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Camzyos® (mawakamten)

Analiza ekonomiczna

Zdarzenia niepozadane (z ang. Adverse Events)

Analiza kliniczna

Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Analiza Problemu Decyzyjnego

Analiza wrazliwosci

Analiza wptywu na budzet (z ang. Budget Impact Analysis)

Cena hurtowa brutto

Charakterystyka Produktu Leczniczego

Cytochrom P450 (CYP) 2C19 (CYP2C19)

Departament Gospodarki Lekami

Kardiomiopatia przerostowa (z ang. Hypertrophic Cardiomyopathy)

Health Technology Assessment

Jednorodne grupy pacjentow

frakcja wyrzutowa lewej komory (z ang. left ventricular ejection fraction)

zawezenie w drodze odptywu lewej komory (z ang. left ventricular outflow tract obstruction)
mawakamten

Ministerstwo Zdrowia

Narodowy Fundusz Zdrowia

New York Heart Association

Kardiomiopatia przerostowa zawezajgca (z ang. Obstructive Hypertrophic Cardiomyopathy)
Placebo

Perspektywa ptatnika publicznego

Perspektywa ptatnika publicznego i pacjenta (Swiadczeniobiorcy)

Badanie kliniczne z randomizacjg i grupa kontrolng (z ang. Randomized Controlled Trial)
Instrument dzielenia ryzyka (z ang. Risk Sharing Scheme)

Standardowa opieka zdrowotna (z ang. Standard of Care)

w leczeniu dorostych pacjentdw z objawowa (NYHA 1I-111)
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Streszczenie

Cel

Celem przeprowadzonej analizy byto okreslenie

prawdopodobnych wydatkéw podmiotu zobo-
wigzanego do finansowania $wiadczen ze $rod-

kow publicznych (Narodowy Fundusz Zdrowia,

NFZ) w przypadku podjecia pozytywnej decyzji

o objeciu refundacjg produktu leczniczego Cam-
zyos (mawakamten) w leczeniu dorostych pa-
cjentow z objawowg (w klasie II-Ill NYHA) kar-

diomiopatia przerostowg zawezajaca.

Analiza zostata wykonana na zlecenie firmy Bri-

stol Myers Squibb Polska Sp. z 0.0., w zwigzku

z planowanym ztozeniem do ministra wtasci-
wego do spraw zdrowia wniosku o objecie re-

fundacjg produktow leczniczych:

e Camzyos (mawakamten), 2,5 mg, kap-

sutki twarde 28 szt.
08027950800728),

(kod GTIN:

e Camzyos (mawakamten), 5,0 mg, kap-

sutki twarde 28 szt.
08027950800735),

(kod GTIN:

e Camzyos (mawakamten), 10 mg, kap-

sutki twarde 28 szt.
08027950800742),

(kod GTIN:

e Camzyos (mawakamten), 15 mg, kap-

sutki twarde 28 szt.
08027950800759),

(kod GTIN:

w ramach nowego programu lekowego.

Metodyka

Wykonana analiza obejmuje
gtéwne etapy obliczeniowe:

nastepujace

AESTIMO

oszacowanie liczebnosci populacji docelo-
wej dla produktu Camzyos we wnioskowa-
nym wskazaniu w kolejnych latach ztozo-
nego horyzontu czasowego,

okreslenie pozycji rynkowych (udziatow)
technologii stosowanych we wnioskowa-
nym wskazaniu, w dwéch alternatywnych
scenariuszach: istniejgcym (odzwierciedla-
jacym stan aktualny, tj. brak refundacji pro-
duktu leczniczego Camzyos w leczeniu
oHCM w klasie II-Ill NYHA) oraz nowym
(stan po wprowadzeniu wnioskowanego
programu lekowego),

oszacowanie kosztéw opcjonalnych strate-
gii leczenia stosowanych w populacji doce-
lowej,

prognoze wydatkéw podmiotu zobowigza-
nego do finansowania $wiadczen ze s$rod-
kow publicznych w poréwnywanych scena-
riuszach — istniejgcym i nowym oraz dodat-
kowych (inkrementalnych) wydatkow ptat-
nika wynikajacych z realizacji scenariusza
nowego, z wyszczegdlnieniem sktadowej
kosztu stanowigcego kwote refundacji pro-
duktu Camzyos we wnioskowanym wskaza-
niu.

Wptyw na budzet ptatnika oszacowano przez
porownanie wydatkdw pfatnika publicznego
w dwodch alternatywnych scenariuszach:

scenariusz istniejacy, w ktérym produkt
Camzyos (mawakamten) nie jest refundo-
wany w leczeniu dorostych pacjentéw z ob-
jawowa kardiomiopatig przerostowg zawe-
zajacy. W scenariuszu istniejgcym stoso-
wane jest leczenie beta-blokerami (propra-
nolol) oraz blokerami kanatu wapniowego
(werapamil i diltiazem) w ramach katalogu
A lekéw refundowanych w aptece na re-
cept.

w leczeniu dorostych pacjentow z objawowa (NYHA [I-111)

Camzyos® (mawakamten)
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e scenariusz nowy, w ktory zaktada sie, ze Mi-
nister wiasciwy do spraw zdrowia wyda de-
cyzje o objeciu refundacjg produktu leczni-
czego Camzyos we wnioskowanym wskaza-
niu w ramach programu lekowego. Wpro-
wadzenie finansowania produktu leczni-
czego Camzyos spowoduje rozszerzenie op-
cji leczenia farmakologicznego pacjentow
z oHCM o mozliwo$¢ dodania terapii mawa-
kamtenem do obecnie stosowanego lecze-
nia standardowego (MAV+SoC). Spowoduje
to stopniowe zastepowanie wytgcznie le-
czenia standardowego (SoC) przez terapie
skojarzong z mawakamtenem.

W analizie przyjeto horyzont czasowy obejmu-
jacy okres obowigzywania pierwszej decyzji re-
fundacyjnej dla wnioskowanej interwencji
(2 lata). Zaktadajac, ze produkt Camzyos zosta-
nie objety refundacjg we wskazaniu leczenia
oHCM pacjentéw od 1 stycznia 2025 roku, ho-
ryzont analizy obejmuje przedziat czasowy od
1 stycznia 2025 r. do 31 grudnia 2026 r. Wyni-
kiem inkrementalnej analizy wptywu na budzet
jest réznica pomiedzy wydatkami w scenariuszu
nowym i wydatkami w scenariuszu istniejgcym
dla kazdego roku horyzontu czasowego.

W oszacowaniu liczebnosci populacji docelowej
postuzono sie danymi literaturowymi oraz wyni-
kami badania ankietowego przeprowadzonego
wsrod polskich ekspertéw z zakresu kardiologii.

Analize wykonano z perspektywy podmiotu zo-
bowigzanego do finansowania Swiadczen ze
Srodkdéw publicznych (PPP), uwzgledniajac za
koszty ponoszone w okresie leczenia o0HCM (na-
bycie i podanie lekéw, diagnostyka i monitoro-
wanie leczenia, opieka zdrowotna jak i koszty
zwigzane z leczeniem zdarzen niepozadanych).

Whnioskowane warunki objecia refundacjg pro-
duktu Camzyos obejmujg instrument dzielenia
ryzyka (RSS), w zwigzku z czym obliczenia

AESTIMO

kosztéw przeprowadzono rownolegle w dwdch
wariantach: z uwzglednieniem i bez uwzgled-
nienia RSS dla produktu Camzyos we wniosko-
wanym wskazaniu.

Obliczenia przeprowadzono w alternatywnych
wariantach: podstawowym (najbardziej praw-
dopodobnym), minimalnym i maksymalnym,
skonstruowanych w oparciu o czynniki, ktére
majg najwiekszy wptyw na stosowanie techno-
logii (udziaty stosowania terapii w ramach le-
czenia farmakologicznego). Przeprowadzono
ponadto analize wrazliwosci, w ramach ktérej
testowano alternatywne scenariusze i wartosci
kluczowych parametréw modelu.

Analize wptywu na budzet uzupetniono o ana-
lize aspektéw etycznych, spotecznych, praw-
nych i organizacyjnych wynikajgcych z decyzji
dotyczacej finansowania produktu leczniczego
Camzyos ze Srodkéw publicznych.

Analize wykonano zgodnie z wytycznymi HTA
(AOTMIT 2016) oraz trescig Rozporzadzenia Mi-
nistra Zdrowia z dnia 8 stycznia 2021 r. w spra-
wie minimalnych wymagan, jakie muszg spet-
nia¢ analizy uwzglednione we wnioskach o ob-
jecie refundacjg i ustalenie urzedowej ceny
zbytu, o objecie refundacjg i ustalenie urzedo-
wej ceny zbytu technologii lekowej o wysokiej
wartosci klinicznej oraz o podwyzszenie urzedo-
wej ceny zbytu leku, Srodka spozywczego spe-
cjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobu
medycznego, ktére nie majg odpowiednika re-
fundowanego w danym wskazaniu.
(MZ 08/01/2021). Wszystkie obliczenia wyko-
nano w arkuszu kalkulacyjnym programu Micro-
soft® Office Excel.
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Wyniki

Liczebnos¢ populacji docelowej

Wariant podstawowy

Liczebno$¢ populacji docelowej (maksymalny
potencjat rynkowy leku Camzyos w rozwazanym
wskazaniu) wynosi - 0so6b w pierwszym
i - 0s6b w drugim roku po zaktadanym ob-
jeciu refundacjg wnioskowanej technologii.

Oszacowana w oparciu o prognozy udziatow
rynkowych wnioskowanej technologii liczba pa-
cjentéw wtaczonych do leczenia z zastosowa-
niem leku Camzyos (MAV+SoC) wynosi kolejno
- (Rok 1) i- (Rok 2) w wariancie podstawo-
wym.

Warianty minimalny i maksymalny

Liczebnos$¢ populacji docelowej w wariantach
minimalnym i maksymalnym obliczono -

_, danych NFZ oraz zatozen

wtasnych. W wariancie minimalnym w pierw-
szych dwodch latach horyzontu czasowego li-
czebnos$¢ populacji  otrzymujacej leczenie
MAV+SoC wynosi kolejno - pacjentéw.
Z kolei w wariancie maksymalnym w liczebnos¢
populacji leczonej schematem MAV+SoC
w Roku 1 wynosi - chorych, natomiast
w Roku 2 —- pacjentow.

Wptyw na budzet (z uwzglednieniem RSS dla
Camzyos)

Wariant podstawowy

W wariancie podstawowym analizy, z uwzgled-
nieniem instrumentu dzielenia ryzyka (RSS),
w przypadku podjecia decyzji o objeciu refunda-
cjg produktu Camzyos we wskazaniu leczenia

AESTIMO

dorostych pacjentéow z objawowa kardiomiopa-
tig przerostowg zawezajgcag w klasie II-1ll NYHA,
prognozowane wydatki ptatnika publicznego
wzrosng w stosunku do scenariusza istnieja-
cego, kolejno o - [ _ W pierw-
szych dwdch latach po wprowadzeniu finanso-
wania wnioskowanej technologii (01.2025-
12.2026).

Sktadowa kosztu, stanowigca kwote refundacji
produktu leczniczego Camzyos we wnioskowa-
nym wskazaniu w scenariuszu nowym, wynosi

- (Rok 1) oraz _ (Rok 2).

Prognozowana w wariancie podstawowym
taczna liczba zrefundowanych opakowan pro-
duktu Camzyos w pierwszych dwdch latach re-
fundacji we wnioskowanym wskazaniu wyniesie

- W pierwszym oraz - w drugim roku.

Warianty skrajne: minimalny i maksymalny

W wariancie minimalnym analizy, prognozo-
wane wydatki ptatnika publicznego wzrosng
w stosunku do scenariusza istniejgcego, kolejno

o} - zt oraz - zt, a w wariancie mak-
symalnym — wzrsng o - zt i - zt
w pierwszych dwaéch latach po wydaniu pozy-
tywnej decyzji o refundacji produktu leczni-
czego Camzyos.

Analiza wrazliwosci

Analiza wrazliwosci (AW) potwierdzita stabil-
nos¢ wynikéw podstawowych. We wszystkich
wariantach analizy wrazliwosci realizacja scena-
riusza nowego wigze sie z umiarkowanym wzro-
stem wydatkow ptatnika, wynoszgcym od

B ol v pierwszych dwéch

latach refundacji leku Camzyos.

Prognozowane wydatki NFZ na refundacje pro-

duktu Camzyos wynosity od - zt do

B ;' tacznie w horyzoncie dwdch pierw-
szych lat refundaciji.

w leczeniu dorostych pacjentow z objawowa (NYHA [I-111)
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Wptyw na budzet (bez uwzglednienia RSS dla
Camzyos)

Wariant podstawowy

W wariancie podstawowym analizy, bez
uwzglednienia instrumentu dzielenia ryzyka
(RSS), w przypadku podjecia decyzji o objeciu
refundacjg produktu leczniczego Camzyos, pro-
gnozowane wydatki ptatnika publicznego wzro-
sng w stosunku do scenariusza istniejgcego, ko-
lejno o - zt oraz - zt w pierw-
szych dwdch latach po wprowadzeniu wniosko-
wanej technologii do programu (01.2025-
12.2026).

Sktadowa kosztu stanowigca kwote refundacji
produktu leczniczego Camzyos w scenariuszu
nowym, Wwynosi - zt (Rok 1) oraz
B 2 (Rok 2).

Nalezy podkredli¢, ze wariant bez RSS, rozwa-
zany ze wzgledu na koniecznos¢ spetnienia for-
malnych wymogdw wynikajgcych z Rozporza-
dzenia o minimalnych wymaganiach
(MZ 08/01/2021), przedstawia jedynie teore-
tyczny poziom refundacji, ktéry nie bedzie miec
zastosowania w rzeczywistosci ptatnika publicz-
nego, a zaproponowany RSS jest nierozerwalng
czescig analizy, ksztattujgcym cene efektywna
produktu leczniczego Camzyos.

Warianty skrajne: minimalny i maksymalny

W wariancie minimalnym analizy, prognozo-
wane wydatki ptatnika publicznego wzrosng
w stosunku do scenariusza istniejgcego, kolejno

0 - zt oraz - zt, a w wariancie mak-

symalnym - wzrosng o - zt oraz
o - zt w pierwszych dwdch latach po wy-
daniu pozytywnej decyzji o refundacji leku Cam-
zyos w ramach leczenia dorostych pacjentow
z oHCM.

AESTIMO

Analiza wrazliwosci

Analiza wrazliwosci (AW) potwierdzita stabil-
nos¢ wynikdéw podstawowych. We wszystkich
wariantach analizy wrazliwosci realizacja scena-
riusza nowego wigze sie z umiarkowanym wzro-
stem wydatkow ptatnika, wynoszgcym -

-z’rw Roku 1 i_mln zt w Roku

2 refundacji leku Camzyos.

Prognozowane wydatki NFZ na refundacje pro-

duktu Camzyos wynosity od - zt do
- zt fgcznie w horyzoncie dwoch pierw-
szych lat refundaciji.

