Analiza wplywu na system ochrony zdrowia dla produktu leczniczego Repatha® (ewolokumab)
w leczeniu hipercholesterolemii rodzinnej u dzieci i mtodziezy od 10 do 18 roku zycia

| E— —
_ .
ECONMED EUROPE

Analiza wptfywu na system ochrony
zdrowia dla produktu leczniczego
Repatha® (ewolokumab) w leczeniu
hipercholesterolemii rodzinnej u dzieci
i mfodziezy od 10 do 18 roku zycia

Luty 2023

Wersja 1.0

EconMed Europe Sp. z 0.0. www.econmed.eu



Analiza wplywu na system ochrony zdrowia dla produktu leczniczego Repatha® (ewolokumab)
w leczeniu hipercholesterolemii rodzinnej u dzieci i mtodziezy od 10 do 18 roku Zycia

Analize przeprowadzono na zlecenie:

Amgen Biotechnologia Sp. z 0.0.

ul. Putawska 145,
02-715 Warszawa

Wykonawca opracowania:

EconMed Europe Sp. z o.0.
ul. Krélewska 21

32-087 Wola Zachariaszowska

www.econmed.eu

Autorzy:

Data zakonczenia opracowania:

Styczen 2023

Konflikt intereséw:

Autorzy raportu deklarujg brak konfliktu intereséw.

EconMed Europe Sp. z 0.0. www.econmed.eu



Analiza wplywu na system ochrony zdrowia dla produktu leczniczego Repatha® (ewolokumab)
w leczeniu hipercholesterolemii rodzinnej u dzieci i mtodziezy od 10 do 18 roku Zycia

SPIS TRESCI
1. STRESZCZENIE .....ceeeeeuuneeerasnneesesaaneseesasnsessasnnsesessnsesssssnsesessssnneessssnsessassnsessnsnnnessnsnsnes 5
2. CEL OPRACOWANIA ......coeeieentereeaaneeseraasntessasnnsesaasnsaeessanseeessssnneessssnseesassnsessnsnnnesensnnnes 7
3. PRODUKT LECZNICZY REPATHA® — WNIOSKOWANE WARUNKI OBJECIA FINASOWANIEM ZE
SRODKOW PUBLICZNYCH ...ccciiieiisissnssssssssssssssssssssssssssssssssnsssnsssnsssnnssnnssnnssnnssnnnsssnnnnnsannennnnnnnennes 8
4. 1] =3 o 7 N 10
5. EPIDEMIOLOGIAL. ......cuuueeeeeenmteseeaneaeessaneeeessssnneeasssneeeesssnsessasnnnessesnsnsessnsnnsessssnsasssssnnnes 11
5.1. PRZEGLAD DOSTEPNYCH DANYCH ....ooiiiiiiiieeeetieeeetie e e eaeee e e e e e eaeeeeeeaeaeeeeennaeeeeas 11
5.2, 'POPUIACTE DOCETIOMVA s o o0 it s mm i A oS5 5 o S i o 14
5.3. POPULACJA, W KTOREJ WNIOSKOWANA TECHNOLOGIA JEST OBECNIE STOSOWANA ...... 18
5.4. POPULACJA PACJENTOW PEDIATRYCZNYCH Z FH — ZESTAWIENIE .......vvveeeeieieeecenieennn. 18
6. UDZIAEY: WIRYNKU, crsuss v vetesstinsanneistsssintsssaa i e aa it s e s e s e i s e S 20
7. 0 1= 720 1 22
8. WYNIKI ANALIZY WPLYWU NA BUDZET ....uuueeiereemreerasansesssssneeeessssnsesssssnsessssnnsessnsnnneses 23
8.1.  WYNIKI ANALIZY PODSTAWOWEY .....eveiieitieieeeeteeeeeteeee e eteeeeeeaaeeeeeaaeeeeeenseeeaeesnaeeaeas 23
8.2.  WYNIKI ANALIZY SCENARIUSZY SKRAINYCH ......uveiiiiiiieieeeeeieeeeeeeeeeeeeeeeaeeeeeennaeeeans 24
9. WPLYW NA UDZIELANIE SWIADCZEN ZDROWOTNYCH ..cceererieerrreereeresaneeeresneeeessnnnesens 27
10. ASPEKTY ETYCZNE I SPOEECZNE ;5512 <25 5 4n 1585165855 450 84 nm 844 A5k 40 ESRn i s RS F R AR R AR 28
11. VVNIOSKIIKONCOWE 5. 2o meresce. oo, o o ot o, om0 ot e ) O T e, s e 30
12. ZALACZNIK: PROJEKT NOWEGO PROGRAMU LEKOWEGO .....ccerruuererrruuneeerssnneeerssnneenes 32
13. BIBLIOGRAFIA .....coieieeeeesceimeteresaneeeesseneesessnseesssnteeenssnteeessnsneseesnsnsessnsnnsesnssnsanesssnnnns 34
14. 8] = Y= = 36
15. SPIS WYKRESOW......ccciiieisessasssassssssssssssnsssnsssnsssnnssnnssnnssssnsssnssnsssnsssnesanssnnsesnnssnnesnnnnnns 37
3

EconMed Europe Sp. z 0.0. www.econmed.eu



Analiza wplywu na system ochrony zdrowia dla produktu leczniczego Repatha® (ewolokumab)

w leczeniu hipercholesterolemii rodzinnej u dzieci i mtodziezy od 10 do 18 roku zycia

INDEKS SKROTOW

ACS Ostry zespot wiencowy (ang. acute coronary syndrome)
AE Zdarzenie niepozadane (ang. adverse event)
AOTMIT Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji
Arteriosklerotyczna choroba sercowo-naczyniowa (ang. atherosclerotic cardiovascular
ASCVD :
disease)
APD Analiza problemu decyzyjnego
Klasyfikacja anatomiczno-terapeutyczno-chemiczna (ang. Anatomical Therapeutic
ATC .
Chemical code)
B.101 Program lekowy: Leczenie pacjentéow z zaburzeniami lipidowymi
ChPL Charakterystyka Produktu Leczniczego
EVO Ewolokumab
EZE Ezetymib
FH Hipercholesterolemia rodzinna (ang. familial hypercholesterolemia)
GUS Gtéwny Urzad Statystyczny
Heterozygotyczna hypercholesterolemia rodzinna (ang. heterozygous familial
HeFH :
hypercholesterolemia)
Homozygotyczna hypercholesterolemia rodzinna (ang. homozygous familial
HoFH ;
hypercholesterolemia)
HTA Ocena Technologii Medycznych (ang. Health Technology Assessment)
IcD Miedzynarodowa Statystyczna Klasyfikacja Choréb i Probleméw Zdrowotnych (ang.
International Statistical Classification of Diseases and Related Health Problems)
JGP Jednorodne Grupy Pacjentéw
KLRwP Kolegium Lekarzy Rodzinnych w Polsce
LDL-C Cholesterol o matej gestosci (ang. low-density lipoprotein cholesterol)
Mz Minister Zdrowia
NFZ Narodowy Fundusz Zdrowia
OLE Niezaslepione badanie dtugoterminowe (ang. Open Label Extension)

