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Wykaz skrétow

ADA

AEs
amp.-strz.
AOTMIT
APD

BIA

bd.

DDD

DGL
DMARD

GTIN
HAQ-DI
HTA
ICD-10

LMPCh
mtZS
MIZS
min
Mz
NFz
p.o.
PPP
Q4w
r.z.
RSS
RZS
s.C.
SAEs
SE
SEK
TOC

adalimumab

zdarzenia niepozadane (z ang. adverse events)
amputko-strzykawka

Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji
Analiza Problemu Decyzyjnego

analiza wptywu na budzet (z ang. budget impact analysis)
brak danych

przecietna dzienna dawka (z ang. defined daily dose)
Departament Gospodarki Lekami NFZ

leki przeciwreumatyczne modyfikujgce przebieg choroby (ang. disease-modifying anti-rheumatic
drug, DMARD)

Globalny Numer Jednostki Handlowej (z ang. global trade item number)
kwestionariusz oceny niepetnosprawnosci (z ang. Health Assessment Questionnaire - Disability Index)
ocena technologii medycznych (z ang. health technology assessment)
Miedzynarodowa Klasyfikacja Chordb (z ang. International Classification of Diseases)
droga podania leku: dozylnie

leki modyfikujgce przebieg choroby

Mtodzienicze tuszczycowe zapalenie stawdw

mtodziencze idiopatyczne zapalenie stawdw

milion(y)

Ministerstwo Zdrowia

Narodowy Fundusz Zdrowia

droga podania leku: doustnie

perspektywa ptatnika publicznego

schemat stosowania leku: co 4 tygodnie

rok zycia

instrument dzielenia ryzyka (ang. Risk Sharing Scheme)

reumatoidalne zapalenie stawow

droga podania leku: podskodrnie

powazne zdarzenia niepozadane (z ang. serious adverse events)

btad standardowy (z ang. standard error)

sekukinumab

tocylizumab
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TOF ‘ tofacytynib
ZKSLB ‘ Zespot Koordynacyjny do Spraw Leczenia Biologicznego w Chorobach Reumatycznych
WHO ‘ Swiatowa Organizacja Zdrowia (z ang. World Health Organization)
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Streszczenie

Cel

Celem analizy byta prognoza wydatkéw pod-
miotu zobowigzanego do finansowania $wiad-
czen ze $rodkéw publicznych (Narodowy Fun-
dusz Zdrowia, NFZ) w przypadku podjecia przez
Ministra Zdrowia decyzji o refundacji produktu
Xeljanz (tofacytynib) w leczeniu aktywnej po-
staci mtodziericzego idiopatycznego zapalenia
stawow (MIZS) oraz mtodzienczego tuszczyco-
wego zapalenia stawéw (mtZS) u pacjentow
w wieku 2 lat i starszych, u ktérych wystgpita
niewystarczajgca odpowied? na wczesniejsze
leczenie LMPCh.

Analiza zostata wykonana na zlecenie firmy Pfi-
zer Polska Sp. z 0.0., w zwigzku z planowanym
ztozeniem do ministra wtasciwego do spraw
zdrowia wniosku o objecie refundacja prezenta-
cji leku Xeljanz (GTIN: 05907636977100) w for-
mie powlekanej tabletki zawierajgcej 5 mg tofa-
cytynibu oraz Xeljanz (GTIN: 05415062388723)
w formie syropu o zawartosci tofacytynibu
1mg/ 1 ml, w ramach proponowanego pro-
gramu lekowego , Leczenie chorych z aktywna
postacig reumatoidalnego zapalenia stawodw
i mtodzienczego idiopatycznego zapalenia sta-
wow (ICD-10: M05, M06, M08)”.

Metodyka

Wptyw na budzet ptatnika oszacowano przez
porownanie wydatkéw ptatnika publicznego
w dwdch alternatywnych scenariuszach:
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e scenariuszu istniejgcym, obrazujgcym
stan aktualny, w ktérym pacjenci cho-
rzy na MIZS mogg otrzymywac leczenie
adalimumabem, etanerceptem lub to-
cilizumabem oraz sekukinumabem
w przypadku pacjentéw z mtZS. Jedno-
czes$nie produkt leczniczy Xeljanz nie
jest finansowany ze $rodkow publicz-
nych w rozwazanym  wskazaniu
(MZ 30/08/2023);

e scenariuszu nowym, odpowiadajgcym
sytuacji, w ktorej minister wtasciwy do
spraw zdrowia wyda pozytywng decy-
zje o finansowaniu ze $srodkéw publicz-
nych terapii tofacytynibem we wnio-
skowanym wskazaniu (MIZS i mtZS), tj.
w ramach istniejgcego programu leko-
wego , Leczenie chorych z aktywng po-
stacig reumatoidalnego zapalenia sta-
wow i mtodzienczego idiopatycznego
zapalenia stawow (ICD-10: M0O5, MOS,
MO08)”.

Wprowadzenie refundacji produktu leczniczego
Xeljanz spowoduje zmiany w udziatach poszcze-
gblnych technologii medycznych, wynikajgce
z zastagpienia przez ten lek technologii opcjonal-
nych, aktualnie stosowanych w rozwazanym
wskazaniu. Wynikiem inkrementalnej analizy
wptywu na budzet jest réznica pomiedzy wydat-
kami w scenariuszu nowym i wydatkami w sce-
nariuszu istniejgcym dla kazdego roku hory-
zontu czasowego. Horyzont czasowy objat dwa
pierwsze lata kalendarzowe od prognozowa-
nego objecia refundacjg produktu leczniczego
Xeljanz, tj. przedziat czasowy od 1 stycznia
2025 r. do 31 grudnia 2026 r.

Oszacowanie liczebnosci populacji docelowej
oparto na protokotach z posiedzen Zespotu Ko-
ordynacyjnego ds. Leczenia Biologicznego

w leczeniu aktywnej postaci mtodziericzego idiopatycznego zapalenia stawdw oraz

Xeljanz (tofacytynib)

mtodzienczego tuszczycowego zapalenia stawow u pacjentdw w wieku 2 lat i starszych,

u ktérych wystgpita niewystarczajgca odpowiedz na wczesniejsze leczenie LMPCh



w Chorobach Reumatycznych, danych staty-
stycznych NFZ oraz odpowiedzi udzielonych
w przeprowadzonym badaniu ankietowym.

Udziaty tofacytynibu oraz komparatoréw

oparto [

- udziaty TOF beda wzrasta¢ od momentu
podjecia pozytywnej decyzji o rozszerzeniu
wskazan dla produktu leczniczego Xeljanz
w pierwszych dwdch latach obowigzywania de-
cyzji w osiggajac kolejno udziaty -% i -%
w leczeniu pacjentow z MIZS oraz -% [ -%
u pacjentow leczonych w ramach programu le-
kowego z powodu mtZS.

Analize wykonano z perspektywy podmiotu zo-
bowigzanego do finansowania $wiadczen ze
srodkow publicznych. Uwzgledniono szeroki za-
kres bezposrednich kosztéw medycznych zwia-
zanych z leczeniem zesztywniajgcego zapalenia
stawdw kregostupa:

e koszty lekowe terapii TOF oraz ADA,
ETA, TOC i SEK,

e  koszt kwalifikacji chorego do programu
lekowego,

e koszty podania/wydania lekow oraz
diagnostyki i monitorowania leczenia,

e koszty leczenia towarzyszgcego (meto-
treksat, sulfasalazyna, chlorochina, cy-
klosporyna),

e koszty leczenia dziatan niepozadanych.

Warunki cenowe dla leku Xeljanz ustalono zgod-
nie z informacjami uzyskanymi od Wniosko-
dawcy. W wariancie z RSS uwzgledniono instru-

ment dzielenia ryzya [N
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Analize wptywu na budzet uzupetniono o ana-
lize aspektéw etycznych, spotecznych, praw-
nych iorganizacyjnych wynikajgcych z decyzji
dotyczacej finansowania produktdw leczniczych
Xeljanz ze sSrodkdéw 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 musza 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, ktore nie majg odpowiednika re-
fundowanego W danym wskazaniu
(MZ 08/01/2021). Wszystkie obliczenia wyko-
nano w modelu obliczeniowym przygotowanym
w arkuszu kalkulacyjnym programu Microsoft®
Office Excel, stanowigcym zatgcznik do niniej-
szej analizy.

Wyniki

Liczebno$¢ populacji docelowej

W wariancie podstawowym analizy, prognozo-
wana $rednioroczna liczba chorych na MIZS, le-
czonych w programie lekowym z zastosowa-
niem terapii tofacytynibem wynosi - 0s6b
w Roku 1 - 0s6b w Roku 2 przyjetego hory-
zontu czasowego, natomiast w przypadku cho-
rych na mtZS liczba pacjentéw otrzymujacych
terapie wynosi - pacjentow w Roku 1 oraz
- pacjentow w Roku 2.

w leczeniu aktywnej postaci mtodziericzego idiopatycznego zapalenia stawdw oraz
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Po uwzglednieniu udziatow docelowych TOF
w grupie MIZS i mtZS, prognozowana liczba pet-
nych rocznych pacjento-terapii z udziatem tego
leku wynosi . w Roku 1 i- w Roku 2, co od-
powiada zuzyciu, odpowiednio, - oraz -
opakowan leku Xeljanz 5 mg i - oraz -
opakowan leku Xeljanz 240 ml.

Wptyw na budzet ptatnika

Wariant uwzgledniajgcy RSS

W przypadku podjecia przez Ministra Zdrowia
decyzji o refundacji leku Xeljanz, prognozowane
wydatki ptatnika publicznego ponoszone na le-
czenie chorych na MIZS i mtZS w ramach wnio-
skowanego programu lekowego, w wariacie
uwzgledniajgcym proponowany instrument
dzielenia ryzyka, w Roku 1 i w Roku 2 -

Prognozowana warto$¢ refundacji produktu
leczniczego Xeljanz w scenariuszu nowym wy-
nosi kolejno - zti - zt w pierwszym
i drugim roku przyjetego horyzontu czasowego,
w wariancie uwzgledniajgcym proponowany in-
strument dzielenia ryzyka.

W wariancie minimalnym w pierwszych dwdch
latach analizy inkrementalny koszt -
- zt w Roku 1 oraz - zt w Roku 2
wzgledem scenariusza aktualnego, przy czym
kwota refundacji produktu leczniczego Xeljanz
wynosi kolejno - zt oraz - zt. Zkolei
w wariancie maksymalnym koszty inkremen-
talne w pierwszych dwdch latach wynoszg ko-

lejno - zti - zt, a kwota refundacji

produktu leczniczego Xeljanz osigga wartosc¢

-z’fWRokuli-z’fWRokuz.

Przeprowadzona analiza wrazliwosci wykazata
stabilnos¢ zatozen przeprowadzonej analizy

AESTIMO

wptywu na budzet ptatnika publicznego. Naj-
wiekszg zmiane wynikow osiggnieto w warian-
cie zaktadajagcym poczatkowe oszacowanie li-
czebnosci populacji z MIZS wyfacznie na podsta-
wie danych statystycznych NFZ (spadek kosztow
inkrementalnych wzgledem analizy podstawo-
wej w pierwszych dwdch latach o .% i .%).
W pozostatych przypadkach zmiana nie prze-
kroczyta .%.

Wariant nieuwzgledniajgcy RSS

W przypadku podjecia przez Ministra Zdrowia
decyzji o refundacji leku Xeljanz, prognozowane
wydatki ptatnika publicznego ponoszone na le-
czenie chorych na MIZS i mtZS w ramach wnio-
skowanego programu lekowego, w wariacie
uwzgledniajgcym proponowany instrument
dzielenia ryzyka, w Roku 1 i w Roku 2 wzrosng

kolejno o - zti - z.

Prognozowana warto$¢ refundacji produktu
leczniczego Xeljanz w scenariuszu nowym wy-
nosi kolejno - zti - zt w pierwszym i
drugim roku przyjetego horyzontu czasowego,
w wariancie uwzgledniajgcym proponowany in-
strument dzielenia ryzyka.

W wariancie minimalnym w pierwszych dwdch
latach analizy inkrementalny koszt -
- zt w Roku 1 oraz - zt w Roku 2,
natomiast w wariancie maksymalnym koszt in-
krementalny _ zt w Roku 1
i- zt w Roku 2.

