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Indeks skrotow

AE
AKL
AOTMIT
APD
AWA
b.d.

Rozwiniecie

analiza ekonomiczna

analiza kliniczna

Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

analiza problemu decyzyjnego

analiza weryfikacyjna AOTMIT

brak danych

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

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

Charakterystyka Produktu Leczniczego

ang. confidence interval — przedziat ufnosci

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

darbepoetyna

ang. dialysis dependent — chorzy zalezni od dializy

ang. defined daily dose — dobowa dawka leku

ang. European Article Number — Europejski Kod Towarowy

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

ang. European Medicines Agency — Europejska Agencja Lekow, dawniej uzywanym
skrétem jest EMEA

epoetyna alfa

ang. Food and Drug Administration — Amerykanska Agencja ds. Zywnosci i Lekéw

ang. glomerular filtration rate — wspotczynnik przesaczania kigbuszkowego

hemoglobina

ang. hazard ratio — wspétczynnik hazardu

ang. health technology assessment — ocena technologii medycznych

tac. intravenous — dozylnie

ang. International Statistical Classification of Diseases and Related Health Problems
— Miedzynarodowa Statystyczna Klasyfikacja Choréb i Probleméw Zdrowotnych

istotnos¢ statystyczna

Jednolite Grupy Pacjentéw

masa ciata

ang. magnetic resonance imaging — obrazowanie metodg rezonansu magnetycznego

Minister Zdrowia

liczba chorych w grupie, u ktérych wystgpito zdarzenie
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Rozwiniecie

liczba chorych w grupie

nie dotyczy

ang. non-dialysis dependent — chorzy nie zalezni od dializy

Narodowy Fundusz Zdrowia

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

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

ang. odds ratio — iloraz szans

ang. overall survival — czas przezycia catkowitego

tac. per os — doustnie

przewlekta choroba nerek

ang. progression free survival — czas przezycia wolny od progresji choroby

program lekowy

placebo

polski ztoty

Polskie Towarzystwo Nefrologiczne

ang. quaque week — raz na tydzien

ang. research and development — badanie i rozwdj

ang. red blood cells — krwinki czerwone

ang. risk difference — réznica ryzyka

roksadustat

Radioterapia

tac. sub cutem — podskornie

ang. standard deviation — odchylenie standardowe

ang. standarized mortality ratio — standaryzowany wspétczynnik umieralnosci

tomografia komputerowa

ang. vascular access thrombosis — zakrzepica dostepu naczyniowego

ang. World Health Organization — Swiatowa Organizacja Zdrowia
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Streszczenie

CEL | ZAKRES

Celem analizy wptywu na system ochrony zdrowia jest oszacowanie wydatkow ptatnika
publicznego w przypadku podjecia pozytywnej decyzji o finansowaniu ze srodkoéw publicznych
leku Evrenzo® (roksadustat, ROX) w leczeniu dorostych pacjentbw z objawowg
niedokrwistoscig zwigzang z przewlektg chorobg nerek (PChN). Dokument sktada sie z analizy
wplywu na budzet, analizy wptywu na organizacje udzielania swiadczeh zdrowotnych oraz

zestawienia aspektow etycznych i spotecznych.
METODYKA

Populacje docelowg dla technologii wnioskowanej zgodnie z przediozonym wnioskiem
stanowig dorosli niedializowani chorzy z objawowg niedokrwistoscig zwigzang z PChN

spetniajgcy kryteria wtgczenia do programu lekowego obejmujagce:

e niedokrwisto$¢ ze stezeniem hemoglobiny ponizej 10 g/dl pod warunkiem wykluczenia
innych przyczyn, takich jak: niedobor zelaza, krwawienia, hemoliza, zakazenia, ciezka
nadczynnos¢ przytarczyc, zatrucie glinem i inne;

e uposledzenie funkcji nerek wykazane w badaniu GFR:

e ponizej 30 ml/min. — u $wiadczeniobiorcéw bez cukrzycy
albo

e ponizej 45 ml/min. — u Swiadczeniobiorcéw z cukrzyca.

Niedokrwisto$¢ u oséb chorych na przewlekta chorobe nerek jest istotnym problemem
klinicznym. Nieleczona prowadzi do wielu powiktan, w tym do uszkodzen uktadu sercowo-
naczyniowego, zwiekszajgc tym samym ryzyko zgonu. Niedokrwistos¢ dotyczy okoto 90%
chorych ze schytkowg postacig przewlektej choroby nerek. Pojawia sie w 2. i 3. stadium PChN,
gdy wartosc filtracji ktebuszkowej wynosi ponizej 70 ml/min u mezczyzn i ponizej 50 ml/min.
Niedokrwistos¢ jest natomiast statym elementem obrazu klinicznego PChN, gdy wielkos¢

filtracji wynosi 25-30 ml/min.

Liczebno$¢ populacji docelowej oszacowano na podstawie danych refundacyjnych NFZJ
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W analizie wptywu na budzet rozpatrywano dwa scenariusze: istniejgcy oraz nowy. Wynikiem
analizy wptywu na budzet jest rdznica pomiedzy tymi scenariuszami wyrazona

inkrementalnymi wydatkami ptatnika.

Scenariusz istniejgcy obrazuje sytuacje obecng, w ktérej ROX nie jest refundowany z budzetu
ptatnika publicznego. W scenariuszu tym, w leczeniu niedokrwistosci u niedializowanych
dorostych chorych na przewleklg chorobe nerek stosowane sg czynniki pobudzajgce
erytropoeze (ang. erythropoiesis stimulating agents, ESA) — epoetyna alfa (EPO) i
darbepoetyna alfa (DAR). Natomiast, w scenariuszu prognozowanym (nowym) analizowano
sytuacje, w ktérej ROX stosowany w leczeniu niedokrwistosci u niedializowanych dorostych
chorych na przewlektg chorobe nerek bedzie finansowany ze srodkéw publicznych. Dla
kazdego ze scenariuszy rozpatrywano 3 alternatywne warianty: najbardziej prawdopodobny,

minimalny oraz maksymalny.

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

limitowe;j.

Catkowite koszty uwzgledniane w poszczegolnych scenariuszach (wynikajgce z kosztow
réznigcych leczenia), wyznaczono na podstawie: kosztu lekéw, kosztu zwigzanego z
przepisaniem i podaniem lekéw, kosztu leczenia wspomagajgcego oraz kosztu leczenia

zdarzeh niepozgdanych.

Analize wptywu na budzet wykonano z perspektywy wspdlnej (obejmujacej perspektywe
ptatnika publicznego (NFZ) i pacjenta) oraz z perspektywy ptatnika publicznego. Przyjeto 2-
letni horyzont czasowy. Dla kluczowych danych wejsciowych przeprowadzono analize

wrazliwosci.
WYNIKI

Oszacowanie populacji
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PODSUMOWANIE | WNIOSKI

W niniejszej pracy oceniono wpltyw na system ochrony zdrowia w Polsce decyzji o

zakwalifikowaniu roksadustatu (Evrenzo®) do stosowania w ramach programu lekowego.

Bezposrednig konsekwencijg tej decyzji bedzie uksztattowanie sie w Polsce nowej praktyki
klinicznej w leczeniu niedokrwistosci u niedializowanych dorostych chorych z przewlektg
chorobg nerek poprzez rozszerzone spektrum terapeutycznego o nowg technologie. W
zwigzku z czym lekarze, ktérzy dotychczas mogli zastosowac leczenie jedynie przy pomocy

czynnikow pobudzajgcych erytropoeze (ESA) teraz bedg mogli skorzystaé réwniez z terapii

lekiem Evrenzo®.

