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Scemblix® (asciminib) w leczeniu dorostych pacjentdw z przewleklg biataczkg szpikowg z chromosomem /;
el

H

Philadelphia w fazie przewlekiej, leczonych wczeséniej dwoma lub wiecej inhibitorami kinazy tyrozynowej. Analiza

racjonalizacyjna.

INDEKS AKRONIMOW WYKORZYSTYWANYCH W OPRACOWANIU

Akronim Interpretacja (peina nazwa) \
AOTMIT Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji
BIA ang. Budget Impact Analysis;

Analiza wptywu na budzet

NFz Narodowy Fundusz Zdrowia

podmiot zobowigzany do finansowania $wiadczert medycznych ze $rodkéw publicznych (Narodowy
ptatnik publiczny | Fundusz Zdrowia i Minister Zdrowia w przypadku lekéw sprowadzanych w trybie importu
docelowego)




Streszczenie

STRESZCZENIE

CEL ANALIZY

Celem analizy racjonalizacyjnej jest przedstawienie rozwigzan, ktorych wdrozenie spowoduje uwolnienie srodkdw finansowych w
wysokosci odpowiadajacej co najmniej wzrostowi wydatkéw z budzetu pfatnika publicznego towarzyszacemu realizacji nowego
scenariusza analizy wptywu na budzet [108], uwzgledniajacego finansowanie produktu leczniczego Scemblix® (asciminib) w
leczeniu dorostych pacjentdw z przewleklg biataczkg szpikowg z chromosomem Philadelphia w fazie przewlekiej, leczonych
wczesniej dwoma lub wiecej inhibitorami kinazy tyrozynowej, w trakcie dwoch pierwszych lat obowigzywania pozytywnej decyzji

Ministra Zdrowia.

METODY PRZEPROWADZENIA ANALIZY

Analize przeprowadzono przy uwzglednieniu minimalnych wymagan stawianych ocenom technologii medycznych okreslonych
przez Ministra Zdrowia [3]. Horyzont czasowy analizy ustalono na okres 2 pierwszych lat finansowania wnioskowanej technologii
ze Srodkow publicznych. Uwzgledniono perspektywe piatnika publicznego.

Przedstawiono propozycje rozwigzan racjonalizacyjnych pozwalajgcych uwolni¢ srodki finansowe ptatnika publicznego z zamiarem
ich przeznaczenia na pokrycie dodatkowych wydatkéw z budzetu ptatnika publicznego, zwigzanych z finansowaniem ocenianej
technologii lekowej ze Srodkdw publicznych, polegajace na:

1) wynegocjowaniu redukgcji kosztu wybranych lekdw przy kolejnej decyzji refundacyjnej (redukcje kosztu ustalono na poziomie
Sredniej redukgji oficjalnej ceny lekéw, ktdrych okres refundacji zostat przedtuzony w latach 2017-2022, tj. 15%);

2) objeciu refundacjg wybranych produktoéw biopodobnych lub lekéw generycznych [92] z redukcjg ceny zapewniajgcg obnizenie
wydatkéw z budzetu przeznaczonych na refundacje leku oryginalnego na poziomie 25% (na poziomie redukcji ceny pierwszego
odpowiednika w grupie limitowej [30] i minimalnej redukgcji kosztu lekéw szpitalnych obserwowanej w ostatnich latach po
wprowadzeniu nowego produktu leczniczego do grupy limitowej).

W opracowaniu uwzgledniono wprowadzenie lekéw biopodobnych i odpowiednikdw generycznych do Wykazu lekdw
refundowanych w pierwszym obwieszczeniu Ministra Zdrowia opublikowanym w okresie wyprzedzajacym o co najmniej 3 miesigce
moment zakonczenia ochrony lekdow oryginalnych (uwzgledniono potencjalne opodznienie wynikajagce z procesow

administracyjnych) [92].

WYNIKI i WNIOSKI

Okreslono, ze realizacja proponowanych rozwigzan pozwoli uzyskac oszczednosci dla pfatnika publicznego w wysokosci: -
_w horyzoncie czasowym analizy wptywu na budzet.

Uzyskane oszczednosci towarzyszace realizacji proponowanych rozwigzan racjonalizacyjnych przekraczajg wysoko$¢ dodatkowych
naktaddw finansowych pfatnika publicznego towarzyszacych finansowaniu wnioskowanej technologii ze $rodkow publicznych
(wariant maksymalny analizy wrazliwosci) [108]. Wdrozenie proponowanych rozwigzan racjonalizacyjnych, przy realizacji ,nowego

scenariusza” Analizy wptywu na budzet [108] bedzie generowa¢ dodatkowe oszczednosci dla ptatnika publicznego.

Proponowane rozwigzania nie wymagdajg istotnych zmian w przepisach prawa, wiec sg stosunkowo tatwe do wdrozenia.
Ustalono, ze w latach 2012 — 2022 nie zostat przekroczony budzet na refundacje lekéw. Pozostate $rodki finansowe w budzecie
na refundacje lekéw (okoto 589 min PLN w 2020 roku, okoto 431 min PLN w 2021 roku i okoto 1 mld PLN w 2022 roku) mozna

wykorzysta¢ na finansowanie nowych technologii lekowych, w tym wnioskowanej technologii.
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1. CEL ANALIZY RACIONALIZACYINE]

Celem analizy racjonalizacyjnej jest przedstawienie rozwigzan, ktorych wdrozenie spowoduje uwolnienie
$rodkdw finansowych w wysokosci odpowiadajgcej co najmniej wzrostowi wydatkow z budzetu ptatnika
publicznego towarzyszacemu finansowaniu ze $rodkow publicznych stosowania produktu leczniczego
Scemblix® (asciminib) w leczeniu dorostych pacjentow z przewlektg biataczka szpikowg z chromosomem
Philadelphia w fazie przewlektej, leczonych wczesniej dwoma lub wiecej inhibitorami kinazy tyrozynowej
[108].

Analize przeprowadzono w zwigzku z wynikami analizy wptywu na budzet $wiadczgcymi o dodatkowych

naktadach finansowych ptatnika publicznego [108].

2. METODY PRZEPROWADZENIA ANALIZY RACJONALIZACYINE]

Przedstawiono propozycje rozwigzan racjonalizacyjnych pozwalajgcych uwolni¢ $rodki finansowe
ptatnika publicznego z zamiarem ich przeznaczenia na pokrycie dodatkowych wydatkéw z budzetu
ptatnika publicznego, zwigzanych z objeciem refundacjg produktu Scemblix® (asciminib) w leczeniu
dorostych pacjentow z przewlekta biataczka szpikowa z chromosomem Philadelphia w fazie przewlektej,

leczonych wcze$niej dwoma lub wiecej inhibitorami kinazy tyrozynowej [108].

Analize przeprowadzono przy uwzglednieniu minimalnych wymagan stawianych ocenom technologii

medycznych okreslonych przez Ministra Zdrowia [3].

2.1. PERSPEKTYWA ANALIZY RACIONALIZACYJNE]

Perspektywe niniejszej analizy racjonalizacyjnej stanowi ptatnik publiczny (podmiot zobowigzany do
finansowania $wiadczen medycznych ze $rodkéw publicznych).
Uwzgledniono takg samg perspektywe ekonomiczng jak w ramach analizy wptywu na budzet

wskazujgcej na wzrost wydatkéw z budzetu ptatnika publicznego [108].
2.2, HORYZONT ANALIZY RACIONALIZACYINE]
Horyzont czasowy analizy obejmuje taki sam okres jak ustalony w ramach analizy wptywu na budzet

wskazujgcej na wzrost wydatkow z budzetu ptatnika publicznego — dwa pierwsze lata refundagiji

whnioskowanej technologii [108].




2.3. Wysokos¢ dodatkowych naktadow finansowych okreslona w ramach analizy wptywu na budzet ' Cent
2.4. Propozycja 1 uwolnienia $rodkéw finansowych \_HT,

W ramach niniejszej analizy racjonalizacyjnej oceniono wysokoS¢ uwolnionych srodkéw finansowych
zwigzanych z realizacjg proponowanych rozwigzan racjonalizacyjnych od momentu decyzji refundacyjnej

do zakonczenia 2-letniego okresu finansowania wnioskowanej technologii ze srodkéw publicznych.

2.3. WYSOKOSC DODATKOWYCH NAKLADOW FINANSOWYCH OKRESLONA W RAMACH
ANALIZY WPLYWU NA BUDZET

W ramach analizy wptywu na budzet [108] wykazano, ze podjecie pozytywnej decyzji dotyczacej
finansowania ze Srodkéw publicznych produktu leczniczego Scemblix® (asciminib) w leczeniu dorostych
pacjentow z przewlekta biataczkg szpikowa z chromosomem Philadelphia w fazie przewlektej, leczonych
wczesniej dwoma lub wiecej inhibitorami kinazy tyrozynowej spowoduje wzrost wydatkéw z budzetu
ptatnika publicznego przeznaczonego na finansowanie Swiadczen gwarantowanych wsrod pacjentow z
analizowanej populacji.

Wykazano, ze finansowanie wnioskowanej technologii ze Srodkéw publicznych bedzie zwigzane z
inkrementalng zmiang catkowitych wydatkdw ptatnika publicznego na $wiadczenia medyczne

gwarantowane pacjentom z analizowanej populacji wynoszaca:

W ramach niniejszego opracowania uwzgledniono maksymalne (teoretyczne, z wysokim
prawdopodobienstwem nieobserwowane w praktyce [108]) dodatkowe naktady finansowe zwigzane z

refundacjg wnioskowanej technologii
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2.4. PROPOZYCJA 1. UWOLNIENIA SRODKOW FINANSOWYCH

Kolejna decyzja refundacyjna Ministra Zdrowia wydawana jest na okres maksymalnie 3 lub 5 lat w
zaleznosci od dtugosci dotychczasowego okresu refundacji i momentu wygasniecia okresu wytgcznosci

rynkowej [30].

Na podstawie wysokosci wydatkéw z budzetu ptatnika publicznego na leki stosowane w programach

lekowych w latach 2017 — 2021 oraz momentu wygasniecia obecnie trwajgcego okresu refundacyjnego

[37], zidentyfikowano leki spetniajgce nastepujace kryteria:

e wysokie wydatki z budzetu przeznaczone na ich refundacje w ostatnich latach,

e brak mozliwosci wprowadzenia pierwszego odpowiednika w latach 2023 — 2024 (leki w okresie
wytgcznosci rynkowej lub leki niemajace typowych odpowiednikéw);

e zakonczenie aktualnego okresu refundacji w latach 2023 — 2024.