Podobnie jak w wariancie uwzgledniajgcym pro-
ponowany instrument dzielenia ryzyka przepro-
wadzona analiza wrazliwosci wykazata stabil-
nosc zatozen przeprowadzonej analizy wptywu
na budzet ptatnika publicznego. Najwiekszg
zmiane wynikéw osiggnieto w wariancie zakta-
dajgcym poczatkowe oszacowanie liczebnosci

w leczeniu aktywnej postaci mtodziericzego idiopatycznego zapalenia stawdw oraz

Xeljanz (tofacytynib)
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populacji z MIZS wytgcznie na podstawie da-
nych statystycznych NFZ (spadek kosztow inkre-
mentalnych wzgledem analizy podstawowe;j
w pierwszych dwéch latach o .% i .%) oraz
w wariancie zaktadajgcym petne pokrycie daw-
kowania 5 mg 2 razy na dobe za pomocg opako-
wan Xeljanz 5 mg (zmiana o okl%). W pozosta-
tych przypadkach zmiana nie przekroczyta .%.

Whioski koricowe

Zastosowanie tofacytynibu w leczeniu mto-
dzienczego idiopatycznego zapalenia stawow
(MIZS) oraz mtodzienczego tuszczycowego za-
palenia stawow (mtZS), u ktérych odpowiedz na
poprzednie leczenia byta niewystarczajaca, jest
skuteczng i bezpieczng opcjg terapeutyczna.
Objecie refundacjg produktu Xeljanz bedzie
wigzato sic. [ A (N -
w Roku 1 oraz - zt w Roku 2), co wynika
z zastepowania terapii obecnie stosowanych
w ramach programu lekowego. Wyniki analizy
obarczone sg pewng niepewnoscia, przede
wszystkim z powodu ograniczen oszacowania
populacji docelowej, jednakze estymacji doko-
nano w oparciu o rzeczywiste dane dla pol-
skiego systemu zdrowia.

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

AESTIMO

Wydanie pozytywnej decyzji o refundacji pro-
duktu leczniczego Xeljanz spowoduje rozszerze-
nie spektrum opcji terapeutycznych pacjentow
z MIZS oraz mtZS. Dodatkowo produkt leczniczy
Xeljanz w przeciwienstwie do lekdéw obecnie
stosowanych we wnioskowanym wskazaniu po-
dawany jest w formie doustnej, co ma szcze-
gblne znaczenia w przypadku najmtodszych pa-
cjentow.

w leczeniu aktywnej postaci mtodziericzego idiopatycznego zapalenia stawdw oraz

Xeljanz (tofacytynib)

mtodzienczego tuszczycowego zapalenia stawow u pacjentdw w wieku 2 lat i starszych,

u ktérych wystgpita niewystarczajgca odpowiedz na wczesniejsze leczenie LMPCh
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1 Cel analizy

Celem analizy byta prognoza wydatkdéw podmiotu zobowigzanego do finansowania swiadczen ze srod-
kow publicznych (Narodowy Fundusz Zdrowia, NFZ) w przypadku podjecia przez Ministra Zdrowia decy-
zji o refundacji produktu Xeljanz (tofacytynib) w leczeniu aktywnej postaci mtodzienczego idiopatycz-
nego zapalenia stawow oraz mtodzieiczego tuszczycowego zapalenia stawdw u pacjentow w wieku 2 lat

i starszych, u ktérych wystgpita niewystarczajgca odpowiedz na wczesniejsze leczenie LMPCh.

Analiza zostata wykonana na zlecenie firmy Pfizer Polska Sp. z 0.0., w zwigzku z planowanym ztozeniem
do ministra wtasciwego do spraw zdrowia wniosku o objecie refundacjg produktu leczniczego Xeljanz

W nastepujacej prezentacji:

e Xeljanz (tofacytynib), opakowanie 56 szt. a 5 mg, tabletki powlekane (kod GTIN:
05907636977100),
e Xeljanz (tofacytynib), 240 ml a 1 mg/ml, roztwér doustny (kod GTIN: 05415062388723),

w ramach proponowanego programu lekowego B.33 ,Leczenie chorych z aktywng postacig reumatoi-
dalnego zapalenia stawdw i mtodzienczego idiopatycznego zapalenia stawow (ICD-10: M0O5, MOQ6,

MO08)”. Szczegdtowe zapisy projektu programu lekowego przedstawiono w APD Xeljanz 2023.

Analize wptywu na budzet uzupetniono o analize aspektéw etycznych, spotecznych, prawnych i organi-

zacyjnych wynikajgcych z decyzji dotyczacej finansowania leku Xeljanz ze srodkéw publicznych.

2 Metodyka

Analiza wptywu na budzet sktada sie z nastepujacych etapow:

e okreslenie liczebnosci populacji docelowej, tj. liczby pacjentdw kwalifikujgcych sie do stosowa-
nia wnioskowanej interwencji,

e okreslenie sytuacji rynkowej w zakresie technologii medycznych stosowanych we wnioskowa-
nym wskazaniu, tj. udziatdw mierzonych odsetkiem liczby chorych leczonych dang technologig
medyczng, w dwdch alternatywnych scenariuszach: istniejgcym (bedgcym przedtuzeniem stanu
obecnego, w ktorym terapia tofacytynibem nie jest refundowana) oraz nowym (stan po wpro-

wadzeniu refundacji terapii tofacytynibem w ramach programu lekowego),

w leczeniu aktywnej postaci mtodziericzego idiopatycznego zapalenia stawdw oraz
Xeljanz (tofacytynib) mtodzienczego tuszczycowego zapalenia stawdw u pacjentow w wieku 2 lat i starszych,
u ktérych wystgpita niewystarczajgca odpowiedz na wczesniejsze leczenie LMPCh
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e ustalenie kosztéw jednostkowych technologii medycznych stosowanych we wnioskowanym
wskazaniu,

e wyznaczenie prognozy rocznych kosztéw ptatnika publicznego dla scenariuszy istniejgcego i no-
wego; prognozowane roczne koszty zostaty przedstawione oddzielnie dla kazdego roku hory-
zontu czasowego,

e wyznaczenie prognozy inkrementalnych wydatkdow ptatnika wynikajacych z realizacji scenariu-
sza nowego, z wyszczegdlnieniem sktadowej kosztu stanowigcej kwote refundacji produktu lecz-
niczego Xeljanz, dla kazdego roku horyzontu czasowego analizy obliczono réznice pomiedzy
kosztem wynikajgcym z realizacji scenariusza nowego i kosztem realizacji scenariusza istniejg-

cego.
Analiza zostata przeprowadzona zgodnie z nastepujgcymi wytycznymi przeprowadzania analiz HTA:

e Rozporzadzenie Ministra Zdrowia z dnia 8 stycznia 2021 r. w sprawie minimalnych wymagan,
jakie muszg spetniac¢ analizy uwzglednione we wnioskach o objecie refundacjg i ustalenie urze-
dowej ceny zbytu, o objecie refundacjg i ustalenie urzedowej ceny zbytu technologii lekowej
o wysokiej wartosci klinicznej oraz o podwyzszenie urzedowej ceny zbytu leku, srodka spozyw-
czego specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobu medycznego, ktore nie majg odpo-
wiednika refundowanego w danym wskazaniu (MZ 08/01/2021),

e Wytyczne Oceny Technologii Medycznych (AOTMIT 2016).

Obliczenia wykonano w arkuszu kalkulacyjnym programu Microsoft® Office Excel®. Dla zwiekszenia
przejrzystosci opisu, w niniejszym dokumencie wyniki (liczebno$¢ populacji, udziaty, wydatki catkowite)
zostaty przedstawione w postaci wartosci zaokraglonych, podczas gdy w arkuszu kalkulacyjnym wartosci

nie byty zaokraglane.

Analize wptywu na budzet przeprowadzono w trzech alternatywnych wariantach: podstawowym (naj-
bardziej prawdopodobnym), minimalnym i maksymalnym. Zgodnie z wytycznymi AOTMIT 2016, alter-
natywne warianty skonstruowano w oparciu o czynniki, ktére majg najwiekszy wptyw na stosowanie

ocenianej technologii (m.in. tempo penetracji rynkowej wnioskowanej technologii).

2.1 Poréwnywane scenariusze

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

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

w leczeniu aktywnej postaci mtodziericzego idiopatycznego zapalenia stawdw oraz
Xeljanz (tofacytynib) mtodzienczego tuszczycowego zapalenia stawdw u pacjentow w wieku 2 lat i starszych,
u ktérych wystgpita niewystarczajgca odpowiedz na wczesniejsze leczenie LMPCh
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Scenariusz istniejgcy obrazuje stan aktualny (obecnie obowigzujgcy status refundacyjny), w ktérym pro-
dukt leczniczy Xeljanz nie jest finansowany ze srodkéw publicznych w rozwazanym wskazaniu do lecze-
nia pacjentow z mtodzienczym idiopatycznym zapaleniem stawdw oraz mtodzienczym tuszczycowym
zapaleniem stawodw, jest natomiast refundowany w innych wskazaniach, tj. w leczeniu aktywnej postaci
reumatoidalnego zapalenia stawow (program lekowy B.33), leczeniu aktywnej postaci tuszczycowego
zapalenia stawdw (program lekowy B.35), leczeniu zesztywniajgcego zapalenia stawdw kregostupa (pro-
gram lekowy B.36) oraz w leczeniu pacjentdéw z wrzodziejgcym zapaleniem jelita grubego (program le-

kowy B.55) (MZ 30/08/2023), jednakze przedstawione wskazania nie sg przedmiotem niniejszej analizy.

Scenariusz nowy odpowiada sytuacji, w ktérej minister wtasciwy do spraw zdrowia wyda pozytywna de-
cyzje o finansowaniu ze srodkdw publicznych terapii tofacytynibem we wnioskowanym wskazaniu (MIZS
i mtZS), tj. w ramach istniejgcego programu lekowego ,Leczenie chorych z aktywng postacig reumatoi-
dalnego zapalenia stawdéw i mtodzienczego idiopatycznego zapalenia stawdw (ICD-10: MO5, MO6,
MO08)”. Przyjeto, ze pozytywna decyzja ministra zdrowia zacznie obowigzywac od dnia 1 stycznia
2025 roku. Wprowadzenie refundacji produktu leczniczego Xeljanz spowoduje zmiany w udziatach po-
szczegdlnych technologii medycznych, wynikajgce z zastgpienia przez terapie tofacytynibem technologii

opcjonalnych aktualnie stosowanych w rozwazanym wskazaniu.

2.2 Aktualny sposob finansowania produktu leczniczego Xeljanz oraz
wnioskowane warunki objecia refundacjg

Aktualnie produkt leczniczy Xeljanz jest finansowany ze $rodkdéw publicznych w ramach programoéw le-
kowych: ,B.33 Leczenie chorych z aktywng postacig reumatoidalnego zapalenia stawdéw i mtodzieiczego
idiopatycznego zapalenia stawéw (ICD-10: M0O5, M06, M08)”, ,,B.35 Leczenie chorych z aktywng posta-
cig tuszczycowego zapalenia stawow (£ZS) (ICD-10 L 40.5, M 07.1, M 07.2, M 07.3)”, B.36 ,Leczenie
chorych z aktywng postacig zesztywniajgcego zapalenia stawéw kregostupa (ZZSK) (ICD-10: M45)” oraz
,B.55 Leczenie pacjentdw z wrzodziejgcym zapaleniem jelita grubego (WZJG) (ICD-10: K51)”,
(MZ 30/08/2023). Warunki refundacji zgodne z przedstawionymi w Obwieszczeniu Ministra Zdrowia za-
mieszczono w ponizszej tabeli. Refundacja tofacytynibu w ramach opisanych programow lekowych od-
bywa sie od wrzesnia 2020 roku dla programéw B.35 i B.55, od wrzesnia 2019 roku dla programu B.33
oraz od lipca 2023 roku dla programu B.36.

w leczeniu aktywnej postaci mtodziericzego idiopatycznego zapalenia stawdw oraz
Xeljanz (tofacytynib) mtodzienczego tuszczycowego zapalenia stawdw u pacjentow w wieku 2 lat i starszych,
u ktérych wystgpita niewystarczajgca odpowiedz na wczesniejsze leczenie LMPCh
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Tabela 1. Aktualne warunki refundacji leku Xeljanz.

Doptata $wiadcze-

Nazwa i zawarto$é Urzedowa Cena hurtowa Wysokos$¢ limitu fi-  — ", .
. Kod GTIN . niobiorcy (poziom
opakowania cena zbytu brutto nansowania -
odptatnosci)
Xeljanz, tabletki po- 11 569345500 5 832,00 2t 6 123,60 zt 6 123,60 zt 0,00zt
wlekane, 10 mg (bezptatny)
Xeljanz, tabletki po- 1o q07636977100 2 743,202t 2 880,36 2t 2.880,36 2t 0,00zt
wlekane, 5 mg (bezptatny)

Whnioskowane jest rozszerzenie finansowania produktu leczniczego Xeljanz w postaci tabletek powleka-
nych 5 mg o zastosowanie w leczeniu aktywnej postaci mtodziefczego idiopatycznego zapalenia stawéw
oraz mtodzienczego tuszczycowego zapalenia stawdw. Ponadto wnioskuje sie o rozpoczecie refundac;ji
produktu leczniczego Xeljanz w postaci roztworu do podania doustnego o stezeniu 1 mg/ml. W zwigzku
z zaktadang refundacjg leku Xeljanz w ramach programu lekowego, przyjeto, ze bedzie on wydawany

$wiadczeniobiorcom bezpfatnie.
Whnioskowane warunki refundacji produktu leczniczego Xeljanz przedstawiono w kolejnej tabeli.

