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Streszczenie

Cel pracy

Celem analizy jest oszacowanie wplywu na budzet platnika publicznego zwigzanego z refundacja so-
matrogonu (Ngenla®) w leczeniu dzieci i mlodziezy w wieku 3 lat i starszych z zaburzeniami wzrostu
spowodowanymi niedostatecznym wydzielaniem hormonu wzrostu, w ramach istniejgcego programu
lekowego B.19 ,Leczenie niskorostych dzieci z somatotropinowa niedoczynnoscia przysadki (ICD-10:
E23)”. Analize kosztow terapii somatrogonem przeprowadzono na tle kosztow terapii aktualnie refun-
dowanego hormonu wzrostu - somatropiny, ktora jest dostepna w trzech produktach: Genotropin®,
Norditropin NordiFlex® oraz Omnitrope®.

Metody

Analize przeprowadzono z perspektywy ptatnika publicznego w horyzoncie 2 kolejnych lat. Liczebnosc
populacji docelowej oszacowano w oparciu o dane pochodzace z rocznych sprawozdan publikowanych
przez NFZ. W raporcie przyjeto, ze liczba pacjentow leczonych rocznie somatroping wyniesie
uwagi na fakt, ze sg to najnowsze dostepne dane. Ze wzgledu na obecnga kryzysowa sytuacje dotyczacg
ograniczonej dostepnosci hormonu wzrostu, pomimo finansowania w Polsce trzech produktow soma-
tropiny (Genotropin®, Norditropin NordiFlex® oraz Omnitrope®), w analizie uwzgledniono koszty lekow
dostepnych w ramach programu lekowego B.19, zgodnie z danymi pochodzacymi z postepowania prze-
targowego numer ZZP.ZP.411.65.2023. Nie analizowano innych kosztow ze wzgledu na brak roznic
pomiedzy analizowanymi terapiami.

M

Analiza scenariuszowa objeta scenariusz istniejacy, w ktorym zalozono brak refundacji somatrogonu
(Ngenla®) i leczenie 100% pacjentow z populacji docelowej somatroping -

Il romicdzy trzy obecnie finansowane produkty somatropiny - Genotropin®, Norditropin Nordi-
Flex® oraz Omnitrope®. W scenariuszu nowym zalozono, zgodnie z prognoza marketingowg wniosko-

dawcy, | IEGEGEGEE -onicdzy czterema lekami - Genotropin®, Norditropin NordiFlex®, Omni-
trope® oraz Ngenla®,

I Fos-czocolne warianty scenariusza nowego (podstawowy, minimalny i maksymalny)
roznily sie wspotczynnikiem wzrostu zapotrzebowania (wyrazonego w mg) przy przejsciu z somatro-
piny na somatrogon.

Koszty terapii somatroping szacowano w oparciu o dane zaczerpniete z rozstrzygnietego postepowania
przetargowego numer ZZP.ZP.411.65.2023. Wynika to z faktu, ze obecnie doszlo do sytuacji ograni-
czonej dostepnosci hormonu wzrostu. Analize przeprowadzono dla zaproponowanej ceny zbytu
Ngenla® w dwoch wariantach: z uwzglednieniem i bez uwzglednienia proponowanych umow podziatu
ryzyka. W niniejszym streszczeniu ograniczono opis rezultatow do wynikow z uwzglednieniem umow
podziatu ryzyka, ze wzgledu na fakt, ze przyjecie przez platnika wariantu bez RSS jest skrajnie mato
prawdopodobne. Wyniki dla wariantu bez RSS przedstawiono w dalszych rozdzialach analizy.
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Whnioski

Pozytywna decyzja refundacyjna dla somatrogonu (Ngenla®) obejmujaca dzieci i mlodziez w wieku 3

lat i starszych z zaburzeniami wzrostu rozszerzy wybor terapii dla niskoroslych dzieci oraz przyczyni
sie do poprawy obecnie ograniczonego dostepu do hormonu wzrostu. Rozpoczecie finansowania so-
matrogonu wplynie na poprawe jakosci zycia pacjentow oraz poprawe stosowania sie do zalecen le-
karza. Wynika to z faktu zmniejszenia czestosci iniekcji - z codziennych iniekcji somatropiny na in-
iekcje somatrogonu wykonywane raz w tygodniu.

Wprowadzenie refundacji somatrogonu bedzie sie wigzalo z dodatkowymi wydatkami NFZ wynikaja-
cymi ze zwigkszenia zapotrzebowania (wyrazonego w mg) przy przejsciu z somatropiny na somatro-
gon. Przyjecie proponowanego instrumentu podzialu ryzyka pozwoli na ograniczenie wydatkow NFZ.
Zwiekszenie dostepnosci opcji terapeutycznych w leczeniu zaburzen wzrostu przez wprowadzenie so-
matrogonu do praktyki klinicznej ma szczegolne znaczenie w obliczu kryzysowych sytuacji zwigzanych
z dostepnoscia produktow zawierajacych hormon wzrostu. Wiekszy dostep do preparatow zawieraja-
cych hormon wzrostu przyczyni sie do rozwiazania obecnego kryzysu oraz do zapobiegania wystapieniu
ograniczen w dostepie do hormonu wzrostu w przysziosci.
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1 Cel analizy

Celem analizy jest oszacowanie wptywu na budzet ptatnika publicznego zwiazanego z refun-
dacja somatrogonu (Ngenla®) w leczeniu dzieci i mtodziezy w wieku 3 lat i starszych z zabu-
rzeniami wzrostu spowodowanymi niedostatecznym wydzielaniem hormonu wzrostu, w ra-
mach istniejacego programu lekowego B.19 ,Leczenie niskorostych dzieci z somatotropinowa
niedoczynnoscia przysadki (ICD-10: E23)”. Analize kosztow terapii somatrogonem przepro-
wadzono na tle kosztow terapii aktualnie refundowanego hormonu wzrostu - somatropiny,
ktora jest dostepna w trzech produktach: Genotropin®, Norditropin NordiFlex® oraz Omni-
trope”®.

W Tab. 1 przedstawiono cel analizy wptywu na budzet z uwzglednieniem schematu PICO.

Tab. 1. Cel analizy wplywu na budzet z uwzglednieniem schematu PICO.

Populacja (P) Dzieci i mlodziez w wieku 3 lat i starsi z zaburzeniami wzrostu spo-
wodowanymi niedostatecznym wydzielaniem hormonu wzrostu.
Interwencja () Ngenla® podawana we wstrzyknieciu podskdrnym raz w tygodniu (za-
lecana dawka to 0,66 mg/kg masy ciata).
Komparator (C) Somatropina
Efekty (O) e bezposrednie koszty zwigzane z wprowadzeniem preparatu
na liste lekow refundowanych w ramach programu lekowego
B.19,

¢ wplyw na organizacje udzielania swiadczen zdrowotnych,
e aspekty etyczne i spoleczne

Perspektywa analizy perspektywa ptatnika publicznego

Horyzont czasowy analizy |2 lata

Porownywane scenariusze |scenariusz istniejacy: aktualnie realizowany
scenariusz nowy: po wprowadzeniu refundacji preparatu Ngenla® we
wnioskowanym wskazaniu

=]
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2 Metodyka

W niniejszym rozdziale przedstawiono zestawienie tabelaryczne wartosci i wyszczegolnienie
zatozen, na podstawie ktorych dokonano oszacowan dotyczacych:

rocznej liczebnosci populacj;

rocznej liczebnosci populacji, w ktorej wnioskowana technologia bedzie stosowana
przy zatozeniu, ze minister wtasciwy do spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu re-
fundacja, o ktorej mowa w art. 11 ust. 1 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji
lekow, srodkow spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow
medycznych (zwana dalej ustawg refundacyjna), lub decyzje o podwyZszeniu ceny, o
ktorej mowa w art. 11 ust. 4 ustawy refundacyjnej;

aktualnych rocznych wydatkow podmiotu zobowigzanego do finansowania swiadczen
ze srodkow publicznych, ponoszonych na leczenie pacjentow w stanie klinicznym
wskazanym we wniosku, z wyszczegolnieniem sktadowej wydatkow stanowiacej re-
fundacje ceny wnioskowanej technologii, o ile wystepuje;

dodatkowych wydatkéw podmiotu zobowigzanego do finansowania swiadczen ze
srodkow publicznych, jakie beda ponoszone na leczenie pacjentow w stanie klinicz-
nym wskazanym we wniosku, stanowiacych réznice pomiedzy prognozami, z wyszcze-
golnieniem sktadowej wydatkow stanowiagcej refundacje ceny wnioskowanej techno-
logii, w tym minimalnych i maksymalnych wariantow dla tego oszacowania;

ilosciowej prognozy rocznych wydatkow podmiotu zobowigzanego do finansowania
swiadczen ze srodkow publicznych, jakie beda ponoszone na leczenie pacjentow w
stanie klinicznym wskazanym we wniosku, z wyszczegolnieniem sktadowej wydatkow
stanowiacej refundacje ceny wnioskowanej technologii przy zatozeniu, Ze minister
wlasciwy do spraw zdrowia nie wyda decyzji o objeciu refundacja, o ktorej mowa w
art. 11 ust. 1 ustawy refundacyjnej;

ilosciowej prognozy rocznych wydatkow podmiotu zobowigzanego do finansowania
swiadczen ze srodkow publicznych, jakie beda ponoszone na leczenie pacjentow w
stanie klinicznym wskazanym we wniosku, z wyszczegolnieniem sktadowej wydatkow
stanowiacej refundacje ceny wnioskowanej technologii przy zatozeniu, ze minister
wtasciwy do spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu refundacja, o ktorej mowa w art.
11 ust. 1 ustawy refundacyjnej.

W analizie zdefiniowano scenariusz istniejacy oraz scenariusze nowe: najbardziej prawdo-
podobny oraz minimalny i maksymalny (patrz rozdziat 2.5).

o0
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2.1 Populacja

2.1.1 Szacowanie liczebnosci populacji obejmujacej
wszystkich pacjentéw, u ktérych wnioskowana tech-
nologia moze byc¢ zastosowana

Zgodnie z Charakterystyka Produktu Leczniczego, produkt leczniczy Ngenla® zarejestrowany
jest do leczenia:

e dzieci i mtodziezy w wieku 3 lat i starszych z zaburzeniami wzrostu spowodowanymi
niedostatecznym wydzielaniem hormonu wzrostu (ChPL Ngenla®).

W zwiazku z powyzszym populacja obejmujaca wszystkich pacjentow, u ktorych wniosko-
wana technologia moze byc zastosowana, bedzie tozsama z populacjg docelowg (Tab. 2).
Oszacowanie populacji docelowej zostanie opisane w rozdziale 2.1.2.

Tab. 2 Liczebnosci populacji obejmujacej wszystkich pacjentow, u ktarych wnioskowana
technologia moze byc¢ zastosowana.

Wskazanie Liczebnosc¢ populacji Zrodto

Zaburzenia wzrostu spowodowane

niedostatecznym wydzielaniem - Rozdzial 2.1.2.1; Ryc. 1
hermonu wzrostu

RAZEM |

2.1.2 Szacowanie liczebnosci populacji docelowej wskaza-
nej we wniosku
Whnioskowane wskazanie refundacyjne dla produktu leczniczego Ngenla® brzmi:

¢ leczenie dzieci i mtodziezy w wieku 3 lat i starszych z zaburzeniami wzrostu spowo-
dowanymi niedostatecznym wydzielaniem hormonu wzrostu.

Proponowana kategoria dostepnosci produktu Ngenla®™ obejmuje refundacje w ramach ist-
niejacego programu lekowego B.19 ,Leczenie niskorostych dzieci z somatotropinowa niedo-
czynnoscig przysadki (ICD-10: E23)" (aneks 7.2). Populacja docelowa wskazana we wniosku
refundacyjnym bedzie ograniczona planowanymi kryteriami wtaczenia do programu leko-
wego:

1. nawracajace stany hipoglikemii w okresie niemowlecym i/lub poniemowlecym (po
wykluczeniu czestych przyczyn hipoglikemii oraz wykluczeniu hiperinsulinizmu wro-
dzonego i pierwotnego niedoboru glikokortykosteroidow), szczegdlnie u dzieci ze
wspotistniejacymi wadami linii posrodkowej ciata, przede wszystkim w obrebie twa-
rzo-czaszki;

2. niskorostosc, tj. wysokosc ciata ponizej 3 centyla dla pici i wieku, na siatkach centy-
lowych dla populacji dzieci polskich (nie dotyczy dzieci z wielohormonalna niedo-
czynnoscig przysadki (WNP) oraz dzieci z udokumentowanymi mutacjami zwiazanymi
z niedoborem hormonu wzrostu (SNP) oraz dzieci, u ktorych terapie rozpoczeto w
okresie niemowlecym lub poniemowlecym i dzieci po terapii chorob rozrostowych);
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3. opozniony wiek kostny, oceniany metoda Greuli’h‘a-Pyle;

4. wykluczenie innych, anizeli SNP, przyczyn niskorostosci lub wyrownanie tych chorob
(np. niedokrwistosc, niedoczynnosc tarczycy, zaburzenia wchtaniania i trawienia je-
litowego);

5. obnizony wyrzut hormonu wzrostu (ponizej 10 ng/ml) w dwoch, niezaleznych testach
stymulacji sekrecji tego hormonu, a w przypadku dzieci z wielohormonalng niedo-
czynnoscig przysadki oraz dzieci z udokumentowanymi mutacjami zwigzanymi z nie-
doborem hormonu wzrostu jednego testu (z uwagi na ryzyko powiktan testy te mozna
wykonywac jedynie u dzieci powyzej 2 roku Zycia, a test insulinowy po ukonczeniu 5
roku zycia);

Do programu mogg byc takze wigczone dzieci leczone hormonem wzrostu z innych zrodet,
ktore przy rozpoczeciu terapii spetniaty kryteria programu.

