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Analiza zostata zaktualizowana 13 czerwca 2023 roku w zwigzku z uwagami zawartymi w
pismie OT.423.1.18.2023.3.0G. Pierwotnie analiza zostata zakonczona 29 marca 2023 roku.

Autorzy Wykonywane zadania

» Koncepcja analizy;
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Opracowanie mozliwych scenariuszy;
Aspekty etyczne i spoteczne

Ocena kosztow;
Whioski koncowe

Koncepcja analizy;
Kontrola jako$ci;

Zgodnie z procedurami firmy MAHTA Sp. z o.0. raport zostat poddany wewnetrznej kontroli
jakosci, korekcie jezykowej oraz kontroli merytorycznej przez Cezarego Pruszko

i Michata Jachimowicza.
Konflikt intereséw:
Raport wykonano na zlecenie firmy Swixx Biopharma Sp. z 0.0., ktéra finansowata prace.

Autorzy nie mieli innego rodzaju konfliktu intereséw.
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Indeks skrotow

Skrot
AOTMIT
AWA
b.d.

Rozwiniecie

Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikaciji

analiza weryfikacyjna AOTMIT

brak danych

burosumab

Charakterystyka Produktu Leczniczego

ang. defined daily dose — dobowa dawka leku

ang. European Article Number — Europejski Kod Towarowy

ang. fibroblast growth factor 23 - czynnik wzrostu fibroblastow 23

ang. health technology assessment — ocena technologii medycznych

masa ciata

Minister Zdrowia

liczba chorych w grupie, u ktérych wystapito zdarzenie

liczba chorych w grupie

nie dotyczy

Narodowy Fundusz Zdrowia

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

program lekowy

polski ztoty

rok zycia

ang. risk sharing scheme — schemat podziatu ryzyka

ang. standard error — bigd standardowy

ang. World Health Organization — Swiatowa Organizacja Zdrowia

ang. X-linked hypophosphataemia — hipofosfatemia sprzezona z chromosomem X
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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 srodkéw publicznych
leku Crysvita® (burosumab, BUR) w leczeniu chorych z hipofosfatemig sprzezong z

chromosomem X.

Dokument sktada sie z analizy wptywu na budzet, analizy wptywu na organizacje udzielania

Swiadczen zdrowotnych oraz zestawienia aspektdéw etycznych i spotecznych.
METODYKA

Populacje docelowg dla technologii wnioskowanej zgodnie z przedtozonym wnioskiem i
Analizg kliniczng stanowig chorzy z hipofosfatemia sprzezong z chromosomem X (ang. X-
linked hypophosphataemia, XLH) — dzieci i mtodziez w wieku od 1 roku do 17 lat z chorobg
kosci potwierdzong w badaniach radiograficznych (populacja docelowa jest dodatkowo
ograniczona zawezajgcymi zapisami wnioskowanego programu lekowego). Wskazana
populacja chorych odznacza sie szczegolnie niekorzystnym rokowaniem. Brakuje
zdefiniownych standardéw postepowania i istnieje duza niezaspokojona potrzeba chorych na

wprowadzenie skutecznej terapii.

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 publicznego.

Scenariusz istniejgcy obrazuje sytuacje obecng, w ktérej burosumab nie jest refundowany z
budzetu ptatnika publicznego. W scenariuszu tym, w leczeniu chorych z hipofosfatemig
sprzezong z chromosomem X stosowana jest terapia konwencjonalna (fosfor + aktywna
witamina D). W scenariuszu prognozowanym (nowym) analizowano sytuacje, w ktorej
burosumab bedzie stosowany w leczeniu chorych 2z hipofosfatemig sprzezong z

chromosomem X i finansowany ze srodkéw publicznych. Dla kazdego ze scenariuszy
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rozpatrywano 3 alternatywne warianty: najbardziej prawdopodobny, minimalny oraz

maksymalny.

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

limitowe;j.

Catkowite koszty uwzgledniane w poszczegolnych scenariuszach (wynikajgce z kosztow
réznigcych leczenia), wyznaczono na podstawie: kosztow lekéw, kosztéw kwalifikacji do
leczenia w programie lekowym, kosztéw monitorowania leczenia, kosztéw leczenia bolu i

problemow w poruszaniu sie oraz kosztéw zabiegow ortopedycznych zwigzanych z choroba.

W obliczeniach analizy uwzgledniono tez zatozenia proponowanej przez Podmiot
odpowiedzialny umowy podziatu ryzyka (RSS). Wydatki ptatnika publicznego (i taczne wydatki
ptatnika publicznego i pacjentow) przedstawiono w zwigzku z tym w dwdch wersjach: bez i z

uwzglednieniem proponowanego przez Podmiot RSS.

Analize wplywu na budzet wykonano z perspektywy pfatnika publicznego (w arkuszu
kalkulacyjnym istnieje mozliwos¢ oszacowania wynikow z perspektywy wspdlnej (ptatnika
publicznego i pacjenta). Przyjeto 2-letni horyzont czasowy. Dla kluczowych danych

wejsciowych przeprowadzono analize wrazliwosci i analize scenariuszy.
WYNIKI

Oszacowanie populaciji

Liczebnos¢é w 1. roku Liczebnosé w 2. roku
refundaciji refundaciji

Prognozowana taczna liczba chorych w populacji docelowej
Minimalny

Prawdopodobny H

Wariant populaciji

Maksymalny H

Prognozowana taczna liczba chorych leczonych z wykorzystaniem leku Crysvita®

‘ Minimalny

Prawdopodobny
Maksymalny
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Wydatki inkrementalne

Wyniki analizy z uwzglednieniem RSS

Wariant populacji

Wartos¢ inkrementalna w 1. Wartos¢ inkrementalna w 2.
roku refundacji (PLN) roku refundacji (PLN)

Wydatki inkrementalne ogoétem
Minimalny ‘

Prawdopodobny H

Maksymalny ‘
Wydatki inkrementalne zwigzane z ceng leku Crysvita®

‘ Minimalny
Prawdopodobny
Maksymalny

Wyniki analizy bez uwzglednienia RSS

Wartos¢ inkrementalna w 1. Wartos¢ inkrementalna w 2.
roku refundacji (PLN) roku refundacji (PLN)

Wydatki inkrementalne ogétem

Minimalny ‘

Wariant populaciji

Prawdopodobny ‘

Maksymalny ‘

Wydatki inkrementalne zwigzane z ceng leku Crysvita®

Minimalny

Prawdopodobny

Maksymalny

Wyniki przeprowadzonej jednokierunkowej analizy wrazliwosci oraz analizy scenariuszy

wskazujg, ze najwigkszy wptyw na wyniki analizy | IEEEE

majg scenariusze z obszaréw modelowanych jako:
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PODSUMOWANIE | WNIOSKI

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

zakwalifikowaniu burosumabu (Crysvita®) do finansowania w ramach programu lekowego.

Bezposrednig konsekwencjg tej decyzji bedzie uksztattowanie sie w Polsce nowej praktyki
klinicznej leczenia chorych z hipofosfatemig sprzezong z chromosomem X. Rozszerzone
zostanie spektrum terapeutyczne, w zwigzku z czym lekarze, ktorzy dotychczas mogli
zastosowac jedynie leczenie konwencjonalne (fosfor + aktywna witamina D), teraz bedg mogli
skorzystac z terapii lekiem Crysvita®. Wyniki poréwnan przeprowadzonych w ramach Analizy
klinicznej wskazujg na znaczng przewage skutecznosci burosumabu nad terapig
konwencjonalng. Przewaga ta zostata wykazana dla kluczowych w ocenie chorych na XLH

punktéw koncowych rowniez w dtugim okresie obserwacji.

Nalezy podkresli¢, ze celem terapii konwencjonalnej nie jest trwata normalizacja poziomu
fosforandéw — efekt ten jest przejsciowy, a préba normalizacji fosforanéw w surowicy moze
prowadzi¢ do nadmiernego leczenia fosforanami, co z kolei moze zwiekszac ryzyko powiktan
zwigzanych z leczeniem. Co wiecej, terapia konwencjonalna nie ma wptywu na patofizjologie
choroby oraz ma umiarkowany stosunek korzysci do ryzyka — korzysci kliniczne wynikajace z
konwencjonalnego leczenia w dziecinstwie sg nieoptymalne, a przy niekontrolowane;j
przewlektej hipofosfatemii nastepstwa choroby postepujg w dtuzszej perspektywie. W
przebiegu choroby dochodzi do rozwiniecia szeregu powiktan, a chorzy majg znacznie

obnizong jakosc¢ zycia i wiekszos¢ z nich codziennie doswiadcza bolu.