PCSK9 / PCSK-9

Inhibitor konwertazy proproteiny subtilizyny/keksyny typu 9

PTD

Polskie Towarzystwo Diabetologiczne

PTDL Polskie Towarzystwo Diagnostyki Laboratoryjnej

PTK Polskie Towarzystwo Kardiologiczne

PTL Polskie Towarzystwo Lipidologiczne

PTNT Polskie Towarzystwo Nadcisnienia Tetniczego

r.z. Rok zycia

RSS Instrument dzielenia ryzyka (ang. risk sharing scheme)
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Analiza wplywu na system ochrony zdrowia dla produktu leczniczego Repatha® (ewolokumab)
w leczeniu hipercholesterolemii rodzinnej u dzieci i mtodziezy od 10 do 18 roku Zycia

1. Streszczenie

Cel analizy

Celem opracowania bylo przygotowanie analizy
wplywu na system ochrony zdrowia wprowadzenia
refundacji produktu Repatha® (ewolokumab)
w ramach nowego programu lekowego
skierowanego do dzieci i mtodziezy w wieku od 10 lat
do ukonczenia 18 r.z. Z rozpoznaniem
hipercholesterolemii  rodzinnej (FH), u ktérych

Metodyka analizy

Analiza wplywu na system ochrony zdrowia
obejmowata analize wptywu na budzet, analize
scenariuszy  skrajnych, analize wplywu na
organizacje udzielania $wiadczen zdrowotnych oraz
ocene aspektéw etycznych i spotecznych.

Analize wptywu na budzet, w trzyletnim horyzoncie
czasowym, przeprowadzono z  perspektywy
podmiotu zobowigzanego do  finansowania
Swiadczen ze $rodkéw publicznych (NFZ). Horyzont
czasowy obejmuje okres trzech pierwszych lat od
daty rozpoczecia finansowania ewolokumabu we
wnioskowanej populacji ze srodkéw publicznych.

Rozwazano dwa scenariusze sytuacyjne:

e Istniejgcy, w ktérym ewolokumab nie bedzie
refundowany ze  $rodkéw  publicznych
w populacji  pediatrycznej, odpowiada to
obecnej sytuacji, w ktérej finasowanie ze
srodkéw publicznych leczenia
hipercholesterolemii  rodzinnej u  dzieci
i mtodziezy do ukonczenia 18 r.z. obejmuje
jedynie leczenie standardowe (ij. statyny
i ezetymib),

e Nowy, zaktadajagcy wprowadzenie refundag;ji
ewolokumabu u dzieci i miodziezy w wieku od
10 do ukonczenia 18 r.z. z rozpoznaniem
hipercholesterolemii  rodzinnej spetniajacej
kryteria  kwalifikacji zawarte w nowym,
proponowanym programie lekowym. Produkt
Repatha® (zgodnie z ChPL oraz nowym
programem lekowym) stosowany bedzie razem
z leczeniem standardowym (SoC).

W analizie podstawowej przyjeto chorobowos$¢ FH
z publikacji Pajak 2016 (dane dla Polski, metaanaliza
6 badan, 37,9 tys. oso6b). W ramach analizy
scenariuszy skrajnych w scenariuszu minimalnym
analizowano chorobowos$¢ FH u dzieci zaczerpnietg
z publikacji Hu 2020 (dane $wiatowe, metaanaliza 42
badan, 7,3 min oséb). Natomiast w scenariuszu

pomimo zastosowania zoptymalizowanego leczenia
standardowego poziom cholesterolu LDL utrzymuje
sie na poziomie wyzszym niz 100 mg/dI.

Analiza zostata przeprowadzona na zlecenie firmy
Amgen Biotechnologia Sp. z 0.0.

maksymalnym wykorzystano informacje
udostepnione przez Narodowy Fundusz Zdrowia
o liczbie pacjentéw pediatrycznych z rozpoznaniem
ICD-10: E78.0 Czysta hypercholesterolemia
leczonych w latach 2018-2020.

Pozostate parametry kliniczne, charakterystyczne dla
populacji pediatrycznej, uwzgledniajgce m.in. dane
o poziomie wykrywalnosci FH, stosowane leczenie
oraz uzyskiwane efekty leczenia standardowego
(poziom LDL-C) uzyskano w ramach konsultaciji
z panelem ekspertow klinicznych (réznej
specjalizacji) doswiadczonych w diagnostyce
i opiece nad pacjentami z hipercholesterolemia
rodzinna.

Udzialy w rynku w scenariuszu istniejgcym przyjeto
0% dla ewolokumab+SoC oraz 100% dla
zoptymalizowanego leczenia standardowego (SoC).
W scenariuszu nowym udziaty w rynku obrazujace
stopniowe wigczanie pacjentéw do nowego
programu lekowego przyjeto w oparciu o liczbe oséb
kwalifikowanych do programu lekowego B.101
(dorosli pacjenci z FH) w latach 2019-2020 N

Koszty jednostkowe przyjeto analogicznie jak
w analizie ekonomicznej, uwzgledniajgc nastepujgce
kategorie bezposrednich kosztéw medycznych:

e  Produkt Repatha® bez uwzglednienia RSS oraz
z uwzglednieniem RSS,

e  Zoptymalizowane leczenie standardowe,

e Realizacja programu lekowego w podziale na
1 rok oraz kolejne lata obejmujacy przyjecie
pacjenta w trybie ambulatoryjnym zwigzane
z wykonaniem programu oraz diagnostyke
w programie lekowym,

e  Monitorowania leczenia standardowego.

[8)]
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3,33 min z, 6,05 min z i 6,51 min z
odpowiednio w pierwszym, drugim i trzecim
roku po wprowadzeniu refundacji
ewolokumabu, bez uwzglednienia RSS.

Whnioski koncowe

Wprowadzenie finasowania ze $srodkéw publicznych
ewolokumabu zapewni dostep do skutecznej
technologii  lekowej, dla grupy pacjentéw
pediatrycznych od 10 r.z., u ktérej brak jest obecnie
leczenia FH zapewniajgcego poziom cholesterolu
LDL < 100 mg/dl.