Whioski koricowe

Obecnie w ramach polskiego systemu zdrowia
pacjenci z objawowg kardiomiopatig przero-
stowg zawezajgcg mogg otrzymywac terapie
farmakologiczng w postaci beta-blokeréow oraz
blokerow kanatu wapniowego. Podjecie pozy-
tywnej decyzji o refundacji produktu leczni-
czego Camzyos spowoduje rozszerzenie opcji
terapeutycznych dla pacjentéw z oHCM. Lecze-
nie mawakamtenem poprawia jako$¢ zycia pa-
cjentow w stosunku do obecnie stosowanej
praktyki zdrowotnej oraz redukuje lub oddala
w czasie konieczno$¢ wykonania inwazyjnych
zabiegéw takich jak ablacja alkoholowa lub
miektomia.

Wyniki przeprowadzonej analizy wskazuja, ze
w przypadku podjecia decyzji o objeciu refunda-
cjg produktu Camzyos w leczeniu oHCM, w kla-
sie NYHA [I-lll, wydatki ptatnika publicznego
wzrosng w stosunku do stanu istniejgcego
0 - zt w pierwszym i - zt w drugim
roku obowigzywania decyzji refundacyjnej (wy-
niki z uwzglednieniem proponowanego instru-
mentu dzielenia ryzyka).

w leczeniu dorostych pacjentow z objawowa (NYHA [I-111)

Camzyos® (mawakamten)

kardiomiopatig przerostowa zawezajgca (oHCM)
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Analiza wariantéw skrajnych oraz analiza wraz-
liwosci potwierdzity wzgledng stabilno$¢ uzy-
skanych wynikéw — w kazdym z testowanych
scenariuszy z uwzglednieniem RSS objecie re-
fundacjg produktu Camzyos we wnioskowanej
populacji wigze sie z umiarkowanym wzrostem
wydatkow dla budzetu refundacyjnego NFZ.

Nie zidentyfikowano problemoéw natury etycz-
nej i spotecznej zwigzanych z finansowaniem ze
srodkow publicznych rozwazanej technologii.
Wprowadzenie refundacji produktu leczniczego
Camzyos we wnioskowanym wskazaniu nie be-
dzie naktadato dodatkowych wymogdéw zwigza-
nych z organizacjg udzielenia Swiadczen zdro-
wotnych, jak réwniez nie bedzie wymagac do-
datkowych naktaddw zwigzanych np. z potrzebg
przeszkolenia personelu, opracowaniem no-
wych wytycznych klinicznych czy tez zasad
zmiany diagnostyki.

Whnioskowane objecie refundacjg produktu
Camzyos w ramach proponowanego nowego
programu leczenia przerostowej kardiomiopa-
tii zawezajgcej pozwoli na rozszerzenie spek-
trum leczenia farmakologicznego pacjentéw
zoHCM w klasie II-Ill NYHA. Kardiomiopatia
przerostowa zawezajgca prowadzi do obnizenia
jakosci zycia, znacznie ogranicza aktywnosci zy-
ciowe. Obecnos$¢ kardiomiopatii przerostowej
jest istotnym czynnikiem pogarszajg-cym roko-
wanie (przezycie) w poréwnaniu do populac;ji
ogdblnej. Mawakamten jest pierwszym doust-
nym lekiem zarejestrowanym w leczeniu prze-
rostowej kardiomiopatii zawezajgcej, ktory
dziata przyczynowo. Biorgc pod uwage wyzszg
skutecznos¢ dodanej terapii mawakamtenem
do standardowo stosowanego leczenia farma-
kologicznego wzgledem terapii wytgcznie beta-
blokerami i blokerami kanatu wapniowego, wy-
danie pozytywnej decyzji refundacyjnej przy-
czyni sie do uzyskania w populacji docelowej

AESTIMO

dodatkowych korzysci zdrowotnych mierzonych
w latach zycia skorygowanych o jakos¢ zycia.

w leczeniu dorostych pacjentow z objawowa (NYHA [I-111)

Camzyos® (mawakamten)

kardiomiopatig przerostowa zawezajgca (oHCM)



ANALIZA
WPLYWU
NA BUDZET PLATNIKA



12 AESTIMO

1 Cel analizy

Analize wptywu na budzet przeprowadzono w celu okres$lenia prawdopodobnych wydatkéw podmiotu
zobowigzanego do finansowania $wiadczen ze $rodkéw publicznych (Narodowego Funduszu Zdrowia)
w przypadku podjecia decyzji o objeciu refundacjg mawakamtenu (produkt leczniczy Camzyos) w lecze-

niu dorostych pacjentéw z objawowa (NYHA II/11l) kardiomiopatig przerostowg zawezajgcg (oHCM).

Analiza zostata wykonana na zlecenie firmy Bristol Myers Squibb Polska Sp. z 0.0., w zwigzku z planowa-
nym ztozeniem do ministra wtasciwego do spraw zdrowia wniosku o objecie refundacjg produktu lecz-

niczego Camzyos w nastepujgcej prezentacji:

Camzyos (mawakamten), 2,5 mg, kapsutki twarde 28 szt. (kod GTIN: 08027950800728),

Camzyos (mawakamten), 5,0 mg, kapsutki twarde 28 szt. (kod GTIN: 08027950800735),

Camzyos (mawakamten), 10 mg, kapsutki twarde 28 szt. (kod GTIN: 08027950800742),

Camzyos (mawakamten), 15 mg, kapsutki twarde 28 szt. (kod GTIN: 08027950800759),
w wyzej wymienionym wskazaniu.

Zapis projektu programu lekowego przedstawiono w analizie problemu decyzyjnego (APD Camzyos

2023).

2 Metodyka

Populacje docelowg analizy stanowig chorzy z objawowa kardiomiopatig przerostowg zawezajaca spet-

niajacy nastepujace kryteria:

Szczegbtowy zapis programu lekowego przedstawiono w analizie problemu decyzyjnego APD Cam-

zyos 2023.

w leczeniu dorostych pacjentow z objawowa (NYHA [I-111)

®
Camzyos® (mawakamten) kardiomiopatia przerostowa zawezajaca (o0HCM)



13 AESTIMO

Wykonana analiza obejmuje nastepujgce etapy obliczeniowe:

e oszacowanie liczebnosci populacji docelowej dla produktu leczniczego Camzyos we wnioskowa-
nym wskazaniu, w kolejnych latach zatozonego horyzontu czasowego;

e okreslenie pozycji rynkowej (udziatdow) technologii stosowanych we wnioskowanym wskazaniu,
w dwdch alternatywnych scenariuszach: istniejgcym (odzwierciedlajgcym stan aktualny, tj. brak
refundacji mawakamtenu) oraz nowym (stan po wprowadzeniu wnioskowanego programu le-
kowego);

e oszacowanie kosztéw opcjonalnych strategii leczenia stosowanych w populacji docelowej,
szczegbtowo opisane w analizie ekonomicznej (AE Camzyos 2023);

e prognoza wydatkdw podmiotu zobowigzanego do finansowania swiadczenia ze Srodkéw pu-
blicznych w poréwnywanych scenariuszach — istniejgcym i nowym, oraz dodatkowych (inkre-
mentalnych) wydatkow ptatnika wynikajgcych z realizacji scenariusza nowego, z wyszczegdlnie-

niem sktadowej kosztu stanowigcego kwote refundacji produktu Camzyos.

W toku przygotowywania analizy wptywu na budzet ptatnika w pierwszej kolejnosci poszukiwano danych
zrodtowych odnoszacych sie do populacji polskiej, w tym dane NFZ. Wykorzystano ponadto dane po-

chodzace z odnalezionych w wyniku przegladu literaturowego opracowan swiatowych. _

Analize przeprowadzono w wariantach: podstawowym (najbardziej prawdopodobnym), minimalnym
i maksymalnym. Warianty skrajne, tj. wariant minimalny i maksymalny, oparto o alternatywne udziaty
stosowania terapii w leczeniu oHCM. W ramach walidacji modelu przeprowadzono réwniez analize
wrazliwosci, w ktérej zmieniano wartosci istotnych parametrow modelu i generowano wyniki przy no-

wych ustawieniach.

Model wptywu na budzet przygotowano w arkuszu kalkulacyjnym programu Microsoft Office Excel.
W zatgczonym arkuszu obliczeniowym wszystkie obliczenia przeprowadzono bez zaokraglania poszcze-
gblnych wartosci, natomiast w niniejszym dokumencie, dla zachowania przejrzystosci prezentacji wyni-

kow i zatozen, przedstawiono wartosci zaokraglone.

w leczeniu dorostych pacjentow z objawowa (NYHA [I-111)

®
Camzyos® (mawakamten) kardiomiopatia przerostowa zawezajaca (o0HCM)
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2.1 Poréwnywane scenariusze

W analizie wptywu na budzet (BIA) poréwnano prognozowane wydatki ptatnika publicznego w dwéch

alternatywnych scenariuszach: istniejgcym (aktualnym) i nowym (przysztym).

Scenariusz istniejgcy obrazuje stan aktualny (obecnie obowigzujacy status refundacyjny), zgodnie z kté-
rym produkt leczniczy Camzyos (mawakamten) nie jest refundowany ze srodkéw publicznych. Aktualnie
w analizowanym wskazaniu chorzy mogg otrzymywac leczenie beta-blokerami oraz blokerami kanatu

wapniowego (SoC) (MZ 11/12/2023).

Scenariusz nowy odpowiada sytuacji, w ktérej Minister wtasciwy do spraw zdrowia wyda pozytywnga
decyzje o objeciu refundacjg produktu leczniczego Camzyos zgodnie z wnioskowanym wskazaniem.
W scenariuszu nowym, wnioskowana interwencja bedzie stanowita terapie dodang do obecnie stoso-

wanego leczenia farmakologicznego (SoC).

2.2  Perspektywa analizy

Zgodnie z Wytycznymi Oceny Technologii Medycznych w analizie wptywu na budzet w sytuacji, w ktorej
nie dochodzi do wspotptacenia ze strony Swiadczeniobiorcow lub jest ono z perspektywy pacjenta zni-
kome, mozna uwzglednic¢ jedynie perspektywe ptatnika publicznego (AOTMIT 2016). Ze wzgledu na zni-
kome udziaty wydatkéw swiadczeniobiorcow w tgcznych kosztach leczenia, w szczegdlnosci petne finan-
sowanie ze Srodkéw budzetowych technologii wnioskowanej (w zakresie programu lekowego) oraz pet-
nej odptatnosci lekdw z katalogu D2 u pacjentdw w wieku 65+, w analizie przyjeto perspektywe pod-
miotu zobowigzanego do finansowania swiadczen ze Srodkdéw publicznych (w skrocie: perspektywa ptat-
nika publicznego, PPP), uznajgc tym samym, ze przyjeta w analizie perspektywa jest tozsama z perspek-

tywa wspdlng ptatnika publicznego i Swiadczeniobiorcéw.

Koszty nie zostaty poddane dyskontowaniu, gdyz analiza wptywu na budzet przedstawia przeptyw $rod-

kow finansowych w czasie (AOTMIT 2016).

2.3 Horyzont czasowy

W analizie wptywu na budzet zaleca sie stosowanie przedziatu czasu wystarczajgcego do ustalenia réow-
nowagi na rynku (tj. osiggniecia docelowej stabilnej wielkosci sprzedazy badz liczby leczonych pacjen-
téw) lub obejmujgcego co najmniej pierwsze 2 lata (tj. 24 miesigce) od daty rozpoczecia finansowania

danej technologii medycznej ze srodkéw publicznych (AOTMIT 2016).

w leczeniu dorostych pacjentow z objawowa (NYHA [I-111)

®
Camzyos® (mawakamten) kardiomiopatig przerostowa zawezajgca (oHCM)
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W niniejszej analizie oszacowano jednoroczny wptyw objecia refundacjg leku Camzyos na budzet ptat-
nika w horyzoncie pierwszych dwéch lat od przewidywanej daty wprowadzenia refundacji MAV we
whnioskowanym wskazaniu, tj. w okresie obowigzywania pierwszej decyzji refundacyjnej dla leku Cam-

Zyos W rozwazanym wskazaniu.

Biorgc pod uwage date ztozenia wniosku oraz przewidywany czas trwania procedury refundacyjnej, jako
realistyczny termin wprowadzenia refundacji wnioskowanej technologii ustalono 1 stycznia 2025 roku.

W zwigzku z powyzszym, horyzont analizy obejmowat petne lata kalendarzowe 2025-2026.

W ramach przeprowadzonego modelowania horyzont czasowy podzielono na tygodniowe cykle, w kté-
rych wyznaczano koszty ponoszone przez ptatnika w porownywanych scenariuszach. Dtugos¢ cyklu
umozliwia bardziej precyzyjng prognoze zapotrzebowania na wnioskowang technologie w przedziatach

miesiecznych.

3 Aktualny sposdb finansowania produktu leczniczego Camzyos oraz
wnioskowane warunki objecia refundacja

W chwili obecnej produkt leczniczy Camzyos (mawakamten) nie podlega refundacji ze Srodkéw publicz-

nych w ramach wykazu lekéw refundowanych (MZ 11/12/2023).

Whnioskowane jest finansowanie produktu leczniczego Camzyos ze srodkéw publicznych w ramach no-
wego programu lekowego (szczegodtowy zapis zob. APD Camzyos 2023). Wnioskuje sie o utworzenie od-
rebnej grupy limitowej, w skfad ktdrej wchodzityby wytgcznie wnioskowane produkty lecznicze zawiera-

jace mawakamten.

Utworzenie odrebnej grupy limitowej dla wnioskowanego produktu leczniczego wynika z faktu, ze po-

stuluje sie o refundacje Camzyos w ramach programu lekowego.

Zgodnie z obowigzujgcymi zasadami kwalifikacji lekéw do odpowiedniej odptatnosci (Ustawa 2011,
Art. 14), w przypadku podjecia decyzji o objeciu refundacjg, produkt leczniczy Camzyos bedzie wyda-

wany $wiadczeniobiorcom bezptatnie (zob. Tabela 1).

Tabela 1. Kwalifikacja do poziomu odptatnosci — Camzyos.