W ponizszych podrozdziatach (2.1.2.1 - 2.1.2.3) zostana przedstawione kolejne kroki szaco-
wania populacji docelowej wskazanej we wniosku.

2.1.2.1 Liczba pacjentow leczonych rocznie somatropina

Liczebnosc populacji docelowej okreslono w oparciu o dane dotyczace liczby niskorostych
dzieci z somatotropinowa niedoczynnoscig przysadki, ktore byty leczone somatroping w ra-
mach programu lekowego B.19 , Leczenie niskorostych dzieci z somatotropinowg niedoczyn-
noscig przysadki (ICD-10: E23)”. Dane pochodzg z rocznych sprawozdan publikowanych przez
NFZ.

W ramach PL B.19 leczone sg niskoroste dzieci, z opoznionym wiekiem kostnym, u ktorych w
okresie niemowlecym i/lub poniemowlecym wystepujg nawracajace stany hipoglikemii. Dla
tej populacji jedyna dostepna metode leczenia stanowi somatropina (Obwieszczenie MZ).

Zgodnie z danymi pochodzacymi z rocznych sprawozdan NFZ, liczba pacjentow leczonych
somatroping w ramach PL B.19 ulegta stabilizacji w ciggu ostatnich 4 lat (2019 - 2022). W
2019 roku, 5 211 dzieci otrzymato somatropine. W 2020 roku liczba leczonych somatroping
spadta do 5 206, a w 2021 roku do 5 100 chorych. W 2022 roku, liczba pacjentow leczonych
somatroping w ramach PL B.19 wynosita 5 040 chorych (Ryc. 1).

A
N, \\/czesniejsze
dane pochodzace z 2020 i 2021 roku dotycza lat epidemicznych - stan epidemii COVID-19
ogtoszono w Polsce w marcu 2020 roku. Obecnie stan epidemii zostat zniesiony zgodnie z
Rozporzadzeniem Rady Ministrow z dnia 13 maja 2022 roku (Uchwaty NFZ, PZH). W zwigzku
Z powyZszym najnowsze dostepne dane pochodzace z 2022 roku zostaty w najmniejszym
stopniu zaburzone przez epidemig COVID-19.
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Ryc. 1 Liczba niskorostych pacjentow leczonych somatroping w ramach programu lekowego
B.19 , Leczenie niskorostych dzieci z somatotropinowa niedoczynnoscia przysadki” (osza-
cowanie wlasne na podstawie Uchwat NFZ z lat 2016 - 2022).

5400 5211 5206
5 200 5100 5040
2 5000 4 920

% 4 800 4 698

o m—

4 391

2016 2017 2018 2019 2020 2021 2022
Rok

2.1.2.2 Roczne zapotrzebowanie na somatropine

Roczne zapotrzebowanie na somatroping okreslono na podstawie liczby mg zuzytych przez
pacjentow leczonych w ramach programu lekowego B.19 ,Leczenie niskorostych dzieci z so-
matotropinowa niedoczynnoscig przysadki (ICD-10: E23)”. Dane pochodzg z rocznych spra-
wozdan publikowanych przez NFZ (Uchwaty NFZ).

Zgodnie z opublikowanymi danymi, ilos¢ mg somatropiny zuzytej w ramach PL B.19 ulegta
stabilizacji w ciggu dwaoch ostatnich latach (2021 - 2022). W 2021 roku w PL B.19 zuzyto
1688 123 mg somatropiny. W 2022 roku, liczba ta wynosita 1 688 368 mg (Ryc. 2; Uchwaty
NFZ).

11
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Ryc. 2 Liczba miligraméw somat ropiny zuzytych w ramach programu lekowego B.19 ,,Lecze-
nie niskorostych dzieci z somatotropinowa niedoczynnoscia przysadki” (oszacowanie wia-
sne na podstawie Uchwal NFZ z lat 2016 - 2022).

1 800 000

1688 368
1700 000 1688 123

1589 834 1 581 342
1600000 1540 230
1 500 000 1472 672

1386446
1 400 000

llos¢ somatropiny (mg)

1 300 000

1 200 000
2016 2017 2018 2019 2020 2021 2022
Rok

2.1.2.3 Wspotczynnik wzrostu zapotrzebowania na somatrogon

Do oszacowania zuzycia rocznego zarowno somatrogonu, jak i somatropiny, niezbedna jest
srednia masa ciata pacjentow. Poniewaz jednak nie jest to parametr roznicujacy, oszaco-
wano proporcje zuzycia rocznego somatrogonu wzgledem somatropiny tak, aby na tej pod-
stawie moc oszacowac proporcje catkowitych kosztow rocznej terapii w zaleznosci od sce-
nariusza analizy (najbardziej prawdopodobnego, minimalnego i maksymalnego).

Wspotczynnik wzrostu zapotrzebowania (wyrazonego w mg) przy przejsciu z somatropiny na
somatrogon wyrazono jako proporcje zuzycia tygodniowego somatrogonu wzgledem soma-
tropiny.

Zgodnie z informacjami zawartymi w ChPL, zalecana dawka somatropiny wynosi od 0,025
mg/kg m.c./dobe do 0,035 mg/kg m.c./dobe (ChPL Genotropin®). Tygodniowe zapotrzebo-
wanie na somatropine wynosi odpowiednio od 0,175 mg/kg m.c./tydzien do 0,245 mg/kg
m.c./tydzien. Tygodniowe zapotrzebowanie na somatrogon wynosi 0,660 mg/kg m.c. /ty-
dzien (Tab. 3; ChPL Ngenla®).
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Tab. 3 Dawkowanie oraz tygodniowe zapotrzebowanie na somatropine i somatrogon (ChPL
Genotropin®, ChPL Ngenla™).

Dawkowanie Dawkowanie w mg/kg m.c./dobe Zapotrzebowanie tygodniowe w mg/kg
m.c./tydzien

Somatropina

Srednie 0,030 0,210
Minimalne 0,025 0,175
Maksymalne 0,035 0,245
Somatrogon

Zalecane ‘ - | 0,660

—

2.1.2.4 Podsumowanie oszacowania liczebnosci populacji docelowej
wskazanej we wniosku

W podsumowano ostateczng wielkos¢ populacji docelowej w zaleznosci od przyjetego sce-
nariusza (podstawowy, minimalny, maksymalny).

Tab. 5 Oszacowanie populacji docelowej, w ktérej wnioskowana technologia moze byc sto-

sowana.
Zmienna Liczebnos¢ populacji Zrédio
| rok Il ok
Sc. Podstawowy, sc. Mi- | I | Rozdziaty 2.1.2.1 - 2.1.2.3; Ryc. 1
nimalny, sc. maksymalny - -
| |

2.1.3 Szacowanie liczebnosci populacji, w ktérej wniosko-
wana technologia jest obecnie stosowana

Whnioskowana technologia (somatrogon, preparat Ngenla®) nie jest obecnie refundowana. Na
dzien dzisiejszy, Ngenla® jest stosowana jako kontynuacja badania realizowanego w Klinice
Endokrynologii i Chorab Metabolicznych z Oddziatem Medycyny Nuklearnej i Endokrynologii
Onkologicznej Instytutu Centrum Zdrowia Matki Polki. Zgodnie z danymi przedstawionymi
przez Wnioskodawce, obecnie [J] dzieci jest leczonych somatrogonem.
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Tab. 6 Liczebnosci populacji, w ktorej wnioskowana technologia jest obecnie stosowana
(oszacowanie na czerwiec 2023 roku).

Wskazanie Liczebnosc¢ populacji Zrodto

Zaburzenia wzrostu spowodowane

niedostatecznym wydzielaniem B | Dane Wnioskodawcy
hermonu wzrostu

RAZEM (]

2.1.4 Szacowanie rocznej liczebnosci populacji, w ktérej
whnioskowana technologia bedzie stosowana przy za-
tozeniu, ze minister wtasciwy do spraw zdrowia wyda

decyzje o objeciu refundacja

Szacowanie rocznej liczebnosci populacji, w ktérej wnioskowana technologia bedzie stoso-
wana przy zatozeniu, Ze minister wtasciwy do spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu refun-

dacjg przeprowadzono w oparciu o nastepujace zatozenia:

e wszyscy pacjenci z okreslonej liczebnosci populacji docelowej zostang wtaczeni do
PL - populacja docelowa zostanie osiagnieta w pierwszym roku. Wynika to z mozli-
wosci leczenia niskorostych dzieci z zastosowaniem somatropiny w ramach programu

lekowego B.19.

e W scenariuszu istniejacym wszyscy pacjenci leczeni sa somatroping (100% udziatu w
rynku). Zatozono, ze zarowno w |, jak i Il roku analizy, liczba pacjentow leczonych w

pL 8. 19 |

zarowno w scenariuszu istniejgcym, jak i scenariuszu nowym.

e zgodnie z prognoza marketingowa wnioskodawcy oraz finansowaniem w PL B.19
trzech produktow somatropiny - Genotropin®, Norditropin NordiFlex® oraz Omni-
trope®, w scenariuszu istniejacym zatozono || G
I P2y icto, e nastapi zmiana zasad kontraktowania
w sytuacji niedoboru hormonu wzrostu. Zatozono, Ze dojdzie do stworzona sytuacji,
w ktorej zostanie wytoniony wiecej niz jeden oferent zwigzany umowa na dostarcze-

nie preparatéw zawierajacych hormon wzrostu.

e wprowadzenie do PL somatrogonu wptynie na zmniejszenie liczby pacjentow leczo-
nych somatroping. Zgodnie z prognoza marketingowa wnioskodawcy zatozono [l

nitrope® oraz Ngenla®, | N ¥ onsekwencji wprowadzenie soma-

trogonu do programu lekowego spowoduje

pomiedzy czterema lekami - Genotropin®, Norditropin NordiFlex®, Om-

e W scenariuszu nowym, roczne zapotrzebowanie w mg na somatrogon w stosunku do
rocznego zapotrzebowania w mg na somatropine, wzrosnie w zaleznosci od analizo-

wanego wariantu: |
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Tab. 7. Liczebnosci populacji, w ktorej wnioskowana technologia bedzie stosowana przy
zatozZeniu, Ze minister wlasciwy do spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu refundacja

. . Liczebnosc populacji .
Wariant analizy Zrodio
I ok Il rok
Najbardziej prawdopodobny - -
Minimalny | ] I | Rozdzial 2.1.2.1; Ryc. 1
Maksymalny [ [ |

2.1.5 Podsumowanie szacunkéw rocznej liczebnosci popu-
lacji
Podsumowanie szacunkéw rocznej liczebnosci populacji przedstawione w rozdziatach 2.1.1 -

2.1.4 zestawiono w tabeli ponize].

Tab. 8. Podsumowanie szacunkow rocznej liczebnosci populacji

Sapulaci Liczebnosc populacji Odnosnik do roz-
e I rok Il rok dzialu i tabeli

Pacjenci ze wskazaniem ; .

ohiadlamim e vkl [ ] B | Rozdzial 2.1.2.1; Ryc. 1

Pacjenci, u ktorych wnio-

skowana technologia jest . Rozdzial 2.1.2.4, Tab. 6

obecnie stosowana

Pacjenci stosujacy wnio-
skowang technologie w [ ] B | Rozdzial 2.1.4, Tab. 7
scenariuszu nowym

2.2 Perspektywa analizy

Analize przeprowadzono z perspektywy NFZ. Ze wzgledu na realizacje swiadczenia w ramach
programu lekowego, a co za tym idzie brak wspotptacenia pacjenta za otrzymywane swiad-
czenie, perspektywa ptatnika publicznego jest toZzsama z perspektywa wspolng ptatnika pu-
blicznego oraz pacjenta.