Tabela 2. Wnioskowane ceny urzedowe produktu leczniczego Xeljanz.
Cena zbytu Urzedowa cena Cena hurtowa Limit

Pl ey netto [z1] zbytu [21] brutto [z1] finansowania [z1]

Xeljanz tabletki powlekane,
56 tab.a5mg

I I I I
Xeljanz roztwér doustny, I I [ [ ]

240 mla1mg/1ml

Whnioskowane warunki objecia refundacja we wskazaniu do leczenia aktywnej postaci mtodziericzego
idiopatycznego zapalenia stawdw oraz mtodziericzego tuszczycowego zapalenia stawdw obejmujg in-

strument dzielenia ryzyka, |

(szczegodty: zob. Tabela 3).

Tabela 3. Wnioskowane warunki objecia refundacjg produktu leczniczego Xeljanz (tofacytynib) we
wskazaniu do leczenia mtodzienczego idiopatycznego zapalenia stawow i mtodziericzego
tuszczycowego zapalenia stawdw.

Warunek refundacji Opakowania jednostkowe
Nazwa handlowa Xeljanz
Substancja czynna tofacytynib
Dawka 5mg 1 mg/1 ml
Postac farmaceutyczna tabletka powlekana roztwér doustny
Zawarto$¢ opakowania jednostkowego 5 mg, 56 szt. 240 ml
Kategoria dostepnosci refundacyjnej w ramach programu lekowego

w leczeniu aktywnej postaci mtodziericzego idiopatycznego zapalenia stawdw oraz
Xeljanz (tofacytynib) mtodzienczego tuszczycowego zapalenia stawow u pacjentow w wieku 2 lat i starszych,
u ktérych wystgpita niewystarczajgca odpowiedz na wczesniejsze leczenie LMPCh
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Warunek refundacji Opakowania jednostkowe

Cena zbytu netto?)

Urzedowa cena zbytu?

Cena hurtowa3

Grupa limitowa? 1193.0, Tofacytynib
Podstawa limitu Tak Nie
DDD®) 10,0 mg 10,0 mg
Liczba DDD w opakowaniu 28,00 24,00

Cena hurtowa / DDD - -
Wysokos¢ limitu finansowania _ _
Poziom odptatnosci Bezptatny Bezptatny

Dopfata swiadczeniobiorcy (pacjenta) 0,00 zt 0,00 zt

Kwota refundacji ptatnika publicznego za _ _

Swiadczenia zdrowotne

Koszt dziennej terapii® [

Whnioskodawca zobowigzuje sie do zapewnienia, iz Swiadczeniodawca, o ktorym

mowa w art. 9 ustawy o refundacji, nabywajacy lek Xeljanz, w ramach udzielania

Swiadczen gwarantowanych, o ktérych mowa w art. 15 ust. 2 pkt 15 ustawy z dnia

Instrument podziatu ryzyka 27 sierpnia 2004 r. o swiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkow
(RSS, ang. risk sharing scheme) publicznych (Dz. U. z 2016 r., poz. 1793, z pdZniejszymi zmianami),

D Whnioskowana urzedowa cena zbytu pomniejszona o podatek VAT naliczony od ceny zbytu netto.
2 Whnioskowana urzedowa cena zbytu.

3) Urzedowa cena zbytu powiekszona o marze hurtowg (5% od urzedowej ceny zbytu).

4 Istniejgca grupa limitowa obejmujgca tofacytynib.

5) Wg WHO.

6 Wedtug ceny zbytu netto.

Jednoczesdnie zaktada sie utrzymanie pozostatych, obecnie obowigzujgcych warunkéw refundacji,

w szczegdlnosci cen urzedowych, grupy limitowej i podstawy limitu oraz poziomu odptatnosci.

2.3 Perspektywa analizy

Ze wzgledu na znikomy udziat wspdtptacenia ze strony pacjentéw w analizowanym procesie terapeu-
tycznym, wyniki analizy zaprezentowano wytgcznie z perspektywy ptatnika publicznego (PPP), czyli per-
spektywy ekonomicznej podmiotu zobowigzanego do finansowania Swiadczen ze srodkdéw publicznych
(Narodowy Fundusz Zdrowia) (AOTMIT 2016). Przyjeta perspektywa jest réowniez zgodna z perspektywa

przeprowadzonej réwnolegle analizy ekonomicznej (AE Xeljanz 2023).

w leczeniu aktywnej postaci mtodziericzego idiopatycznego zapalenia stawdw oraz
Xeljanz (tofacytynib) mtodzienczego tuszczycowego zapalenia stawow u pacjentow w wieku 2 lat i starszych,
u ktérych wystgpita niewystarczajgca odpowiedz na wczesniejsze leczenie LMPCh
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2.4 Horyzont czasowy

W analizie przyjeto 2-letni horyzont czasowy, zaktadajac, ze wnioskowany program lekowy bedzie objety
refundacjg od poczatku 2025 roku. Horyzont analizy obejmuje zatem przedziat czasowy od 1 stycznia

2025 r. do 31 grudnia 2026 .

W zapisach Rozporzgdzenia Ministra Zdrowia w sprawie minimalnych wymagan, jakie muszg spetniac
analizy uwzglednione we wnioskach refundacyjnych wymagan minimalnych, horyzont czasowy witasciwy
dla analizy wptywu na budzet zdefiniowany zostat jako perspektywa czasowa, w ktdrej szacowane sg
wydatki podmiotu zobowigzanego do finansowania Swiadczen ze Srodkdw publicznych, zwigzane ze sto-
sowaniem wnioskowanej technologii (MZ 08/01/2021). Horyzont czasowy powinien objgé¢ przewidy-
wany przedziat czasu wystarczajacy do ustalenia rownowagi na rynku, przy czym horyzont nie powinien
by¢ krétszy niz 2 lata od zajscia zmiany wynikajgcej z wydania pozytywnej decyzji o finansowaniu wnio-

skowanej interwenciji.

Podobnie, wytyczne oceny technologii medycznych zalecajg w analizie wptywu na budzet przyjecie prze-
dziatu czasu wystarczajgcego do ustalenia rownowagi na rynku, tj. do osiggniecia docelowej stabilnej
wielkosci sprzedazy badz liczby leczonych pacjentow lub przedziat czasu obejmujacy co najmniej pierw-
sze 2 lata (tj. 24 miesigce) od daty wprowadzenia finansowania danej technologii medycznej ze srodkéow

publicznych (AOTMIT 2016).

Dtugo$é cyklu obliczeniowego ustalono na 1 tydzien (1/52 czes¢ roku). Cykl o tej dtugosci pozwala na
precyzyjne oszacowanie wydatkéw ptatnika ponoszonych w pierwszych latach refundacji, w ktérych

oceniana interwencja wchodzi na rynek i stopniowo przejmuje udziaty od obecnego standardu leczenia.

3 Populacja docelowa

Oszacowania liczebnosci populacji docelowej oraz pacjentéw wigczanych na terapie tofacytynibem
przeprowadzono w przedziale czasowym dfuzszym, niz przyjety horyzont czasowy, aby mozliwa byta
precyzyjna analiza prognostyczna sytuacji refundacyjnej w ramach programu lekowego B.33. i mozliwo-
$ci wnioskowania na jej podstawie. Niemniej jednak, zgodnie z argumentacjg przedstawiong w Roz-
dziale 2.4, prezentacje wynikow analizy wptywu na budzet ograniczono do pierwszych 2 lat od przewi-

dywanego rozpoczecia refundacji leku Xeljanz.

w leczeniu aktywnej postaci mtodziericzego idiopatycznego zapalenia stawdw oraz
Xeljanz (tofacytynib) mtodzienczego tuszczycowego zapalenia stawdw u pacjentow w wieku 2 lat i starszych,
u ktérych wystgpita niewystarczajgca odpowiedz na wczesniejsze leczenie LMPCh
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3.1 Oszacowanie populacji docelowe;j

Zgodnie z aktualnym Obwieszczeniem Ministra Zdrowia, chorzy z mtodziericzym idiopatycznym zapale-
niem stawdw oraz mtodzieficzym tuszczycowym zapaleniem stawdw mogg otrzymywac aktywne lecze-
nie refundowane w Polsce w ramach programu lekowego B.33 , Leczenie aktywnej postaci reumatoidal-
nego zapalenia stawdw i mtodzienczego idiopatycznego zapalenia stawéw (ICD-10:M05, M06, M08)”.
Pacjenci chorzy na MIZS o poczatku wielostawowym lub nielicznostawowym mogg otrzymywac terapie
adalimumabem, etanerceptem badz tocilizumabem. Z kolei u pacjentdw z rozpoznanym mtZS od 1 lipca
2023 r. mozliwe jest zastosowanie leczenia sekukinumabem (MZ 30/08/2023). Pacjenci leczeni z po-

wodu MIZS muszg spetniaé nastepujgce kryteria wspdlne dla ADA, ETA i TOC:

a) wielostawowej postaci mtodziefnczego idiopatycznego zapalenia stawow (MIZS) z co najmniej
5 obrzeknietymi stawami i co najmniej 3 stawami o ograniczonej ruchomosci oraz bolesnoscig,
przyspieszonym powyzej normy OB. lub CRP i oceng przez lekarza aktywnosci choroby na co
najmniej 4 w 10-punktowej skali, mimo leczenia dwoma, wymienionymi w programie lekami
modyfikujgcymi przebieg choroby/lekami immunosupresyjnymi w obowigzujgcych dawkach

(w tym metotreksatem) przez minimum 3 miesigce kazdym albo

b) nielicznostawowej postaci MIZS, rozszerzajacej sie i przetrwatej ponad 6 miesiecy, przy wyste-
pujacych czynnikach ztej prognozy (wg ACR) i z obecnoscig co najmniej 2 stawdw obrzeknietych
lub z ograniczong ruchomoscia i bolesnoscig i oceng przez lekarza aktywnosci choroby na co
najmniej 5 w 10-punktowej skali z towarzyszacym bdlem, tkliwoscig lub obiema tymi cechami,
mimo leczenia dwoma, wymienionymi w programie lekami modyfikujgcymi przebieg cho-
roby/lekami immunosupresyjnymi w obowigzujgcych dawkach (w tym metotreksatem) przez

minimum 3 miesigce kazdym albo

¢) MIZS z dominujgcym zapaleniem btony naczyniowej oka niepoddajgcym sie leczeniu dwoma,
wymienionymi w programie lekami modyfikujgcymi przebieg choroby/lekami immunosupresyj-
nymi w obowigzujgcych dawkach (w tym metotreksatem) przez minimum 3 miesigce kazdym,

niezaleznie od ilosci zajetych stawdw,
natomiast do terapii sekukinumabem konieczne jest spetnienie ponizszych kryteriow kwalifikacji:

a) mtodzienczego tuszczycowego zapalenia stawdw zgodnie z kryteriami ILAR z obecnoscig co naj-

mniej 3 stawdw obrzeknietych lub z ograniczong ruchomoscig i tkliwoscig oraz co najmniej jed-

w leczeniu aktywnej postaci mtodziericzego idiopatycznego zapalenia stawdw oraz
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nego aktywnego (lub w wywiadzie) zapalenia przyczepow Sciegnistych lub z aktywnym zapale-
niem stawoéw krzyzowo-biodrowych u pacjentéw z nietolerancjg lub niezadowalajgcg odpowie-
dzig na co najmniej jeden niesteroidowy lek przeciwzapalny stosowany w maksymalnej reko-
mendowanej lub tolerowanej przez chorego dawce przez okres jednego miesigca, chyba, ze wy-
stepujg przeciwwskazania do jego stosowania oraz nietolerancjg lub niezadowalajaca odpowie-
dzig na co najmniej jeden lek modyfikujgcy przebieg choroby stosowany w maksymalnej reko-
mendowanej lub tolerowanej przez chorego dawce przez okres dwdch miesiecy, chyba, ze wy-

stepuja przeciwwskazania do jego stosowania albo

b) zapalenia stawdw z zapaleniem przyczepdw Sciegnistych zgodnie z kryteriami ILAR z obecnoscia
co najmniej 3 stawdéw obrzeknietych lub z ograniczong ruchomoscia i tkliwos$cig oraz co najmniej
jednego aktywnego (lub w wywiadzie) zapalenia przyczepdw Sciegnistych lub z aktywnym zapa-
leniem stawéw krzyzowo-biodrowych u pacjentéw z nietolerancjg lub niezadowalajgcg odpo-
wiedzig na co najmniej jeden niesteroidowy lek przeciwzapalny stosowany w maksymalnej re-
komendowanej lub tolerowanej przez chorego dawce przez okres jednego miesigca, chyba, ze
wystepujg przeciwwskazania do jego stosowania oraz nietolerancjg lub niezadowalajgcg odpo-
wiedzig na co najmniej jeden lek modyfikujacy przebieg choroby stosowany w maksymalnej
rekomendowanej lub tolerowanej przez chorego dawce przez okres dwdch miesiecy, chyba, ze

wystepuja przeciwwskazania do jego stosowania.

