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Wykaz skrotow i akronimow

AOTMIT
ATTR-CM

ChPL
NFZ
NYHA

PL
PLN
RSS

Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

kardiomiopatia w przebiegu amyloidozy transtyretynowej
(ang. transthyretin amyloid cardiomyopathy)

Charakterystyka Produktu Leczniczego
Narodowy Fundusz Zdrowia

skala zaproponowana przez Nowojorskie Towarzystwo Kardiologiczne
stuzaca do klasyfikacji ciezkosci objawéw niewydolnosci serca
(New York Heart Association)

program lekowy
polski ztoty
mechanizm dzielenia ryzyka (ang. risk sharing scheme)
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Streszczenie

Cel opracowania

Celem niniejszej analizy byto oszacowanie wptywu wydania pozytywnej decyzji o objeciu leku
Vyndagel® (substancja czynna tafamidis) finansowaniem w ramach nowo utworzonego programu
lekowego pt. ,Leczenie tafamidisem kardiomiopatii w przebiegu amyloidozy transtyretynowej
u dorostych (ICD 10 E85)” w populacji dorostych pacjentow z kardiomiopatia w przebiegu amyloidozy
transtyretynowej na wydatki ptatnika publicznego w Polsce (Narodowy Fundusz Zdrowia, NFZ).

Metodyka

Analize, zgodnie z obowigzujacymi przepisami, wykonano z perspektywy podmiotu zobowigzanego do
finansowania swiadczen ze srodkow publicznych (Narodowy Fundusz Zdrowia, NFZ) oraz z perspek-
tywy wspolnej tego podmiotu i Swiadczeniobiorcy (pacjenta). W przypadku niniejszej analizy doty-
czace]j finansowania w ramach programu lekowego (finansowanie przedmiotowego leku bez doptaty
pacjenta) perspektywy te sa w praktyce tozsame. Analize przeprowadzono dla dwuletniego horyzontu
czasowego podyktowanego okresem obowiazywania decyzji o refundacji. W analizie uwzgledniono
koszty leku, koszty leczenia objawowego niewydolnosci serca, koszty kwalifikacji do programu leko-
wego, koszty diagnostyki i monitorowania leczenia oraz koszty hospitalizacji z przyczyn sercowo-na-
czyniowych.

W scenariuszu istniejacym przyjeto brak refundacji tafamidisu w analizowanym wskazaniu. W scena-
riuszu nowym zalozono objecie refundacja preparatu Vyndagel® w ramach nowo utworzonego
programu lekowego. Porownujac oba scenariusze rozpatrywano trzy warianty: podstawowy,
minimalny i maksymalny, rozniace sie wielkoscia szacowanej populacji oraz zatozeniami dotyczacymi
smiertelnosci. Wielkos¢ populacji oszacowano wykorzystujac dane z osrodkow zajmujacych sie
obecnie diagnoza i leczeniem ATTR-CM w Polsce.

Analize przeprowadzono w dwoch wersjach cenowych: bez uwzglednienia mechanizmu dzielenia
ryzyka (RSS, ang. risk sharing scheme) oraz z uwzglednieniem RSS — przyjmujac cene tafamidisu na
podstawie informacji otrzymanych od Zamawiajacego. Dane do wyznaczenia innych kosztow uwzgled-
nionych w niniejszej analizie zaczerpnieto z zarzadzen Prezesa NFZ oraz na podstawie odnalezionych
publikacji szacujacych analizowane koszty.

Wyniki

Podsumowanie i wnioski

W decyzji o refundacji nalezy uwzglednic takze dodatkowe korzysci zdrowotne, tj. wyniki analizy
wptywu na budzet rozpatrywac w kontekscie korzystnych wynikow analizy klinicznej. Wprowadzenie
refundacji tafamidisu jest klinicznie i etycznie pozadane, gdyz oferuje opcje terapeutyczng pacjen-
tom, ktorzy wczesniej byli leczeni jedynie objawowo. Objecie refundacja wnioskowanej terapii przy-
czyni si¢ do skutecznego i bezpiecznego zaspokojenia niezaadresowanej potrzeby medycznej.

Dodatkowo nalezy uwzgledni¢ fakt, ze podmiot odpowiedzialny w ramach RSS zobowiazuje sie do

finansowania leczenia pacjentow z kardiomiopatia w przebiegu amyloidozy transtyretynowej obje-
tych obecnie leczeniem w programie PfizerCares.w
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1 Wprowadzenie

1.1 Cel analizy

Celem niniejszej analizy byto oszacowanie wptywu wydania pozytywnej decyzji o objeciu
leku Vyndagel® (substancja czynna tafamidis) finansowaniem w ramach nowo utworzonego
programu lekowego pt. ,Leczenie tafamidisem kardiomiopatii w przebiegu amyloidozy
transtyretynowej u dorostych (ICD 10 E85)”, na wydatki ptatnika publicznego (Narodowy Fun-
dusz Zdrowia, NFZ) oraz wydatki wspoélne — ptatnika publicznego i pacjentow w Polsce.

W niniejszej analizie uwzgledniono finansowanie nastepujacej prezentacji leku: Vyndagel®,
kapsutki migkkie, 61 mg, opakowanie 30 x 1 kapsutek migkkich.

1.2 Perspektywa

Analize wptywu na budzet, zgodnie z obowigqzujacymi przepisami [Rozporzadzenie MZ 2021]
oraz wytycznymi AOTMIT [AOTMIT 2016], przeprowadzono z perspektywy podmiotu zobowia-
zanego do finansowania swiadczen ze srodkow publicznych (NFZ) oraz z perspektywy wspol-
nej podmiotu zobowiazanego do finansowania swiadczen ze srodkow publicznych i swiadcze-
niobiorcy (NFZ i pacjent). W przypadku niniejszej analizy, dotyczacej finansowania wniosko-
wanej terapii w ramach programu lekowego, wspotptacenie ze strony swiadczeniobiorcy jest
znikome. Z tego wzgledu, zgodnie z wytycznymi AOTMIT, perspektywa wspolna nie zostata
wyodrebniona, zas wyniki uzyskane z perspektywy ptatnika mozna traktowac jako obowia-
zujace takze dla perspektywy wspolnej.

1.3 Horyzont czasowy i dyskontowanie

Analize, zgodnie z wytycznymi AOTMIT [AOTMIT 2016], przeprowadzono dla dwuletniego ho-
ryzontu czasowego, podyktowanego okresem obowigzywania pierwszej decyzji o refundacji.
Nie przeprowadzono dyskontowania kosztow, poniewaz analiza wptywu na budzet ma na celu
przedstawienie przeptywow srodkow finansowych w czasie wystapienia tych przeptywow,
a nie obliczenie ich biezacej wartosci.

