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Indeks skrótów 

ALL Ostra białaczka limfoblastyczna 
(Acute Lymphoblastic Leukaemia) 

Allo-SCT Allogeniczne przeszczepienie krwiotwórczych komórek macierzystych 
(Allogenic Stem Cell Transplantation) 

AOTMiT Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji 

B-ALL Ostra białaczka limfoblastyczna wywodząca się z prekursorów limfocytów B 
(Precursor B-cell Acute Lymphoblastic Leukaemia) 

BIA Analiza wpływu na budżęt 
(Budget Impact Analysis) 

BLINA Blinatumomab 

BREX Breksukabtagen autoleucel (Tecartus®) 
(Brexucabtagene autoleucel) 

BTK Kinaza tyrozynowa Brutona 
(Bruton’s Tyrosine Kinase) 

CAR-T Limfocyty T z chimerowym receptorem antygenowym 
(Chimeric Antigen Receptor T-Cell Therapy) 

EPAR Europejskie Publiczne Sprawozdanie Oceniające 
(European Public Assessment Report) 

ICD-10 Międzynarodowa Statystyczna Klasyfikacja Chorób i Problemów Zdrowotnych 
(International Statistical Classification of Diseases and Related Health Problems) 

INO Inotuzumab ozogamycyny 

KRN Krajowy Rejestr Nowotworów 

MCL Chłoniak z komórek płaszcza 
(Mantle Cell Lymphoma) 

NFZ Narodowy Fundusz Zdrowia 

PALG Polska Grupa ds. Leczenia Białaczek u Dorosłych 
(Polish Adult Leukemia Group) 

Ph Chromosom Philadelphia 
(Philadelphia Chromosome) 
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PONA Ponatynib 

RSS Umowa podziału ryzyka 
Risk Sharing Scheme 

ST Chemioterapia standardowa 
(Standard Therapy) 
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Streszczenie 

Cel 

Celem analizy wpływu na budżet jest określenie przewidywanych wydatków płatnika publicznego (NFZ, 

Narodowy Fundusz Zdrowia) w przypadku podjęcia pozytywnej decyzji o finansowaniu ze środków publicznych 

produktu leczniczego breksukabtagenu autoleucelu (BREX, preparat Tecartus®) w leczeniu dorosłych pacjentów 

z nawrotową lub oporną ostrą białaczką limfoblastyczną (ALL, ang. acute lymphoblastic leukaemia) wywodzącą 

się z prekursorów limfocytów B (B-ALL), którzy spełniają kryteria włączenia do proponowanego programu 

lekowego. 

Metodyka 

Analizę przeprowadzono z perspektywy płatnika publicznego. Ponieważ współpłacenie płatnika publicznego 

i pacjentów za leki za leki ujęte w analizie dotyczy wyłącznie deksametazonu i hydroksymocznika, wyniki z obu 

perspektyw są zbliżone. W konsekwencji w niniejszym dokumencie zaprezentowano wyniki wyłącznie z 

perspektywy płatnika publicznego. Obliczenia z uwzględnieniem współpłacenia za leki przez pacjentów, 

analogicznie jak w analizie ekonomicznej [1], uwzględniono w ramach analizy wrażliwości. Analizę opracowano w 

2–letnim horyzoncie czasowym przy założeniu, że preparat Tecartus® będzie finansowany ze środków 

publicznych dla pacjentów z populacji docelowej w ramach proponowanego programu lekowego począwszy od 

1 stycznia 2025 roku. 