Celem oszacowania mozliwej do wykonania przez Ministerstwo Zdrowia redukcji kosztu ww. lekdw przy
nastepnej decyzji refundacyjnej przeanalizowano zmiany oficjalnych cen lekéw stosowanych w
programach lekowych, ktorych okres refundacji zostat przedtuzony w ostatnich latach.

W praktyce, redukcja kosztu leku moze przebiega¢ w ramach niejawnego porozumienia (np.
zapewnienie sprzedazy do szpitali po nizszej cenie niz oficjalnej, zwrot przychodow ze sprzedazy,
darmowe opakowania), redukcji oficjalnych cen stanowigcych limit cen, przy ktérych producent lub jego
przedstawiciel mogg sprzedawac leki lub obydwu mechanizmoéw fgcznie. Nie dysponujgc informacjami
na temat niejawnych porozumien, w opracowaniu uwzgledniono wytacznie te leki, dla ktdrych
zaobserwowano redukcje cen oficjalnych.

Wykluczono z analizy leki, ktorych kolejna decyzja refundacyjna przypadata na okres, w ktorym
zmienione zostaty wskazania objete refundacja i/lub wprowadzono inne prezentacje danego produktu
leczniczego. Jak wspomniano na poczatku, z analizy wykluczono réwniez leki, dla ktérych kolejna decyzja
refundacyjna nie wigzata sie ze zmiang ceny oficjalnej (dla tych lekéw wysoce prawdopodobna jest

realizacja porozumien podziatu ryzyka, niezaleznie od ich charakteru).

Wyniki analizy przedstawiono w tabeli ponizej.




2.3. Wysokos¢ dodatkowych naktaddw finansowych okreslona w ramach analizy wptywu na budzet

2.4. Propozycja 1 uwolnienia $rodkéw finansowych

Tabela 1. Obserwowana redukcja oficjalnej ceny lekéw przy kolejnej decyzji refundacyjnej.

Substancja czynna / estymator Obserwowana redukcja ceny oficjalnej* \
Aflibercept 12%
Ranibizumab 10%
Ustekinumabum 11%
Wemurafenib 25%
Srednia (zakres) 15% (10% — 25%)

*  na podstawie  obwieszczenia  Ministra  Zdrowia  przed przedluzeniem  okresu  refundacji  (zrodto:
http://www.mz.gov.pl/leki/refundacja/lista-lekow-refundowanych-obwieszczenia-ministra-zdrowia/)

Przyjmujgc redukcje kosztu lekdw na poziomie 15% obliczono oszczednosci wynikajgce z realizacji
proponowanego rozwigzania w horyzoncie analizy. Zatozono, ze negocjacje cenowe odbedg sie przed
wygasnieciem obecnego okresu refundacji dla wybranych lekéw, co zwigzane bedzie z przedtuzeniem

refundacji na kolejny okres bez tymczasowego wykluczenia leku z listy lekow refundowanych.

Obliczenia przedstawiono w tabelach ponizej oraz w arkuszu ,Obliczenia_AR" modelu dotgczonego do
opracowania.
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Tabela 2. Podstawowe parametry rozwigzania 1.

Substancja czynna Produkt Wartosc swiadczen w 2022 [85] Data przedtuzenia okresu refundacji

Tabela 3. Wyniki obliczen — rozwiagzanie 1.

Bez redukcji Z redukcji

Dni w roku 365 366 | 365 366
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2.5. Propozycja 2 uwolnienia $rodkow finansowych

2.5. PROPOZYCJA 2. UWOLNIENIA SRODKOW FINANSOWYCH

Rozwigzanie polega na objeciu refundacjg wybranych lekéw biopodobnych lub lekéw ,,generycznych”
po wygasnieciu okresu ochrony patentowej i przy wynegocjowaniu cen tych lekdw zapewniajgcych
redukcje catkowitych wydatkéw z budzetu przeznaczonego na refundacje cen lekéw oryginalnych.

Poziom redukcji ustalono w stopniu analogicznym do tej obowigzujacej dla pierwszych odpowiednikéw

w grupie limitowej zgodnie z art. 13 ust. 6 pkt. 1 ustawy o refundacji [30].

Zgodnie z istniejgcg praktyka (tabela ponizej), Ministerstwo Zdrowia wprowadzajac leki ,generyczne” i
biopodobne, niezaleznie od ilosci prezentacji w Wykazie i przyjetej definicji odpowiednika (np. inna
postac farmaceutyczna czy prezentacja jedynego produktu leczniczego w grupie moze byc
interpretowana jako pierwszy i kolejny odpowiednik) zapewnia wyzsza redukcje niz zatozono w ramach
niniejszego opracowania. Niemniej jednak przyjeto poziom redukcji zapewniajgcy takie samo

traktowanie wszystkich lekéw niezaleznie od obecnosci pierwszego odpowiednika w Wykazie.

Tabela 4. Obserwowany poziom redukcji ceny lekéw oryginalnych po wprowadzeniu lekdw generycznych lub
lekow biopodobnych.

Substancja czynna / estymator Redukcja kosztu* \
Capecitabinum 35% przy 1. Obwieszczeniu i 42% obecnie
Imatinibum 52% przy 1. Obwieszczeniu i 89% obecnie
Infliximabum 32% przy 1. Obwieszczeréiéln;)26°/o obecnie (po redukgji
Cinacalcetum 35-36%
Etanerceptum 25%
Glatirameri acetas 25-31%
Lamivudinum 25%
Pemetreksedum 27%
Hydroxycarbamidum 25%
Ondansetronum PO 31-54%
Voriconazolum 65%
Tenofovirum disoproxilum 32%
Bendamustinum hydrochloridum 40% przy 1. Obwieszczeniu i 59% obecnie
Trastuzumabum 27%
Srednia (zakres) 34% (25% — 89%)

* zrodto: http://www.mz.gov.pl/leki/refundacja/lista-lekow-refundowanych-obwieszczenia-ministra-zdrowia/

Propozycja polega na przeznaczeniu uwolnionych Srodkéw finansowych na pokrycie dodatkowych
naktadow finansowych ptatnika publicznego towarzyszacych finansowaniu ocenianej technologii lekowej

ze $rodkow publicznych.
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Przeprowadzono:

e identyfikacje lekow, dla ktérych zakonczony bedzie okres ochrony patentowej, zgodnie z
informacjami przedstawionymi w publikacji [92],

e oszacowanie uwolnionych $rodkéw finansowych zwigzanych z proponowang redukcjg wobec

zidentyfikowanych produktéw leczniczych.

Zgodnie z informacjami zawartymi we wspomnianej publikacji [92] dla lekow uwzgledniono co najmniej
3 miesieczny okres opdznienia wejscia do Wykazu, wynikajacy z potencjalnych procesow
administracyjnych (3 miesieczny okres zaokraglono do catkowitej liczby dwumiesiecznych okreséw

pomiedzy obwieszczeniami Ministra Zdrowia).

W obliczeniach przyjeto, ze obnizenie opiewac bedzie na 25% wydatkdéw z budzetu przeznaczonego na
refundacje zidentyfikowanych lekow.

Date wejécia w zycie obwieszczenia Ministra Zdrowia wprowadzajacego leki biopodobne lub leki
»generyczne” generujgce w/w redukcje okreslono na podstawie daty zakonczenia okresu ochrony
patentowej z uwzglednieniem opdznienia wej$cia do Wykazu wynikajacego z potencjalnych proceséw
administracyjnych (3 miesigce [92]) oraz przy zatozeniu dwumiesiecznych odstepéw miedzy

obwieszczeniami od daty wejscia w zycie nastepnego obwieszczenia (1 listopada 2022 roku) [37].

Uwzgledniona redukcja wydatkéw na refundacje lekéw jest mozliwa do osiggniecia niezaleznie od tego
czy leki biopodobne lub ,,generyczne” beda wiaczone do tej samej grupy limitowej co leki oryginalne i
niezaleznie od ilosci odpowiednikéw refundowanych w danym wskazaniu, o czym informujg teoretyczne

rozwazania przedstawione w rozdziatach: 2.5.1. i 2.5.2.

2.5.1. SPOSOB REFUNDACJI LEKOW BIOPODOBNYCH/GENERYCZNYCH: WSPOLNA
GRUPA LIMITOWA Z LEKAMI ORYGINALNYMI I ZASTOSOWANIE ART. 13 UST. 6 PKT 11
ART. 15 UST. 7 USTAWY O REFUNDACJI LEKOW

Zgodnie z art. 13 ust. 6 pkt. 1 ustawy o refundacji lekow [30] urzedowa cena zbytu pierwszego
odpowiednika w grupie limitowej nie moze by¢ wyzsza od 75% urzedowej ceny zbytu jedynego
odpowiednika refundowanego w danym wskazaniu. Zapisy art. 15 ust. 7 ustawy o refundacji lekow [30]
wskazujg na automatyczne obnizenie limitu finansowania w grupie po objeciu refundacjg pierwszego
odpowiednika, co wigze sie z obnizeniem limitu refundacji leku oryginalnego do poziomu co najmniej

75% wiasnej ceny przed wprowadzeniem pierwszego odpowiednika.
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W przypadku obecnosci jedynego refundowanego odpowiednika w danej grupie limitowej w/w aspekt

bedzie miat bezposrednie zastosowanie.

Przy braku zmiany cen leku oryginalnego powyzsze wigzatoby sie z co najmniej 25% kosztem leku dla
$wiadczeniodawcy, co bytoby jednoznaczne z brakiem zastosowania leku oryginalnego u
$wiadczeniobiorcy ($wiadczeniodawca nie zdecydowatby sie na pokrywanie dodatkowego kosztu leku)

lub niezgodng z ustawg o refundacji odptatnoscig swiadczeniobiorcy za lek w programie.

Majgc na uwadze specyfike refundacji w ramach programu lekowego (brak odptatnosci
$wiadczeniobiorcy i nieche¢ podmiotéw odpowiedzialnych za leki oryginalne do utraty catego rynku
sprzedazy), w przypadku objecia refundacjg pierwszego odpowiednika — leku biopodobnego/
generycznego, nalezy rowniez rozwazy¢ jednoczesne obnizenie ceny leku oryginalnego do co najmniej

poziomu limitu finansowania wyznaczanego przez pierwszy odpowiednik.

W przypadku realizacji w/w aspektéw catkowite wydatki na analizowane leki spadng o co najmniej 25%

niezaleznie od tego jaki lek (oryginalny czy biopodobny/generyczny) bedzie stosowany.