1.4 Cena przedmiotowej technologii i mechanizm
dzielenia ryzyka

Szczegotowy opis ceny przedmiotowe]j technologii oraz ceny uwzgledniajacej mechanizm
dzielenia ryzyka zawarto w rozdziale 1.7 analizy ekonomicznej [AE Vyndagel 2021]. Ponizej
przedstawiono najwazniejsze tabelaryczne zestawienie cen rozwazanego leku dla wersji bez
mechanizmu dzielenia ryzyka (RSS, ang. risk sharing scheme, por Tab. 1) oraz z RSS (por. Tab.
Z).
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Tab. 1. Ceny rozwazanego leku w wersji bez RSS.

Zawartos$c¢ opakowania [1] CZN, [2] CH, PLN | [3] CHB, [4] WLF,
PLN PLN PLN
Vyndagel, 61mg, op. 30 tabl. I I N .

Na szaro zaznaczono podstawe limitu w grupie.

Objasnienia wyliczen:

[2] = [1] + marza hurtowa® (6% * [1]),

[3] = [2] + VAT (8% z [2]),

[4] — na podstawie ceny podstawy limitu w grupie.

CHB — cena hurtowa brutto; CZN — cena zbytu netto; CH — cena hurtowa; PLN — polski ztoty; RSS
— mechanizm dzielenia ryzyka; WLF — wysokosc¢ limitu finansowania.

2 W przypadku lekow i srodkow spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego stosowa-
nych w ramach programoéw lekowych, wysokos¢ marzy hurtowej nie moze by¢ wyzsza niz 2000 zt.

Tab. 2. Ceny rozwazanego leku w wersji uwzgledniajacej RSS.

Zawartosc¢ opakowania [1] CZN, PLN [2] CH, PLN [3] CHB, PLN
Vyndagel, 61mg, op. 30 tabl. [ [ ] ]
Na szaro zaznaczono podstawe limitu w grupie.

Objasnienia wyliczen:

[2] = [1] + marza hurtowa? (6% * [1]),

[3] = [2] + VAT (8% z [2]),

[4] — na podstawie ceny podstawy limitu w grupie.

CHB — cena hurtowa brutto; CZN — cena zbytu netto; CH — cena hurtowa; PLN — polski ztoty; RSS
— mechanizm dzielenia ryzyka; WLF — wysokosc limitu finansowania.

3W przypadku lekow i Srodkow spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego stosowa-
nych w ramach programow lekowych, wysokosc marzy hurtowej nie moze byc wyzsza niz 2000 zt.

Wnioskowane jest wprowadzenie finansowania tafamidisu ze srodkow publicznych w lecze-
niu ATTR-CM w ramach programu lekowego. Zgodnie z Ustawg z dnia 12 maja 2011 r. o refun-
dacji lekow, srodkow spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow
medycznych Minister wtasciwy do spraw zdrowia, wydajac decyzje o objeciu refundacja,
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dokonuje kwalifikacji leku, srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego
stosowanego w ramach programu lekowego do odptatnosci 0 PLN. W zwiazku z powyzszym,
tafamidis kwalifikuje sie do poziomu refundacji 100% (kategoria odptatnosci dla pacjenta:
bezptatne) [Ustawa refundacyjna 2011].

W randomizowanym badaniu klinicznym [ATTR-ACT] udowodniono przewage megluminianu
tafamidisu nad placebo w zakresie zgonéw z dowolnej przyczyny: HR=0,70, 95% Cl=(0,51;
0,96); oraz hospitalizacji z przyczyn sercowo-naczyniowych: HR=0,68, 95% Cl=(0,56; 0,81)
[AKL Vyndaqgel 2023]; zatem nie zachodza przestanki art. 13.3. [Ustawa refundacyjna 2011]
i istnieje swoboda ustalania urzedowej ceny zbytu. Lek objety wnioskowaniem nie jest obec-
nie finansowany w ramach zadnego programow lekowego. Niniejszy wniosek zaktada refun-
dacje tafamidisu w ramach nowo utworzonego programu lekowego.

Analizowana technologia ma byc dostepna w ramach nowej, odrebnej grupy limitowej. Vyn-
dagel jest lekiem, co oznacza, ze art. 15 ust. 3 pkt 3 ustawy odnoszacy sie do srodkow
spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego nie znajduje zastosowania. W Anali-
zie klinicznej [AKL Vyndagel 2021] wykazano, ze stosowanie produktu Vyndagel daje dodat-
kowe efekty zdrowotne w poréwnaniu z placebo, czyli spetnione zostaty kryteria wymienione
w art. 15 ust. 3 pkt 1 ustawy zezwalajace na utworzenie nowej grupy limitowej.

W zwigzku z powyzszym, ze wzgledu na brak spetnienia kryteriow wymienionych w art. 15
ust. 2 ustawy i zapisow art. 15 ust. 3 pkt 2 wskazujacych na kwalifikacje do istniejacej grupy
limitowej oraz uzyskiwane efekty zdrowotne i dodatkowe efekty zdrowotne wykazane w ra-
mach Analizy klinicznej (spetnienie kryteriow wymienionych w art. 15 ust. 3 pkt 1 zezwala-
jacych na utworzenie odrebnej grupy limitowej) wnioskowane jest utworzenie nowej grupy
limitowej.
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2 Metodyka analizy
2.1 Zrodta danych

Z powodu znacznego zroznicowania pomiedzy krajami w zakresie istotnych cech demogra-
ficznych, takich jak pochodzenie, wiek czy zroznicowanie genetyczne postanowiono nie sza-
cowac populacji na podstawie zagranicznych danych epidemiologicznych. Wielkos¢ badanej
populacji oszacowano na postawie informacji o faktycznie zdiagnozowanej liczbie pacjen-
tow uwzgledniajac dodatkowo prognoze poszerzenia diagnostyki na podstawie opinii eksper-
tow klinicznych z osrodkow w Polsce zajmujacych sie diagnoza i leczeniem ATTR-CM (por.
rozdz. 2.6. APD Vyndagel 2023).

Dane do wyznaczenia kosztow, uwzglednionych w niniejszej analizie, zaczerpnieto z Kata-
logu ambulatoryjnych grup swiadczen specjalistycznych [57/2023/DSOZ], Zarzadzenia nr
16/2023/DEF Prezesa Narodowego Funduszu Zdrowia z dnia 27 stycznia 2023 r. w sprawie
zmiany planu finansowego Narodowego Funduszu Zdrowia na 2023 rok [16/2023/DEF], Zarza-
dzenia nr 69/2023/DGL Prezesa Narodowego Funduszu Zdrowia z dnia 21 kwietnia 2023 r.
zmieniajacego zarzgdzenie w sprawie okreslenia warunkow zawierania i realizacji umow w
rodzaju leczenie szpitalne w zakresie programy lekowe [Zarzadzenie 69/2023/DGL], Zarza-
dzenia Prezesa Narodowego Funduszu Zdrowia z dnia 31 marca 2023 r. zmieniajacego zarza-
dzenie w sprawie okreslenia warunkow zawierania i realizacji umow w rodzaju leczenie szpi-
talne oraz leczenie szpitalne — swiadczenia wysokospecjalistyczne [58/2023/DSOZ] oraz pu-
blikacji Czech 2013 i cennika Laboratorium Genetyki Klinicznej UCK.