Poziom LDL-C u dzieci z hipercholesterolemia
rodzinng jest czesto 2-3 razy wyzszy niz u dzieci

<
[V
b= 12
[V
=
g,
(0]

5
=
S
()
3
(V)
3
=
.
5
(0]

bez uwzglednienia RSS koszty

S
<
3
o
17
N
Y
N
&
i
[6)]
3
=1
N
N

) )

I < tomiast bez

uwzglednienia RSS koszty inkrementalne wzrastajg
do 7,3 min zt w trzecim roku refundacji.

zdrowych co, przy braku efektywnego leczenia,
prowadzi do rozwoju przedwczesnej choroby
wiencowej srednio u progu trzeciej dekady zycia,
czyli okoto dwie dekady wczesniej niz u ic
odpowiednikéw nieobarczonych FH. Wyniki polskich
badan nad pacjentami do 18 r.z. z FH wskazujg, ze
zastosowanie leczenia standardowego nie pozwala
a osiggniecie wyznaczonych celéw
terapeutycznych. Dlatego finansowanie
ewolokumabu w ramach nowego programu
LECZENIE PACJENTOW

=

]

(o]

EconMed Europe Sp. z 0.0. www.econmed.eu
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2. Cel opracowania

Celem opracowania bylo przygotowanie analizy wptywu na system ochrony zdrowia
wprowadzenia finansowania ze $rodkéw publicznych produktu leczniczego Repatha®
(substancja czynna: ewolokumab) w leczeniu hipercholesterolemii rodzinnej u dzieci
i mtodziezy od 10 do 18 roku zycia. Wnioskowane warunki refundacji produktu Repatha®

obejmujg wprowadzenie refundacji w ramach nowego dedykowanego programu lekowego.

Analiza zostata przeprowadzona na zlecenie firmy Amgen Biotechnologia Sp. z o.0.
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3. Produkt leczniczy Repatha® - wnioskowane warunki objecia

finasowaniem ze sSrodkéw publicznych

Produkt leczniczy Rapatha® do podania podskérnego jest aktualnie refundowany w ramach
programu lekowego B.101 ,Leczenie pacjentow z zaburzeniami lipidowymi (ICD-10: E78.01,
121, 122, 125)”, u dorostych pacjentéow z (1) heterozygotyczng hipercholesterolemig rodzinng
oraz z (2) bardzo wysokim ryzykiem chorob ukfadu sercowo-naczyniowego u pacjentéw po
zawale serca. Produkt Repatha® finansowany jest w ramach listy B. Leki i Srodki spozywcze
specjalnego przeznaczenia zywieniowego dostepne w ramach programu lekowego, dostepny
bezpfatnie dla $wiadczeniobiorcy w ramach grupy limitowej: 1198.0, Ewolokumab, a jego cena
zbytu netto wynosi obecnie 1 574,20 zt. [1]

Whioskowane jest objecie finasowaniem ewolokumabem w populacji pediatrycznej (wiek: 10-
18 r.z.) z hipercholesterolemig rodzinng w ramach nowego programu lekowego ,Leczenie
pacjentow pediatrycznych z hipercholesterolemig rodzinng (ICD-10: E78.01)". Projekt

proponowanego programu lekowego zamieszczono w zatgczniku (rozdz. 12).

Whnioskowane warunki objecia refundacjg produktu Repatha® u pacjentéw pediatrycznych
z FH wraz z kalkulacjg cen urzedowych (ceny, grupa limitowa, poziom odptatnosci) oraz

propozycjg instrumentu dzielenia ryzyka zestawia Tabela 1.

Tabela 1. Wnioskowane warunki objecia refundacja produktu Repatha®

Substancja czynna ewolokumab
Dawka 140 mg
Posta¢ farmaceutyczna Roztwér do wstrzykiwan

Jeden mililitr roztworu we wstrzykiwaczu pétautomatycznym napetnionym,
przeznaczonym do jednorazowego uzycia, wykonanym ze szkfa typu |, z igtg ze stali
Zawartosé opakowania nierdzewnej o rozmiarze 27 G1 system do transferu 20/20 z filtrem

jednostkowego Ostonka na igte we wstrzykiwaczu pétautomatycznym napetnionym wykonana jest
z suchej, naturalnej gumy (pochodnej lateksu)

Wielko$¢ opakowania: 2 wstrzykiwacze potautomatyczne napetnione

Kod EAN 05909991224370
Cena zbytu netto 1574,20 zt
Urzedowa cena zbytu
(uwzglednia 8% podatek VAT) L
Cena hurtowa 178515 2t

(uwzglednia 5% marze hurtowa)

[o0)
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Parametr Opakowanie jednostkowe

Grupa limitowa 1198.0, Ewolokumab
DDD' 10 mg
Wysokos¢ limitu finansowania 1785,15 zt
Poziom odptatnosci Bezptatny
Doptata pacjenta 0,00 zt
Kwota refundacji NFZ 1785,15 zt
Kwota refundacji NFZ / mg 6,3755 zt

T
I

' https://www.whocc.no/atc_ddd index/?2code=C10AX13 (dostep 28.11.2022)
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Analiza wplywu na system ochrony zdrowia dla produktu leczniczego Repatha® (ewolokumab)
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4. Metodyka

Analize wptywu na system ochrony zdrowia przeprowadzono zgodnie z wytycznymi HTA [2]
oraz minimalnymi wymaganiami, jakie muszg spetnia¢ analizy uwzglednione we wnioskach
0 objecie refundacjg [19]. Oszacowania przedstawiono w ramach grupy wiekowej 10-<18 r.z.
pacjentéow z FH, po uzyskaniu petnoletniosci pacjent nie jest dalej obserwowany — zatozono,
ze spetnia on kryteria kwalifikacji do leczenia w ramach istniejgcego programu lekowego B.101
wiec koszty ponoszone na leczenie FH u pacjentéw dorostych bedg poréwnywalne. Jest to
zatozenie konserwatywne, poniewaz w grupie pacjentéw leczonych inhibitorami PCSK-9
i inklisiranem po ukonczeniu 18 r.z. ryzyko wystapienia zdarzeh sercowo-naczyniowych moze
by¢ wyzsze niz odpowiednie ryzyko u pacjentéw leczonych skutecznie w okresie
pediatrycznym.

Perspektywa: Analize wptywu na budzet przeprowadzono z perspektywy podmiotu
zobowigzanego do finansowania $wiadczen ze $rodkdw publicznych, z uwagi na fakt, iz budzet
Narodowego Funduszu Zdrowia w catosci pokrywa koszty zwigzane z finasowaniem leczenia
w ramach programéw lekowych. Nie przedstawiono wynikédw z perspektywy wspdlnej, tzn.
ptatnika publicznego i $wiadczeniobiorcédw, gdyz najbardziej kosztochtonne kategorie
uwzglednionych kosztéw w niniejszej analizie, tj. koszty programu lekowego ponoszone sg
w catosci przez ptatnika publicznego. Natomiast koszty optymalnego leczenia standardowego
nie stanowig kosztéw réznigcych.

Horyzont czasowy: Horyzont czasowy obejmuje okres trzech pierwszych lat od daty

rozpoczecia finansowania ewolokumabu ze $rodkéw publicznych| G

Przyjeto, ze refundacja nowego programu lekowego rozpocznie sie 1 stycznia 2024 r.
Scenariusze: Rozwazano dwa scenariusze sytuacyjne:

e |[stniejgcy, w ktérym ewolokumab nie bedzie refundowany ze $rodkdéw publicznych w
populacji pediatrycznej, odpowiada to obecnej sytuacji, w ktorej finasowanie ze
$rodkow publicznych leczenia hipercholesterolemii rodzinnej u dzieci i miodziezy do
ukonczenia 18 r.z. obejmuje statyny i ezetymib,

o Nowy, zakfadajgcy wprowadzenie refundacji ewolokumabu u dzieci i mtodziezy
w wieku od 10 do ukoniczenia 18 r.z. z rozpoznaniem hipercholesterolemii rodzinnej
spefniajacych kryteria kwalifikacji zawarte w nowym, proponowanym programie
lekowym.

