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Indeks skrótów 

AE 
Zdarzenie(a) niepożądane 
(Adverse event(s)) 

AOTMiT Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji 

ASCT 
Autologiczne przeszczepienie krwiotwórczych komórek macierzystych / komórek 
macierzystych szpiku 
(Autologous Stem Cell Transplantation)  

BIA 
Analiza wpływu na budżet 
(Budget Impact Analysis) 

ChPL Charakterystyka produktu leczniczego 

DARA Daratumumab 

DRd Daratumumab, lenalidomid, deksametazon 

DVd Daratumumab, bortezomib, deksametazon 

ECOG 
Skala sprawności 
(Eastern Cooperative Oncology Group) 

HR 
Ryzyko względne  
(Hazard Ratio) 

HTA 
Ocena technologii medycznych 
(Health Technology Assesment) 

KRN Krajowy Rejestr Nowotworów 

MM 
Szpiczak plazmocytowy / szpiczak mnogi 
(Multiple Myeloma) 

MZ Ministerstwo Zdrowia 

NFZ Narodowy Fundusz Zdrowia 

PFS 
Przeżycie wolne od progresji 
(Progression-Free Survival) 

PL Program lekowy 

Rd Lenalidomid, deksametazon 
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RSS 
Umowa podziału ryzyka 
(Risk Sharing Scheme) 

VRd Bortezomib, lenalidomid, deksametazon 

VTd Bortezomib, talidomid, deksametazon 
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Streszczenie 

 Cel 

Celem analizy wpływu na budżet jest określenie przewidywanych wydatków płatnika publicznego (NFZ, 

Narodowy Fundusz Zdrowia) i pacjentów w przypadku podjęcia pozytywnej decyzji o finansowaniu ze środków 

publicznych produktu leczniczego daratumumab (Darzalex®) stosowanego w schemacie DRd w leczeniu 

dorosłych pacjentów z uprzednio nieleczonym szpiczakiem plazmocytowym (MM) o stanie sprawności wg ECOG 

0-2, którzy nie kwalifikują się do autologicznego przeszczepienia komórek macierzystych (ASCT, ang. autogenic 

stem cell transplantation).  

 Metodyka 

Analizę przeprowadzono z perspektywy płatnika publicznego oraz z perspektywy wspólnej płatnika i pacjentów 

przy uwzględnieniu współpłacenia za leki. Kosztami różnicującymi wyniki z perspektywy NFZ oraz łącznej 

perspektywy NFZ i pacjentów przy uwzględnieniu współpłacenia za leki są koszty deksametazonu stosowanego 

w ramach leczenia schematami DRd, Rd oraz VRd, a także w ramach niektórych schematów stosowanych w 

kolejnych liniach leczenia. Uwzględnione koszty pacjentów stanowią znikomą część całkowitych kosztów NFZ 

ponoszonych na leczenie analizowanej jednostki chorobowej i w związku z tym wyniki z łącznej perspektywy 

płatnika publicznego i pacjentów przy uwzględnieniu współpłacenia za leki należy uznać jako wyniki dodatkowe. 

Uwzględniono 2 letni horyzont czasowy, począwszy od 1 stycznia 2024 roku. W analizie założono, że w 

przypadku podjęcia pozytywnej decyzji refundacyjnej dla produktu Darzalex® będzie on finansowany w ramach 

proponowanego programu lekowego (PL) Leczenie chorych na szpiczaka plazmocytowego.  

Populację docelową zdefiniowano zgodnie z projektem proponowanego PL jako dorosłych pacjentów z nowo 

rozpoznanym MM, którzy nie kwalifikują się do autologicznego przeszczepienia komórek macierzystych. 

            

                

              

         

             

   

Rozpowszechnienie schematów uwzględnionych w analizie określono na podstawie wyników badania 

ankietowego przeprowadzonego wśród ekspertów klinicznych, którzy oszacowali aktualne i przyszłe (tj. 

zakładające refundację schematu DRd) rozpowszechnienie schematów stosowanych wśród pacjentów z MM w 

Polsce. 

W analizie uwzględniono następujące kategorie kosztowe: 

 koszty leków, 

 koszty podania leków, 
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 koszty monitorowania, 

 koszty kolejnych linii leczenia, 

 koszty leczenia zdarzeń niepożądanych, 

 koszty opieki terminalnej. 