Przedstawione kryteria w wiekszosci sg analogiczne do kryteriéw zawartych w proponowanym projekcie
programu lekowego B.33 obowigzujgcego w przypadku wydania pozytywnej decyzji o refundacji pro-
duktu leczniczego Xeljanz (APD Xeljanz 2023). Gtdwna rdznice stanowi kryterium obecnosci formy prze-
trwatej mtodzienczego idiopatycznego zapalenia stawdéw o postaci nielicznostawowej, co skutkuje za-
wezeniem populacji pacjentéw z nielicznostawowym MIZS do postaci rozszerzajgcej sie oraz brak wska-

zania dla tofacytynibu w leczeniu pacjentéw z MIZS z dominujgcym zapaleniem btony naczyniowej oka.

Dodatkowym kryterium réznigcym poszczegdlne terapie jest kryterium wiekowe (TOF, ADA i TOC stoso-
wane od 2. roku zycia, ETA od 4. roku zycia, SEK od 6. roku zycia). W badaniu rejestracyjnym JIA-/ sposrod
225 pacjentdw wiaczonych do badania, 10% stanowili pacjenci w przedziale wiekowym od 1 do 6 lat,
przy czym w populacji pacjentdow z mtZS wszyscy pacjenci byli w wieku powyzej 6 lat. Réwniez zgodnie
z danymi statystycznymi NFZ za 2022 r. w ramach programu lekowego B.33 byto leczonych 174 pacjen-
téw w wieku 1-6 lat sposrdd 1 185 pacjentdw w wieku ponizej 18 lat. Biorgc pod uwage, ze rozbieznosé

w kryterium wiekowym dotyczy dwdéch substancji czynnych oraz fakt, ze pacjenci w wieku ponizej 6 lat

w leczeniu aktywnej postaci mtodziericzego idiopatycznego zapalenia stawdw oraz
Xeljanz (tofacytynib) mtodzienczego tuszczycowego zapalenia stawdw u pacjentow w wieku 2 lat i starszych,
u ktérych wystgpita niewystarczajgca odpowiedz na wczesniejsze leczenie LMPCh
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stanowig niewielki odsetek wszystkich pacjentéw, postanowiono konserwatywnie przeprowadzi¢ osza-

cowanie bez zréznicowania ze wzgledu na wiek wtgczenia do poszczegdlnych terapii.

Powyzsze kryteria nie okreslajg kolejnosci stosowania po sobie poszczegdlnych terapii oraz nie ograni-
czaja liczby zastosowanych linii leczenia. Oznacza to, ze obecnie refundowane leki mogg by¢ stosowane
po sobie w ramach kolejnych linii leczenia. Tofacytynib bedzie stanowit rozszerzenie opcji terapeutycz-
nych dla obecnie stosowanych schematéw leczenia. Z tego wzgledu zasadnym jest przyjecie zatozenia,
ze rozpoczecie jego refundacji nie spowoduje zwiekszenia liczby pacjentow leczonych w ramach istnie-

jacego programu lekowego.

Z powyzszych rozwazan wynika, ze leczenie tofacytynibem bedg mogli otrzymac zaréwno nowo wtgczeni
pacjenci z MIZS i mtZS jak i pacjenci aktualnie leczeni w ramach programu B.33. Z tego wzgledu wydaje
sie, iz w oszacowaniu liczebnosci populacji docelowej lepszym podejsciem moze by¢ zbadanie populacji
wystepujgcej, interpretowanej w kategoriach chorobowosci, zamiast typowej oceny populacji ,,wcho-
dzacej” (zapadalnosé). Zidentyfikowano dwa zrodta danych pozwalajgce na oszacowanie liczby pacjen-
téw otrzymujgcych leczenie w programie B.33., w miesiecznych przedziatach czasowych. Pierwszym

z nich sg dane publikowane na portalu Statystyki NFZ (https.//statystyki.nfz.qov.pl), dostepne dla prze-

dziatu czasowego styczen 2017-grudzien 2022, z doktadnoscig do 1 miesigca.

Drugim sg protokoty z odbywajgcych sie w przyblizeniu w odstepach miesiecznych posiedzen Zespotu
Koordynacyjnego do Spraw Leczenia Biologicznego w Chorobach Reumatycznych (ZKSLB), powotywa-
nego przez Prezesa Narodowego Funduszu Zdrowia. Zespdt ten decyduje o akceptacji chorych do pro-

gramu B.33. za posrednictwem aplikacji SMPT i publikuje na stronach NFZ (https.//www.nfz.qov.pl) pro-

tokoty, w ktérych znajduja sie informacje m.in. na temat liczebnosci pacjentow z MIZS w tym programie.

W protokofach zawarta jest informacja o pacjentach:

e ktdrzy znajduja sie w programie,
e U ktérych stwierdzono remisje choroby,
e  ktdrzy majg status ,,zawieszonych”,

e ktorzy zakonczyli leczenie.

Po odliczeniu od tgcznej liczby objetych programem, pacjentéw w remisji, zawieszonych i tych, ktérzy
zakonczyli leczenie, otrzymuje sie liczby pacjentéw aktywnie leczonych, co mozna interpretowac, ze
w danym okresie sprawozdawczym albo dostali dawke jednego z lekéw, albo sg w okresie pomiedzy

planowanymi dawkami (co moze zawyzaé rzeczywistg liczbe podan niektorych lekow). Podobnie jak

w leczeniu aktywnej postaci mtodziericzego idiopatycznego zapalenia stawdw oraz
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dane z portalu Statystyki NFZ, dane z protokotéw ZKSLB obejmujg pacjentdw nowo rozpoczynajgcych
leczenie, ale tez bedacych w trakcie i korczgcych leczenie, dlatego réwniez pozwalajg na prognozowanie
liczby pacjentdw z MIZS otrzymujacych leki z programu B.33. w przedziatach miesiecznych. Ich dodat-
kowa zaletg jest to, ze obejmujg znacznie dtuzszy przedziat czasowy, niz dane z portalu Statystyki NFZ —

lata 2014-2023. Protokoty ZKSLB nie pozwalajg jednak na wyrdznienie poszczegdlnych lekdw.

3.1.1 Mtodziencze idiopatyczne zapalenie stawow

Dane z portalu Statystyki NFZ

Dane statystyczne NFZ raportujg o liczbie pacjentdw leczonych w ramach danego programu lekowego
z mozliwoscig wyszczegdlnienia liczby pacjentdw leczonych poszczegdlnymi terapiami. Na potrzeby
oszacowania populacji wykorzystano miesieczne dane z okresu od stycznia 2017 r. do grudnia 2022 r.
o liczbie pacjentéw leczonych adalimumabem, tocilizumabem i etanerceptem (leki stosowane w lecze-
niu MIZS refundowane w programie B.33 w przyjetym okresie czasu) w dwdéch przedziatach wiekowych:
1-6 lat oraz 6-17 lat. Szczegdtowe dane przedstawiono w Zatgczniku 12.3, natomiast w ponizszej tabeli
przedstawiono obliczone Srednioroczne liczby pacjento-terapii skumulowane dla obu grup wiekowych

leczonych w ramach programu B.33.

Tabela 4. Srednia liczba pacjento-terapii ADA, ETA i TOC i.v. — statystyki NFZ, pacjenci w wieku 1-17 lat.

Rok ADA ETA TOC i.v. Suma
2017 221 282 101 604
2018 295 278 156 729
2019 416 259 192 867
2020 492 242 193 927
2021 630 239 169 1038
2022 797 233 186 1216

Na ponizszym wykresie przedstawiono pacjento-terapie dla adalimumabu, etanerceptu i tocilizumabu

w miesiecznych przedziatach w okresie od stycznia 2017 r. do grudnia 2022 r.

w leczeniu aktywnej postaci mtodziericzego idiopatycznego zapalenia stawdw oraz
Xeljanz (tofacytynib) mtodzienczego tuszczycowego zapalenia stawdw u pacjentow w wieku 2 lat i starszych,
u ktérych wystgpita niewystarczajgca odpowiedz na wczesniejsze leczenie LMPCh
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Wykres 1. Sredniomiesieczne liczby pacjentoterapii w programie lekowym B.33 (statystyki NFZ).
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Do przedstawionych danych niezaleznie dopasowano modele regresji z wykorzystaniem funkcji logaryt-
micznych: ADA = 6 873 * In(data) - 73 080; ETA =- 4 088 * In (data) + 44 136; TOC = 959 * In(data) -
10 144. Na podstawie uzyskanych krzywych ekstrapolowano dane dla okresu od stycznia 2023 roku do
grudnia 2028 roku. Wyniki oszacowania przedstawiono na kolejnym wykresie, natomiast w formie ta-

belarycznej przedstawiono Srednioroczne liczby pacjento-terapii.

Wykres 2. Sredniomiesieczne liczby pacjento-terapii — ekstrapolacja danych na lata 2023-2028 (staty-
styki NFZ).
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Tabela 5. Srednioroczne liczby pacjentoterapii dla ADA, ETA, TOC — ekstrapolacja danych statystycz-

nych NFZ.

Rok ADA ETA TOC tacznie
2023 306 80 130 516
2024 335 65 138 538
2025 364 51 145 559
2026 392 36 153 581
2027 421 22 160 602
2028 449 7 167 624

Uzyskane wyniki dla poszczegdlnych terapii zsumowano przyjmujgc otrzymany wynik jako Srednig liczbe

pacjento-terapii w leczeniu MIZS.

Analizujgc raportowane dane statystyczne NFZ o kwocie refundacji poszczegdlnych substancji czynnych
stwierdzono, ze raportowane koszty lekowe sg wyzsze niz wynikajgce z obliczen na podstawie planowa-
nego dawkowania leku i oszacowanych kosztéw lekowych. Prawdopodobnej przyczyny nalezy upatry-
wac w sposobie rozliczania podania substancji czynnych w programie lekowym dla pacjentéw, gdzie
w wiekszosci przypadkdéw koszty rozliczane sg w ramach Swiadczenia porady ambulatoryjnej raz na 3
miesigce, przez co dane NFZ obarczone sg niepewnoscig. Podjeto prébe skorygowania danych NFZ ob-
liczajgc wspodtczynniki korygujace dla adalimumabu, etanerceptu oraz tocilizumabu na podstawie da-
nych o refundacji poszczegdlnych substancji czynnych w 2022 r. Kolejne etapy obliczen przedstawia Ta-

bela 6.

Tabela 6. Oszacowanie korekty liczby pacjentdw pozostajgcych na leczeniu w programie B.33.

el P s e A Srednia liczba pacjentéw rozli- Sredni wazony  Planowany

Substancja czanych miesiecznie miesieczny koszt mie- Koszt NFZ vs
czynna koszt refunda- siecznejtera- planowy koszt
Wiek 1-6 lat  Wiek 7-17 lat  Wiek 1-6lat  Wiek 7-17 lat Gii* pii**
ADA 116 681 35 242 627 zt 330 zt 1,90
ETA 21 212 8 88 2312zt 624 zt 3,71
TOC 45 141 23 87 1386zt 1362zt 1,02

* koszt obliczony jako $rednia kosztow refundacji w poszczegdlnych miesigcach wazona liczbg pacjentoterapii

** na podstawie obliczen w AE Xeljanz 2023

Obliczone wspdtczynniki korygujgce odniesiono niezaleznie do wszystkich substancji czynnych, po czym
uzyskane liczby pacjentoterapii zsumowano uzyskujgc srednig liczbe pacjentoterapii pacjentow z MIZS
z postacig nielicznostawowg lub wielostawowg leczonych w ramach programu lekowego. Skorygowane

wyniki przedstawiono w kolejnej tabeli.

w leczeniu aktywnej postaci mtodziericzego idiopatycznego zapalenia stawdw oraz
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Tabela 7. Srednioroczne liczby pacjentoterapii dla ADA, ETA, TOC — ekstrapolacja danych statystycz-
nych NFZ, z uwzglednieniem korekty.