2.2 Populacja

Zgodnie z Rozporzadzeniem MZ z dnia 8 stycznia 2021 w sprawie minimalnych wymagan, ja-
kie musza spetniac analizy uwzglednione we wnioskach o objecie refundacja i ustalenie urze-
dowej ceny zbytu oraz o podwyzszenie urzedowej ceny zbytu leku, srodka spozywczego spe-
cjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobu medycznego, ktore nie maja odpowiednika
refundowanego w danym wskazaniu [Rozporzadzenie MZ 2021], oprocz oszacowania wplywu
finansowania analizowanej technologii na wydatki ptatnika i pacjenta, nalezy oszacowac
liczbe:

o wszystkich pacjentow, u ktorych wnioskowana technologia moze byc stosowana,
e populacji pacjentow, wskazanej we wniosku,
e pacjentow, u ktorych technologia jest obecnie stosowana.

Ponizej przedstawiono odpowiednie obliczenia.

2.2.1 Pacjenci, u ktorych wnioskowana technologia moze
byc¢ stosowana

Zgodnie z Charakterystyka Produktu Leczniczego (ChPL) [ChPL Vyndagel], produkt leczniczy
Vyndaqel® (tafamidis) zarejestrowany jest do stosowania:
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e w leczeniu amyloidozy transtyretynowej u dorostych pacjentow z objawowa polineu-
ropatig stopnia 1. w celu opéznienia wystapienia obwodowych zaburzen neurologicz-
nych,

e W leczeniu dziedzicznej lub typu dzikiego amyloidozy transtyretynowej u dorostych
pacjentow z kardiomiopatig (ATTR-CM, ang. transthyretin amyloid cardiomyopathy).

W celu oszacowania liczebnosci populacji obejmujacej dorostych pacjentow z amyloidoza
transtyretynowa z objawowa polineuropatia stopnia 1., skorzystano z oszacowan przeprowa-
dzonych dla tafamidisu w wczesniejszym wniosku refundacyjnym [BIA Vyndaqel 2018]. Zgod-
nie z oszacowaniami z BIA Vyndaqel 2018, na podstawie zagranicznych danych, populacja
pacjentow z amyloidozg transtyretynowa z objawowa polineuropatia stopnia 1 wynosi od 3
do 1 476 osob. Niniejsze oszacowanie ma jednak charakter wytacznie informacyjny.

W celu oszacowania liczebnosci populacji obejmujacej dorostych pacjentow z kardiomiopa-
tia w przebiegu dziedzicznej lub typu dzikiego amyloidozy transtyretynowej wykorzystano
zagraniczne dane dotyczace chorobowosci na ATTR-CM z Austrii (Auer-Grumbach 2020), Wiel-
kiej Brytanii (NICE 2019) i Francji (Damy 2021). Liczbe chorych ze zdiagnozowang ATTR-CM
przedstawiono w tabeli ponizej. Z publikacji dotyczacych populacji brytyjskiej wyekstraho-
wano dane dotyczace liczby chorych na ATTR-CM, z publikacji francuskiej dane dotyczace
wspotczynnika chorobowosci ATTR-CM. Z publikacji dotyczacej populacji chorych w Austrii
wyekstrahowano dane dotyczace wspotczynnika chorobowosci ATTRwt i odsetka populacji
chorych niedoswiadczajacych objawow kardiologicznych (18%). W populacji austriackiej
przyjeto rozktad ATTRwt i ATTRm rowny temu, ktory wystepowat w badaniu klinicznym ATTR-
ACT (24,04% ATTRwt). Wszystkie wyniki przeliczono na liczebnos¢ populacji Polski.

Tab. 3. Liczba osob ze zdiagnozowang ATTR-CM w wybranych krajach.

Kraj Populacja* | Liczba osdb Chorobowosc Liczba chorych na
zdiagnozowa- ATTR-CM w przelicze-
nych niu na populacje Polski

Wielka Brytania | 67 025 542 800 n.d. 449

Austria n.d. n.d. 1/200 000 642
(ATTRwt)

Francja n.d. n.d. 1,8/100 000 678

Polska | 37 654 247 n.d. n.d. n.d.

* na podstawie EUROSTAT.
ATTR-CM — kardiomiopatia w przebiegu amyloidozy transtyretynowej; n.d. — nie dotyczy.

I
I iniejsze oszacowania obar-
czone sg niepewnoscig ze wzgledu na trudnosc przenoszenia informacji o ATTR-CM miedzy
krajami (ze wzgledu na znaczace uwarunkowania genetyczne i zréznicowanie genotypu mie-
dzy krajami), a takze mozliwosci diagnostyczne danego kraju. Ponadto sa to oszacowania
o tyle hipotetyczne, ze, jak sie podkresla w literaturze, nie zawsze ta choroba jest diagno-
zowana. Z zwigzku z tym przedstawione oszacowania majg charakter czysto informacyjny
i nie byty brane pod uwage w obliczeniach analizy wptywu na budzet. W ocenie BIA zastoso-
wano inne podejscie polegajace na oszacowaniu wielkosci populacji na podstawie informacji
o faktycznie zdiagnozowanej liczbie pacjentow uwzgledniajac dodatkowo prognoze
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poszerzenia diagnostyki na podstawie opinii ekspertow klinicznych z osrodkow w Polsce zaj-
mujacych sie diagnoza i leczeniem ATTR-CM.

2.2.2 Populacja docelowa zgodna z wnioskiem

Whniosek obejmuje doroste osoby cierpigce na kardiomiopatie w przebiegu amyloidozy
transtyretynowej (ATTR-CM) o etiologii dziedzicznej lub typu dzikiego.

2.2.3 Liczebnos¢ populacji, u ktérej wnioskowana
technologia jest obecnie stosowana

Obecnie tafamidis nie jest refundowany w Polsce. Liczebno$¢ populacji, w ktorej wniosko-
wana technologia jest obecnie stosowana, oszacowano na podstawie danych z osrodkow dia-
gnostyki i leczenia ATTR-CM.