W przeciwienstwie do terapii konwencjonalnej burosumab prowadzi do prawidiowego
wchianiania fosforanéw. Oznacza to, ze dzieki unikalnemu mechanizmowi dziatania leczona
jest przyczyna choroby, a nie wylacznie jej objawy. Lek podawany jest w formie zastrzykéw
dwa razy w miesigcu. Wyklucza to koniecznosé codziennego podawania mieszanek
fosforowych i witaminy D, ktére istotnie obcigzajg nerki, a zatem podanie burosumabu
eliminuje ryzyko niewydolnosci nerek. Terapia produktem leczniczym Crysvita® odznacza sie
korzystnym profilem bezpieczenstwa i udowodniong skutecznoscig, tym samym stanowi
odpowiedz na niezaspokojong potrzebe leczniczg w analizowanej populacji chorych oraz

potencjalng zmiane standardu postepowania w obecnym leczeniu chorych z XLH.

Zgodnie z przedstawionymi szacunkami w pierwszym roku refundacji z terapii burosumabem

skorzysta prawdopodobnie okoto |, w drugim roku refundacji okoto | . W
konsekwencji finansowanie leku Crysvita® zapewni chorym z hipofosfatemig sprzezong z
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chromosomem X dostep do skuteczniejszego niz dotychczas leczenia oraz wptynie na
poprawe ich jakosci zycia. [N
I

Majgc na uwadze racjonalizacje srodkéw w ochronie zdrowia oraz wychodzgc naprzeciw
oczekiwaniom Ministerstwa Zdrowia oraz Narodowego Funduszu Zdrowia w zakresie

refundacji lekow, Wnioskodawca proponuje zawarcie umowy podziatu ryzyka (RSS).

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

refundacyjna nie spowoduje nowych konsekwencji w organizacji udzielania swiadczen.

Konkludujgc nalezy oczekiwa¢, ze finansowanie leku Crysvita® przyczyni sie do poprawy
sytuacji chorych z hipofosfatemig sprzezong z chromosomem X w Polsce, co jest jednym z
priorytetow zdrowotnych Ministerstwa Zdrowia (zgodnie z Rozporzgdzeniem Ministra Zdrowia

w sprawie priorytetéw zdrowotnych).
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1. Cel analizy wptywu 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 Crysvita® (burosumab) w leczeniu chorych z hipofosfatemig sprzezong z
chromosomem X. Ponadto, w ramach niniejszej analizy oceniano etyczne oraz spofeczne
konsekwencje podjecia pozytywnej decyzji o finansowaniu ze Srodkéw publicznych leku

Crysvita® w przedstawionym wskazaniu.

Analiza wptywu na system ochrony zdrowia sktada sie z dwdch czesci — niniejszego
dokumentu oraz arkusza kalkulacyjnego wykonanego w programie MS Excel, umozliwiajgcego

obliczenie prognozowanych wydatkéw pfatnika w zaleznosci od przyjetych zatozen.
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2. Analiza wpltywu na budzet

2.1. Metodyka analizy

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

Wytyczne AOTMIT oraz Ustawe o refundacji.

2. Przeprowadzono prognoze liczebnosci populacji w kolejnych latach horyzontu
czasowego. |
|

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

pozytywnej decyzji refundacyjnej dla tej interwencji.

4. Na podstawie wynikéw przeprowadzonej Analizy ekonomicznej oszacowano koszty terapii
technologii wnioskowanej oraz pozostatych opcji terapeutycznych (terapii

konwencjonalnej).

5. 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.

6. 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

wnioskowanej ze Srodkow publicznych.

7. Obliczono wydatki inkrementalne, czyli réznice pomiedzy wydatkami w scenariuszu
nowym a wydatkami w scenariuszu istniejgcym. W przypadku, gdy wydatki inkrementalne
przyjmujg wartosci wyzsze od zera oznacza to dodatkowe obcigzenia finansowe zwigzane

z podjeciem pozytywnej decyzji refundacyjne;.

8. W niniejszym dokumencie wyniki oraz wartosci parametrow podawano najczesciej z

doktadnoécia do dwdch miejsc po przecinku, natomiast obliczenia wykonano na
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wartosciach bez zaokraglen (w celu uzyskania bardziej doktadnych wynikéw) poza

oszacowaniami wielko$ci populacji, ktére zaokrgglano w goére do petnej liczby chorych.

9. Przeprowadzono analize wrazliwosci 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 wielko$ci sprzedazy badz
liczby leczonych pacjentéw) oraz co najmniej pierwsze 2 lata od daty rozpoczecia

finansowania danej technologii medycznej ze srodkéw publicznych.

W analizie przyjeto 2-letni horyzont czasowy obejmujgcy okres od stycznia 2024 roku.
Uzasadnieniem przyjecia takiego horyzontu czasowego jest brak alternatywnej technologii

refundowanej w rozpatrywanym wskazaniu, w zwigzku z czym lek Crysvita® powinien szybko

osiagnaé zaktadany udziat w rynku ([E—
)

Dodatkowo, zgodnie z Ustawg o refundaciji, pierwsza decyzja refundacyjna wydawana jest na

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

Zgodnie z Rozporzgdzeniem MZ w sprawie minimalnych wymagan, dotyczgcym minimalnych
wymagan, jakie muszg spetnia¢ analizy wptywu na budzet, analiza zostata przeprowadzona w

wariancie:

» z perspektywy podmiotu zobowigzanego do finansowania Swiadczen ze srodkow

publicznych (ptatnik publiczny?).

1 Zgodnie z art. 14 Ustawy o $wiadczeniach opieki zdrowotnej.
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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 lekéw refundowanych nie jest refundowana w omawianym wskazaniu z budzetu

ptatnika publicznego.

W scenariuszu nowym przyjeto sytuacje, w ktorej technologia wnioskowana jest refundowana
w leczeniu chorych z hipofosfatemig sprzezong z chromosomem X. W scenariuszu tym lek
bedzie dostepny w programie lekowym i wydawany $wiadczeniobiorcy bezpfatnie. W analizie
uwzgledniono finansowanie tej technologii medycznej w oddzielnej grupie limitowej, zgodnie z

uzasadnieniem wskazanym w zatgczniku (rozdziat 8.1.).

Dla kazdego ze scenariuszy przyjeto 3 mozliwe warianty, zalezne od szacowanej na kolejne
lata, wielkoéci populacji docelowej. Wptyw na budzet ptatnika, wyznaczony zostat jako réznica

pomiedzy tymi scenariuszami.

Wyniki analizy przedstawiono w dwoch wersjach: bez wprowadzenia instrumentéw dzielenia

ryzyka oraz po wprowadzeniu proponowanych instrumentéw dzielenia ryzyka (RSS).

Analizowane scenariusze (istniejgcy, nowy), wersje (z RSS, bez RSS) oraz ich warianty

(minimalny, prawdopodobny, maksymalny) przedstawiono na ponizszym schemacie.
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Rysunek 1.
Mozliwe scenariusze brane pod uwage w analizie wptywu na budzet

Scenariusz istniejacy Scenariusz nowy
brak refundacji technologii refundacja technologii

whioskowanej w wnioskowanej w
analizowanym wskazaniu analizowanym wskazaniu

brak RSS
- wariant minimalny
- wariant prawdopodobny

brak RSS .
- wariant maksymalny

- wariant minimalny

- wariant prawdopodobny
-wariant maksymalny

RSS
- wariant minimalny

- wariant prawdopodobny
- wariant maksymalny

2.5. Populacja

2.5.1. Populacja obejmujaca 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 Crysvita® burosumab wskazany jest w leczeniu:

hipofosfatemii sprzezonej z chromosomem X (ang. X-linked hypophosphataemia, XLH)
u dzieci i mtodziezy w wieku od 1 roku do 17 lat z chorobg kosci potwierdzong w
badaniach radiograficznych oraz u os6b dorostych;

hipofosfatemii sprzezonej z czynnikiem FGF23 w onkogenicznej osteomalaciji
zwigzanej z fosfaturowymi guzami mezenchymalnymi, ktérych nie mozna poddac
leczniczej resekcji albo zlokalizowag, u dzieci i mtodziezy w wieku od 1 roku do 17 lat
oraz u os6b dorostych.
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Tabela 1.
Liczba chorych z XLH w Polsce zgodna ze wskazaniem z ChPL Crysvita® || | Gz

Tabela 2.
Populacja obejmujaca wszystkich chorych, u ktorych technologia wnioskowana moze
zostaé zastosowana — wskazanie hipofosfatemii sprzezonej z chromosomem X

* Wyniki w tabeli przedstawiono w zaokragleniu do petnych jednosci, natomiast w arkuszu kalkulacyjnym
obliczenia wykonano na wartosciach bez zaokraglen — z zwigzku z tym widoczna w tabeli suma nie jest
réwna sumie zaokraglonej liczbie chorych w grupie dzieci oraz zaokraglonej liczbie chorych w grupie
dorostych.