Rok ADA ETA TOC tacznie
2023 581 297 132 1010
2024 637 242 140 1019
2025 692 188 148 1027
2026 746 134 155 1035
2027 800 80 163 1044
2028 854 27 170 1052

Dane z protokotéw ZKSLB

Petne dane zebrane z protokotéw ZKSLB przedstawiono w Zataczniku (Rozdziat 12.2), natomiast ponizej

zobrazowano je w formie graficznej na wykresie.

Wykres 3. Dane z protokotéw ZKSLB dotyczgce pacjentéw z MIZS.
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Powyzszy wykres obrazuje ciggty przyrost liczby pacjentéw objetych programem B.33., w tym aktywnie
leczonych z wykorzystaniem terapii dostepnych w poszczegdlnych punktach czasowych. Przyrost liczby
chorych leczonych w programie widoczny jest w catym zakresie dostepnych danych (od 2014 roku), jed-
nakze wydaje sie, ze ulegt on niewielkiemu przyspieszeniu od 2018 roku. Z tego powodu, na potrzeby
prognozowania liczebnosci populacji docelowej dla tofacytynibu, wykorzystano wyzej omowione dane

z protokotéw ZKSLB (liczby pacjentéw aktywnie leczonych), poczawszy od poczatku 2018 roku, w celu

w leczeniu aktywnej postaci mtodzienczego idiopatycznego zapalenia stawdw oraz
Xeljanz (tofacytynib) mtodzienczego tuszczycowego zapalenia stawdw u pacjentow w wieku 2 lat i starszych,

u ktérych wystgpita niewystarczajgca odpowiedz na wczesniejsze leczenie LMPCh
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przeprowadzenia ich ekstrapolacji na drodze dopasowania funkcji trendu. W wyniku przeprowadzonych
obliczen (arkusz MS Excel 2019), ustalono, iz najlepszym dopasowaniem do historycznych danych cha-

rakteryzuje sie funkcja logarytmiczna.

W ponizszej tabeli zestawiono wartosci wykorzystane na potrzeby dopasowania linii trendu oraz warto-

Sci wynikowe, w rozbiciu na wartosci miesieczne w kolejnych latach.

Tabela 8. Liczby pacjentdw pozostajgcych na leczeniu w programie B.33. wg ZKSLB
2018 2019 2020 2021 2022 2023 2024 2025 2026 2027 2028

styczen 792 1066 1303 1483 1789 2121 2326 2576 2824 3069 3313

luty 814 1084 1321 1514 1813 2151 2 345 2595 2843 3088 3332
marzec 836 1108 - 1479 1840 2179 2 367 2616 2 864 3109 3353
kwiecien 858 1114 - 1571 1864 2211 2387 2637 2 884 3129 3373
maj 875 1139 - 1591 1912 2157 2409 2658 2905 3150 3394
czerwiec 894 1166 - - 1934 2178 2429 2678 2925 3170 3413

lipiec 937 1179 1391 1612 1958 2199 2450 2699 2946 3191 3434

sierpien - - - 1637 1982 2220 2472 2720 2967 3211 3455
wrzesien - 1216 1413 1709 2014 2241 2492 2 740 2987 3231 3474
pazdzier-

nik 1027 1242 1445 1727 2037 2262 2513 2761 3008 3252 3495

listopad 1041 1261 1452 1750 2067 2283 2534 2782 3028 3272 3515

grudzien 1056 1276 1474 1770 2107 2 304 2 555 2 803 3049 3293 3535

* wartos¢ obliczona na podstawie ostatniego dostepnego protokotu ZKSLB, przy czym dane z ostatnich 20 protokotdéw sg nie-
kompletne, a brakujace wartosci oszacowano na drodze ekstrapolacji liniowej danych od poczatku 2021 r.

Wartosci przedstawione powyzej oznaczajg liczby pacjentéw, ktérzy w danym miesigcu sg aktywnie le-
czeni jakimkolwiek lekiem z programu B.33. we wskazaniu leczenia MIZS — moga to by¢ pacjenci, ktérzy
w danym miesigcu rozpoczeli leczenie, sg w trakcie terapii rozpoczetej w poprzednich miesigcach, lub
w danym miesigcu koniczg terapie. Na podstawie powyzszych miesiecznych liczebnos$ci oszacowano

Srednioroczne liczby pacjentéw w programie B.33.

Tabela 9. Srednioroczne liczby pacjento-terapii w programie B.33.
2023 2024 2025 2026 2027 2028

2209 2 440 2 689 2936 3180 3424

w leczeniu aktywnej postaci mtodziericzego idiopatycznego zapalenia stawdw oraz
Xeljanz (tofacytynib) mtodzienczego tuszczycowego zapalenia stawdw u pacjentow w wieku 2 lat i starszych,
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Uzyskane wartosci wykorzystano w dalszych obliczeniach jako podstawowe prognozowane liczby pa-
cjentow leczonych w programie B.33. Przedstawione wartosci przyjeto zaréwno w scenariuszu istnieja-
cym, jak i scenariuszu nowym, zaktadajgc, ze wprowadzenie refundacji tofacytynibu nie zmieni wielkosci

populacji docelowej, facznie dla wszystkich lekow stosowanych w programie B.33.

Liczebnosé populacji z MIZS

W zwigzku z dostepnoscig dwdch réwnowaznych zrédet mozliwych do wykorzystania w celu oszacowa-
nia populacji docelowej pacjentéw chorych na MIZS do wstepnego oszacowania populacji obliczono
$rednig liczbe pacjento-terapii z ZKSLB oraz statystyk NFZ w kazdym miesigcu dla okresu czasu od 2022
r. do korica grudnia 2028 r. W ponizszej tabeli przedstawiono srednioroczne liczby pacjento-terapii cho-

rych na MIZS zastosowane do dalszych oszacowan.

Tabela 10. Srednioroczne liczby pacjento-terapii w programie B.33.
2023 2024 2025 2026 2027 2028

1610 1729 1858 1985 2112 2238

Liczebnos$¢ pacjentéw z rozszerzajagcym nielicznostawowym lub wielostawowym MIZS

Zgodnie z ChPL Xeljanz oraz proponowanymi zapisami do programu lekowego do terapii produktem
Xeljanz kwalifikowani bedg pacjenci z rozszerzajgcym nielicznostawowym lub wielostawowym MIZS. Do

okreslenia liczebnosci pacjentdw spetniajgcych wymienione kryterium wykorzystano w pierwszej kolej-

nosci dan |
I stk pacjentow z nielicznostawowym lub

wielostawowym MIZS wsérdd pacjentdw z mtodziericzym idiopatycznym zapaleniem stawdw. Obliczone

odsetki wraz z uzyskanymi wynikami przedstawiono w tabeli ponizej.

Tabela 11. Liczebnos$¢ populacji pacjentéw z nielicznostawowym lub wielostawowym MIZS.

Odsetek nielicznostawowego i wielosta-
Rok wowego MIZS wérdéd wszystkich pacjen-
téw z MIZS

MIZS wielostawowy lub nielicznosta-
wowy ($rednia liczba pacjentoterapii)

2023
2024
2025
2026

2027

2028

w leczeniu aktywnej postaci mtodziericzego idiopatycznego zapalenia stawdw oraz
Xeljanz (tofacytynib) mtodzienczego tuszczycowego zapalenia stawow u pacjentow w wieku 2 lat i starszych,
u ktérych wystgpita niewystarczajgca odpowiedz na wczesniejsze leczenie LMPCh
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Podane odsetki uwzgledniaty wszystkich pacjentéw z formg nielicznostawowa, zaréwno przetrwatg jak
i rozszerzajgca. Zgodnie z kryteriami wtgczenia do terapii tofacytynibem wtgczani bedg pacjenci wytgcz-
nie z rozszerzajaca forma nielicznostawowego MIZS. Do okreslenia liczebnosci pacjentéw, u ktérych wy-
stepuje forma poszerzajgca wykorzystano dane z badania Beukelman 2012. Jest to przekrojowe badanie
uwzgledniajgce 2 748 pacjentdw z MIZS z rejestru CARRA. Wsrdd wszystkich pacjentdw z rejestru,
u 1 002 stwierdzono wielostawowg posta¢ MIZS (tacznie z jak i bez czynnika reumatoidalnego), 724 pa-
cjentdw miato forme przetrwatg MIZS, natomiast postaé poszerzajgcg — 224 pacjentdéw. Oszacowano,
ze wsréd wszystkich pacjentdow z nielicznostawowym i wielostawowym MIZS, u 37,1% wystepuje forma
przetrwata nielicznostawowego MIZS (724/1 950 X 100% = 37,1%). Obliczony odsetek uwzgledniono

w obliczeniach oszacowania populacji docelowej. Uzyskane wyniki przedstawiono ponizej.

Tabela 12. Srednioroczne liczby pacjentéw pozostajacych na leczeniu w programie B.33.

2023 2024 2025 2026 2027 2028

Zgodnie z powyzszym w pierwszym roku przyjetego horyzontu czasowego liczba pacjentow leczonych

z powodu MIZS spetniajgcych kryteria kwalifikacji do terapii lekiem Xeljanz wynosi - w Roku 1 oraz

- w Roku 2.

3.1.2 Mtodziencze tuszczycowe zapalenie stawow

Populacja pacjentédw chorych na mtZS

Zgodnie z proponowanym programem lekowym leczenie tofacytynibem otrzymywac¢ moga pacjenci
z mtZS w wieku 2 lat i starsi. W polskim systemie zdrowia pacjenci z mtodzieficzym tuszczycowym zapa-
leniem stawdw mogg otrzymywac leczenie sekukinumabem. Ze wzgledu na krétki okres obecnosci leku
w programie lekowym B.33 (od lipca 2023 r.) nie sg dostepne Polskie dane umozliwiajgce okreslenie
stanu faktycznego liczebnosci pacjentéw leczonych w programie z powodu thS_
.|
.|
_ obliczono stosunek pacjentéw z mtZS

wzgledem pacjentdw chorych na MIZS, ktory przytozono do oszacowania liczebnosci wszystkich pacjen-

téw z MIZS (zob. Rozdziat 3.1.1). Uzyskane liczby pacjentow z mtZS przedstawia Tabela 13.

w leczeniu aktywnej postaci mtodziericzego idiopatycznego zapalenia stawdw oraz
Xeljanz (tofacytynib) mtodzienczego tuszczycowego zapalenia stawow u pacjentow w wieku 2 lat i starszych,
u ktérych wystgpita niewystarczajgca odpowiedz na wczesniejsze leczenie LMPCh
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Tabela 13. Liczebnos$¢ populacji pacjentéw chorych na mtZS.

2025 2026

Srednioroczna liczba pacjentoterapii
MIZS | |

Srednioroczna liczba pacjentoterapi
7S | |

Pacjenci aktywnie leczeni w ramach programu lekowego

Obecnie pacjenci chorzy na mtZS mogg otrzymywac leczenie sekukinumabem w ramach programu le-
kowego. Rozpoczecie refundacji rozpoczeto sie 1 lipca 2023 r., natomiast wczesniej nie byto dostepne

leczenie programowe. Do okreslenia liczebnosci pacjentéw otrzymujacych leczenia z powodu mtZS

w programie lekowym wykorzystano

_ Okreslono, ze w 2025 roku wérod wszystkich pacjentow z mtZS, leczenie

w ramach programu lekowego otrzyma -% pacjentow, natomiast w 2026 roku —-%. W ponizszej

tabeli przedstawiono podsumowanie oszacowania docelowe]j populacji pacjentéw z mtZS.