2.2.4 Populacja docelowa uwzgledniona w analizie wptywu
na budzet

I 7 powodu znacznego

zroznicowania pomiedzy krajami w zakresie istotnych cech demograficznych, takich jak po-
chodzenie, wiek czy zroznicowanie genetyczne postanowiono nie szacowac populacji na pod-
stawie zagranicznych danych epidemiologicznych (szczegotowe dane przedstawiono w roz-
dziale 2.6 analizy problemu decyzyjnego [APD Vyndagel 2023]. Analiza zagranicznych danych
epidemiologicznych wskazuje na znaczenie wigksze rozpowszechnienie ATTRm-CM (zwtasz-
cza choroby powiazanej z mutacja w genie Val122lle) wsrod populacji afroamerykanskiej.
Przy analizie danych z rejestru THAOS, ktorego wyniki przedstawiono w publikacjach Damy
2019 oraz Dispenzieri 2022, widoczne jest znaczne zroznicowanie genetyczne, przejawiajace
sie réznymi typa mutacji, pomiedzy poszczegolnymi krajami. Wskazuje to na trudnosci
w przenoszeniu informacji epidemiologicznych pomiedzy krajami. Dodatkowo btad powsta-
jacy w wyniku takiego przenoszenia nie ma charakteru czysto stochastycznego, tj. nie wy-
nika z losowosci proby oraz nie jest mozliwe oszacowanie wielkosci tego btedu (bez znajo-
mosci struktury genetycznej populacji). Ponadto informacje dotyczace epidemiologii z in-
nych krajow czesto sg obarczone niepewnoscia i btedami zwigzanymi ze szczegolng meto-
dyka (np. w Japonii dokonano analizy retrospektywnej danych szpitalnych na podstawie ko-
dow rozpoznan szpitalnych, a nie diagnoz). W zwigzku z powyzszym dane zagraniczne w nie-
zwykle ograniczonym stopniu mogg stuzyc do szacowania liczebnosci populacji w Polsce.
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W tej analizie zdecydowano sie oprzec prognozy populacji pacjentow wiaczanych do pro-
gramu lekowego na wiedzy i doswiadczeniu ekspertow zajmujacych sie diagnostyka i lecze-
niem ATTR-CM w polskich osrodkach.

Tab. 4. Odsetek pacjentow w | i Il klasie NYHA w momencie rozpoczecia le-
czenia w badaniu ATTR-ACT i programie PfizerCares.

Zrodto Klasa NYHA Odsetek pacjentow, % (liczba)

Tab. 5. Liczba nowych pacjentow z ATTR-CM obejmowanych leczeniem w Pol-
sce w osrodkach leczenia ATTR-CM w kolejnych latach.

Rok diagnozy Liczba pacjentow obejmowanych leczeniem

*stan na 18.05.2023 r
** prognoza stanu na koniec 2023 roku

Aby oszacowac populacje, ktora wtaczana bedzie do programu lekowego w razie pozytywnej
decyzji o refundacji, ekspertow klinicznych poproszono o wskazanie prognozowanej przez
nich liczby wtaczen do programu lekowego w nastepnych latach w osrodku, do ktorego przy-

naleza . |



Tab. 6. Prognozowana liczba pacjentéw wtaczanych do programu lekowego w
kolejnych latach.

rok 2024 rok 2025

(®)
W
35
o
a.
1)
Fa

b.d. - brak danych

2.2.5 Podsumowanie szacunkéw rocznej liczebnosci
populacji

Podsumowanie szacunkow rocznej liczebnosci populacji przedstawione w rozdziatach 2.2.2-



Tab. 7. Podsumowanie szacunkéw rocznej wielkosci populacji.

Populacja Wielkos¢ populacji | Odnos$nik do rozdziatu
rozdziat 2.2.2
rozdziat 2.2.3

Pacjenci ze wskazaniem okreslonym we wniosku

Pacjenci, u ktarych wnioskowana technologia
jest obecnie stosowana

rozdziat 2.2.4

Populacja docelowa uwzgledniona w niniejszej
analizie

2.3 Scenariusze porownywane

W ramach analizy przedstawiono dwa scenariusze: scenariusz przedstawiajacy aktualng sy-
tuacje (brak finansowania przedmiotowego leku) — scenariusz istniejacy, oraz scenariusz
przewidywany po wprowadzeniu finansowania nowej technologii — scenariusz nowy. Oba
scenariusze przeprowadzono dla dwoch wersji cenowych analizowanych terapii: nieuwzgled-
niajacej oraz uwzgledniajacej mechanizm dzielenia ryzyka. Opis poszczegolnych scenariuszy
przedstawiono ponizej.

2.3.1 Scenariusz istniejacy

Scenariusz istniejacy odpowiada ilosciowej prognozie rocznych wydatkow podmiotu zobo-
wiazanego do finansowania Swiadczen ze srodkow publicznych, jakie bedg ponoszone na le-
czenie pacjentow w stanie klinicznym wskazanym we wniosku, z wyszczegélnieniem sktado-
wej wydatkow stanowiacej refundacje ceny wnioskowanej technologii przy zatozeniu, ze
minister wtasciwy do spraw zdrowia nie wyda pozytywnej decyzji o objeciu finansowania
tafamidisu w ramach nowo utworzonego programu lekowego pt. ,Leczenie tafamidisem kar-
diomiopatii w przebiegu amyloidozy transtyretynowej u dorostych (ICD 10 E85)”.

Wielkosc populacji docelowej, uwzglednionej w niniejszej analizie okreslono zgodnie z da-
nymi przedstawionymi w rozdziale 2.2.4.

Obecnie podstawowa terapiag chorych z kardiomiopatia w przebiegu amyloidozy transtyrety-
nowej pozostaje leczenie objawowe niewydolnosci serca, ktore nie leczy choroby podstawo-
wej. Podstawowa terapia ATTR-CM obejmuje ograniczenie sodu czy stosowanie antagonistow
aldosteronu w potaczeniu z diuretykami petlowymi, takimi jak furosemid, torasemid oraz
spironolakton [Witteles 2019]. Dlatego w scenariuszu istniejacym niniejszej analizy zato-
Zono, ze wszyscy pacjenci otrzymuja leki stosowane w ramach leczenia objawowego.

Dodatkowo w analizie uwzgledniono, ze u pacjentow moze dojs¢ do hospitalizacji z przyczyn
sercowo-naczyniowych. Ze wzgledu na brak dostatecznych danych dotyczacych leczenia pa-
cjentow z ATTR-CM w Polsce w analizie uwzgledniono czestosci hospitalizacji pozyskane
z badania ATTR-ACT. Zgodnie z danymi z badania klinicznego, srednia liczba hospitalizacji
Z przyczyn sercowo-naczyniowych, w grupie pacjentow przyjmujacych placebo wynosi 0,70
hospitalizacji na rok, natomiast wsrod pacjentow przyjmujacych tafamidis 0,49 hospitaliza-
cji rocznie. Poniewaz w praktyce pacjenci chorujacy na ATTR-CM w Polsce objeci sa progra-
mem PfizerCares i przyjmujg tafamidis, w niniejszej analizie przyjeto, ze srednia miesieczna
liczba hospitalizacji wynosi 0,04 (dzielac roczna liczbe hospitalizacji przez 12). Zgodnie z da-
nymi, przedstawionymi w analizie ekonomicznej Vyndaqel” [AE Vyndagel 2023], srednia dtu-

gos¢ hospitalizacji rozni sie w zaleznosci od klasy NYHA. [ GGG
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I Diugoic hospitalizacji oparto na danych z badania klinicznego ATTR-ACT, na-
tomiast rozktad pacjentow w poszczegolnych klasach NYHA na danych z programu PfizerCa-
res (por. Tab. 8).

Tab. 8. Odsetek pacjentow oraz dtugos¢ hospitalizacji z przyczyn sercowo-
naczyniowych w poszczegolnych klasach NYHA.