Kwalifikacja do kryte-

Kryterium kwalifikacji do nastepujacych odptatnosci zgodne z Ustawa 2011 rium

Bezpfatnie — leku, wyrobu medycznego majgcego udowodniong skutecznos¢ w leczeniu nowotworu

o ' : ) . h Spetnia kryterium.
ztosliwego, zaburzenia psychotycznego, uposledzenia umystowego lub zaburzenia rozwojowego albo

w leczeniu dorostych pacjentow z objawowa (NYHA [I-111)

®
Camzyos® (mawakamten) kardiomiopatig przerostowa zawezajgca (oHCM)
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Kryterium kwalifikacji do nastepujacych odpfatnosci zgodne z Ustawa 2011 Kwallflkar?{lar:o ==
choroby zakaznej o szczegdlnym zagrozeniu epidemicznym dla populacji, albo leku, srodka spozyw- Wnioskowana refunda-
czego specjalnego przeznaczenia zywieniowego stosowanego w ramach programu lekowego cja w ramach pro-

gramu lekowego

wymagajgcego, zgodnie z aktualng wiedzg medyczng, stosowania dtu-

zej niz 30 dni oraz ktérego miesieczny koszt stosowania dla $wiadcze-

niobiorcy przy odptatnosci 30% limitu finansowania przekraczatby 5%

minimalnego wynagrodzenia za prace, ogtaszanego w obwieszczeniu  Nie spetnia kryterium.
Prezesa Rady Ministrow wydanym na podstawie art. 2 ust. 4 ustawy

z dnia 10 pazdziernika 2002 r. o minimalnym wynagrodzeniu za prace,

Ryczattowej- leku, srodka albo

spozywczego specjalnego
przeznaczenia zywieniowego, zakwalifikowanego na podstawie art. 72 lub jego odpowiednika, albo  Nie spetnia kryterium.

wyrobu medycznego: ) ) ) o
wymagajacego, zgodnie z aktualng wiedzg medyczng, stosowania nie

dtuzej niz 30 dni oraz ktdrego koszt stosowania dla swiadczeniobiorcy
przy odptatnosci 50% limitu finansowania przekraczatby 30% minimal-
nego 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;

Nie spetnia kryterium.

50% — leku, srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobu medycznego,

Ni tnia k jum.
ktéry wymaga, zgodnie z aktualng wiedzg medyczng, stosowania nie dtuzej niz 30 dni e spefnia kryterium

30% — leku, sSrodka spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobu medycznego,

Lo o . o ) Ni tnia kryterium.
ktory nie zostat zakwalifikowany do poziomdw odptatnosci okreslonych w pkt 1-3 '€ spetnia kryterium

Proponowane w dokumentacji refundacyjnej urzedowe ceny zbytu za opakowanie jednostkowe wnio-
skowanych prezentacji produktu Camzyos wynoszg - zt (opakowanie zawierajgce 2,5 mg ma-
wakamtenu), |l 2t (opakowanie zawierajace 5,0 mg mawakamtenu), ||l 2t (opakowanie

zawierajgce 10 mg mawakamtenu) oraz - zt (opakowanie zawierajgce 15 mg mawakamtenu).
W kalkulacjach limitu finansowania zatozono, ze podstawe limitu w grupie bedzie wyznacza¢ cena hur-
towa brutto prezentacji o najwyzszej cenie hurtowej za kapsutke, tj. Camzyos, kapsutki twarde, 28 kap.

a2,5mg.
Obliczone ceny urzedowe produktu leczniczego Camzyos przedstawiono w ponizszej tabeli.

Tabela 2. Wnioskowane ceny urzedowe produktu leczniczego Camzyos.

Produkt leczniczy Cena zbytu netto Urzedowa cena Cena hurtowa Limit finansowania

[z1] zbytu [z1] brutto [z1] [z]

Camzyos, kapsutki twarde,
28tab.a 2,5 mg

Camzyos, kapsutki twarde,
28 tab.a 5,0 mg

Camzyos, kapsutki twarde,
28 tab.a 10 mg

Camzyos, kapsutki twarde,
28 tab.a 15 mg

w leczeniu dorostych pacjentow z objawowa (NYHA [I-111)

®
Camzyos® (mawakamten) kardiomiopatia przerostowa zawezajaca (o0HCM)
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Whnioskowane warunki objecia refundacjg produktu leczniczego Camzyos obejmujg instrument dzielenia

ryzyka (RSS, z ang. Risk Sharing Scheme),

Whnioskowane warunki objecia refundacjg produktu leczniczego Camzyos podsumowano w ponizszej

tabeli (Tabela 3).

Tabela 3. Wnioskowane warunki objecia refundacjg produktu leczniczego Camzyos (mawakamten).

Warunek refundacji

Substancja czynna
Dawka
Postac farmaceutyczna

Zawartos$¢ opakowania
jednostkowego

Kategoria dostepnosci
refundacyjne;j

Cena zbytu netto?
Urzedowa cena zbytu?

Cena hurtowa3

Camzyos® (mawakamten)

mawakamten
2,5mg

kapsutka twarda

28 kaps. a 2,5 mg

w leczeniu dorostych pacjentow z objawowa (NYHA [I-111)

Opakowania jednostkowe

mawakamten mawakamten
5,0 mg 10 mg
kapsutka twarda kapsutka twarda
28 kaps. a 5,0 mg 28 kaps. a 10 mg

W ramach programu lekowego

kardiomiopatig przerostowa zawezajgca (oHCM)

mawakamten
15mg

kapsutka twarda

28 kaps. a 15 mg
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Warunek refundacji Opakowania jednostkowe

Grupa limitowa? Nowa odrebna grupa limitowa, ktérg utworzytby produkt leczniczy Camzyos

Podstawa limitu Tak Nie Nie Nie

PDD5 1 kaps./dziennie 1 kaps./dziennie 1 kaps./dziennie 1 kaps./dziennie
Liczba PDDyvopakowa- )8 )8 )8 )8
niu

Cena hurtowa / PDD I I I I
Poziom odptatnosci bezptatny bezptatny bezptatny bezptatny
Doptata swiadczenio- 0,00 2t 0,00 zt 0,00 zt 0,00 zt

biorcy (pacjenta)

Koszt dziennej terapii®) I I I I

Instrument dzielenia ry-
zyka (RSS, z ang. risk
sharing scheme)

Y urzedowa cena zbytu pomniejszona o podatek VAT naliczony od ceny zbytu netto;
2 wnioskowana urzedowa cena zbytu;

3 urzedowa cena zbytu powiekszona o marze hurtowa (6% od urzedowej ceny zbytu);
4 nowa, odrebna grupa limitowa;

%) schemat dawkowania zgodny z proponowanym programem lekowym;

% wg ceny zbytu netto;

4 Populacja docelowa

Populacje docelowa stanowig dorosli pacjenci z objawowg (w klasie lI-1ll wg klasyfikacji NYHA) kardio-
miopatig przerostowq zawezajaca. Zgodnie z projektem wnioskowanego programu lekowego do lecze-

nia mawakamtanem kwalifikujg sie dorosli chorzy spetniajgce nastepujace kryteria:

Wszystkie kryteria wigczenia do wnioskowanego programu lekowego opisano szczegétowo w analizie
problemu decyzyjnego (APD Camzyos 2023). Kolejne etapy oszacowania liczebnosci populacji docelowej

przedstawiono w ponizszych punktach.

w leczeniu dorostych pacjentow z objawowa (NYHA [I-111)

®
Camzyos® (mawakamten) kardiomiopatia przerostowa zawezajaca (o0HCM)
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4.1  Epidemiologia i charakterystyka populacji docelowej

Oszacowanie liczebnosci populacji docelowej dla leku Camzyos rozpoczeto od analizy Swiatowych i pol-
skich danych epidemiologicznych zwigzanych z kardiomiopatiag przerostowg zawezajacg (oHCM). Jako
punkt wyjsciowy konserwatywnie przyjeto, ze aktualna liczebnos¢ populacji Polski wynosi w przyblizeniu

37,5 mIn mieszkancéw.

Chorobowos¢ kardiomiopatii przerostowej okreslono na podstawie amerykanskiego opracowania Ma-
ron 2018. W ramach tego badania przeprowadzono szeroki przeglad literaturowy ponad 18 tys. publi-
kacji dotyczacych kardiomiopatii przerostowej, na podstawie ktérego okreslono, ze chorobowosé
w przypadku kardiomiopatii przerostowej dotyczy 1 na 500 osdb w populacji ogdlnej, w przypadku dia-
gnozowania opartego wytgcznie na badaniu echokardiograficznym. Wyzszg chorobowos¢ (1 na 200
0sb6b) odnotowuje sie w przypadku zastosowania zarowno diagnostyki klinicznej jak i genetycznej. Do
oszacowania epidemiologicznego postanowiono wykorzysta¢ chorobowos¢ na poziomie 1 na 500 oséb,
poniewaz lepiej odnosi sie do warunkow polskich. Wynika z tego, ze kardiomiopatia przerostowa moze

wystepowac u ok. 75 tys. oséb w populacji Polski.

Pomimo wysokiej chorobowosci, choroba wykrywana jest jednak u niewielkiej czesci osdb. Zgodnie z da-
nymi raportowanymi w publikacji Maron 2018, HCM identyfikowany jest u 10% pacjentéw (7,5 tys.
w populacji polskiej), z czego symptomy choroby wystepujg u 6 na 10 zidentyfikowanych chorych. Spo-
$rod wszystkich pacjentéw z kardiomiopatia przerostowa, postac zawezajgca wystepuje u znacznej wiek-
szosci chorych. W badaniu Maron 2018 okreslono, ze dotyczy ona 70% przypadkdw, co przekfada sie na

ok. 5300 os6b w polskiej populacji.

Kluczowym kryterium koniecznym do spetnienia przy kwalifikacji do terapii mawakamtenem jest ocena
kliniczna pacjentéow z uwzglednieniem klasyfikacji NYHA w klasie II-1ll. Do okreslenia odsetka chorych,
ktérego dotyczy wspomniane kryterium wykorzystano dane z publikacji Charron 2018. Dotyczy ona pro-
spektywnego, obserwacyjnego, wielonarodowego rejestru The Cardiomyopathy Registry of the EUROb-
servational Research Programme, uwzgledniajgcego cztery podtypy kardiomiopatii: kardiomiopatii prze-
rostowej, kardiomiopatii rozstrzeniowej, arytmogennej kardiomiopatii prawej komory oraz kardiomio-
patii restrykcyjnej. Dane prezentowane w publikacji pochodzity z 69 osrodkdw w 18 krajach, w ktérych
leczonych byto 3 208 pacjentéw, przy czym u 1 739 zdiagnozowano kardiomiopatie przerostowa. Spo-
$rod wszystkich pacjentow wtgczonych do rejestru, 13,5% pochodzito z Polski. Klase NYHA okreslono

u 1417 pacjentéw z HCM. U 707 pacjentéw stwierdzono klase NYHA Il, natomiast klase NYHA Ill miato

w leczeniu dorostych pacjentow z objawowa (NYHA [I-111)
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228 pacjentdw, co sumarycznie przektada sie na 65% [(707+228)/1 417 * 100%)] pacjentdw spetniaja-

cych powyzsze kryterium kwalifikacji do terapii produktem leczniczym Camzyos.

Tabela ponizej przedstawia podsumowanie oszacowania epidemiologicznego chorych na oHCM.

Tabela 4. Epidemiologiczne oszacowanie populacji docelowej.

Kryterium wigczenia Wartos¢ Rocznie (od 2025 r.) Zrédto
Populacja Polski ok. 37,5 mlIn oséb
Chorobowos$¢ HCM 1/500 ok. 75 000 osdb Maron 2018
Rozpoznanie kliniczne HCM 10% ok. 7 500 oséb Maron 2018
Postac zawezajgca HCM 70% ok. 5300 osdb Maron 2018
Objawowa (NYHA 1I-1ll) oHCM 65% ok. 3 400 oséb Charron 2018

Na podstawie powyzszych danych stwierdzono, ze potencjalnie ok. 3 400 pacjentéw rocznie spetnia pro-
ponowane kryteria do zastosowania terapii mawakamtenem, co jednoczesnie stanowi maksymalng
liczbe pacjentéw, ktdorzy mogliby by¢ leczeni produktem leczniczym Camzyos. Powyzsze oszacowanie
epidemiologiczne zostato przedstawione trzem ekspertom z dziedziny kardiologii w przeprowadzonym
badaniu ankietowym (zob. Rozdziat 13.2). Ankietowanie jednoznacznie zatwierdzili wyniki obliczen pre-

zentowanych powyzej jako poprawne.

4.2  Oszacowanie liczebnosci populacji docelowej

Wynik przeprowadzonego w Rozdziale 4.1 oszacowania epidemiologicznego nie jest jednoznaczny z li-
czebnoscig populacji docelowej do terapii mawakamtenem w Polsce. Spowodowane jest to dodatko-
wymi kryteriami w proponowanym programie lekowym, m.in. dotyczacymi frakcji wyrzutowej lewej ko-
mory czy gradientu drogi odptywu lewej komory, ktére zawezajg liczebnos¢ populacji docelowej. Ponad
to faktyczna liczba leczonych pacjentéw moze by¢ nizsza z powodu ograniczen polskiego systemu zdro-
wia takich jak dostepnos$¢ do osrodkéw specjalizujgcych sie w diagnozowaniu i leczeniu chordb serca

oraz odsetka pacjentéw zgtaszajgcego sie na badania.

Do okreslenia faktycznej liczby pacjentdw, u ktérych zostanie zdiagnozowana przerostowa kardiomio-
patia zawezajgca wykorzystano Otwarte dane raportowane przez NFZ w ramach projektu ,Otwarte dane
—dostep, standard, edukacja” (dane.gov.pl). W niniejszych danych przedstawiona zostata liczba pacjen-
téw z danym kodem rozpoznania gtdwnego Swiadczenia wg klasyfikacji ICD-10 do poziomu 5 znakdw.
Rozpoznaniu przerostowej kardiomiopatii zawezajgcej odpowiada kod 142.1. Na ponizszym wykresie ze-

stawiono dane o liczbie pacjentéw z rozpoznaniem gtéwnym 142.1 w latach 2016-2021.
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Wykres 1. Liczba pacjentow z rozpoznaniem gtownym 142.1 (Otwarte dane NFZ).

Liczba pacjentéw z rozpoznaniem gtownym 142 .1
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W latach 2016-2019 liczba pacjentdw z rozpoznaniem przerostowej kardiomiopatii zawezajgcej ulegata
niewielkim wahaniom w przedziale od 1 257 do 1 306 pacjentéw. W 2020 roku nastgpit gwattowny spa-
dek liczby rozpoznan, co mogto by¢ spowodowane pandemig SARS-COV-2, jednakze w 2021 roku liczba
rozpoznan zblizyta sie ponownie do poziomu sprzed pandemii. W zwigzku z powyzszym zatozono, ze
obecnie liczba pacjentéw ze stwierdzonym oHCM pozostaje na statym poziomie i konserwatywnie przy-
jeto, ze wynosi ok. 1 300 pacjentdow rocznie. Ze wzgledu na wnioskowanie o utworzenie programu leko-
wego dedykowanego leczeniu przerostowej kardiomiopatii przerostowej szacuje sie, ze w przypadku
pozytywne] decyzji o refundacji produktu leczniczego Camzyos liczba rozpoznan oHCM bedzie wzra-
stata. Z tego wzgledu w pierwszych dwdch latach przyjetego horyzontu czasowego (lata 2025-2026)

okreslono, ze liczba polskich pacjentdw, u ktérych zostanie zdiagnozowana przerostowa kardiomiopatia

przerostowa wyniesie kolejno 1300 i 1600 pacjentéw.

Kolejne etapu oszacowania populacji docelowej przedstawiono ponizej.

w leczeniu dorostych pacjentow z objawowa (NYHA [I-111)
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Tabela 5. Oszacowanie liczebnosci populacji docelowe;.