EconMed Europe Sp. z 0.0. www.econmed.eu
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5. Epidemiologia
5.1. Przeglad dostepnych danych

Zrédlo danych dotyczacych liczby pacjentéw potencjalnie kwalifikujgcych sie do leczenia

ewolokumabem w ramach nowego programu lekowego w Polsce stanowig:

e Wyszukiwania danych epidemiologicznych okreslajgcych chorobowos$¢
hipercholesterolemii, w szczegélnosci danych dla Polski oraz w grupie pediatrycznej.
Ostatecznie wybrano dwa przeglady: Pajgk 2016 [4] (dane dla Polski, metaanaliza 6
badan, 37,9 tys. oséb) oraz Hu 2020 [5] (dane swiatowe, metaanaliza 42 badan, 7,3
min osob);

o Dane dostarczone przez Narodowy Fundusz Zdrowia w trybie dostepu do informaciji
publicznej, zapytanie dotyczyto pacjentow pediatrycznych o rozpoznaniu E78.01
Hipercholesterolemia rodzinna, ale ze wzgledu na sposéb gromadzenia danych
dostepne byly jedynie dane dla kodu ICD-10: E78.0 Czysta hipercholesterolemia;

Ze wzgledu na brak danych literaturowych dla Polski, mozliwosci pozyskania potrzebnych

danych z NFZ, przeprowadzono konsultacje z ekspertami klinicznymi zajmujgcymi sie

leczeniem pacjentéw pediatrycznych z rozpoznaniem hipercholesterolemii rodzinnej w Polsce

Ponizej zamieszczono dane epidemiologiczne hipercholesterolemii rodzinnej. Metaanaliza
Hu 2020 [5] wskazata, ze czesto$¢ wystepowania FH u pacjentdw pediatrycznych wynosi
1 przypadek na 364 osoby. Stwierdzono przy tym, ze tgczna czestos¢ wystepowania FH byta
zwykle nizsza u dzieci niz u dorostych (odpowiednio 1:364 vs. 1:303) réznica ta nie byta jednak
istotna statystycznie (p=0,60). Natomiast metaanaliza 6 badan (Pajgk 2016) wykazata, ze
czestos¢ wystepowania FH w Polsce wynosi ok. 1:250.

EconMed Europe Sp. z 0.0. www.econmed.eu
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Tabela 2. Dane epidemiologiczne — hipercholesterolemia rodzinna

Publikacja Czestos¢ wystepowania Populacja
: 1:250 Sie
Pajak 2016 [4] (95% CI: 1-188 — 1:361) Polska, dorosli
1:364 sl _
Hu 2020 [5] (95% CI: 1:198 — 1:885) Swiat, dzieci

Analizujgc zgromadzone dane przyjeto nastepujace zatozenia przy szacowaniu wielkoSci

populacji kwalifikujgcej sie do leczenia ewolokumabem:

1. Dla analizy podstawowej przyjeto chorobowo$¢ 1:250 z publikacji Pajgk 2016 [4],
uznajac, ze beda to wartosci najbardziej wiarygodne, okreslone dla polskiej populaciji
az uwagi na fakt, iz FH jest chorobg uwarunkowang genetycznie chorobowosé
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w leczeniu hipercholesterolemii rodzinnej u dzieci i mtodziezy od 10 do 18 roku Zycia

powinna by¢ taka sama u dzieci, jak i u dorostych. || EGcNINGNGNEEEEEEEEEE

2. Scenariusz minimalny oszacowania populacji okreslono na podstawie chorobowosci
dla populacji dzieci z metaanalizy Hu 2020 [5],
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Tabela 4. Liczba pacjentow kwalifikujacych sie do leczenia ewolokumabem - analiza podstawowa

Parametr
Nazwa Wartos¢
Liczba os6b w wieku od 10 do <18 lat _ 3183 482 3135 974 3056 155 GUS, prognoza
w Polsce ludnosci [6]
Rozpowszechnienie FH u os6b % ’
Wil od 10 de <18 at 0,40% 12734 12 544 12 225 Pajak 2016 [4]
IS W m m = Y
EEEESS—— | . - - = Y
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Analiza wplywu na system ochrony zdrowia dla produktu leczniczego Repatha® (ewolokumab)
w leczeniu hipercholesterolemii rodzinnej u dzieci i mtodziezy od 10 do 18 roku Zycia

Tabela 5. Liczba pacjentow kwalifikujgcych sie do leczenia ewolokumabem - scenariusz minimalny

Parametr
\EVAVE] Wartos¢
Liczba os6b w wieku od GUS, prognoza
10 do <18 lat w Polsce - ki 2 s R ludnosci [6]
Rozpowszechnienie FH
u oséb w wieku od 10 do 0,27%* 8 746 8615 8 396 Hu 2020 [5]
<18 lat
B = - - -
B - - - -
B - - - -

*1:364

Tabela 6. Liczba pacjentow kwalifikujgcych sie do leczenia ewolokumabem - scenariusz maksymalny

Parametr

Wartos¢

5.2. Populacja docelowa

Zestawienie wielkoSci populacji docelowej dla 3 kolejnych lat horyzontu czasowego
przedstawiono ponize;j.

-
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Analiza wplywu na system ochrony zdrowia dla produktu leczniczego Repatha® (ewolokumab)
w leczeniu hipercholesterolemii rodzinnej u dzieci i mtodziezy od 10 do 18 roku Zycia

Tabela 7. Oszacowanie wielkosci populacji docelowej — wariant podstawowy, scenariusz minimalny
i maksymalny

Wariant 2024 2025 2026 Zrédio

Analiza podstawowa [ ] [ ] [ ] Tabela 4
Scenariusz minimalny [ ] [ ] [ ] Tabela 5
Scenariusz maksymalny [ ] [ ] [ ] Tabela 6

Tabela przedstawia wartosci zaokraglone do wartosci catkowitych (liczba pacjentéw), natomiast w kalkulacjach wykorzystano
wartosci niezaokraglone