Klasa NYHA Odsetek pacjentow, % Dtugos¢ hospitalizacji, dni
tafamidis placebo

| [ | |

N I I |

Smiertelnos¢ analizowanej populacji zostata oszacowana na podstawie krzywych przezycia
pochodzacych z badania ATTR-ACT.

2.3.2 Scenariusz nowy

Scenariusz nowy odpowiada ilosciowej prognozie rocznych wydatkow podmiotu zobowigza-
nego do finansowania swiadczen ze srodkow publicznych, jakie beda ponoszone na leczenie
pacjentow w stanie klinicznym wskazanym we wniosku, z wyszczegolnieniem sktadowej wy-
datkow stanowiacej refundacje ceny wnioskowanej technologii przy zatozeniu, wydana zo-
stanie pozytywna decyzja o refundacji tafamidisu w ramach nowo utworzonego programu
lekowego pt. ,Leczenie tafamidisem kardiomiopatii w przebiegu amyloidozy transtyretyno-
wej u dorostych (ICD 10 E85)”.

W scenariuszu nowym przyjeto, ze wprowadzenie refundacji tafamidisu nie zmieni liczebno-
sci populacji docelowej, uwzglednionej w niniejszej analizie. Przyjeto, ze tafamidis bedzie
stosowany u wszystkich zdiagnozowanych pacjentow kwalifikujacych sie do wnioskowanego
programu lekowego.

Dodatkowo, analogicznie do scenariusza obecnego, w analizie uwzgledniono fakt, u pacjen-
téw moze dojs¢ do hospitalizacji z przyczyn sercowo-naczyniowych. Tym samym w scenariu-
szu nowym niniejszej analizy przyjeto, ze srednia miesigczna liczba hospitalizacji wynosi
0,04 (zgodnie z metodyka przedstawiong w scenariuszu istniejacym dzielac roczne prawdo-
podobienstwo wynoszace 0,49 na 12 miesiecy). Rowniez dtugosc hospitalizacji oraz rozktad
pacjentow w poszczegolnych klasach NYHA przyjeto analogicznie do scenariusza istnieja-
cego, na podstawie odpowiednio danych z badania klinicznego ATTR-ACT i danych z programu
PfizerCares (por. Tab. 8).

W celu oszacowania $miertelnosci u pacjentow leczonych tafamidisem, analogicznie do sce-
nariusza istniejacego, wykorzystano krzywa Kaplana-Meiera zaleznosci czasu do nastgpienia
zgonu z dowolnej przyczyny z badania ATTR-ACT.
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2.4 Analizowane koszty

W celu pokazania catkowitych kosztow lekow w kontekscie ogolnych wydatkow, w niniejszej
analizie oprocz kosztow wnioskowanego leku uwzgledniono koszty leczenia objawowego nie-
wydolnosci serca, koszty kwalifikacji do programu lekowego, koszty diagnostyki i monitoro-
wania leczenia oraz koszty hospitalizacji z przyczyn sercowo-naczyniowych. Wymienione ka-
tegorie kosztow stanowig catkowite koszty roznicujace. Pozostate kategorie kosztow bezpo-
srednich uznano za nieroznicujgce zaliczajac je do kategorii kosztow wspolnych. Koszty te
(jako koszty wspolne dla technologii wnioskowanej i placebo) nie maja wptywu na wyniki
analizy.

2.4.1 Koszt substancji

Koszt leku Vyndagel® przyjeto w oparciu o dane dostarczone przez wnioskodawce (por.
rozdz. 1.4). W analizie przyjeto koszt leczenia komparatorem jako rowny 0 PLN ze wzgledu
na to, iz jest to placebo.

Tab. 9. Koszt leku Vyndagel®.

Kategoria Vyndagel® (bez RSS) Vyndagel® (z RSS)
[1] Cena zbytu netto, PLN

[2] Cena hurtowa, PLN

[3] Cena hurtowa brutto, PLN

[4] Wysokosc limitu finansowania, PLN

Objasnienia wyliczen:

[2] = [1] + marza hurtowaa (6% * [1]),

[3] = [2] + VAT (8% z [2]),

[4] — na podstawie ceny podstawy limitu w grupie.

CHB — cena hurtowa brutto; CZN — cena zbytu netto; CH — cena hurtowa; PLN — polski ztoty; RSS
— mechanizm dzielenia ryzyka; WLF — wysokos¢ limitu finansowania.

a W przypadku lekow i srodkow spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego stosowa-
nych w ramach programoéw lekowych, wysokos¢ marzy hurtowej nie moze by¢ wyzsza niz 2000 zt.

Zgodnie z ChPL Vyndagel zalecana dawka to jedna kapsutka produktu o mocy 61 mg (tafami-
disu) podawana doustnie raz na dobe [ChPL Vyndagel]. Wnioskowane opakowanie zawiera 30
tabletek o mocy 61 mg.

2.4.2 Koszt leczenia objawowego

Koszty leczenia objawowego oszacowano na podstawie publikacji Czech 2013, w ktorej sza-
cowano koszty zwiazane z leczeniem niewydolnosci serca z perspektywy NFZ [Czech 2013].
Przy czym w niniejszej analizie wykorzystano wytacznie koszt lekow stosowanych w leczeniu
niewydolnosci serca. W zwiazku z tym, ze dane z publikacji pochodza z 2011 roku, zostaty
one skorygowane o wartosci wskaznika cen towarow i ustug konsumpcyjnych w kategorii

Zdrowie w latach 2012-2023 (kwiecien) [GUS]. [ N
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Tab. 10. Koszt lekow stosowanych w leczeniu objawowym.

Koszt Czech 2013, PLN Sredni wazony koszt, PLN

Leki hamujace agregacje ptytek
z wytgczeniem heparyny (BO1AC) |

Glikozydy naparstnicy (CO1AA)
Diuretyki (C03) |
Beta-adrenolityki (C07) |

Inhibitory konwertazy angiotensyny
(CO%9AA) |

taczny
NYHA — New York Heart Association; PLN — polski ztoty.

2.4.3 Koszt kwalifikacji do programu lekowego

W celu okreslenia badan diagnostycznych wykonywanych w przebiegu kwalifikacji pacjenta
do terapii tafamidisem postuzono sie projektem Programu lekowego , Leczenie tafamidisem
kardiomiopatii w przebiegu amyloidozy transtyretynowej u dorostych (ICD 10 E85)”. |
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W Tab. 11 przedstawiono uwzglednione swiadczenia i ich koszt poniesiony przez NFZ okre-
slony na podstawie Katalogu ambulatoryjnych grup s$wiadczen specjalistycznych
[57/2023/DSOZ']. Dla kosztow kwalifikacji do PL, diagnostyki i monitorowania, hospitalizacji
i transplantu zastosowano mnoznik wartosci punktu rowny 1,62 zt, opierajac sie na Zarza-
dzeniu nr 16/2023/DEF Prezesa Narodowego Funduszu Zdrowia z dnia 27 stycznia 2023 r. w
sprawie zmiany planu finansowego Narodowego Funduszu Zdrowia na 2023 rok
[16/2023/DEF].