2.5.2. SPOSOB REFUNDACJI LEKOW BIOPODOBNYCH/GENERYCZNYCH: WSPOLNA
GRUPA LIMITOWA Z LEKAMI ORYGINALNYMI I BRAK ZASTOSOWANIA ART. 13 UST. 6 PKT
1 I ART. 15 UST. 7 USTAWY O REFUNDACJI LEKOW (WIECE] PREZENTACJI LEKU
ORYGINALNEGO W GRUPIE — =2 ODPOWIEDNIKOW W GRUPIE) LUB OSOBNA GRUPA
LIMITOWA

Zgodnie z art. 15 ust. 11 ustawy o refundacji lekéw [30] limit w grupie dla lekéw stosowanych w
programach lekowych (wszystkie leki uwzglednione w propozycji 2.) wyznacza ten produkt, ktory
wedtug deklaracji ztozonej we wniosku o objecie refundacjg dopetnia 110% obrotu iloSciowego grupy
limitowej z roku poprzedniego.

Na tej podstawie produkt biopodobny/generyczny moze wyznaczac limit finansowania w grupie leku
oryginalnego w przypadku zadeklarowania wysokich dostaw dopetniajgcych 110% obrotu ilosciowego

leku oryginalnego z roku poprzedniego.

Propozycja polega na skorelowaniu (najprawdopodobniej w trakcie negocjacji Komisji Ekonomicznej z
whnioskodawcami za leki biopodobne/generyczne, tj. przedstawieniu odpowiednich wytycznych Komisji
Ekonomicznej przed negocjacjami) cen leku biopodobnego/generycznego z deklaracjg wysokosci dostaw
we whniosku tak, aby sktoni¢ wnioskodawce za leki biopodobne/generyczne do zdeklarowania wysokich

dostaw i tym samym najwyzszych oszczednosci dla budzetu ptatnika publicznego (przy dostawach na

13
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poziomie 110% zapotrzebowania lub wyzszych — tylko 25% redukcja ceny w odniesieniu do leku
oryginalnego; w przypadku nizszych dostaw — wyzsza redukcja cen lekéw biopodobnych/generycznych

wg algorytmu: 25% / deklarowane pokrycie zapotrzebowania[%] x 110%).

W przypadku braku dopetnienia 110% zapotrzebowania ilosciowego przez lek biopodobny/generyczny
limit w grupie uwzgledniajgcej lek oryginalny i lek biopodobny/generyczny bedzie wyznaczany przez lek
drozszy — lek oryginalny (limit finansowania dla leku biopodobnego/generycznego bedzie obnizony do
ceny leku biopodobnego/generycznego).

W takiej sytuacji zaproponowana korelacja ceny lekéw biopodobnych/generycznych i deklarowanej
wysokosci dostaw bedzie zwigzana z wyzszg redukcjg ceny leku tak, aby docelowo zrownowazy¢ brak
obnizenia limitu (np. w przypadku zapewnienia 50% zapotrzebowania wymagana okoto 55% redukcja

ceny w odniesieniu do leku oryginalnego).

Wydaje sie prawdopodobne, iz nawet w przypadku braku zmiany limitu w grupie (petne finansowanie
leku oryginalnego) $wiadczeniodawca chetniej zakupi lek tanszy niz zamrozi wieksze $rodki finansowe
kupujgc lek oryginalny (przy uwzglednieniu roznicy pomiedzy momentem zakupu leku, jego
zastosowaniem i refundacjg jego ceny — zwrotem kosztu przez NFZ). W takiej sytuacji nawet brak zmiany
wysokosci limitu w grupie przy istotnie nizszej cenie leku biopodobnego/generycznego z wysokim

prawdopodobienstwem przetozy sie na rzeczywiste oszczednosci dla ptatnika publicznego.

Nalezy zwrdci¢ uwage na fakt, iz w przypadku dwdch wnioskodawcdw za leki biopodobne/generyczne,
ktorzy facznie zadeklarujg dostawy dopetniajgce 110% zapotrzebowania, ale osobno istotnie nizsze (np.
po 55%), przy wynegocjowanej redukcji ceny zgodnie z przedstawionym algorytmem dla kazdego leku
biopodobnego/generycznego (50%=25%/55%x110%) i wskazanych powyzej zatozeniach, rzeczywista
redukcja wydatkow bedzie wyzsza i bedzie wynosi¢ okoto 50% catkowitych wydatkdw z budzetu ptatnika
publicznego przeznaczonego na refundacje leku oryginalnego.

Powyzsze wynika z sytuacji, w ktorej wdrozone zostang tgcznie: zgodna z ustawg o refundacji redukcja
limitu dla leku oryginalnego i wynegocjowanie istotnie nizszych cen lekéw biopodobnych/generycznych.
Ze wzgledu na brak danych dotyczacych liczby i sktonnosci do zagwarantowania wysokosci dostaw przez
podmioty odpowiedzialne za leki biopodobne/generyczne, w ramach niniejszej analizy nie uwzgledniono
w/w aspektu — uwzgledniono docelowg redukcje na poziomie 25% catkowitych wydatkéw z budzetu

przeznaczonego na refundacje lekdw oryginalnych.

W przypadku osobnej grupy limitowej dla lekéw biopodobnych/generycznych (np. w sytuacji innych

wskazan objetych refundacjg) obserwowane beda analogiczne zaleznosci jak przedstawiono powyzej,
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przy czym nie bedzie obserwowana redukcja limitu finansowania lekéw oryginalnych niezaleznie od

zadeklarowanych wysokosci dostaw lekéw biopodobnych/generycznych.

W takiej sytuacji propozycja polega wytacznie na skorelowaniu cen leku biopodobnego/generycznego z
deklaracjg wysokosci dostaw we wniosku z uwzglednieniem takiego samego, przedstawionego powyzej
algorytmu, ale przy uwzglednieniu dodatkowo rdéznic we wskazaniach objetych refundacjg (przy
dostawach na poziomie 110% zapotrzebowania lub wyzszych i przy petnym pokryciu wskazan objetych
refundacjg — tylko 25% redukcja ceny w odniesieniu do leku oryginalnego; w przypadku nizszych dostaw
i/falbo innego zakresu wskazan objetych refundacja - wyzsza redukcja cen lekéw
biopodobnych/generycznych wg algorytmu: 25% / deklarowane pokrycie zapotrzebowania[%] x 110%

/ stopien zgodnosci wskazan objetych refundacja).

2.5.3. KALKULACJE PRZEPROWADZONE W RAMACH PROPONOWANYCH ROZWIAZAN

Zakres wykorzystania uwzglednionych lekéw okreslono na podstawie danych przedstawionych w [84]
(styczen — grudzien 2021 roku). W ramach ekstrapolacji wydatkdw z budzetu ptatnika publicznego na
analizowane leki, uwzgledniono aktualne dane dotyczace 2021 roku [84]. Zatozono state w horyzoncie
czasowym wykorzystanie wspomnianych produktéw leczniczych (brak wzrostu rynku sprzedazy, co

wigze sie z konserwatywnym podej$ciem).

Uwzglednione w obliczeniach parametry oraz wyniki przeprowadzonych obliczen przedstawiono w

tabelach ponizej.
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Scemblix® (asciminib) w leczeniu dorostych pacjentdéw z przewlektg biataczkg szpikowg z chromosomem Philadelphia w fazie przewlektej, leczonych wczesniej dwoma lub wiecej
inhibitorami kinazy tyrozynowej. Analiza racjonalizacyjna.

Tabela 5. Podstawowe parametry rozwiazania 2.

. - Data wejscia w zycie
Wartosc¢ swiadczen Uwzgledniona wartos¢ DEEI U e Obwieszczenia Ministra Zdrowia

w 2022 [85] swiadczen okresunvl\(lgﬁz_zrosq wprowadzajacego redukcje
ry ] kosztu

Nazwa (EAN leku oryginalnego)

* na podstawie [92].

Tabela 6. Wyniki przeprowadzonych obliczen.

Nazwa Ekstrapolowana wartos¢ swiadczen w horyzoncie analizy - BRAK ‘ Ekstrapolowana wartos¢ swiadczen w horyzoncie analizy - Z

REDUKCII* REDUKCIA*

| R | Rk2_____ | Rkl | _______Rk2________

Liczba dni w roku 365 366 365 366
* na podstawie danych przedstawionych w [84] (marza hurtowa 5% - taka jak w catym horyzoncie analizy); zatozono state w czasie wykorzystanie uwzglednionych produktéw.
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2.6. Wykaz zatozen i parametréw proponowanych rozwigzan racjonalizacyjnych [

2.6.

WYKAZ ZALOZEN I PARAMETROW PROPONOWANYCH ROZWIAZAN

RACJONALIZACYINYCH

Zatozenia i zrodta danych uwzglednione w przypadku pierwszego rozwigzania racjonalizacyjnego:

v
v

Uwzgledniono wycene $wiadczen zgodng z [85] (dane refundacyjne z 2022 roku);

Zatozono wynegocjowanie redukcji kosztu leku przy nastepnej decyzji refundacyjnej; sumaryczng
redukcje wydatkow skalkulowano na poziomie okoto 15% (Srednia redukcja cen oficjalnych lekow,
ktorych refundacja na kolejny okres zostata przedtuzona w latach 2017-2021);

Zatozono, ze negocjacje cenowe odbeda sie przed wygasnieciem obecnego okresu refundacji dla
wybranych lekoéw, co zwigzane bedzie z przedtuzeniem refundacji na kolejny okres bez zwtoki;
Zatozono brak wzrostu rynku sprzedazy w horyzoncie obserwacji (state wykorzystanie substancji
czynnej na takim samym poziomie jak okreslono na podstawie [85]);

W horyzoncie obserwacji uwzgledniono zmiane cen wynikajaca wytacznie z zaktadanej redukcji

(brak zmiany wielkosci rynku sprzedazy poszczegdlnych lekdw).