Liczebnos¢ populacji hipofosfatemii sprzezonej z czynnikiem FGF23 w onkogenicznej
osteomalacji zwigzanej z fosfaturowymi guzami mezenchymalnymi oszacowano na podstawie
danych epidemiologicznych z publikacji Abrahamsen 2021. Chorobowo$¢ w badaniu oceniono
wg réznych definicji i w poszczegolnych wariantach wyniosta ona 0,47 na 100 000
mieszkancow (przyjeto za wariant minimalny), 0,70 na 100 000 mieszkancéw (wariant
prawdopodobny) lub 1,25 na 100 000 mieszkancow (wariant maksymalny). Biorgc pod uwage
liczbe Polakéw w wieku od 1 roku (37 328 954 wg Danych GUS — ludnos¢ rezydujgca), liczba

chorych z hipofosfatemig sprzezong z czynnikiem FGF23 w onkogenicznej osteomalacji
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zwigzanej z fosfaturowymi guzami mezenchymalnymi wynosi miedzy 175 a 467, natomiast w

wariancie prawdopodobnym 261.

Biorgc pod uwage zaprezentowang wyzej liczbe chorych w obu zarejestrowanych
wskazaniach, catkowita liczebnos¢ populacji obejmujgcej wszystkich chorych, u ktérych
technologia wnioskowana moze zostaé =zastosowana, ksztattuje sie na poziomie

przedstawionym w ponizszej tabeli.

Tabela 3.
Populacja obejmujaca wszystkich chorych, u ktorych technologia wnioskowana moze
zosta¢ zastosowana — ogétem

Wariant oszacowania Liczba chorych

Minimalny

Prawdopodobny

Maksymalny

2.5.2. Populacja docelowa, wskazana we wniosku

Wskazanie wnioskowane obejmuje wezszg populacje niz zarejestrowane, okreslone w ChPL
Crysvita®. Zawezenie populacji miato na celu wpisanie sie w niezaspokojone potrzeby
wyselekcjonowanych grup chorych. Populacje docelowg dla technologii wnioskowanej
stanowig dzieci i mtodziez w wieku od 1 roku do 17 lat z XLH z chorobg kosci potwierdzong w
badaniach radiograficznych. Populacja docelowa jest dodatkowo ograniczona zawezajgcymi
zapisami wnioskowanego programu lekowego, tj. kryteriami kwalifikacji oraz kryteriami

uniemozliwiajgcymi wigcznie do programu.

Tabela 4.
Liczba chorych z XLH w Polsce spetniajacych kryteria wnioskowanego programu

lekowego [N
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Szczegotowe oszacowania przedstawiono w ponizszej tabeli.

Tabela 5.
Populacja docelowa wskazana we wniosku?

Wariant oszacowania 1. rok refundaciji 2. rok refundaciji

Minimalny
Prawdopodobny
Maksymalny

2.5.3. Populacja, w ktérej technologia wnioskowana jest

obecnie stosowana
Burosumab nie jest aktualnie finansowany z budzetu ptatnika publicznego.

2.5.4. Populacja, w ktoérej wnioskowana technologia bedzie
stosowana przy zatozeniu, ze minister witasciwy do

spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu refundacjaq

Liczebnos¢ populacii, w ktérej wnioskowana technologia bedzie stosowana przy zatozeniu, ze

minister wlasciwy do spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu refundacjg, oszacowano na

2 Wartosci przedstawione w tabeli odzwierciedlajg stan na koniec danego roku analizy.
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Tabela 6.
Liczba chorych rozpoczynajacych leczenie burosumabem w | i Il roku refundacji —

Szczegbtowe oszacowania

przedstawiono w ponizszej tabeli.

Tabela 7.
Liczba chorych stosujacych wnioskowana technologie przy zatozeniu, ze minister
wiasciwy do spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu refundacja?

Wariant oszacowania 1. rok refundaciji 2. rok refundaciji

Minimalny

Prawdopodobny

Maksymalny

Wielko$¢ dostaw burosumabu (leku Crysvita®), konieczng do zastosowania terapii w

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

3 Wartosci przedstawione w tabeli odzwierciedlajg stan na koniec danego roku analizy.
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2.5.5. Populacja, w ktérej wnioskowana technologia bedzie
stosowana przy zalozeniu, ze minister witasciwy do

spraw zdrowia nie wyda decyzji o objeciu refundacjaq

W przypadku braku wydania pozytywnej decyzji refundacyjnej dla burosumabu, lek Crysvita®

nie bedzie stosowany.
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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.).

Tabela 8.
Podsumowanie oszacowan liczebnosci populacji zdefiniowanych w Rozporzadzeniu
MZ w sprawie minimalnych wymagan

Oszacowanie rocznej liczebnosci

populacii Podstawa prawna

Populacja

Populacja obejmujgca wszystkich
chorych, u ktérych technologia
whioskowana moze zostac¢
zastosowana

art. 6 ust. 1 pkt 1 lit. a

Populacja docelowa, wskazana we
wniosku

Populacja, w ktoérej technologia
wnioskowana jest obecnie stosowana

Populacja, w ktorej wnioskowana
technologia bedzie stosowana przy
zalozeniu, ze minister wlasciwy do art. 6 ust. 1 pkt 2

spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu
refundacja

art. 6 ust. 1 pkt 1 lit. b

art. 6 ust. 1 pkt 1 lit. ¢

Populacja, w ktorej wnioskowana
technologia bedzie stosowana przy
zalozeniu, ze minister wlasciwy do art. 6 ust. 1 pkt 4
spraw zdrowia nie wyda decyzji o
objeciu refundacja
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2.6. Analiza kosztow

Kategorie kosztow uwzglednione w analizie wptywu na budzet zaczerpnieto z Analizy
ekonomicznej. Wptyw na wynik koncowy, a wiec na warto$¢ wydatkow inkrementalnych
ptatnika publicznego, majg catkowite koszty roznigce. Catkowite koszty roznigce zdefiniowano
jako koszty wystepujgce w ramach jednego ze scenariuszy, a wiec réznigce oceniane

technologie medyczne.

W analizie z perspektywy ptatnika publicznego uwzgledniono i oceniano nastepujgce kategorie

kosztéw bezposrednich medycznych:

koszty lekow;

koszty kwalifikacji do leczenia w programie lekowym;
koszty monitorowania leczenia,

koszty leczenia bolu i problemdw w poruszaniu;

koszty zabiegow ortopedycznych.

Pozostate kategorie kosztéw bezposrednich uznano za nier6znigce, zaliczajgc je do kategorii
kosztéw wspodlnych. Koszty te (jako koszty wspdlne dla technologii wnioskowanej i technologii
alternatywnych) nie majg istotnego wptywu na wyniki analizy. Nie byty zatem ostatecznie brane
pod uwage w obliczeniach. W ponizszej tabeli wyszczegdlniono poszczegdlne koszty

nierdznigce oraz przedstawiono zasadno$¢ kwalifikacji do kategorii kosztow nieréznigcych.

Tabela 9.
Koszty nieréznigce oceniane technologie medyczne

Kategoria kosztowa Uzasadnienie kwalifikacji

Mozliwos¢ samodzielnej aplikacji lekéw — brak dodatkowych
kosztéw podania (zgodnie z ChPL Crysvita® lekarz moze zaleci¢
pacjentowi, by samodzielnie wykonywat wstrzykniecia sobie lub
Koszty podania lekow dziecku, jednak pierwsze samodzielne wstrzykniecie po
rozpoczeciu leczenia lub zmianie dawki powinno zosta¢ wykonane

w obecnosci pracownika ochrony zdrowia — przyjeto, ze podania
te majg miejsce w ramach wizyt monitorujgcych)

Zatozono, ze przepisanie lekow odbywac sie bedzie w ramach
wizyt monitorujgcych

Koszty przepisania lekéw

W badaniach ocenionych w Analizie klinicznej nie odnotowano
ciezkich zdarzen niepozgdanych zaistniatych w trakcie leczenia
zwigzanych z leczeniem zaréwno w ramieniu wnioskowanej
Koszty leczenia zdarzen interwencji, jak i terapii konwencjonalnej. W przypadku innych

niepozadanych zdarzen niepozgdanych wystepujgcych najczesciej u chorych
leczonych burosumabem (m.in. reakcje w miejscu wstrzykniecia,
nadwrazliwosc¢) przyjeto, ze albo nie generujg one dodatkowego
kosztu albo ich koszt jest pomijalnie maty.
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Poniewaz poszczegdlne 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 zasobéw (dawkowania) oraz cen jednostkowych poszczegdinych

prezentacji lekéw.
2.6.1.1. Dawkowanie

Na podstawie ChPL Crysvita® i wnioskowanego programu lekowego okreslono, ze w populadcji
dzieci i miodziezy burosumab podawany jest w dawce 0,8 mg/kg masy ciata co dwa tygodnie.
Dawki nalezy zaokraglac¢ do najblizszej wielokrotnosci 10 mg. Dawka maksymalna wynosi 90

mg.