I ' <onsekwengii finansowanie leku Evrenzo® zapewni dorostym chorym
niedializowanym z niedokrwistoscig w przebiegu przewlektej choroby nerek dostep do

skuteczniejszego niz dotychczas leczenia oraz wptynie na poprawe ich jakosci zycia. Bedzie

sie to ponadto wigzato ze spadkiem wydatkéw po stronie ptatnika publicznego | EEGcN

W analizie wskazano, ze w przypadku pozytywnej decyzji dotyczacej refundacii leku Evrenzo®
nalezy oczekiwa¢ duzej korzysci zdrowotnej dla szerokiej grupy chorych, dlatego tez
finansowanie technologii jest etycznie i spotecznie uzasadnione. Ponadto decyzja

refundacyjna nie spowoduje nowych konsekwencji w organizacji udzielania swiadczen.
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Konkludujgc nalezy oczekiwaé, ze finansowanie leku Evrenzo® przyczyni sie do poprawy

sytuacji dorostych chorych niedializowanych z niedokrwistoscia w przebiegu przewlekiej

choroby nerek w Polsce.
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1. Cel analizy wplywu na system ochrony zdrowia

Celem analizy wptywu na system ochrony zdrowia jest oszacowanie wydatkow ptatnika

publicznego w przypadku podjecia pozytywnej decyzji o finansowaniu ze srodkoéw publicznych

leku Evrenzo® (roksadustat) w leczeniu niedokrwistosci u niedializowanych dorostych chorych

na przewlektg chorobe nerek. Ponadto, w ramach niniejszej analizy oceniano etyczne oraz

spoteczne konsekwencje podjecia pozytywnej decyzji o finansowaniu ze srodkdéw publicznych

leku Evrenzo® w przedstawionym wskazaniu.

Analiza wptywu na system ochrony zdrowia sktada sie¢ z dwdoch czesci — niniejszego

dokumentu oraz arkusza kalkulacyjnego wykonanego w programie MS Excel 2016,

umozliwiajgcego obliczenie prognozowanych wydatkéw ptatnika w zaleznosci od przyjetych

zatozen.

2. Analiza wplywu na budzet

2.1. Metodyka analizy

Analize wykonano w oparciu o Rozporzgdzenie MZ w sprawie minimalnych wymagan,

Wytyczne AOTMIT oraz Ustawe o refundaciji.

Zdefiniowano populacje docelowg dla technologii wnioskowanej na podstawie

odnalezionych zrédet danych: danych refundacyjnych NFZ i

Przeprowadzono prognoze liczebnosci populacji w kolejnych latach horyzontu

czasowego, poczgwszy od wrzesnia 2022 roku.

Oszacowano rozpowszechnienie technologii medycznych stosowanych w populacji
docelowej oraz przeprowadzono prognoze rozpowszechnienia interwencji po podjeciu

pozytywnej decyzji refundacyjnej dla tej interwenc;ji.

Na podstawie wynikow przeprowadzonej analizy ekonomicznej oszacowano koszty terapii
technologii wnioskowanej oraz pozostatych opcji terapeutycznych (preparaty ESA: EPO,
DAR).
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6. Obliczono przewidywane wydatki ptatnika oraz tgczne wydatki ptatnika i pacjentow w
populacji docelowej w latach ujetych w horyzoncie czasowym analizy dla scenariusza
istniejgcego, czyli w przypadku braku finansowania technologii wnioskowanej ze srodkow

publicznych.

7. Obliczono przewidywane wydatki ptatnika oraz tgczne wydatki ptatnika i pacjentow w
populacji docelowej w horyzoncie czasowym analizy dla scenariusza nowego, czyli w
przypadku podjecia przez ptatnika pozytywnej decyzji o finansowaniu technologii

whioskowanej ze srodkodw publicznych.

8. Obliczono wydatki inkrementalne, czyli réznice pomiedzy wydatkami w scenariuszu
nowym, a wydatkami w scenariuszu istniejgcym. W przypadku, gdy wydatki inkrementalne
przyjmujg wartosci nizsze od zera oznacza to generowane oszczednosci finansowe

zwigzane z podjeciem pozytywnej decyzji refundacyjne;.

9. W niniejszym dokumencie wyniki oraz wartosci parametréw podawano najczesciej z
doktadnoécia do dwdch miejsc po przecinku, natomiast obliczenia wykonano na

wartosciach bez zaokraglen (w celu uzyskania bardziej doktadnych wynikow).

10. Przeprowadzono analize wrazliwoéci dla oszacowania populacji docelowej oraz

kluczowych parametrow uwzglednianych w niniejszej analizie.
2.2. Horyzont czasowy

Zgodnie z Rozporzgdzeniem MZ w sprawie minimalnych wymagan oraz Wytycznymi AOTMIT
horyzont czasowy analizy wptywu na budzet powinien obejmowac okres do momentu ustalenia
sie stanu rownowagi na rynku (tj. osiggniecia docelowej stabilnej wielkosci sprzedazy bgdz
liczby leczonych pacjentdw) oraz co najmniej pierwsze 2 lata od daty rozpoczecia

finansowania danej technologii medycznej ze Srodkow publicznych.

W analizie przyjeto 2-letni horyzont czasowy, obejmujgcy okres od wrzesnia 2022 r. do sierpnia
2024 r. Uzasadnieniem przyjecia takiego horyzontu czasowego jest fakt, ze wnioskowana
technologia bytaby finansowana w ramach Programu lekowego, ktéry w sposdb precyzyjny
okresla standard terapeutyczny oraz ogranicza stosowanie technologii medycznej do

wybranych osrodkow kontraktujgcych program lekowy.
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Dodatkowo, zgodnie z Ustawg o refundacji, pierwsza decyzja refundacyjna wydawana jest na

2 lata, co potwierdza zasadnos$¢ przyjetego horyzontu czasowego analizy.
2.3. Perspektywa

Zgodnie z Rozporzgdzeniem MZ w sprawie minimalnym wymagan, dotyczacym minimalnych
wymagan, jakie muszg spetniac¢ analizy wptywu na budzet, analiza zostata przeprowadzona w

dwoch wariantach:

» z perspektywy podmiotu zobowigzanego do finansowania swiadczen ze srodkéw
publicznych (ptatnik publiczny?)
oraz dodatkowo z perspektywy wspdlnej podmiotu zobowigzanego do finansowania

swiadczenh ze srodkéw publicznych oraz swiadczeniobiorcy (tj. pacjenta).
2.4. Scenariusze poréwnywane

W analizie wptywu na budzet rozwazano dwa scenariusze: istniejgcy oraz scenariusz nowy.
Scenariusz istniejgcy obrazuje sytuacje obecng, w ktérej technologia wnioskowana zgodnie z
Wykazem lekow refundowanych nie jest refundowana w omawianym wskazaniu z budzetu

ptatnika publicznego.

W scenariuszu nowym przyjeto sytuacje, w ktérej technologia wnioskowana jest refundowana
w leczeniu niedokrwistoéci u niedializowanych dorostych chorych na przewlekig chorobe
nerek. W scenariuszu tym lek bedzie dostepny w programie lekowym i wydawany
Swiadczeniobiorcy bezptatnie. W analizie uwzgledniono finansowanie tej technologii
medycznej w oddzielnej grupie limitowej, zgodnie z uzasadnieniem wskazanym w zatgczniku
(rozdziat 8.1.).

1 Zgodnie z art. 14 Ustawy o $wiadczeniach opieki zdrowotnej.
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Dla kazdego ze scenariuszy przyjeto 3 mozliwe warianty, zalezne od szacowanej na kolejne
lata, wielkosci populacji docelowej. Wptyw na budzet ptatnika, wyznaczony zostat jako réznica

pomiedzy tymi scenariuszami.

2.5. Populacja

2.5.1. Populacja obejmujgca wszystkich chorych, u ktérych

technologia wnioskowana moze zosta¢ zastosowana

Populacje badang w analizie wptywu na budzet stanowig chorzy, u ktérych oceniania
technologia moze by¢ zastosowana. Zdefiniowano jg w oparciu o ChPL wnioskowane;j
technologii. Zgodnie z ChPL Evrenzo® roksadustat jest wskazany w leczeniu dorostych

chorych z objawowg niedokrwisto$cig zwigzang z przewlektg chorobg nerek (PChN).
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Zgodnie z Wykazem lekéw refundowanych lek Evrenzo® nie jest refundowany we wskazaniu

okreslonym w ChPL.

