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Indeks skrótów 

ABI Abirateron 

ADT Terapia deprywacji androgenów 
(Androgen Deprivation Therapy) 

AOTMiT Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji 

APA Apalutamid 

BIA Analiza wpływu na budżęt 
(Budget Impact Analysis) 

ChPL Charakterystyka produktu leczniczego 

DAR Darolutamid 

DOC Docetaksel 

ENZ Enzalutamid 

GUS Główny Urząd Statystyczny 

HR Hazard względny 
(Hazard Ratio) 

HSPC Wrażliwy na hormony rak gruczołu krokowego  
(Hormone-Sensitive Prostate Cancer) 

HTA Ocena technologii medycznych 
(Health Technology Assesment) 

KAB Kabazytaksel 

KRN Krajowy Rejestr Nowotworów 

mCRPC Oporny na kastrację rak gruczołu krokowego z przerzutami 
(Metastatic Castration-Resistant Prostate Cancer) 

mHSPC Wrażliwy na hormony rak gruczołu krokowego z przerzutami 
(Metastatic Hormone-Sensitive Prostate Cancer) 

MZ Ministerstwo Zdrowia 

NFZ Narodowy Fundusz Zdrowia 
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NMA Metaanaliza sieciowa 
(Network Meta-Analysis) 

nmCRPC Oporny na kastrację rak gruczołu krokowego bez przerzutów 
(Non-Metastatic Castration-Resistant Prostate Cancer) 

nmHSPC Wrażliwy na hormony rak gruczołu krokowego bez przerzutów 
(Non-Metastatic Hormone-Sensitive Prostate Cancer) 

OLA Olaparyb 

OS Przeżycie całkowite 
(Overall Survival) 

PC Rak gruczołu krokowego 
(Prostate Ccancer) 

PFS Przeżycie wolne od progresji 
(Progression-Free Survival) 

PL Program lekowy 

Ra-223 Dichlorek radu Ra-223 

RSS Umowa podziału ryzyka 
(Risk Sharing Scheme) 

ToT Czas trwania leczenia 
(Time on Treatment) 
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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 terapii darolutamidem (DAR, produkt leczniczy Nubeqa) w skojarzeniu z docetakselem (DOC) oraz 

deprywacją androgenową (ADT, ang. androgen deprivation therapy) w leczeniu dorosłych pacjentów z wrażliwym 

na hormony rakiem gruczołu krokowego z przerzutami (mHSPC, ang. metastatic hormone-sensitive prostate 

cancer). 

 Metodyka 

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

przy uwzględnieniu współpłacenia za leki. Uwzględniono 2-letni horyzont czasowy, począwszy od 1 stycznia 2024 

roku. W analizie założono, że Nubeqa® (darolutamid, DAR) będzie finansowany w ramach programu lekowego 

B.56 Leczenie chorych na raka gruczołu krokowego (ICD-10: C61) o odpowiednio zmienionych zapisach 

umożliwiających stosowanie DAR we wnioskowanym wskazaniu.  

Populację docelową analizy stanowią dorośli mężczyźni z mHSPC. Liczebność populacji docelowej wyznaczono 

na podstawie danych z Krajowego Rejestru Nowotworów (zapadalność na raka gruczołu krokowego i odsetek 

pacjentów diagnozowanych w stadium przerzutowym), randomizowanych badań klinicznych dla leków 

stosowanych w mHSPC (liczba pacjentów progresujących ze stadium nieprzerzutowego do przerzutowego) oraz 

opinii ekspertów klinicznych (odsetek pacjentów będących kandydatami do leczenia DOC). 

W analizie uwzględniono następujące kategorie kosztowe, zgodne z uwzględnionymi w analizie ekonomicznej: 

 koszty interwencji i komparatorów, 

 koszty podania interwencji i komparatorów, 

 koszty monitorowania terapii, 

 koszty leczenia zdarzeń niepożądanych, 

 koszty leczenia po progresji, 

 koszty opieki terminalnej. 

W analizie uwzględniono proponowane przez Zamawiającego zasady umowy podziału ryzyka. 