Celem oszacowania sredniej masy ciata w poszczegdlnych rocznikach populacji docelowej
uwzgledniono dane GUS dotyczgce sredniej masy ciata chtopcow i dziewczat w wieku od 0 do
14 lat w 2019 r. [Dane GUS — waga oséb w wieku 0-14]. W celu uzupetnienia brakujgcych
danych dla wieku od 15 do 17 lat oszacowano prognozy dla poszczegdlnych rocznikéw tego
przedziatu wiekowego przy zachowaniu proporcji z rozktadu masy ciata w populacji brytyjskiej
[NICE 2018b]. W ten sposdb uzyskano przecietne masy ciata dla kazdego rocznika chtopcéw
i dziewczat w wieku od 1 do 17 lat, ktére nastepnie usredniono przy zatozeniu odsetka kobiet
w populacji chorych na XLH na poziomie 66,7%. Dla tak oszacowanych mas ciata obliczono
pojedynczg dawke burosumabu zaokraglong do najblizszej wielokrotnosci 10 mg, a dla tych
dawek wyznaczono kombinacje fiolek leku Crysvita® zapewniajgcg jak najmniejszg liczbe
wstrzyknie¢. Szczegotowe obliczenia wykonano w arkuszu kalkulacyjnym dotgczonym do

raportu, natomiast podsumowanie przedstawiono w ponizszej tabeli.

Tabela 10.
Dawkowanie leku Crysvita® w zaleznosci od wieku

Masa ciala Dawka Liczba Liczba Liczba Odsetek w
(k) Dawka (mg) zaokraglona fiolek fiolek fiolek populacji
9 (mg) 10 mg 20 mg 30 mg docelowej

11,2 9,0 10,0 1 0 0 5,39%
13,6 10,9 10,0 1 0 0 5,69%

Wiek (lata)
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DEWE] Liczba Liczba Liczba Odsetek w
Dawka (mg) | zaokraglona fiolek fiolek fiolek populacji
(mg) 10 mg 20 mg 30 mg docelowej

Masa ciata

Wiek (lata) (k)

16,2 13,0 10,0 1 0 0 5,91%
18,2 14,6 10,0 1 0 0 6,17%
19,9 15,9 20,0 0 1 0 5,90%
23,3 18,6 20,0 0 1 0 5,70%
26,1 20,9 20,0 0 1 0 5,74%
29,6 23,7 20,0 0 1 0 5,65%
32,3 25,9 30,0 0 0 1 5,93%
36,8 29,5 30,0 0 0 1 5,92%
41,6 33,3 30,0 0 0 1 6,28%
46,1 36,9 40,0 1 0 1 6,52%
50,8 40,6 40,0 1 0 1 6,48%
54,7 43,7 40,0 1 0 1 6,06%
59,2 47,4 50,0 0 1 1 5,76%
63,0 50,4 50,0 0 1 1 5,54%
65,4 52,3 50,0 0 1 1 5,36%

W powyzszej tabeli przedstawiono takze prognozowane odsetki poszczegdélnych rocznikow w
populacji docelowej wyznaczone na podstawie Danych GUS — ludno$¢ rezydujgca. Odsetki te
wraz z kombinacjami fiolek uwzgledniono w oszacowaniu $redniego zuzycia fiolek leku
Crysvita® w ramach pojedynczej dawki burosumabu podawanej co 2 tygodnie w populacji

docelowej.

Tabela 11.
Srednie zuzycie fiolek leku Crysvita® w populacji docelowej w ramach pojedynczej
dawki

Liczba fiolek

2.6.1.2. Ceny poszczegolnych prezentacji

Obecnie lek Crysvita® 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. Przyjeto, ze opakowanie leku Crysvita® 10 mg

roztwor do wstrzykiwan bedzie wyznaczato podstawe limitu w grupie.




MA'_'TA@ Crysvita® (burosumab) w leczeniu hipofosfatemii sprzezonej z 25

chromosomem X — analiza wptywu na system ochrony zdrowia

IBMNORANTLA NOCET

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

Tabela 12.
Ceny leku Crysvita® uwzglednione w analizie (PLN)

Na podstawie wskazanego dawkowania (Sredniego zuzycia fiolek z Tabela 11.) oraz cen leku
Crysvita® (Tabela 12.) wyznaczono $rednioroczny koszt burosumabu. Wartosci wskazano w

ponizszej tabeli.

Tabela 13.
Koszty roczne leczenia burosumabem uwzglednione w analizie podstawowej (PLN)
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2.6.2. Pozostale kategorie kosztowe

W obliczeniach analizy wptywu na budzet wykorzystano oszacowania kosztéw réznigcych
wykonane w ramach Analizy ekonomicznej — doktadny opis sposobu wyznaczenia tych
kosztow znajduje sie w rozdziale 6. Analizy ekonomicznej. W ponizszej tabeli zestawiono
podsumowanie poszczegolnych kategorii kosztow uwzglednionych w analizie wplywu na
budzet.

Tabela 14.
Koszty réznigce — podsumowanie kosztéw ponoszonych przez ptatnika publicznego
Kategoria kosztowa Koszt w skali roku (PLN)
Koszt burosumabu w wariancie z RSS
Koszt burosumabu w wariancie bez RSS
Koszty doustnych fosforanéw i witaminy D*

Koszt kwalifikacji do leczenia w programie lekowym?® 1 436,02

Koszt monitorowania w programie lekowym 1 034,00
Koszt monitorowania leczenia konwencjonalnego |

Koszt leczenia boélu i probleméw w poruszaniu sie |

Koszt zabiegéw ortopedycznych |

2.6.3. Modelowanie kosztow

Koszty w scenariuszu istniejgcym i nowym oszacowano jako iloczyny kosztéw réznigcych
(Tabela 14.) przez odpowiednie liczby chorych leczonych terapig konwencjonalng oraz
burosumabem w | i Il roku analizy. Srednie liczby chorych leczonych terapig konwencjonalng

oraz burosumabem w | i Il roku analizy przedstawiono w ponizszej tabeli.

4W analizie podstawowej przyjeto, ze pacjent w catosci pokrywa koszt witaminy D (alfakalcydolu), zatem
kategoria ta w perspektywie ptatnika publicznego obejmuje w praktyce tylko koszt doustnych
fosforanow. W oszacowaniu sredniej dawki fosforandw przyjeto te same srednie masy ciata oraz odsetki
poszczegolnych rocznikdbw w populacji chorych, ktére uwzgledniono przy szacowaniu dawek
burosumabu (Tabela 10.).

5 Koszt jednorazowy
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Tabela 15.
Srednia liczba chorych leczonych terapig konwencjonalng oraz burosumabem w 1i Il
roku analizy®

Poszczegdlne kategorie kosztowe szacowano w nastepujgcy sposoéb:

koszty technologii wnioskowanej (tylko w scenariuszu nowym) — iloczyn rocznego
kosztu burosumabu (Tabela 14.) oraz sredniej liczby chorych leczonych burosumabem
w danym roku analizy (Tabela 15.);

koszty doustnych fosforanéw i witaminy D — iloczyn rocznego kosztu doustnych
fosforanéw i witaminy D (Tabela 14.) oraz $redniej liczby chorych leczonych
konwencjonalnie w danym roku analizy (Tabela 15.);

koszty kwalifikacji do leczenia w programie lekowym (tylko w scenariuszu nowym) —
iloczyn kosztu kwalifikacji do leczenia w programie lekowym (Tabela 14.) oraz liczby
chorych rozpoczynajacych leczenie burosumabem w danym roku analizy (Tabela 7.%);
koszty monitorowania leczenia — suma iloczynoéw rocznych kosztéw monitorowania (w

programie lekowym oraz leczenia konwencjonalnego (Tabela 14.) przez srednie liczby

6 Uwaga — w Tabela 5. i Tabela 7. przedstawiono liczby wg stanu na koniec roku analizy, natomiast w
Tabela 15. wartosci usrednione w skali roku.