Populację docelową niniejszej analizy stanowią pacjenci z nawrotową pub oporną B-ALL w wieku 26 lat i powyżej 

spełniający warunki proponowanego programu lekowego. Liczebność populacji docelowej określono w oparciu 

o odnalezione dane literaturowe oraz informacje i materiały przekazane przez eksperta klinicznego w ramach 

konsultacji przeprowadzonych na potrzeby niniejszej analizy. W oszacowaniu liczebności populacji docelowej 

wykorzystano m.in. dane z trzech abstraktów przygotowanych w związku z XXXI Zjazdem Polskiego 

Towarzystwa Hematologów i Transfuzjologów, który odbył się w dniach 14–16 września 2023 r. [2]. W przypadku 

braku danych polskich posiłkowano się informacjami odnalezionymi w opublikowanej literaturze. Oszacowana 

liczebność populacji docelowej (również poddana konsultacji) została zaakceptowana przez eksperta klinicznego 

[3]. 

Oszacowanie liczebności populacji docelowej rozpoczęto od wyznaczenia rocznej liczby nowo zdiagnozowanych 

pacjentów z B-ALL w wieku 26 lat i powyżej. Następnie populacja docelowa została podzielona na trzy wzajemnie 

wykluczające się subpopulacje: 

 pacjentów z chorobą pierwotnie oporną (tyko pacjenci bez obecności chromosomu Philadelphia), 

 pacjentów z pierwszym nawrotem choroby w przypadku, gdy remisja trwała ≤ 12 miesięcy (tylko pacjenci 

bez obecności chromosomu Philadelphia), 

 pacjentów z chorobą nawrotową lub oporną na leczenie po dwóch lub więcej liniach leczenia systemowego. 

Model BIA jest częścią modelu ekonomicznego, zatem pozostałe parametry oraz metodyka oszacowania 

wydatków w ramach niniejszej analizy jest zgodna z metodyką opisaną w analizie ekonomicznej [1].  
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Wyniki dla obu scenariuszy przedstawiono w postaci wydatków całkowitych oraz z podziałem na poszczególne 

kategorie kosztowe. Dodatkowo przedstawiono wydatki inkrementalne, tj. różnice między wydatkami w 

scenariuszu nowym i istniejącym. Wydatki w scenariuszu nowym oraz wydatki inkrementalne obliczono przy 

uwzględnieniu proponowanych zasad umowy podziału ryzyka oraz bez ich uwzględnienia. 
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1. Wprowadzenie do analizy 

1.1. Cel analizy 

Celem analizy wpływu na budżet jest określenie przewidywanych wydatków płatnika publicznego 

(NFZ, Narodowy Fundusz Zdrowia) w przypadku podjęcia pozytywnej decyzji o finansowaniu ze 

środków publicznych produktu leczniczego breksukabtagenu autoleucelu (BREX, preparat Tecartus®) 

w leczeniu dorosłych pacjentów z nawrotową lub oporną ostrą białaczką limfoblastyczną (ALL, 

ang. acute lymphoblastic leukaemia) wywodzącą się z prekursorów limfocytów B (B-ALL), którzy 

spełniają kryteria włączenia do proponowanego programu lekowego. 

Szczegółowy opis problemu zdrowotnego, interwencji ocenianej i technologii opcjonalnych 

przedstawiono w ramach analizy problemu decyzyjnego [4]. 

1.2. Stan aktualny 

1.2.1. Aktualna praktyka kliniczna 

PROGRAM LEKOWY 

W latach 2018–2022 w ramach programu B.65 najczęściej stosowano dazatynib, czyli jedyny 

dostępny w ramach tego typu refundacji (w programie lekowym) inhibitor kinaz tyrozynowych 

II generacji, a jego stosowanie jest zalecane w skojarzeniu z innymi terapiami w B-ALL, przy obecnym 

chromosomie Ph m.in. w przypadku nietolerancji imatynibu zastosowanego w trakcie wcześniejszej 

terapii.  

Podobna liczba pacjentów (po około 40) leczona była z zastosowaniem przeciwciał monoklonalnych 

(blinatumomab, inotuzumab ozogamycyny). Warto także zwrócić uwagę, że w miarę włączania do 

programu lekowego nowych substancji czynnych obserwowany jest wzrost łącznej liczby pacjentów 

leczonych w programie [5].  