W scenariuszu istniejącym założono, że DAR nie będzie refundowany w terapii chorych na mHSPC. W 

scenariuszu nowym założono, że DAR będzie refundowany 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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1. Wprowadzenie do analizy 

1.1. Cel analizy 

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 terapii darolutamidem (DAR, produkt leczniczy Nubeqa) w 

skojarzeniu z docetakselem (DOC) oraz deprywacją androgenową (ADT, ang. androgen deprivation 

therapy) w leczeniu dorosłych pacjentów z wrażliwym na hormony rakiem gruczołu krokowego z 

przerzutami (mHSPC, ang. metastatic hormone-sensitive prostate cancer).  

Szczegółowy opis problemu zdrowotnego, interwencji ocenianej i technologii opcjonalnych 

przedstawiono w ramach analizy problemu decyzyjnego [1]. 

1.2. Stan aktualny 

1.2.1. Aktualna praktyka kliniczna 

W Polsce, zgodnie z Obwieszczeniem Ministra Zdrowia z dnia 30 sierpnia 2023 r. w sprawie wykazu 

leków, środków spożywczych specjalnego przeznaczenia żywieniowego oraz wyrobów medycznych 

na 1 września 2023 r. leczenie mHSPC jest finansowane ze środków publicznych, na zasadach 

określonych w: 

 programie lekowym (PL) B.56. Leczenie chorych na raka gruczołu krokowego (ICD-10: C61); 

 katalogu chemioterapii (kat. C); 

 katalogu otwartym (kat. A) [2]. 

PL B.56 obejmuje terapie dla raka prostaty na różnych etapach zaawansowania, takich jak mHSPC, 

nmCRPC (oporny na kastrację rak gruczołu krokowego bez przerzutów) oraz mCRPC (oporny na 

kastrację rak gruczołu krokowego z przerzutami). W zależności od stadium choroby i indywidualnego 

stanu pacjenta, program oferuje szereg rozwiązań terapeutycznych, które zostały przedstawione w 

poniższej tabeli (Tabela 1). 

Warto podkreślić, że w ramach PL można stosować tylko jeden lek z grupy inhibitorów ścieżki 

receptora androgenowego (tj darolutamid, apalutamid, enzalutamid). Oznacza to, że jeśli pacjent 

otrzymał już lek z tej grupy na wcześniejszym etapie choroby, nie będzie mógł skorzystać z niego 
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lekowego począwszy od 1 stycznia 2024 roku. Długość horyzontu czasowego jest zgodna z 

wytycznymi AOTMiT [9] w tym zakresie.  

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

pacjentów przy uwzględnieniu współpłacenia za leki. Z uwagi na fakt, iż koszty ponoszone przez 

pacjenta są minimalne w stosunku do kosztów ponoszonych przez płatnika publicznego – wyniki w 

obu perspektywach są niemal identyczne, dlatego perspektywa wspólna została dla czytelności 

analizy umieszczona w aneksie. 

W scenariuszu istniejącym założono, że DAR nie będzie finansowany ze środków publicznych w 

analizowanym wskazaniu. W scenariuszu nowym założono, że DAR będzie finansowany ze środków 

publicznych w leczeniu pacjentów z populacji docelowej w ramach PL B.56. Założono, że DAR będzie 

stosowany w skojarzeniu DAR+DOC+ADT. 

Liczebność populacji docelowej wyznaczono na podstawie danych KRN (zapadalność na raka 

gruczołu krokowego i odsetek pacjentów diagnozowanych w stadium przerzutowym), 

randomizowanych badań klinicznych dla leków stosowanych w mHSPC (liczba pacjentów 

progresujących ze stadium nieprzerzutowego do przerzutowego) oraz opinii ekspertów klinicznych 

(odsetek pacjentów będących kandydatami do leczenia DOC). 

Rozpowszechnienie technologii medycznych stosowanych w leczeniu populacji docelowej określono 

na podstawie wskazań ekspertów klinicznych, w scenariuszu istniejącym oraz nowym. W 

szczególności oszacowano udział, jaki w leczeniu będzie miała terapia z wykorzystaniem DAR. 