7 Liczba chorych rozpoczynajgcych leczenie w | roku analizy jest réwna liczbie chorych leczonych w |
roku, natomiast liczba chorych rozpoczynajgcych leczenie w Il roku analizy jest rébwna réznicy liczby
leczonych w Il'i | roku.
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chorych leczonych (burosumabem oraz konwencjonalnie) w danym roku analizy
(Tabela 15.);

koszty leczenia bolu i probleméw w poruszaniu sie — iloczyn rocznego kosztu leczenia
bolu i problemoéw w poruszaniu sie (Tabela 14.) oraz $redniej liczby chorych leczonych
burosumabem lub konwencjonalnie w danym roku analizy (Tabela 15.)8;

koszty zabiegow ortopedycznych — iloczyn rocznego kosztu zabiegéw ortopedycznych
(Tabela 14.) oraz $redniej liczby chorych leczonych burosumabem Ilub
konwencjonalnie w danym roku analizy (Tabela 15.)°

2.7. Podsumowanie danych wejsciowych

Podsumowanie danych wejsciowych przedstawiono w ponizszej tabeli.

8 W przypadku wszystkich chorych leczonych konwencjonalnie uwzgledniono koszt leczenia bélu i
probleméw w poruszaniu sie, natomiast w przypadku terapii burosumabem

9 Uwzgledniono to samo zatozenie dotyczgce naliczania kosztéw, ktére uwzgledniono w przypadku
kosztoéw leczenia bdlu i problemdéw w poruszaniu sie.
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Tabela 16.

Dane wejsciowe uwzgledniane w analizie wptywu na budzet

Parametr

Horyzont czasowy analizy

Poczatek horyzontu czasowego analizy

Liczebnos¢ populacji docelowej

Liczebnos¢ populacji, w ktorej
wnioskowana technologia bedzie
stosowana

Okres po ktorym leczenie
burosumabem rozpocznie 90%
populacji prognozowanej na | rok
analizy (w miesigcach)

Wartosé
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

Zrédta danych
dla wartosci
parametru

Rozdziat 2.2.

1 styczen 2024

n/d

n/d

Rozdziat 2.5.2.

min,
max

Rozdziat 2.5.2.

Rozdziat 2.5.2.

Rozdziat 2.5.4.

min,
max

Rozdziat 2.5.4.

Rozdziat 2.5.4.

Min

max

W zwigzku ze stanem chorych czekajgcych na aktywne
leczenie XLH przyjeto, ze rozpoczng oni leczenie stosunkowo
szybko po objeciu refundacjg burosumabu.

Analiza podstawowa: wariant, w ktérym 90% populacji
prognozowanej na | rok analizy rozpocznie leczenie BUR w
ciggu pierwszych 3 miesiecy refundacji, a pozostate 10%
populacji w réwnych proporcjach w ciggu pozostatych 9
miesiecy | roku analizy.

Warto$¢ min: wariant, w ktorym 90% populacji prognozowanej
na | rok analizy rozpocznie leczenie BUR w ciggu pierwszego
miesigca refundacji, a pozostate 10% populacji w ciggu
pozostatych 11 miesiecy | roku analizy.

Warto$¢ max: wariant, w ktéorym 90% populacji
prognozowanej na | rok analizy rozpocznie leczenie BUR w
ciggu pierwszych 6 miesiecy refundacji, a pozostate 10%
populacji w ciggu pozostatych 6 miesiecy | roku analizy.

Zatozenie

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

Wartos¢
parametru z

Parametr :
analizy

podstawowej

Odsetek chorych leczonych BUR w
populacji spetniajacych kryteria
kwalifikacji do programu lekowego

analiza
podstawowa

alter 100%

Liczba dni w roku

Pozostate parametry

Uzasadnienie przyjetego zakresu zmiennosci

Analiza podstawowa: Liczbe chorych stosujacych BUR w
horyzoncie czasowym analizy oszacowano na podstawie

I <cnak-e liczba ta jest mniejsza niz liczba
chorych spetniajacych kryteria kwalifikacji do programu
lekowego
Wariant alter: Hipotetyczny wariant, w ktérym po osiggnieciu
stabilizacji rynkowej 100% chorych spetniajgcych kryteria
kwalifikacji do programu lekowego bedzie leczonych
burosumabem

n/d

Zrédta danych
dla wartosci
parametru

Zatozenie

Odsetek kobiet

Analiza ekonomiczna

Analiza

max 70.3% ekonomiczna
Zgodnie z zapisami wnioskowanego programu lekowego w
Maksymalny wiek leczenia BUR 17 n/d n/d ramieniu BUR chorzy przyjmujg lek do ukonczenia 18 r.z. (tj. Zatozenie
wieku ukonczonych 17 lat)

Zalecana dawka poczatkowa u dzieci i mtodziezy w wieku od

Dawka standardowa BUR (mg/kg m.c.) 0,80 n/d n/d L ro_ku do_17 lat to 0,8'mg/kg masy C'.ab co dwa tygpdnle. ChPL Crysvita®
Dawki nalezy zaokragla¢ do najblizszej wielokrotno$ci 10 mg.

Dawka maksymalna wynosi 90 mg.
Dawka dobowa alfakalcydolu u dzieci i
miodziezy (mcg/kg m.c.) Analiza

Dawka dobowa elementarnego fosforu
u dzieci i mtodziezy (mg/kg m.c.)

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

Wartos¢
parametru z

Parametr :
analizy

podstawowej

Dawka dobowa kalcytriolu u dzieci i

Uzasadnienie przyjetego zakresu zmiennosci

Analiza ekonomiczna

Zrédta danych
dla wartosci
parametru

Analiza

e
]
DDD dla burosumabu (mg) 25 n/d nid n/d Analiza
ekonomiczna
. . Analiza
Masa atomowa fosforu 30,974 n/d n/d Analiza ekonomiczna ekonomiczna
Masa czasteczki diwodorofosforanu 119,977 n/d n/d Analiza ekonomiczna Anall_za
sodu ekonomiczna
Masa czasteczki wodorofosforanu 141,959 n/d n/d Analiza ekonomiczna Anall_za
sodu ekonomiczna
Masa czasteczki diwodorofosforanu 136,086 n/d n/d Analiza ekonomiczna Analiza

potasu

Parametry kosztowe (perspektywa ptatnika publicznego)

ekonomiczna

VAT 8% n/d nid nid Ustawa o
refundacji
Marza hurtowa 5% n/d nid nid Ustawa o
refundacji
ita®
Lek bedacy podstawg limitu w grupie C%Smtg n/d n/d n/d Zatozenie
AL e (B 2 2 L 3490,00 n/d n/d Analiza ekonomiczna Anallga
(PLN) ekonomiczna
Odptatnos¢ za lek recepturowy dla 17,50 n/d n/d Analiza ekonomiczna Analiza

pacjenta (PLN)

ekonomiczna
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Parametr

Marza detaliczna dla lekow
recepturowych

llos¢ leku recepturowego w postaci
roztworu, ktérego dotyczy odptatnosé
ryczattowa (g)

Koszt wykonania leku recepturowego
(PLN)

Koszt fosforu w ramach mieszanki
fosforowej recepturowej (PLN/g)

Wartos¢
parametru z
analizy
podstawowej

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

Uzasadnienie przyjetego zakresu zmiennosci

Analiza ekonomiczna

Zrédta danych
dla wartosci
parametru

Analiza
ekonomiczna

Analiza ekonomiczna

Analiza
ekonomiczna

Analiza ekonomiczna

Analiza ekonomiczna

Analiza
ekonomiczna

Analiza
ekonomiczna
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Parametr

Koszt fosforu w ramach produktu
Reducto Spezial (PLN/g)

Koszt alfakalcydolu (PLN/mcg)

Koszt kalcytriolu (PLN/mcqQ)

Koszt kwalifikacji do leczenia w
programie lekowym (PLN)

Koszt monitorowania w programie
lekowym - ryczalt roczny (PLN)

Wartosé¢
parametru z

podstawowej

analizy

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

Uzasadnienie przyjetego zakresu zmiennosci

Zrédta danych
dla wartosci
parametru

4,85 n/d n/d Analiza ekonomiczna Analiza
ekonomiczna

0,00 alter 4,50 Analiza ekonomiczna Analiza
ekonomiczna

. . Analiza
0,00 n/d n/d Analiza ekonomiczna ekonomiczna

1436,02 alter 1 480,02 Analiza ekonomiczna Analiza
ekonomiczna

min 946,00 .