Należy pamiętać, że terapia blinatumomabem finansowana jest nie tylko dla pacjentów dorosłych, ale 

również dla osób w wieku ≤18 lat, natomiast jedyny obecnie refundowany w Polsce lek z grupy CAR-T 

(tisagenlecleucel) dostępny jest wyłącznie dla pacjentów w wieku ≤25 lat (Tabela 1). [4] 
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2. Metodyka i dane źródłowe 

2.1. Sposób przeprowadzenia analizy 

Analizę wpływu na budżet przeprowadzono w następujący sposób: 

1. Zdefiniowano populację docelową dla preparatu Tecartus® jako pacjentów w wieku 26 lat i powyżej 

z nawrotową lub oporną B-ALL. 

2. Na podstawie dostępnych źródeł danych przeprowadzono prognozę liczebności populacji 

docelowej w kolejnych 2 latach, począwszy od 1 stycznia 2025 roku.  

3. Na podstawie informacji uzyskanych na etapie konsultacji klinicznych oszacowano 

rozpowszechnienie leku Tecartus® oraz pozostałych interwencji uwzględnionych w analizie 

w populacji docelowej. 

4. Określono schematy dawkowania oraz koszty jednostkowe ponoszone na leczenia pacjentów 

z populacji docelowe. 

5. Obliczono przewidywane wydatki płatnika w populacji docelowej: 

a. dla scenariusza istniejącego, czyli w przypadku utrzymania aktualnego statusu refundacyjnego, 

tj. w przypadku braku finansowania preparatu Tecartus® ze środków publicznych 

w analizowanym wskazaniu, 

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

preparatu Tecartus® ze środków publicznych w analizowanym wskazaniu. 

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

scenariuszem istniejącym. W przypadku, gdy wydatki inkrementalne są ujemne, oznacza to 

oszczędności dla płatnika. W przypadku oszacowania dodatnich wydatków inkrementalnych, 

oznaczają one dodatkowe nakłady finansowe płatnika. 

7. Przeprowadzono analizę wrażliwości dla zmiennych, które w największym stopniu wpływają na 

wyniki analizy wpływu na budżet oraz takich, których oszacowanie charakteryzuję się największą 

niepewnością. Dla każdej zmiennej zdefiniowano wariant oznaczony literą (A, B, …). W obrębie 

danego wariantu badany parametr podlegał zmianie, przyjmując wartości: podstawową oznaczoną 

cyfrą 0 (np. wariant A0) oraz wartości uwzględnione w analizie wrażliwości oznaczone cyframi 1 i 2 

(np. wariant A1 i A2). 
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2.2. Forma analizy 

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

kalkulacyjnego wykonanego w programie Microsoft Office 365, umożliwiającego obliczenie 

prognozowanych wydatków płatnika w zależności od przyjętych założeń. Arkusz kalkulacyjny 

umożliwia również przeprowadzenie jednokierunkowych i wielokierunkowych analiz wrażliwości. 

2.3. Perspektywa analizy 

Zgodnie z rozporządzeniem Ministra Zdrowia z dnia 8 stycznia 2021 roku w sprawie minimalnych 

wymagań, jakie muszą spełniać analizy uwzględnione we wnioskach o objęcie refundacją i ustalenie 

urzędowej ceny zbytu oraz o podwyższenie urzędowej ceny zbytu leku, środka spożywczego 

specjalnego przeznaczenia żywieniowego, wyrobu medycznego, które nie mają odpowiednika 

refundowanego w danym wskazaniu [13], analizę przeprowadzono z perspektywy płatnika 

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

leki.  

Współpłacenie pacjenta (świadczeniobiorcy) za leki ujęte w analizie, dotyczy wyłącznie 

deksametazonu i hydroksymocznika (szczegóły w analizie ekonomicznej [1]). Ze względu na niewielki 

poziom odpłatności pacjenta za leki finalne wyniki z obu perspektyw są zbliżone. Jednocześnie 

zgodnie z wytycznymi oceny technologii medycznych [14] możliwe jest uwzględnienie tylko 

perspektywy płatnika, gdy nie dochodzi do współpłacenia pacjentów za leki lub gdy jest ono znikome. 