' Dane kosztowe uwzglednione w analizie zgodne z wartoscia punktowa swiadczen obowigzujaca od
1 stycznia 2021 r.
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Tab. 11. Koszt badan diagnostycznych wykonywanych w ramach kwalifikacji

pacjentéw do PL.

&

HealthQuest

Procedura Grupa badan Nazwa grupy War- Koszt
Swiadczen spe- tosc (PLN)
cjalistycznych punk-

(Kod swiadcze- towa
nia)

-

0 -

— e

| - | N

— - |

F - A

] - B

] I I I

I I | N




_Prucedura .Grupa badan . Nazwa grupy . War- . Koszt

swiadczern spe- tosc (PLN)
cjalistycznych punk-

(Kod swiadcze- towa

nia)

wego ,Leczenie tafamidisem kardiomiopatii w przebiegu amyloidozy transtyretynowej u do-
rostych (ICD 10 E85)” poniesiony przez ptatnika publicznego. Koszt ten naliczany jest w mo-
delu jednorazowo, w pierwszym jego cyklu odpowiadajacym momentowi kwalifikacji pa-
cjenta do programu lekowego (stan na 31 stycznia 2024 r).

Tab. 12. Catkowity koszt kwalifikacji pacjentéw do PL.

Nazwa swiadczenia Koszt (PLN)

PLN — polski ztoty.

2.4.4 Koszt diagnostyki i monitorowania

Koszty diagnostyki i monitorowania leczenia w ramach programu lekowego we wskazaniu
objetym analizg okreslono na podstawie Zarzadzeniem Nr 69/2023/DGL Prezesa Narodowego
Funduszu Zdrowia z dnia 21 kwietnia 2023 r. zmieniajacym zarzadzenie w sprawie okreslenia
warunkow zawierania i realizacji umow w rodzaju leczenie szpitalne w zakresie programy
lekowe [Zarzadzenie 69/2023/DGL]%.




Tab. 13. Koszt diagnostyki i monitorowania leczenia w programie lekowym.

Nazwa swiadczenia | Kod swiadcze- | Wartosc Wycena Koszt Koszt
nia punktowa, | punktowa, | $wiadcze- Swiadcze-
pkt PLN nia, PLN nia w cyklu

pkt — liczba punktéw; PLN — polski ztoty.

2.4.5 Koszt hospitalizacji z przyczyn sercowo-naczyniowych

Zgodnie z Zarzadzeniem Prezesa Narodowego Funduszu Zdrowia z dnia 31 marca 2023 r. zmie-
niajagcym zarzadzenie w sprawie okreslenia warunkow zawierania i realizacji umow w ro-
dzaju leczenie szpitalne oraz leczenie szpitalne — Swiadczenia wysokospecjalistyczne
[58/2023/DS0OZ] hospitalizacja spowodowana niewydolnoscia krazenia moze byc rozliczana
na podstawie dwach osobnych $wiadczen: E53G — Niewydolnosc¢ krazenia (kod Swiadczenia:
5.51.01.0005094) lub E52 — Zaawansowana niewydolno$c krazenia (5.51.01.0005052). Dobor
Swiadczenia jest uzalezniony od decyzji lekarza prowadzacego, ktory dokonuje go na pod-
stawie procedur przewidzianych w trakcie hospitalizacji.

Zgodnie z Zarzadzeniem Prezesa Narodowego Funduszu Zdrowia z dnia 31 marca 2023 r. zmie-
niajacym zarzadzenie w sprawie okreslenia warunkow zawierania i realizacji umow w ro-
dzaju leczenie szpitalne oraz leczenie szpitalne — s$wiadczenia wysokospecjalistyczne
[58/2023/DS0OZ] hospitalizacja spowodowana niewydolnoscig krazenia moze byc rozliczana
na podstawie dwaoch osobnych swiadczen: ES3G — Niewydolnosc krazenia (kod swiadcze-nia:
5.51.01.0005094) lub E52 — Zaawansowana niewydolnosc¢ krazenia (5.51.01.0005052). Dobér
swiadczenia jest uzalezniony od decyzji lekarza prowadzacego, ktory dokonuje go na pod-
stawie procedur przewidzianych w trakcie hospitalizacji.
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Tab. 14. Sredni koszt hospitalizacji z przyczyn sercowo-naczyniowych.

Swiadczenie Dtu- Wycena .
gosé punk=

hospi- | towa

taliza- | swiad-

cji czenia

(dni) | (PLN)

Hospitalizacja pacjenta z niewydolnoscia krazenia

E53G ,Niewydol- | Hospitali- <1 | 2092,00
nos¢ krazenia” zacja
(kod Swiadcze- zwykta i 1] 278,00
nia: planowa 2| 3487,00
5.51.01.0005094) [ yospitali- n.d. | 4184,00
zacja
zwykla
E52 ,,Zaawansowana niewy- do 28 | 5593,00
dolnosc krazenia” (kod swiad- dni
kolejny
dzien

n.d. — nie dotyczy.

2.4.6 Podsumowanie analizowanych kosztow

Ponizej zestawiono dane kosztowe wykorzystane w niniejszej analizie wptywu na budzet
(por. Tab. 15).

Tab. 15. Zestawienie parametrow kosztowych analizy wptywu na budzet.

Parametr Wartos¢

Koszt za opakowanie leku (CHB), tafamidis ‘ bez RSS [
PLN ] z RSS I

[ placebo [ ]

Koszt leczenia objawowego (roczny), PLN ]

Koszt kwalifikacji do program leko- tafamidis (I
wego, PLN placebo -

Koszt diagnostyki i monitorowania tafamidis ]
{miesieczny), PLN placebo |

Koszt hospitalizacji (roczny), PLN tafamidis i
placebo i

PLN — polski ztoty; RSS — mechanizm podziatu ryzyka.

3 s HealthQuest



2.5 Zakres analizy wrazliwosci

Przeprowadzono analize wrazliwosci, w ktorej testowano wptyw danych wejsciowych obar-
czonych najwieksza niepewnoscig oszacowan na wyniki analizy. Ponizej zdefiniowano wa-
rianty analizy wrazliwosci, ktore wykorzystano, aby zbadac odpornosc¢ uzyskiwanych wyni-
kow na niepewnosc dotyczaca wielkosci nowo zdiagnozowanej populacji uwzglednionej w ni-
niejszej analizie. Kazdy z analizowanych wariantow niniejszej analizy przeprowadzono
uwzgledniajac dwa warianty cenowe: nieuwzgledniajacy oraz uwzgledniajacy mechanizm
dzielenia ryzyka.