          

               

             

       

Koszty DAR określono na podstawie informacji uzyskanych od Zamawiającego, zarówno w zakresie 

ceny oficjalnej, jak i ceny z RSS. Pozostałe koszty uwzględnione w analizie wpływu na budżet 

określono na podstawie analizy ekonomicznej [10] i stanowiącego jej integralną część modelu. 

Wszelkie referencje dotyczące źródła kosztów zostały przedstawione w analizie ekonomicznej. W 

analizie wpływu na budżet koszty analizowano w podziale na kategorie kosztowe przedstawione w 

analizie ekonomicznej. 

Wszelkie założenia poczynione w analizie ekonomicznej, w szczególności dotyczące modelowania 

(przeżycia, progresji etc.) zostały również uwzględnione w analizie wpływu na budżet. 
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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 DAR jako dorosłych mężczyzn z hormonowrażliwym rakiem 

gruczołu krokowego z przerzutami (mHSPC). 

2. Na podstawie dostępnych źródeł danych oraz wskazań ekspertów klinicznych przeprowadzono 

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

3. Na podstawie opinii ekspertów klinicznych oszacowano rozpowszechnienie terapii z 

wykorzystaniem DAR oraz pozostałych interwencji uwzględnionych w analizie w scenariuszu 

istniejącym i scenariuszu nowym. 

4. Uwzględniono schematy dawkowania oraz koszty jednostkowe związane z interwencjami 

uwzględnionymi w analizie. Uwzględnione kategorie kosztowe są zgodne z kategoriami 

uwzględnionymi w opracowanej analizie ekonomicznej. Oszacowanie kosztów w kolejnych cyklach 

czasie, przeprowadzono w sposób zgodny z modelowaniem i rozkładami prawdopodobieństwa 

uwzględnionymi w modelu wykorzystanym w analizie ekonomicznej. 

5. Podobnie jak w przypadku modelu wykorzystanego w analizie ekonomicznej, w modelu 

wykorzystanym w analizie wpływu na budżet operowano na cyklach 28 dniowych, przyjmując że w 

horyzoncie analizy we wszystkich cyklach przypadających w danym roku będzie następował 

stopniowy, równomierny napływ nowych pacjentów rozpoczynających terapię. 

6. 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 DAR we wnioskowanej populacji 

docelowej. 

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

we wnioskowanej populacji docelowej ze środków publicznych. 

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

scenariuszem istniejącym. W przypadku, gdyby wydatki inkrementalne okazały się ujemne, 

oznaczałoby to oszczędności dla płatnika. W przypadku wystąpienia dodatnich wydatków 

inkrementalnych, oznaczałoby to dodatkowe koszty finansowe dla płatnika. 

8. 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, …). W obrębie 

danego wariantu badany parametr podlegał zmianie, przyjmując wartości: podstawową oznaczoną 
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cyfrą 0 (np. wariant A0) oraz wartości uwzględnione w analizie wrażliwości oznaczone cyframi 1 i 2 

(np. wariant A1 i A2). 

2.2. Forma analizy 

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

kalkulacyjnego wykonanego w programie Microsoft Office 365, 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 [20], analizę przeprowadzono z perspektywy płatnika 

publicznego oraz z perspektywy wspólnej płatnika i pacjentów przy uwzględnieniu współpłacenia za 

leki. 

Kosztami różnicującymi wyniki między perspektywą płatnika publicznego a perspektywą wspólną 

płatnika publicznego oraz pacjentów są koszty wynikające ze współpłacenia za ADT oraz prednizon. 

Uwzględnione koszty ponoszone przez pacjentów stanowią znikomą część całkowitych kosztów 

ponoszonych na leczenie rozpatrywanej populacji docelowej i w związku z tym wyniki z perspektywy 

wspólnej płatnika publicznego i pacjentów należy uznać za wyniki uzupełniające, ale nie wnoszące 

nowych okoliczności i argumentacji do procesu refundacyjnego.  