W konsekwencji w niniejszym dokumencie zaprezentowano wyniki wyłącznie z perspektywy płatnika 

publicznego. Obliczenia z uwzględnieniem współpłacenia za leki przez pacjentów, analogicznie jak w 

analizie ekonomicznej [1], uwzględniono w ramach analizy wrażliwości (wariant P, patrz Tabela 55). 

2.4. Horyzont czasowy 

Analizę opracowano w 2–letnim horyzoncie czasowym przy założeniu, że preparat Tecartus® będzie 

finansowany ze środków publicznych dla pacjentów z populacji docelowej w ramach proponowanego 

programu lekowego począwszy od 1 stycznia 2025 roku. Zgodnie z wytycznymi AOTMiT [14] horyzont 

czasowy analizy wpływu na budżet powinien obejmować okres do momentu ustalenia się stanu 

równowagi lub co najmniej w ciągu 2 lat od wprowadzenia nowej technologii. Dodatkowo, zgodnie z 

ustawą refundacyjną z dnia 12 maja 2011 roku [9], pierwsza decyzja refundacyjna wydawana jest na 2 

lata. 
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2.5. Populacja docelowa 

Zgodnie z zapisami proponowanego programu lekowego [15] populację docelową niniejszej analizy 

stanowią pacjenci w wieku 26 lat i starsi z nawrotową/oporną ostrą białaczką limfoblastyczną (ALL) 

z komórek B, u których spełniony jest co najmniej jeden z poniższych warunków: 

      

          

      

          

           

 

            

            

  

    

             

  

       

             

 

Liczebność populacji docelowej określono w oparciu o odnalezione dane literaturowe oraz informacje i 

materiały przekazane przez eksperta klinicznego w ramach konsultacji przeprowadzonych na potrzeby 

niniejszej analizy. Oszacowana liczebność populacji docelowej (również poddana konsultacji) została 

zaakceptowana przez eksperta klinicznego [3].  

Oszacowanie liczebności populacji docelowej rozpoczęto od wyznaczenia rocznej liczby nowo 

zdiagnozowanych pacjentów z B-ALL w wieku 26 lat i powyżej (rozdz. 2.5.1). Następnie populacja 

docelowa została podzielona na trzy wzajemnie wykluczające się subpopulacje: 

 pacjenci z chorobą pierwotnie oporną (tylko pacjenci bez obecności chromosomu Philadelphia) 

(rozdz. 2.5.2), 

 pacjenci z pierwszym nawrotem choroby w przypadku, gdy remisja trwała ≤ 12 miesięcy (tylko 

pacjenci bez obecności chromosomu Philadelphia) (rozdz. 2.5.3), 

 pacjenci z chorobą nawrotową lub oporną na leczenie po dwóch lub więcej liniach leczenia 

systemowego (rozdz. 2.5.4). 

Liczebność populacji docelowej wyznaczono jako sumę subpopulacji wyszczególnionych powyżej 

(rozdz. 2.5.5). 
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W oszacowaniu liczebności populacji docelowej wykorzystano dane z trzech abstraktów 

przygotowanych w związku z XXXI Zjazdem Polskiego Towarzystwa Hematologów i Transfuzjologów, 

który odbył się w dniach 14–16 września 2023 r. We wspomnianych streszczeniach zamieszczono 

podsumowanie wyników badań przeprowadzonych przez Polską Grupę ds. Leczenia Białaczek u 

Dorosłych (PALG, ang. Polish Adult Leukemia Group) wśród pacjentów z ALL [2]. Wyniki 

zaprezentowano osobno dla trzech populacji:  

 pacjentów w wieku > 55 lat leczonych wg protokołu PALG ALL7 – w abstrakcie 

wyszczególniono osobno wyniki dla populacji pacjentów bez obecności chromosomu 

Philadelphia (populacja Ph-) oraz populacji pacjentów z obecnością chromosomu Philadelphia 

(populacja Ph+), 

 pacjentów w wieku < 55 lat bez obecności chromosomu Philadelphia leczonych wg protokołu 

PALG ALL7 oraz 

 pacjentów w wieku < 55 lat z obecnością chromosomu Philadelphia leczonych wg protokołu 

PALG ALL7. 