2.5.1 Wariant minimalny

W wariancie minimalnym analizy wrazliwosci szacujac wielkos¢ populacji przyjeto, | KNGz

Tab. 16. Liczebnos$¢ populacji w kolejnych latach analizy — wariant mini-

malny.
Liczba pacjentow uwzglednionych w analizie
Roczna liczba wlaczen Miesigczna liczba wiaczen

2.5.2 Wariant maksymalny

W wariancie maksymalnym analizy wrazliwosci szacujac wielko$¢ populacji przyjeto, [}

Tab. 17. Liczebnos¢ populacji w kolejnych latach analizy — wariant maksy-
malny.

Liczba pacjentow uwzglednionych w analizie

Roczna liczba wigczen

Miesieczna liczba wigczen

2.5.3 Zestawienie parametrow analizy wrazliwosci
i wariantu podstawowego

W ramach analizy wrazliwosci testowano wptyw zmiany wartosci parametrow dotyczacych
szacunkow przysztej populacji na szacunki kosztow. W Tab. 18 przedstawiono zmienne testo-
wane w ramach analizy wrazliwosci.
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Tab. 18. Zatozenia analizy wrazliwosci i wariantu podstawowego.

Zmienna testowana Wariant
podstawowy

Wariant
minimalny

Wariant

maksymalny

PL — program lekowy.
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3 Wyniki analizy wptywu na budzet
3.1 Aktualne roczne wydatki NFZ

Tab. 19. Aktualne roczne wydatki NFZ.

Kategoria kosztow Koszt (PLN)

koszty terapii tafamidisem

koszty kwalifikacji do programu lekowego
koszty diagnostyki i monitorowania
Roszty leczenia oi)jawowego

koszty hospitalizacji

Koszty sumaryczne

Koszty w PLN.
NFZ — Narodowy Fundusz Zdrowia; PLN — polski ztoty; RSS — mechanizm podzialu ryzyka.

3.2 Wariant podstawowy
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3.3 Wariant minimalny

I




3.4 Wariant maksymalny
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3.5 Podsumowanie wynikéw analizy wptywu na
budzet

Tab. 23. Zestawienie wynikow catkowitych kosztow inkrementalnych wszyst-
kich wariantow niniejszej analizy.

Wariant ana- Wersja bez RSS Wersja z RSS

lizy | rok analizy Il rok analizy | rok analizy Il rok analizy
I I I
I I I
I I I

RSS — mechanizm dzielenia ryzyka.

s
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4 Aspekty etyczne, spoteczne, prawne oraz
wptyw decyzji na organizacje udzielania
Swiadczen

Leczenie wnioskowang interwencja nie wptywa na prawa pacjenta i prawa cztowieka i nie
stawia nowych wymogow w stosunku do pacjenta. Pozytywna decyzja o refundacji produktu
Vyndagel® nie wptynie na wydatki w innych sektorach niz ochrona zdrowia, w zwiazku z tym
zakres analizy obejmowat tylko ten sektor.

Tafamidis to lek stosowany doustnie, wiec jego podawanie pacjentom nie generuje dodat-
kowych kosztow zwiazanych z wyposazeniem w dodatkowy sprzet, przeszkolenie personelu
czy pacjentow, ani opracowania nowych wytycznych klinicznych. Leczenie bedzie mozna
prowadzi¢ w obecnych osrodkach zajmujacych sie leczeniem ATTR-CM.

Poczatkowe objawy amyloidozy ATTR sa zwykle niecharakterystyczne i rozpoznanie jest sta-
wiane w zaawansowanym stadium choroby. Wigze sie to zarowno z opoznieniem skutecznego
leczenia, jak i ryzykiem wprowadzenia niewtasciwej terapii. Sredni czas przezycia chorych
od momentu rozpoznania choroby wynosi od 2 do 6 lat.

ATTR-CM jest nieodwracalna, postepujaca i smiertelng chorobg, dlatego wazne jest, aby
udostepnic pacjentom skuteczng metode leczenia, ktora przedtuzy zycie. Postepowanie me-
dyczne w kardiomiopatii w przebiegu amyloidozy transtyretynowej pozostaje znaczaca nie-
zaspokojong potrzeba, a podstawowa terapig ATTR-CM pozostaje leczenie objawowe niewy-
dolnosci serca, ktore nie leczy choroby podstawowej i w pewnych przypadkach moze byc
sprzeczne z zaleceniami dotyczacymi ATTR-CM (niektore leki stosowane w niewydolnosci
serca sa wzglednie przeciwwskazane u pacjentow z ATTR-CM).

Tafamidis prowadzi do wydtuzenia zycia z jednoczesna poprawg jakosci zycia, pozwalajac
rownoczesnie w czasie oczekiwania na przeszczepienie utrzymac stan zdrowia chorego
umozliwiajacy przeprowadzenie tej procedury.

0000000000000
Y . ccino-

czesnie objecie refundacja preparatu Vyndagel® przyczyni sie do uzyskania dostepu do sku-
tecznej i bezpiecznej terapii pacjentom z choroba rzadka. Unia Europejska, kierujac sie tro-
ska o pacjentow z chorobami rzadkimi, podjeta inicjatywy majace na celu poprawic sytuacje
tych chorych i zapewnic im rowne szanse w dostepnie, zakresie oraz jakosci swiadczen zdro-
wotnych w poréwnaniu do choréb powszechnie wystepujacych.

Stosowanie technologii dodatkowo nie naktada szczegolnych wymogow, czy tez nie oddzia-
tuje z prawami pacjentow lub prawami cztowieka. Pozytywna decyzja odnosnie do refunda-
cji nie stoi w sprzecznosci z aktualnie obowigzujacymi regulacjami prawnymi oraz nie stwa-
rza koniecznosci dokonania zmian w prawie lub przepisach.

Istotnym aspektem jest rowniez fakt, ze z powodow ograniczen proceduralnych i administra-
cyjnych obecnie trwajacy program PfizerCares nie pozwala na petne zaspokojenie potrzeb
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pacjentow chorujacych na ATTR-CM, na co wskazuje tez wzrost liczby diagnozowanych pa-
cjentow prognozowany przez ekspertow po rozpoczeciu refundacji leku. Pokazuje to, ze
wprowadzenie refundacji tafamidisu pozwoli na objecie opieka wiekszej liczby pacjentow
chorych na amyloidoze transtyretynowa i zaspokojenie istniejacej potrzeby, co pozostaje
niemozliwe w ramach istniejacego programu PfizerCares.

e 3 HealthQuest



5 Dyskusja wynikéw i ograniczen

Celem niniejszej analizy byto oszacowanie wptywu na wydatki ptatnika publicznego wydania
pozytywnej decyzji o objeciu leku Vyndaqel® (tafamidis) finansowaniem w ramach nowo
utworzonego programu lekowego pt. ,Leczenie tafamidisem kardiomiopatii w przebiegu
amyloidozy transtyretynowej u dorostych (ICD 10 E85)”.