2.3 Horyzont czasowy analizy

Zgodnie z rozporzadzeniem Ministra Zdrowia dotyczacym minimalnych wymagan, jakie mu-
sza spetniac analizy uwzglednione we wnioskach refundacyjnych, horyzont czasowy wiasciwy
dla analizy wptywu na budzet powinien obejmowac perspektywe czasowg, w Ktorej szaco-
wane sg wydatki podmiotu zobowigzanego do finansowania swiadczen ze srodkow publicz-
nych, zwigzane ze stosowaniem wnioskowanej technologii, obejmujaca przewidywany prze-
dziat czasu wystarczajacy do ustalenia rownowagi na rynku i nie krotszy niz 2 lata od zajscia
zmiany wynikajacej z wydania przez ministra wtasciwego do spraw zdrowia decyzji o objeciu
refundacja (Rozporzadzenie MZ 2021).

W analizie przyjeto 2-letni horyzont obserwacji. Ze wzgledu na dynamiczne zmiany doty-
czace dostepnosci lekow zawierajgcych hormon wzrostu, nie analizowano procesow w dtuz-
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szym horyzoncie czasowym. Majac na uwadze czas konieczny na przeprowadzenie postepo-
wania administracyjnego dotyczacego wniosku o refundacje, horyzont czasowy obejmuje w
lata 2024 (I rok) i 2025 (Il rok).

2.4 Analizowane koszty

W ramach niniejszej analizy rozwazano uwzglednienie nastepujacych kosztow bezposrednich
medycznych:

o kosztow lekow (somatrogonu i somatropiny),

o kosztow podania tych lekow,

o kosztow kwalifikacji pacjenta do leczenia w programie Lekowym,
e kosztow diagnostyki i monitorowania w programie lekowym,

e kosztow leczenia zdarzen niepozadanych,

Zarowno wnioskowany somatrogon, jak i somatropine pacjenci moga wstrzykiwac sobie sa-
modzielnie, stad tez nie uwzgledniano w analizie kosztow podania obu tych lekow (ChPL
Ngenla® ChPL Omnitrope®). Nie uwzgledniano rowniez kosztow zwiazanych z leczeniem
w programie lekowym (koszty kwalifikacji, koszty diagnostyki i monitorowania, porad ambu-
latoryjnych) z uwagi na fakt, ze w przypadku refundacji somatrogonu i dotgczenia go do PL
B.19, w ktorym znajduje sie somatropina, nie bedg to koszty roznicujace (CMA 2023). Koszty
leczenia zdarzen niepozadanych, z uwagi na brak wykazania réznic w zakresie analizy bez-
pieczenstwa, rowniez nie stanowig kosztow roznicujacych (AK 2023).

Tab. 9 Koszty nieroznicujace, w konsekwencji nieuwzglednione w ramach niniejszej ana-
lizy.

Typ kosztu Uzasadnienie

Koszty podania lekow Oba leki pacjenci moga podac sobie samodzielnie.
Koszty kwalifikacji do leczenia Koszty kwalifikacji pacjenta do leczenia w programie le-
w programie lekowym kowym sa jednakowe dla obu lekow.

Koszty porad i diagnostyki w progra- | Koszty monitorowania leczenia (porady ambulatoryjne)
mie lekowym zgodnie z harmonogramami obu PL s3 jednakowe.

Koszt diagnostyki w proponowanym programie lekowym
szacowano jako koszt rowny obecnemu kosztowi diagno-
styki w PL somatropiny, zatem rowniez w tym poréwnaniu

beda jednakowe.
Koszt leczenia zdarzen niepozada- W odniesieniu do bezpieczenstwa stosowania somatro-
nych gonu i somatropiny w Analizie klinicznej nie wykazano

roznic pomiedzy technologiami medycznymi.
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2.4.1 Koszty lekéw

2.4.1.1 Uzasadnienie kategorii odptatnosci i kwalifikacji do grupy li-
mitowej wnioskowanego leku

Whiosek refundacyjny dotyczy leku Ngenla®™ (somatrogon) w leczeniu dzieci i mtodziezy
w wieku 3 lat i starszych z zaburzeniami wzrostu spowodowanymi niedostatecznym wydzie-
laniem hormonu wzrostu, w ramach nowego programu lekowego B.19.

Zgodnie z art. 14 Ustawy o refundacji lekow, srodkow spozywczych specjalnego przeznacze-
nia Zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz.U. 2021 poz. 523), dalej zwana ,,ustawg
o refundacji” Minister wtasciwy do spraw zdrowia, wydajac decyzje o objeciu refundacja,
dokonuje kwalifikacji do nastepujacych odptatnosci:

1) bezptatnie - leku, wyrobu medycznego majgcego udowodniong skutecznosc w lecze-
niu nowotworu ztosliwego, zaburzenia psychotycznego, uposledzenia umystowego lub
zaburzenia rozwojowego albo choroby zakaznej o szczegolnym zagrozeniu epidemicz-
nym dla populaciji, albo leku, srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia zywie-
niowego stosowanego w ramach programu lekowego;

2) ryczattowej - leku, srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego,
wyrobu medycznego:

a. wymagajacego, zgodnie z aktualng wiedzg medyczna, stosowania diuzej niz
30 dni oraz ktorego miesieczny koszt stosowania dla swiadczeniobiorcy przy
odptatnosci 30% limitu finansowania przekraczatby 5% minimalnego wynagro-
dzenia za prace, ogtaszanego w obwieszczeniu Prezesa Rady Ministrow wyda-
nym na podstawie art. 2 ust. 4 ustawy z dnia 10 pazdziernika 2002 r. o mini-
malnym wynagrodzeniu za prace, albo,

b. zakwalifikowanego na podstawie art. 72 lub jego odpowiednika, albo

C. wymagajacego, zdodnie z aktualng wiedzg medyczna, stosowania nie diuzej
niz 30 dni oraz ktorego koszt stosowania dla Swiadczeniobiorcy przy odptat-
nosci 50% limitu finansowania przekraczatby 30 % minimalnego wynagrodzenia
za prace, ogtaszanego w obwieszczeniu Prezesa Rady Ministrow wydanym na
podstawie art. 2 ust. 4 ustawy z dnia 10 pazdziernika 2002 r. o minimalnym
wynagrodzeniu za prace;

3) 50% - leku, srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia Zywieniowego, wyrobu
medycznego, ktory wymaga, zgodnie z aktualng wiedza medyczna, stosowania nie
dtuzej niz 30 dni;

4) 30% - leku, srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobu
medycznego, ktory nie zostat zakwalifikowany do poziomow odptatnosci okreslonych
w pkt 1-3.

Majac na uwadze wnioskowang kategorie dostepnosci tj. program lekowy oraz udowodniong
skutecznosc Ngenla® w leczeniu dzieci i mtodziezy w wieku 3 lat i starszych z zaburzeniami
wzrostu, spetniony jest warunek okreslony w art. 14 pkt 1 ustawy o refundacji. W zwiazku z
powyzszym wnioskodawca ubiega sie o objecie refundacjg produktu leczniczego Ngenla® w
ramach kategorii odptatnosci ,bezptatnie”.
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Wnioskowana technologia medyczna (somatrogon) jest rekombinowanym hormonem wzrostu
i, choc co do zasady efekt jego dziatania jest tozsamy z dziataniem somatropiny, to jednak
potaczenie naturalnego ludzkiego hormonu wzrostu z czescig innego ludzkiego hormonu o na-
zZwie gonadotropina kosmowkowa sprawia, ze lek ten pozostaje w organizmie dtuzej niz na-
turalny ludzki hormon wzrostu, a w konsekwencji wstrzykniecia leku nie musza byc¢ poda-
wane codziennie, jak ma to miejsce w przypadku somatropiny (ChPL Ngenla®).

Réznice wynikajace z dawkowania poszczegolnych substancji czynnych (somatrogon, soma-
tropina) w istotny sposob wptywaja na uzyskiwany efekt zdrowotny - majg bezposredni
wptyw na jakosc zycia pacjentow oraz przestrzeganie zalecen lekarza. Podawanie somatro-
gonu raz w tygodniu wigze sie z istotnie statystycznie mniejszym obciazeniem leczeniem
(nizszy wynik w zakresie poziomu niedogodnosci pacjenta w kwestionariuszu DCOA 1) w po-
rownaniu z somatroping podawang raz dziennie (MD=-15,49; 95%Cl: -19,71; -11,27; p<0,001)
(AK 2023). Schemat wstrzyknigc somatrogonu raz w tygodniu w mniejszym stopniu ingeruje
w zZycie pacjenta, opiekuna i Zycie rodzinne (codzienne czynnosci, czynnosci spoteczne, re-
kreacja/rozrywka, spedzanie nocy poza domem, podroze) niz podawanie somatropiny raz
dziennie. Jak wskazuja dane pochodzace z randomizowanych badan klinicznych somatro-
gonu, znacznie wiekszy odsetek pacjentow/opiekunow preferuje stosowanie somatrogonu
raz w tygodniu w poréwnaniu z somatroping raz dziennie pod wzgledem: wyboru wstrzyki-
wacza (88,1% vs. 11,9%), preferowanego schematu wstrzykniec (91,7% vs. 7,1%), wygody sto-
sowanego schematu wstrzykniec (95,2% vs. 4,8%) oraz tatwosci przestrzegania schematu in-
iekcji (85,7% vs. 9,5%) (AK 2023).

Majac na uwadze powyzsze roznice w sposobie dziatania w organizmie obu lekow oraz uzy-
skiwane dzieki temu efekty zdrowotne wnioskuje sie o finansowanie somatrogonu w ramach
odrebnej grupy limitowej.

Whnioskowana cena leku Ngenla® zostata zamieszczono w rozdziale 2.4.1.3.

2.4.1.2 Aktualna sytuacja refundacyjna hormonu wzrostu

Dynamicznie zmieniajgca sie sytuacja epidemiologiczna, wystepujace wydarzenia geopoli-
tyczne oraz wysokie standardy wytwarzania produktow leczniczych wptywaja na zachwianie
ptynnosci w dostepie do lekow zarowno na swiecie, jak i w Polsce. Dotychczas zjawisko to
zdarzato sie rzadko, jednak obecnie coraz czesciej stanowi bezposrednie zagrozenie nie
tylko dla zdrowia pacjentow, ale rowniez dla dyscypliny finansow publicznych.

Obserwowane w ostatnim czasie globalne problemy z dostepnoscig hormonu wzrostu oraz
osoczopochodnych czynnikow krzepniecia, zachwiaty dosc stabilng dotychczas polityka go-
spodarowania lekiem.

Zgodnie z zarzadzeniem prezesa NFZ, nabycie lekow niezbednych do realizacji programow
lekowych:

¢ B.15 ,Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofilig Ai B (ICD-10: Dé6, D67)",

e B.19 ,Leczenie niskorostych dzieci z somatotropinowa niedoczynnoscig przysadki
(ICD-10: E23)”,

e B.20 ,Leczenie niskorostych dzieci z ciezkim pierwotnym niedoborem |IGF-1 (ICD-10:
E34.3)",
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e B.38 ,Leczenie niskorostych dzieci z przewlektg niewydolnoscig nerek (PNN) (ICD-10:
N18)",

e B.41 Leczenie Zespotu Prader-Willi (ICD-10: Q87.1)",
e B.42  Leczenie niskorostych dzieci z Zespotem Turnera (ZT) (ICD-10: Q96)”,

e B.64 ,Leczenie hormonem wzrostu niskorostych dzieci urodzonych jako zbyt mate w
poréwnaniu do czasu trwania ciazy (SGA lub IUGR) (ICD-10: R62.9)”,

e B.111 ,Leczenie ciezkiego niedoboru hormonu wzrostu u pacjentow dorostych oraz
mtodziezy po zakoriczeniu terapii promujacej wzrastanie (ICD-10: E23.0)",

odbywa sie po przeprowadzeniu wspolnego postepowania o udzielenie zamowienia publicz-
nego (Zarzadzenie 31/2023/DGL, Obwieszczenie MZ). We wspomnianym postepowaniu, po-
mocnicze dziatania zakupowe realizuje Zaktad Zamowienn Publicznych przy Mini-
strze Zdrowia, na podstawie art. 37 ust. 2-4 ustawy z dnia 11 wrzesnia 2019
. - Prawo zamowien publicznych (Dz. U. z 2022 r. poz. 1710, 1812, 1933 i 2185), zwanej
dalej ,ustawa PZP".

Bazujac na kryteriach cenowych i poza cenowych (tzw. jakosciowych; okreslonych przez za-
mawiajacego w Specyfikacji Warunkow Zamowienia), postepowanie przetargowe wytania
jednego dostawce leku. Ocena ztoZonej oferty odbywa sie wedtug opisanego w dokumencie
sposobu - zazwyczaj na podstawie sumy punktow uzyskanych za kryteria oceny wymienione
w punkcie 1 ,,OCENIANE KRYTERIA | ICH RANGA W OCENIE”. Wyliczenie punktow odbywa sie
zgodnie ze sposobem opisanym w punkcie 2 ,,SPOSOB OBLICZANIA WARTOSCI PUNKTOWEJ”.