5.3. Populacja obejmujaca wszystkich pacjentéw, u ktérych wnioskowana
technologia moze by¢ zastosowana

Zgodnie ze wskazaniem rejestracyjnym produkt leczniczy Repatha® [8] stosuije sie:

e u dorostych z pierwotng hipercholesterolemig (rodzinng heterozygotyczng
i nierodzinng) lub mieszang dyslipidemig oraz u dzieci i mtodziezy w wieku co najmniej
10 lat z heterozygotyczng postacig rodzinnej hipercholesterolemii, jako uzupetienie
diety:

o W skojarzeniu ze statyng lub statyng i innymi lekami hipolipemizujgcymi
u pacjentdw, u ktérych nie jest mozliwe osiggniecie docelowego stezenia
cholesterolu LDL przy zastosowaniu statyny w najwyzszej tolerowanej dawce,
albo

o W monoterapii lub w skojarzeniu z innymi lekami hipolipemizujgcymi
u pacjentéw nietolerujgcych statyn, albo u ktérych stosowanie statyn jest
przeciwwskazane,
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w leczeniu hipercholesterolemii rodzinnej u dzieci i mtodziezy od 10 do 18 roku Zycia

e w skojarzeniu z innymi lekami hipolipemizujgcymi u dorostych oraz dzieci i mtodziezy

w wieku co najmniej 10 lat z homozygotyczng postacig hipercholesterolemii rodzinnej,

e u o0séb dorostych z rozpoznang miazdzycowg chorobg ukfadu sercowo-naczyniowego

(zawat miesnia sercowego, udar moézgu lub choroba tetnic obwodowych) w celu

zmniejszenia ryzyka chorob uktadu sercowo-naczyniowego poprzez zmniejszenie

stezenia cholesterolu LDL, jako uzupetnienie skorygowania innych czynnikéw ryzyka:

o W skojarzeniu z maksymalng tolerowang dawka statyny lub bez innych terapii
zmniejszajgcych stezenie lipidéw lub,

o samodzielnie lub w potgczeniu z innymi terapiami zmniejszajgcymi stezenie

lipidéw u pacjentéw z nietolerancjg statyn, lub u ktérych stosowanie statyn jest

przeciwwskazane.

Liczebno$¢ populacji obejmujgcej wszystkich pacjentéw, u ktérych wnioskowana technologia
moze by¢é zastosowana, oszacowano na podstawie liczebnosci populacji chorych
nieskutecznie leczonych MTD statyn, liczebno$ci populacji chorych z nietolerancjg statyn
i nieleczonych statynami. Nalezy podkresli¢, iz jest to populacja, ktéra zawiera zaréwno
pacjentow pediatrycznych, jak i dorostych, a takze nie uwzglednia kryteriow wigczenia
pacjentow do programu lekowego B.101, w ramach ktérego refundowany jest obecnie
ewolokumab.

Liczbe pacjentow (pacjento-lat) leczonych statynami (niezaleznie od dawkowania)
oszacowano na podstawie danych NFZ dotyczgcych sprzedazy wszystkich preparatéw statyn
w Polsce w latach 2018-2022 [9-13], przy zatozeniu stosowania jednej tabletki dziennie (ang.
prescribed daily dose, PDD). Dla 2022 roku dostepne dane z okresu styczen-listopad
przeliczono proporcjonalnie na caty rok. Prognozowang liczbe chorych w kolejnych latach
oszacowano na podstawie ekstrapolacji liniowej (Wykres 2).
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Analiza wplywu na system ochrony zdrowia dla produktu leczniczego Repatha® (ewolokumab)
w leczeniu hipercholesterolemii rodzinnej u dzieci i mtodziezy od 10 do 18 roku Zycia

Wykres 2. Liczba chorych leczonych statynami (niezaleznie od dawkowania) w kolejnych latach
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Wedtug Wytycznych diagnostyki i leczenia zaburzen lipidowych w Polsce 2021 [Btad! Nie m
ozna odnalez¢ zrédta odwotania.] docelowe stezenie LDL-C zalezy od wyj$ciowego ryzyka
sercowo-naczyniowego. U chorych z grupy:
o ekstremalnego ryzyka sercowo-naczyniowego zaleca sie zmniejszenie stezenie LDL-
C do wartosci <40 mg/dl (1 mmol/l),
e bardzo duzego ryzyka sercowo-naczyniowego - <55 mg/dl (<1,4 mmol/l) i o =250%
w stosunku do warto$ci wyjsciowe;j,
e duzego ryzyka - <70 mg/dl (<1,8 mmol/l) i 0 50% w stosunku do warto$ci wyjsciowe;j,
e umiarkowanego ryzyka - < 100 mg/dl (<2,6 mmol/l),

e i matego ryzyka - <115 mg/dl (<3,0 mmol/l).

Wyniki obserwacyjnego badania DA VINCI [15] dla krajéow z rejonu Europy Srodkowo-
Wschodniej wskazujg, ze zaledwie 32% polskich pacjentdéw osigga cele terapeutyczne po
zastosowaniu leczenia hipolipemizujgcego. Dlatego zatozono, ze pozostate 68% chorych
pomimo stosowanego leczenia nie osigga docelowego stezenia LDL-C. Liczbg chorych
potencjalnie kwalifikujgcych sie do leczenia ewolokumabem z uwagi na brak osiggniecia celéw
terapeutycznych oszacowano na 2 696 679, 2 784 975 oraz 2 873 271 odpowiednio w latach
2024, 2025 i 2026.

Odsetek chorych z nietolerancjg statyn oszacowano na podstawie miedzynarodowego
badania Statin intolerance survey przeprowadzonego przez pPRMA Consulting Ltd. wéréd 810
lekarzy w 13 krajach (w tym w Polsce; dane nieopublikowane) [16] na 6% (dane taczne dla
wszystkich krajéw). Zgodnie z wynikami badania Statin intolerance survey 52% chorych jest
leczonych statynami pomimo nietolerancji. Tym samym przyjeto, ze u 2,9% chorych nie jest
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mozliwe stosowanie nawet niskich dawek statyn, co odpowiada definicji nietolerancji statyn.
Liczba chorych z nietolerancjg statyn nieleczonych statynami oszacowano na 110 473,
114 2121 117 952 odpowiednio w latach 2024, 2025 i 2026.

Hipotetyczna maksymalna liczebno$é populacji obejmujgca wszystkich pacjentéw, u ktérych
wnioskowana technologia moze by¢ zastosowana wyniesie w latach 2024, 2025 i 2026
odpowiednio 2 807 151, 2 899 187 oraz 2 991 222. Oszacowane roczne liczby pacjentow
obejmujg rowniez pacjentéw z homozygotyczng postacig FH, ktéra wg opinii ekspertéw wynosi
w Polsce miedzy 100 a 250 oséb [17].

Tabela 8. Wielko$¢ populacji, w ktérej wnioskowana technologia moze by¢ zastosowana

Wskazanie 2024 2025 2026 Zrédto
Liczba chorych nieskutecznie Dane NFZ [9-13]
leczonych statynami BeR RS 2 FBrs 2 8ISz DA VINCI [13]
Liczba chorych z nietolerancja 110 473 114 212 117 952 Statin intolerance

statyn i nieleczonych statynami survey [16]

Lacznie 2807 151 2899 187 2991222 -

5.4. Populacja, w ktérej wnioskowana technologia jest obecnie stosowana

Aktualnie ewolokumab nie jest stosowany u polskich pacjentéw pediatrycznych, jest natomiast
refundowany w ramach programu B.101 u pacjentéw dorostych z hipercholesterolemig
rodzinna oraz u pacjentdw z bardzo wysokim ryzykiem powiktah sercowo-naczyniowych [1].
W 2021 roku 99 pacjentéw byto leczonych w ramach programu lekowego B.101 [18], natomiast

w pierwszym potroczu 2022 roku liczba chorych objetych programem wyniosta 134 osoby [20].
5.5. Populacja pacjentéw pediatrycznych z FH — zestawienie

Zgodnie z minimalnymi wymaganiami [19] w analizie wptywu na system ochrony zdrowia

nalezy wskazaé oszacowanie rocznej liczebnosci populaciji:

e obejmujgcej wszystkich pacjentéw, u ktérych wnioskowana technologia moze by¢
zastosowana,
o docelowej, wskazanej we wniosku,

e w ktérej wnioskowana technologia jest obecnie stosowana.