Publikacje wskazujgce na epidemiologie PChN sg zréznicowane i wahajg sie w przedziale od
8% do nawet 16% populacji na Swiecie [Jha 2013]. Metaanaliza publikacji na temat czestosci
wystepowania PChN wskazuje na warto$¢ 13,4%, co dla populacji polskiej moze przektadaé
sie na wartos$¢ ok. 4,2 min chorych — biorgc pod uwage liczbe dorostych mieszkancow Polski
wedtug danych GUS [Hill 2016, GUS 2020].

Dane Narodowego Funduszu Zdrowia publikowane na platformie internetowej ezdrowie.gov.pl
wskazujg, iz w latach 2015 — 2019 liczba pacjentéw z rozpoznaniem przewlektej choroby nerek
wynosita rocznie od 199 do 238 tys., z czego 0,8% stanowili chorzy ponizej 18 roku zycia (ok.
2 tys. w 2019 roku). Na ponizszym wykresie przedstawiono opublikowane przez NFZ dane

wraz z prognozg na kolejne lata analizy.

Rysunek 2.
Populacja chorych z PChN w Polsce
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Przedstawione powyzej dane odnoszg sie najprawdopodobniej do wszystkich chorych z
przewlekta chorobg nerek, bez wzgledu na poziom wskaznika filtracji kiebuszkowej (ang.
glomerular filtration rate, GFR). W klasyfikacji ICD-10 PChN oznaczona jest kodami:
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e N18 - Przewlekta niewydolnos¢ nerek;

o N18.0 — Schytkowa niewydolno$¢ nerek;

¢ N18.8 — Inna przewlekta niewydolnos¢ nerek;

o N18.9 — Przewlekta niewydolnos¢ nerek, nieokreslona;

¢ N19 — Nieokreslona niewydolnosé¢ nerek.

Rowniez na portalu ezdrowie.gov.pl opublikowano dane na temat liczby chorych z
rozpoznaniem okreslonym wyzej wymienionymi kodami ICD-10. Na podstawie jedynie
liczebnosci chorych zakwalifikowanych do poszczegdélnych rozpoznah ICD-10 nie jest mozliwe
obliczenie odsetkéw chorych w poszczegélnych stadiach zaawansowania PChN okreslonych
na podstawie GFR (od G1 do G5). Jako przewlekig niewydolnoscig nerek (PNN) historycznie
okreslato sie chorych z GFR < 60 ml/min/1,73 m? (a wiec PChN w stadium G3, G4, G5),
niemniej termin ten zostat zastgpiony w aktualnym mianownictwie medycznym przez termin
~przewlekta choroba nerek”. Mianem schytkowej niewydolnosci nerek (SNN) okresla sie z kolei
PChN w stadium G5 (przewlekte obnizenie GFR < 15 ml/min/1,73 m?).

W latach 2015 — 2019 chorych z rozpoznaniem N18 byto 137 — 158 tys. co stanowito srednio
68% wszystkich chorych z PChN. Zgodnie z faktem, iz PNN jest okresleniem historycznym nie
da jednoznacznie ustali¢, czy chorzy z rozpoznaniem N18 stanowig grupe chorych w stadium
zaawansowania PChN G3, G4, G5. Niemniej mozna zatozy¢, iz liczebnos$¢ populacji z PChN
jest odzwierciedlona w liczbie chorych klasyfikowanych w ramach rozpoznania N18, co

stanowi wariant minimalny kalkulacji chorych z PChN w Polsce.

Na podstawie danych zebranych na portalu ezdrowie.gov.pl okreslono liczbe pacjentéw z
rozpoznanie N18 wraz z prognozg na kolejne lata analizy. Dane przedstawiono na ponizszym

wykresie.
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Rysunek 3.

Populacja chorych z rozpoznaniem N18 — wariant minimalny oszacowania liczebnosci
populacji z PChN w Polsce
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Podsumowujgc, w wariancie minimalnym liczebnos¢ chorych z PChN w Polsce w 2022 r.
oszacowano na ok. 174 tys., zas w wariancie maksymalnym na ok. 267 tys. Wariant

prawdopodobny, stanowigcy srednig ze wariantéw skrajnych, wynosi ok. 220 tys. chorych.

Nalezy podkresli¢, iz niedokrwisto$¢ jest jednym z wielu powiktan przewlektej choroby nerek.
Na podstawie duzego badania obserwacyjnego przeprowadzonego na populacji dorostej w
Stanach Zjednoczonych okreslono, iz wystepowanie niedokrwistosci manifestuje sie u 15,4%
chorych z PChN [Stauffer 2014]. Niedokrwisto$¢ wystepuje czesciej i jest bardziej nasilona
wraz ze spadkiem szacunkowego wskaznika filtracji kfebuszkowej (GFR). Czestosé
wystepowania niedokrwistosci wzrasta wraz z postepem PChN: od 8,4% w stadium G1 do
53,4% w stadium G5 [Stauffer 2014].

Mnozgc ogdlny odsetek niedokrwistosci (15,4%) przez szacunki liczebnos$ci populacji chorych
z PChN okreslono populacje, w ktérej technologia wnioskowana mogtaby by¢ zastosowana
zgodnie ze wskazaniem rejestracyjnym. W tabeli ponizej przedstawiono zestawienie

oszacowania liczebnosci populacji badanej dla wnioskowanej technologii medycznej.
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Tabela 1.

Liczba chorych stanowigca populacje u ktérych technologia wnioskowana moze zostaé
zastosowana
Liczebnos¢ populaciji
Wskazanie Wariant Wariant Zrédio
Wariant minimalny
prawdopodobny maksymalny

Dane opublikowane
Niedokrwistos¢ w na portalu
przebiegu PChN ezdrowie.gov.pl,
Stauffer 2014

Zgodnie z definicjg przyjeta przez Swiatowg Organizacje Zdrowia (WHO) niedokrwisto$¢ u
dorostych oraz dzieci w wieku powyzej 15 lat rozpoznawana jest, gdy stezenie hemoglobiny
wynosi <13 g/dl u mezczyzn i <12 g/dl u kobiet [Wiecek 2015]. Nalezy jednak podkresli¢, iz
wskazane powyzej warianty liczby chorych stanowigcych populacje, u ktérych technologia
wnioskowana moze zosta¢ zastosowana, mogg by¢ znaczgco zawyzone z uwagi na fakt, iz
zdiagnozowanie anemii w przebiegu PChN moze wystgpi¢ przy nizszych niz wskazanych

przez WHO stezeniach hemoglobiny.

Natomiast czynnikiem o przeciwnym dziataniu tj. zwigkszajgcym liczebnos¢ populacji z
niedokrwistoécig w przebiegu PChN bytoby uwzglednienie rosngcego odsetka chorych z
anemig wraz z wiekiem. Srednia wieku chorych w Polsce moze byé wyzsza niz wzieta pod
uwage w badaniu obserwacyjnym Stauffer 2014. Wiekszo$¢ chorych zdiagnozowanych w

Polsce stanowig pacjenci po 65 r.z. [Raport dostep do $wiadczen nefrologicznychl.
Podsumowanie

Uwzgledniajagc liczebnos¢ populacji dorostych chorych z objawowa niedokrwistoscig zwigzang
z przewlektg chorobg nerek (PChN) oszacowano, ze liczebnos¢ populacji, w ktorej

wnioskowana technologia moze by¢ stosowana w Polsce, wynosi ok. 26,8 — 41,1 tys. chorych.
2.5.2. Populacja docelowa, wskazana we wniosku

Wskazanie wnioskowane obejmuje wezszg populacje niz zarejestrowane, okreslone w ChPL
Evrenzo®. Zawezenie populacji miato na celu wpisanie sie w niezaspokojone potrzeby
wyselekcjonowanych grup chorych. Populacja wskazana we wniosku refundacyjnym oraz
oceniana w niniejszej analizie populacja docelowa obejmuje dorostych niedializowanych
chorych z objawowg niedokrwistoscig zwigzang z PChN spetniajgcych nastepujgce kryteria

wigczenia do programu lekowego:
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o niedokrwisto$¢ ze stezeniem hemoglobiny ponizej 10 g/dl pod warunkiem wykluczenia
innych przyczyn, takich jak: niedobor zelaza, krwawienia, hemoliza, zakazenia, ciezka
nadczynnos¢ przytarczyc, zatrucie glinem i inne;

e uposledzenie funkcji nerek wykazane w badaniu GFR:

e ponizej 30 ml/min. — u Swiadczeniobiorcéw bez cukrzycy
albo

e ponizej 45 ml/min. — u Swiadczeniobiorcéw z cukrzyca.