             

             

          

W analizie wyznaczono wydatki płatnika publicznego oraz płatnika publicznego i pacjentów w scenariuszu 

istniejącym, tj. przy utrzymaniu aktualnych zasad refundacji leków stosowanych w populacji docelowej oraz w 

scenariuszu nowym, przy założeniu finansowania DARA ze środków publicznych we wnioskowanym wskazaniu. 

Wyniki dla obu scenariuszy przedstawiono w postaci wydatków całkowitych oraz z podziałem na poszczególne 

kategorie kosztowe. Dodatkowo przedstawiono wydatki inkrementalne, tj. różnice między wydatkami w 

scenariuszu nowym i istniejącym. Wydatki w scenariuszu nowym oraz wydatki inkrementalne obliczono przy 

uwzględnieniu proponowanych zasad umowy podziału ryzyka oraz bez ich uwzględnienia 
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 w skojarzeniu z bortezomibem, talidomidem i deksametazonem w leczeniu dorosłych pacjentów 

z nowo rozpoznanym szpiczakiem mnogim, którzy kwalifikują się do autologicznego 

przeszczepienia komórek macierzystych, 

 w skojarzeniu z lenalidomidem i deksametazonem lub bortezomibem i deksametazonem, w 

leczeniu dorosłych pacjentów ze szpiczakiem mnogim, którzy otrzymali co najmniej jedną 

wcześniejszą terapię, 

 w monoterapii u dorosłych pacjentów z nawrotowym i opornym na leczenie szpiczakiem 

mnogim, których wcześniejsze leczenie obejmowało inhibitor proteasomu i lek 

immunomodulujący i u których nastąpiła progresja choroby w trakcie ostatniego leczenia. 

  w skojarzeniu z pomalidomidem i deksametazonem w leczeniu dorosłych pacjentów ze 

szpiczakiem mnogim, którzy otrzymali wcześniej jedną linię leczenia obejmującą inhibitor 

proteosomu i lenalidomid i wykazali oporność na leczenie lenalidomidem, lub którzy otrzymali 

co najmniej dwie wcześniejsze terapie zawierające lenalidomid i inhibitor proteasomu i wykazali 

progresję choroby w trakcie lub po ostatniej terapii, 

  w skojarzeniu z cyklofosfamidem, bortezomibem i deksametazonem w leczeniu dorosłych 

pacjentów z nowo rozpoznaną układową amyloidozą łańcuchów lekkich (AL). 

Wskazania rejestracyjne są szersze niż zakres populacji docelowej w przeprowadzonej analizie, 

dlatego odrębnie przeprowadzono uproszczone oszacowanie liczby pacjentów spełniających 

wskazania do stosowania preparatu DARA zawarte w ChPL.  

Oszacowanie liczebności populacji obejmującej wszystkich pacjentów, u których DARA może być 

stosowany, dotyczy roku 2022. 

DOROŚLI PACJENCI Z NOWO ROZPOZNANYM SZPICZAKIEM MNOGIM, KTÓRZY NIE 

KWALIFIKUJĄ SIĘ DO AUTOLOGICZNEGO PRZESZCZEPIENIA KOMÓREK MACIERZYSTYCH 

Populacja dorosłych pacjentów z nowo rozpoznanym MM, którzy nie kwalifikują się do ASCT to 

populacja docelowa niniejszej analizy, w związku z czym odstąpiono od opisu oszacowania w 

niniejszym rozdziale. Szczegółowe oszacowanie populacji docelowej znajduje się w rozdz. 2.5. 

Oszacowana liczebność populacji dla wnioskowanego wskazania wynosi   pacjentów. 

DOROŚLI PACJENCI Z NOWO ROZPOZNANYM SZPICZAKIEM MNOGIM, KTÓRZY 

KWALIFIKUJĄ SIĘ DO AUTOLOGICZNEGO PRZESZCZEPIENIA KOMÓREK MACIERZYSTYCH 

W celu oszacowania populacji pacjentów z nowo rozpoznanym MM, którzy kwalifikują się do 

autologicznego przeszczepienia komórek macierzystych wykorzystano dane zawarte w raporcie NFZ 

– Szpiczak plazmocytowy (mnogi). Ocena jakości informacyjnej rejestru kontraktowego [6].  