W ponizszej tabeli przedstawiono wiasciwe wartosci wzgledem wnioskowanej populacji

docelowe;.

Tabela 9. Populacja pacjentéw z FH w wieku 10-<18 r.z. - zestawienie

Populacja Rok Referencje
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1-6.2022 2024 2025 2026
Obejmujgca wszystkich pacjentow, u ktérych _ 5 807 151 2899 187 2991 222 Tabela 8
whnioskowana technologia moze by¢ zastosowana

Docelowej, wskazanej we wniosku - [ ] [ | [ | Tabela 4

W ktorej Dzieci i mtodziez <18 r.z. 0 £ = <

whnioskowana Rozdz. 5.4

technologia jest . . T

obecnie stosowana Dorosli 134 H - &

*zaczerpnieto z Uchwaty Rady NFZ [20], uwzgledniajgcej pacjentéw z rozpoznaniem hipercholesterolemii rodzinnej oraz bardzo
wysokim ryzykiem powikfan sercowo-naczyniowych
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w leczeniu hipercholesterolemii rodzinnej u dzieci i mtodziezy od 10 do 18 roku Zycia

6. Udzialy w rynku

W scenariuszu istniejgcym zatozono, ze wszyscy pacjenci leczeni sg wylgcznie
zoptymalizowang terapig standardowg (obejmujgcg statyny * ezetymib). Brak refundac;i
ewolokumabu w populacji dzieci i mtodziezy, spowoduje brak dostepu do tej formy leczenia w
tej populaciji.
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Analiza wplywu na system ochrony zdrowia dla produktu leczniczego Repatha® (ewolokumab)
w leczeniu hipercholesterolemii rodzinnej u dzieci i mtodziezy od 10 do 18 roku Zycia

7. Koszty

Koszty jednostkowe przyjeto analogicznie jak w analizie ekonomicznej [22], uwzgledniajgc

nastepujace kategorie bezposrednich kosztéw medycznych:

e Ewolokumab bez uwzglednienia RSS oraz z uwzglednieniem RSS,

e Zoptymalizowane leczenie standardowe,

e Realizacja programu lekowego w podziale na 1-szy rok oraz kolejne lata obejmujacy

przyjecie w trybie ambulatoryjnym zwigzane z wykonaniem programu oraz diagnostyke

w programie lekowym,

e Monitorowania leczenia standardowego.

Pominieto koszty leczenia zdarzen CV, poniewaz jak zatozono w analizie ekonomicznej [22]

najwczesniej zdarzenia sercowo-naczyniowe mogg pojawi¢ sie od 20 r.z. (w ramieniu

komparatora), dlatego koszty te nie pojawig sie w analizowanej grupie wiekowe;.

Zestawienie kosztéw wykorzystanych w BIA zamieszcza ponizsza Tabela 12.

Tabela 12. Zestawienie kosztow w analizie wptywu na budzet

Szczegoly oszacowania

Parametr Koszt roczny (z) zamieszczono w AE [22]:
Ewolokumab bez uwzglednienia RSS [ ] w rozdz. 6.1
Ewolokumab z uwzglednieniem RSS [ ] w rozdz. 6.1
Zoptymalizowane leczenie standardowe (SoC) 196,79 w rozdz. 6.2.1
Realizacja programu lekowego — 1 rok - w rozdz.6.3
Realizacja programu lekowego — kolejne lata - w rozdz. 6.3
Monitorowanie leczenia standardowego I w rozdz. 6.4
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8. Wyniki analizy wplywu na budzet

Wyniki analizy wptywu na budzet przedstawiono w postaci kosztéw ponoszonych na catg
kohorte pacjentéw pediatrycznych w wieku 10-<18 r.z. z hipercholesterolemig rodzinna, ktérzy

spefniajg kryteria kwalifikacji do proponowanego, nowego programu lekowego (rozdz. 12).
8.1. Wyniki analizy podstawowej

Wyniki analizy podstawowej obejmujgce liczebno$¢ populacji objetej danym schematem
leczenia w ciggu roku w zalezno$ci od przyjecia realizacji danego scenariusza sytuacyjnego.
W wyniku uwzglednienia udziatéw w rynku (] Bl oraz wielkosci populacji docelowej

(Tabela 4) otrzymano:

o W scenariuszu istniejgcym wszyscy pacjenci bedg objeci wytgcznie zoptymalizowanym
leczeniem standardowym, natomiast ewolokumab, z uwagi na brak refundacji, nie
bedzie stosowany we wnioskowanej populaciji.

e W scenariuszu nowym leczenie z udziatem ewolokumabu stosowane bedzie [l

I ocpowiednio w kolejnych 3 latach horyzontu czasowego.

Wytgcznie leczenie SoC bedzie stosowane przez | odpowiednio w 2024,
2025 oraz w 2026 roku.

Tabela 13. Liczebno$¢ populacji docelowej — wyniki analizy podstawowej

Scenariusz 2024 2025 2026
Ewolokumab + SoC I I I
Scenariusz
istniejacy So | [ | [ |
tacznie - - -
Ewolokumab + SoC - - -
Scenariusz
oy | Se€ [ | [ | |
tacznie - - -

Wyniki przedstawione uwzgledniajg roczne pacjento-terapie

2

w
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e 3,33 min z, 6,05 min zt, 6,51 min zt odpowiednio w 3 pierwszych latach po

wprowadzeniu refundacji ewolokumabu, bez uwzglednienia RSS.

Tabela 14. Wyniki analizy wplywu na budzet — analiza podstawowa

Parametr 2024 2025 2026

Bez uwzglednienia RSS

(3]
(2]
(2]
3]
-
N

6 050 411 6 514 522

—

8.2. Wyniki analizy scenariuszy skrajnych

Koszty inkrementalne (z1)

Zaktadajgc scenariusz minimainy, ewolokumab dodany do leczenia standardowego bedzie
stosowany u | NI pacientow w kolejnych trzech latach od rozpoczecia refundacii
(). \atomiast realizacja zatozen scenariusza maksymalnego skutkowaé bedzie

objeciem leczeniem w ramach nowego programu lekowego od [ GGG
I
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wariancie bez uwzglednienia RSS koszty inkrementalne wynosza

N
w
I
[6)]
3
=2
N

Natomiast bez uwzglednienia RSS koszty inkrementalne wzrastajg do 7,3 min zt w trzecim

roku refundac;i.