Tabela 14. Oszacowanie liczebnosci pacjentéw z mtZS leczonych w ramach programu lekowego B.33
2025 2026

Pacjenci z mtZS - -

odsetek pacjentdow leczonych w ramach programu lekowego, Rok 1: -%, Rok 2: -%

Pacjenci leczeni w ramach programu lekowego B.33 - -

Oszacowano, ze Srednioroczna liczba pacjento-terapii z powodu mtZS w programie lekowym bedzie wy-

nosita w pierwszych dwdch latach horyzontu czasowego kolejno - oraz -

3.1.3 Liczebnosc¢ populacji docelowej

W ponizszej tabeli podsumowano oszacowanie liczebnosci populacji docelowej pacjentdéw kwalifikuja-

cych sie do terapii produktem leczniczym Xeljanz z powodu MIZS oraz mtZS.

w leczeniu aktywnej postaci mtodziericzego idiopatycznego zapalenia stawdw oraz
Xeljanz (tofacytynib) mtodzienczego tuszczycowego zapalenia stawow u pacjentow w wieku 2 lat i starszych,
u ktérych wystgpita niewystarczajgca odpowiedz na wczesniejsze leczenie LMPCh
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Tabela 15. Oszacowanie populacji docelowej — pacjenci z MIZS i mtZS.
2025 2026
Mtodziericze idiopatyczne zapalenie stawow (MIZS)

Pacjenci z mtodzienczym idiopatycznym zapaleniem stawow 1858 1985

odsetek pacjentow z nielicznostawowym lub wielostawowym MIZS: -%

Pacjenci z postacig nielicznostawowag lub wielostawowg - -
odsetek pacjentow z postaciq wielostawowq i poszerzajgcq formgq nielicznostawowego MIZS: -%
Pacjenci bez postaci przetrwatej nielicznostawowego MIZS - -
Mtodziericze tuszczycowe zapalenie stawéw (mtZS)
Proporcja pacjentow z mtZS wzgledem pacjentow z MIZS, Rok 1: -:1, Rok 2: -:l
Pacjenci z mftodziericzym tuszczycowym zapaleniem stawdw - -
odsetek leczonych w ramach programu lekowego B.33, Rok 1: -%, Rok 2: -%

Pacjenci z mtZS leczeni w ramach programu lekowego - -

W pierwszym roku przyjetego horyzontu czasowego do terapii Xeljanz z powodu MIZS oraz mtZS kwali-

fikowac sie bedzie kolejno - [ - pacjentéw, natomiast w drugim roku —- i - pacjentow.

3.2 Oszacowanie rocznej liczebnosci populacji obejmujgcej wszystkich
pacjentow, u ktorych wnioskowana technologia moze byc¢ stoso-

wana

Zgodnie z zapisami Charakterystyki Produktu leczniczego produktu Xeljanz (ChPL Xeljanz) jest on wska-
zany do stosowania w leczeniu aktywnej postaci mtodzienczego idiopatycznego zapalenia stawéw [za-
palenia wielostawowego z czynnikiem reumatoidalnym (RF+) lub bez czynnika reumatoidalnego (RF-)
i rozszerzajgcego zapalenia nielicznostawowego] oraz mtodzienczego tuszczycowego zapalenia stawéw
(£ZS) u pacjentéw w wieku 2 lat i starszych, u ktérych wystgpita niewystarczajgca odpowiedz na wcze-
$niejsze leczenie DMARD. Wskazane to jest zgodne ze wskazaniem ujetym we wniosku o objecie refun-
dacjg w ramach programu lekowego (opis proponowanego programu lekowego zob. APD Xeljanz 2023).
W zwigzku z tym, liczebnos$é populacji obejmujgcej wszystkich chorych, u ktérych mozna zastosowad

produkt leczniczy Xeljanz, jest rowna liczebnosci populacji docelowej oszacowanej w Rozdziale 3.1.

w leczeniu aktywnej postaci mtodziericzego idiopatycznego zapalenia stawdw oraz
Xeljanz (tofacytynib) mtodzienczego tuszczycowego zapalenia stawow u pacjentow w wieku 2 lat i starszych,
u ktérych wystgpita niewystarczajgca odpowiedz na wczesniejsze leczenie LMPCh
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3.3 Oszacowanie rocznej liczebnosci populacji, w ktorej wniosko-
wana technologia jest obecnie stosowana

W chwili obecnej produkt Xeljanz nie jest refundowany w rozwazanym wskazaniu w Polsce (liczba cho-
rych z MIZS leczonych TOF jest rowna zero). Jest on jednak stosowany we wskazaniu do leczenia pacjen-
téw z aktywnag postacig reumatoidalnego zapalenia stawow, tuszczycowego zapalenia stawow, zesztyw-
niajgcego zapalenia stawow kregostupa oraz wrzodziejgcego zapalenia jelita grubego. Wg danych publi-
kowanych na portalu https.//statystyki.nfz.gov.pl, w 2022 r. leczenie TOF w programie B.33. otrzymato
532 pacjentdw, w programie B.35. 84 pacjentdw, natomiast w programie B.55. leczenie otrzymato 180
pacjentéw. Z uchwat Rady NFZ (Uchwata Nr 8/2023/1V) wynika, ze w 2022 roku tgcznie we wszystkich
programach tofacytynib otrzymato 795 oséb (531 — B.33., 84 — B.35., 180 — B.55.). Wymienione zrédta
nie obejmuja pacjentéw z ZZSK, poniewaz decyzja o refundacji w wymienionym wskazaniu obowigzuje
od 1 lipca 2023 r., jednakze ze wzgledu na krétki okres obowigzywania decyzji liczba pacjentéw leczo-

nych tofacytynibem nie powinno znaczgco wzrosngc.

3.4  Struktura udziatow w liczbie leczonych pacjentow

W kolejnych dwdch podrozdziatach omdéwiono oszacowanie struktury udziatéw poszczegdlnych opcji
terapeutycznych w dwadch poréwnywanych scenariuszach analizy: scenariuszu istniejgcym zaktadajgcym
brak refundacji tofacytynibu we wnioskowanym wskazaniu i przedtfuzenie aktualnie obowigzujacej prak-
tyki klinicznej oraz nowym, zgodnie z ktorym lek Xeljanz w opisanym wskazaniu otrzymuje pozytywna
decyzje refundacyina. | N RS
|

3.4.1 Scenariusz istniejgcy

Aktualnie w ramach programu lekowego B.33 , Leczenie chorych z aktywng postacig reumatoidalnego
zapalenia stawéw i mtodzienczego idiopatycznego zapalenia stawow (ICD-10: M05, M06, M08) w lecze-
niu MIZS i mtZS dostepne jest leczenie adalimumabem, etanerceptem, tocilizumabem i sekukinumabem
we wnioskowanym wskazaniu. _ okreslono udziaty substancji czyn-
nych obecnie stosowanych, niezaleznie dla populacji pacjentéw z MIZS oraz mtZS. Udziaty wymienio-

nych schematdw leczenia w scenariuszu aktualnym przedstawiono ponize;j.

w leczeniu aktywnej postaci mtodziericzego idiopatycznego zapalenia stawdw oraz
Xeljanz (tofacytynib) mtodzienczego tuszczycowego zapalenia stawow u pacjentow w wieku 2 lat i starszych,
u ktérych wystgpita niewystarczajgca odpowiedz na wczesniejsze leczenie LMPCh
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Tabela 16. Udziaty schematéw leczenia w scenariuszu istniejgcym

Schemat leczenia 2025 2026
Mizs
TOF 0% 0%
ADA [ ] [
ETA [ ] [
TOC [ ] [
mtZS
TOF 0% 0%
SEK 100% 100%

W kolejnej tabeli zestawiono $rednioroczne liczby pacjentoterapii wymienionymi lekami.

Tabela 17. Srednioroczna liczba rocznych pacjentoterapii — scenariusz istniejacy.

Schemat leczenia 2025 2026
MIZS
TOF 0 0
ADA B B
ETA B B
TOC [ | [ |
mtZS
TOF 0 0
SEK B B

Powyzsze oszacowania sg wtasciwe przy zatozeniu, ze wszyscy pacjenci spetniajacy kryteria kwalifikacji

do leczenia bedg otrzymywali jedynie wymienione terapie.

3.4.2 Scenariusz nowy

Rozpoczecie refundacji tofacytynibu od 1 stycznia 2025 roku spowoduje, ze bedzie on mdgt by¢ stoso-

wany u pacjentow z MIZS i mtZS na etapie dowolnej linii leczenia, zamiast obecnie refundowanych le-

kow. W scenariuszu nowym udziaty poszczegdélnych schematéw leczenia przyjeto _

_. Przyjete wartosci zebrano w kolejnej tabeli.

w leczeniu aktywnej postaci mtodziericzego idiopatycznego zapalenia stawdw oraz
Xeljanz (tofacytynib) mtodzienczego tuszczycowego zapalenia stawow u pacjentow w wieku 2 lat i starszych,
u ktérych wystgpita niewystarczajgca odpowiedz na wczesniejsze leczenie LMPCh
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Tabela 18. Udziaty schematdéw leczenia w scenariuszu nowym — wariant podstawowy.

Schemat leczenia Rok 1
MIZS

TOF [ ]

ADA [ ]

ETA [ ]

TOC [ ]

mtZS

TOF [ ]

SEK [ ]

W kolejnej tabeli zestawiono $rednioroczne liczby pacjento-terapii wymienionymi lekami.

Tabela 19. Srednia liczba rocznych pacjento-terapii — scenariusz nowy.

Schemat leczenia Rok 1
MIZS

TOF [ |

ADA B

ETA B

TOC [ |
mtZS

TOF [ |

SEK B

Rok 2

AESTIMO

W przypadku wydania pozytywnej decyzji o refundacji produktu leczniczego Xeljanz, $rednioroczna

liczba pacjento-terapii lekiem Xeljanz wyniesie w pierwszych dwdch latach kolejno . i -

Dodatkowo w ramach przeprowadzonej analizy uwzgledniono warianty skrajne — minimalny i maksy-

malny — polegajgce na zmianie udziatéw tofacytynibu w leczeniu MIZS oraz mtZS. Przyjete wartosci ze-

stawiono w tabeli ponizej.

Tabela 20. Udziaty TOF w scenariuszu nowym — wariant minimalny i maksymalny.

Wariant

Podstawowy
Minimalny

Maksymalny

Xeljanz (tofacytynib)

Rok 1

MIZS

Rok 2

w leczeniu aktywnej postaci mtodziericzego idiopatycznego zapalenia stawdw oraz
mtodzienczego tuszczycowego zapalenia stawow u pacjentdw w wieku 2 lat i starszych,
u ktérych wystgpita niewystarczajgca odpowiedz na wczesniejsze leczenie LMPCh
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Wariant Rok 1 Rok 2
mtZS

Podstawowy - -

Minimalny - -

Maksymalny I ]

4 Analiza kosztow

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

e Koszty lekowe terapii TOF oraz ADA, ETA, SEK i TOC,

e Koszt kwalifikacji chorego do programu lekowego,

e Koszty podania/wydania lekéw oraz diagnostyki i monitorowania leczenia,

e Koszty leczenia towarzyszgcego (metotreksat, sulfasalazyna, chlorochina, cyklosporyna A),

e Koszty leczenia dziatan niepozgdanych.

Nie uwzgledniono przy tym kosztéw ponoszonych przez pacjentéw, a takze kosztéw posrednich, co jest
zgodne z przyjetg w analizie wptywu na budzet perspektywa pfatnika publicznego. Dla uproszczenia,
podobnie jak w analizie ekonomicznej, pominieto takze koszty zwigzane ze stanem chorego wyrazonego
wg skali HAQ-DI, ktére nie powinny miec charakteru kosztow rdznigeych ze wzgledu na zblizong skutecz-
nos$¢ poréwnywanych terapii i krétki horyzont analizy wptywu na budzet. Koszty z kazdej uwzglednionej
kategorii zostaty obliczone przy zatozeniu planowego leczenia z udziatem poszczegdlnych lekéw w okre-
sie 24 miesiecy (dla uproszczenia obliczern postugiwano sie przedziatami tygodniowymi, tj. 24 mies.
=104 tygodnie). Nastepnie, obliczono sredni miesieczny koszt kazdej kategorii kosztow dla kazdego
z rozpatrywanych lekéw. Poniewaz zastosowane podejscie analityczne nie obejmuje $ledzenia pacjen-
téw rozpoczynajgcych terapie, a zamiast tego uwzglednia opracowane na podstawie danych NFZ mie-
sieczne liczby pacjentdow na poszczegdlnych terapiach MIZS (nie jest istotne na jakim etapie leczenia sg
chorzy w danym momencie: rozpoczynajacy, kontynuujacy, czy konczacy terapie), wiasciwe jest postu-
giwanie sie w obliczeniach wtasnie srednim miesiecznym kosztem leczenia, ktéry oddaje zréznicowanie

W zuzyciu zasobow miedzy pierwszym i kolejnymi latami terapii.

w leczeniu aktywnej postaci mtodziericzego idiopatycznego zapalenia stawdw oraz
Xeljanz (tofacytynib) mtodzienczego tuszczycowego zapalenia stawow u pacjentow w wieku 2 lat i starszych,
u ktérych wystgpita niewystarczajgca odpowiedz na wczesniejsze leczenie LMPCh
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4.1 Koszty lekéw

4.1.1 Koszty jednostkowe

Zatozenia dotyczace finansowania leku Xeljanz we wskazaniu do leczenia aktywne] postaci mtodzien-
czego idiopatycznego zapalenia stawdw oraz mtodzienczego tuszczycowego zapalenia stawéw przedsta-
wiono szczegdtowo w Rozdziale 2.2. Jesli chodzi o pozostate leki refundowane w programie B.33., ich
koszty jednostkowe oszacowano na podstawie dwdch Zrédet: danych NFZ podawanych w komunikatach
DGL dotyczacych sredniego kosztu rozliczenia wybranych substancji czynnych stosowanych w progra-
mach lekowych i chemioterapii (DGL 25/09/2023) — dla ADA i ETA, a takze portalu platformazaku-
powa.pl, na ktérym odnaleziono dokumentacje przetargowga dotyczgcg pozostatych lekdw. W ponizszej

tabeli zestawiono oszacowane koszty jednostkowe wszystkich ocenianych interwencji.