Wyniki z perspektywy wspólnej płatnika publicznego oraz pacjentów przestawiono w aneksie 

(rozdz. A.1). Porównanie wyników w obu rozpatrywanych perspektywach wskazuje, że w tym 

przypadku są one niemal tożsame. 

2.4. Horyzont czasowy 

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

środków publicznych dla pacjentów z populacji docelowej w ramach PL B.56 począwszy od 1 stycznia 

2024 roku. Zgodnie z wytycznymi AOTMiT [9] 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 [8], pierwsza decyzja refundacyjna wydawana jest na 2 lata. 
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2.8. Zużycie zasobów i sposób przeprowadzenia obliczeń 

2.8.1. Metodyka obliczeń 

Analiza wpływu na budżet opiera się o wyniki arkusza obliczeniowego stanowiącego jej integralną 

część, powiązanego z modelem, na którym opiera się analiza ekonomiczna. W związku z tym 

wszelkie założenia, wartości parametrów, modelowanie progresji etc. wykonane na potrzeby analizy 

ekonomicznej mają przełożenie na wyniki analizy wpływu na budżet (w celu przeprowadzenia obliczeń 

wymagane jest jedynie uruchomienie makra, które dokonuje tymczasowego wyłączenia 

dyskontowania kosztów, na czas zapisu wyników po każdej zmianie parametrów modelowania). 

W związku z powyższym przebieg leczenia określono w oparciu o model wykorzystany w analizie 

ekonomicznej. Na podstawie odsetka pacjentów znajdujących się poszczególnych stanach oraz 

modelowanej długości leczenia określono zużycie zasobów i czas leczenia związany z 

wykorzystaniem poszczególnych schematów leczenia. Należy mieć przy tym na uwadze, że w analizie 

ekonomicznej przeprowadzono modelowanie dla DAR+DOC+ADT oraz komparatorów, tj. DOC+ADT, 

ABI+DOC+ADT, ABI+ADT i ENZ+ADT. W analizie wpływu na budżet konieczne było również 

modelowanie pacjentów stosujących ADT (zgodnie z wynikami badania ankietowego 

przeprowadzonego wśród ekspertów klinicznych). W tym celu wykorzystano funkcjonalność modelu 

ekonomicznego, wprowadzono stosowne wartości hazardu względnego (HR, hazard ratio) i 

przeprowadzono obliczenia analogicznie jak dla interwencji uwzględnionych w analizie ekonomicznej. 

Szczegóły w zakresie uwzględnionych HR przedstawiono w kolejnym rozdziale (rozdz. 2.8.2).  

Koszty terapii określono zgodnie z założeniami analizy ekonomicznej, w podziale na kategorie: koszty: 

podania, monitorowania, leczenia działań niepożądanych, leczenia kolejnych linii terapii, opieki 

terminalnej. Wszelkie założenia dotyczące dawkowania, kosztów etc. są zgodne z przyjętymi i 

uzasadnionymi w analizie ekonomicznej. 

Przyjęta w modelu długość cyklu wynosi 28 dni. Szacowana liczba pacjentów z populacji docelowej 

rozpoczynających leczenie w pierwszym i drugim roku analizowanego horyzontu czasowego została 

rozłożona równomiernie na wszystkie cykle w danym roku. 

2.8.2. Efektywność terapii ADT 
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 koszty monitorowania terapii, 

 koszty leczenia zdarzeń niepożądanych (AE, adverse events), 

 koszty leczenia kolejnych linii, 

 koszty opieki terminalnej. 

Koszty jednostkowe poszczególnych leków i świadczeń określono w oparciu o aktualne taryfikatory 

NFZ, obwieszczenie MZ [4] i przetargi. Analizę kosztów przeprowadzono w ramach analizy 

ekonomicznej.  

W przypadku ocenianej interwencji i komparatorów przepływ pacjentów pomiędzy stanami zdrowia i 

wynikające z niego zużycie zasobów przyjęto na podstawie modelu wykorzystanego w ramach analizy 

ekonomicznej. Szczegółowy opis modelowania, przyjętych założeń i źródeł danych dotyczących 

wysokości kosztów przedstawiono w analizie ekonomicznej. 