Rok | Rok II
Maksymalna populacja docelowa
z objawowg postacig oHCM 3400 3400
Liczba zidentyfikowanych pacjentéw z oHCM (na podst. danych NFZ) 1300 1600
W tym pacjenci z objawowa postacig oHCM (NYHA [1-111) - -

Liczba pacjentow obliczona powyzej, tj. - (Rok 1) i-Rok 2) stanowi maksymalng populacje do-

celowg dla terapii lekiem Camzyos.

4.3  Oszacowanie rocznej liczebnosci populacji obejmujgcej wszyst-
kich pacjentow, u ktdrych wnioskowana technologia moze by¢
stosowana

Zgodnie z zapisami Charakterystyki Produktu Leczniczego produktu Camzyos (ChPL Camzyos) jest on
wskazany y do leczenia objawowej (klasa Il-Ill wedtug klasyfikacji Nowojorskiego Towarzystwa Kardio-
logicznego, NYHA) kardiomiopatii przerostowej zawezajgcej (ang. obstructive hypertrophic cardiomyo-
pathy, oHCM) u dorostych pacjentéw Wskazanie to jest zgodne ze wskazaniem ujetym we wniosku o ob-
jecie refundacjg w ramach proponowanego projektu programu lekowego (szczegdtowy zapis propono-
wanego programu lekowego zob. APD Camzyos 2023). W zwigzku z tym, liczebnos$¢ populacji obejmu-
jacych wszystkich chorych, u ktérych mozna zastosowac produkt leczniczy Camzyos, jest rowna liczeb-

nosci populacji docelowej oszacowanej w Rozdziale 4.2.

4.4  Oszacowanie populacji, w ktorej wnioskowana technologia jest
obecnie stosowana

Aktualnie produkt leczniczy Camzyos nie jest stosowany w Polsce w ramach $wiadczen gwarantowanych
ze srodkéw publicznych. Nie odnaleziono réwniez informacji dotyczacych ewentualnego stosowania
leku poza systemem Swiadczen gwarantowanych (np. w ramach RDTL, badan klinicznych lub samodziel-
nego finansowania leczenia). W zwigzku z powyzszym, na potrzeby analizy przyjeto, ze obecnie w Polsce

nie ma chorych, ktérzy sg leczeni mawakamtenem.

5 Struktura udziatéw w liczbie leczonych pacjentow

W kolejnych dwdch podrozdziatach przedstawiono udziaty rynkowe terapii stosowanych w leczeniu
oHCM, przyjete odpowiednio w scenariuszu istniejgcym (brak refundacji leku Camzyos we
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whnioskowanym wskazaniu i tym samym przedtuzenie obowigzujgcej praktyki klinicznej na kolejne lata
horyzontu czasowego analizy) oraz nowym, przedstawiajgcym sytuacje, w ktérej lek Camzyos w opisa-

nym wskazaniu otrzymuje pozytywna decyzje refundacyjna.

5.1.1 Scenariusz istniejgcy

Obecnie pacjenci z objawowa kardiomiopatig przerostowa zawezajgcg w klasie NYHA II-lll otrzymuja
terapie beta-blokerami oraz blokerami kanatu wapniowego, takimi jak propranolol, chlorowodorek we-
rapamilu czy chlorowodorek diltiazemu. Na dzien sktadania wniosku w polskim systemie zdrowia nie
istnieje program lekowy dedykowany leczeniu oHCM (MZ 11/12/2023). Terapia beta-blokeramijak i blo-
kerami kanatu wapniowego, zgodnie z przeprowadzong analizg problemu decyzyjnego (APD Camzyos

2023) stanowi komparatory dla wnioskowanej interwenciji.

Kolejna tabela przedstawia udziaty poszczegdlnych terapii w scenariuszu aktualnym.

Tabela 6. Udziaty i liczby pacjentéw z oHCM leczonych w scenariuszu aktualnym.

Rok 1 Rok 2
Schemat leczenia
Udziaty Liczba pacjentow Udziaty Liczba pacjentow

MAV+SoC 0% 0 0% 0

SoC 100% [ | 100% [ |

Powyzsze udziaty sg wtasciwe przy zatozeniu, ze wszyscy pacjenci kwalifikujgcy sie do leczenia beda

otrzymywali jedynie powyzej wymienione terapie (SoC).

5.1.2 Scenariusz nowy

Scenariusz nowy zaktada, ze rozpoczecie refundacji produktu leczniczego Camzyos spowoduje, ze pa-
cjenci obecnie leczeni blokerami kanatu wapniowego oraz beta-blokerami otrzymajg leczenie mawa-
kamtenem jako terapie dotgczong do obecnie stosowanego leczenia SoC. W zwigzku z powyzszym roz-

poczecie refundacji produktu leczniczego Camzyos nie spowoduje wzrostu liczby pacjentdéw leczonych

farmakologicznie, lecz bedzie zastepowac leczenie SoC w monoterapii. _

o
=
N
<

jete wartosci wraz z obliczong liczbg leczonych pacjentdw przedstawia ponizsza tabela.
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Tabela 7. Udziaty terapii w scenariuszu nowym — wariant podstawowy.

Rok 1 Rok 2
Schemat leczenia
Udziaty Liczba pacjentéw Udziaty Liczba pacjentéw
MAV+SoC | H | H
SoC | H | H

Dodatkowo w ramach analizy wrazliwosci przeprowadzono obliczenia dla alternatywnych zatozen doty-
czacych udziatdow stosowania poszczegdlnych terapii, tzn. w wariancie minimalnym i maksymalnym.

Udziaty przyjete w ramach analizy wrazliwosci przedstawiono ponizej.

Tabela 8. Udziaty terapii w scenariuszu nowym — warianty minimalny i maksymalny.

Rok 1 Rok 2
Schemat leczenia
Udziaty Liczba pacjentow Udziaty Liczba pacjentow

Wariant minimalny

MAV+SoC [ [ | [ [

SoC | N i H
Wariant maksymalny

MAV+SoC [ [ | [ [

SoC __ | __ |

Wyniki analizy w wariantach skrajnych przedstawiono w Rozdziatach 9.2 i 9.3.

6 Analiza kosztéow

W analizie wptywu na budzet uwzgledniono nastepujace rodzaje bezposrednich kosztéw medycznych:

o koszty lekowego terapii mawakamtenem oraz beta-blokerami (propranolol) i blokerami kanatu
wapniowego (diltiazem, werapamil),

e koszty podania lekéw oraz diagnostyki i monitorowania,

e koszty opieki zdrowotnej,

e koszty leczenia zdarzen niepozgdanych,

W analizie nie uwzgledniono kosztéw posrednich zwigzanych z leczeniem. W ramach analizy szacowano
rowniez koszty z perspektywy wspélnej ptatnika publicznego oraz pacjenta (PPP+P), jednakze ze wzgledu
na marginalng roznice osigganych kosztéw w ninigjszej analizie pominieto obliczenia z perspektywy

wspolne;.
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Uwzglednione w analizie ceny jednostkowe lekéw obecnie refundowanych pochodzg z najbardziej ak-

tualnych danych NFZ i MZ:

o Obwieszczenia Ministra Zdrowia na 1 stycznia 2024 r. (MZ 11/12/2023),
o Raportrefundacyjny o wielkosci kwoty refundacjii pozostatych parametréw okreslonych w usta-
wie lekow, srodkoéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz jednostkowych

wyrobdw medycznych za styczen—listopad 2023 r. (DGL 01/02/2024)

Metodyke dla przeprowadzonego oszacowania powyzszych kosztow przedstawiono w kolejnych pod-

rozdziatach.

6.1  Koszty jednostkowe lekow

Koszty jednostkowe opakowan produktu leczniczego Camzyos w wariantach z uwzglednieniem i bez
uwzglednienia RSS, przyjete zgodnie z wnioskowanymi warunkami objecia refundacjg (zob. Rozdziat 3),

przedstawiono w ponizszej tabeli.

Tabela 9. Koszty jednostkowe opakowan leku Camzyos.
Opakowanie Cena dla pfatnika (bez RSS) Cena efektywna dla ptatnika (z RSS)

Camzyos, 28 kaps. a 2,5 mg
Camzyos, 28 kaps. a 5,0 mg

Camzyos, 28 kaps. a 10 mg

Camzyos, 28 kaps. a 15 mg

Ceny jednostkowe chlorowodorku propranololu, chlorowodorku diltiazemu oraz werapamilu oszaco-
wano na podstawie Obwieszczenia Ministra Zdrowia na dzien 1 stycznia 2024 r. Ze wzgledu na réznice
w cenach jednostkowych miedzy produktami zawierajgcymi tg samg substancje czynng, ceny efektywne
obliczono jako srednie wazone liczbg zrefundowanych opakowan podang w raporcie refundacyjnym
o wielkosci kwoty refundacji i pozostatych parametréw okreslonych w ustawie lekdow, Srodkéw spozyw-
czych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz jednostkowych wyrobdw medycznych za styczen—
listopad 2023 r. (DGL 01/02/2024). Zgodnie z aktualnymi warunkami refundacji lekow w przypadku le-
kow, ktdére znajdujg sie w katalogu D2 przyjeto petng cene detaliczng dla danego produktu dla pacjentéw
w wieku 65+. W badaniu Olivotto 2020 odsetek pacjentéw w wieku 65+ wynosit 40%. Odsetek ten za-

stosowano przy obliczaniu sredniej ceny poszczegdlnych substancji czynnych.

Oszacowane ceny jednostkowe substancji stosowanych w ramach leczenia SoC zestawiono ponize;.

w leczeniu dorostych pacjentow z objawowa (NYHA [I-111)
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Tabela 10. Ceny jednostkowe substancji czynnych stosowanych w schemacie SoC.

Substancja czynna Cena jednostkowa Zrédto
Propranolol 0,0041 zt/mg
Diltiazem 0,0023 zt/mg MZ 11/12/2023 i DGL 01/02/2024
Werapamil 0,0025 zt/mg

Koszty jednostkowe wraz ze zuzyciem substancji czynnych, postuzyty do kalkulacji cyklicznego kosztu

porownywanych interwencji.

6.2  Zuzycie lekéw i kosztow cyklu leczenia

Liczbe zuzytych jednostek (miligramdw) substancji czynnych w przeliczeniu na 7-dniowy cykl modelu

wptywu na budzet ptatnika obliczono na podstawie planowanego dawkowania lekéw. W niniejszej ana-

lizie przyjeto nastepujgce schematy dawkowania:

zgodnie z proponowanym programem lekowym, lek Camzyos podawany jest doustnie w daw-
kach 2,5 mg, 5 mg, 10 mg lub 15 mg raz dziennie, przy czym dana moze by¢ realizowana jedynie
przy zastosowaniu jednej kapsutki o wtasciwej dawce,

propranolol w leczeniu kardiomiopatii przerostowej z zawezeniem drogi odptywu stosowany
jest w dawce od 10 mg do 40 mg, trzy lub cztery razy na dobe. W niniejszej analizie konserwa-
tywnie przyjeto najmniejsze zuzycie substancji czynnej, tzn. stosowanie dawki 10 mg trzy razy
dziennie (ChPL Propranolol Aurovitas),

werapamil stosowany jest w poczatkowej dawce 40 mg trzy razy dziennie, po czym dawka moze
zosta¢ zwiekszona do maksymalnie 480 mg na dzied. W analizie uwzgledniono dawkowanie
80 mg trzy razy na dobe (PTK 2019),

diltiazem poczatkowo podawany jest w dawce 60 mg trzy razy dziennie, po czym mozliwe jest
zwiekszenie dawki do maksymalnie 360 mg na dzied. W obliczeniach przyjeto dawkowanie

w schemacie 60 mg trzy razy na dobe.

Zuzycie poszczegdlnych substancji czynnych zestawiono w kolejnej tabeli.

Tabela 11. Zuzycie substancji czynnych.

Camzyos® (mawakamten)

Zuzycie substancji czynnych

Substancja czynna Schemat dawkowania et 7
2,5 mg raz na dobe 17,5 mg
Camzyos
5,0 mg raz na dobe 35,0 mg

w leczeniu dorostych pacjentow z objawowa (NYHA [I-111)
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Zuzycie substancji czynnych

Substancja czynna Schemat dawkowania naeykl [7 dni]
10 mg raz na dobe 70,0 mg
15 mg raz na dobe 105,0 mg
Propranolol 10 mg trzy razy na dobe 210 mg
Diltiazem 60 mg trzy razy na dobe 1260 mg
Werapamil 80 mg trzy razy na dobe 1680 mg

W analizie przyjeto, ze terapia blokerami kanatu wapniowego realizowana jest z wykorzystaniem diltia-
zemu oraz werapamilu -, natomiast jako leczenie B-blokerami uznano terapie propranololem.
Do obliczenia kosztéw leczenia w ramieniu SoC wykorzystano dano z badania EXPLORER-HCM, zgodnie
z ktorymi terapie B-blokerami otrzymato -% pacjentéw, natomiast u -% zastosowano leczenia
blokerami kanatu wapniowego. Oszacowane tygodniowe koszty terapii ponoszone w obu ramionach

przedstawia

Tabela 12. Koszty leczenia oHCM w przeliczeniu na 7-dniowy cykl.

Schemat dawkowania Koszt terapii/tydzien

MAV+SoC

SoC 1,3444 zt

6.3  Koszty podania leczenia

W analizie uwzgledniono sposoby rozliczania wizyt zwigzanych z administracjg leczenia specyficznie dla
polskiego systemu zdrowia, w zaleznosci od drogi administracji leku oraz sposobu jego refundacji. Dla
lekéw podawanych w formie doustnej zatozono, ze podanie ich nie bedzie wymagato wizyty pacjenta
w odpowiednim osrodku, natomiast wydanie leku bedzie sie odbywato w trakcie wizyty diagnostycznej.
Z tego wzgledu w niniejszej analizie przyjeto, ze koszt podania lekéw droga doustna nie bedzie wigzat

sie z dodatkowymi kosztami (koszt podania réwny O zt).

6.4 Koszty diagnostyki i monitorowania

Zgodnie z proponowanymi warunkami refundacji terapii mawakamtenem wnioskuje sie o utworzenie
nowego programu lekowego, w ramach ktorego bedzie realizowane leczenie objawowej kardiomiopatii
przerostowej zawezajgcej. W zwigzku z powyzszym koszty diagnostyki i monitorowania pacjentéw osza-
cowano w petni w oparciu o koszty poszczegdlnych swiadczen w warunkach polskiego systemu zdrowia

oraz czestosci ich wykonywania zgodnie z danymi uzyskanymi od Wnioskodawcy.

w leczeniu dorostych pacjentow z objawowa (NYHA [I-111)
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Zgodnie z proponowanymi zapisami programu lekowego przy kwalifikacji do leczenia mawakamtenem
konieczne jest wykonanie genotypowania pacjentéow pod katem cytochromu CYP2C19 w celu ustalenia
odpowiedniej dawki mawakamtenu. W danych NFZ i MZ nie odnaleziono $wiadczenia, ktére odpowia-
datoby wykonaniu powyzszego testu genetycznego, dlatego koszt badania oszacowano na podstawie

cennikéw laboratoridow diagnostycznych. W ponizszej tabeli zestawiono odnalezione wyceny badan.