Tabela 21. Koszty jednostkowe ocenianych terapii.

Lek Cena jednostkowa [zt/mg] Zrédto
adalimumab 4,1923 z¢ Komunikat DGL 25/09/2023
etanercept 4,5614 7t Komunikat DGL 25/09/2023
tocilizumab i.v. 3,6720 zt platformazakupowa.pl
sekukinumab 10,2668 zt platformazakupowa.pl

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

poréownywanych interwencji.

4.1.2 Zuzycie lekéw

Zgodnie z obowigzujgcymi zapisami programu B.33., wszystkie objete nim leki nalezy podawac zgodnie
z dawkowaniem okreslonym w aktualnej na dzien wydania decyzji o objeciu refundacjg leku w tym pro-
gramie Charakterystyce Produktu Leczniczego, z uwzglednieniem rekomendacji EULAR / ASAS, w tym
mozliwosci zmniejszenia dawki leku lub wydtuzenia odstepu pomiedzy kolejnymi dawkami u pacjentéw,
u ktorych uzyskano cel terapii. Biorgc pod uwage takze fakt, iz wiekszos¢ z rozwazanych lekéw dostepna
jest w postaci umozliwiajgcej podanie jednorazowo statej dawki, wydaje sie, ze w przypadku konieczno-
s$ci redukcji dawkowania, mozna to osiggnad raczej poprzez odroczenie kolejnej dawki, niz przez podanie
mniejszej jego ilosci. Z drugiej strony, poniewaz przeprowadzone oszacowanie populacyjne prowadzi do
uzyskania liczb chorych aktywnie leczonych w danym przedziale czasowym (miesiecznym), pacjenci, kto-
rzy znajdujg sie w fazie odroczonego leczenia, nie sg ujeci w tym oszacowaniu. Zatem oszacowanie zu-
zycia leku moze pomijac¢ kwestie adherence i dlatego zostato oparte na dawkowaniu planowym. Takie

w leczeniu aktywnej postaci mtodziericzego idiopatycznego zapalenia stawdw oraz

Xeljanz (tofacytynib) mtodzienczego tuszczycowego zapalenia stawdw u pacjentow w wieku 2 lat i starszych,
u ktérych wystgpita niewystarczajgca odpowiedz na wczesniejsze leczenie LMPCh
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podejscie moze réwniez nieco zawyzac zuzycie m.in. tofacytynibu, gdyz jest to codzienna terapia do-
ustna i pominiecie dawki jest bardziej prawdopodobne, nie powinno to jednak mie¢ duzego znaczenia

dla wynikéw analizy.

Zarowno w przypadku leczenia MIZS jak i mtZS, schematy dawkowania terapii stosowanych w ramach
programu lekowego (za wyjgtkiem etanerceptu) zalezne sg od masy pacjenta. Na podstawie obliczen

w AE Xeljanz 2023 okre$lono udziaty poszczegélnych schematéw dawkowania.

W ponizszej tabeli zestawiono mozliwe schematy dawkowania tofacytynibu oraz pozostatych lekdw sto-

sowanych w terapii pacjentéw z MIZS i mtZS.

Tabela 22. Schematy podawania uwzglednionych lekow.

AL Nr schematu Schemat Dawkowanie ]
matu schematu
1a 10-20kg  2razy 3,2 mg (3,2 ml roztw.) p.o./dzien 5,49%
Tofacytynib 1b 20-40kg 2 razy 4,0 mg (4,0 ml roztw.) p.o./dzien 25,99%
1c >40 kg 2 razy 5,0 mg p.o./dzien 68,52%
2a 10-30kg 20 mgs.c. co 2 tygodnie 21,08%
Adalimumab
2b >30 kg 40 mg s.c. co 2 tygodnie 78,92%
3a 2QW 0,4 mg/kg m.c. s.c. 2 razy w tygodniu 50,00%
Etanercept
3b 1w 0,8 mg/kg m.c. s.c. 1 raz w tygodniu 50,00%
4a <30 kg 10 mg/kg m.c. i.v. raz na 4 tygodnie 21,08%
Tocilizumab
4b >30 kg 8 mg/kg m.c. i.v. raz na 4 tygodnie 78,92%
5a <50 kg 75 mg s.c. w tygodniu 0., 1., 2., 3. i 4. — 75 mg raz w miesigcu 47,64%
Sekukinumab ) ) -
b >50 kg Si(c)umg s.c. w tygodniu 0., 1., 2., 3.1 4. — 150 mg raz w mie 52.36%

Ponizej przedstawiono oszacowanie zuzycia poszczegdlnych lekach w rozpatrywanych schematach sto-

sowania.

Tabela 23. Zuzycie lekdw w horyzoncie 24 miesiecy (104 tygodni).

Substancja czynna Nr schematu Liczba podan taczna dawka
1a 4 659 mg
Tofacytynib 1b 1456 (104 t\/gr.“><a)7 dni x 2 poda- 5824 mg
1c 7280 mg
2a 53 2120 mg
Adalimumab
2b 53 10 600 mg

w leczeniu aktywnej postaci mtodziericzego idiopatycznego zapalenia stawdw oraz
Xeljanz (tofacytynib) mtodzienczego tuszczycowego zapalenia stawdw u pacjentow w wieku 2 lat i starszych,
u ktérych wystgpita niewystarczajgca odpowiedz na wczesniejsze leczenie LMPCh
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Substancja czynna Nr schematu Liczba podan taczna dawka
3a 105 10 600 mg
Etanercept
3b 105 5250 mg
4a 27 1200 mg
Tocilizumab
4b 27 2250 mg
5a 27 6 707 mg

Sekukinumab
5b 27 2 240mg

W kolejnej tabeli zawarto obliczenie kosztéw lekowych w okresie 24 miesiecy. W obliczeniach dotycza-
cych kosztow terapii tofacytynibem przyjeto, ze dawki 1a i 1b bedg realizowane wytgcznie z wykorzysta-
niem roztworu doustnego, natomiast w przypadku dawki 1c zatozono, ze 50% dawek podano w postaci

tabletek.

Tabela 24. tgczny koszt lekdw w horyzoncie 24 miesiecy (104 tygodni, bez dyskontowania).

Nazwa schematu Nr schematu taczna dawka Koszt jednostkowy taczny koszt lekowy

Tabletka Bez RsS: |

1la 4659 mg
pezrss [ 27 -
) ZRSS: - zt Bez RSS: - zt
Tofacytynib 1b 5824 mg .
Roztwér ZRSS: - zt
1 . ez Rss: I 2 o, pos: I -
c m .
e zess I s
2a 2120 mg 4 443,84 7t
Adalimumab 4,1923 7t
2b 10 600 mg 8 887,67 zt
3a 10 600 mg 15 851,64 zt
Etanercept 4,5614 7t
3b 5250 mg 15 851,64 zt
4a 1200 mg 21 444,02 7t
Tocilizumab 3,6720 zt
4b 2250 mg 36 729,22 zt
5a 6 707 mg 20790,21 zt
Sekukinumab 10,2668 zt
5b 2 240mg 41 580,41 zt

Koszty lekowe ocenianych interwencji sg bardzo zréznicowane, przy czym najnizszy koszt 2-letniej tera-

pii zanotowano w przypadku adalimumabu.

w leczeniu aktywnej postaci mtodziericzego idiopatycznego zapalenia stawdw oraz
Xeljanz (tofacytynib) mtodzienczego tuszczycowego zapalenia stawow u pacjentow w wieku 2 lat i starszych,
u ktérych wystgpita niewystarczajgca odpowiedz na wczesniejsze leczenie LMPCh
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4.2 Koszty podania/wydania lekow

Swiadczenia podania substancji czynnych w programach lekowych moga by¢ realizowane w trybie am-
bulatoryjnym lub hospitalizacji, a o wyborze trybu podania leku decyduje lekarz na podstawie drogi po-
dania leku, czasu podania oraz ewentualnej koniecznosci obserwacji pacjenta po podaniu leku pod ka-
tem ewentualnych objawdw ubocznych. Hospitalizacja pacjenta w ramach programu lekowego moze
by¢ rozliczona jako swiadczenie 5.08.07.0000003 ,hospitalizacja w trybie jednodniowym zwigzana z wy-
konaniem programu” o wycenie 886,91 zt (NFZ 143/2023/DGL). Z kolei wizyty ambulatoryjne mogg by¢
rozliczone w ramach dwodch $wiadczen: 5.08.07.0000004 ,,przyjecie pacjenta w trybie ambulatoryjnym
zwigzane z wykonaniem programu” oraz 5.08.07.0000026 ,,przyjecie pacjenta raz na 3 miesigce w trybie
ambulatoryjnym zwigzane z wykonaniem programu”. Kolejna tabela przedstawia zestawienie wyceny

wymienionych swiadczen.

Tabela 25. Swiadczenia zwigzane z podaniem lekéw stosowanych w ramach programu lekowego (zat. 1
do NFZ 143/2023/DGL).

Kod $wiadczenia Nazwa $wiadczenia Wartos¢ punktowa Wycena*

hospitalizacja w trybie jednodniowym zwig-

5.08.07.0000003 : 486,72 886,91 zt
zana z wykonaniem programu
5.08.07.0000004 prayjecie pacjenta w trybie ambulatoryjnym 108,16 177,38 2t
zwigzane z wykonaniem programu
przyjecie pacjenta raz na 3 miesigce w trybie
5.08.07.0000026 ambulatoryjnym zwigzane z wykonaniem 324,48 532,15 zt

programu

* Aktualng srednig cene punktu w zakresie realizacji programéw lekowych i chemioterapii przyjeto na poziomie 1,64 zt, zgodnie z zaakcepto-
wang do realizacji przez Ministra Zdrowia wyceng AOTMIT (AOTMIT WT.543.7.2023, AOTMIT 05/06/2023).

W przypadku lekéw podawanych podskérnie po poinstruowaniu pacjenta o sposobie podawania leku
pacjent moze wykonywac tg czynnos¢ samodzielnie. Tofacytynib podawany jest doustnie, dlatego zato-
zono, ze jego podanie nie wymaga wizyty w dedykowanym osrodku, a wizyty pacjenta zwigzane bedg
jedynie z kontrolg stanu pacjenta oraz wydaniem leku. Dla lekdw podawanych drogg podskdrng (ADA,
ETA, SEK), a takze dla wnioskowanej interwencji zatozono, ze zaréwno podanie leku jak i jego wydanie

bedzie rozliczane w ramach $wiadczenia 5.08.07.0000026 naliczanego co 3 miesigce.

W ramach programu lekowego B.33 w leczeniu MIZS refundowany jest tocilizumab podawany w infuzji
dozylnej. Na podstawie badania Stajszczyk 2020 dotyczacego leczenia choréb zapalnych stawéw w Pol-
sce okreslono, ze podanie tocilizumabu u 27% pacjentdow wykonano w ramach hospitalizacji, natomiast
u 73% w ramach porady ambulatoryjnej. Wykorzystujgc podane odsetki oraz wyceny poszczegdlnych

Swiadczen obliczono koszt podania tocilizumabu réowny 370,45 zt. Koszt ten uwzgledniono przy kazdym

w leczeniu aktywnej postaci mtodziericzego idiopatycznego zapalenia stawdw oraz
Xeljanz (tofacytynib) mtodzienczego tuszczycowego zapalenia stawdw u pacjentow w wieku 2 lat i starszych,
u ktérych wystgpita niewystarczajgca odpowiedz na wczesniejsze leczenie LMPCh
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podaniu leku. Tabela 26 przedstawia tgczne koszty w okresie 24 miesiecy zwigzane z podaniem lekéw

ponoszone przez ptatnika.

Tabela 26. Koszt podania lekdw w przyjetych schematach leczenia w okresie 24 miesiecy.

Interwencja Liczba wykonanych $wiadczen Koszt podania lekéw
Tocilizumab 27 10 002,03 zt
Pozostate leki, w tym TOF 9 4 789,32 zt

4.3 Koszty kwalifikacji do programu lekowego oraz koszty diagnostyki
i monitorowania leczenia

Zgodnie z Zarzadzeniem Prezesa NFZ (NFZ 143/2023/DGL), w przypadku kwalifikacji do programu lecze-
nia w ramach programu B.33 mozna rozliczy¢ swiadczenie w rodzaju ,kwalifikacja do leczenia w progra-

mie lekowym oraz weryfikacja jego skutecznosci”.