Zakup lekow z wykorzystaniem procedury przetargowej wiaze sie z konkurencyjnoscia, ktora
w bezposredni sposob wptywa na erozje cenowa. Konkurencyjnosc cenowa jest oczywistg i
niepodwazalng korzyscig wynikajaca z organizacji postepowania przetargowego na zakup
lekow. Biorgc pod uwage ostatnie 5 lat, ceny zarowno hormonu wzrostu, jak rowniez czyn-
nikow krzepniecia, znaczgco spadty.

Postepowanie przetargowe wytania jednego dostawce, ktory jest zwigzany umowa na okres
1 - 2 lat. Sposob zakupu lekow z wykorzystaniem procedury przetargowej obarczony jest
powaznym ryzykiem braku dostepnosci leku, szczegolnie w sytuacjach nieprzewidywalnych,
tj. podczas wystapienia pandemii lub klesk zywiotowych oraz w sytuacji wystapienia proble-
mow produkcyjnych, ktore wptywaja na ilosc dostepnego na rynku produktu. W procedurze
przetargowej, swiadczeniodawca nie ma mozliwosci skorzystania z innego, refundowanego
preparatu, gdyz jak powiedziano na wstepie, postepowanie przetargowe na zakup leku, wy-
tania tylko jednego dostawce.

Doswiadczenia ostatnich miesiecy, a takze niepewna przysztosc, zmuszaja do podjecia dys-
kusji co do ewentualnej weryfikacji dotychczasowego sposobu zakupu preparatow hormonu
wzrostu i koniecznosci dywersyfikacji dostarczanych produktow, co wptynie na podniesienie
bezpieczenstwa lekowego w Polsce.

W zwiazku z problemami produkcyjnymi firmy Novo Nordisk, na rynku globalnym zaobserwo-
wano niedostateczng ilos¢ dostepnego hormonu wzrostu w stosunku do istniejacego zapo-
trzebowania. Karsten Munk Knudsen, Chief Financial Officer firmy Novo Nordisk wskazuje,
Ze jnwestujac masowo w zwiekszenie mocy produkcyjnych, Novo Nordisk ma nadzieje
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zwiekszy¢ podaz lekow, chociaz w 2023 r. nadal beda wystepowac okresowe ograniczenia w
dostawach” (Medwatch 2023).

Jak wskazuje American Society of Health-System Pharmacists (ASHP) oraz US Food and Drug
Administration (FDA), obecnie brakuje hormonu wzrostu - somatropiny. Prace nad zapew-
nieniem dostaw oraz redukcji brakow w dostepnosci beda realizowane do grudnia 2023 roku.
Firmy produkujace somatropine, tj. Novo Nordisk, Eli Lilly i Pfizer, rowniez wskazujg na wy-
stepujace braki w dostepnosci hormonu wzrostu (CIDRAP 2023).

Jak podkresla firma Novo Nordisk, braki w dostepnosci produktu Norditropin Flexpro 15 mi-
ligramow (mg)/1,5 mililitra (ml), spowodowane sa zwiekszonym popytem i opoznieniami w
produkcji. Wedtug informacji przekazywanych przez Novo Nordisk, preparaty zawierajace 10
mg/1,5 ml, 30 mg/3 mli5mg/1,5ml somatropiny sa nadal dostepne, jednak na stronie FDA,
wszystkie wymienione prezentacje preparatu Norditropin Flexpro raportowane sg jako nie-
dostepne. Z powodu opoéznien wystepujacych u producenta, od stycznia 2023 roku raporto-
wane sg braki w dostepnosci zestawow Humatrope 12 mg i 24 mg firmy Eli Lilly. Zgodnie z
informacjami podawanymi przez firme Pfizer, braki w dostepnosci dwukomorowych wktadow
zawierajacych somatroping w dawce 5 mg/ml i 12 mg/ml oraz opakowan Miniquick wynikaja
z powodu zwiekszonego popytu i innych wspotwystepujacych przyczyn (CIDRAP 2023).

Obecnie na rynku (europejskim) dostepne sa preparaty firmy Genentech (Nutropin NuSpin) i
Sandoz (Omnitrope) (CIDRAP 2023). Ze wzgledu na przedtuzajace sig ograniczenia w dostep-
nosci hormonu wzrostu, rodziny chorych starajg sie uzyskac dostep do preparatow zawiera-
jacych hormon wzrostu (NPR 2023).

Zgodnie z obwieszczeniem Ministra Zdrowia z dnia 20 czerwca 2023 r. w sprawie wykazu
refundowanych lekow, srodkow spozywczych specjalnego przeznaczenia Zywieniowego oraz
wyrobow medycznych, obecnie w Polsce w leczeniu niedoboru hormonu wzrostu refundo-
wane sg trzy produkty somatropiny - Genotropin® firmy Pfizer, Norditropin NordiFlex® firmy
Novo Nordisk oraz Omnitrope™ firmy Sandoz (Obwieszczenie MZ). W zwiazku z powyzszym
kazdy z wymienionych producentow moze przystapic do postepowania przetargowego ogta-
szanego rokrocznie na okoto 2 miliony jednostek miedzynarodowych, ktore wytoni tylko je-
den podmiot odpowiedzialny dostarczajacy hormon wzrostu.

Proces produkcji hormonu wzrostu jest czasochtonny i kosztochtonny. Dziatania majace na
celu zapewnienie dostepnosci preparatu na rynku oraz procedury zwiagzane z udziatem w
postepowaniu przetargowym wymagajg przeprowadzenia z kilkumiesiecznym wyprzedze-
niem prognoz zwigzanych z iloscig produkowanej substancji czynnej. Takie kalkulacje zwig-
Zane sg ze znacznym ryzykiem. W zwiazku z powyzszym producenci lub podmioty odpowie-
dzialne wystepujace wich imieniu podejmuja decyzje o przystapieniu do postepowania prze-
targowego dopiero po opublikowaniu specyfikacji warunkow zamowienia. W sytuacji prze-
grania postepowania przetargowego, przez wzglad na przewidywalne, istotne ryzyko ko-
niecznosci zniszczenia zamowionej ilosci leku, podmioty z bardzo duza ostroznoscig podcho-
dza do postepowania przetargowego lub podejmuja decyzje o rezygnacji z udziatu.

Powyzsze okolicznosci miaty bezposredni wptyw na problem z dostepnoscia do hormonu
wzrostu, ktory wedtug prognoz, utrzyma sie do potowy 2024 roku.

W potowie marca biezacego roku, ogtoszone zostato postepowanie przetargowe
ZZP.ZP.411.51.2023 ,,Preparat rekombinowanego ludzkiego hormonu wzrostu do podawania w
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automatycznych wstrzykiwaczach (penach) Czesci: 1:3 ", ktorego termin otwarcia ofert zo-
stat przesuniety przez wzglad na brak oferentow. Finalnie, postepowanie ZZP.ZP.411.51.2023
zostato uniewaznione (Tab. 10; ZZP.ZP.411.51.2023).

Tab. 10 Szczegoly dotyczace postepowania przetargowego ZZP.ZP.411.51.2023.

1: Dla pacjentow leczonych w ramach programow lekowych pn.: ,,Leczenie niskorostych dzieci
z somatotropinowa niedoczynnoscia przysadki (SNP)", ,, Leczenie niskorostych dzieci z Zespo-
tem Tumera (ZT)", ,,Leczenie niskoroslych dzieci z przewlekla niewydolnoscia nerek (PNN)”,

»Leczenie ciezkiego niedoboru hormonu wzrostu u pacjentow dorostych oraz u mlodziezy (...)

Nr Nazwa (firma) i adres |Nazwa kryterium Wartosc
Wykonawcy

Nie zlozono zadnej oferty

2: Dla pacjentow leczonych w ramach programu lekowego pn.: Leczenie Prader-Willi (PW)"

Nr Nazwa (firma) i adres |Nazwa kryterium Wartosc
Wykonawcy

Nie zlozono zadnej oferty

3: Dla pacjentow leczonych w ramach programu lekowego pn.: ,Leczenie hormonem wzrostu
niskorostych dzieci urodzonych jako zbyt mate w porownaniu do czasu trwania ciazy (SGA lub
IUGR)”

Nr Nazwa (firma) i adres |Nazwa kryterium Wartosc
Wykonawcy

Nie ziozono zadnej oferty

Postepowanie przetargowe ZZP.ZP.411.65.2023 na zakup preparatu rekombinowanego ludz-
kiego hormonu wzrostu do podawania w automatycznych wstrzykiwaczach (penach) Czesci:
1+3, zostato ogtoszone z konicem marca 2023 roku.

Do postepowania sptyneta jedna oferta, w wyniku czego 20 kwietnia 2023 roku podczas pu-
blicznej sesji otwarcia ofert wytoniono wykonawce. Firma Lek S.A. zaoferowata hormon
wzrostu w cenie 63,50 zt brutto za jednostke miedzynarodowa w kazdej z trzech czesci
postepowania. W zwiazku z brakiem alternatyw, zamawiajacy 28 kwietnia 2023 roku zawia-
domit o wyborze najkorzystniejszej oferty, jednoczesnie informujac, iz zamawiajacy zmniej-
szyt zakup produktu leczniczego do kwoty przeznaczonej na realizacje zamowienia (dotyczy
kazdej z ww. czesci zamowienia), zgodnie z zapisami SWZ rozdziatu VIII ust. 1 pkt. 1.2.2:

e czesc1-ilosc dawek: 476 420 mg, cena catkowita zakupu brutto za przedmiot zamo-
wienia: 30 252 670,00 zi;

e czesc 2 - ilosc dawek: 19 450 mg, cena catkowita zakupu brutto za przedmiot zamo-
wienia: 1235 075,00 zt;

e czesc 3 -ilosc dawek: 103 280 mg, cena catkowita zakupu brutto za przedmiot zamo-
wienia: 6 558 280,00 zt.

Zakupiony lek zabezpieczy pacjentow do potowy 2023 roku.
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Tab. 11 Szczegoly dotyczace postepowan przetargowych na zakup hormonu wzrostu.

Data otwar- 30.01.201 | 07.08. | 04.03, | 23.09.2 08.03.2 11.03.2022 | 20.04.202
cia/lnumer poste- | 8/ZZP- 2019/ 2020/ 020/ 0217 TZZIP.IP.41 3/27P.7IP.4
powania przetar- | 26/19 ZIP- ZZP- ZIP- ZIP- 1.11.2022 11.65.202
gowego 152/19 | 43/10 174/20 37121 3
Pfizer Pol- | cena AT 13;15 12,77 11,47 12,63 10,48
ska Geno- netto
tropin [=l]
cena 13,79 14,2 13,79 12,39 13,64 11,32
brutt
o [zt]
LEK S.A. cena 13,54 11,48 10,28 11,31 9.43 9,38 58,8
Omnitrope | netto
[z1]
cena 14,62 12,4 115 12,21 10,18 10,13 63,5
brutt
o [z1]

W 2023 roku, do postepowania przetargowego przystapit tylko jeden oferent. Cena zaofero-
wana w postepowaniu przetargowym ZZP.ZP.411.65.2023 jest o 6 razy wyzsza w porownaniu
do cen zaoferowanych w 2022 roku.

Zgodnie z wypowiedzig przedstawiciela Ministerstwa Zdrowia: ,Dwoch producentéw ludz-
kiego rekombinowanego hormonu wzrostu nie przystapito do przetargu ttumaczac sie trud-
nosciami na etapie produkcji, a kolejny zazadat pieciokrotnie wyzszej ceny niz wczesniej.”
W ten sposob Ministerstwo Zdrowia ttumaczy ktopoty z dostepem do leku. Jednoczesnie za-
pewnia, Ze nie przewiduje zawieszenia terapii dla potrzebujacych pacjentow (Puls Medycyny
2023).

Bezpieczenstwo lekowe, to nie tylko rozwoj potencjatu sektora lekow i wyrobow medycz-
nych - inwestycje zwigzane z produkcjg w Polsce AP, to takze dotozenie wszelkich staran do
tego, aby zabezpieczy¢ dostep do lekdw, ktore z roznych wzgledow nie sg produkowane w
Polsce (MRiT gov.pl).

W celu zapewnienia dostepu do hormonu wzrostu ponad 5 tysigcom pacjentow, wydaje sie
byc konieczne poszerzenie dostepu do nowych lekow zawierajacych hormon wzrostu. Istotna
jest rowniez zmiana lub modyfikacja dotychczasowego sposobu zamowien polegajaca na
stworzeniu sytuacji, w ktorej zostanie wytoniony wiecej niz jeden oferent. Dziatanie takie
doprowadzi do wiekszej przewidywalnosci zarowno po stronie producenta, ktory ograniczy
ryzyko zwiazane z koniecznoscia zniszczenia sprowadzonego leku, jak i po stronie zamawia-
jacego, ktory zapewni dostep do leku potrzebujacym. Podmiot zamawiajacy bedzie stat na
strazy dyscypliny wydatkow publicznych zawierajac odpowiednie mechanizmy dzielenia ry-
zyka, ktore zobowiaza dostawcow do sprzedawania leku po cenie hurtowe brutto ,,nie wyz-
szej niz".