1 034,00 Analiza ekonomiczna Analiza

1122,00 ekonomiczna

Analiza ekonomiczna

Przyjecie wartosci alternatywnych testowano fgcznie w
ramach obszaru modelowanego jako "Zrédto listy
badan/zabiegéw wchodzgcych w sktad monitorowania
leczenia konwencjonalnego, leczenia bolu i probleméw z
poruszaniem sie, zabiegéw ortopedycznych".

Analiza
ekonomiczna
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Tabela 17.
Scenariusze analizy podstawowej i analizy wrazliwosci

Scenariusz analiz Scenariusz rozpatrywany w Zrédta danych
zy ozpatrywany w Uzasadnienie scenariuszy dla modelowania

podstawowej ramach analizy wrazliwosci .
scenariuszy

dane brytyjskie

Obszar modelowania

Analiza

Analiza ekonomiczna :
ekonomiczna

Analiza

Zrédto danych dla rozktadu masy
dane GUS alter ;
ekonomiczna

ciala w populacji chorych z XLH

Analiza ekonomiczna

Zrédo listy badan/zabiegéw
wchodzacych w sktad monitorowania
leczenia konwencjonalnego, leczenia analiza podstawowa
bolu i probleméw z poruszaniem sie,
zabiegow ortopedycznych

alter 1

Analiza

Analiza ekonomiczn :
allza ekonomiczna ekonomiczna

Analiza

Analiza ekonomiczna :
ekonomiczna

Analiza

Analiza ekonomiczna :
ekonomiczna

Analiza

Analiza ekonomiczna :
ekonomiczna
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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. Wydatki te bedg

sie rozni¢ w zaleznosci od przyjetego scenariusza oraz jego wariantu.
2.8.1. Aktualne wydatki budzetowe

Aktualne wydatki budzetowe zwigzane z leczeniem populacji docelowej oszacowano, biorgc
pod uwage udzialy w rynku poszczegodlnych technologii medycznych oraz koszty ich
stosowania analogicznie jak dla scenariusza istniejgcego. Uwzgledniono catkowite koszty
réznigce wyznaczone w wariancie prawdopodobnym dla | roku analizy (2024 r.) pomniejszone
o réznice kosztéw pomiedzy Il rokiem (2025 r.) a | rokiem analizy — uzyskano w ten sposoéb

szacunkowe koszty dla roku 2023. Obliczone w ten sposéb aktualne wydatki budzetowe

wynosza okot [N

Obecnie burosumab nie jest stosowany w analizowanej populacji chorych. Koszt leku jest
zatem zerowy.

2.8.2. Prognozowane wydatki budzetowe

Wyniki analizy przedstawiono w uwzglednianym horyzoncie czasowym z perspektywy ptatnika
publicznego. Dodatkowo wyniki przedstawiono z uwzglednieniem lub nie instrumentow
dzielenia ryzyka (wersja z RSS, wersja bez RSS) oraz w wariantach (minimalny,

prawdopodobny, maksymalny).
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Tabela 18.
Wyniki analizy wplywu na budzet z perspektywy ptatnika publicznego z uwzglednieniem RSS
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Tabela 19.
Wyniki analizy wplywu na budzet z perspektywy ptatnika publicznego bez uwzglednienia RSS
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3. Analiza wrazliwosci

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

na wyniki analizy przyjecia przez te parametry wartosci ekstremalnych.

W ramach analizy wrazliwosci wykonano rowniez analize scenariuszy, w przypadku ktorej
testowano alternatywne zatozenia dla modelowania kosztéw lub tez testowano przyjmowanie

alternatywnych wartosci przez wiele parametréw jednoczes$nie.

Parametry uzyte w analizie wrazliwosci oraz warianty testowane w analizie scenariuszy, wraz
Zz zakresem zmiennosci, zrédtem danych oraz uzasadnieniem zakreséw zmiennosci,

wskazano w rozdziale 2.7.
Wyniki analizy wrazliwosci przedstawiono w ponizszych tabelach.

Nalezy podkresli¢, ze przy zmianie jakiegokolwiek parametru/scenariusza wnioskowanie z

analizy nie ulega zmianie.
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Tabela 20.
Wyniki analizy wrazliwosci w zaleznosci od wariantu z perspektywy ptatnika publicznego w wersji z RSS
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Tabela 21.
Wyniki analizy wrazliwosci w zaleznosci od wariantu z perspektywy ptatnika publicznego w wersji bez RSS
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4. Wplyw na organizacje udzielania swiadczen

Decyzja dotyczgca refundacji leku Crysvita® w leczeniu chorych z hipofosfatemig sprzezong z

chromosomem X nie spowoduje nowych konsekwencji w organizacji udzielania swiadczen.

W zwigzku z powyzszym w wyniku rozpoczecia finansowania ocenianej technologii medycznej
nie wystgpi konieczno$¢ dodatkowych szkoleh personelu medycznego czy tez tworzenia
nowych wytycznych okreslajgcych sposdb podawania leku. Objecie refundacjg technologii
wnioskowanej nie bedzie zatem miec istotnego wptywu na organizacje udzielania swiadczen

zdrowotnych.
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5. Aspekty etyczne i spoteczne

Whioskowana populacja chorych odznacza sie szczegodlnie niekorzystnym rokowaniem.
Brakuje zdefiniownych standardéw postepowania i istnieje duza niezaspokojona potrzeba
spoteczna na wprowadzenie skutecznej terapii. Dotychczas stosowane leczenie przy pomocy
terapii konwencjonalnej nie moze zostaé uznane za satysfakcjonujgce. Terapia
konwencjonalna stuzy jedynie zrekompensowaniu utraty fosforanow w nerkach,
przeciwdziataniu niedoborowi witaminy D oraz zapobieganiu wtdérnej nadczynnosci
przytarczyc, nie ma jednak wplywu na patofizjologie choroby. Korzysci kliniczne wynikajgce z
konwencjonalnego leczenia w dziecinstwie sg nieoptymalne, a przy niekontrolowanej
przewlektej hipofosfatemii nastepstwa choroby postepujg w dluzszej perspektywie. W
przebiegu choroby dochodzi do rozwiniecia szeregu powikiah, a chorzy majg znacznie
obnizong jakos¢ zycia i wiekszo$¢ z nich codziennie doswiadcza bélu. W efekcie
spoteczenstwo obcigzone jest istotnymi kosztami utraty produktywnosci. Koszty te sg tym
wyzsze im mniej skutecznie prowadzona jest terapia tych chorych. Obecnie chorzy nie majg
zagwarantowanego dostepu do skutecznej metody leczenia, przez co koszty spoteczne sg

eskalowane. Refundacja burosumabu pomoze ograniczy¢ te koszty.

Stosowanie burosumabu prowadzi do prawidtowego wchtaniania fosforanéw, co oznacza, ze
dzieki unikalnemu mechanizmowi dziatania leczona jest przyczyna choroby, a nie wytgcznie
jej objawy. Lek podawany jest w formie zastrzykéw dwa razy w miesigcu. Wyklucza to
koniecznos¢ podawania mieszanki fosforowej i witaminy D, co istotnie odcigza nerki, a zatem
eliminuje ryzyko niewydolnosci nerek. Terapia produktem leczniczym Crysvita® odznacza sie
korzystnym profilem bezpieczehstwa i udowodniong skutecznoscig, tym samym stanowi
odpowiedz na niezaspokojong potrzebe leczniczg w analizowanej populacji chorych oraz

potencjalng zmiane standardu postepowania w obecnym leczeniu chorych z XLH.

Decyzja dotyczgca objecia refundacjg produktu Crysvita® dotyczy wytgcznie chorych
kwalifikujgcych sie do programu lekowego, a zatem chorych spetniajgcych wszystkie kryteria
wigczenia, co zapewnia, ze technologia bedzie stosowana w populacji chorych, u ktorych

spodziewane sg najwieksze korzysci kliniczne.

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

wymogow zwigzanych z rozpoczeciem leczenia.
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Ponizsza tabela przedstawia ocene aspektdéw spotecznych i etycznych dotyczgcag stosowania

technologii wnioskowanej w omawianym wskazaniu.

Tabela 22.
Aspekty spoteczne i etyczne

Warunek Wartosé

Czy i ktére grupy pacjentdow mogg by¢ faworyzowane na skutek zatozen przyjetych w Zadne
analizie ekonomicznej;

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 Tak
ktérych nie ma obecnie dostepnej zadnej metody leczenia.