Opisane kryteria sg zbiezne z tymi obowigzujgcymi w leczeniu niedokrwistosci w przebiegu
PChN realizowanemu w Programie lekowym B.37, w ramach ktérego refundowane sag
darbepoetyna alfa (DAR) i epoetyna alfa (EPO). Jedyne dodatkowe ograniczenie w
stosowaniu ROX wzgledem obecnie stosowanych preparatéw polega na tym, iz do leczenia
ROX kwalifikowac¢ beda sie chorzy dorosli, a w przypadku pozostatych produktéw leczniczych

istnieje mozliwo$¢ zastosowania w populacji dzieciece;.

W wyniku zaobserwowanej zbieznosci kryteriow wigczenia konieczne wydaje sie odniesienie
sie do statystyk zwigzanych z liczebnoscig populacji kwalifikujgcej sie do Programu lekowego
B.37 w poprzednich latach. W ponizszej tabeli zestawiono odpowiednie dane publikowane
przez Narodowy Fundusz Zdrowia — Sprawozdania z dziatalnosci NFZ oraz statystyki

publikowane na stronie internetowej statystyki.nfz.gov.pl.

Tabela 2.
Liczba chorych w Programie lekowym B.37

Liczba chorych ponizej
18 r.z.

Liczba chorych
dorostych

Ogodlna liczba chorych

Ogodlna liczba chorych leczonych w Programie lekowym B.37 wykazuje tendencje spadkowg

w przedstawionym horyzoncie czasowym. Spadek ten moze mie¢ swoje uzasadnienie w
decyzji o zaprzestaniu refundowania glikolu metokspolietylenowego epoetyny beta w potowie

2017 roku. Trend spadkowy liczebnos$ci populacji objetej programem terapii niedokrwistosci w
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przebiegu PChN jest widoczny pomimo tendencji wzrostowej liczby pacjentow z przewlekig

chorobg nerek zaobserwowanym i opisanym w rozdziale 2.5.1.

Przyjmujac, iz $redni odsetek chorych w wieku ponizej 18 r.z. wynosi ok. 3% ($rednia z lat
2017 — 2019) oraz zakfadajac, iz w kolejnych latach analizy ogdélna roczna liczba chorych
kwalifikujgca sie do Programu lekowego B.37 réwnac sie bedzie $redniej z lat 2018 — 2020
(okres po zaprzestaniu refundacji glikolu metokspolietylenowego epoetyny beta), oszacowano
liczebnos¢ populacji docelowej dla ROX w kolejnych latach analizy w wariancie
prawdopodobnym. Dla wariantu minimalnego i maksymalnego przyjeto odpowiednio
najmniejszg i najwiekszg liczbe dorostych chorych kwalifikujgcych sie do PL B.37 oszacowang

dla lat 2018 — 2020. Odpowiednie wartosci przedstawiono w ponizszej tabeli.

Nalezy podkresli¢, iz liczba chorych wedtug danych NFZ leczonych w programie oznacza
pacjentow juz wtgczonych do programu, a wiec nie bedgcymi kandydatami do terapii ROX.
Dane te nie uwzgledniajg réwniez tempa kwalifikacji nowych chorych| NN
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2.5.3. Populacja, w ktérej technologia wnioskowana jest

obecnie stosowana
Obecnie wnioskowana technologia nie jest w Polsce stosowana.

2.5.4. Populacja, w ktérej wnioskowana technologia bedzie
stosowana przy zalozeniu, ze minister witasciwy do

spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu refundacjq

Populacje, w ktorej wnioskowana technologia bedzie stosowana przy zatozeniu, ze minister
wiasciwy do spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu refundacja, oszacowano na podstawie
prognozowanych udziatéw, jakie lek Evrenzo® osiggnie w populacji docelowej oraz oszacowan

wielkosci populacji docelowej (rozdziat 2.5.2.).
2.5.4.1. Udziaty w rynku

Udziaty w rynku technologii wnioskowanej i komparatora okreslono na podstawic] |l

Oszacowanie udziatow w rynku przedstawiono w tabeli ponize;.

Tabela 5.
Udziaty w rynku
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2.5.4.2. Oszacowanie wielkosci populacji chorych leczonych

technologig wnioskowana

Uwzgledniajgc udziaty w rynku (rozdziat 2.5.4.1.) oraz wielkos¢ populacji docelowej (rozdziat

2.5.2.) oszacowano liczbe chorych leczonych technologig wnioskowana.

Tabela 6.
Oszacowanie liczebnosci populacji, w ktorej wnioskowana technologia bedzie

stosowana

Wielko$¢ dostaw roksadustatu (Evrenzo®), konieczng do zastosowania terapii w oszacowanej

populacji chorych, przedstawiono w zatgczniku (rozdziat 8.3.).

2.5.5. Populacja, w ktérej wnioskowana technologia bedzie
stosowana przy zalozeniu, ze minister wiasciwy do

spraw zdrowia nie wyda decyzji o objeciu refundacjaq

W przypadku braku wydania pozytywnej decyzji dotyczacej refundacji ROX, lek ten nie bedzie

stosowany.

2.5.6. Podsumowanie oszacowan |liczebnosci populacji

zdefiniowanych w minimalnych wymaganiach

W tabeli ponizej przedstawiono wartosci oszacowan populacyjnych wykonanych w niniejszej

analizie wptywu na system ochrony zdrowia (opisanych w rozdziatach 2.5.1. — 2.5.5.).
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Tabela 7.

Podsumowanie oszacowan liczebnosci populacji zdefiniowanych w Rozporzadzeniu
MZ w sprawie minimalnych wymagan

Oszacowanie rocznej liczebnosci

Populacja populacji

Podstawa prawna
Populacja obejmujaca wszystkich
chorych, u ktérych technologia
wnioskowana moze zostac¢
zastosowana

26,8 — 41,1 tys. art. 6 ust. 1pkt 1 lit. a

1. rok refundaciji: wariant prawdopodobny:
Populacja docelowa, wskazana we
wniosku 2. rok refundacii: wariant prawdopodobny:

art. 6 ust. 1pkt 1 lit. b

Populacja, w ktérej technologia
wnioskowana jest obecnie stosowana

O|

art. 6 ust. 1pkt 1 lit. c

Populacja, w ktorej wnioskowana
technologia bedzie stosowana przy
zalozeniu, ze minister wiasciwy do

spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu
refundacja

1. rok refundaciji: wariant prawdopodobny:

art. 6 ust. 1pkt 2
2. rok refundacji: wariant prawdopodobny: ! P

Populacja, w ktorej wnioskowana
technologia bedzie stosowana przy
zalozeniu, ze minister wiasciwy do

spraw zdrowia nie wyda decyzji o

objeciu refundacja

art. 6 ust. 1pkt 4

2.6. Analiza kosztow

Kategorie kosztéw zaczerpnigto z Analizy ekonomicznej. Wptyw na wynik koncowy, a wiec na
wartos¢ wydatkow inkrementalnych ptatnika publicznego, majg catkowite koszty réznigce.
Catkowite koszty roznigce zdefiniowano jako koszty wystepujgce w ramach jednego ze

scenariuszy, a wiec réznigce oceniane technologie medyczne.