Tabela 13. Koszt genotypowania CYP2C19.

Koszt badania Zrédto
664,00 zt ALAB?
660,00 zt Genomed?
630,00 zt Gabos?
550,00 zt Med Heart*
626,00 zt Srednia wycena badania genotypowania CYP2C19

Na podstawie odnalezionych cennikéw badan w poszczegdlnych laboratoriach obliczono $redni koszt
genotypowania CYP2C19, ktéry oszacowano na 626,00 zt. Koszt ten naliczano jednorazowo w pierwszym

cyklu leczenia mawakamtenem.

Jako $wiadczenia zwigzane z monitorowaniem pacjentéw w trakcie leczenia mawakamtenu w potacze-
niu z SoC oraz w ramieniu komparatora przyjeto badanie echokardiograficzne oraz wizyty pacjenta u le-
karza specjalisty. Koszt badania ECHO przyjeto na poziomie wyceny $wiadczenia 5.30.00.0000017 ,W17
Swiadczenie specjalistyczne 7-go typu”, ktérego koszt oszacowano na 173,68 zt. Z kolei wizyta u lekarza
specjalisty rozliczana jest jako $wiadczenie 5.30.00.0000012 , W12 Swiadczenie specjalistyczne 2-go

typu” o koszcie 125,25 zt. Zebrane wyceny swiadczen przedstawia kolejna tabela.

Tabela 14. Wycena $wiadczen zwigzanych z monitorowaniem pacjentéw w trakcie terapii (zatgcznik nr
5a do zarzadzenia Nr NFZ 57/2023/DS0Z).

Kod $wiadczenia Nazwa $wiadczenia Wartos¢ punktowa Wycena $wiadczenia*

W12 Swiadczenie specjali-

5.30.00.0000012
styczne 2-go typu

75 125,25 zt

W17 Swiadczenie specjali-

5.30.00.0000017
styczne 7-go typu

104 173,68 zt

* Aktualng srednig cene punktu w zakresie realizacji programdw lekowych i chemioterapii przyjeto na poziomie 1,67 zt, zgodnie z zaakcepto-
wang do realizacji przez Ministra Zdrowia wyceng AOTMIT (AOTMIT WT.543.7.2023, AOTMIT 05/06/2023).

1 https://sklep.alablaboratoria.pl/badanie/8986/metabolizm_klopidogrelu_-_genotypowanie_cyp2c19?shop-location-provience=5&shop-lo-
cation-city-all=&shop-location-city=52&shop-location-punkt-all=& punkty_id=9936&p_id=9936&tab= [data ostatniego dostepu: 08.10.2023 r.]
2 https://diagnostyka.genomed.pl/pl/wyszukiwarka-badan/?gproduct=CYP2C19-1&type=shop.Product [data ostat. dostepu: 08.10.2023 r.]

3 https://gaboscm.pl/wp-content/uploads/2023/02/Cennik-badan-laboratorium.pdf [data ostatniego dostepu: 08.10.2023 r.]

4 http://medheart.pl/wp-content/uploads/2018/06/Cennik-badania-MedHeart.pdf [data ostatniego dostepu: 08.10.2023 r.]

w leczeniu dorostych pacjentow z objawowa (NYHA [I-111)

®
Camzyos® (mawakamten) kardiomiopatig przerostowa zawezajgca (oHCM)



29 AESTIMO

Zgodnie z zapisami programu lekowego po uptywie 4. i 8. tygodni od rozpoczecia terapii nalezy wykonac
badanie ECHO, po czym badanie moze by¢ wykonywane co 12 tygodni. W celu uwzglednienia tego kry-
terium w analizie w cyklach 1, 5 i 9 naliczono wykonanie badania ECHO co 4 tygodnie. Dla pozostatych
cykli oszacowano koszt monitorowania pacjentéw w trakcie terapii. W obliczeniach uwzgledniono cze-
stosci wykonywania poszczegdlnych swiadczen na podstawie danych uzyskanych od Wnioskodawcy,
w rozréznieniu na klase NYHA. W analizie wptywu na budzet ptatnika publicznego uwzgledniono jedynie
czestosci wykonywania Swiadczen dla klasy NYHA II-11l, co jest zgodne z kryteriami wtgczenia do propo-
nowanego programu lekowego. W badaniu EXPLORER-HCM 72,91% pacjentéw miato klase NYHA II, na-
tomiast 27,09% - klase NYHA III. Odsetki te wykorzystano do obliczenia wazonego kosztu monitorowania

stanu pacjentéw w trakcie leczenia, co przedstawiono w ponizszej tabeli.

Tabela 15. Koszt monitorowana pacjentéw.

Czestos$¢ wykonywania $wiadczenia [rok]

Klasa NYHA taczny koszt monitorowania
Badanie ECHO Wizyty u lekarza specjalisty
NYHA II [ | [ | [ ]
NYHA III [ | [ | [ ]
NYHA II-Ill (wazone) [ ] [ ] [

Koszt monitorowania naliczano cyklicznie co 7 dni od 10 tygodnia przebywania pacjentéw na terapii.

Poza bezposrednimi kosztami monitorowania pacjentdéw w trakcie terapii uwzgledniono réwniez koszty
opieki zdrowotnej powigzanej z leczeniem pacjentéw z oHCM. W tym celu wykorzystano czestosci wy-
konywania $wiadczen podane przez Wnioskodawce oraz koszty poszczegdlnych swiadczen odpowiednie
dla polskiego systemu zdrowia. Czestosci wraz z kosztami poszczegdlnych swiadczen zestawiono w ko-

lejnej tabeli.

Tabela 16. Swiadczenia stosowane w ramach opieki zdrowotnej pacjentéw z oHCM.

Czestos¢ wykonania $wiadczenia [na rok] ’
Swiadczenie Koszt $wiadczenia Zrédto
NYHA I NYHA 11l

5.30.00.0000012 ,W12

Wizyta u lekarza specja- Swiadczenie specjali-
listy - - 125 styczne 2-go typu”,
57/2023/DSOZ

5.30.00.0000011 ,W11

) Swiadczenie specjali-
Wizyta u lekarza - - 73zt styczne 1-go typu’”,

57/2023/DS0OZ

w leczeniu dorostych pacjentow z objawowa (NYHA [I-111)
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Swiadczenie

Wizyta w szpitalu (pla-
nowana)

Wizyta w szpitalu (nie-
planowana

Wizyta na szpitalnym
oddziale ratunkowym
(SOR)

Wizyta na oddziale cho-
rob wiernicowych

Badanie ECHO

Badanie EKG 12-odpro-
wadzeniowe

Badane rezonansu ma-
gnetycznego serca

Ergospirometria

Badanie BNP lub NT-
proBNP

Badanie troponiny Ii T

Wszczepienie defibryla-
tora

Wszczepienie rozrusz-
nika serca

Czestos¢ wykonania $wiadczenia [na rok]

NYHA II

NYHAII

Koszt $wiadczenia

13 288 zt

9430zt

1010 zt

32797 zt

174 zt

1347 zt

1352zt

125zt

18 zt

125 zt

40 811 zt

18 150 zt

AESTIMO

Zrédto

Statystyki.nfz.gov.pl

Statystyki.nfz.gov.pl

NFZ 8/2024/DSM

Statystyki.nfz.gov.pl

5.30.00.0000017 ,W17
Swiadczenie specjali-
styczne 7-go typu”,
57/2023/DS0OZ

Statystyki.nfz.gov.pl

NFZ 190/2023/DSOZ

5.30.00.0000012 ,W12
Swiadczenie specjali-
styczne 2-go typu”,
57/2023/DSOZ

5.30.00.0000002 ,W02
Swiadczenie recep-
towe”, 57/2023/DSOZ

5.30.00.0000012 ,W12
Swiadczenie specjali-
styczne 2-go typu”,
57/2023/DS0Oz

Statystyki.nfz.gov.pl

Statystyki.nfz.gov.pl

Na podstawie powyzszych wartosci oszacowano koszt opieki zdrowotnej naliczany w tygodniowych cy-

klach analizy BIA. Oszacowane wartosci przedstawia Tabela 17.

Tabela 17. Cykliczny koszt opieki zdrowotnej pacjentéow z oHCM.

Klasa

NYHA I

NYHA I

NYHA lI-1Il ($rednia wazona)

Camzyos® (mawakamten)

w leczeniu dorostych pacjentow z objawowa (NYHA [I-111)

Cykliczny koszt opieki zdrowotnej

[na tydz.]

kardiomiopatig przerostowa zawezajgca (oHCM)

Roczny koszt opieki zdrowotnej
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Na podstawie powyzszych obliczen oszacowano cotygodniowy koszt opieki zdrowotnej pacjentow
z oHCM w klasie NYHA II-lll na - zt zarbwno w ramieniu wnioskowanej interwencji jak i kompara-

tora.

6.5 Koszty leczenia zdarzen niepozgdanych

Koszty leczenia zdarzen niepozgdanych oszacowano przyjmujgc zatozenie, ze kazdorazowe wystgpienie
zdarzenia wymaga hospitalizacji pacjenta. Zatozenie to jest spdjne z definicjg powaznego zdarzenia nie-
pozadanego. Koszt hospitalizacji oszacowano przypisujgc kazdemu z wyszczegdlnionych zdarzen odpo-
wiednig grupe z katalogu Jednorodnych Grup Pacjentéw (JGP), w ramach ktérej mozna rozliczy¢ hospi-
talizacje zwigzang z tym zdarzeniem. Przypisujgc grupy JGP kierowano sie kodami klasyfikacji ICD-10
zdarzen niepozadanych oraz statystykami NFZ dotyczgcymi liczby hospitalizacji przypisanych danym ko-
dem w ramach grupy, starajac sie wyselekcjonowac¢ najbardziej odpowiednig grupe dla danego zdarze-

nia (tj. o najwyzszym odsetku hospitalizacji odpowiadajgcych rozwazanemu kodowi wskazania).

Szczegdty przypisania grup JGP przedstawia kolejna tabela.

Tabela 18. Jednostkowy koszt hospitalizacji zwigzanych z wystgpieniem AEs uwzglednionych w analizie
(statystyki.nfz.gov.pl dla 2022 r.).

Srednia wartoé¢

s OL[OTECE] e Liczba hospitalizacji jednostek hospitali-

Wartos¢ pkt rozli- Wycena hospitaliza-

P .. i
dane grupa JG i czeniowego cji
Omdlenie E71 Omdlenie i za- 5033 1616,3 2780,04 7t
pasé
Przejsciowy atak A46 Przemijajace
) ) -y niedokrwienie mo- 9 066 2 215,52 3 810,69 zt
niedokrwienny
zgu
E33 Wszczepienie/
ZastomoY\{a niewy- wym@ma uktadu z 1109 19632,9 1722t 33 768,59 21
dolnos¢ serca funkcja resynchro-
nizujacg serca (CRT)
Wirusowe zapalenie F47F Choroby infek- 1414 1980,01 3 405,62 2t
zotgdka i jelit cyjne jelit < 66 r.z.
Zakazenie drée mo- LO7 Zakazenia nerek
& lub drég moczo- 11 708 1643,92 2 827,54 7t

czowych wych

Koszy leczenia zdarzen niepozgdanych po uwzglednieniu czestosci ich wystepowania zaczerpnietych

z badania Olivotto 2020 w przeliczeniu na tygodniowe cykle przedstawiono ponizej.
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Tabela 19. Koszty leczenia zdarzen niepozadanych.

Schemat leczenia Koszt leczenia AEs Zrédto czestoéci AEs
MAV+SoC 1,51 zt/tydz.
Olivotto 2020
SoC 12,87 zt/tydz.

Koszty zdarzen niepozadanych naliczano cyklicznie w modelu obliczeniowym.

7 Podsumowanie danych wejsciowych modelu (wariant podsta-
wowy)

W ponizszej tabeli przedstawiono zestawienie parametrow (danych wejsciowych) wykorzystanych

w analizie wptywu na budzet modelu ekonomicznego.

Tabela 20. Dane wejsciowe przyjete w wariancie podstawowym.
Parametr Wartosé Zrédto/zatozenie

Parametry dotyczace liczebnos$ci populacji i struktury rynkowej

Liczba pacjentéw z oHCM zawezajaca w rok 1: [l
klasie I1-11l NYHA rok 2: [
Rok I
mav+soC: [l
Udziaty rynkowe technologii opcjonal- SoC: -
nych w przypadku refundacji mawakam-
tenu — scenariusz nowy Rok 2
mAv+soC: [l
soc: |

Parametry kosztowe

Koszt Camzyos, 28 kaps. a 2,5 mg

Koszt Camzyos, 28 kaps. a 5 mg

Koszt Camzyos, 28 kaps. a 10 mg

Koszt Camzyos, 28 kaps. a 15 mg

Koszt jednostkowy propranololu 0,0041 zt/mg MZ 11/12/2023 i DGL 01/02/2024
Koszt jednostkowy diltiazemu 0,0023 zt/mg MZ 11/12/2023 i DGL 01/02/2024
Koszt jednostkowy werapamilu 0,0025 zt/mg MZ 11/12/2023 i DGL 01/02/2024

Oszacowane na podstawie cennikow la-

i 2C1 2
Koszt genotypowania CYP2C19 626,00 zt boratoriéw diagnostycznych

w leczeniu dorostych pacjentow z objawowa (NYHA [I-111)
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Koszty diagnostyki i monitorowania

Cykliczne koszty leczenia zdarzen niepo-

Dtugos¢ horyzontu czasowego

Dtugosc¢ cyklu modelu

Parametr Warto$é

Zob. Rozdziat 6.4

MAV+SoC: 1,51 zt/tydz.

zgdanych SoC: 12,87 zt/tydz.

Pozostate parametry

2 lata

7 dni

8 Zatozenia wariantéw analizy wrazliwosci

AESTIMO

Zr6dto/zatozenie

Obliczone na podstawie danych od
Whioskodawcy, NFZ 57/2023/DS0Z,
EXPLORER-HCM, NFZ 4/2023/DSM i sta-
tystyki.nfz.gov.pl

Oszacowane na podstawie danych z ba-
dania EXPLORER-HCM oraz staty-
styki.nfz.gov.pl

Zatozenie wtasne (okres obowigzywania
pierwszych dwdch decyzji refundacyj-
nych), zgodnie z AOTMIT 2016

Zatozenie wtasne

W ponizszej tabeli zestawiono zatozenia wariantéw analizy wrazliwosci. Wybrane parametry badano

w celu potwierdzenia ich przewidywanego istotnego wptywu na wyniki analizy wptywu na budzet.

Tabela 21. Zestawienie wariantéw analizy wrazliwosci.