W przypadku braku danych polskich posiłkowano się informacjami odnalezionymi w opublikowanej 

literaturze. Obliczenia przeprowadzono w oparciu o dane dla pacjentów nowo zdiagnozowanych w 

danym roku bez kumulowania pacjentów z lat poprzednich. Jedynie w przypadku subpopulacji 

pacjentów z chorobą nawrotową lub oporną na leczenie po dwóch lub więcej liniach leczenia 

systemowego w I roku horyzontu czasowego uwzględniono pacjentów, którzy zostali zdiagnozowani w 

latach poprzednich. Podejście to zostało przyjęte ze względu na fakt, iż pacjenci z ALL z opornością 

na I linię leczenia lub z nawrotem choroby w przypadku pierwszej remisji trwającej ≤ 12 miesięcy z 

uwagi na konieczność natychmiastowego leczenia kolejną linię terapii otrzymają w przeciągu 

12 miesięcy od postawienia diagnozy. Zatem tylko w przypadku populacji pacjentów z nawrotem 

choroby po dwóch lub więcej liniach leczenia systemowego w I roku horyzontu czasowego analizy 

znajdą się pacjenci, którzy zostali zdiagnozowani w latach poprzednich. Założono, że w sytuacji 

refundacji BREX pacjenci ci otrzymają lek najszybciej, jak to możliwe, tj. w I roku horyzontu 

czasowego analizy. Wobec tego w kolejnym rok horyzontu czasowego analizy uwzględniono, 

podobnie jak w przypadku pozostałych subpopulacji, wyłącznie pacjentów nowo zdiagnozowanym w 

danym roku. 

Metodykę oszacowania analizowanej populacji docelowej wraz z uzyskanymi wartościami opisano w 

kolejnych rozdziałach. 

2.5.1. Liczba nowo zdiagnozowanych pacjentów z B-ALL w wieku 26 lat 

i powyżej 

Roczną liczbę nowych rozpoznań na B-ALL wśród pacjentów w wieku ≥ 26 lat określono w oparciu o 

dane z polskiego rejestru Polskiej Grupy ds. Leczenia Białaczek u Dorosłych (PALG) przedstawione w 

publikacji Seferyńska 2014 [10]. 
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 wariant D: odsetek pacjentów bez obecności chromosomu Philadelphia wśród pacjentów z 

opornością, 

 wariant E: odsetek pacjentów z remisją choroby, 

 wariant F: odsetek pacjentów z nawrotem choroby w przypadku, gdy remisja trwała 

≤ 12 miesięcy, 

 wariant G: odsetek pacjentów z nawrotem choroby w przypadku, gdy remisja trwała 

> 12 miesięcy, 

 wariant H: odsetek pacjentów, u których po pierwszym nawrocie choroby zastosowano kolejną 

linię leczenia, 

 wariant I: odsetek pacjentów, u których uzyskano remisję po drugiej linii leczenia, 

 wariant J: odsetek pacjentów z nawrotem choroby po uzyskaniu drugiej remisji, 

 wariant K: rozpowszechnienie leku Tecartus® w scenariuszu nowym, 

 wariant L: koszt podania INO, 

 wariant M: koszt podania BLINA, 

 wariant N: koszt podania PONA, 

 wariant O: koszt terapii pomostowej przed infuzją BREX, 

 wariant P: perspektywa analizy 

 wariant P: koszt terapii z zastosowaniem ST, 

 wariant S: koszt leczenia po progresji choroby. 