Analize przeprowadzono z perspektywy ptatnika publicznego (NFZ) w horyzoncie dwoch ko-
lejnych lat. W analizie uwzgledniono koszty lekow (tj. tafamidisu), leczenia objawowego,
wtaczenia do programu lekowego, diagnostyki i monitorowania leczenia oraz hospitalizacji
Z przyczyn sercowo-naczyniowych. Mimo, ze koszty leczenia objawowego oraz hospitalizacji
Z przyczyn sercowo-naczyniowych sg takie same dla obu rozwazanych scenariuszy, a tym sa-
mym nie roznicuja wynikow analizy, uwzgledniono je w niniejszej analizie w celu pokazania
ich kosztow lekow w kontekscie ogolnych wydatkow. Analiza scenariuszowa objeta scenariusz
istniejacy, w ktorym przyjeto brak refundacji tafamidisu w analizowanym wskazaniu, oraz
scenariusz nowy, w ktérym zatozono objecie refundacja preparatu Vyndagel® w ramach nowo
utworzonego programu lekowego. Dla kazdego ze scenariuszy rozpatrywano trzy warianty:
podstawowy, minimalny i maksymalny, rozniace sie wielkoscia populacji uwzglednionej w ni-
niejszej analizie oraz Smiertelnoscia analizowanej populacji. Analize przeprowadzono
w dwoch wersjach cenowych: bez uwzglednienia mechanizmu dzielenia ryzyka (RSS) — dla
wnioskowanej ceny zbytu netto dla tafamidisu, oraz z uwzglednieniem RSS ([ GGz
) — na podstawie informacji Zamawiajacego.

Oszacowanie wielkosci populacji docelowej zostato okreslone na podstawie danych uzyska-
nych od ekspertow z osrodkow diagnozy i leczenia ATTR-CM i sg to wartosci z ograniczona
niepewnoscia. Liczebnosci populacji, oparte na prognozach ekspertow, sa znaczaco wyzsze
od liczby obecnie diagnozowanych pacjentow spetniajacych kryteria klasy NYHA I-1l. Nalezy
jednak podkreslic, ze szacunki te oparte sg tym samym na analizie danych pochodzacych z
10 osrodkow w Polsce zajmujacych sie obecnie diagnostyka i leczeniem pacjentow z ATTR-
CM i dotyczacych rzeczywistej praktyki klinicznej. Liczba osrodkow diagnozujacych ATTR-CM
w kraju wzrosta w ostatnich latach. Eksperci wskazujacy na wyzsze niz dotychczas liczby
pacjentow nowo diagnozowanych uzasadniali prognozy aspektami takimi jak rosnaca swia-
domosc lekarzy o kardiomiopatii transtyretynowej oraz polepszajace sie mozliwosci diagno-
styczne, czy planowanie poszerzenia dziatalnosci diagnostycznej. Dodatkowo dla parametru
liczebnosci populacji zostata przeprowadzona analiza wrazliwosci testujaca odpornosc uzy-
skanych wynikow na niepewnosc przeprowadzonych oszacowan.
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6 Wnioski koncowe

Oszacowana wielkos¢ populacji jest nieduza, dobrze zdefiniowana i ograniczona kryteriami
proponowanego Programu Lekowego, dzieki czemu leczeniem zostang objeci pacjenci, kto-
rym leczenie moze przyniesc najwieksze potencjalnie korzysci. Dodatkowo korzystanie z leku
pacjentow, ktorzy w momencie rozpoczecia refundacji byliby juz objeci leczeniem tafami-
disem z ramienia programu PfizerCares, nie bytoby obcigzeniem finansowym dla ptatnika
publicznego. Pozwoli to na ograniczenie wydatkow w ochronie zdrowia, gdyz refundacja ob-
jetaby jedynie nowo diagnozowanych pacjentow.

, wprowadze-
nie refundacji produktu leczniczego Vyndagel® jest zasadne, gdyz lek ten ma udowodniong
skutecznosc w leczeniu pacjentow z ATTR-CM, tj. prowadzi do korzystniejszego rokowania
w zakresie ryzyka zgonu oraz hospitalizacji z przyczyn sercowo-naczyniowych niz w przy-
padku braku dedykowanego leczenia. Dodatkowo poprawia wynik w tescie 6-MWT oraz ocene
w kwestionariuszu KCCQ-0S. Zatem jednoczesnie daje efekty w postaci wydtuzenia zycia
i poprawy jego jakosci. Ponadto wnioskowany lek charakteryzuje sie akceptowalnym profi-
lem bezpieczenstwa [AKL Vyndagel 2023]. Wnioskowany program lekowy adresowany jest do
pacjentow z ATTR-CM, ktorzy obecnie nie posiadajg mozliwosci leczenia w zadnym z istnie-
jacych programow lekowych (jedyng dostepng metoda terapii jest leczenie objawowe nie-
wydolnosci serca). Objecie refundacjg terapii tafamidisem stanowi jedyna dostepna forme
leczenia modyfikujacego ATTR-CM i tym samym umozliwi specjalistom zastosowanie ukie-
runkowanego na chorobe leczenia pacjentow. Odpowiednio dobrana terapia do okreslonego
stanu klinicznego chorego przyczyni sie do zwiekszenia skutecznosci jego leczenia oraz po-
prawi komfort pacjenta oraz jego opiekunow. W zwiazku z powyzszym objecie refundacja
wnioskowanej terapii przyczyni sie do skutecznego i bezpiecznego zaspokojenia niezaadre-
sowanej potrzeby medycznej.
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ZARZADZENIE NR 16/2023/DEF PREZESA NARODOWEGO FUNDUSZU ZDROWIA z dnia
27 stycznia 2023 r.w sprawie zmiany planu finansowego Narodowego Funduszu
ZLdrowia na 2023 rok

ZARZADZENIE NR 69/2023/DGL PREZESA NARODOWEGO FUNDUSZU ZDROWIA z
dnia 21 kwietnia 2023 r.zmieniajacezarzadzenie w sprawie okreslenia warunkow
zawierania i realizacji umow w rodzaju leczenie szpitalne w zakresie programy
lekowe

ZARZADZENIE NR 57/2023/DSOZ PREZESA NARODOWEGO FUNDUSZU ZDROWIA

z dnia 30 marca 2023 r. w sprawie okreslenia warunkow zawierania i realizacji
umow o udzielanie swiadczen opieki zdrowotnej w rodzaju ambulatoryjna opieka
specjalistyczna

ZARZADZENIE NR 58/2023/DSOZ PREZESA NARODOWEGO FUNDUSZU ZDROWIA z
dnia 31 marca 2023 r.zmieniajace zarzadzenie w sprawie okreslenia warunkow
zawierania i realizacji umow w rodzaju leczenie szpitalne oraz leczenie szpitalne
- swiadczenia wysckospecjalistyczne

ZARZADZENIE NR 21/2023/DSOZ PREZESA NARODOWEGO FUNDUSZU ZDROWIA z
dnia 31 stycznia 2023 r.zmieniajace zarzadzenie w sprawie okreslenia warunkow
zawierania i realizacji umow w rodzaju leczenie szpitalne oraz leczenie szpitalne
- $wiadczenia wysokospecjalistyczne
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