Nr wa-
riantu

AW 1

AW 2

AW 3

AW 4

AW 5

AW 6

AW 7

Camzyos® (mawakamten)

Warto$é / zatozenie w warian-
cie AW

Wzrost kosztu rozliczenia
punktéw rozliczeniowych o
10%

Wariant analizy

Obnizenie ceny produktu leczni-
czego Camzyos 0 5%

Podwyzszenie ceny produktu leczni-
czego Camzyos 0 5%

Obnizenie wyceny punktu rozlicze-
niowego o 10%

Spadek kosztu rozliczenia
punktéw rozliczeniowych o
10%

Podwyzszenie wyceny punktu rozli-
czeniowego o0 10%

Odsetek pacjentéw w danej

Jednakowy odsetek pacjentéw z klasie NYHA:
NYHA II'i NYHA I NYHA II: 50%
NYHA IIl: 50%

MAV+SoC i SoC:
12,87 zt/tydz.

Jednakowy koszt leczenia zdarzen
niepozadanych

Koszt monitorowania pacjen-
téw w ramionach MAV+SoC i
SoC réwny 22,33 zt/tydz.

Jednakowy koszt monitorowania
pacjentow przez caty okres leczenia

Uzasadnienie / Zzrédto

Wariant zgodny z wymaganiami zawartymi
w AOTMIT 2016

Wariant zgodny z wymaganiami zawartymi
w AOTMIT 2016

Oszacowanie wyceny punktu rozliczenio-
wego moze by¢ obarczone btedem oszaco-
wania +/-10%

Oszacowanie wyceny punktu rozliczenio-
wego moze by¢ obarczone btedem oszaco-
wania +/-10%

Zatozenie wtasne

Przyjecie zatozenia o braku réznic w wyste-

powaniu zdarzen niepozgdanych po dodaniu

terapii MAV do SoC

Zatozenie wtasne

w leczeniu dorostych pacjentow z objawowa (NYHA [I-111)
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Nr wa- ) . Warto$¢ / zatozenie w warian- PP
riantu Wariant analizy cie AW Uzasadnienie / Zzrédto
Nieuwzglednienie petnej refundacji Petne pokrycie doptaty za leki Zatozenie majgce na celu sprawdzenie
AW 8 lekéw z wykazu D2 u pacjentéw w  z katalogu A przez pacjentow  wptywu zmiany decyzji o petnej refundacji
wieku 65+ w wieku 65+ lekéw u os6b w wieku 65+
Zatozenie wtasne zaktadajace, ze koszt testu
AW 9 Nieuwzglednienie kosztu genotypo-  Koszt testu genetycznego genetycznego nie bedzie uwzgledniany w
wania CYP2C19 rowny 0 zt bezposrednich kosztach terapii mawakamte-
nem
Przyjecie zatozenia, ze w aktualnej praktyce
AW 10 Jednakowe udziaty stosowania BB i Udziat BB: 50% terapia B-blokerami i blokerami kanatu wap-
CCB Udziat CCB: 50% niowego stosowana jest w roznym stopniu u

pacjentéw z oHCM

Wyniki analizy wrazliwosci przedstawiono w Rozdziale 9.4.

9 Wyniki analizy wptywu na budzet
9.1 Wariant podstawowy

9.1.1 Analiza z uwzglednieniem instrumentu dzielenia ryzyka

W tabeli ponizej przedstawiono wyniki analizy podstawowej w wariancie z uwzglednieniem proponowa-
nego instrumentu dzielenia ryzyka, z wyszczegdlnieniem catkowitego wptywu na budzet oraz wydatkéw

na refundacje wnioskowanej technologii.

Tabela 22. Wyniki analizy wptywu na budzet — wariant podstawowy z uwzglednieniem RSS.
Scenariusz
Rok analizy Wydatki inkrementalne
Istniejacy Nowy
Wydatki catkowite
Rok 1 I I
Rok 2 I I

Wydatki na refundacje wnioskowanej technologii (Camzyos)

Rok 1 | I
Rok 2 | I

W przypadku podjecia decyzji o objeciu refundacjg produktu leczniczego Camzyos w ramach wniosko-

wanego programu lekowego, wydatki ptatnika publicznego ponoszone w populacji docelowej wzrosng

w stosunku do scenariusza istniejgcego, kolejno o - zt oraz - zt w pierwszych dwoch latach

refundacji.

w leczeniu dorostych pacjentow z objawowa (NYHA [I-111)
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Wyniki analizy zobrazowano na ponizszym wykresie.

Wykres 2. Wyniki analizy wptywu na budzet — wariant podstawowy, z uwzglednieniem RSS.

Na kolejnym wykresie przedstawiono kwote refundacji produktu leczniczego Camzyos w pierwszych

dwdch latach refundacji.

Wykres 3. Kwota refundacji produktu leczniczego Camzyos - wariant podstawowy, z uwzglednieniem
RSS.

w leczeniu dorostych pacjentow z objawowa (NYHA [I-111)
kardiomiopatig przerostowa zawezajgca (oHCM)

Camzyos® (mawakamten)
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Prognozowana wartos¢ refundacji mawakamtenu po wprowadzeniu wnioskowanego programu leko-

wego wynosi kolejno - zt i- zt w pierwszych dwdch latach refundaciji.

Szczegdtowq strukture prognozowanych wydatkéw w dwuletnim okresie obowigzywania pierwszej de-

cyzji refundacyjnej, w podziale na wyrdznione kategorie kosztowe, przedstawiono w kolejnej tabeli.

Tabela 23. Zestawienie kosztéw w podziale na kategorie, wariant podstawowy z uwzglednieniem RSS.

Scenariusz istniejagcy ~ Wydatki inkremen-

Kategoria Scenariusz nowy [zf] (4] talne [21] Wzrost wydatkéw
Rok 1
Razem [ ] [ ] [ 27,85%
Koszty lekow [ [ ] [ 9476,91%
w tym: MAV (99,1%) I | . -
Koszty podania lekow I I I -
Koszty monitc;:/\li\;ania i diagno- - - - 14.17%
Pozostate koszty _ _ - -3,11%
Rok 2
Razem _ _ _ 77,5%%
Koszty lekow [ [ ] [ 25274,52%
w tym: MAV (99,6%) ] | . -
Koszty podania lekdw I I I -
Koszty monitc;;(;\gania i diagno- - - - 15,60%
Pozostate koszty _ _ - -3,54%

Gtowng sktadowg wptywu na budzet stanowi refundacja wnioskowanej interwencji. Pozostate sktadowe

miaty duzo mniejszy wptyw na wydatki inkrementalne.

9.1.2 Analiza bez uwzglednienia instrumentu dzielenia ryzyka

W tabeli ponizej przedstawiono wyniki analizy podstawowej w wariancie bez uwzglednienia propono-
wanego instrumentu dzielenia ryzyka, z wyszczegdlnieniem catkowitego wptywu na budzet oraz wydat-

kow na refundacje wnioskowanej technologii.
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Tabela 24. Wyniki analizy wptywu na budzet — wariant podstawowy bez uwzglednienia RSS.
Scenariusz
Rok analizy Wydatki inkrementalne
Istniejacy Nowy

Wydatki catkowite

Rok 1 | | |

Rok 2 | | |
Wydatki na refundacje wnioskowanej technologii (Camzyos)

Rok 1 | | |

Rok 2 | I I

W przypadku podjecia decyzji o objeciu refundacjg produktu leczniczego Camzyos w ramach wniosko-
wanego programu lekowego, wydatki ptatnika publicznego ponoszone w populacji docelowej wzrosng
w stosunku do scenariusza istniejgcego, kolejno o - zt oraz - zt w pierwszych dwoch la-

tach refundaciji.

Wyniki analizy zobrazowano na ponizszym wykresie.

Wykres 4. Wyniki analizy wptywu na budzet —wariant podstawowy, bez uwzglednienia RSS.

Na kolejnym wykresie przedstawiono kwote refundacji mawakamtenu w pierwszych dwdéch latach przy-

jetego horyzontu czasowego.

w leczeniu dorostych pacjentow z objawowa (NYHA [I-111)
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Wykres 5. Kwota refundacji produktu leczniczego Camzyos - wariant podstawowy, bez uwzglednienia
RSS.

Prognozowana wartos¢ refundacji mawakamtenu po wprowadzeniu wnioskowanego programu leko-

wego wynosi kolejno - zti - zt w pierwszych dwach latach refundacji.

Szczegbdtowq strukture prognozowanych wydatkéw w dwuletnim okresie obowigzywania pierwszej de-

cyzji refundacyjnej, w podziale na wyrdznione kategorie kosztowe, przedstawiono w kolejnej tabeli.

Tabela 25. Zestawienie kosztéw w podziale na kategorie, wariant podstawowy bez uwzglednienia RSS.

Kategoria

Razem
Koszty lekow

w tym: MAV (99,5%)

Koszty podania lekow

Koszty monitorowania i diagno-
styki

Pozostate koszty

Razem
Koszty lekow

w tym: MAV (99,8%)

Koszty podania lekow

Camzyos® (mawakamten)

Scenariusz nowy [zt] 1] talne [zf]

Rok 1

Rok 2

w leczeniu dorostych pacjentow z objawowa (NYHA [I-111)
kardiomiopatig przerostowa zawezajgca (oHCM)

Scenariusz istniejacy ~ Wydatki inkremen-

Wozrost wydatkow

55,84%

18 307,97%

14,17%

-3,11%

152,24%

48 826,58%
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Scenariusz istniejagcy ~ Wydatki inkremen-

Kategoria Scenariusz nowy [zt] 4] talne [21] Wozrost wydatkow
Koszty monitorowania i diagno- o
styki - - - 15,60%
Pozostate koszty I I | -3,54%

Gtowng sktadowg wptywu na budzet stanowi refundacja wnioskowanej interwencji. Pozostate sktadowe
miaty duzo mniejszy wptyw na wydatki inkrementalne. Nalezy zaznaczy¢, ze wariant nieuwzgledniajgcy
instrumentu dzielenia ryzyka zostat rozpatrzony dodatkowo i nie bedzie miat realnego odzwierciedlenia

w przypadku rozpoczecia refundacji produktu leczniczego Camzyos.

9.1.3 Prognoza liczby leczonych i liczby zrefundowanych opakowan
leku Camzyos we wnioskowanym programie lekowym

Tabela 26 przedstawia prognozy zuzycia mawakamtenu w programie lekowy (w scenariuszu nowym),
z wyszczegdlnieniem rocznej liczby pacjentdéw nowo wigczonych do terapii lekiem Camzyos, $rednio-
rocznej liczby leczonych oraz prognozowanej liczby zrefundowanych opakowan produktu Camzyos

w pierwszych dwdch latach refundaciji.

Tabela 26. Prognoza zuzycia produktu leczniczego Camzyos w scenariuszu nowym (wariant podsta-
WOWY).

Parametr Rok 1 Rok 2

Liczba nowo wiaczonych pacjentéw
Srednioroczna liczba leczonych
Liczba zrefundowanych opakowar Camzyos 2,5 mg
Liczba zrefundowanych opakowarn Camzyos 5 mg

Liczba zrefundowanych opakowan Camzyos 10 mg

Liczba zrefundowanych opakowan Camzyos 15 mg

Prognozowana w wariancie podstawowym liczba zrefundowanych opakowan produktu Camzyos (tgcz-

nie dla wszystkich prezentacji) wyniesie w pierwszym roku - natomiast w drugim roku refundacji —

- opakowan.

Na kolejnym wykresie przedstawiono zestawienie Sredniorocznych liczby pacjentoterapii tgcznie dla obu

ramion analizy.

w leczeniu dorostych pacjentow z objawowa (NYHA [I-111)
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Wykres 6. Srednioroczna liczba leczonych pacjentéw — wariant podstawowy.

W pierwszym roku srednioroczna liczba pacjentoterapii w ramieniu MAV+SoC wynosi . natomiast

w Roku 2 —-.

9.2  Wariant minimalny

9.2.1 Analiza z uwzglednieniem instrumentu dzielenia ryzyka

W ponizszej tabeli przedstawiono wyniki analizy wptywu na budzet w wariancie minimalnym, z uwzgled-

nieniem proponowanego instrumentu dzielenia ryzyka dla produktu Camzyos.

Tabela 27. Wyniki analizy wptywu na budzet — wariant minimalny z uwzglednieniem RSS.
Scenariusz
Rok analizy Wydatki inkrementalne
Istniejacy Nowy

Wydatki catkowite

Rok 1 I I I

Rok 2 | | |
Wydatki na refundacje wnioskowanej technologii (Camzyos)

Rok 1 L I I

Rok 2 | I I

W przypadku podjecia decyzji o objeciu refundacjg produktu leczniczego Camzyos w ramach wniosko-

wanego programu lekowego, wydatki ptatnika publicznego ponoszone w populacji docelowej wzrosng

w leczeniu dorostych pacjentow z objawowa (NYHA [I-111)
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w stosunku do scenariusza istniejgcego, kolejno o - zt oraz - zt w pierwszych dwoch latach

refundacji.

Wyniki analizy zobrazowano na ponizszym wykresie.

Wykres 7. Wyniki analizy wptywu na budzet — wariant minimalny, z uwzglednieniem RSS.

Na kolejnym wykresie zestawiono kwote refundacji produktu leczniczego Camzyos w Roku 1. 2.

Wykres 8. Kwota refundacji produktu leczniczego Camzyos - wariant minimalny, z uwzglednieniem RSS.

w leczeniu dorostych pacjentow z objawowa (NYHA [I-111)
kardiomiopatig przerostowa zawezajgca (oHCM)

Camzyos® (mawakamten)
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Prognozowana wartos¢ refundacji mawakamtenu po wprowadzeniu wnioskowanego programu leko-

wego wynosi kolejno - zt i- zt w pierwszych dwdch latach refundaciji.

Szczegdtowq strukture prognozowanych wydatkéw w dwuletnim okresie obowigzywania pierwszej de-

cyzji refundacyjnej, w podziale na wyrdznione kategorie kosztowe, przedstawiono w kolejnej tabeli.

Tabela 28. Zestawienie kosztéw w podziale na kategorie, wariant minimalny z uwzglednieniem RSS.

Scenariusz istniejagcy ~ Wydatki inkremen-

Kategoria Scenariusz nowy [zt] 4] talne [21] Wozrost wydatkow
Rok 1
Razem [ ] [ ] [ 17,67%
Koszty lekow [ ] [ ] [ 6317,94%
w tym: MAVA (98,6%) ] I . -
Koszty podania lekow I I I -
Koszty monitosii)/\l:i/ania i diagno- - - - 9,45%
Pozostate koszty _ _ - -3,02%
Rok 2
Razem _ _ _ 45,34%
Koszty lekow [ ] [ ] [ 15 145,42%
w tym: MAVA (99,4%) ] I . -
Koszty podania lekow I I I -
Koszty monitosicsl\li\;ania i diagno- - - - 7.85%
Pozostate koszty _ _ - -3,26%

Gtowng sktadowg wptywu na budzet stanowi refundacja wnioskowanej interwencji. Pozostate sktadowe

miaty duzo mniejszy wptyw na wydatki inkrementalne.