W analizie z perspektywy ptatnika publicznego oraz z perspektywy wspdlnej uwzgledniono i

oceniano nastepujgce kategorie kosztow bezposrednich medycznych:

koszty lekow;

koszty przepisania i podania lekow;
koszty leczenia wspomagajgcego;
koszty leczenia zdarzen niepozgdanych.

Pozostate kategorie kosztéw bezposrednich: koszt kwalifikacji chorych do leczenia w
Programie lekowym, koszt monitorowania i oceny skutecznosci leczenia oraz koszt

dializoterapii uznano za nieréznigce, zaliczajgc je do kategorii kosztow wspdlnych. Koszty te
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(jako koszty wspdlne dla technologii wnioskowanej i komparatora) nie majg wptywu na wyniki
analizy. Nie byly zatem ostatecznie brane pod uwage w obliczeniach. W ponizszej tabeli
wyszczegolniono poszczegdlne koszty nierdznigce oraz przedstawiono zasadnosé kwalifikacji

do kategorii kosztow nierdznigcych.

Tabela 8.
Koszty nier6znigce oceniane technologie medyczne

Kategoria kosztowa ‘ Uzasadnienie kwalifikacji

Koszt kwalifikacji chorych do leczenia Dotyczy wszystkich chorych leczonych technologig oceniang i
w Programie lekowym komparatorami w tej samej wysokosci

Koszty monitorowania i oceny Dotyczy wszystkich chorych wigczonych do programu lekowego w
skutecznosci leczenia. tej samej wysokosci

Dotyczy wszystkich chorych leczonych technologig oceniang i
komparatorami w tej samej wysoko$ci

Koszty dializoterapii

Poniewaz poszczegolne kategorie kosztowe zostaty scharakteryzowane i skalkulowane w
ramach Analizy ekonomicznej w analizie wptywu na system ochrony zdrowia zaprezentowano
jedynie koszt stosowania wnioskowanej technologii medycznej oraz modelowanie i

podsumowanie kosztow.
2.6.1. Koszt stosowania wnioskowanej technologii medycznej

Do obliczenia kosztu stosowania wnioskowanej technologii medycznej konieczne byto
okreslenie zuzycia zasobow (dawkowania) oraz cen jednostkowych poszczegdlnych

prezentacji lekow.
2.6.1.1. Dawkowanie

Na podstawie Charakterystyki Produktu Leczniczego Evrenzo® okre$lono, Zze roksadustat
podawany jest w dawce poczgtkowej 70 mg trzy razy na tydzien u pacjentéw o masie ciata
mniejszej niz 100 kg oraz 100 mg trzy razy na tydzien u pacjentdw o masie ciata 100kg i wiecej.
Powyzsze dawkowanie dotyczy pacjentow, ktorzy nie sg obecnie leczeni czynnikiem
stymulujgcym erytropoeze. Dawke nalezy ustali¢ indywidualnie tak, aby osiggng¢ docelowe
stezenie Hb w zakresie od 10 do 12 g/dl. W celu utrzymania docelowego stezenia nalezy
indywidualnie ustali¢ dawke podtrzymujgcg wahajaca sie od 20 mg do 400 mg trzy razy na
tydzieh. Po ustabilizowaniu docelowych stezen Hb do wartosci od 10 do 12 g/dl stezenia Hb

nalezy nadal regularnie monitorowac i przestrzega¢ zasad dostosowywania dawki (Tabela 9.).
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Tabela 9.

Zasady dostosowywania dawki roksadustatu na podstawie Charakterystyki Produktu
Leczniczego Evrenzo®

Réznica Obecne stezenie Hb (g/dl):
stezenia Hb
o Cing Ponizej 10,5 od od
piﬂgzgegé‘:]?h U 10,5 do 11,9 12,0 do 12,9
R;:':t'gg é?:t JieisavE dawk Zmniejszyé
! v Brak zmiany mplzjszyct awxe o dawke o jeden
wiekszg niz jeden stopien -
+1,0 g/dl stopien
WRﬂi’:ic:d Zwiekszyé Zmniejszyé
1)(/) 40 +1.0 dawke o jeden Brak zmiany dawke o jeden
' g/dl ' stopien stopien
Roéznica jest Zwickszvé Zwiekszve
wartoscia wiekszy¢ wiekszy¢
mniejsza niz dawke o jeden dawke o jeden Brak zmiany
-1,0 g/di stopien stopien

13,0 lub wiecej

Wstrzymac
dawkowanie,
monitorowaé

stezenie Hb
i wznowié
dawkowanie, gdy

stezenie Hb bedzie

mniejsze niz
12,0 g/dl po dawce
zmniejszonej o dwa

stopnie
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Tabela 10.
Dawkowanie roksadustatu uwzglednione w analizie podstawowej
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2.6.1.2. Ceny poszczegodlnych prezentacji

Obecnie lek nie jest finansowany w analizowanym wskazaniu. W analizie zgodnie z wnioskiem
refundacyjnym uwzgledniono, ze lek po wydaniu pozytywnej decyzji refundacyjnej dostepny
bedzie w programie lekowym i wydawany bedzie swiadczeniobiorcy bezptatnie. Uwzgledniono

ponadto finansowanie leku w oddzielnej grupie limitowej, zgodnie z uzasadnieniem

wskazanym w rozdziale 8.1. |EEE— 8

Cene zbytu netto roksadustatu otrzymano od Zamawiajgcego [Dane dostarczone przez
Zamawiajgcego]. Zgodnie z zapisami Ustawy o refundacji wyznaczono urzedowg cene zbytu

oraz cene hurtowg brutto.

Wartosci poszczegolnych cen leku prezentuje ponizsza tabela (Tabela 12.).
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Tabela 12.

Ceny lekéw uwzglednione w analizie (PLN)

Cena Wysokosé
hurtowa limitu
brutto finansowania

Koszt za
mg (PLN)

Postac i Zawartos¢ Urzedowa

SUlEE EE dawka leku opakowania cena zbytu

Roksadustat Tabl. 20mg

Roksadustat Tabl. 50mg

Roksadustat Tabl. 70mg

Tabl.
100mg

Tabl.
150mg

Roksadustat

Roksadustat

Na podstawie wskazanego dawkowania oraz cen lekéw wyznaczono koszt ROX w pierwszym

cyklu leczenia oraz koszt w kolejnych cyklach leczenia. Wartosci wskazano w ponizszej tabeli.

Tabela 13.
Koszt lekéw w analizowanym wskazaniu, brany pod uwage w analizie (PLN)
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2.6.2. Modelowanie kosztow
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2.6.3. Podsumowanie kosztow

Koszty catkowite réznigce poszczegolne terapie, z perspektywy ptatnika publicznego oraz z
perspektywy wspodlnej, w catym horyzoncie czasowym przedstawiono w Analizie
ekonomicznej.

2.7. Podsumowanie danych wejsciowych

Podsumowanie danych wejsciowych przedstawiono w ponizszej tabeli.
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Tabela 15.

Dane wejsciowe uwzgledniane w analizie wptywu na budzet

Parametr

Horyzont czasowy analizy

Liczebnos¢ populacji docelowej

Udziaty w rynku poszczegélinych
technologii medycznych

Cena zbytu netto Evrenzo® (PLN)

Koszty

Podstawa limitu

Wartos$¢ parametru z
analizy podstawowej

2 lata

Zakres zmiennosci
wartosci parametru
(wartos¢ alternatywna —
alter, minimalna — min,
maksymalna — max)

Parametry analizy wptywu na budzet

n/d

Uzasadnienie przyjetego zakresu

Zmiennosci

n/d

Rozdziat 2.5.2.,

Rozdziat 2.5.2.

Rozdziat 2.5.2.

Rozdziat 2.5.4.1.

Tabela 12.

Rozdziat 2.5.4.1.

Parametry kosztowe

Rozdziat 2.5.4.1.