2.4.1.3 Koszt somatrogonu (Ngenla®)

Whioskodawca ubiega sie o finansowanie somatrogonu (Ngenla®) w trybie refundacji Lleku
w ramach programu lekowego B.19 ,Leczenie niskorostych dzieci z somatotropinowa niedo-
czynnoscig przysadki (ICD-10: E23)”, potaczonego z obecnie istniejacym programem B.19,
w ramach ktorego refundowana jest somatropina. Tresc proponowanego programu lekowego
zamieszczono w aneksie 7.2.
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Wniosek refundacyjny ztozony przez zleceniodawce analizy obejmuje nastepujace opakowa-
nia preparatu Ngenla®:

o Ngenla 24 mg, roztwor do wstrzykiwan we wstrzykiwaczu potautomatycznym napet-
nionym,

o Ngenla 60 mg, roztwor do wstrzykiwan we wstrzykiwaczu potautomatycznym napet-
nionym.

I ocpovvicdnio dla wymienionych w kolejnosci opakowan powyzej. Oszacowa-
nie kosztu 1 mg leku z perspektywy NFZ przedstawiono w Tab. 12.

Wnioskodawca zaproponowat instrument dzielenia ryzyka (ang. risk sharing scheme, RSS),
zobowiazujac sie do
Szczegotowe oszacowanie kosztow NFZ po wprowadzeniu mechanizmu RSS
przedstawiono w Tab. 12.

Zgodnie z przedstawionym w ChPL opisem dawkowania zalecana dawka somatrogonu dla
dzieci i mtodziezy wynosi 0,66 mg/kg masy ciata pacjenta, podawana raz w tygodniu we
wstrzyknieciu podskornym. Wstrzykniecie moze podac sobie sam pacjent (lub opiekun), dla-
tego nie wliczano w tym przypadku kosztow podania (ChPL Ngenla®).

2.4.1.4 Koszt somatropiny

Somatropina (Genotropin®, Norditropin NordiFlex®, Omnitrope®) jest refundowana w ramach
szesciu programow lekowych. Leczone sg nig nie tylko niskoroste dzieci, ale takze pacjenci
z zespotem Turnera, zespotem Pradera-Williego czy hipotrofig wewnatrzmaciczna. W ramach
PL B.19 leczone sa niskoroste dzieci, z opdoznionym wiekiem kostnym, u ktorych w okresie
niemowlecym i/lub poniemowlecym wystepujg nawracajace stany hipoglikemii.

Zgodnie z przedstawionym w ChPL opisem dawkowania zalecana dawka somatropiny dla
dzieci i mtodziezy wynosi od 0,025 do 0,035 mg/kg masy ciata pacjenta, podawana raz na
dobe we wstrzyknieciu podskornym. Wstrzykniecie moze podac sobie sam pacjent (Lub opie-
kun), dlatego nie wliczano w tym przypadku kosztow podania (ChPL Omnitrope®).

Koszt za mg somatropiny oszacowano na podstawie analizy wynikow przetargow przeprowa-
dzanych przez Ministerstwo Zdrowia celem zakupu somatropiny na potrzeby realizacji finan-
sowania opisanych powyzej programow lekowych (Przetarg 2023). W odnalezionym przetargu
z kwietnia 2023 r. koszt NFZ za mg somatropiny wyniost 63,50 zt brutto. Szczegotowe osza-
cowanie kosztu przedstawiono w Tab. 13.
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Tab. 12. Koszty somatrogonu na podstawie informacji przekazanych przez wnioskodawce.

Zawartosc opakowania

Cena zbytu
netto [zt]

Cena urze-
dowa [zi]

Cena hurtowa
brutto [zi]

Limit [zl]

Payback

[21]

Doptata pa-
cjenta [zt]

Dawka w opako-

waniu [mg]

Koszt NFZ
za mg [zt]

Wariant z RSS

Ngenla 24 mg

roztwor do wstrzykiwan we
wstrzykiwaczu polautoma-
tycznym napetnionym

Ngenla 60 mg

roztwor do wstrzykiwan we
wstrzykiwaczu polautoma-
tycznym napetnionym

Wariant bez RSS

Ngenla 24 mg

roztwor do wstrzykiwan we
wstrzykiwaczu polautoma-
tycznym napetnionym

Ngenla 60 mg

roztwor do wstrzykiwan we
wstrzykiwaczu polautoma-
tycznym napetnionym

24
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Tab. 13. Oszacowanie kosztu za mg somatropiny na podstawie analizy wyniku przetargu (Przetarg 2023).

Numer postepowa-

Termin skfada-

Nazwa i adres

Liczba zakupionych mg soma-

Cena catkowita za-

Koszt brutto za

Koszt netto za

nia nia ofert Wykonawcy tropiny [mg] kupu brutto [z] mg [zi] me [zt]
Lek S.A., Podli-
ZZP.ZP.411.65.2023 | 20.04.2023r. piel6, 476 420 30 252 670,00 63,50 58,80

95-010 Strykow

25
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2.5 Scenariusze analizy

2.5:1

Scenariusz istniejacy odpowiada ilosciowej prognozie rocznych wydatkow podmiotu zobo-
wigzanego do finansowania swiadczen ze srodkow publicznych, jakie beda ponoszone na le-
czenie pacjentow w stanie klinicznym wskazanym we wniosku, z wyszczegolnieniem skiado-
wej wydatkow stanowigcej refundacje ceny wnioskowanej technologii przy zatozeniu, Ze
minister wtasciwy do spraw zdrowia nie wyda decyzji o objeciu refundacja, o ktorej mowa
w art. 11 ust. 1 ustawy lub decyzji o podwyzZszeniu ceny, o ktérej mowa w art. 11 ust. 4

ustawy.

W scenariuszu istniejacym, wszystkie niskoroste dzieci z somatotropinowa niedoczynnoscia
przysadki leczone sa somatroping - 100% udziat w rynku. Zgodnie z prognoza marketingowa
wnioskodawcy oraz finansowaniem w PL B.19 trzech produktow somatropiny - Genotropin®,
Norditropin NordiFlex® oraz Omnitrope®, zatozono

I (:b. 15). Somatropina podawana jest w automatycznych
wstrzykiwaczach (penach) w zwiazku z czym wstrzykniecie pacjent wykonuje samodzielnie
i nie sg generowane koszty zwigzane z podaniem leku.

Scenariusz istniejacy

Zgodnie z danymi opublikowanymi w rocznych sprawozdaniach NFZ, liczba pacjentow le-
czonych somatroping w ramach PL B.19 wynosita w 2022 roku 5 040 chorych (Uchwaty NFZ).
Roczne zapotrzebowanie na somatropine w ramach PL B.19 przyjeto na podstawie danych
pochodzacych z rocznych sprawozdan publikowanych przez NFZ, dotyczacych liczby rozli-
czonych jednostek (mg) somatropiny stosowanej w programie lekowym B.19. W 2022 roku

zapotrzebowanie to wynosito 1 688 368 me. I
|

Tab. 14 Roczne zapotrzebowanie na somatropine w programie lekowym B.19 w scenariuszu
istniejacym.

Zrédio

Zua’ cie somatropiny w PL B.19 |

na podstawie danych pochodzacych
z Uchwat Rady NFZ; rozdziat 2.5.1

Zmienna I rok Il rok

Sc. Podstawowy,
sc. Minimalny, sc.
maksymalny

Tab. 15 Liczba niskorostych dzieci leczonych somatroping w programie lekowym B.19 w
scenariuszu istniejacym.

Produkt soma- | rok Il rok Zrodio

tropiny

Zmienna

Sc. Podstawowy,
sc. Minimalny, sc.
maksymalny

Genotropin®

Norditropin Nordi-
Flex®

Omnitrope®

Oszacowanie na
podstawie liczby
pacjentow leczo-
nych w PL B.19
oraz

pomiedzy
trzy produkty so-
matropiny (Geno-
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Produkt soma- | rok Il rok Zrodio

tropiny

Zmienna

tropin®, Norditro-
pin NordiFlex® oraz
Omnitrope®); roz-
dzial 2.5.1

2.5.2 Scenariusze nowe

Warianty scenariusza nowego odpowiadajg ilosciowej prognozie rocznych wydatkow pod-
miotu zobowigzanego do finansowania swiadczen ze srodkow publicznych, jakie beda pono-
szone na leczenie pacjentow w stanie klinicznym wskazanym we wniosku, z wyszczegodlnie-
niem sktadowej wydatkow stanowigcej refundacje ceny wnioskowanej technologii przy za-
tozeniu, Ze minister wtasciwy do spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu refundacja, o ktorej
mowa w art. 11 ust. 1 ustawy lub decyzje o podwyzszeniu ceny, o ktérej mowa w art. 11 ust.
4 ustawy.

W scenariuszu nowym zatozono, Ze pacjenci populacji docelowe]j (trzy warianty liczebnosci
populacji docelowej - podstawowy, minimalny oraz maksymalny):

e zostang witaczeni do PL B.19 w pierwszym roku (dynamika wchodzenia do PL rowna
100%),

- !
e zgodnie z prognoza marketingowa wnioskodawcy zatozono |GGG

- Genotropin®, Norditropin NordiFlex®, Omnitrope® oraz

Ngena*, |

Tab. 16 Liczba niskorostych dzieci leczonych somatropina w programie lekowym B.19 w
scenariuszu nowym.

Produkt soma- | rok Il rok irodto

tropiny

Zmienna

Sc. Podstawowy, Genotropin® [ Bl | Oszacowanie na
sc. Minimalny, sc. - : - podstawie liczby
maksymalny I:&r:l;tropln Ll - - pacjentow leczo-
nych w PL B.19
Omnitrope® [ B o
Ngenla® — ]

pomiedzy
cztery leki (Geno-
tropin®, Norditro-
pin NordiFlex® Om-
nitrope? oraz
Ngenla®); rozdziat
2.5.2

Scenariusz nowy analizowano w 3 wariantach:

s podstawowym,

e minimalnym,
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¢ maksymalnym.

Poszczegolne warianty scenariusza dotycza szacowanej wielkosci wydatkow ptatnika publicz-
nego. W kazdym z wariantow, zarowno liczba pacjentow leczonych w PL B.19, jak i roczne
zapotrzebowanie na somatropine w PL B.19 byty state.

Poszczegolne warianty scenariusza okreslono w oparciu o wspotczynnik wzrostu zapotrzebo-
wania (wyrazonego w mg) przy przejsciu z somatropiny na somatrogon (patrz rozdziat
2.1.2.3).

I (i rozdziat 2.1.2.3; Tab. 4).

2.6 Walidacja modelu

Przed przeprowadzeniem ostatecznej analizy, wykonano walidacje modelu w celu weryfika-
cji technicznej poprawnosci. Model zostat przetestowany z uzyciem roznych ustawien para-
metrow wejsciowych, zeby sprawdzic, czy kierunki zmian wynikow sa uzasadnione. Walida-
cja obejmowata sprawdzenie wynikow dla ekstremalnych (w tym zerowych) wartosc para-
metrow wejsciowych. Wyniki weryfikowano pod wzgledem logicznej spojnosci.
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3 Wyniki

3.1Szacowanie aktualnych rocznych wydatkéow NFZ

Aktualne roczne wydatki podmiotu zobowigzanego do finansowania swiadczen ze srodkow
publicznych, ponoszonych na leczenie pacjentow w stanie klinicznym wskazanym we wnio-
sku przedstawiono ponize].

Obecnie lek Ngenla® dla niskorostych dzieci nie jest refundowany. Populacja docelowa, tj.
dzieci i mtodziez z zaburzeniami wzrostu sa leczeni somatroping. W ramach programu leko-
wego B.19 finansowane sg trzy produkty somatropiny - Genotropin®, Norditropin NordiFlex®
oraz Omnitrope®.

Leczenie pacjentow w ramach PL B.19 wigze sie z kosztami hospitalizacji, kwalifikacji do
leczenia w PL, diagnostyki oraz kosztami substancji czynnej (Tab. 17).

Na podstawie danych pochodzacych z rocznych sprawozdan publikowanych przez NFZ, osza-
cowano koszty zwiazane z realizacja PL B.19 (Uchwaty NFZ). W 2022 roku, taczne koszty
realizacji PL B.19, w tym koszty somatropiny oraz koszty zwiazane z hospitalizacja, kwalifi-
kacja do PL oraz diagnostyka w PL, oszacowano na 120 403 196,32 zt.
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Tab. 17 Koszty zwiazane z realizacja programu lekowego B.19 w scenariuszu istniejacym (Zarzadzenia nr 82/2023/DGL).