Zatozenia i zrodta danych uwzglednione w przypadku drugiego rozwigzania racjonalizacyjnego:

v
v

Uwzgledniono wycene $wiadczen zgodng z [85] (dane refundacyjne z 2022 roku);

Zatozono wprowadzenie do Wykazu produktéw biopodobnych/generycznych przy znacznej redukcji
ceny w odniesieniu do produktéw oryginalnych; sumaryczng redukcje wydatkow skalkulowano na
poziomie okoto 25% (minimalna redukcja obserwowana dla lekdw stosowanych w programach
lekowych w latach 2013 — 2022);

Obnizke obliczono od dnia wejscia w zycie pierwszego Obwieszczenia Ministra Zdrowia po dniu
wygasniecia okresu ochrony patentowej, ustalonym na podstawie [92]  (leki
biopodobne/generyczne), przedtuzonym o co najmniej 3 miesigce (okres przeznaczony na procesy
administracyjne; wielokrotno$¢ dwumiesiecznych przedziatdow); przy estymacji daty kolejnych
Obwieszczen Ministra Zdrowia zatozono 2 miesieczne odstepy od 1 listopada 2022 roku, przy
pierwszym Obwieszczeniu wprowadzajgcym proponowane rozwigzania, ustalonym na moment
objecia refundacja wnioskowanej technologii (art 11 ust 3 i art 13 ust 2 ustawy [30]);

Zatozono brak wzrostu rynku sprzedazy w horyzoncie obserwacji (state wykorzystanie substancji
czynnej na takim samym poziomie jak okreslono na podstawie [85]);

W horyzoncie obserwacji uwzgledniono zmiane cen wynikajacg wytacznie z zaktadanej redukcji

(brak zmiany wielkosci rynku sprzedazy poszczegdlnych lekdw).

Nie proponowano rozwigzan wymagdajgcych oceny skutecznosci klinicznej, poniewaz rejestracja

odpowiednika generycznego czy leku biopodobnego jest wystarczajgcym kryterium podobnej
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skutecznosci co leku oryginalnego, na co wskazuje réwniez Prezes AOTMIT w opinii AOTM-BP-073-
1(7)/G0S/2014.

Warto$¢ poszczegolnych parametréw uwzglednionych przy ww. przeksztatceniach przedstawiono w
rozdziale 2.5. Szczegdty obliczen przedstawiono w arkuszu ,Obliczenia_AR” modelu dotgczonego do

niniejszego opracowania.

3. WYNIKI ANALIZY RACJONALIZACYINE]

3.1. STOPIEN WYKONANIA BUDZETU NA REFUNDACIE W POLSCE

Zgodnie z komunikatem DEF NFZ z 8 stycznia 2013 roku, do konca listopada 2012 roku wykonano 78,02%
catkowitego budzetu pfatnika publicznego przeznaczonego na refundacje. Nie s dostepne informacje
na temat wykonania catkowitego budzetu na refundacje w 2012 roku, jednak przeprowadzajac prostg
ekstrapolacje ww. danych mozna uzna¢, ze w 2012 roku wykonano okoto 85% catkowitego budzetu na
refundacje (78,02% x 12/11).

Na podstawie komunikatu DEF NFZ z 7 stycznia 2014 roku ustalono, ze do konca listopada 2013 roku
stopien wykonania catkowitego budzetu na refundacje w 2013 roku wynidst 79,39%.

Przeprowadzajgc ekstrapolacje dostepnych danych ustalono, ze do konca 2013 roku wykonane zostato
okoto 86% catkowitego budzetu na refundacje (79,39% x 12/11). Oznacza to, ze do konca 2013 roku
z 10 901 083 tys. PLN przeznaczonych na refundacje niewykorzystanych zostato okoto 1,5 miliarda PLN.

Na podstawie komunikatu DEF NFZ z 13 stycznia 2015 roku ustalono, ze do korica listopada 2014 roku
stopien wykonania catkowitego budzetu na refundacje w biezgcym roku wynidst 85,25%. Ekstrapolujgc
na caty rok, mozna oszacowac, ze w 2014 roku stopiert wykonania catkowitego budzetu na refundacje
nie przekroczy 93% (85,25% x 12/11). Niewykorzystanych $rodkéw z budzetu przeznaczonego na

refundacje w 2014 roku zostato wiec okoto 763 min PLN.

Informacje z komunikatu DEF NFZ z 5 stycznia 2016 roku $wiadcza, ze do konca listopada 2015 roku
stopien wykonania catkowitego budzetu na refundacje w tym roku wyniost 87,23%. Ekstrapolujgc na
caty rok, mozna oszacowac, ze w 2015 roku stopiert wykonania catkowitego budzetu na refundacje nie
przekroczyt 95,2% (87,23% x 12/11). Niewykorzystanych Srodkéw z budzetu przeznaczonego na
refundacje w 2015 roku zostato wiec okoto 546 min PLN.
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2.6. Wykaz zatozen i parametrdw proponowanych rozwigzan racjonalizacyjnych

3.1. Stopien wykonania budzetu na refundacje w Polsce

Informacje z komunikatu DEF NFZ z 5 stycznia 2017 roku $wiadczg, Ze do konca listopada 2016 roku
stopien wykonania catkowitego budzetu na refundacje w tym roku wynidst 88,26%. Ekstrapolujgc na
caty rok, mozna oszacowac, ze w 2015 roku stopier wykonania catkowitego budzetu na refundacje nie
przekroczyt 96,3% (88,26% x 12/11). Niewykorzystanych $rodkéw z budzetu przeznaczonego na
refundacje w 2016 roku zostato okoto 439 min PLN.

Dostepne dane wskazujg, ze w 2017 roku nie zostat przekroczony budzet na refundacje. Zgodnie z
komunikatem DEF NFZ 8 stycznia 2018 roku, w okresie do konca listopada 2017 wykonano 88,9%
budzetu przeznaczonego na refundacje na rok 2017. Ekstrapolujgc w/w warto$¢ na caty rok ustalono,
ze w 2017 roku wydatki z budzetu na refundacje lekdw wyniosty okoto 97%. Niewykorzystanych zostato
wiec okoto 357 min PLN.

W 2018 roku nie zostat przekroczony budzet na refundacje. Zgodnie z komunikatem DEF NFZ 10
pazdziernika 2019 roku, w tym roku wykonano 98,93% budzetu przeznaczonego na refundacje.

Niewykorzystanych zostato wiec okoto 133 min PLN.

Zgodnie z komunikatem DEF NFZ 8 stycznia 2020 roku, w okresie do konca listopada 2019 wykonano
88,64% budzetu przeznaczonego na refundacje na rok 2019. Ekstrapolujgc w/w warto$¢ na caty rok
ustalono, ze w 2019 roku wydatki z budzetu na refundacje lekéw wyniosty okoto 96,7%.

Niewykorzystanych zostato wiec okoto 436 min PLN.

Na podstawie komunikatu DGL z 6 pazdziernika 2021 roku ustalono, ze w 2020 roku nie przekroczono
budzetu na refundacje (63,86% do konca sierpnia 2020; ekstrapolacja wskazuje na wykorzystanie

budzetu w 2020 roku na poziomie 95,8% i brak wykorzystania okoto 589 min PLN).

Na podstawie komunikatu DGL z 4 lipca 2022 roku ustalono, ze w 2021 roku nie przekroczono budzetu
na refundacje (wykorzystanie budzetu w 2021 roku na poziomie 97,26% i brak wykorzystania okoto 431
min PLN).

Zgodnie z komunikatem DEF NFZ 4 stycznia 2023 roku, w okresie od stycznia do konca listopada 2022
wykonano 86,59% budzetu przeznaczonego na refundacje na rok 2022. Ekstrapolujgc w/w wartos¢ na
caty rok ustalono, ze w 2022 roku wydatki z budzetu na refundacje lekdw wyniosg okoto 94% (brak

wykorzystania okoto 1 mid PLN do konca roku).

Zgodnie z komunikatem DEF NFZ 4 marca 2023 roku, w styczniu 2023 wykonano 6,86% budzetu

przeznaczonego na refundacje na rok 2023. Ekstrapolujgc w/w wartos¢ na caty rok ustalono, ze w 2023
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roku wydatki z budzetu na refundacje lekdéw wyniosa okoto 82% (brak wykorzystania okoto 3,4 mid PLN

do korca roku).

Réwniez ekstrapolacja stopnia wykorzystania budzetu na refundacje sugeruje brak przekroczenia tego

budzetu w najblizszych latach (rysunek ponizej).

y = 0,0171In(x) + 0,9287
R?=0,187
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Rysunek 1. Ekstrapolacja stopnia wykorzystania budzetu na refundacje.

Wykazane powyzej kwoty niewykonania budzetu pfatnika publicznego na refundacje mozna wykorzystac
na finansowanie nowych, dotychczas nierefundowanych technologii lekowych. Niemniej jednak, w
niniejszym opracowaniu zaproponowano odrebne, niezwigzane z planem finansowym NFZ, rozwigzania

racjonalizacyjne.

3.2. WYSOKOSC UWOLNIONYCH SRODKOW FINANSOWYCH WYNIKAJACA Z REALIZACII
PROPONOWANYCH ROZWIAZAN RACJONALIZACYINYCH

Wyniki analizy przedstawiono ponizej.
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3.2. Wysokos¢ uwolnionych srodkow finansowych wynikajaca z realizacji proponowanych rozwigzan racjonalizacyjnych [

Tabela 7. Wysokos¢ uwolnionych srodkow finansowych w przypadku realizacji proponowanych rozwiazan.

Okres 2 lat

Rozwiazanie 1.:

Rozwigzanie 2.:
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Realizacja proponowanych rozwigzan pozwoli na uwolnienie Srodkow finansowych z budzetu ptatnika

pubicanego w wysokosc

3.3. OCENA WYSTARCZALNOSCI WYSOKOSCI UWOLNIONYCH SRODKOW FINANSOWYCH
NA POKRYCIE DODATKOWYCH NAKLADOW FINANSOWYCH ZWIAZANYCH Z
FINANSOWANIEM OCENIANEJ TECHNOLOGII LEKOWEJ

Zestawienie wynikdw analizy wptywu na budzet [108] oraz wynikéw niniejszej analizy racjonalizacyjnej
(wysoko$¢ uwolnionych $rodkéw finansowych ptatnika publicznego wynikajagca z  realizacji

proponowanych rozwigzan) przedstawiono w tabeli ponizej.

Tabela 8. Zestawienie wynikow analizy wplywu na budzet (BIA) [108] i wynikéw niniejszej analizy. Wartosci

zaokraglone do peinych PLN.

Okres 2 lat

A. Oszczednosci wynikajace z
proponowanych rozwigzan

B. Wyniki analizy wplywu na budzet
*

Wynik B — A **
* maksymalne wyniki analizy wrazliwosci, wariant z RSS [108];

** yjemne wartosci wskazujg na dodatkowe oszczedno$ci towarzyszace refundacji wnioskowanej technologii oraz realizagcji
proponowanych rozwigzan

Zaobserwowano, ze proponowane rozwigzania pozwalajg uzyskaC oszczednosci kompensujgce z
nawigzka dodatkowe naktady finansowe zwigzane z refundacjg ceny produktu Scemblix® [108].
Wdrozenie proponowanych rozwigzan racjonalizacyjnych, przy realizacji ,nowego scenariusza” Analizy

wptywu na budzet [108], bedzie generowa¢ dodatkowe oszczednosci dla ptatnika publicznego w

wysokosci co najmniej _

4. DYSKUSJA

Celem analizy byta ocena wystarczalnosci proponowanych rozwigzan racjonalizacyjnych potrzebnych do
zniwelowania skutkow finansowych podjecia decyzji o finansowaniu ze $rodkdw publicznych stosowania
produktu leczniczego Scemblix® (asciminib) w leczeniu dorostych pacjentéw z przewlekly biataczka
szpikowg z chromosomem Philadelphia w fazie przewlekiej, leczonych wczesniej dwoma lub wiecej

inhibitorami kinazy tyrozynowej [108].