Zrédta danych dla
wartosci parametru

Rozdziat 2.2

Dane dostarczone przez
Zamawiajgcego

Analiza ekonomiczna

Zatozenie
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2.8. Wydatki budzetowe w horyzoncie analizy

Na podstawie oszacowania wielkosci populacji chorych leczonych, wykorzystujgc szacunkowe
udziaty w rynku lekéw oraz catkowite koszty réznigce leczenia jednego chorego w ciggu roku,
wyznaczono roczne wydatki budzetowe w perspektywie ptatnika publicznego oraz w
perspektywie wspolnej. Wydatki te beda sie rézni¢ w zaleznosci od przyjetego scenariusza

oraz jego wariantu.

2.8.1. Aktualne wydatki budzetowe

Obecnie koszt leku jest zerowy, gdyz ROX nie jest stosowany w analizowanej populacji

chorych.
2.8.2. Prognozowane wydatki budzetowe

Wyniki analizy przedstawiono w uwzglednianym horyzoncie czasowym, z perspektywy
ptatnika publicznego i wspdlnej. Dodatkowo wyniki przedstawiono w wariantach (minimalny,

prawdopodobny, maksymailny).
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Wyniki analizy wptywu na budzet przedstawiono réwniez graficznie na ponizszym wykresie.
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3. Analiza wrazliwosci

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

na wyniki analizy przyjecia przez te parametry wartosci ekstremalnych.

W analizie wrazliwosci uwzgledniono ponadto alternatywne zatozenia dla modelowania

krzywej wejscia chorych do leczenia i ustalenia sie rownowagi rynkowej (analiza scenariuszy).

Testowane parametry i ich zakres oraz scenariusze alternatywne przedstawiono w Analizie
ekonomicznej. Ponadto przetestowano takze alternatywne udziaty technologii wnioskowanej

w rynku.

Wyniki analizy wrazliwosci przedstawiono w ponizszej tabeli.
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4. Wptyw na organizacje udzielania swiadczen

Decyzja dotyczgcy refundaciji produktu Evrenzo® (roksadustat) w leczeniu niedokrwistosci u
niedializowanych dorostych chorych na przewleklg chorobe nerek, w ramach Programu
lekowego B.37, nie spowoduje nowych konsekwencji w organizacji udzielania swiadczen.
Badania diagnostyczne wykonywane w ramach istniejgcego programu lekowego, takie jak np.
oznaczenie stezenia hemoglobiny, nalezg do rutynowych badan wykonywanych w praktyce
lekarskiej niezaleznie od stosowanej terapii, nie ulegng wiec zmianie wskutek wprowadzenia
nowej technologii medycznej. Lek Evrenzo® dostepny jest w postaci tabletek powlekanych, nie

bedzie istniata wiec koniecznos¢ wyodrebnienia swiadczen zwigzanych z podaniem leku.

W zwigzku z powyzszym, w wyniku rozpoczecia finansowania ocenianej technologii
medycznej, nie wystgpi koniecznos¢ dodatkowych szkolen personelu medycznego, czy tez
tworzenia nowych wytycznych okre$lajgcych sposdb podawania leku. Objecie refundacja
technologii wnioskowanej nie bedzie zatem miec istotnego wptywu na organizacje udzielania

Swiadczen zdrowotnych.
5. Aspekty etyczne i spoteczne

Przewlekta choroba nerek to stopniowa utrata funkcji nerek, ktéra moze wynika¢ z réznych
przyczyn, m.in. cukrzycy, wysokiego cisnienia krwi i klebuszkowego zapalenia nerek. CKD jest
stanem postepujgcym, z wyréznionymi etapami opartymi na wskazniku filtracji ktebuszkowej
(eGFR) i kategorii albuminurii (CGA). Wigze sie ona z wysokim ryzykiem smiertelnosci i

obnizeniem jakosci zycia zwigzanej ze zdrowiem (HRQoL).

Niedokrwistos¢, czyli zmniejszenie liczby czerwonych krwinek w organizmie, czesto wystepuje
u 0s6b z PChN. Poza tym, Zze niedokrwisto$¢ ma tendencje do nasilania sie wraz z postepem
PChN, czestos¢ wystepowania niedokrwistosci réwniez wzrasta wraz z postepem PChN.
Erytropoetyny (ESA) sg stosowane w klinicznym leczeniu niedokrwistosci w PChN od 30 lat i
sg obecnie standardowym leczeniem wraz z uzupetniajgcg suplementacjg zelaza. Pacjenci
mogg otrzymywaé ESA dozylnie lub podskérnie w trakcie leczenia. Wykazano jednak, ze
stosowanie ESA wigze sie z obawami dotyczacymi bezpieczenstwa, w tym zwigkszeniem

prawdopodobienstwem wystgpienia zdarzen sercowo-naczyniowych u osob z PChN.
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Whioskowana populacja chorych odznacza sie zatem niekorzystnym rokowaniem. Istnieje
wcigz duza niezaspokojona potrzeba spoteczna na wprowadzenie skutecznej terapii.
Dotychczas stosowane leczenie przy pomocy preparatow ESA nie moze zosta¢ uznane za

satysfakcjonujace.

Progresywny charakter analizowanej jednostki chorobowej prowadzi do niepetnosprawnosci
chorych i koniecznosci dializoterapii. W efekcie spoteczenstwo obcigzone jest istotnymi
kosztami utraty produktywnosci. Koszty te sg, tym wyzsze im mniej skutecznie prowadzona
jest terapia tych chorych. Etap leczenia nerkozastepczego jest niezwykle kosztochtonny —
stanowi 95% wszystkich wydatkéw na leczenie PChN. Obecnie chorzy nie majg
zagwarantowanego dostepu do skutecznej metody leczenia przez co koszty spoteczne sg
eskalowane. Refundacja ROX pomoze ograniczy¢ te koszty i bedzie stanowita odpowiedz na

niezaspokojong potrzebe spoteczna.

Decyzja dotyczgca objecia refundacjg produktu Evrenzo® w ramach Programu lekowego B.37,
dotyczy wytgcznie chorych kwalifikujgcych sie do programu lekowego, a zatem pacjentow
spetniajgcych wszystkie kryteria wtaczenia, co zapewnia, ze technologia bedzie stosowana w

populacji chorych, u ktérych spodziewane sg najwigksze korzysci kliniczne.

Na podstawie Analizy klinicznej mozna, stwierdzi¢ ze wnioskowana technologia cechuje sie
nie mniejszg skutecznoscig wzgledem darbepoetyny alfa pod wzgledem odpowiedzi Hb.
Ponadto dozylne podanie preparatéw zelaza dotyczyto nizszego odsetka chorych z grupy ROX
niz DAR. W zakresie profilu bezpieczenstwa stwierdzono brak istotnej statystycznie réznicy

miedzy grupami w czestosci wystgpienia zdarzen niepozgdanych.

Pozytywna decyzja dotyczgca finansowania technologii wnioskowanej, nie stoi w sprzecznosci
z aktualnie obowigzujgcymi regulacjami prawnymi i nie naktada na chorego dodatkowych

wymogow zwigzanych z rozpoczeciem leczenia.

Ponizsza tabela przedstawia ocene aspektow spotecznych i etycznych dotyczgcej stosowania

technologii wnioskowanej w omawianym wskazaniu.