Kod produktu Nazwa produktu Liczba rozliczonych Cena ustugi (zt) Koszt ustugi (zt)
jednostek/liczba osob
objetych progra-
mem"
5.08.07.0000001 HOSPITALIZACJA ZWIAZANA Z WYKONANIEM PROGRAMU 4* 486,72 1946,88
5.08.07.0000002 HOSPITALIZACJA ZWIAZANA Z WYKONANIEM PROGRAMU U DZIECI 237" 540,80 128 169,60
5.08.07.0000003 HOSPITALIZACJA W TRYBIE JEDNODNIOWYM ZWIAZANA 7 WYKONANIEM 4692 486,72 2 283 814,35
PROGRAMU
5.08.07.0000004 PRZY JECIE PACJENTA W TRYBIE AMBULATORY JNYM ZWIAZANE Z WY- 7 853 108,16 849 379,40
KONANIEM PROGRAMU
5.08.07.0000023 KWALIFIKACJA DO LECZENIA W PROGRAMIE LEKOWYM ORAZ WERYFIKA- 1465 338,00 495 075,36
CJA JEGO SKUTECZNOSCI
5.08.08.0000026 DIAGNOSTYKA W PROGRAMIE LECZENIA NISKOROSLYCH DZIEC| Z SOMA- 4938* 1 654,00 8 167 452,00
TOTROPINOWA NIEDOCZYNNOSCIA PRZYSADKI - 1 ROK TERAPII
5.08.08.0000175 DIAGNOSTYKA W PROGRAMIE LECZENIA NISKOROSLYCH DZIECI Z SOMA- 1924* 658,00 1 265 992,00
TOTROPINOWA NIEDOCZYNMNOSCIA PRZYSADKI - 2 | KOLEJNY ROK TE-
RAPII
5.08.09.0000056 SOMATROPINUM - P - POZAJELITOWO (PARENTERAL) - 1 MG 1688 368 63,50 107 211 366,73

Lacznie

120 403 196,32

“do obliczen wybrano wigkszg liczbe sposrad liczby rozliczonych jednostek rozliczeniowych w poszczegolnych zakresach i liczby osob objetych programem;
*dane dotyczq liczby osob objetych programem; pozostate dane odnosza sie do liczby rozliczonych jednostek.
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3.3 Scenariusz minimalny
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4 Ograniczenia i dyskusja

Celem analizy byto oszacowanie wptywu na budzet NFZ zwigzanego z refundacjg somatro-
gonu (Ngenla®) w ramach programu lekowego B.19 ,Leczenie niskorostych dzieci z somato-
tropinowa niedoczynnoscig przysadki (ICD-10: E23)". Analize kosztow terapii somatrogonem
przeprowadzono na tle kosztow terapii aktualnie refundowanego hormonu wzrostu - soma-
tropiny, ktéra jest dostepna w trzech produktach: Genotropin®, Norditropin NordiFlex® oraz
Omnitrope®.

Analize przeprowadzono z perspektywy ptatnika publicznego w horyzoncie 2 kolejnych lat.
Liczebnosc populacji docelowej oszacowano w oparciu o dane pochodzace z rocznych spra-
wozdan publikowanych przez NFZ. W raporcie przyjeto, ze liczba pacjentow leczonych rocz-

nie somatropina |
B /- \zcicdu na obecng kryzysowa sytuacje dotyczaca ograniczonej do-
stepnosci hormonu wzrostu, pomimo finansowania w Polsce trzech produktow somatropiny
(Genotropin®, Norditropin NordiFlex® oraz Omnitrope”®), w analizie uwzgledniono koszty le-
kow dostepnych w ramach programu lekowego B.19, zgodnie z danymi pochodzacymi z po-
stepowania przetargowego numer ZZP.ZP.411.65.2023. Nie analizowano innych kosztow ze
wzgledu na brak roznic pomiedzy analizowanymi terapiami.

Analiza scenariuszowa objeta scenariusz istniejacy, w ktorym zatozono brak refundacji so-
matrogonu (Ngenla®) i leczenie 100% pacjentow z populacji docelowej somatroping - [l

pomiedzy trzy obecnie finansowane produkty somatropiny - Genotro-
pin®, Norditropin NordiFlex® oraz Omnitrope®. W scenariuszu nowym zatozono refundacje
somatrogonu w populacji dzieci i miodziezy z zaburzeniami wzrostu spetniajacymi kryteria
wiaczenia do programu lekowego. Zatozono, Ze wszyscy pacjenci z populacji docelowej zo-
stang wtaczeni do PL w pierwszym roku. Zgodnie z prognoza marketingowa wnioskodawcy

I ooicdzy czterema lekami - Genotropin®, Norditropin Nordi-

Flex®, Omnitrope®™ oraz Ngenla®,

Poszczegolne warianty scenariusza nowego (podstawowy, minimalny i maksymalny) dotyczyty
szacowanej wielkosci wydatkow ptatnika publicznego.

Warianty scenariusza okreslono
w oparciu o tygodniowe zapotrzebowanie na hormon wzrostu. Na podstawie tygodniowego
zapotrzebowania na hormon wzrostu oszacowano wspotczynnik wzrostu zapotrzebowania
(wyrazonego w mg) przy przejsciu z somatropiny na somatrogon. Wspotczynnik ten wyrazono
jako proporcje zuzycia tygodniowego somatrogonu wzgledem somatropiny. Na podstawie tak
wyliczonego wspotczynnika oszacowano proporcje catkowitych kosztow rocznej terapii.
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Ograniczeniem analizy jest nieoptymalny zasob danych na wybranych etapach szacowania
populacji docelowej. Wielkosc populacji docelowej oszacowano na podstawie danych pocho-
dzacych z rocznych sprawozdan publikowanych przez NFZ, dotyczacych liczby pacjentow
leczonych w programie lekowym B.19. W raporcie przyjeto najnowsze dostepne dane opu-
blikowane przez NFZ, tj. dane pochodzace z 2022 roku. Dane pochodzace z 2020 i 2021 roku
dotyczg lat epidemicznych - stan epidemii COVID-19 ogtoszono w Polsce w marcu 2020 roku.
W analizie zatozono, ze liczba pacjentow leczonych somatroping bedzie

. Wydaje sie to byc optymal-
nym podejsciem biorac pod uwage fakt, Ze od 2019 roku obserwuje sie stabilizacje liczby
pacjentow leczonych somatroping w ramach PL B.19. W 2019 roku, 5 211 dzieci otrzymato
somatropine. W 2020 liczba ta wynosita 5 206, a w 2021 roku 5 100.

Na podstawie danych pochodzacych z rocznych sprawozdan publikowanych przez NFZ, do-
tyczacych liczby rozliczonych jednostek (mg) somatropiny stosowanej w programie lekowym
B.19, okreslono roczne zapotrzebowanie na somatropine. Podobnie jak w przypadku liczby
pacjentow leczonych somatroping w ramach PL B.19, roczne zapotrzebowanie na somatro-
pine ulegto stabilizacji. W 2021 roku, liczba mg somatropiny zuzytych w PL B.19 wynosita
1688 123 mg. W 2022 roku zapotrzebowanie to wzrosto do 1 688 368 mg. | EGcGcGEG

W analizie przyjeto koszt za miligram somatropiny jednakowy dla kazdego z trzech obecnie
finansowanych produktow - Genotropin®, Norditropin NordiFlex® oraz Omnitrope®. Dane za-
czerpnieto z rozstrzygnigtego postepowania przetargowego numer ZZP.ZP.411.65.2023. Wy-
nika to z faktu, ze obecnie doszto do sytuacji ograniczonej dostepnosci hormonu wzrostu.
Sytuacja ta jest zwigzana miedzy innymi z wystepujacymi problemami technicznymi na li-
niach produkcyjnych. W potowie marca 2023 roku ogtoszone zostato postepowanie przetar-
gowe ZZP.ZP.411.51.2023 ,Preparat rekombinowanego ludzkiego hormonu wzrostu do poda-
wania w automatycznych wstrzykiwaczach (penach) Czesci: 1:3 ”, ktorego termin otwarcia
ofert zostat przesuniety przez wzglad na brak oferentéw. Finalnie, postepowanie
ZZP.ZP.411.51.2023 zostato uniewaznione. Postepowanie przetargowe ZZP.ZP.411.65.2023 na
zakup preparatu rekombinowanego ludzkiego hormonu wzrostu do podawania w automatycz-
nych wstrzykiwaczach (penach) Czesci: 1+3, zostato ogtoszone z koncem marca 2023 roku.

Do postepowania sptyneta jedna oferta, w wyniku czego 20 kwietnia 2023 roku podczas pu-
blicznej sesji otwarcia ofert wytoniono wykonawce. Firma Lek S.A. zaoferowata hormon
wzrostu w cenie 63,50 zt brutto za jednostke miedzynarodowa w kazdej z trzech czesci
postepowania. Cena zaoferowana w postepowaniu przetargowym ZZP.ZP.411.65.2023 jest 6
razy wyzsza w porownaniu do cen zaoferowanych w 2022 roku (Tab. 24). W zwiazku z czym

41



Sematrogon (Ngenla®) wileczeniu dzieci | mlodziezy wowieku 3 lat i starszych z zaburzeniami warostu — analiza wpbtynau na budzet

Ministerstwo Zdrowia rozstrzygneto przetarg tylko do wysokosci srodkéw planowanych na

zakup hormonu wzrostu. Zakupiony lek zabezpieczy pacjentéw do potowy 2023 roku.

Tab. 24 Szczegéty dotyczace postepowan przetargowych na zakup hormonu wzrostu.

Data otwar- 30.01.201 | 07.08. | 04.03. | 23.09.2 08.03.2 11.03.2022 | 20.04.202
cia/numer poste- | B/ZZP- 2019/ 2020/ 020/ 021/ IZIP.IP.41 3IZZP.IP.4
powania przetar- | 26/19 ZIP- ZZIP- ZZP- ZZP- 1.11.20212 11.65.202
gowego 152/19 | 43/20 174/20 37121 3
Pfizer Pol- | cena 12,77 13,15 12,77 11,47 12,63 10,48
ska Geno- netto
tropin [zH]
cEna 13,79 14,2 13,79 12,39 13,64 11,32
brutt
o [z]
LEK S. A cena 13,54 11,48 10,28 11,31 9,43 9,38 58,8
Omnitrope | netto
1]
cena 14,62 12,4 11,1 12,21 10,18 10,13 63,5
brutt
o [zl]
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5 Aspekty etyczne, spoteczne, prawne, wptyw
na organizacje udzielania swiadczen

Nie zidentyfikowano Zadnego istotnego wptywu pozytywnej decyzji refundacyjnej dla oma-
wianej technologii na aspekty etyczne, spoteczne, prawne a takze organizacje udzielania

swiadczen.
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6 Whnioski

Pozytywna decyzja refundacyjna dla somatrogonu (Ngenla®) obejmujaca dzieci i mtodziez w
wieku 3 lat i starszych z zaburzeniami wzrostu rozszerzy wybaér terapii dla niskorostych dzieci
oraz przyczyni sie¢ do poprawy obecnie ograniczonego dostepu do hormonu wzrostu. Rozpo-
czecie finansowania somatrogonu wptynie na poprawe jakosci Zycia pacjentow oraz poprawe
stosowania sie do zalecen lekarza. Wynika to z faktu zmniejszenia czestosci iniekcji - z co-
dziennych iniekcji somatropiny na iniekcje somatrogonu wykonywane raz w tygodniu.

Wprowadzenie refundacji somatrogonu bedzie sie wigzato z dodatkowymi wydatkami NFZ
wynikajacymi ze zwigkszenia zapotrzebowania (wyrazonego w mg) przy przejsciu z somatro-
piny na somatrogon. Przyjecie proponowanego instrumentu podziatu ryzyka pozwoli na ogra-
niczenie wydatkow NFZ. Zwigkszenie dostepnosci opcji terapeutycznych w leczeniu zabu-
rzen wzrostu przez wprowadzenie somatrogonu do praktyki klinicznej ma szczegélne zna-
czenie w obliczu kryzysowych sytuacji zwigzanych z dostepnoscia produktow zawierajacych
hormon wzrostu. Wigkszy dostep do preparatow zawierajacych hormon wzrostu przyczyni
sie do rozwigzania obecnego kryzysu oraz do zapobiegania wystapieniu ograniczen w doste-
pie do hormonu wzrostu w przysztosci.
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7 Aneks

7.1

Zestawienie tabelaryczne wartosci i zatozen wy-

korzystanych w modelu

Tab. 25 Zestawienie zatozen wariantow scenariusza istniejacego.

Zmienna testowana

Wariant najbardziej
prawdopodobny

Wariant minimalny | Wariant maksymalny

Roczne zapotrzebowanie
na somatropine

Wg danych pochodzacych z rocznych sprawozdan publikowanych przez NFZ,
dotyczacych liczby rozliczonich I'ednostek (mg) somatropiny stosowanej w pro-

gramie lekowym B.19

Liczba pacjentow leczo-
nych rocznie somatroping

Wsg danych pochodzacych z rocznych sprawozdan publikowanych przez NFZ,
doticzq_cych liczby pacjentow leczonych w programie lekowym B.19

Wspolezynnik wzrostu za-
potrzebowania wyrazo-
nego w mg przy przejsciu

gon

z somatropiny na somatro-

Wspolczynnik wzrostu zapotrzebowania wyrazonego w mg przy przejiciu z so-
matropiny na somatrogon stanowi iloraz zapotrzebowania tygodniowego na so-
matrogon i zapotrzebowania tygodniowego na somatroping. Tygodniowe zapo-
trzebowania na somatrogon i somatroping, obliczonego na podstawie informa-

cji zawartych w ChPL.

wej - podsumowanie

Wielkos ¢ populacji docelo-

Oszacowanie na podstawie powyzszych zalozen

Dynamika wchodzenia pa-
cjentow do PL

Udziat somatropiny

Koszt leku somatropiny

(wg danych z przetargu): 63,50 zt brutto/mg (Genotropin®, Norditropin Nordi-
Flex® oraz Omnitrope®)

Tab. 26 Zestawienie zalozen wariantéw scenariusza nowego.