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

w tym:

wptywac na poziom satysfakcji pacjentdow z otrzymywanej opieki medycznej; Nie
grozi¢ niezaakceptowaniem postepowania przez poszczegolnych chorych; Nie
powodowac lub zmienia¢ stygmatyzacje; Nie
wywotywac¢ ponadprzecietny lek; Nie
powodowac dylematy moralne; Nie
stwarzaé problemy dotyczace ptci lub rodzinne. Nie
Geycecy doycane omvazanj teomologl: ]

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
koniecznos¢ szczegdinego informowania pacjenta lub uzyskiwania jego zgody; Nie
pqtrzet_)a ;apewnie_pia pacjer_wtowi prawa do poszanowania godnosci i intymnosci oraz Nie
tajemnicy informacji z nim zwigzanych;

potrzeba uwzgledniania indywidualnych preferenc;ji, potrzeba czynnego udziatu pacjenta Nie

w podejmowaniu decyzji o wyborze metody postepowania.
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6. Ograniczenia

W niniejszej analizie w oszacowaniach wielkosci populacji docelowej oraz populacji leczonej

technologia wnioskowang uwzgledniono [
-
-
I Tok jak  kazde

oszacowanie réwniez to przedstawione w niniejszej analizie jest obarczone niepewnoscia.
Wykorzystano jednak najlepsze dostepne dane celem uzyskania najbardziej wiarygodnych

wynikow.

Jednym z gtébwnych ograniczen analizy jest niepewnosc¢ dotyczgca tempa, w jakim chorzy
leczeni aktualnie konwencjonalnie i czekajgcy na aktywng terapie dzialajacg na przyczyne
choroby (takg jak burosumab), bedg rozpoczynaé¢ terapie lekiem Crysvita® po objeciu go
refundacjg. Przyjeto jednak konserwatywne zatozenie, ze chorzy rozpoczng leczenie
burosumabem stosunkowo szybko. W analizie podstawowej uwzgledniono wariant, w ktérym
90% populacji prognozowanej na | rok analizy rozpocznie leczenie BUR w ciggu pierwszych 3
miesiecy refundacji, a pozostate 10% populacji w réwnych proporcjach w ciggu pozostatych 9
miesiecy | roku analizy. W zwigzku z niepewnoscig dotyczgcg wspomnianego tempa oraz jego
znaczacy wptyw na wyniki wydatki inkrementalne, testowano alternatywne warianty w analizie

scenariuszy.

W analizie zatozono ponadto, ze technologia wnioskowana finansowana bedzie w ramach
odrebnej grupy limitowej zgodnie z uzasadnieniem wskazanym w rozdziale 8.1. Podstawe
limitu w tej grupie limitowej stanowi¢ bedzie opakowanie leku Crysvita® 10 mg roztwér do

wstrzykiwan.

Dla parametrow, ktére w najwiekszym stopniu obarczone sg niepewnoscig i majg potencjalnie

najwiekszy wplyw na wyniki, przeprowadzono analize wrazliwo$ci oraz analize scenariuszy.
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7. Podsumowanie i wnioski koncowe

Celem niniejszej analizy bylo oszacowanie wydatkow ptatnika publicznego w przypadku
podjecia pozytywnej decyzji o finansowaniu ze $rodkéw publicznych leku Crysvita®

(burosumab) w leczeniu chorych z hipofosfatemig sprzezong z chromosomem X.

Populacje docelowg dla technologii wnioskowanej zgodnie z przedtozonym wnioskiem i
Analizg kliniczng stanowig chorzy z hipofosfatemig sprzezong z chromosomem X — dzieci i
miodziez w wieku od 1 roku do 17 lat z chorobg kosci potwierdzong w badaniach
radiograficznych (populacja docelowa jest dodatkowo ograniczona zawezajgcymi zapisami

wnioskowanego programu lekowego).
Wplyw na system ochrony zdrowia okreslono w odniesieniu do nastepujacych obszaréw:

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 swiadczen,;

etycznych i spotecznych;

Analize wykonano dla okresu 2-letniego, ktory stanowi horyzont czasowy analizy. Elementy
analizy wptywu na budzet objety: estymacje populacji docelowej i estymacje populacji, w ktorej
whnioskowana technologia bedzie stosowana oraz analize kosztowg. Wynikiem analizy wptywu
na budzet jest réznica pomiedzy rozpatrywanymi scenariuszami wyrazona inkrementalnymi

wydatkami ptatnika publicznego.

Wptyw na organizacje udzielania swiadczen zdrowotnych oraz aspekty etyczne i spoteczne

zostaty okreslone zgodnie z metodykg zaproponowang w Wytycznych AOTMIT.

Oszacowanie populacji

Liczebnos¢ w 1. roku Liczebnos$¢ w 2. roku
refundaciji refundaciji

Prognozowana faczna liczba chorych w populacji docelowej
Minimalny ‘

Prawdopodobny H

Maksymalny ‘

Prognozowana taczna liczba chorych leczonych z wykorzystaniem leku Crysvita®

|

Wariant populacji

Minimalny
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Liczebnos¢ w 1. roku Liczebnos$¢ w 2. roku

Wariant populacji refundacji refundacji

Prawdopodobny

Maksymalny

Bezposrednig konsekwencjg decyzji refundacyjnej bedzie uksztattowanie sie w Polsce nowej
praktyki klinicznej leczenia chorych. Rozszerzone zostanie spektrum terapeutyczne, w
zwigzku z czym lekarze, ktérzy dotychczas mogli zastosowac¢ jedynie terapie konwencjonalng,
teraz bedg mogli skorzysta¢ rowniez z terapii lekiem Crysvita®. W konsekwencji finansowanie
leku Crysvita® zapewni chorym z hipofosfatemig sprzezong z chromosomem X dostep do

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

Refundacja technologii wnioskowanej spowoduje | EGTGCNGEEEE

Nalezy jednak pamietaé, ze terapia konwencjonalna nie ma wptywu na patofizjologie choroby.
Korzysci kliniczne wynikajgce z konwencjonalnego leczenia w dziecinstwie sg nieoptymalne,
a przy niekontrolowanej przewlektej hipofosfatemii nastepstwa choroby postepujg w diuzszej
perspektywie. W przebiegu choroby dochodzi do rozwiniecia szeregu powiktan, a chorzy majg
znacznie obnizong jako$c¢ zycia, stad tak wazne jest objecie finansowaniem burosumabu, ktory
prowadzi do prawidtowego wchianiania fosforandw, zatem leczona jest przyczyna choroby, a

nie wyfgcznie jej objawy.

Majgc na uwadze racjonalizacje Srodkéw w ochronie zdrowia oraz wychodzgc naprzeciw
oczekiwaniom Ministerstwa Zdrowia oraz Narodowego Funduszu Zdrowia w zakresie

refundacji lekdw, Wnioskodawca proponuje zawarcie umowy podziatu ryzyka (RSS).

Dodatkowo w analizie wskazano, ze w przypadku pozytywnej decyzji dotyczgcej refundaciji
leku Crysvita® nalezy oczekiwac duzej korzy$ci zdrowotnej dla waskiej grupy chorych, dlatego
tez finansowanie technologii jest etycznie i spotecznie uzasadnione. Ponadto decyzja

refundacyjna nie spowoduje nowych konsekwencji w organizacji udzielania Swiadczen.

Konkludujgc nalezy oczekiwa¢, ze finansowanie leku Crysvita® przyczyni sie do znaczace;
poprawy sytuacji chorych z hipofosfatemig sprzezong z chromosomem X w Polsce, co jest
jednym z priorytetow zdrowotnych Ministerstwa Zdrowia (zgodnie z Rozporzgdzeniem Ministra

Zdrowia w sprawie priorytetow zdrowotnych).
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8. Zalaczniki

8.1. Uzasadnienie utworzenia odrebnej grupy limitowej

dla technologii wnioskowanej

Na podstawie art. 15 Ustawy o refundacji nalezy stwierdzi¢, ze leku Crysvita® nie mozna
zakwalifikowa¢ do zadnej z obecnie istniejgcych grup limitowych. Lek ten nie spetnia kryteriéw
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, zgodno$ci wskazah i przeznaczen, tej samej

skutecznosci w poréwnaniu do jakiegokolwiek innego obecnie refundowanego preparatu.

Technologie medyczne zawierajgce w swym sktadzie burosumab nie sg obecnie refundowane
z budzetu ptatnika publicznego. W zwigzku z tym objecie refundacjg leku Crysvita® moze
nastgpi¢ tylko w drodze utworzenie nowej grupy limitowej ze wzgledu na fakt, ze wszystkie
substancje czynne stosowane w ramach programu lekowego sg refundowane w ramach

oddzielnych grup limitowych.