Tabela 22.
Aspekty spoteczne i etyczne

Warunek Wartos¢

Czy i ktére grupy pacjentdow mogg byé faworyzowane na skutek zatozen przyjetych w

o ' X Zadne
analizie ekonomicznej;
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Warunek Wartosé

Czy niekwestionowany jest réwny dostep do technologii medycznej przy jednakowych Tak
potrzebach;

Duza korzysc¢ dla
waskiej grupy
chorych

Czy spodziewana jest duza korzys¢ dla waskiej grupy osob, czy korzysé mata, ale
powszechna;

Czy technologia stanowi odpowiedz dla 0sdb o istotnych potrzebach zdrowotnych, dla

ktoérych nie ma obecnie dostepnej zadnej metody leczenia. Nie

Czy pozytywna decyzja w odniesieniu do ocenianej technologii moze powodowaé problemy spoteczne,

w tym:

wptywac na poziom satysfakcji pacjentdow z otrzymywanej opieki medycznej; Nie
grozi¢ niezaakceptowaniem postepowania przez poszczegdlnych chorych; Nie
powodowac lub zmienia¢ stygmatyzacje; Nie
wywotywac¢ ponadprzecietny lek; Nie
powodowac dylematy moralne; Nie
stwarzaé problemy dotyczace ptci lub rodzinne. Nie
nie stoi w sprzecznosci z aktualnie obowigzujgcymi regulacjami prawnymi, Nie
czy stwarza koniecznos¢ dokonania zmian w prawie/przepisach; Nie
oddziatuje na prawa pacjenta lub prawa cztowieka. Nie

Czy stosowanie technologii naktada szczegolne wymogi, takie jak:

koniecznos¢ szczegolnego informowania pacjenta lub uzyskiwania jego zgody; Nie
potrzeba zapewnienia pacjentowi prawa do poszanowania godnosci i intymnosci oraz Nie
tajemnicy informacji z nim zwigzanych;

potrzeba uwzgledniania indywidualnych preferenciji, potrzeba czynnego udziatu pacjenta Nie

w podejmowaniu decyzji o wyborze metody postepowania.

6. Zalozenia i ograniczenia

W analizie przyjeto 2-letni horyzont czasowy, obejmujgcy okres od wrzesnia 2022 roku do

konca sierpnia 2024 roku.

Analize wptywu na budzet wykonano z perspektywy ptatnika publicznego oraz dodatkowo
z perspektywy wspolnej.

Zuzycie technologii medycznych oszacowano na podstawie wynikow modelu ekonomicznego.
Koszty naliczano zgodnie z prawdopodobienstwami przejs¢ miedzy kolejnymi stanami na
podstawie modelu ekonomicznego w zwigzku z czym ograniczenia dotyczgce modelowania
oraz szacowania kosztow wystepujgce w Analizie ekonomicznej dotyczg réwniez niniejszej

analizy. Niniejsza analiza wptywu na budzet wykorzystuje jedynie wyniki kosztowe
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uwzgledniajgce przyjety 2-letni horyzont czasowy, w zwigzku z czym z modelu ekonomicznego

uwzgledniane sg tylko pierwsze 2 lata leczenia.

W analizie uwzgledniono ponadto, Zze technologia wnioskowana finansowana bedzie w ramach

odrebnej grupy limitowej, zgodnie z uzasadnieniem wskazanym w rozdziale 8.1. | | | |

Dodatkowo przyjeto, ze przecietny rok trwa doktadnie 365 dni.
7. Podsumowanie i wnioski koncowe

W niniejszej pracy oceniono wplyw na system ochrony zdrowia w Polsce decyzji o
zakwalifikowaniu leku Evrenzo® (roksadustat) do Wykazu lekéw refundowanych w ramach

kategorii dostepnosci lek stosowany w programie lekowym.

Populacje docelowg dla technologii wnioskowanej zdefiniowano zgodnie z przedtozonym
wnioskiem refundacyjnym. Stanowig jg doro$li niedializowani chorzy z objawowag
niedokrwistos$cig zwigzang z PChN spetniajgcy kryteria wigczenia do programu lekowego

obejmujgce:
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o niedokrwisto$¢ ze stezeniem hemoglobiny ponizej 10 g/dl pod warunkiem wykluczenia
innych przyczyn, takich jak: niedobor zelaza, krwawienia, hemoliza, zakazenia, ciezka
nadczynnos¢ przytarczyc, zatrucie glinem i inne;

e uposledzenie funkcji nerek wykazane w badaniu GFR:

e ponizej 30 ml/min. — u $wiadczeniobiorcéw bez cukrzycy
albo

e ponizej 45 ml/min. — u Swiadczeniobiorcéw z cukrzyca.
Wptyw na system ochrony zdrowia okreslono w odniesieniu do nastepujgcych obszarow:

populacyjnych (oszacowanie potencjatu rynkowego leku oraz prognoza liczebnosci
populacji, ktéra prawdopodobnie skorzysta z leku w sytuacji jego sfinansowania);
finansowych (analiza wptywu na budzet);

organizacji udzielania swiadczenh;

etycznych i spotecznych.

Liczebno$é populacji docelowej oszacowano na podstawie danych refundacyjnych NF ||

Konstrukcja analizy wptywu na budzet objeta zestawienie ze sobg dwoch scenariuszy, w
ktéorym pierwszy zaktada brak refundacji, a drugi wprowadzenie do refundacji technologii
wnioskowanej. Wynikiem analizy wptywu na budzet jest ro6znica pomiedzy tymi scenariuszami
wyrazona inkrementalnymi wydatkami ptatnika publicznego oraz pacjenta. Analize wykonano
dla okresu 2 lat, ktéry stanowi horyzont czasowy analizy. Elementy analizy wptywu na budzet
objety: estymacje populacji docelowej i udziatéw rynkowych technologii wnioskowanej oraz
analize kosztowa. Uwzgledniono koszty lekow, koszty zwigzane z przepisaniem i podaniem

lekéw, koszty zdarzeh niepozgdanych oraz koszty leczenia wspomagajgcego.

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

limitowej. Cene zbytu netto ROX otrzymano od Zamawiajgcego.




@ Evrenzo® (roksadustat) stosowany w leczeniu dorostych,

NA T A niedializowanych chorych z objawowg niedokrwistoscig zwigzang z 49
przewlektg chorobe nerek — analiza wptywu na system ochrony
ISNORANTIA NOCET ZdroWIa

Wplyw na organizacje udzielania $wiadczen zdrowotnych oraz aspekty etyczne i spoteczne

zostaty okreslone zgodnie z metodykg zaproponowang w Wytycznych AOTMIT.

Bezposrednig konsekwencjg decyzji refundacyjnej bedzie uksztattowanie sie w Polsce nowej
praktyki klinicznej w leczeniu niedokrwistosci u niedializowanych dorostych chorych z
przewlekta chorobg nerek poprzez rozszerzone spektrum terapeutycznego o nowag
technologie. W zwigzku z czym lekarze, ktérzy dotychczas mogli zastosowac leczenie jedynie
przy pomocy czynnikow stymulujgcych erytropoeze (ESA) teraz bedg mogli skorzystaé

réwniez z terapii lekiem Evrenzo

I\ <onsekwencii finansowanie leku Evrenzo® zapewni dorostym

chorym na przewlektg chorobe nerek, z objawowg niedokrwistoscig, nie poddawanych
dializom, dostep do skutecznego leczenia oraz wplynie na poprawe ich jakosci zycia. Nalezy
ponadto podkresli¢, iz w zwigzku z refundacjg roksadustatu w przypadku chorych nowo

kwalifikowanych do programu lekowego generowane sg oszczednosci dla ptatnika

publicznego I

Refundacja technologii wnioskowanej spowoduje zmniejszenie wydatkéw z perspektywy

ptatnika publicznego oraz wspdinej
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Dodatkowo w analizie wskazano, ze w przypadku pozytywnej decyzji dotyczacej refundac;ji
leku Evrenzo® nalezy oczekiwaé duzej korzysci zdrowotnej dla grupy chorych spetniajgcych
kryteria kwalifikacji do Programu lekowego B.37, dlatego tez finansowanie technologii jest
etycznie i spotecznie uzasadnione. Ponadto decyzja refundacyjna nie spowoduje nowych

konsekwencji w organizacji udzielania $wiadczen.

Konkludujgc nalezy oczekiwac, ze finansowanie leku Evrenzo® przyczyni sie do znaczgce;

poprawy sytuacji chorych z niedokrwistoscig w przebiegu przewlekitej choroby nerek w Polsce.




@ Evrenzo® (roksadustat) stosowany w leczeniu dorostych,

N AFTA niedializowanych chorych z objawowg niedokrwistoscig zwigzang z 51
przewlektg chorobe nerek — analiza wptywu na system ochrony
IBNORANTLIA NOCET ZdroWIa

8. Zataczniki

8.1. Uzasadnienie utworzenia odrebnej grupy limitowej

dla technologii wnioskowanej

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

specjalnego przeznaczenia.

