono z uwzglednieniem jedynie bezposrednich kosztéw medycznych

(patrz rozdz. 3), co wynika z braku wptywu proponowanego rozwigzania na inne obszary
ochrony zdrowia.

W analizie przyjeto zatoZzenie zgodne z art. 13 pkt. 6 Ustawy refundacyjnej, ktére mowi, ze
urzedowa cena zbytu pierwszego nowego odpowiednika w grupie limitowej nie moze byc
wyzsza niz 75% urzedowej ceny zbytu jedynego odpowiednika refundowanego w danym
wskazaniu (Ustawa refundacyjna).

Roczne koszty refundacji lekdw przyjeto zgodnie z komunikatem Departamentu Gospodarki
Lekami {DGL) za okres ostatnich 12 miesiecy, tj. od poczatku kwietnia 2021 do konica marca
2022 {(Komunikaty DGL).

Wwyniki przedstawiono w ujeciu rocznym, ktdre pokazuje proporcjonalne oszczednosci
(uwolnienie srodkéw) wynikajace z redukcji cen lekdw bedacych przedmiotem analizy
racjonalizacyjnej.
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8 Spis rysunkow

Ryc. 1. Dodatkowe obcigzenia budzetowe i oszczednosci z perspektywy NFZ w kolejnych
T - Tod P 12
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9 Spis tabel

Tab. 1. Najwigcksze dodatkowe obcigzenia budzetowe z perspektywy NFZ (wariant
MAKSYMAINY DEZ RS ). ittt it s ettt e s e v rr e e e s a e ne e es s rannn e ne e rannnns 8
Tab. 2. Roczne koszty ekulizumabu i pomalidomidu oraz prognozowane oszczednosci. ..... 1
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Elotuzumab (Empliciti® w skojarzeniu
z pomalidomidem i deksametazonem w leczeniu chorych z nawrotowym lub
opornym szpiczakiem plazmocytowym wczesniej leczonych lenalidomidem i
inhibitorem proteasomdw. Analiza wptywu na budzet. Warszawa, 2022.

Generics and Biosimilar Initiative. Patent expiry dates for biologicals: 2017
update. http: / /gabi-journal.net/patent-expiry-dates-for-biologicals-2018-
update.html [dostep: 30.06.2022 r.]

Narodowy Fundusz Zdrowia. Komunikat o refundacji aptecznej / programach
lekowych i chemioterapii zZa okres styczeni-marzec 2022,
http:/ fwww.nfz.gov.pl/aktualnosci/aktualnosci-centrali/ [dostep: 30.06.2022
r.]

Obwieszczenie Ministra Zdrowia z dnia 21 czerweca 2022 r. w sprawie wykazu
refundowanych lekdw, srodkdéw spozywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego oraz wyrobdw medycznych na 1 lipca 2022 r.
https: / fwww.gov.pl/web/zdrowie/obwieszczenia-ministra-zdrowia- lista-
lekow-refundowanych [dostep 30.06.2022 r.].

Rozporzadzenie Ministra Zdrowia z dnia 8 stycznia 2021 r. w sprawie
minimalnych wymagan, jakie musza spetnia¢ analizy uwzglednione we
whioskach o objecie refundacja i ustalenie urzedowej ceny zbytu, o objecie
refundacja i ustalenie urzedowej ceny zbytu technologii lekowej o wysokie]j
wartosci klinicznej oraz o podwyzszenie urzedowej ceny zbytu leku, srodka
spozywczego specjalnegn przeznaczenia zywieniowego, wyrobu medycznego,
ktdre nie majg odpowiednika refundowanego w danym wskazaniu. Dz.U.2021.74.

Obwieszczenie Marszatka Sejmu Rzeczypospolitej Polskiej z dnia 1 marca 2021 r.
w sprawie ogtoszenia jednolitego tekstu ustawy o refundacji lekdw, srodkéw
spozywczych specjalnego przeznaczenia zZywieniowego oraz wyrobow
medycznych. Dz.U. 2021 poz. 523.
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