W jednokierunkowej analizie wrażliwości, we wszystkich wariantach analizy obliczano prognozowane 

wydatki płatnika w sytuacji, gdy jeden parametr podlegał zmianie, przyjmując wartość uwzględnioną w 

analizie wrażliwości, natomiast pozostałe zmienne przyjmowały wartości uwzględnione w analizie 

podstawowej. W ten sposób oszacowano, jaki wpływ na zmianę wydatków płatnika może mieć 

niepewność w oszacowaniu poszczególnych zmiennych. 

Szczegółowe wyniki analizy wrażliwości oraz dane dotyczące zakresu zmienności poszczególnych 

parametrów uwzględnionych w analizie wrażliwości wraz z uzasadnieniem przedstawiono w aneksie 

(rozdz. A.1.). 
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5. Podsumowanie i wnioski 
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6. Ograniczenia 

 W ramach przeprowadzonych prac nie odnaleziono aktualnych danych epidemiologicznych 

odnośnie zachorowalności na ALL wśród pacjentów ≥ 26 lat w Polsce. Obliczenia wykonano w 

oparciu o dane z rejestru PALG prezentowane w publikacji Seferyńska 2014 [10] z lat 2004–2010. 

               

        Parametr ten został przetestowany w 

ramach analizy wrażliwości. 

 Do określenia odsetków wykorzystywanych w oszacowaniu liczebności populacji docelowej w 

pierwszej kolejności stosowano dane polskie z rejestru PALG [2, 3, 10, 11]. W przypadku braku 

danych polskich posiłkowano się danymi zagranicznymi z publikacji Oriol 2010 [12]. W odniesieniu 

do parametrów wykorzystywanych do oszacowania liczebności populacji docelowej 

przeprowadzono analizy wrażliwości. 

 Na potrzeby oszacowania liczebności populacji docelowej konieczne było określenie odsetka 

pacjentów z nawrotem choroby w przypadku gdy remisja trwała ≤ 12 miesięcy lub > 12 miesięcy. 

Ze względu na brak odpowiednich danych obliczeniach wykorzystano dane odnośnie przeżycia 

bez wznowy choroby do dwóch lat (dane PALG [2]) oraz dane odnośnie liczby pacjentów z remisją 

trwającą do roku, od roku do dwóch lat i powyżej dwóch lat (dane z Oriol 2310 [12]). 

Przeprowadzono analizy wrażliwości dla tego parametru. 

 Prognozowane rozpowszechnienie BREX w scenariuszu nowym określono na podstawie opinii 

Eksperta [3]. W obliczeniach założono, że rozpowszechnienie BREX w I roku refundacji będzie 

równe połowie zakładanego docelowego rozpowszechnienia laku w populacji docelowej. 

Przeprowadzono analizy wrażliwości w odniesieniu do przewidywanego docelowego 

rozpowszechnienia wskazanego przez Eksperta. 

 Prognozowane wydatki zostały oszacowane na podstawie kosztów zaczerpniętych z analizy 

ekonomicznej, zatem ograniczenia analizy ekonomicznej w tym zakresie są również 

ograniczeniami niniejszej analizy. 

 Model BIA jest częścią modelu ekonomicznego, zatem ograniczenia analizy ekonomicznej są 

również ograniczeniami niniejszej analizy wpływu na budżet. 



Analiza wpływu na budżet. Breksukabtagen autoleucel (Tecartus®) w terapii nawrotowej lub opornej ostrej białaczki limfoblastycznej 

 HTA Consulting 2023 (www.hta.pl) Strona 55 

7. Dyskusja 

Celem analizy wpływu na budżet jest określenie przewidywanych wydatków płatnika publicznego 

(NFZ) w przypadku podjęcia pozytywnej decyzji o finansowaniu ze środków publicznych produktu 

leczniczego breksukabtagenu autoleucelu (BREX, preparat Tecartus®) w leczeniu dorosłych 

pacjentów z nawrotową lub oporną ostrą białaczką limfoblastyczną wywodzącą się z prekursorów 

limfocytów B (B-ALL), którzy spełniają kryteria włączenia do proponowanego programu lekowego. 