Liczbę nowo zdiagnozowanych pacjentów z MM kwalifikujących się do leczenia farmakologicznego 

oszacowano analogicznie jak w przypadku szacowania populacji docelowej niniejszej analizy (rozdz. 
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Nazwa grupy limitowej 1187.0, Daratumumab, do której należy DARA nie określa szczegółowego 

wskazania, którego dotyczy. W związku z tym założono, że DARA w analizowanym wskazaniu 

również będzie refundowany w ramach istniejącej już grupy limitowej 1187.0, Daratumumab. 

Założenie to jest zgodne z wyżej wskazanym wymogiem art. 15 ust. 2 w odniesieniu do kwalifikacji 

leku „posiadającego tę samą nazwę międzynarodową”. 

Ponadto, w odniesieniu do art. 15 ust. 3 pkt 2 ustawy refundacyjnej („Po zasięgnięciu opinii Rady 

Przejrzystości, opierającej się w szczególności na porównaniu wielkości kosztów uzyskania 

podobnego efektu zdrowotnego lub dodatkowego efektu zdrowotnego, dopuszcza się tworzenie 

wspólnej grupy limitowej, w przypadku gdy podobny efekt zdrowotny lub podobny dodatkowy efekt 

zdrowotny uzyskiwany jest pomimo odmiennych mechanizmów działania leków”) należy zaznaczyć, 

że zapis ten dotyczy jedynie szczególnego przypadku art. 15 ust. 2 , tj. leków o innych nawach 

międzynarodowych i odmiennym mechanizmie działania. W konsekwencji, art. 15 ust. 3 pkt 2 nie 

dotyczy kwalifikacji DARA we wnioskowanym wskazaniu do grupy limitowej 1187.0, Daratumumab, 

gdyż nie zachodzi tu sytuacja „odmiennych mechanizmów działania leków”. 

Przyjęcie powyższego założenia jest zgodne ze stosowaną praktyką w tym zakresie.  

1.4. Założenia analizy 

Analizę przeprowadzono w 2-letnim horyzoncie czasowym, zakładając rozszerzenie finansowania 

preparatu Darzalex® zgodnie z wnioskowanym wskazaniem w ramach proponowanego programu 

lekowego począwszy od 1 stycznia 2024 r. Długość horyzontu czasowego analizy jest zgodna z 

wytycznymi AOTMiT. 

Prognozę liczebności populacji docelowej w kolejnych latach analizy przeprowadzono w oparciu o 

              

           

             

               

            

           

           

          

           

             

Rozpowszechnienie schematów uwzględnionych w analizie określono na podstawie wyników badania 

ankietowego przeprowadzonego wśród ekspertów klinicznych oraz późniejszego konsensusu, w 

ramach których oszacowane zostało aktualne i przyszłe (tj. zakładające refundację schematu DRd) 

rozpowszechnienie schematów stosowanych wśród pacjentów z MM w Polsce. 
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2. Metodyka i dane źródłowe 

2.1. Sposób przeprowadzenia analizy 

Analizę wpływu na budżet przeprowadzono w następujący sposób: 

1. Zdefiniowano populację docelową dla DARA (Darzalex®) stosowanego w ramach schematu DRd w 

leczeniu dorosłych pacjentów z nowo rozpoznanym MM, którzy spełniają kryteria kwalifikacji do 

proponowanego programu lekowego. 

2. Na podstawie dostępnych źródeł danych przeprowadzono prognozę liczebności populacji 

docelowej w kolejnych 2 latach, począwszy od początku 2024 roku. 

3. Na podstawie przeprowadzonych ankiet oraz konsensusu ekspertów oszacowano 

rozpowszechnienie DARA oraz pozostałych interwencji uwzględnionych w analizie w populacji 

docelowej.  

4. Określono schematy dawkowania, koszty jednostkowe uwzględnionych substancji, koszty podania 

leków, koszty monitorowania, koszty leczenia zdarzeń niepożądanych oraz koszty opieki 

terminalnej.  

5. Obliczono przewidywane wydatki płatnika w populacji docelowej w latach 2024–2025: 

a. dla scenariusza istniejącego, czyli w przypadku utrzymania aktualnego statusu refundacyjnego, 

tj. w przypadku braku finansowania ze środków publicznych DARA w schemacie DRd w 1. linii 

leczenia w populacji pacjentów spełniających kryteria kwalifikacji zgodnie z programem 

lekowym; 

b. dla scenariusza nowego, czyli w przypadku podjęcia pozytywnej decyzji o finansowaniu DARA 

w schemacie DRd ze środków publicznych w populacji docelowej. 