W modelu wykorzystanym w analizie ekonomicznej (którego wyniki zaadoptowano w analizie wpływu 

na budżet) przyjęto upraszczające podejście polegające na naliczaniu kosztów zdarzeń 

niepożądanych związanych z ocenianymi interwencjami z góry – w pierwszym cyklu modelu (w 

przypadku terapii mHSPC) lub w cyklu, w którym następuje rozpoczęcie leczenia w ramach kolejnych 

linii w mCRPC. Takie podeście może zawyżać wydatki w kolejnych latach horyzontu czasowego BIA. 

W konsekwencji, w ramach analizie wrażliwości testowano sytuację (wariant F1), w której nie 

uwzględniano kosztów leczenia działań niepożądanych związanych z porównywanymi interwencjami 

(zarówno przed wystąpieniem progresji, jak i w kolejnych liniach leczenia). 

W przypadku kosztów kolejnych linii leczenia, w analizie podstawowej koszty te zostały uwzględnione, 

jednak przyjęto odmienny sposób ich naliczania niż w analizie ekonomicznej. W analizie ekonomicznej 

koszty te są naliczane z góry, co w przypadku analizy wpływu na budżet powodowałoby znaczne 

przeszacowanie wydatków w 1. i 2. roku horyzontu czasowego. W związku z powyższym w niniejszej 

przyjęto podejście polegające na odrębnym modelowaniu kolejnych linii po progresji i naliczaniu 

kosztów „cykl po cyklu” (podejście to jest uwzględnione w ramach analizy wrażliwości w analizie 

ekonomicznej). Dodatkowo przeprowadzono analizę wrażliwości, w której nie uwzględniono kosztów 

kolejnych linii leczenia (wariant G1). 

W niniejszym rozdziale przedstawiono podsumowanie danych uwzględnionych w obliczeniach z 

wyróżnieniem kosztów interwencji ocenianej. 

2.10.1. Koszt DAR 

           

            

              

           









Analiza wpływu na budżet. Nubeqa (darolutamid) w leczeniu dorosłych pacjentów z hormonowrażliwym nowotworem gruczołu krokowego z przerzutami 

 HTA Consulting 2024 (www.hta.pl) Strona 39 

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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4. Analiza wpływu na system ochrony 

zdrowia 

4.1. Wpływ na organizację udzielania świadczeń zdrowotnych 

Nubeqa® jest lekiem refundowanym od marca 2022 w ramach programu lekowego B.56 w terapii 

chorych nmCRPC. Wnioskowane jest objęcie refundacją DAR w dotychczas nierefundowanym 

wskazaniu tj. w leczeniu chorych z mHSPC w ramach istniejącego PL B.56 . 

Darolutamid (Nubeqa®) podawany jest doustnie w formie tabletek powlekanych. Jest to forma 

podania, która nie generuje dodatkowych ukrytych kosztów dotyczących wyposażenia lub 

dostosowania placówek medycznych. Podawanie DAR nie generuje kosztów, gdyż jest on podawany 

przez pacjenta samodzielnie. 

Wymogi dotyczące wyposażenia placówek medycznych (sprzętowe, osobowe i inne) w przypadku 

podawania leku, monitorowania terapii oraz leczenia działań niepożądanych nie zmienią się w 

przypadku rozpoczęcia refundacji DAR w mHSPC ze środków publicznych w stosunku do wymogów 

stawianych obecnie ośrodkom prowadzącym terapię chorych na raka gruczołu krokowego w ramach 

PL B.56. Ośrodki te już mają możliwość prowadzenia terapii DAR w nmCRPC, w związku z tym 

ośrodki prowadzące aktualnie leczenie pacjentów z rakiem gruczołu krokowego będą w stanie 

prowadzić również terapię DAR w mHSPC. 

Podjęcie decyzji o finansowaniu DAR w terapii pacjentów mHSPC ze środków publicznych nie 

powinno spowodować istotnych konsekwencji w wydatkach publicznych w innych sektorach niż 

ochrona zdrowia, dlatego nie przeprowadzano oddzielnej analizy w tym zakresie. 