Liczebność populacji docelowej określono w oparciu o odnalezione dane literaturowe oraz informacje i 

materiały przekazane przez eksperta klinicznego w ramach konsultacji przeprowadzonych na potrzeby 

niniejszej analizy. W oszacowaniu liczebności populacji docelowej wykorzystano m.in. dane z trzech 

abstraktów przygotowanych w związku z XXXI Zjazdem Polskiego Towarzystwa Hematologów 

i Transfuzjologów, który odbył się w dniach 14–16 września 2023 r. [2]. W przypadku braku danych 

polskich posiłkowano się informacjami odnalezionymi w opublikowanej literaturze. Oszacowana 

liczebność populacji docelowej (również poddana konsultacji) została zaakceptowana przez eksperta 

klinicznego [3].  

Oszacowanie liczebności populacji docelowej rozpoczęto od wyznaczenia rocznej liczby nowo 

zdiagnozowanych pacjentów z B-ALL w wieku 26 lat i powyżej. Następnie populacja docelowa została 

podzielona na trzy wzajemnie wykluczające się subpopulacje: 

 pacjentów z chorobą pierwotnie oporną (tyko pacjenci bez obecności chromosomu 

Philadelphia), 

 pacjentów z pierwszym nawrotem choroby w przypadku, gdy remisja trwała ≤ 12 miesięcy (tylko 

pacjenci bez obecności chromosomu Philadelphia), 

 pacjentów z chorobą nawrotową lub oporną na leczenie po dwóch lub więcej liniach leczenia 

systemowego. 

Obliczenia przeprowadzono w oparciu o dane dla pacjentów nowo zdiagnozowanych w danym roku 

bez kumulowania pacjentów z lat poprzednich. Jedynie w przypadku subpopulacji pacjentów z 

chorobą nawrotową lub oporną na leczenie po dwóch lub więcej liniach leczenia systemowego w 

I roku horyzontu czasowego uwzględniono pacjentów, którzy zostali zdiagnozowani w latach 

poprzednich. Podejście to zostało przyjęte ze względu na fakt, iż pacjenci z ALL z opornością na I linię 

leczenia lub z nawrotem choroby w przypadku pierwszej remisji trwającej ≤ 12 miesięcy z uwagi na 

konieczność natychmiastowego leczenia otrzymają kolejną linię terapii w przeciągu 12 miesięcy od 

postawienia diagnozy. Zatem tylko w przypadku populacji pacjentów z nawrotem choroby po dwóch 

lub więcej liniach leczenia systemowego w I roku horyzontu czasowego analizy znajdą się pacjenci, 

którzy zostali zdiagnozowani w latach poprzednich. Założono, że w sytuacji refundacji BREX pacjenci 

ci otrzymają lek najszybciej, jak to możliwe, tj. w I roku horyzontu czasowego analizy. Wobec tego w 
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kolejnym rok horyzontu czasowego analizy uwzględniono, podobnie jak w przypadku pozostałych 

subpopulacji, wyłącznie pacjentów nowo zdiagnozowanym w danym roku. 

Ze względu na znaczne ograniczenia dostępnych danych odstąpiono od wykorzystania w analizie 

rozpowszechnienia terapii danych NFZ, a udziały opcji terapeutycznych (zarówno w scenariuszu 

istniejącym, jak i nowym) określono na podstawie informacji uzyskanych w ramach przeprowadzonych 

konsultacji klinicznych [3].        

            

            

            

   

Model BIA jest częścią modelu ekonomicznego, zatem pozostałe parametry oraz metodyka 

oszacowania wydatków w ramach niniejszej analizy jest zgodna z metodyką opisaną w analizie 

ekonomicznej [1].  
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