Przeprowadzona analiza racjonalizacyjna wykazata mozliwo$¢ uzyskania $rodkéw finansowych w

wysoko$ci co najmniej réwnej wysokos$ci dodatkowych naktadéw finansowych zwigzanych z

22




4. Dyskusja [

finansowaniem ocenianej technologii lekowej ze srodkéw publicznych, okreslonych w ramach analizy

wptywu na budzet [108].

Obliczenia zwigzane z proponowanymi rozwigzaniami racjonalizacyjnymi uwzgledniajg najbardziej
aktualne informacje dotyczace zuzycia analizowanych lekéw i ich kosztow, dostepne na podstawie

roznych publikacji Narodowego Funduszu Zdrowia lub Ministra Zdrowia.

Proponowane rozwigzania nie wymagajg istotnych zmian w przepisach prawa, wiec sg stosunkowo tatwe
do wdrozenia. Nie proponowano rozwigzan wymagdajgcych oceny skutecznosci klinicznej. Rejestracja
odpowiednika generycznego czy leku biopodobnego jest wystarczajgcym kryterium podobnej
skutecznosci co leku oryginalnego, na co wskazuje réwniez Prezes AOTMIT w opinii AOTM-BP-073-
1(7)/G0OS/2014 (www.aotm.gov.pl).

5. WNIOSKI KONCOWE

Przedstawiono propozycje rozwigzan racjonalizacyjnych, ktdrych wdrozenie pozwoli uwolni¢ $rodki
finansowe z budzetu Narodowego Funduszu Zdrowia w wysokosci odpowiadajgcej co najmniej
wzrostowi wydatkow z budzetu ptfatnika publicznego, towarzyszgcemu realizacji nowego scenariusza
analizy wplywu na budzet [108], uwzgledniajgcego refundacje stosowania produktu leczniczego
Scemblix® (asciminib) w leczeniu dorostych pacjentdw z przewlektg biataczka szpikowg z chromosomem
Philadelphia w fazie przewlekiej, leczonych wczes$niej dwoma lub wiecej inhibitorami kinazy tyrozynowej,

w trakcie 2 pierwszych lat obowigzywania pozytywnej decyzji Ministra Zdrowia.

Okreslono, ze realizacja proponowanych rozwigzan pozwoli uzyskaé oszczednosci dla platnika
pubiicznego w wysokosc': [
horyzoncie czasowym analizy wptywu na budzet.

Uzyskane oszczednosci towarzyszace realizacji proponowanych rozwigzan racjonalizacyjnych
przekraczajg wysoko$¢ dodatkowych naktaddéw finansowych ptatnika publicznego towarzyszacych
finansowaniu wnioskowanej technologii ze $rodkéw publicznych [108].

Wdrozenie proponowanych rozwigzan racjonalizacyjnych, przy realizacji ,nowego scenariusza” Analizy

wptywu na budzet [108] bedzie generowa¢ dodatkowe oszczednosci dla ptatnika publicznego na

poziomie co najmniej _

Proponowane rozwigzania nie wymagajg istotnych zmian w przepisach prawa, wiec sg stosunkowo tatwe

do wdrozenia.
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Scemblix® (asciminib) w leczeniu dorostych pacjentdw z przewlekly biataczkg szpikowg z chromosomem /C
ent
Philadelphia w fazie przewlektej, leczonych wczesniej dwoma lub wigcej inhibitorami kinazy tyrozynowej. Analiza | H

\

A

racjonalizacyjna.

Ustalono, ze w latach 2012 — 2021 nie zostat przekroczony budzet na refundacje lekéw. Pozostate Srodki
finansowe w budzecie na refundacje lekdw (okoto 357 min PLN w 2017 roku, okoto 133 min PLN w 2018
roku, okoto 436 min PLN w 2019 roku, okoto 589 min PLN w 2020 roku, okoto 431 min PLN w 2021
roku i okoto 1 mld PLN w 2022 roku) mozna wykorzystac na finansowanie nowych technologii lekowych,

w tym wnioskowanej technologii.

24




6. Bibliografia ‘

(1]
(2]

(3]

(4]
(5]
(6]
(7]
(8]
(9]
[10]
[11]
[12]
[13]
[14]

[15]

[16]
[17]
[18]
[19]
[20]

[21]
[22]

[23]

[24]

[25]

[26]
[27]

[28]

[29]

BIBLIOGRAFIA

Wytyczne oceny technologii medycznych AOTMIT, wersja 3.0, sierpier 2016. www.aotm.gov.pl (dostep: marzec 2023).
Drummond MF, O'Brien B, Stoddart GL, Torrance GW: Metody badar ekonomicznych programéw ochrony zdrowia. Via
Media, Gdansk. 2003.

Rozporzadzenie Ministra Zdrowia z dnia 8 stycznia 2021 roku w sprawie minimalnych wymagan, jakie muszg spetiac
analizy zawarte w uzasadnieniu wniosku o objecie refundacjg i ustalenie urzedowej ceny zbytu leku, $rodka spozywczego
specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobu medycznego oraz wniosku o podwyzce urzedowej ceny zbytu leku,
srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia Zywieniowego, wyrobu medycznego objetego refundacja. (Dz.U. z 2021
r. poz. 74.).

Gajewski P, Jaeschke R, Brozek J: Podstawy EBM, czyli medycyny opartej na danych naukowych dla lekarzy i studentéw
medycyny. Medycyna Praktyczna Krakdw 2008.

Sheskin DJ: Handbook of parametric and nonparametric statistical procedures. 4th edition, Chapman & Hall/CRC, Boca
Raton, 2007.

Newman SC: Biostatistical methods in epidemiology. John Wiley & sons, Inc, 2001.

Zelias A, Pawetek B, Wanat S: Prognozowanie ekonomiczne. Wydawnictwo Naukowe PWN, Warszawa, 2003.

Willian AR, Briggs AH: Statistical analysis of cost-effectiveness data. John Wiley & Sons, Ltd, 2007.

Cantor SB, Ganiats TG: Incremental cost-effectiveness analysis: the optimal strategy depends on the strategy set. J Clin
Epidemiol. 1999 Jun;52(6):517-22.

O'Brien BJ, Briggs AH: Analysis of uncertainty in health care cost-effectiveness studies: An introduction to statistical issues
and methods. Statistical Methods in Medical Research. 2002, Vol 11(6); pp 455-468.

Sonnenberg FA, Beck JR: Markov models in decision making: a practical guide. Med Decis Making 1993, 13: 322-329.
Miller DK, Homan SM: Determining transition probabilities: confusion and suggestions. Med Decis Making 1994;14:52-8.
Fleurence RL, Hollenbeak CS. Rates and probabilities in economic modelling: transformation, translation and appropriate
application. Pharmacoeconomics. 2007;25(1):3-6.

Briggs AH, O'Brien JO, Blackhouse G: Thinking outside the box: recent advances in the analysis and presentation of
uncertainty in cost-effectiveness studies. Annu Rev Public Health 2002. 23:377-401.

Tappenden P, Chilcott JB, Eggington S, Oakley J, McCabe C: Methods for expected value of information analysis in complex
health economic models: developments on the health economics of interferon-b and glatiramer acetate for multiple
sclerosis. Health Technol Assess 2004; 8(27).

Evans M, Hastings N and Peacock B: "Triangular Distribution." Ch. 40 in Statistical Distributions, 3rd ed. New York: Wiley,
pp. 187-188, 2000.

Limpert E, Stahel WA and Abbt M: 2001. Lognormal distributions across the sciences: keys and clues. Bioscience 51 (5),
341-352.

Brennan A, Kharroubi S, O'Hagan A and Chilcott J (2007): Calculating Partial Expected Value Of Perfect Information Via
Monte-Carlo Sampling Algorithms. Medical Decision Making, 27 (4). 448-470.

Sculpher M, Claxton K: Establishing the cost-effectiveness of new pharmaceuticals under conditions of uncertainty--when
is there sufficient evidence? Value Health. 2005 Jul-Aug;8(4):433-46.

Briggs AH, Mooney CZ, Wonderling DE. 1999, Constructing confidence intervals for cost-effectiveness ratios: an evaluation
of parametric and non-parametric techniques using Monte Carlo simulation. Statistics in Medicine; 18: 3245-62.
Johnson, N.; Kotz, S.; and Balakrishnan, N. Continuous Univariate Distributions, Vol. 1, 2nd ed. New York: Wiley, 1995.
Zethraeus N, Johannesson M, Jonsson B, Lothgren M, Tambour M. Advantages of using the net-benefit approach for
analysing uncertainty in economic evaluation studies. Pharmacoeconomics. 2003;21(1):39-48

Berger ML, Bingefors K, Hedblom EC, Pashos CL, Torrance GW: Health Care Cost, Quality, and Outcomes: ISPOR Book of
Terms. Lawrenceville, NJ: ISPOR, 2003.

Connock M, Hyde C, Moore D. Cautions regarding the fitting and interpretation of survival curves: examples from NICE
single technology appraisals of drugs for cancer. Pharmacoeconomics. 2011 Oct;29(10):827-37. doi: 10.2165/11585940-
000000000-00000.

Soares MO, Canto E Castro L. Continuous time simulation and discretized models for cost-effectiveness analysis.
Pharmacoeconomics. 2012 Dec 1;30(12):1101-17. doi: 10.2165/11599380-000000000-00000.

Alan Hastings. Population Biology: Concepts and Models. Springer, 1997. ISBN 978-0-387-94853-9.

Hoyle MW, Henley W. Improved curve fits to summary survival data: application to economic evaluation of health
technologies. BMC Med Res Methodol. 2011 Oct 10;11:139.

Ishak KJ, Kreif N, Benedict A, Muszbek N. Overview of Parametric Survival Analysis for Health-Economic Applications.
Pharmacoeconomics. 2013, 31:663-675.

Krol M, Brouwer W, Rutten F. Productivity costs in economic evaluations: past, present, future. Pharmacoeconomics. 2013
Jul;31(7):537-49. doi: 10.1007/s40273-013-0056-3.