6. Wyznaczono wydatki inkrementalne, czyli różnicę w wydatkach pomiędzy scenariuszem nowym a 

scenariuszem istniejącym. W przypadku, gdy wydatki inkrementalne są ujemne, oznacza to 

oszczędności dla płatnika. W przypadku oszacowania dodatnich wydatków inkrementalnych, 

oznaczają one dodatkowe nakłady finansowe płatnika. 

7. Przeprowadzono analizę wrażliwości dla zmiennych, które w największym stopniu wpływają na 

wyniki analizy wpływu na budżet oraz takich, których oszacowanie charakteryzuję się największą 

niepewnością. Dla każdej zmiennej zdefiniowano wariant oznaczony literą (A, B, C, D). W obrębie 

danego wariantu badany parametr podlegał zmianie, przyjmując wartości: podstawową oznaczoną 

cyfrą 0 (np. wariant A0) oraz wartości uwzględnione w analizie wrażliwości oznaczone cyframi 1 i 2 

(np. wariant A1 i A2). 
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2.2. Forma analizy 

Analiza wpływu na budżet składa się z dwóch części – niniejszego dokumentu oraz arkusza 

kalkulacyjnego wykonanego w programie MS Excel®, umożliwiającego obliczenie prognozowanych 

wydatków płatnika w zależności od przyjętych założeń. Arkusz kalkulacyjny umożliwia również 

przeprowadzenie jednokierunkowych i wielokierunkowych analiz wrażliwości. 

2.3. Perspektywa analizy 

Zgodnie z rozporządzeniem Ministra Zdrowia z dnia 8 stycznia 2021 roku w sprawie minimalnych 

wymagań, jakie muszą spełniać analizy uwzględnione we wnioskach o objęcie refundacją i ustalenie 

urzędowej ceny zbytu oraz o podwyższenie urzędowej ceny zbytu leku, środka spożywczego 

specjalnego przeznaczenia żywieniowego, wyrobu medycznego, które nie mają odpowiednika 

refundowanego w danym wskazaniu [15], analizę przeprowadzono z perspektywy płatnika 

publicznego oraz z perspektywy wspólnej płatnika i pacjentów, przy uwzględnieniu kosztów 

współpłacenia za leki.  

Wyniki analizy z perspektywy płatnika publicznego przedstawiono w rozdziale 3. Kosztami 

różnicującymi wyniki z perspektywy NFZ oraz łącznej perspektywy NFZ i pacjentów przy 

uwzględnieniu współpłacenia za leki są koszty deksametazonu stosowanego w ramach leczenia 

schematami DRd, Rd oraz VRd, a także w ramach niektórych schematów stosowanych w kolejnych 

liniach leczenia. Uwzględnione koszty pacjentów stanowią znikomą część całkowitych kosztów NFZ 

ponoszonych na leczenie analizowanej jednostki chorobowej i w związku z tym wyniki z łącznej 

perspektywy płatnika publicznego i pacjentów przy uwzględnieniu współpłacenia za leki należy uznać 

jako wyniki dodatkowe. Wyniki z perspektywy NFZ + pacjent przestawiono w aneksie (rozdz. A.2). 

2.4. Horyzont czasowy 

Analizę opracowano w 2–letnim horyzoncie czasowym przy założeniu, że DARA będzie finansowany 

ze środków publicznych dla pacjentów z populacji docelowej w ramach proponowanego programu 

lekowego począwszy od 1 stycznia 2024 roku. Zgodnie z wytycznymi AOTMiT [16] horyzont czasowy 

analizy wpływu na budżet powinien obejmować okres do momentu ustalenia się stanu równowagi lub 

co najmniej w ciągu 2 lat od wprowadzenia nowej technologii. Dodatkowo, zgodnie z ustawą 

refundacyjną z dnia 12 maja 2011 roku [13], pierwsza decyzja refundacyjna wydawana jest na 2 lata. 
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2.5. Populacja docelowa 

Populację docelową w analizie stanowią dorośli (≥18 lat) pacjenci z uprzednio nieleczonym 

szpiczakiem plazmocytowym o stanie sprawności wg ECOG 0-2, którzy nie kwalifikują się do 

autologicznego przeszczepienia komórek macierzystych. 
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2.10. Analiza wrażliwości 