9.2.2 Analiza bez uwzglednienia instrumentu dzielenia ryzyka

W kolejnej tabeli przedstawiono wyniki analizy wptywu na budzet ptatnika publicznego w wariancie mi-

nimalnym, nieuwzgledniajgcym zastosowanie proponowanego instrumentu dzielenia ryzyka.

Tabela 29. Wyniki analizy wptywu na budzet — wariant minimalny, nieuwzgledniajgcy RSS.

Scenariusz
Rok analizy Wydatki inkrementalne
Istniejacy Nowy

Wydatki catkowite

Rok 1 I I I

w leczeniu dorostych pacjentow z objawowa (NYHA [I-111)
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Scenariusz
Rok analizy Woydatki inkrementalne
Istniejacy Nowy
Rok 2 I I I
Wydatki na refundacje wnioskowanej technologii (Camzyos)
Rok 1 | I I
Rok 2 | I I

W przypadku podjecia decyzji o objeciu refundacjg produktu leczniczego Camzyos w ramach wniosko-
wanego programu lekowego, wydatki ptatnika publicznego ponoszone w populacji docelowej wzrosng
w stosunku do scenariusza istniejgcego, kolejno o - zt oraz - zt w pierwszych dwoch latach

refundacji.

Wyniki analizy zobrazowano na ponizszym wykresie.

Wykres 9. Wyniki analizy wptywu na budzet — wariant minimalny, nieuwzgledniajacy RSS.

Na kolejnym wykresie zestawiono koszty ponoszone w zwigzku z refundacjg produktu leczniczego Cam-

zyos.

w leczeniu dorostych pacjentow z objawowa (NYHA [I-111)
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Wykres 10. Kwota refundacji produktu leczniczego Camzyos - wariant minimalny, bez uwzglednienia
RSS.

Prognozowana wartos¢ refundacji mawakamtenu po wprowadzeniu wnioskowanego programu leko-

wego wynosi kolejno - zt i- zt w pierwszych dwdch latach refundaciji.

Szczegbdtowq strukture prognozowanych wydatkéw w dwuletnim okresie obowigzywania pierwszej de-

cyzji refundacyjnej, w podziale na wyrdznione kategorie kosztowe, przedstawiono w kolejnej tabeli.

Tabela 30. Zestawienie kosztow w podziale na kategorie, wariant minimalny, bez uwzglednienia RSS.

Scenariusz istniejacy ~ Wydatki inkremen-

Kategoria Scenariusz nowy [zt] (4] talne [z1] Wozrost wydatkow
Rok 1
Razem [ ] [ ] [ 36,33%
Koszty lekow [ ] [ ] [ 12 205,31%
w tym: MAV (99,3%) I I . -
Koszty podania lekow I I I -
Koszty monitc;;)/\l:i/ania i diagno- - - - 9,45%
Pozostate koszty _ _ - -3,02%
Rok 2
Razem _ _ _ 90,07%
Koszty lekow [ [ [ ] 29 258,67%
w tym: MAV (99,7%) I | [ ] -
Koszty podania lekdw I I I -

w leczeniu dorostych pacjentow z objawowa (NYHA [I-111)
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Scenariusz istniejagcy ~ Wydatki inkremen-

Kategoria Scenariusz nowy [zt] Wozrost wydatkow

[z1] talne [z1]
Koszty monitorowania i diagno- -

o — . 7.85%
Pozostate koszty _ _ - -3,26%

Gtowng sktadowg wptywu na budzet stanowi refundacja wnioskowanej interwencji. Pozostate sktadowe

miaty duzo mniejszy wptyw na wydatki inkrementalne.

9.2.3 Prognoza liczby leczonych i liczby zrefundowanych opakowan
leku Camzyos we wnioskowanym programie lekowym

W kolejnej tabeli przedstawiono prognozy zuzycia leku Camzyos w scenariuszu nowym wariantu mini-
malnego, tj. liczbe nowo wigczonych pacjentdw do terapii lekiem Camzyos, srednioroczng liczbe leczo-
nych pacjentéw oraz liczbe zrefundowanych opakowan leku Camzyos w pierwszych dwdch latach obo-

wigzywania decyzji refundacyjne;.

Tabela 31. Prognoza zuzycia produktu leczniczego Camzyos w scenariuszu nowym (wariant mini-
malny).

Parametr Rok 1 Rok 2

Liczba nowo wtgczonych pacjentéow
Srednioroczna liczba leczonych
Liczba zrefundowanych opakowan Camzyos 2,5 mg
Liczba zrefundowanych opakowan Camzyos 5 mg

Liczba zrefundowanych opakowarn Camzyos 10 mg

Liczba zrefundowanych opakowan Camzyos 15 mg

Prognozowana w wariancie minimalnym liczba zrefundowanych opakowan produktu Camzyos w pierw-

szych dwéch latach refundacji, dla wszystkich prezentacji leku we wnioskowanym wskazaniu wynosi ko-
lejno - [ - opakowan.

Na kolejnym wykresie przedstawiono zestawienie Sredniorocznych liczby pacjentoterapii tgcznie dla obu

ramion analizy.

w leczeniu dorostych pacjentow z objawowa (NYHA [I-111)
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Wykres 11. Srednioroczna liczba leczonych pacjentéw — wariant minimalny.

W pierwszym roku srednioroczna liczba pacjentoterapii w ramieniu MAV+SoC wynosi . natomiast

w Roku 2 —-.

9.3  Wariant maksymalny

9.3.1 Analiza z uwzglednieniem instrumentu dzielenia ryzyka

W tabeli ponizej przedstawiono wyniki analizy w wariancie maksymalnym. przy uwzglednieniu propo-
nowanego instrumentu dzielenia ryzyka, z wyszczegdlnieniem catkowitego wptywu na budzet oraz wy-

datkéw na refundacje wnioskowanej technologii.

Tabela 32. Wyniki analizy wptywu na budzet — wariant maksymalny, z uwzglednieniem RSS.

Scenariusz
Rok analizy Wydatki inkrementalne
Istniejacy Nowy
Wydatki catkowite
Rok 1 I I I
Rok 2 I I I

Wydatki na refundacje wnioskowanej technologii (Camzyos)

w leczeniu dorostych pacjentow z objawowa (NYHA [I-111)
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Scenariusz
Rok analizy Woydatki inkrementalne
Istniejacy Nowy
Rok 1 I I I
Rok 2 | I I

W przypadku podjecia decyzji o objeciu refundacjg produktu leczniczego Camzyos w ramach wniosko-
wanego programu lekowego, wydatki ptatnika publicznego ponoszone w populacji docelowej wzrosng

w stosunku do scenariusza istniejgcego, kolejno o - zt oraz - zt w pierwszych dwéch la-

tach refundacji.

Wyniki analizy zobrazowano na ponizszym wykresie.

Wykres 12. Wyniki analizy wptywu na budzet — wariant maksymalny, z uwzglednieniem RSS.

Nastepny wykres obrazuje kwote refundacji produktu leczniczego Camzyos w pierwszych dwdch latach

przyjetego horyzontu czasowego.

w leczeniu dorostych pacjentow z objawowa (NYHA [I-111)
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Wykres 13. Kwota refundacji produktu leczniczego Camzyos - wariant maksymalny, z uwzglednieniem
RSS.

Prognozowana wartos¢ refundacji mawakamtenu po wprowadzeniu wnioskowanego programu leko-

wego wynosi kolejno - zti - zt w pierwszych dwdch latach refundaciji.

Szczegbdtowq strukture prognozowanych wydatkéw w dwuletnim okresie obowigzywania pierwszej de-

cyzji refundacyjnej, w podziale na wyrdznione kategorie kosztowe, przedstawiono w kolejnej tabeli.

Tabela 33. Zestawienie kosztow w podziale na kategorie, wariant maksymalny z uwzglednieniem RSS.

Scenariusz istniejacy ~ Wydatki inkremen-

Kategoria Scenariusz nowy [zt] (4] talne [z1] Wozrost wydatkow
Rok 1
Razem [ ] [ ] [ ] 82,82%
Koszty lekow [ ] [ ] [ 26 535,35%
w tym: MAV (99, 7%) ] I . -
Koszty podania lekow I I I -
Koszty monitc;;)/\l:i/ania i diagno- - - - 39 68%
Pozostate koszty _ _ - -3,57%
Rok 2
Razem _ _ _ 185,85%
Koszty lekow [ [ [ ] 59 520,53%
w tym: MAV (99,9%) I | [ ] -
Koszty podania lekdw I I I -

w leczeniu dorostych pacjentow z objawowa (NYHA [I-111)
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Scenariusz istniejagcy ~ Wydatki inkremen-

Kategoria Scenariusz nowy [zt] 4] talne [21] Wozrost wydatkow
Koszty monitorowania i diagno- o
styki - - - 26,85%
Pozostate koszty I I | -4,47%

Gtowng sktadowg wptywu na budzet stanowi refundacja wnioskowanej interwencji. Pozostate sktadowe

miaty duzo mniejszy wptyw na wydatki inkrementalne.

9.3.2 Analiza bez uwzglednienia instrumentu dzielenia ryzyka

Tabela 34 przedstawia wyniki analizy w wariancie maksymalnym, przy nieuwzglednieniu proponowa-
nego instrumentu dzielenia ryzyka, z wyszczegdlnieniem catkowitego wptywu na budzet oraz wydatkéw

na refundacje wnioskowanej technologii.

Tabela 34. Wyniki analizy wptywu na budzet — wariant maksymalny, bez uwzglednienia RSS.
Scenariusz
Rok analizy Wydatki inkrementalne
Istniejacy Nowy
Wydatki catkowite
Rok 1

I
Rok 2 I

Wydatki na refundacje wnioskowanej technologii (Camzyos)

Rok 1 [ |
Rok 2 [ |

W przypadku podjecia decyzji o objeciu refundacjg produktu leczniczego Camzyos w ramach wniosko-
wanego programu lekowego, wydatki ptatnika publicznego ponoszone w populacji docelowej wzrosng
w stosunku do scenariusza istniejacego, kolejno o |l 2t oraz [ 2t w pierwszych dwoch la-

tach refundacji.

Wyniki analizy zobrazowano na ponizszym wykresie.

w leczeniu dorostych pacjentow z objawowa (NYHA [I-111)

®
Camzyos® (mawakamten) kardiomiopatia przerostowa zawezajaca (o0HCM)



50 AESTIMO

Wykres 14. Wyniki analizy wptywu na budzet — wariant maksymalny, bez uwzglednienia RSS.

Nastepny wykres przedstawia kwote refundacji produktu leczniczego Camzyos w Roku 1 i Roku 2.

Wykres 15. Kwota refundacji produktu leczniczego Camzyos - wariant maksymalny, z uwzglednieniem
RSS.

Prognozowana wartos$¢ refundacji mawakamtenu po wprowadzeniu wnioskowanego programu leko-

wego wynosi kolejno || 2t ' I 2t w pierwszych dwoch latach refundacii.
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Szczegdtowg strukture prognozowanych wydatkow w dwuletnim okresie obowigzywania pierwszej de-

cyzji refundacyjnej, w podziale na wyrdznione kategorie kosztowe, przedstawiono w kolejnej tabeli.

Tabela 35. Zestawienie kosztéw w podziale na kategorie, wariant maksymalny, bez uwzglednienia RSS.

Scenariusz istniejagcy ~ Wydatki inkremen-

Kategoria Scenariusz nowy [zt] 4] e Wzrost wydatkéw
Rok 1
Razem [ [ [ 161,19%
Koszty lekow [ ] [ ] [ 51262,32%
w tym: MAV (99,8%) | I I
Koszty podania lekéw I I I -
Koszty monitz;t:/\gania i diagno- - - - 39,68%
Pozostate koszty _ _ - -3,57%
Rok 2
Razem [ ] [ ] [ ] 361,64%
Koszty lekow [ [ [ ] 114 984,73%
w tym: MAV (99,9%) [ | [ ]
Koszty podania lekow I I I -
Koszty monitosrt'f/\l:i/ania i diagno- - - - 26,85%
Pozostate koszty _ _ - -4,47%

Gtowng sktadowa wptywu na budzet stanowi refundacja wnioskowanej interwencji. Pozostate sktadowe

miaty duzo mniejszy wptyw na wydatki inkrementalne.

9.3.3 Prognoza liczby leczonych i liczby zrefundowanych opakowan
leku Camzyos we wnioskowanym programie lekowym

W kolejnej tabeli przedstawiono prognozy zuzycia leku Camzyos w scenariuszu nowym wariantu mak-
symalnego, tj. liczbe nowo wtgczonych pacjentéw do terapii lekiem Camzyos, srednioroczng liczbe le-
czonych pacjentéw oraz liczbe zrefundowanych opakowan leku Camzyos w pierwszych dwdch latach

obowigzywania decyzji refundacyjne;.

Tabela 36. Prognoza zuzycia produktu leczniczego Camzyos w scenariuszu nowym (wariant maksy-
malny).

Parametr Rok 1 Rok 2

Liczba nowo wtgczonych pacjentow - -

w leczeniu dorostych pacjentow z objawowa (NYHA [I-111)

®
Camzyos® (mawakamten) kardiomiopatia przerostowa zawezajaca (o0HCM)



52 AESTIMO

Parametr Rok 1 Rok 2

Srednioroczna liczba leczonych - -

Liczba zrefundowanych opakowan Camzyos 2,5 mg - -
Liczba zrefundowanych opakowan Camzyos 5 mg - -

Liczba zrefundowanych opakowarn Camzyos 10 mg - -
Liczba zrefundowanych opakowarn Camzyos 15 mg - -

Prognozowana w wariancie maksymalnym liczba zrefundowanych opakowan produktu Camzyos

w pierwszych dwdch latach refundacji, dla obu prezentacji leku we wnioskowanym wskazaniu wynosi

kolejno 2 - [ - opakowan.

Na kolejnym wykresie przedstawiono zestawienie sSredniorocznych liczby pacjentoterapiitgcznie dla obu

ramion analizy.

Wykres 16. Srednioroczna liczba leczonych pacjentéw — wariant maksymalny.

W pierwszym roku $rednioroczna liczba pacjentoterapii w ramieniu MAV+SoC wynosi -, natomiast

w Roku 2 —-.

w leczeniu dorostych pacjentow z objawowa (NYHA [I-111)
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9.4 Analiza wrazliwosci

9.4.1 Analiza z uwzglednieniem instrumentu dzielenia ryzyka

W ponizszej tabeli przedstawiono wyniki analizy wrazliwosci w wariancie z uwzglednieniem instrumentu

dzielenia ryzyka dla produktu Camzyos.

Tabela 37. Wyniki analizy wrazliwosci — wariant z uwzglednieniem RSS.