Zmienna testowana

Wariant najbardziej
prawdopodobny

Wariant minimalny Wariant maksymalny

Roczne zapotrzebowanie
na somatropine

Wsg danych pochodzacych z rocznych sprawozdan publikowanych przez NFZ,

dotyczacych liczby rozliczonych jednostek (mg) somatropiny stosowanej w pro-
gramie lekowym B.19 ﬂ
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Zmienna testowana

Wariant najbardziej | Wariant minimalny Wariant maksymalny

prawdopodobny

Liczba pacjentow leczo-
nych rocznie somatroping

Wsg danych pochodzacych z rocznych sprawozdan publikowanych przez NFZ,
doticzq_cych liczby pacjentow leczonych w programie lekowym B.19

Roczne zapotrzebowanie
na somatropineg

Wg danych pochodzacych z rocznych sprawozdan publikoewanych przez NFZ,
dotyczacych liczby rozliczonich iednostek (mg) somatropiny stosowanej w pro-

gramie lekowym B.19

Wspotczynnik wzrostu za-
potrzebowania wyrazo-
nego w mg przy przejsciu

z somatropiny na somatro-

gon

Wspotczynnik wzrostu zapotrzebowania wyrazonego w mg przy przejsciu z so-
matropiny na som atrogon stanowi iloraz zapotrzebowania tygodniowego na so-
matrogon i zapotrzebowania tygodniowego na somatroping. Tygodniowe zapo-
trzebowania na somatrogon i somatroping, obliczonego na podstawie informa-

Wielkos ¢ populacji docelo-

wej - podsumowanie

Oszacowanie na podstawie powyzszych zalozen

cji zawartych w ChPL.

Dynamika wchodzenia pa-
cjentéw do PL

Udzial somatropiny

Udzial somatrogonu

Koszt leku somatropiny

(wg danych z przetargu): 63,50 zt brutto/mg (Genotropin®, Norditropin Nordi-
Flex® oraz Omnitrope®)

Koszt leku somatrogonu

g 11




Somatrogon (Ngenla®) wleczeniu dziecl i mlodziezy wwieku 3 lat | starszych z zaburzeniami werostu — analiza wphaw na budzet

/.2 Projekt programu lekowego
LECZENIE NISKOROSLYCH DZIECI Z SOMATOTROPINOWA NIEDOCZYNNOSCIA PRZYSADKI (ICD-10: E23)

ZAKRES SWIADCZENIA GWARANTOWANEGO

SWIADCZENIOBIORCY

SCHEMAT DAWKOWANIA LEKOW
W PROGRAMIE

BADANITA DIAGNOSTYCZNE WYKONY WANE
W RAMA CH PROGRAMU

Do programu kwalifiknje Zegpot Koordynacyjny ds. Sto-
gowania Hormonu Wzrostu powolywany przez Prezesa
Narodowego Funduszu Zdrowia W przypadku stanow za-
grozenia zy cia'w nastepstwie trudnych do opanowania, na-
wracajacych stanéw hipoglikemii u noworodkéw lub nie-
mowlat, §éwiadczeniobiorca kwalifikowany jest do terapii
niezwlocznie po jego zgloszeniu.

1. Kryteria kwalifikacji

1) nawracajace stany hipoglikemii w okresie niem owle-
cym i/lub poniemowlecym (po wykluczeniu czestych
pizyczyn hipoglikemii oraz wykluczeniu hiperinsuli-
nizmu wrodzonego i pierwotnego niedobom gliko-
kortykosteroidow), szczegolnie u dzieci ze wspohist-
niejacymi wadami linii posrodkowej ciala, przede
wszystkim w obrebie twarzo-czaszki;

2) niskorostose, tj. wysokosé ciala ponizej 3 centyla dla
plei 1 wieku, na siatkach centylowych dla populacji
dzieci polskich (nie dotyczy dzieci z wielohormo-
nalna niedoczynnoscia przysadki (WINP) oraz dzieci
z ndokumentowanymi mutacjami zwigzanymi z nie-
doborem hormonu wzrostu (SNP) oraz dzieci, u kto-
rych terapie rozpoczeto w okresie niemowlecym lub

1. Dawkowanie

Somatotropina podawana codziennie, wieczo-

rem, w dawce: 0,1-0,33mg (0,3-1,0 IU )kg

m.c./tydzien.1

2. Somatrogon podawany 1 x tydzienn w iniek-
¢gjach podskomych, zalecana dawka: 0,66
mg/kg: dostosowanie dawki zgodnie z za-
pisaini charakterystyki produktu leczmi-

czego

1. Bad ania przy kwalifikacji

1) u niemowlat i dzieci w okresie poniemowlecyin z nawra-
cajacymi stanami hipoglikemii:

a) dlugogé (z okregleniem centyla i SDS) i masa ciala,

b) USG przezciemigczkowe lub obrazowanie OUN za po-
moca MRI lub TK z kontrastem,

c) co najmnie] 5 — krotny pomiar stezenia hormonu wzro-
stu, optymalnie we énie (stezenia GH =10 ng/ml nie sta-
nowig przy tym podstawy do odstapienia od terapii hor-
monem wzrostu),

d) stezenie IGF-1 1 IGFBP3, (nalezy poda¢ norme labora-
torium, w ktérym mierzono stezenie tych zwiazkow),

e) kilkukrotny pomiar glikemii, po kilkugodzmnne) prze-
1wie od ostatniego positku,

1) inne badania i konsultacje w zalezm osei od potrzeb;

2) u pozostatych dzieci — pomiary antropometryczne: wyso-
kosé¢ (z okreéleniem centyla i SDS) i masa ciata, tempo
wzrastania (w em/rok) oraz BMI:

3) dojrzatosé plciowa na podstawie skali Tannera:

4) stezenia hormonu wzrostu w dwoch niezaleznych testach
stymulacji sekrecji tego hormonu;
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poniemowlecym i dzieci po terapii chorob rozrosto-
wych);

3) opézniony wiek kostny, oceniany metoda Greulich'a-
Pyle;

4) wykluczenie innych, anizeli SNP, przyczyn niskoro-
gtogci lub wyréwnanie tych chorob (np. niedokrwi-
stodé, niedoczynnosé tarczycy, zaburzenia wchlania-
nia i trawienia jelitowego, itp.);

5) obnizony wyrzut hommonu wzrostu (ponizej 10
ng/ml) w dwach, niezaleznych testach stymulacji se-
krecji tego hormonu, a w przypadku dzieci z wielo-
hommonalna niedoczynnogcia przysadki oraz dzieci z
udokumentowanymimutacjami zwigzanymi z niedo-
borem hormonu wzrostn jednego testu, (z uwagi na
1yzyko powiklaii testy te mozna wykonywac jedynie
u dzieci powyzej 2 roku zycia, a test insulinowy po
ukonczeniu 5 roku zycia);

Do programu moga by¢ takze wlgczone dzieci leczone hor-
monem wezrostu z imnych zrédel, ktére przy rozpoczeciu
terapii spelnialy kiyteria programn

2, Okreslenie czasu leczenia w programie

Leczenie trwa do czasu podjecia przez Zespol Koordyna-
cyjuy ds. Stosowania Hormonu Wzrostu lub lekarza pro-
wadzacego decyzji o wylaczeniu swiadczeniobiorcy z pro-
gramu, zgodnie z kryteriami wylaczenia.

3. Kryteria wylgczenia z programun
1) zhuszezenie glowy kosci udowej;

2) ujawnienie lub wznowa choroby rozrostowej;

5) stezenie IGF-1 1 IGFBP3, z okreileniem proporcji stezeii
obu tych zwiazkow; (nalezy podac norme laboratorium, w
ktérym mierzono stezenie tych zwiazkow).

6) RTG érodrecza i nadgarstkareki niedominujacej, z blizsza
przynasada kosci przedramienia;

7) MRI lub TK z kontrastem OUN, ze szczegolnyim uwzgled-
nieniem okolicy podwzgorzowo-przysadkowej;

8) jonogram surowicy kirwi (co najmniej stezenie Nat+i Catt
calkowitego i zjonizowanego);

9) morfologiakrwi, z rozmazem;

10) ocena przemian weglowodanowych: stezenie glukozy na
czezo 1 odsetek hemoglobiny glikowanej (HbAlc) lub test
doustnego obciazenia glukoza (O GTT), z oceng glikemii i
insulinemii;

11) ocena przemian lipidowych: stezenia triglicerydow, cal-
kowitego cholesterolu oraz frakeji HDL- 1 LDL-choleste-
rolu;

12) ocena czynnosci watroby: ATAT 1 AspAT;

13) ocena czynnogci tarczycy: TSH, T4, {T3;

14) stezenie kortyzolu w godzinach rannych 1 wieczornych:

15) stezenie 250H wat. D;

16) p/ciata przeciw transglutaminazie tkankowej (anty — tGT)
wklasie IGA;

17) konsultacja okulistyczna, z ocena dna oka;

18) test stymulacji wydzielania gonadotropin (w nzasadnio-
nych przypadkach);

19) konsultacja hematoonkologa dzieciecezo — dotyczy
dzieci po terapii chordb rozrostowych;

20) konsultacja neurologa dzieciecego i neurochirurgiczna w
przypadku uprzednich zabiegéw neurochirurgicznych,
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3) brak zgody pacjenta na kontynuacje leczenia;

4) niezadowalajacy efekt leczenia hormonem wzrostu,
t]. przyrost wysokosci ciala ponizej 2 cm/rok;

5) osiagniecie wieku kostmego:
a) powyzej 14 lat przez dziewczynke,
b) powyzej 16 lat przez chiopca.

4. Kryteria czasowego wylaczenia z programun
1) utrzymywanie sie ponadnormatywnych stezen IGF-I,
pomimeo zmuniejszenia dawki hormonu wzrostu;
2) objawy pseudo — tumor cerebri (do wykluczenia or-
ganicznych uwarunkowan stwierdzanych objawow);

3) Zle wyréwnana cukrzyca.

przede wszystkim z powodu uprzednich procesdow rozro-
stowych w obrebie OUN;

21) inne badania i kongultacje w zaleznogci od potrzeb, np.
etiologii SNP/WNP.

Badania wykonywane wedlig standardéw diagnozowania
swiadczeniobiorcow z somatotropinowa lub wielohormonalng
niedoczynnoscia przysadki (SNP/WNP).

2. Monitorowanie leczenia
2.1. Po 90 dniach od rozpoczecia terapii:

1) niemowleta i dzieci w okresie poniemowlecym z nawraca-

Jjacymi stanami hipoglikemii:

a) ocena czy ustapily stany hipoglikemii,

b) diugogé (z okresleniem centyla i SDS) i masa ciata,

c) stezenie IGF-I i IGFBP3, z okresleniem proporcji stezen
obu tych zwiazkow (nalezy podac norme laboratorinn,
w ktérym mierzono stezenie tych zwiazkéw),

d) kilkukrotny pomiar glikemii, po kilkugodzinnej pize-
rwie od ostatniego positkn, odsetek glikowaej hemo-
globiny (HbAlc),

e) inne badania i konsultacje w zaleznosci od potrzeb;

2) u pozostalych dzieci — pomiary antropometryczne: wy so-
ko$¢ (z okresleniem centyla 1 SDS) i masa ciala, tempo
wzrastania (w cm/rok) oraz BMI;

3) pomiar stezenia IGF-1 i stezenia IGFBP3, z okresleniem
proporeji stezen obu tych zwiazkdéw (nalezy poda¢ norme
laboratorinm, w ktérym mierzono stezenie tych zwiaz-
kow), w przypadku stosowania leku podawanego 1 x ty-
dzienn zaleca sie ocene stezenia IGF-1 po 4-5 dniach od
dawki ogtatniej.
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4) glikemia na czczo i odsetek hemoglobiny glikowanej
(HbAlc),

5) inne badania i konsultacje w zaleznogci od potizeb;

6) dojrzatosé plciowa na podstawie skali Tannera.