Zgodnie z zapisami art. 15 ust. 3 pkt 1 i 3 Ustawy o refundacji: ,po zasiegnieciu opinii Rady
Przejrzystosci, opierajgcej sie w szczegolnosci na porownaniu wielkosci kosztéw uzyskania
podobnego efektu zdrowotnego lub dodatkowego efektu zdrowotnego, dopuszcza sie
tworzenie: odrebnej grupy limitowej, w przypadku gdy droga podania leku lub jego postaé
farmaceutyczna w istotny sposéb ma wptyw na efekt zdrowotny lub dodatkowy efekt zdrowotny
[...] odrebnej grupy limitowej dla srodkow spozywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego, jezeli zawartos¢ sktadnikéw odzywczych w istotny sposdb wptywa na efekt
zdrowotny lub dodatkowy efekt zdrowotny”. W zwigzku z tym, ze wnioskowany produkt jest
lekiem, nie zachodzg zapisy art. 15 ust. 3 pkt 3 dotyczgce srodkow spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego. Zapisy art. 15 ust. 3 pkt 1 zachodza, poniewaz droga podania
leku Crysvita® (wstrzykniecia podskorne) wptywa na efekt zdrowotny wzgledem dotychczas
stosowanej terapii konwencjonalnej, ktora istotnie obcigza nerki (stosowanie wnioskowanej

interwencji eliminuje zatem ryzyko niewydolnosci nerek).

Zatozono, ze podstawe limitu w nowoutworzonej grupie limitowej stanowi¢ bedzie opakowanie

leku Crysvita® 10 mg roztwér do wstrzykiwan.
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8.2. Sprawdzenie zgodnosci analizy z minimalnymi

wymaganiami opisanymi w Rozporzadzeniu MZ

w sprawie minimalnych wymagan

Tabela 23.
Check-lista zgodnosci analizy wptywu na system ochrony zdrowia z minimalnymi
wymaganiami przedstawionymi w Rozporzadzeniu MZ w sprawie minimalnych
wymagan

Nr ‘ Zadanie Tak/Nie/nie dotyczy

1.

Oszacowanie rocznej liczebnosci populacji

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 ktorej 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 $wiadczen ze srodkéw publicznych,
ponoszonych na leczenie pacjentéw 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 pacjentéw w
stanie klinicznym wskazanym we wniosku przy zatozeniu, ze
minister wiasciwy 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 swiadczen ze srodkow
publicznych, jakie bedg ponoszone na leczenie pacjentow w
stanie klinicznym wskazanym we wniosku, przy zatozeniu, ze
minister wiasciwy do spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu
refundacjg lub podwyzszeniu ceny

TAK, rozdziat 2.8.2.

4.1.

z wyszczegolnieniem sktadowej wydatkow stanowigcej
refundacje ceny wnioskowanej technologii,

TAK, rozdziat 2.8.2.

Oszacowanie dodatkowych wydatkéw podmiotu
zobowigzanego do finansowania $wiadczen 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

6. wydatkéw podmiotu zobowigzanego do finansowania
Swiadczenh ze Srodkéw publicznych

Minimalny i maksymalny wariant oszacowania dodatkowych

Tak/Nie/nie dotyczy

TAK, rozdziat 2.8.2.

dokonano oszacowan analizy oraz prognoz

Zestawienie tabelaryczne warto$ci, na podstawie ktérych

TAK, rozdziat 2.7.

oszacowan analizy oraz prognoz

Wyszczegolnienie zatozen, na podstawie ktorych dokonano

TAK, rozdziat 2.7.

wyszczegolnienie zatozenh dotyczgcych kwalifikacii

9.1. | wnioskowanej technologii do grupy limitowej i wyznaczenia

podstawy limitu

TAK, rozdziat 8.1.

Do analizy dotgczono dokument elektroniczny, umozliwiajgcy

10. powtdrzenie wszystkich kalkulacji oraz prognoz TAK
Oszacowan analizy oraz prognoz dokonano w horyzoncie

11. o . . TAK
czasowym wiasciwym dla analizy wptywu na budzet

12. Oszacowan oraz prognoz w analizie dokonano w TAK

szczegolnosci na podstawie rocznej liczebnosci populacii

w analizie wptywu na budzet przedstawiono dodatkowy

12.1. | oinne dane

(w przypadku braku wiarygodnych oszacowan rocznej
liczebnosci populacji)

wariant, w ktérym oszacowania i prognozy uzyskano w oparciu

n/d, obliczenia w analizie
przeprowadzono na podstawie
oszacowania liczebno$ci populacji

Oszacowania analizy oraz prognozy przedstawiono w
nastepujacych wariantach

e z uwzglednieniem proponowanego instrumentu dzielenia

13. ryzyka (jezeli wnioskowane warunki objecia refundacjg TAK

ryzyka

obejmujg instrumenty dzielenia ryzyka),
e bez uwzglednienia proponowanego instrumentu dzielenia

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

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

e w art. 15 ust. 2. 15 ust. 3 pkt 2 Ustawy o refundacji

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

TAK, rozdziat 8.1.
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8.3. Liczba opakowan technologii wnioskowanej'°

Tabela 24.
Okreslenie wielkosci dostaw technologii wnioskowanej w przypadku objecia
refundacja, wyrazonej w liczbie opakowan leku Crysvita® 10 mg (w miesiecznych
okresach)

Tabela 25.
Okreslenie wielkosci dostaw technologii wnioskowanej w przypadku objecia
refundacja, wyrazonej w liczbie opakowan leku Crysvita® 20 mg (w miesiecznych
okresach)

10 W tabelach dotyczgcych wielkosci dostaw technologii wnioskowanej zaprezentowano oszacowania
zaokraglone do petnej liczby opakowan. W arkuszu kalkulacyjnym obliczenia wykonano na wartosciach
bez zaokraglen, z zwigzku z czym sumy dla 1 lub 2 roku widoczne w zaprezentowanych tabelach nie
zawsze sg sumami zaokragglonych wartosci wyznaczonych dla poszczegolnych miesiecy
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Tabela 26.
Okreslenie wielkosci dostaw technologii wnioskowanej w przypadku objecia
refundacja, wyrazonej w liczbie opakowan leku Crysvita® 30 mg (w miesiecznych
okresach)
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9. Spis tabel

Tabela 1. Liczba chorych z XLH w Polsce zgodna ze wskazaniem z ChPL Crysvita® —

Tabela 2. Populacja obejmujgca wszystkich chorych, u ktérych technologia wnioskowana
moze zostal zastosowana — wskazanie hipofosfatemii sprzezonej z
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Tabela 3. Populacja obejmujgca wszystkich chorych, u ktérych technologia wnioskowana

moze zostaC zastosowana — OGAEM ...........uuuuruiiiiiiiiiiiiiiiiiiiiiiiiee s

Tabela 4. Liczba chorych z XLH w Polsce spetniajgcych kryteria wnioskowanego

programu lekowego [ HIEGTcTcTcTNNEEGEGEGNGNGNNN

Tabela 5. Populacja docelowa wskazana We WNIOSKU .........coieeerriieiiiiiiinneeeereeiiiiiinanseeeeeeennnes

Tabela 6. Liczba chorych rozpoczynajgcych leczenie burosumabem w | i Il roku refundacji

Tabela 7. Liczba chorych stosujgcych wnioskowang technologie przy zatozeniu, ze

minister wtasciwy do spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu refundacja........

Tabela 8. Podsumowanie oszacowan liczebnosci populacji zdefiniowanych w

Rozporzgdzeniu MZ w sprawie minimalnych wymagan ..............c...cccccceeeuee.
Tabela 9. Koszty nierdznigce oceniane technologie medyczne ...........cccccvvvvvviviiiiiiiiiinnnnnnn.
Tabela 10. Dawkowanie leku Crysvita® w zalezno$ci 0d WiekuU.............cocvveeeeieeeciieeeeieeeeennen.

Tabela 11. Srednie zuzycie fiolek leku Crysvita® w populacji docelowej w ramach
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Tabela 12. Ceny leku Crysvita® uwzglednione w analizie (PLN)............cccceovvieeiiieeecieeenee.

Tabela 13. Koszty roczne leczenia burosumabem uwzglednione w analizie podstawowe;j
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10. Spis rysunkéw

Rysunek 1. Mozliwe scenariusze brane pod uwage w analizie wptywu na budzet
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