Tabela 15. Wyniki analizy scenariuszy skrajnych w postaci kosztow inkrementalnych

Parametr 2024 2025 2026

|

| I I .

I [ [ .

| I I .
Bez uwzglednienia RSS

Analiza podstawowa 3332512 6 050 411 6 514 522

Scenariusz minimalny 2288 813 4 155 502 4 474 260

Scenariusz maksymalny 3602784 6 640 202 7 336 281

N
[8)]
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9. Wptyw na udzielanie swiadczen zdrowotnych

Biorgc pod uwage udowodniong w randomizowanych badaniach klinicznych skuteczno$¢
ewolokumabu [23, 24] objecie go refundacjg umozliwi istotng redukcje stezenia LDL-c do
celéw terapeutycznych obowigzujgcych dla populacji pediatrycznej. W konsekwencji obnizy to
ryzyko sercowo-naczyniowe u tych pacjentéw, doprowadzajgc nawet do wyréwnania poziomu
ryzyka wystgpienia incydentéw sercowo-naczyniowych z populacjg oséb zdrowych (bez FH).
Przetozy sie wiec to na ograniczenie $wiadczeh medycznych, w tym kosztochtonnych procedur
i hospitalizacji wynikajgcych z koniecznoéci leczenia tych zdarzen, tj. jak np. zawat mie$nia
sercowego, udaru mozgu, czy amputacje konczyn dolnych spowodowanych nieprawidtowo
leczonym PAD, ktére mogg sie pojawi¢ nawet u stosunkowo mtodych pacjentéw. Spowoduje
to takze zmniejszenie obcigzenia szpitali, co w pozytywny sposéb moze wptyngé na udzielanie
innych $wiadczen zdrowotnych w zakresie leczenia szpitalnego, zwlaszcza w zakresie

kardiologii czy neurologii.

W przypadku pozytywnej decyzji refundacyjnej wymagane bedzie rowniez utworzenie nowego
programu lekowego, realizowanego w dedykowanych os$rodkach pediatrycznych. Podobnie,
jak w przypadku innych programéw, zwigzane to bedzie z natozeniem na podmioty $wiadczgce
ten rodzaj terapii wymogu raportowania danych i bedzie dawaé mozliwos¢ szczegbtowego

monitorowania chorych oraz zuzycia zasobow.

Co istotne, zgodnie z ChPL Repatha stosowanie ewolokumabu nie jest zwigzane
z specjalnymi $Srodkami ostroznosci, w tym nie wymaga specyficznego monitorowania

leczenia.

Nie zidentyfikowano réwniez dodatkowych bezposrednich kosztow zwigzanych ze
stosowaniem ewolokumabu, ktére dotyczg bezposrednio ptatnika publicznego lub pacjenta.
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10. Aspekty etyczne i spoteczne

Nie zidentyfikowano dziedziny zycia spotecznego, ktéra mogtaby ponies¢ straty, ani sytuacji
budzgcych dylematy moralne zwigzane 2z wprowadzeniem finansowania leczenia
ewolokumabem (Repatha®) w leczeniu pediatrycznych chorych z FH, u ktérych pomimo diety
i stosowania zoptymalizowanej wg wytycznych PTL/KLRWP/PTK/PTDL/PTD/PTNT
standardowej terapii hipolipemizujacej stezenie LDL-C >100 mg/dl (2,5 mmol/l),

Nie zidentyfikowano zadnych obowigzujacych regulacji prawnych, ktére wymagatyby korekty.

Poprzez wprowadzenie finansowania leczenia ewolokumabem w populacji pediatrycznych
chorych z hipercholesterolemia rodzinng spodziewany jest wzrost poziomu satysfakciji
pacjentow i ich opiekunow, wynikajgcy z dostepu do innowacyjnej opcji terapeutycznej, jedynej
umozliwiajgcej osiggniecie wiasciwych celdw terapeutycznych, co bedzie odbierane przez nich
jako zabezpieczenie mtodych pacjentow przed wczesnym wystgpieniem zagrazajgcych zyciu

incydentéw sercowo-naczyniowych.

Choroby sercowo-naczyniowe, stanowig powazny problem zdrowotny i spoteczny, a takze
pozostajg najczestszg przyczyng zgonéw na catym Swiecie i w Polsce. Obnizenie
podwyzszonego stezenia LDL-C prowadzi do zmniejszenia czestosci wystepowania zdarzeh
sercowo-naczyniowych oraz zwigzanych z nimi kosztéw i umieralnoéci [25].

Z perspektywy spotecznej, oprécz redukcji bezposrednich kosztéw leczenia zdarzen sercowo-
naczyniowych, bedzie to skutkowaé redukcjg kosztow utraconej produkcyjnosci zwianej
z kontynuacjg pracy zawodowej (redukcja kosztéw posrednich zwigzanych z wystepowaniem
przewlektych powiktanh i zgondw).

Stad nalezy zauwazyé, ze korzysci kliniczne zwigzane z leczeniem ewolokumabem
wykraczajg poza zakres przyjetej w niniejszej analizie perspektywy, tj. ptatnika publicznego lub
perspektywy wspdinej. Z tego powodu mozna przypuszczaé, ze oszacowane obcigzenia
spoteczne bytyby znacznie nizsze z perspektywy spotecznej niz te oszacowane
z perspektyw klasycznych ptatnikow.

Wptyw na aspekty spoteczne i etyczne, a takze organizacyjne i prawne, podsumowano w
Tabela 17.
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Tabela 17. Wyniki analizy aspektow etycznych i spotecznych finansowania ze srodkéw publicznych
ewolokumabu w populacji pediatrycznej (wiek 10-<18 r.z.) w ramach nowego programu lekowego

Nie. Dostep do technologii lekowej obejmuje

Czy pewne grupy pacjentéw moga by¢ faworyzowane na skutek
zatozen przyjetych w analizie ekonomicznej?

pediatrycznych chorych z wysokim poziomem
nieskutecznosci dotychczasowego leczenia
hipolipemizujacego, czyli chorych z wysokim ryzykiem
sercowo-naczyniowym, u ktérych korzys¢ ze
stosowania ewolokumabu i obnizenia stezenia LDL-C
powinna by¢ najwieksza.

Czy niekwestionowany jest réowny dostep do technologii
medycznej przy jednakowych potrzebach?

Tak

Czy spodziewana jest duza korzysé dla waskiej grupy oséb, czy
korzy$é mata, ale powszechna?

Spodziewana jest wysoka korzys¢ dla chorych z
wysokim poziomem nieskutecznosci dotychczasowego
leczenia hipolipemizujgcego, czyli pacjentow
pediatrycznych, ktérzy obecnie pozostajg
niewystarczajgco skutecznie leczeni, pozbawiajac ich
szansy na istotne obnizenie ryzyka wystepowania
incydentow sercowo-naczyniowych nawet do
poziomoéw obserwowanych dla populacji ogéinej.