25




Scemblix® (asciminib) w leczeniu dorostych pacjentdw z przewlekly biataczkg szpikowg z chromosomem
Philadelphia w fazie przewleklej, leczonych wczesniej dwoma lub wiecej inhibitorami kinazy tyrozynowej. Analiza ‘

racjonalizacyjna.

[30]

[31]
[32]
[33]

[34]

[35]

[36]
[37]
[38]
[39]
[40]
[41]

[42]

[43]

[44]

[45]
[46]
[47]

[48]
[49]

[50]

[51]

[52]

Ustawa z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekdw, $rodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz
wyrobdw medycznych — Obwieszczenie Marszatka Sejmu Rzeczypospolitej Polskiej z dnia 20 lutego 2015 r. w sprawie
ogtoszenia jednolitego tekstu ustawy o refundacji lekow, Srodkdw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego
oraz wyrobéw medycznych. Dz.U. 2015 poz. 345.

Ustawa z dnia 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw publicznych; Dz.U. 2004
nr 210 poz. 2135 z pézn. zm.

Ustawa z dnia 26 pazdziernika 2000 r. o sposobie obliczania wartosci rocznego produktu krajowego brutto. Dz. U. Nr 114,
poz. 1188 oraz z 2009 r. Nr 98, poz. 817 (tekst ujednolicony).

WHO Collaborating Centre for Drug Statistics Methodology. www.whocc.no/atc_ddd_index/ (ostatnia aktualizacja: marzec
2023).

Husereau D, Drummond M, Petrou S, Carswell C, Moher D, Greenberg D, Augustovski F, Briggs AH, Mauskopf J, Loder E.
Consolidated Health Economic Evaluation Reporting Standards (CHEERS) statement. Pharmacoeconomics. 2013
May;31(5):361-7.

Trikalinos TA, Trow P, Schmid CH. Simulation-Based Comparison of Methods for Meta-Analysis of Proportions and Rates.
Methods Research Report. (Prepared by the Tufts Medical Center Evidence-based Practice Center under Contract No. 290-
2007-10055- I.) AHRQ Publication No. 13(14)-EHC084-EF. Rockville, MD: Agency for Healthcare Research and Quality;
November 2013. www.effectivehealthcare.ahrg.gov/reports/final.cfm.

Zatacznik nr 1 obwieszczenia Prezesa Gtdwnego Urzedu Statystycznego z dnia 30 pazdziernika 2022 r. w sprawie
szacunkéw wartosci produktu krajowego brutto na jednego mieszkanca w latach 2018-2020.

Obwieszczenie Ministra Zdrowia 20 lutego 2023 r. w sprawie wykazu refundowanych lekéw, Srodkéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych na dzien 1 marca 2023 r.

Katalog produktow leczniczych i wyrobow medycznych portalu ,Medycyna Praktyczna”, www.mp.pl (ostatnia aktualizacja:
marzec 2023).

Katalog lekéw Pharmindex, http://pharmindex.pl (ostatnia aktualizacja: marzec 2023).

Przygotowana przez Centrum HTA Sp. z 0.0. Analiza Problemu Decyzyjnego (APD). Krakéw marzec 2023 roku.
Przygotowana przez Centrum HTA Sp. z 0.0. Analiza kliniczna (AK) — przeglad systematyczny badan dla rozwazanego
problemu decyzyjnego. Krakéw, marzec 2023 roku.

Komunikat DGL z 05-07-2018. Wielko$¢ kwoty refundacji i ilo$¢ zrefundowanych opakowan jednostkowych lekdw, Srodkow
spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz jednostkowych wyrobow medycznych wraz z podaniem kodu
identyfikacyjnego EAN lub innego kodu odpowiadajacego kodowi EAN, narastajgco od stycznia do grudnia 2017 r.;
www.nfz.gov.pl.

Komunikat DGL z 23-03-2017. Wielko$¢ kwoty refundacji i iloé¢ zrefundowanych opakowan jednostkowych lekdw, Srodkéw
spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz jednostkowych wyrobow medycznych wraz z podaniem kodu
identyfikacyjnego EAN lub innego kodu odpowiadajacego kodowi EAN, narastajgco od stycznia do grudnia 2016 r.;
www.nfz.gov.pl (dane z komunikatu DGL z 14 cze 2017 dotycza 2015 roku).

Center for the Evaluation of Value and Risk in Health. The Cost-Effectiveness Analysis Registry [Internet]. (Boston),
Institute for Clinical Research and Health Policy Studies, Tufts Medical Center. Available from: www.cearegistry.org
(ostatnia aktualizacja: marzec 2023)

Holko P. Search Embase.com for economic evaluations: translation of published OVID and PubMed query (Neyt M and
Chalon PX. Pharmacoeconomics. 2013;31:1087-90). Jan 2014. DOI: 10.13140/RG.2.2.36545.66407.

GUS. Trwanie zycia w 2021 r.. https://stat.gov.pl/obszary-tematyczne/ludnosc/trwanie-zycia/trwanie-zycia-w-2021-
roku,2,16.html

Golicki D, Niewada M. General population reference values for 3-level EQ-5D (EQ-5D-3L) questionnaire in Poland. Pol
Arch Med Wewn. 2015;125(1-2):18-26.

NFZ. Statystyki. 2022. https://statystyki.nfz.gov.pl/

Komunikat DGL z 25-06-2019. Wielkos¢ kwoty refundaciji i ilos¢ zrefundowanych opakowan jednostkowych lekéw, Srodkow
spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz jednostkowych wyrobow medycznych wraz z podaniem kodu
identyfikacyjnego EAN lub innego kodu odpowiadajacego kodowi EAN, narastajgco od stycznia do grudnia 2018 r.;
www.nfz.gov.pl.

Edwards SJ, Barton S, Thurgar E, Trevor N. Topotecan, pegylated liposomal doxorubicin hydrochloride, paclitaxel,
trabectedin and gemcitabine for the treatment of recurrent ovarian cancer: A Multiple Technology Appraisal. Health
Technol Assess 2015;19(7).

Neyt M, Chalon PX. Search MEDLINE for economic evaluations: tips to translate an OVID strategy into a PubMed one.
Pharmacoeconomics. 2013 Dec;31(12):1087-90.

Glick H, Doshi J. Evaluating sampling uncertainty in cost-effectiveness analysis: statistical considerations in
economic evaluations. ISPOR 16th Annual International Meeting, May 2011.
http://www.uphs.upenn.edu/dgimhsr/documents/3.ispor.uncertainty.052211.pdf

26



http://www.mp.pl/
http://www.nfz.gov.pl/

6. Bibliografia ‘

[53]

[54]
[55]

[56]

[57]

(58]

[59]

[60]

[61]

[62]

[63]
[64]
[65]
[66]
[67]
[68]
[69]
[70]
[71]
[72]
[73]

[74]

[75]

Holko P. VBA function to estimate Fieller's method confidence intervals for incremental cost-effectiveness ratios (ICER)
and confidence intervals for incremental net monetary benefit (INMB). 11/2016, Language: VBA Excel, DOI:
10.13140/RG.2.2.27988.40323

Stata Programs: Sampling Uncertainty for Cost-Effectiveness (Revised 07/21/15).
http://www.uphs.upenn.edu/dgimhsr/stat-cicer.htm.

Cortes J, Lang F. Third-line therapy for chronic myeloid leukemia: current status and future directions. J Hematol Oncol.
2021 Mar 18;14(1):44. doi: 10.1186/s13045-021-01055-9. PMID: 33736651; PMCID: PMC7976694.

Réa D, Mauro MJ, Boquimpani C, Minami Y, Lomaia E, Voloshin S, Turkina A, Kim DW, Apperley JF, Abdo A, Fogliatto LM,
Kim DDH, le Coutre P, Saussele S, Annunziata M, Hughes TP, Chaudhri N, Sasaki K, Chee L, Garcia-Gutiérrez V, Cortes
JE, Aimone P, Allepuz A, Quenet S, Bédoucha V, Hochhaus A. A phase 3, open-label, randomized study of asciminib, a
STAMP inhibitor, vs bosutinib in CML after 2 or more prior TKIs. Blood. 2021 Nov 25;138(21):2031-2041. doi:
10.1182/blood.2020009984. PMID: 34407542.

Charakterystyka produktu leczniczego Scemblix. https://www.ema.europa.eu/en/documents/product-
information/scemblix-epar-product-information_pl.pdf

Cortes JE, Kim DW, Pinilla-Ibarz J, le Coutre PD, Paquette R, Chuah C, Nicolini FE, Apperley JF, Khoury HJ, Talpaz M,
DeAngelo DJ, Abruzzese E, Rea D, Baccarani M, Miiller MC, Gambacorti-Passerini C, Lustgarten S, Rivera VM, Haluska FG,
Guilhot F, Deininger MW, Hochhaus A, Hughes TP, Shah NP, Kantarjian HM. Ponatinib efficacy and safety in Philadelphia
chromosome-positive leukemia: final 5-year results of the phase 2 PACE trial. Blood. 2018 Jul 26;132(4):393-404. doi:
10.1182/blood-2016-09-739086. Epub 2018 Mar 22. PMID: 29567798; PMCID: PMC6071555.

Giles FJ, Abruzzese E, Rosti G, Kim DW, Bhatia R, Bosly A, Goldberg S, Kam GL, Jagasia M, Mendrek W, Fischer T, Facon
T, Diinzinger U, Marin D, Mueller MC, Shou Y, Gallagher NJ, Larson RA, Mahon FX, Baccarani M, Cortes J, Kantarjian HM.
Nilotinib is active in chronic and accelerated phase chronic myeloid leukemia following failure of imatinib and dasatinib
therapy. Leukemia. 2010 Jul;24(7):1299-301. doi: 10.1038/leu.2010.110. Epub 2010 Jun 3. PMID: 20520639; PMCID:
PMC3078756.

Ibrahim AR, Paliompeis C, Bua M, Milojkovic D, Szydlo R, Khorashad JS, Foroni L, Reid A, de Lavallade H, Rezvani K, Dazzi
F, Apperley JF, Goldman JM, Marin D. Efficacy of tyrosine kinase inhibitors (TKIs) as third-line therapy in patients with
chronic myeloid leukemia in chronic phase who have failed 2 prior lines of TKI therapy. Blood. 2010 Dec 16;116(25):5497-
500. doi: 10.1182/blood-2010-06-291922. Epub 2010 Sep 10. PMID: 20833982; PMCID: PMC6143154.