4.2. Aspekty etyczne i społeczne 

Podjęcie pozytywnej decyzji o finansowaniu DAR zwiększy spektrum terapeutyczne pacjentom z 

populacji docelowej. Ze względów etycznych i społecznych (poprawa równości dostępu do świadczeń) 

należy rozważyć finansowanie DAR w populacji mHSPC. 
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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. 

 Analiza wpływu na budżet została w szczególności wykonana z wykorzystaniem dostosowanego do 

warunków polskich, globalnego modelu wykonanego w programie MS Excel – jego ograniczenia 

również przekładają się na ograniczenia niniejszej analizy. 

 Oszacowanie populacji docelowej przeprowadzono wieloetapowo – niepewność związana z 

określeniem relacji między kolejnymi etapami, wpływa na niepewność ostatecznego oszacowania. 

Brak jest danych NFZ pozwalających na przeprowadzenie oszacowania, nie odnaleziono również 

badań klinicznych pozwalających na precyzyjne określenie wpływu niektórych kryteriów włączenia 

do programu lekowego na liczebność populacji docelowej. 

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

scenariuszu istniejącym i nowym określono na podstawie opinii ekspertów klinicznych. Z powodu 

mnogości refundowanych wskazań oraz opóźnień w raportowaniu liczby chorych leczonych w 

programach lekowych, opinie ekspertów stanowią najbardziej wiarygodne źródło danych. 

 W ostatnich latach zapisy programu lekowego B.56 ulegają stosunkowo częstym zmianom. 

Refundacją obejmowane są nowe technologie medyczne, a technologiom wcześniej refundowanym 

rozszerzane są wskazania refundacyjne. Z powodu tak dużej zmienności nie sposób jest 

prognozować praktykę kliniczną w oparciu o dane historyczne w leczeniu populacji docelowej w 

rozpatrywanym horyzoncie czasowym.        
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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 terapii 

darolutamidem (Nubeqa®) w leczeniu dorosłych pacjentów z hormonowrażliwym nowotworem 

gruczołu krokowego z przerzutami, spełniających kryteria proponowanego programu lekowego. 

Nie zidentyfikowano danych NFZ pozwalających na oszacowanie liczebności populacji docelowej. W 

konsekwencji wykorzystano inne dostępne dane. W pierwszym kroku uwzględniono dane KRN, 

dotyczące liczby nowych chorych na PC. Następnie w celu określenia liczby pacjentów 

diagnozowanych w stadium mHSPC ponownie zastosowano dane KRN. Ponadto uwzględniono 

pacjentów diagnozowanych w stadium nieprzerzutowym, u których jednak wraz z upływem czasu 

występuje progresja do stadium przerzutowego. Nie zidentyfikowano stosownych danych dotyczących 

odsetka progresujących pacjentów w literaturze i w konsekwencji uwzględniono dane z badań 

klinicznych dla leków stosowanych w mHSPC. W ten sposób określono proporcję w populacji 

pacjentów z mHSPC pacjentów zdiagnozowanych w tym stadium do pacjentów zdiagnozowanych w 

nmHSPC, u których doszło do progresji do stadium przerzutowego. Podobne podejście zastosowano 

w analizie wpływu na budżet dla APA ocenianej przez AOTMiT. W celu określenia odsetka pacjentów 

będących kandydatami do leczenia DOC uwzględniono wyniki badania ankietowego. Opisana 

metodyka oszacowania jest zbliżona do metodyki zastosowanej analizach dla innych leków 

stosowanych w mHSPC ocenianych przez AOTMiT, tj. analizach dla APA i ENZ oraz opracowaniu 

AOTMiT dla ABI. Wpływ niepewności oszacowań wpływających na wielkość populacji docelowej, 

podobnie jak inne parametry obarczone niepewnością mogące mieć istotne przełożenie na wyniki 

analizy przetestowano w ramach analizy wrażliwości. 
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