Czy technologia stanowi odpowiedz na niezaspokojone
dotychczas potrzeby grup spotecznie uposledzonych?

Nie, technologia nie dotyczy grup spotecznie
uposledzonych

Czy technologia stanowi odpowiedz dla oséb o najwiekszych
potrzebach zdrowotnych, dla ktérych nie ma obecnie dostepnej
zadnej metody leczenia?

Tak, technologia jest skierowana do chorych z
wysokim poziomem nieskutecznosci dotychczasowego
leczenia. Aktualnie w Polsce nie ma skutecznych opcji
intensyfikacji leczenia pacjentéw pediatrycznych z FH
i otrzymujacych standardowe leczenie
hipolipemizujace, u ktérych pomimo tego stezenie
LDL-C utrzymuje sie powyzej 100 mg/dl. Obecny brak
mozliwosci rozpoczecia skutecznego leczenia
hipolipemizujgcego w wieku ponizej 18 lat,

bezpowrotnie obarcza tych pacjentéw wyzszym
ryzykiem sercowo-naczyniowym niz wystepuje u
zdrowych oséb. Ponadto u pacjentéw tych zdarzenia
te moga wystapi¢ w duzo mtodszym wieku (nawet od
20r.z.)

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

Nie

Czy pozytywna decyzja moze wptywaé na poziom satysfakcji
pacjentow z otrzymywanej opieki medycznej?

Tak, spodziewany jest wzrost poziomu satysfakcji
pacjentéw (oraz ich rodzicow), wynikajacy z dostepu
do nowoczesnej i skutecznej opcji terapeutyczne;j.

Czy decyzja dotyczgca rozwazanej technologii nie stoi
w sprzecznosci z aktualnie obowigzujacymi regulacjami
prawnymi?

Nie

Czy decyzja dotyczgca rozwazanej technologii stwarza
konieczno$¢ dokonania zmian w prawie/przepisach?

Tak, rutynowo w Zarzadzeniach Prezesa NFZ
W zwigzku z wprowadzeniem nowego programu
lekowego

Czy decyzja dotyczaca rozwazanej technologii oddziatuje na
prawa pacjenta lub prawa cztowieka?

Nie

Czy stosowanie technologii naktada koniecznos¢ szczegélnego
informowania pacjenta lub uzyskiwania jego zgody?

Tak, poprzez standardowe zgody pacjenta lub
opiekuna/rodzica na udziat w programie lekowym
i gromadzenie danych specyficznych dla
przedmiotowego programu lekowego

Czy stosowanie technologii naktada potrzebe zapewnienia
pacjentowi poufnosci postepowania?

Podobnie jak w przypadku innych technologii
medycznych

Czy stosowanie technologii naktada potrzebe uwzgledniania

indywidualnych preferenciji, potrzeba czynnego udziatu pacjenta

Terapia wymaga czynnego udziatu pacjenta i/lub
opiekuna w leczeniu, jak w przypadku innego leczenia,
szczegolnie przy podawaniu leku w odstepach
dwutygodniowych

w podejmowaniu decyzji o wyborze postepowania?
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11. Whnioski koncowe

Wprowadzenie finasowania ze $rodkéw publicznych ewolokumabu zapewni dostep do
skutecznej technologii lekowej, dla grupy pacjentéw pediatrycznych od 10 r.z., u ktorej brak
jest obecnie leczenia umozliwiajgcego obnizenie poziomu cholesterolu LDL < 100 mg/dl,
pozostawiajgc ich w istotnie podwyzszonym ryzyku sercowo-naczyniowym i bezpowrotnie
pozbawiajac mozliwosci redukcji tego ryzyka do poziomu obserwowanego dla oséb
niechorujgcych na FH.

W wyniku realizacji scenariusza nowego, tj. refundacji ewolokumabu w ramach nowego

dedykowanego programu lekowego u dzieci i miodziezy w wieku 10-18 r.z. rozpoznaniem
hipercholesterolemii rodzinnej, produkt Repatha® stosowany bedzie u | EGcTczGNGEG
odpowiednio w kolejnych 3 latach horyzontu czasowego.

I \\yiacznie zoptymalizowane leczenie standardowe bedzie stosowane
I ocpowiednio w 2024, 2025 oraz w 2026 roku.

Poziom LDL-C u dzieci z hipercholesterolemia rodzinng jest czesto 2-3 razy wyzszy niz u dzieci

zdrowych co, przy braku efektywnego leczenia, prowadzi do rozwoju przedwczesnej choroby
wiencowej srednio u progu trzeciej dekady zycia, czyli okoto dwie dekady wczes$niej niz u ich
odpowiednikéw nieobarczonych FH. Wyniki polskich badan nad pacjentami do 18 r.z. z FH
wskazujg, ze zastosowanie leczenia standardowego nie pozwala na osiggniecie
wyznaczonych celéw terapeutycznych. Dlatego finansowanie ewolokumabu w ramach
nowego programu lekowego LECZENIE PACJENTOW PEDIATRYCZNYCH
Z HIPERCHOLESTEROLEMIA RODZINNA (ICD-10: E78.01) bedzie stanowito odpowiedz na
niezaspokojone do tej pory potrzeby pacjentow pediatrycznych z hipercholesterolemig
rodzinng. Brak zapewnienia tym pacjentom dostepu do wystarczajgco skutecznej
odpowiedniej profilaktyki pierwotnej — w postaci farmakoterapii ewolokumabem — przyczynia
sie do wcigz zwiekszajgcej sie liczby zdarzeh sercowo-naczyniowych, a tym samym do
dalszego obcigzania budzetu Panstwa kosztami ich leczenia. Co istotne z perspektywy

spotecznej, oprocz redukcji bezposrednich kosztdéw leczenia zdarzen sercowo-naczyniowych,

3

o

EconMed Europe Sp. z 0.0. www.econmed.eu
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refundacji ewolokumabu bedzie skutkowaé redukcjg kosztéw utraconej produkcyjnosci
pacjentow i ich opiekunbéw, zwianej z kontynuacjg pracy zawodowej (redukcja

kosztéw posrednich zwigzanych z wystepowaniem przewlektych powikfan i zgonow).

Stad nalezy zauwazyé, ze korzysci kliniczne zwigzane z leczeniem ewolokumabem
wykraczajg poza zakres przyjetej w niniejszej analizie perspektywy, tj. ptatnika publicznego lub
perspektywy wspdinej. Z tego powodu mozna przypuszczaé, ze oszacowane obcigzenia
spofeczne bytyby znacznie nizsze =z perspektywy spotecznej niz te oszacowane

z perspektyw klasycznych ptatnikow.
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Rozporzgdzenie Ministra Zdrowia z dnia 8 stycznia 2021 r. w sprawie minimalnych wymagan, jakie musza
spetnia¢ analizy uwzglednione we wnioskach o objecie refundacjg i ustalenie urzedowej ceny zbytu,
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1 listopada 2018 r.
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