Russo Rossi A, Breccia M, Abruzzese E, Castagnetti F, Luciano L, Gozzini A, Annunziata M, Martino B, Stagno F, Cavazzini
F, Tiribelli M, Visani G, Pregno P, Musto P, Fava C, Sgherza N, Albano F, Rosti G, Alimena G, Specchia G. Outcome of 82
chronic myeloid leukemia patients treated with nilotinib or dasatinib after failure of two prior tyrosine kinase inhibitors.
Haematologica. 2013 Mar;98(3):399-403. doi: 10.3324/haematol.2012.064337. Epub 2012 Jul 16. PMID: 22801965;
PMCID: PMC3659922.

Tan J, Xue M, Pan J, Cen J, Qi X, Liu P, Zhao X, Wu P, Wang Q, Liu D, Liu Y, Chen S, Wang Z. Responses to Dasatinib as
a Second- and Third-Line Tyrosine Kinase Inhibitor in Chronic Phase Chronic Myeloid Leukaemia Patients. Acta Haematol.
2019;142(2):79-86. doi: 10.1159/000495335. Epub 2019 May 16. PMID: 31096222.

Katalog radioterapii (1d). Zatacznik nr 1d do zarzadzenia nr 1/2022/DSOZ Prezesa NFZ. www.nfz.gov.pl.

Katalog ASDK. Zatacznik nr 1b do zarzadzenia nr 182/2019/DSOZ Prezesa NFZ. www.nfz.gov.pl

Katalog ambulatoryjnych grup $wiadczen specjalistycznych (5a). Zatacznik nr 1 do zarzadzenia Nr 129/2021/DSOZ Prezesa
NFZ. www.nfz.gov.pl.

Katalog grup (1a). Zatacznik nr 1 do zarzadzenia nr 55/2022/DSOZ Prezesa NFZ. www.nfz.gov.pl.

Katalog $wiadczen do sumowania (1c). Zatgcznik nr 3 do zarzadzenia nr 55/2022/DSOZ Prezesa NFZ. www.nfz.gov.pl.
Katalog $wiadczen odrebnych (1b). Zatgcznik nr 2 do zarzadzenia nr 55/2022/DSOZ Prezesa NFZ. www.nfz.gov.pl.
Katalog $wiadczen wspomagajacych (chemioterapia). Zatacznik nr 2 do Zarzadzenia Nr 44/2022/DGL Prezesa NFZ z dnia
7 kwietnia 2022 roku. www.nfz.gov.pl.

Katalog $wiadczen podstawowych (chemioterapia). Zatacznik nr 1 do Zarzadzenia Nr 44/2022/DGL Prezesa NFZ z dnia 7
kwietnia 2022 roku. www.nfz.gov.pl.

Katalog $wiadczen i zakresow - leczenie szpitalne - programy zdrowotne (lekowe). Zatacznik nr 1 do zarzadzenia nr
43/2022/DGL Prezesa NFZ. www.nfz.gov.pl.

Katalog ryczattéw za diagnostyke w programach lekowych. Zatgcznik nr 2 do zarzadzenia nr 43/2022/DGL Prezesa NFZ.
www.nfz.gov.pl.

Katalog Katalog produktdéw do rozliczenia $wiadczen udzielanych w OAIIT (its). Zatgcznik nr ts do zarzadzenia nr
1/2022/DS0OZ Prezesa NFZ. www.nfz.gov.pl.

Jabbour E, Cortes J, Santos FP, Jones D, O'Brien S, Rondon G, Popat U, Giralt S, Kebriaei P, Jones RB, Kantarjian H,
Champlin R, de Lima M. Results of allogeneic hematopoietic stem cell transplantation for chronic myelogenous leukemia
patients who failed tyrosine kinase inhibitors after developing BCR-ABL1 kinase domain mutations. Blood. 2011 Mar
31;117(13):3641-7. doi: 10.1182/blood-2010-08-302679. Epub 2010 Dec 14. PMID: 21156844; PMCID: PMC4186643.
Smith A, Howell D, Crouch S, Painter D, Blase J, Wang HI, Hewison A, Bagguley T, Appleton S, Kinsey S, Burton C,
Patmore R, Roman E. Cohort Profile: The Haematological Malignancy Research Network (HMRN): a UK population-based

27




Scemblix® (asciminib) w leczeniu dorostych pacjentdw z przewlekly biataczkg szpikowg z chromosomem
Philadelphia w fazie przewleklej, leczonych wczesniej dwoma lub wiecej inhibitorami kinazy tyrozynowej. Analiza ‘

racjonalizacyjna.

[76]

[77]
[78]

[79]

[80]

[81]

[82]
[83]

[84]

[85]

[86]

[87]

[88]

[89]

[90]

[91]
[92]

[93]

[94]

[95]

patient cohort. Int J Epidemiol. 2018 Jun 1;47(3):700-700g. doi: 10.1093/ije/dyy044. PMID: 29618056; PMCID:
PMC6005016.

Signorovitch JE, Wu EQ, Yu AP, Gerrits CM, Kantor E, Bao Y, Gupta SR, Mulani PM. Comparative effectiveness without
head-to-head trials: a method for matching-adjusted indirect comparisons applied to psoriasis treatment with adalimumab
or etanercept. Pharmacoeconomics. 2010;28(10):935-45. doi: 10.2165/11538370-000000000-00000. PMID: 20831302.
NICE. Committee Papers - Bosutinib for previously treated chronic myeloid leukaemia. [Online]. Available:
https://www.nice.org.uk/guidance/ta401/documents/committee-papers.

NICE. Ponatinib for treating chronic myeloid leukaemia and acute lymphoblastic leukaemia. [Online]. Available:
https://www.nice.org.uk/guidance/ta451/documents/committee-papers

Uchwata Nr 12/2022/1V z dnia 01-07-2022 w sprawie przyjecia okresowego sprawozdania z dziatalnosci Narodowego
Funduszu Zdrowia za I kwartat 2022 r. https://www.nfz.gov.pl/zarzadzenia-prezesa/uchwaly-rady-nfz/uchwala-nr-
122022iv,6601.html

Ibrahim AR, Paliompeis C, Bua M, Milojkovic D, Szydlo R, Khorashad ]S, Foroni L, Reid A, de Lavallade H, Rezvani K, Dazzi
F, Apperley JF, Goldman JM, Marin D. Efficacy of tyrosine kinase inhibitors (TKIs) as third-line therapy in patients with
chronic myeloid leukemia in chronic phase who have failed 2 prior lines of TKI therapy. Blood. 2010 Dec 16;116(25):5497-
500. doi: 10.1182/blood-2010-06-291922. Epub 2010 Sep 10. PMID: 20833982; PMCID: PMC6143154.

Uchwata Nr 19/2022/1V z dnia 20-09-2022 w sprawie przyjecia okresowego sprawozdania z dziatalnosci Narodowego
Funduszu Zdrowia za II kwartat 2022 r. https://www.nfz.gov.pl/zarzadzenia-prezesa/uchwaly-rady-nfz/uchwala-nr-
192022iv,6608.html

Raport  refundacyjny z  dnia  02-09-2022.  https://www.nfz.gov.pl/aktualnosci/aktualnosci-centrali/raport-
refundacyjny,8256.html.

Uchwata Nr 3/2022/IV Rady Narodowego Funduszu Zdrowia z dnia 16 marca 2022 r. w sprawie przyjecia okresowego
sprawozdania z dziatalnosci Narodowego Funduszu Zdrowia za IV kwartat 2021 r. www.nfz.gov.pl.

Komunikat NFZ z 8 czerwca 2022 roku. Informacja o wielkosci kwoty refundacji i pozostatych parametréw okreslonych w
ustawie lekow, Srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia Zzywieniowego oraz jednostkowych wyrobdw
medycznych za okres styczen-grudzien 2021 r. https://www.nfz.gov.pl/aktualnosci/aktualnosci-centrali/raport-
refundacyjny,8218.html.

Komunikat DGL z 01-03-2023. Wielko$¢ kwoty refundacji i iloé¢ zrefundowanych opakowan jednostkowych lekdw, Srodkow
spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz jednostkowych wyrobow medycznych wraz z podaniem kodu
identyfikacyjnego EAN lub innego kodu odpowiadajgcego kodowi EAN, narastajgco od stycznia do grudnia 2022;
www.nfz.gov.pl

Komunikat DGL z dnia 01-03-2023. Komunikat dotyczacy Sredniego kosztu rozliczenia wybranych substancji czynnych
stosowanych w programach lekowych i chemioterapii za okres od stycznia 2018 r. do grudnia 2022 r. www.nfz.gov.pl
Guyot P, Ades AE, Ouwens MJ, Welton NJ. Enhanced secondary analysis of survival data: reconstructing the data from
published Kaplan-Meier survival curves. BMC Med Res Methodol. 2012 Feb 1;12:9. doi: 10.1186/1471-2288-12-9. PMID:
22297116; PMCID: PMC3313891.

Szabo SM, Levy AR, Davis C, Holyoake TL, Cortes J. A multinational study of health state preference values associated
with chronic myelogenous leukemia. Value Health. 2010 Jan-Feb;13(1):103-11. doi: 10.1111/j.1524-4733.2009.00573.x.
Epub 2009 Jul 29. PMID: 19659707.

Xie F, Pullenayegum E, Gaebel K, Bansback N, Bryan S, Ohinmaa A, Poissant L, Johnson JA; Canadian EQ-5D-5L Valuation
Study Group. A Time Trade-off-derived Value Set of the EQ-5D-5L for Canada. Med Care. 2016 Jan;54(1):98-105. doi:
10.1097/MLR.0000000000000447. PMID: 26492214; PMCID: PMC4674140.

Dyrektywa 2004/27/WE Parlamentu Europejskiego i Rady z dnia 31 marca 2004 r. zmieniajaca dyrektywe 2001/83/WE w
sprawie wspolnotowego kodeksu odnoszacego sie do produktow leczniczych stosowanych u ludzi. Dz.U. L 136 z 30.4.2004,
str. 34—57.

EMA. Data exclusivity, market protection and paediatric rewards. Workshop for Micro, Small and Medium Sized Enterprises
EMA. www.ema.europa.eu/docs/en_GB/document_library/Presentation/2013/05/WC500143122.pdf

US$67 billion worth of biosimilar patents expiring before 2020. 20/01/2014.
http://www.gabionline.net/Biosimilars/General/US-67-billion-worth-of-biosimilar-patents-expiring-before-2020.

IMS. Delivering on the Potential of Biosimilar Medicines. March 2016.
https://www.imshealth.com/files/web/IMSH%?20Institute/Healthcare%20Briefs/Documents/IMS_Institute_Biosimilar_Bri
ef_March_2016.pdf.