Parametry uwzględnione w analizie BIA mogą podlegać zmianom w zależności od rozrzutu i 

niepewności oszacowań danych wejściowych. W związku z tym, przeprowadzono jednokierunkowe 

analizy wrażliwości, zakładające zmienność następujących parametrów: 

 parametry populacyjne: 

      

          

           

     

 parametry dotyczące udziałów leków: 

o wariant D: rozpowszechnienie schematu DRd, 

 parametry kosztowe: 

o wariant E: cena LEN. 

W jednokierunkowej analizie wrażliwości, we wszystkich wariantach analizy obliczano prognozowane 

wydatki płatnika w sytuacji, gdy jeden parametr podlegał zmianie, przyjmując wartość uwzględnioną w 

analizie wrażliwości, natomiast pozostałe zmienne przyjmowały wartości uwzględnione w analizie 

podstawowej. W ten sposób oszacowano, jaki wpływ na zmianę wydatków płatnika może mieć 

niepewność w oszacowaniu poszczególnych zmiennych. 

Szczegółowe wyniki analizy wrażliwości oraz dane dotyczące zakresu zmienności poszczególnych 

parametrów uwzględnionych w analizie wrażliwości wraz z uzasadnieniem przedstawiono w aneksie 

(rozdz. A.1).  
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5. Podsumowanie 
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6. Wnioski 
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7. Ograniczenia 

 W analizie wpływu na budżet wykorzystano dane kliniczne i kosztowe zaczerpnięte z analizy 

klinicznej i analizy ekonomicznej, w związku z czym ograniczenia tych analiz przekładają się 

również na ograniczenia niniejszej analizy. 

            

          

            

           

               

         

            

            

             

           

            

  

             

            

 

 Wydatki ponoszone na leczenie schematami z katalogu chemioterapii określono w uproszczeniu 

uwzględniając jako przedstawiciela tych terapii schemat VTd. Niemiej jednak, schemat DRd będzie 

zastępował jedynie schematy Rd i VRd, zatem wydatki ponoszone na schematy z katalogu 

chemioterapii stanowić będą koszt nieróżnicujący i nie mają wpływu na wyniki analizy. 
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8. Dyskusja 

Celem analizy wpływu na budżet było określenie przewidywanych wydatków płatnika publicznego i 

pacjentów w przypadku podjęcia pozytywnej decyzji o finansowaniu ze środków publicznych DARA w 

skojarzeniu z lenalidomidem i deksametazonem w leczeniu dorosłych pacjentów z nowo rozpoznanym 

MM. 

Liczebność populacji docelowej oszacowano zgodnie z kryteriami włączenia do programu, na 

podstawie           

      Wpływ omawianych parametrów na 

oszacowanie populacji docelowej i wyniki niniejszej analizy zbadano w ramach analizy wrażliwości. 

Schematy stosowane wśród pacjentów z populacji docelowej, a także ich rozpowszechnienie w 

scenariuszu istniejącym i nowym określono na podstawie konsensusu eksperckiego opartego o wyniki 

badania ankietowego. Na podstawie uzyskanych odpowiedzi ustalono, ze schemat DRd będzie 

zastępował schematy stosowane w ramach programu lekowego, tj. Rd i VRd. Jednocześnie część 

pacjentów z populacji docelowej   leczona będzie poza programem lekowym (w ramach 

katalogu chemioterapii) niezależnie od refundacji DRd (schemat DRd nie będzie zastępował takich 

schematów).           

       

Dynamiczny postęp w leczeniu MM i rejestracja kolejnych leków i schematów leczenia może 

w przyszłości, w przypadku jednoczesnego poszerzania dostępności do leczenia w ramach refundacji, 

wpłynąć na rozpowszechnienie schematów stosowanych w terapii MM. Niemniej jednak, wydaje się, 

że w najbliższym czasie zmiany takie będą w większym stopniu dotyczyć kolejnych linii leczenia nie 

zaś pierwszej. W konsekwencji zmiany takie mogą mieć wpływ na oszacowane wydatki na leczenie w 

kolejnych liniach. Niemniej jednak w 2-letnim horyzoncie czasowym wpływ ten będzie znikomy. 
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