2.2. Co 180 dni:

1) pomiary antropometryczne: wysokogé (z okresleniem cen-
tylaiSDS) imasa ciala, tempo wzrastania (w cm/rok) oraz
BMI;

2) dojrzaloéé pleiowa na podstawie gkali Tannera;

3) pomiar stezenia glukozy we krwi z pomiarem odsetka gli-
kowanej hemoglobiny HbALC lub co 365 dui test obciaze-
nia glukoza z pomiarem glikemii i insulinemii;

4) pomiar stezenia TSH i T4;

5) pomiar stezenia IGF-1 1 stezenia IGFBP3, z okresleniem
proporeji stezen obu tych zwiazkéw (nalezy podaé norme
laboratorium, w ktérym mierzono stezenie tych zwiaz-
kow); w przypadku stosowania leku podawanego 1 x ty-
dzien zaleca sie ocene stezenia IGF-1 po 4-5 dniach od
dawii ostatniej.

6) Inne badania i konsultacje w zaleznogci od potizeb.

2.3. Co 365 dni:

1) RTG érodrecza i nadgarstka reki niedominujacej z blizszg
przynasadg kosci przedramienia (do oceny wieku kost-
nego);

2) jonogram surowicy krwi (co najmniej stezenie Na+ 1 Cat+
calkowitego 1 zjonizowanego);
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3) ocenaprzemian lipidowych: stezenia triglicerydéw, calkco-
witego cholesterolu oraz frakeji HDL- 1 LDL-cholesterolu;

4) ocena czynnogci watroby: AIAT i AspAT,

5) stezenie 25(OH) wit. D (w uzasadnionych przypadkach);

6) konsultacja okulistyczna, z oceng dna oka (w uzasadnio-
nych przypadkach);

7) morfologia krwi z rozmazem;

8) inne konsultacje i badania w zaleznosci od potrzeb.

2.4. Badania p o zakornczeniu terapii hormonem wzrostn pro-

mujgcej warastanie:

1) co najmniej miesige po zakonczenin terapii test stymulacji
wydzielania GH insuling lub mnym powszechnie uznanym
stymulatorem sekrecji tego hormonu (5 lub wiecej pomia-
row stezen GH) pized przekazaniem swiadczeniobiorcow
pod opieke jednostki endokrynologicznej zajmujacej sie
leczeniem o0s6b doroslych w przypadku stezeii hormonu

wzrostu <3 ng/ml).

Badania sq wykonywane wedhig standardow diagnozowania
swiadczeniobiorcow z somatotropinowa lub wielohormonalng
niedoczynnoscia przysadki (SNP/WNP).

3. Monitorowanie programu

1) gromadzenie w dokumentacji medycznej pacjenta danych
dotyczgcych monitorowania leczenia i kazdorazowe ich
przedstawianie na zadanie kontrolerow Narodowego Fun-
duszn Zdrowia;

2) uzupehienie danych zawartych w rejestize (SMPT) do-
stepnym za pomoca aplikacji mtemetowe] udostepnionej
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przez OW NFZ, z czestotliwogcia zgodng z opisem pro-
eramu oraz na zakoficzenie leczenia;

3) przekazywanie informacji sprawozdawezo-rozliczenio-
wych do NFZ: informacje przekazuje sie do NFZ w formie
papierowej lub w formie elektronicznej, zgodnie z wyma-
ganiami opub likowanymi przez NFZ.
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7.3 Zgodnos¢ z minimalnymi wymaganiami

Tab. 27. Zgodnos¢ opracowania z minimalnymi wymaganiami dla analizy wptywu na budzet

(wedtug Rozporzadzenia Ministra Zdrowia z dn. 08.01.2021 r.).

nej i technologii opcjonalnych.

Wymaganie Rozdzial/Tabela
§ 2. Informacje zawarte w analizach muszg byve aktuclne na dzieh Ztozenia wniosku, co najmnief w zo- Dane o cenach z prze-
kresie skutecznosci, bezpieczenstwa, cen oraz poziamtl | spasabu finansowania technologii wnioskow iz targy nr

ZZP.ZP.411.65.2023

§ 6.1 Analiza welywu na budzet zawigra:

s pszacowanie roczne] liczebnosci populacii:

o cbejmujace] wszystkich pacientow, u ktdrych wnioskowaria technolegia moze by
zZastosowana;

Reozdziat 2.1.1; Tab. 2

o docelowes], wikazane] we wniosku;

Rozdziat 2.1.2; Rye. 1

o wktore] technologia whicskowana jest checnie stosowana;

Rozdzial 2.1.2.3; Tab. 6

s oszacowanie roczne] liczebnosci populacii, w ktdre] wnioskowana technologia bedzie stoso-
wana przy zaloZeniu, Zze minister vdasciwy do spraw zdrowia wyda decyzie o ohjeciu refunda-
cig (...);

Rozdziat 2.1.4; Tab. 7

e gizacowanle aktualnyeh rocznyeh wydatkow podmiotu zobowigzanezo do finansowania
swigdczen (...) ponoszonych na leczenie pacientow w stanie klinicznym wskazanym we wiio-
sku, z wyszezegolnieniem sktadowej wedatkow stanowigce] refundacje cenywhioskowane]
technologil, o lle wystepuje;

Rozdzial 3.1

s ilosciowg prognoze rocznych wydatkdw podmictu zobowigzanego do finansowania swiadczen
(...}, jakie bedg ponoszone na leczenie pacjentdw wstanie klinicznym wskazanym we wriiosku
z wyszezegolnieniem skladowe] wydathdw stanowiace] refundacie ceny wnioskowane] tech-
nologii przy zatozeniu, Ze ministar wiascivwy do spraw zdrowia nie wyda decyzii o objeciu re-
fundacia (...);

Rozdziat 3.2

e ilosciows prognoze rocznych wydatkdw podmictu zobowiazanego do finansowania Swiadczen
(...}, jakie bada ponoszone na leczenie pacjentow w stanie klinicznym wskazanym we wniosku
z wyszezeodlnieniem skladowe] wydatkdw stanowiace] refundacie ceny wnioskowanej tech-
nologli przy zatoZeniu, Ze minister wiascivey do spravv zdrowia wyda decyzie o objeciu refun-
dacig (..}

Rozdziat 3.2

s oszacowanie dodatkoveych wydatkow (...), jakie bedg ponoszane na lezenie pacjentaw w
stanie klinteznym wekazanym we wiissku , stanowigcych réznice pomisdzy prognozami [...);

Fozdziat 3.2

. minimalny i maksymalny wariant oszacowania (...);

Wariant minimalny roz-
dziat 3.3

Wariant maksymalny roz-
drial 3.4

. zestawienie tabelaryczne wartodcl, na podstawie ktdrych dokonanc oszacowar (...) oraz pro-
gnoz (...);

Rezdzial 2.1; Tab. 5

s ywszezeodlnienie zalozen, na podstawie ktdrych dokonano oszacowar (...) oraz prognoz (...),
w szezegolnosel zatazer dotyczacych kwalifikacii whioskowane] technologit do grupy limita-
we] 1wyznaczenia podstavwy limitu;

Rozdziat 2.4.1.1

s dokument elektroniczmy, umezliwiaiacy powtdrzenie wezystkich kalkulacii, wvamiky ktarych
uzyskano oszacowania (...) oraz prognozy (...).

Dokument zalagzone

§ 6.2 Oszacowania (...) oraz prognozy [...) dokonyware sa w horyzoncie czasowym wiaseiwym dla analizy
wphal na budzet.

Analizg przeprowadzone
w 2-letnim horyzancie
czasowm; Rozdziat 2.3

§ 6,3 Oszacowan, o ktorych mowa wust. 1 pkt 3, 617 oraz prognozy, o ktorych mowa wust. 1 pkt 415,
dokonuie sie wszczegalnosci na podstawie oszacowan, o ktorych mowa wust. 1 pkt 112, (..), Jezeli
nie jest mozliwe przedstawienie wiarygodnych oszacowan, o ktorych mowa wust. 1 pkt 112, analiza
wptywu na budzet maze zawierad dodatkowy wariant, w ktérym oszacowania te uzyskano w oparciu o
inne dane.

Oszacowania, o ktorych
mowa wust, 1 pkt 3, 6.1
7 oraz prognozy, o kto-
ryclh mowa wust. 1 pkt 4
5, przeprovwadzono na
podstawis oszacowar,

o ktéryeh miowa wust. 1|
pkt 112,

§ 6.4 Jezeliwnioskowane warunki objscia refundacig obejmuig instrumenty deielenia rzyka (...}, osza-
cowania (...) oraz prognozy (...) powinny bye przedstawione w nastepujacyeh wariantach:

. 7 uwzd edrieniem proponowanego instrumentu dzielenia rvzyvka;

Wykonano

53




Sematrogon (Ngenla®) wileczeniu dzieci | mlodziezy wowieku 3 lat i starszych z zaburzeniami warostu — analiza wpbtynau na budzet

*  bez uwzgednienla proponowanego Instrumentu dzielenia ryzyka

§ 5.5 Jezel { wnioskowane warunki objecia refundacig obejmujg utworzenie nowei, odrebnej grupy limi- | Rozdzial 2.4.1.4
towe], analiza wphywu na budzet zawiera wskazanie dowodow spelnienia wymagan, o ktorych mowa w
art. 15 ust. 3 pkt1 i3 ustawy.

§ 6.6 Jezeliwnioskowane warunki objecia refundacig obejmujig kwalifikacie do wspolne], istnigjace] Nie dotyczy
grupy limitowej, analiza wptpwu na budzet zawiera wikazanie dowoddw spelnienia kryteriow, o ktoryeh
mowa w art. 15 ust. 2 1 wymagania, o ktorych mowa wart. 15 ust. 3 pkt 2 ustawy.

§ 8. Analizy, o ktorveh mowa w§1, muszg zawierac:

s dane bibliograficzne wszystkich wkarzstanyeh publikacii, zzachowaniem stopnia szczegdlo- | Bibliografia
wosci umezliwiajgeego jednoznaczn g identyfikaciz kazdej z wykorzystanych publikacii;

o wskazanie innych Zrédel informacii zawartych w analizach, wszczegolnodel akidw prawnyeh
oraz danych osobowych autorow niepublikowanych badan, analiz, ekspertyz i opinii.
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Spis rycin

Ryc. 1 Liczba niskorostych pacjentow leczonych somatroping w ramach programu
lekowego B.19 ,,Leczenie niskorostych dzieci z somatotropinowa niedoczynnoscia
przysadki” (oszacowanie wtasne na podstawie Uchwat NFZ z lat 2016 - 2022)......... 1

Ryc. 2 Liczba miligramow somatropiny zuzytych w ramach programu lekowego B.19
,Leczenie niskorostych dzieci z somatotropinowa niedoczynnoscig przysadki”
(oszacowanie wiasne na podstawie Uchwat NFZ z lat 2016 - 2022). ....cvvvvnvnvennnnn. 12
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Spis tabel

Tab.
Tab.

Tab.

1. Cel analizy wptywu na budzet z uwzglednieniem schematu PICO. ............ccoveen. 7

2 Liczebnosci populacp obejmujacej wszystkich pacjentow, u ktorych wnioskowana
technologia mozZe byC ZastOSOWaNA. ....cciuiiiiiiieiiiiiiinieieieiintaeaeeaeianeeaaaanans 9

3 Dawkowanie oraz tygodniowe zapotrzebowanie na somatropine i somatrogon
(ChE L. Genatropii™ CHPL MGERlAT . o umsamsmmmmsmnnisssasasnsvmamesmssmsa s e 13

Tab.

Tab.

Tab.

Tab.

Tab.

Tab.
Tab.
Tab.

Tab.

Tab.

Tab.

Tab.

Tab.

5 Oszacowanie populacji docelowej, w ktorej wnioskowana technologia moze byc
L €000 T - 13

6 Liczebnosci populacji, w ktorej wnioskowana technologia jest obecnie stosowana
(oszacowanie Na CZErWIEC 2023 FOKU). - -« euueenrenniereneeennen vaeeanaeeaneenneannneaneans 14

7. Liczebnosci populacji, w ktorej wnioskowana technologia bedzie stosowana przy
zatozeniu, Zze minister wtasciwy do spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu

=3 195 T =Ty - 15
8. Podsumowanie szacunkdw rocznej liczebnosc populacji.....ccoceveieiiiiiiininannnn, 15
9 Koszty nieroznicujace, w konsekwencji nieuwzglednione w ramach niniejszej

AL s e Y s A N A R S ol 16
10 Szczegoty dotyczace postgpowania przetargowego ZZP.ZP.411.51.2023. ............. 21
11 Szczegoty dotyczace postepowan przetargowych na zakup hormonu wzrostu. ...... 22

12. Koszty somatrogonu ha podstawie informacji przekazanych przez

VT OSKOTAWCE. vutvnrnseeseennnennneesseesnsannnnnnnrrnsennnnsansressannnssnseessesnnsnnsensanns 24
13. Oszacowanie kosztu za mg somatropiny na podstawie analizy wyniku przetargu

(PrZelard 20Z23): vivssssssraarsassa i i e s S s T 25
14 Roczne zapotrzebowanie na somatropine w programie lekowym B.19 w

SCENariUSZU IS tNTe REYIM s e s e s a s s S A s e el ikt 26
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