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

niedokrwistosci w przebiegu PChN.

Objecie refundacjg ROX moze nastgpi¢ tylko w drodze utworzenie nowej grupy limitowej. Nie
jest mozliwe wtgczenie leku Evrenzo® do jednej z juz istniejgcych grup limitowych gdyz nie ma
grupy limitowej dla preparatow, ktére miatyby te same wskazania i przeznaczenia oraz sposéb
dziatania i udowodniong skutecznos¢, wiec nie bedzie spetniony warunek z art. 15 ust. 2 pkt 1

Ustawy o refundaciji.
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8.2. Sprawdzenie zgodnosci

wymaganiami opisanymi w Rozporzadzeniu MZ

w sprawie minimalnych wymagan

Tabela 23.

Check-lista zgodnosci analizy wplywu na system ochrony zdrowia z minimalnymi
wymaganiami przedstawionymi w Rozporzadzeniu MZ w sprawie minimalnych

wymagan

Nr‘

1.

Zadanie

Oszacowanie rocznej liczebnosci populacji

analizy z minimalnymi

Tak/Nie/nie dotyczy

n/d

1.1.

obejmujacej wszystkich pacjentéw, u ktérych wnioskowana
technologia moze by¢ zastosowana

TAK, rozdziat 2.5.1.

1.2.

docelowej, wskazanej we wniosku

TAK, rozdziat 2.5.2.

1.3.

w ktérej wnioskowana technologia jest obecnie stosowana

TAK, rozdziat 2.5.3.

1.4.

w ktérej wnioskowana technologia bedzie stosowana przy
zatozeniu, ze minister wtasciwy do spraw zdrowia wyda
decyzje o objeciu refundacjg podwyzszeniu ceny

TAK, rozdziat 2.5.4.

Oszacowanie rocznych wydatkéw podmiotu zobowigzanego
do finansowania swiadczen ze srodkéw publicznych,
ponoszonych na leczenie pacjentow w stanie klinicznym
wskazanym we wniosku

TAK, rozdziat 2.8.

2.1.

Aktualnych

TAK, rozdziat 2.8.1.

2.2.

z wyszczegolnieniem sktadowej wydatkéw stanowigcej
refundacje ceny wnioskowanej technologii, o ile wystepuje

TAK, rozdziat 2.8.1.

llosciowa prognoza rocznych wydatkéw podmiotu
zobowigzanego do finansowania Swiadczen ze srodkow
publicznych, jakie bedg ponoszone na leczenie pacjentow w
stanie klinicznym wskazanym we wniosku przy zatozeniu, ze
minister wtasciwy do spraw zdrowia nie wyda decyzji o objeciu
refundacjg podwyzszeniu ceny

TAK, rozdziat 2.8.2.

3.1

z wyszczegolnieniem sktadowej wydatkéw stanowigcej
refundacje ceny wnioskowanej technologii

TAK, rozdziat 2.8.2.

llosciowa prognoza rocznych wydatkéw podmiotu
zobowigzanego do finansowania swiadczenh ze srodkow
publicznych, jakie bedg ponoszone na leczenie pacjentow w
stanie klinicznym wskazanym we wniosku, przy zatozeniu, ze
minister wtasciwy do spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu
refundacjg lub podwyzszeniu ceny

TAK, rozdziat 2.8.2.

4.1.

z wyszczegolnieniem sktadowej wydatkéw stanowigcej
refundacje ceny wnioskowanej technologii,

TAK, rozdziat 2.8.2.

Oszacowanie dodatkowych wydatkéw podmiotu
zobowigzanego do finansowania swiadczenh ze srodkow
publicznych, jakie bedg ponoszone na leczenie pacjentow w
stanie klinicznym wskazanym we wniosku

TAK, rozdziat 2.8.2.

5.1.

z wyszczegolnieniem sktadowej wydatkéw stanowigcej
refundacje ceny wnioskowanej technologii

TAK, rozdziat 2.8.2.
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Nr ‘ Zadanie Tak/Nie/nie dotyczy

Minimalny i maksymalny wariant oszacowania dodatkowych
wydatkéw podmiotu zobowigzanego do finansowania
Swiadczen ze srodkéw publicznych

TAK, rozdziat 2.8.2.

Zestawienie tabelaryczne warto$ci, na podstawie ktérych
dokonano oszacowan analizy oraz prognoz

TAK, rozdziat 2.7.

Wyszczegdlnienie zatozen, na podstawie ktérych dokonano
oszacowan analizy oraz prognoz

TAK, rozdziat 6.

9.1.

wyszczegolnienie zatozenh dotyczgcych kwalifikacii
wnioskowanej technologii do grupy limitowej i wyznaczenia
podstawy limitu

TAK, rozdziat 6.

10.

Do analizy dotgczono dokument elektroniczny, umozliwiajacy
powtdrzenie wszystkich kalkulacji oraz prognoz

TAK

11.

Oszacowan analizy oraz prognoz dokonano w horyzoncie
czasowym witasciwym dla analizy wptywu na budzet

TAK

12.

Oszacowan oraz prognoz w analizie dokonano w
szczegolnosci na podstawie rocznej liczebnosci populacji

TAK

12.1.

w analizie wptywu na budzet przedstawiono dodatkowy
wariant, w ktérym oszacowania i prognozy uzyskano w oparciu
o inne dane

(w przypadku braku wiarygodnych oszacowan rocznej
liczebnosci populacji)

n/d, obliczenia w analizie
przeprowadzono na podstawie
oszacowania liczebnosci populaciji

13.

Oszacowania analizy oraz prognozy przedstawiono w
nastepujacych wariantach

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

e bez uwzglednienia proponowanego instrumentu dzielenia
ryzyka

13.1.

Wskazano dowody spetnienia wymagan, o ktérych mowa:
e wart. 15 ust. 3 pkt 1 i 3 Ustawy o refundacji

(jezeli wnioskowane warunki objecia refundacjg obejmujg
utworzenie nowej, odrebnej grupy limitowej)

e wart. 15 ust. 2. 15 ust. 3 pkt 2 Ustawy o refundaciji

(jezeli wnioskowane warunki objecia refundacjg obejmujg
kwalifikacje do wspdlnej, istniejgcej grupy limitowej)

TAK, rozdziat 8.1.




@ Evrenzo® (roksadustat) stosowany w leczeniu dorostych,

NA T A niedializowanych chorych z objawowg niedokrwistoscig zwigzang z 54
przewlektg chorobe nerek — analiza wptywu na system ochrony
IBNORANTLIA NOCET Zdr0W|a

8.3. Liczba opakowan technologii wnioskowanej

Tabela 24.

Okreslenie wielkosci dostaw technologii wnioskowanej w przypadku objecia
refundacja, wyrazonej w liczbie opakowan leku (w miesigcznych okresach) — Evrenzo®
20 mg, 12 tabl.

Tabela 25.

Okreslenie wielkosci dostaw technologii wnioskowanej w przypadku objecia
refundacja, wyrazonej w liczbie opakowan leku (w miesigcznych okresach) — Evrenzo®
50 mg, 12 tabl.
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Tabela 26.
Okreslenie wielkosci dostaw technologii wnioskowanej w przypadku objecia

refundacja, wyrazonej w liczbie opakowan leku (w miesiecznych okresach) — Evrenzo®
70 mg, 12 tabl.

Tabela 27.
Okreslenie wielkosci dostaw technologii wnioskowanej w przypadku objecia

refundacja, wyrazonej w liczbie opakowan leku (w miesigcznych okresach) — Evrenzo®
100 mg, 12 tabl.
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Tabela 28.

Okreslenie wielkosci dostaw technologii wnioskowanej w przypadku objecia

refundacja, wyrazonej w liczbie opakowan leku (w miesigcznych okresach) — Evrenzo®
150 mg, 12 tabl.
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