Scenariusz Rok 1 Rok 2

Wydatki inkrementalne

Analiza podstawowa
AW: 1
AW: 2
AW: 3
AW: 4
AW: 5
AW: 6
AW: 7
AW: 8
AW: 9

AW: 10

Wydatki na lek Camzyos

Analiza podstawowa
AW: 1
AW: 2
AW: 3
AW: 4
AW: 5
AW: 6
AW: 7
AW: 8
AW: 9

AW: 10

w leczeniu dorostych pacjentow z objawowa (NYHA [I-111)
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Na kolejnym wykresie przedstawiono wyniki analizy wrazliwosci w wariancie uwzgledniajgcym propo-

nowany instrument dzielenia ryzyka.

Wykres 17. Wyniki analizy wrazliwosci, wariant z RSS.

Najwiekszg roznice w stosunku do wariantu podstawowego analizy wptywu na budzet ptatnika uzyskano
w scenariuszu zaktadajgcym jednakowy odsetek pacjentéw z klasg NYHA Il i Il (zmiana w pierwszych
dwdch latach kolejno 0 162,2% i 58,2%) oraz w wariantach testujgcych wrazliwos¢ wynikéw na zmien-
nos¢ ceny Camzyos o +/-5%, gdzie w Roku 1 wynik inkrementalny ulegt zmianie wzgledem wariantu
podstawowego o 5,4%, natomiast w Roku 2 — 5,2%. W pozostatych wariantach zmiana wyniku nie prze-

kroczyta 5%.

9.4.2 Analiza bez uwzglednienia instrumentu dzielenia ryzyka

W ponizszej tabeli przedstawiono wyniki analizy wrazliwosci w wariancie nieuwzgledniajgcym instru-

mentu dzielenia ryzyka dla produktu Camzyos.

Tabela 38. Wyniki analizy wrazliwosci — wariant bez RSS.
Scenariusz Rok 1 Rok 2

Wydatki inkrementalne

Analiza podstawowa _
AW: 1 I
.

AW: 2
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Scenariusz

AW:
AW:
AW:
AW:
AW:
AW:
AW:

AW: 10

Analiza podstawowa
AW:
AW:
AW:
AW:
AW:
AW:
AW:
AW:
AW:
AW: 10

1
2

9

Rok 1

Wydatki na lek Camzyos

AESTIMO

Rok 2

Na kolejnym wykresie przedstawiono wyniki analizy wrazliwosci w wariancie uwzgledniajgcym propo-

nowany instrument dzielenia ryzyka.

Camzyos® (mawakamten)
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Wykres 18. Wyniki analizy wrazliwosci, wariant bez RSS.

Analogicznie do wariantu z uwzglednieniem proponowanego instrumentu dzielenia ryzyka najwiekszg
zmiane wzgledem wariantu podstawowego analizy uzyskano w przypadku zatozenia jednakowego roz-

ktadu pacjentéw miedzy klase NYHA Il i lll, gdzie zmiana wynosita 81,7% w Roku 1 i 30,0% w Roku 2.

10 Aspekty etyczne i spoteczne

Finansowanie produktu leczniczego Camzyos ze srodkdw publicznych nie wymaga dodatkowych nakta-
déw, zwigzanych np. z potrzebg przeszkolenia personelu, pacjentéw lub ich opiekundw, opracowaniem
nowych wytycznych klinicznych, zmiany zasad diagnostyki, itd. Decyzja dotyczgca finansowania pro-
duktu leczniczego Camzyos ze Srodkow publicznych nie oddziatuje w jakikolwiek sposéb na prawa pa-
cjenta czy tez prawa cztowieka, nie wigze sie réwniez ze szczegdlnymi wymogami w stosunku do pa-
cjenta. Podsumowujgc wptyw na aspekty spoteczne i etyczne, a takze organizacyjne i prawne, nie ziden-
tyfikowano zadnych potencjalnych problemdéw zwigzanych z finansowaniem ze $srodkéw publicznych

rozwazanej technologii (Tabela 39).

Tabela 39. Aspekty spoteczne i etyczne zwigzane z decyzjg o refundacji produktu leczniczego Camzyos.
Kryterium Ocena

czy pewne grupy pacjentow mogg by¢ faworyzowane na skutek Nie
zatozen przyjetych w analizie ekonomicznej
czy niekwestionowany jest rowny dostep do technologii medycz-

nej przy jednakowych potrzebach Nie
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Kryterium Ocena

czy spodziewana jest duza korzys¢ dla waskiej grupy oséb, czy ko-

. Duza ki S¢ dl kiej 5b
rzy$¢ mata, ale powszechna uza korzysc ala waskie] grupy 0so

czy technologia stanowi odpowiedzZ na niezaspokojone dotychczas Nie
potrzeby grup spotecznie uposledzonych
czy technologia stanowi odpowiedz dla oséb o najwiekszych po-
trzebach zdrowotnych, dla ktérych nie ma obecnie dostepnej zad- Nie
nej metody leczenia

czy pozytywna decyzja w odniesieniu do ocenianej technologii

. . Nie
moze powodowac problemy spoteczne

czy decyzja dotyczgca rozwazanej technologii nie stoi w sprzecz- Nie

nosci z aktualnie obowigzujgcymi regulacjami prawnymi,

czy decyzja dotyczaca rozwazanej technologii stwarza koniecznosé Nie
dokonania zmian w prawie/przepisach;

czy decyzja dotyczaca rozwazanej technologii oddziatuje na prawa Nie

pacjenta lub prawa cztowieka
czy stosowanie technologii naktada koniecznos¢ szczegdlnego in- Nie
formowania pacjenta lub uzyskiwania jego zgody;
czy stosowanie technologii naktada potrzebe zapewnienia pacjen- Nie

towi poufnosci postepowania;

czy stosowanie technologii naktada potrzebe uwzgledniania indy-
widualnych preferencji, potrzeba czynnego udziatu pacjenta w po- Nie
dejmowaniu decyzji o wyborze metody postepowania

11 Dyskusja i ograniczenia

Celem przeprowadzonej analizy byta prognoza wydatkéw podmiotu zobowigzanego do finansowania
Swiadczen ze srodkéw publicznych w przypadku podjecia decyzji o refundacji produktu leczniczego Cam-
zyos (mawakamten) w ramach programu leczenia pacjentow z objawowg kardiomiopatig przerostowa

zawezajgcg w klasie lI-11l NYHA.

Analize wptywu na budzet ptatnika publicznego przeprowadzono w horyzoncie dwuletnim obejmujgcym
czas trwania wnioskowanej decyzji refundacyjnej. Wyniki analizy wptywu na budzet wskazujg, ze wpro-
wadzenie wnioskowanej technologii spowoduje wzrost wydatkéw ptatnika o - zt w Roku 1 oraz
- 7t w Roku 2, przy zatozeniu zastosowania instrumentu dzielenia ryzyka, ktory polega na obni-

zeniu ceny kazdego zrefundowanego opakowania tego produktu leczniczego (mechanizm rabatowy).

Oszacowanie populacji docelowej oparto o wyniki przeprowadzonego badania ankietowego, w ktérym
okreslono chorobowos¢ na oHCM w populacji ogblnej oraz rzeczywistg liczebnosé pacjentow, u ktérych

choroba jest wykrywana. Dodatkowo okreslono u jakiego odsetka pacjentdéw stwierdzany jest stan
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zdrowia lI-1ll wedtug klasy NYHA. NA tej podstawie oszacowano, ze liczba pacjentow kwalifikujgcych sie
do terapii mawakamtenem w leczeniu oHCM wyniesie w pierwszym roku - pacjentow, natomiast
w roku drugim — - pacjentow. Po uwzglednieniu docelowych udziatéw dla terapii mawakamtenu
ustalono, ze w wariancie podstawowym do terapii mawakamtenem w pierwszych dwéch latach od mo-

mentu obowigzywania decyzji refundacyjnej zostanie witgczonych kolejno - [ - pacjentow.

Koszty przyjete w analizie wptywu na budzet ptatnika w wiekszosci sg spdjne z kosztami przyjetymi
w przeprowadzonej rownolegle analizie ekonomicznej (AE Camzyos 2023). W analizie BIA w przypadku
kosztu monitorowania pacjentéw oraz kosztéw zwigzanych z opieka zdrowotng pacjentdw przyjeto wa-

zone koszty odsetkami pacjentow o danej klasie NYHA.

Najwazniejsze ograniczenia analizy wymieniono w kolejnych podpunktach.

Koszty diagnostyki, monitorowania i opieki zdrowotnej w leczeniu oHCM

W analizie wptywu na budzet do obliczert w obu ramionach leczenia wykorzystano koszty diagnostyki,
monitorowania i opieki zdrowotnej obliczone w ramach analizy ekonomicznej usrednione z wykorzysta-
niem s$redniej wazonej odsetkiem pacjentéw w danej klasie NYHA wtgczanych do badania EXPLORER-
HCM. Z tego powodu koszty naliczane w ramach analizy BIA sg uproszczone wzgledem analizy ekono-
micznej. Nalezy zaznaczy¢, ze konserwatywnie zatozono, ze zuzycie zasobdéw zaréwno w ramieniu
MAV+SoC jak i SoC jest jednakowe, przez co koszty te nie sg sktadowg wptywajgcg na wynik analizy

wptywu na budzet.

Udziaty stosowania mawakamtenu

Terapia mawakamtenu zgodnie z wnioskowanym wskazaniem bedzie stanowita terapie dodang do obec-
nie stosowanego leczenia farmakologicznego B-blokerami oraz blokerami kanatu wapniowego. Jako ze
pacjenci w dalszym ciggu bedg otrzymywali standardowg opieke zdrowotng wyniki przeprowadzonej
analizy w znacznym stopniu uzaleznione sg od przyjetych udziatéw w niniejszej analizie. W analizie pod-
stawowej w pierwszym roku obowigzywania decyzji refundacyjnej zatozono, ze leczenie mawakamte-
nem otrzyma .% pacjentéw, natomiast w kolejnym roku - .% pacjentow. Stopniowy przyrost liczby
pacjentéw leczonych produktem leczniczym Camzyos wydaje sie zasadny, biorgc pod uwage standar-

dowe tempo rozpowszechniania terapii stosowanych w ramach programu Iekowego_

w leczeniu dorostych pacjentow z objawowa (NYHA [I-111)
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_ Alternatywne poziomy ekspansji terapii mawakamtenem testowano w ramach wa-

riantu minimalnego i maksymalnego analizy wptywu na budzet pfatnika publicznego.

Koszty genotypowania CYP2C19

Jednym z kluczowych badan uwzglednionych w ramach proponowanego projektu programu lekowego
jest przeprowadzenie genotypowania CYP2C19 w celu dostosowania dawki mawakamtenu. W danych
publikowanych przez NFZ nie odnaleziono $wiadczenia, ktére mozna by uznac za wtasciwe do rozliczania
wykonania testu genetycznego u pacjentéw z kardiomiopatig przerostowa. Z tego wzgledu koszt bada-
nia oszacowano na podstawie cennik laboratoriow diagnostycznych publikowanych w zasobach prze-
gladarki www.google.com. Jako ze koszt ten oszacowano na podstawie czterech odnalezionych zrédet
obarczony jest on pewng niepewnoscig. Nalezy zaznaczyé, ze rozbieznos$¢ miedzy poszczegdlnymi cen-
nikami byta niewielka (oszacowany koszt badania réwny 626,00 zt; SD: 40,97 zt, SE: 20,48 zt), przez co
obliczony koszt badania wydaje sie prawidtowo oddawac koszty zwigzane z dostosowaniem dawki pro-

duktu leczniczego Camzyos.

12 Wnioski koncowe

Obecnie w ramach polskiego systemu zdrowia pacjenci z objawowa kardiomiopatig przerostowg zawe-
zajacg mogg otrzymywac terapie farmakologiczng w postaci beta-blokeréw oraz blokerow kanatu wap-
niowego. Podjecie pozytywnej decyzji o refundacji produktu leczniczego Camzyos spowoduje rozszerze-
nie opcji terapeutycznych dla pacjentéw z oHCM. Leczenie mawakamtenem poprawia jakos$¢ zycia pa-
cjentdw w stosunku do obecnie stosowanej praktyki zdrowotnej oraz redukuje koniecznos¢ wykonania

inwazyjnych zabiegdw takich jak ablacja alkoholowa lub miektomia.

Wyniki przeprowadzonej analizy wskazujg, ze w przypadku podjecia decyzji o objeciu refundacjg pro-
duktu Camzyos w leczeniu oHCM, w klasie NYHA II-1ll, wydatki ptatnika publicznego wzrosng w stosunku

do stanu istniejgcego o - zt w pierwszym i - zt w drugim roku obowigzywania decyzji re-

fundacyjnej (wyniki z uwzglednieniem proponowanego instrumentu dzielenia ryzyka).

Analiza wariantow skrajnych oraz analiza wrazliwosci potwierdzity wzgledng stabilno$¢ uzyskanych wy-
nikdw — w kazdym z testowanych scenariuszy z uwzglednieniem RSS objecie refundacjg produktu Cam-
zyos we wnioskowanej populacji wigze sie z umiarkowanym wzrostem wydatkéw dla budzetu refunda-

cyjnego NFZ.

w leczeniu dorostych pacjentow z objawowa (NYHA [I-111)
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Nie zidentyfikowano problemdw natury etycznej i spotecznej zwigzanych z finansowaniem ze srodkow
publicznych rozwazanej technologii. Wprowadzenie refundacji produktu leczniczego Camzyos we wnio-
skowanym wskazaniu nie bedzie naktadato dodatkowych wymogdw zwigzanych z organizacjg udzielenia
Swiadczen zdrowotnych, jak réwniez nie bedzie wymagac dodatkowych naktadow zwigzanych np. z po-
trzebg przeszkolenia personelu, opracowaniem nowych wytycznych klinicznych czy tez zasad zmiany

diagnostyki.

Whnioskowane objecie refundacjg produktu Camzyos w ramach proponowanego nowego programu le-
czenia przerostowe] kardiomiopatii zawezajgcej pozwoli na rozszerzenie spektrum leczenia farmakolo-
gicznego pacjentéw z oHCM w klasie II-1ll NYHA. Kardiomiopatia przerostowa zawezajgca prowadzi do
obnizenia jakosci zycia, znacznie ogranicza aktywnosci zyciowe. Obecnos¢ kardiomiopatii przerostowej
jest istotnym czynnikiem pogarszajgcym rokowanie (przezycie) w porownaniu do populacji ogdlnej. Ma-
wakamten jest pierwszym doustnym lekiem zarejestrowanym w leczeniu przerostowe] kardiomiopatii
zawezajgcej, ktéry dziata przyczynowo. Biorgc pod uwage wyzszg skutecznos¢ dodanej terapii mawa-
kamtenem do standardowo stosowanego leczenia farmakologicznego wzgledem terapii wytgcznie beta-
blokerami i blokerami kanatu wapniowego, wydanie pozytywnej decyzji refundacyjnej przyczyni sie do
uzyskania w populacji docelowej dodatkowych korzysci zdrowotnych mierzonych w latach zycia skory-

gowanych o jakos$¢ zycia.

w leczeniu dorostych pacjentow z objawowa (NYHA [I-111)
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13 Zatgczniki
13.1 Wkifad autoréw w opracowanie raportu

Autorzy Udziat w opracowaniu raportu
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