NICE. Dasatinib, nilotinib and standard-dose imatinib for the first line treatment of chronic myeloid leukaemia (incl part
review of TA70), [Online]. Available: https://www.nice.org.uk/guidance/ta426/documents/committee-papers-2

DeFilipp Z, Ancheta R, Liu Y, Hu ZH, Gale RP, Snyder D, Schouten HC, Kalaycio M, Hildebrandt GC, Ustun C, Daly A,
Ganguly S, Inamoto Y, Litzow M, Szer ], Savoie ML, Hossain N, Kharfan-Dabaja MA, Hamadani M, Reshef R, Bajel A,
Schultz KR, Gadalla S, Gerds A, Liesveld J, Juckett MB, Kamble R, Hashmi S, Abdel-Azim H, Solh M, Bacher U, Lazarus H,
Olsson R, Cahn JY, Grunwald MR, Savani BN, Yared ], Rowe JM, Cerny J, Chaudhri NA, Aljurf M, Beitinjaneh A, Seo S,
Nishihori T, Hsu JW, Ramanathan M, Alyea E, Popat U, Sobecks R, Saber W. Maintenance Tyrosine Kinase Inhibitors

28



https://www.nfz.gov.pl/zarzadzenia-prezesa/uchwaly-rady-nfz/uchwala-nr-192022iv,6608.html
https://www.nfz.gov.pl/zarzadzenia-prezesa/uchwaly-rady-nfz/uchwala-nr-192022iv,6608.html
https://www.nfz.gov.pl/aktualnosci/aktualnosci-centrali/raport-refundacyjny,8256.html
https://www.nfz.gov.pl/aktualnosci/aktualnosci-centrali/raport-refundacyjny,8256.html
http://www.ema.europa.eu/docs/en_GB/document_library/Presentation/2013/05/WC500143122.pdf
http://www.gabionline.net/Biosimilars/General/US-67-billion-worth-of-biosimilar-patents-expiring-before-2020

6. Bibliografia ‘

[96]

[97]

(98]

[99]

[100]
[101]

[102]
[103]
[104]

[105]

[106]
[107]

[108]

Following Allogeneic Hematopoietic Stem Cell Transplantation for Chronic Myelogenous Leukemia: A Center for
International Blood and Marrow Transplant Research Study. Biol Blood Marrow Transplant. 2020 Mar;26(3):472-479. doi:
10.1016/j.bbmt.2019.10.017. Epub 2019 Oct 25. PMID: 31669399; PMCID: PMC7358778.

Foulon S, Cony-Makhoul P et al. Health state utility and quality of life measures in patients with chronic myeloid leukemia
in France. Qual Life Res. 2021 Jul;30(7):2021-2032. doi: 10.1007/s11136-021-02794-5. Epub 2021 Mar 2. PMID:
33651280.

Guest JF, Gray EJ, Szczudlo T, Magestro M. Utility values for specific chronic myeloid leukemia chronic phase health states
from the general public in the United Kingdom. Leuk Lymphoma. 2014 Aug;55(8):1870-5. doi:
10.3109/10428194.2013.854886. Epub 2014 Jan 24. PMID: 24313831.

Guest JF, Naik N, Sladkevicius E, Coombs J, Gray EJ. Utility values for chronic myelogenous leukemia chronic phase health
states from the general public in the United Kingdom. Leuk Lymphoma. 2012 May;53(5):928-33. doi:
10.3109/10428194.2011.631155. Epub 2011 Dec 5. PMID: 21988666.

NICE. Committee Papers - Asciminib for treating chronic myeloid leukaemia after 2 or more tyrosine kinase inhibitors.
https://www.nice.org.uk/guidance/ta813/documents/committee-papers

CADTH. https://www.cadth.ca/sites/default/files/DRR/2022/PC0275%?20Scemblix%20-%20CADTH%20Final%?20Rec.pdf
Uchwata Nr 3/2019/III Rady Narodowego Funduszu Zdrowia z dnia 15 marca 2019 r. w sprawie przyjecia okresowego
sprawozdania z dziatalnosci Narodowego Funduszu Zdrowia za IV kwartat 2018 r. www.nfz.gov.pl.

Uchwata Nr 22/2019/111 Rady Narodowego Funduszu Zdrowia z dnia 11 wrzesnia 2019 r. w sprawie przyjecia okresowego
sprawozdania z dziatalnosci Narodowego Funduszu Zdrowia za II kwartat 2019 r. www.nfz.gov.pl

Uchwata Nr 21/2018/11I Rady Narodowego Funduszu Zdrowia z dnia 13 wrzesnia 2018 r. w sprawie przyjecia okresowego
sprawozdania z dziatalnosci Narodowego Funduszu Zdrowia za II kwartat 2018 r. www.nfz.gov.pl

Uchwata Nr 5/2021/II1 Rady Narodowego Funduszu Zdrowia z dnia 12 marca 2021 r. w sprawie przyjecia okresowego
sprawozdania z dziatalno$ci Narodowego Funduszu Zdrowia za IV kwartat 2020 r. www.nfz.gov.pl

Komunikat NFZ z 2 marca 2021 roku. Informacja o wielkosci kwoty refundacji i pozostatych parametréw okreslonych w
ustawie lekow, $rodkow spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz jednostkowych wyrobow
medycznych za okres styczen-grudzien 2020 r. https://zdrowedane.nfz.gov.pl/course/view.php?id=142.

Uchwata Nr 4/2017/I11 Rady Narodowego Funduszu Zdrowia z dnia 14 marca 2017 r. w sprawie przyjecia okresowego
sprawozdania z dziatalno$ci Narodowego Funduszu Zdrowia za IV kwartat 2016 r. www.nfz.gov.pl.

Uchwata Nr 2/2018/III Rady Narodowego Funduszu Zdrowia z dnia 8 marca 2018 r. w sprawie przyjecia okresowego
sprawozdania z dziatalno$ci Narodowego Funduszu Zdrowia za IV kwartat 2017 r. www.nfz.gov.pl.

Analiza wptywu na system ochrony zdrowia dla rozwazanego problemu decyzyjnego. Krakéw, marzec 2023 roku.

29



http://www.nfz.gov.pl/
http://www.nfz.gov.pl/
http://www.nfz.gov.pl/
http://www.nfz.gov.pl/
http://www.nfz.gov.pl/

Scemblix® (asciminib) w leczeniu dorostych pacjentdw z przewlekty biataczkg szpikowg z chromosomem /C
ent

Philadelphia w fazie przewlektej, leczonych wczesniej dwoma lub wigcej inhibitorami kinazy tyrozynowej. Analiza |

racjonalizacyjna.

7. SPIS TABEL

Tabela 1. Obserwowana redukcja oficjalnej ceny lekdw przy kolejnej decyzji refundacyjngj. ......ccceeeuvunnnnnnnnnnnnnns 9
Tabela 2. Podstawowe parametry roZwigzania 1. .......cccccccccoerrrnrnnnnsr s 10
Tabela 3. Wyniki 0bliCZEN — FOZWIGZANIE 1. ...vvviiiiiiieiiiiiieie st e et e s e s e e s e s s ss e e e s s abe e e s e nsbee e e e nnreas 10

Tabela 4. Obserwowany poziom redukcji ceny lekdw oryginalnych po wprowadzeniu lekdw generycznych lub lekow

o]Te] 0 oTa (o] 1 1Yo o PP PP PO PP PPPPPUPPPRPRINE 11
Tabela 5. Podstawowe parametry rOZWIgZania 2. ........ccccccccerrrrrsssssnsnssssssssss s s s s s s s s s s s s s s s e s s s s s s s e s e s e s s s e e s s e e eeeas 16
Tabela 6. Wyniki przeprowadzonyCh ODlICZEN. ........uuuuuuuneirirrrrsrssssss s s s s s s s s e s s s s s s s e s s s e s e s e s e s e s e s e s e s eseseseeesesesesenens 16
Tabela 7. Wysokos$¢ uwolnionych srodkéw finansowych w przypadku realizacji proponowanych rozwigzan. ........ 21

Tabela 8. Zestawienie wynikdw analizy wptywu na budzet (BIA) [108] i wynikdw niniejszej analizy. Wartosci

Zaokraglone do PeNYCh PLN. ... i e e s e e s e e s s s ea e s e e e s e e e ean e e ean e e eeraeeernnearnen 22

30




	Scemblix® (asciminib) w leczeniu dorosłych pacjentów z przewlekłą białaczką szpikową z chromosomem Philadelphia w fazie przewlekłej, leczonych wcześniej dwoma lub więcej inhibitorami kinazy tyrozynowej
	INDEKS AKRONIMÓW WYKORZYSTYWANYCH W OPRACOWANIU
	STRESZCZENIE
	1. CEL ANALIZY RACJONALIZACYJNEJ
	2. METODY PRZEPROWADZENIA ANALIZY RACJONALIZACYJNEJ
	2.1. PERSPEKTYWA ANALIZY RACJONALIZACYJNEJ
	2.2. HORYZONT ANALIZY RACJONALIZACYJNEJ
	2.3. WYSOKOŚĆ DODATKOWYCH NAKŁADÓW FINANSOWYCH OKREŚLONA W RAMACH ANALIZY WPŁYWU NA BUDŻET
	2.4. PROPOZYCJA 1. UWOLNIENIA ŚRODKÓW FINANSOWYCH
	2.5. PROPOZYCJA 2. UWOLNIENIA ŚRODKÓW FINANSOWYCH
	2.6. WYKAZ ZAŁOŻEŃ I PARAMETRÓW PROPONOWANYCH ROZWIĄZAŃ RACJONALIZACYJNYCH

	3. WYNIKI ANALIZY RACJONALIZACYJNEJ
	3.1. STOPIEŃ WYKONANIA BUDŻETU NA REFUNDACJĘ W POLSCE
	3.2. WYSOKOŚĆ UWOLNIONYCH ŚRODKÓW FINANSOWYCH WYNIKAJĄCA Z REALIZACJI PROPONOWANYCH ROZWIĄZAŃ RACJONALIZACYJNYCH
	3.3. OCENA WYSTARCZALNOŚCI WYSOKOŚCI UWOLNIONYCH ŚRODKÓW FINANSOWYCH NA POKRYCIE DODATKOWYCH NAKŁADÓW FINANSOWYCH ZWIĄZANYCH Z FINANSOWANIEM OCENIANEJ TECHNOLOGII LEKOWEJ

	4. DYSKUSJA
	5. WNIOSKI KOŃCOWE
	6. BIBLIOGRAFIA
	7. SPIS TABEL