Tabela 27. Wycena kosztu kwalifikacji do programu lekowego B.33 (zat. 1 do NFZ 143/2023/DGL).
Kod $wiadczenia Nazwa $wiadczenia Warto$¢ punktowa Wycena*

kwalifikacja do leczenia w programie lekowym
oraz weryfikacja jego skutecznosci

* Aktualng srednig cene punktu w zakresie realizacji programéw lekowych i chemioterapii przyjeto na poziomie 1,64 zt, zgodnie z zaakcepto-
wang do realizacji przez Ministra Zdrowia wyceng AOTMIT (AOTMIT WT.543.7.2023, AOTMIT 05/06/2023).

5.08.07.0000023 338 554,32 zt

W zwigzku z tym, w przypadku kazdej z poréwnywanych terapii naliczono jednorazowo koszt powyz-

szego $wiadczenia, tj. 338 zt.

Wszystkie poréwnywane w ramach niniejszej analizy interwencje finansowane sg w ramach programu
lekowego. W zwigzku z powyzszym zatozono, ze catosé kosztéw zwigzanych z diagnostyka oraz monito-
rowaniem przebiegu choroby zawarto w ryczatcie diagnostycznym w ramach swiadczenia , Diagnostyka
w programie leczenia chorych z aktywng postacig reumatoidalnego zapalenia stawéw i mtodzienczego

idiopatycznego zapalenia stawdw” (zat. 2 do NFZ 143/2023/DGL).
Szczegdty podsumowano w tabeli ponize;j.

Tabela 28. Wycena rocznego ryczattu za diagnostyke w programie leczenia MIZS i mtZS (zat.2 do NFZ
143/2023 DGL).

Kod $wiadczenia Nazwa $wiadczenia Wartos¢ punktowa Wycena*

Diagnostyka w programie leczenia chorych z ak-

tywng postacig reumatoidalnego zapalenia sta-

wow i mtodzienczego idiopatycznego zapalenia
stawdw

5.08.08.0000045 778,75 127715z

w leczeniu aktywnej postaci mtodziericzego idiopatycznego zapalenia stawdw oraz
Xeljanz (tofacytynib) mtodzienczego tuszczycowego zapalenia stawdw u pacjentow w wieku 2 lat i starszych,
u ktérych wystgpita niewystarczajgca odpowiedz na wczesniejsze leczenie LMPCh
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* Aktualng srednig cene punktu w zakresie realizacji programéw lekowych i chemioterapii przyjeto na poziomie 1,64 zt, zgodnie z zaakcepto-
wang do realizacji przez Ministra Zdrowia wyceng AOTMIT (AOTMIT WT.543.7.2023, AOTMIT 05/06/2023).

Zgodnie z aktualnymi zasadami rozliczania Swiadczen diagnostyki w programach lekowych przyjeto, ze
ryczatt roczny podczas leczenia MIZS i mtZS jest rozliczany proporcjonalnie do ilosci miesiecy leczenia
pacjentéw w programie, co wynika z faktu, ze leczenie w programie nie jest z géry limitowane i moze
przekraczac okres 1 roku. W przeliczeniu na tydzien koszt ten wynosi 24,56 zt na leczonego pacjenta.

Omawiane zatozenia sg wspdlne dla wszystkich schematéw leczenia poréwnywanych w modelu.

4.4 Koszty leczenia towarzyszgcego

W ramach przeprowadzonego badania ankietowego (zob. Zatacznik 12.4.) eksperci udzielili odpowiedzi
dotyczgcej leczenia towarzyszgcego w leczeniu MIZS. Jako terapie stosowane w leczeniu choroby wska-
zali metotreksat, sulfasalazyne, chlorochine oraz cyklosporyne A. Koszt substancji czynnych obliczono
na podstawie Obwieszczenia Ministra Zdrowia na 1 wrze$nia 2023 roku (MZ 30/08/2023). Z powodu
opublikowania listy lekow refundowanych u osdb ponizej 18 roku zycia, koszty zwigzane z refundacja
wymienionych substancji czynnych obliczono na podstawie cen hurtowych brutto. W zwigzku z rézni-
cami cen jednostkowych miedzy poszczegdlnymi opakowaniami lekéw, koszty substancji czynnych obli-
czono jako $rednie wazone liczbg zrefundowanych opakowan w miesigcach styczen-czerwiec 2023 roku
(DGL 01/09/2023). Na podstawie ||| GG b iczono odsetki pa-
cjentow, u ktdrych stosowane sg poszczegdlne terapie, jako Srednie wazone liczbg chorych na MIZS le-

czonych przez danego eksperta.

Oszacowane jednostkowe ceny substancji czynnych stosowanych w trakcie leczenia towarzyszgcego

wraz z odsetkami pacjentéw, u ktérych dane leczenie jest stosowane przedstawiono ponizej.

Tabela 29. Cena za mg substancji czynnych stosowanych w trakcie leczenia towarzyszgcego

(MZ 30/08/2023).
Substancja czynna Cena za mg (wg CHB) ot?z?/sr':i?:cszﬁj?:s:ﬂe
Metotreksat 2,3748 zt -
Sulfasalazyna 0,0012 zt -
Chlorochina 0,0026 zt -
Cyklosporyna A 0,0544 zt .

Tabela 30 przedstawia schematy dawkowania substancji czynnych stosowanych w leczeniu towarzysza-

cym.

w leczeniu aktywnej postaci mtodziericzego idiopatycznego zapalenia stawdw oraz
Xeljanz (tofacytynib) mtodzienczego tuszczycowego zapalenia stawow u pacjentow w wieku 2 lat i starszych,
u ktérych wystgpita niewystarczajgca odpowiedz na wczesniejsze leczenie LMPCh
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Tabela 30. Schematy dawkowania substancji czynnych stosowanych w trakcie leczenia towarzysza-

cego.
Substancja czynna Schemat dawkowania Zrédfo
Metotreksat 12,5 mg/m2p.c. ChPL Metex
Sulfasalazyna 25,0 mg/kg m.c. ChPL Sulfasalazin EN Krka
Chlorochina 250,0 mg ChPL Arechin
Cyklosporyna A 3,0 mg/kg m.c. ChPL Equoral

Na podstawie powyzszych danych oszacowano, ze koszty leczenia towarzyszgcego ponoszone przez
pfatnika w 1-tygodniowym cyklu wynoszg - zt. W analizie zatozono, ze zastosowane leczenie towa-

rzyszgce bedzie jednakowe niezaleznie od poréwnywanej interwenciji.

4.5 Koszty leczenia zdarzen niepozgdanych

Miesieczne czestosci wystepowania powaznych zdarzen niepozadanych (SAEs) w przebiegu stosowania
terapii MIZS oszacowano na podstawie dostepnych publikacji i dodatkowych zatozen. Przyjeto uprosz-
czone podejscie, ze wycene ich leczenia oparto o Swiadczenia z katalogu JGP obejmujgce hospitalizacje

chorego bez rozréznienia na typ danego zdarzenia niepozadanego.

Tabela 31. Jednostkowy koszt hospitalizacji zwigzanych z wystgpieniem AEs uwzglednionych w analizie
(statystyki.nfz.gov.pl).

Srednia wartos¢

Kod $wiadczenia Nazwa grupy Liczba hospitalizacji punktowa hospitali- Wycena
zacja
5.51.01.0008103 1o/C Choroby zapalne stawow i tkanki 7162 1496,85 2574,58 7t
tacznej < 4 dni
5.51.01.0008104 16/D Choroby zapalne stawow i tkanki 40 541 4154,52 7 145,77 2t
tacznej > 3 dni
Srednia wazona 47 703 3 760,62 6 459,47 7t

Zgodnie z portalem Statystyki NFZ, w 2020 roku rozliczono 7 162 hospitalizacji typu H87C oraz 40 541
Swiadczen H87D, we wszystkich wskazaniach. Wykorzystujgc te dane oraz powyzsze wyceny obu grup
JGP, obliczono wazony koszt hospitalizacji, w ramach ktérej mozliwe jest rozliczenie kosztéw leczenia
powaznych zdarzen niepozadanych w przebiegu leczenia MIZS. Wynidst on 6 459,47 zt i wartos¢ te wy-

korzystano w dalszych obliczeniach. Szczegdty obliczen znajdujg sie w ponizszej tabeli.

Tabela 32. Koszty leczenia zdarzen niepozadanych w przebiegu ocenianych terapii.

liczba SAE na 100 pa-

et Zrodto danych Czestos¢ SAE/pacj./tydz.  Koszt SAE/pacj./tydz.

Nazwa schematu

Tofacytynib 4,00 Ruperto 2021 0,0007692 4,97 zt

w leczeniu aktywnej postaci mtodziericzego idiopatycznego zapalenia stawdw oraz
Xeljanz (tofacytynib) mtodzienczego tuszczycowego zapalenia stawow u pacjentow w wieku 2 lat i starszych,
u ktérych wystgpita niewystarczajgca odpowiedz na wczesniejsze leczenie LMPCh
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liczba SAE na 100 pa-

Nazwa schematu Zrédto danych Czestos¢ SAE/pacj./tydz.  Koszt SAE/pacj./tydz.

cjento-lat
Adalimumab 10,90 Vargas 2015 0,0020962 13,54 zt
Etanercept 6,10 Foeldvari 2019 0,0011731 7,58 zt
Sekukinumab 8,20 Bruner 2022 0,0015769 10,19 zt
Tocilizumab 5,33 de Benedetti 2012 0,0010256 6,63 zt

Dodatkowo ze wzgledu na przyjety w analizie sposdb obliczania pacjentéw otrzymujgcych leczenie, sred-
nie koszty leczenia zdarzen niepozadanych (podobnie jak i pozostate kategorie kosztéw) naliczano
w sposob ciggty, w kazdym cyklu modelu. W ramach analizy wrazliwos$ci uwzgledniono wariant zaktada-

jacy brak kosztéw leczenia zdarzen niepozadanych.

w leczeniu aktywnej postaci mtodzienczego idiopatycznego zapalenia stawdw oraz
Xeljanz (tofacytynib) mtodzienczego tuszczycowego zapalenia stawdw u pacjentow w wieku 2 lat i starszych,
u ktérych wystgpita niewystarczajgca odpowiedz na wczesniejsze leczenie LMPCh
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5 Podsumowanie danych wejsciowych modelu

5.1 Analiza podstawowa

AESTIMO

Zestawienie wartosci parametrow modelu przyjetych w analizie podstawowej, wraz ze wskazaniem zro-

det oszacowania, zamieszczono ponizej (Tabela 33).

Tabela 33. Zestawienie wartosci parametrow modelu przyjetych w analizie podstawowej.

Parametr

Srednioroczna liczba pacjentéw leczo-
nych w ramach programu B.33. z powodu
MIZS oraz mtZS (populacja docelowa)

Udziat terapii Xeljanz w liczbie leczonych
W scenariuszu nowym

Koszty jednostkowe terapii Xeljanz

Koszty jednostkowe komparatoréw

Koszty podania lekow

Koszt kwalifikacji pacjenta do leczenia w
programie lekowym

Koszty diagnostyki i monitorowania lecze-
nia

Koszty leczenia towarzyszgcego

Koszty leczenia zdarzen niepozgdanych

Wartos$¢ w analizie podstawowej

Struktura rynku
MIZS
Rok 1:
Rok 2:
mtZS

rok 1: [
rRok 2: [l

MIZS

Rok 1: %
Rok 2: %
mtZS

Rok 1: %
Rok 2: ¢

Parametry kosztowe

Tabletki
Bez RSS: zt
Z RSS: zt
Roztwdr
Bez RSS: zt
Z RSS: zt
Zestawienie tabelaryczne
(Tabela 21)

Zestawienie tabelaryczne
(Tabela 26)

554,32 zt

1277,15 zt/rok

- zt/tydz.

Zestawienie tabelaryczne
(Tabela 32)

Zrédto

Oszacowanie na podstawie danych staty-
stycznych NFZ oraz

Dane od Wnioskodawcy

dane NFZ (DGL 25/09/2023) oraz wyniki
przetargéw odnalezionych na portalu
platformazakupowa.pl

zat. 1 do Zarzadzenia prezesa NFZ
(NFZ 143/2023/DGL)

zat. 1 do Zarzadzenia prezesa NFZ
(NFZ 143/2023/DGL)

zat. 2 do Zarzadzenia prezesa NFZ
(NFZ 143/2023/DGL)

Oszacowanie witasne

W oparciu o miesieczne czestosci po-
szczegolnych zdarzen niepozadanych oraz
kosztu hospitalizacji H87C i H87D
(statystyki.nfz.gov.pl)

w leczeniu aktywnej postaci mtodziericzego idiopatycznego zapalenia stawdw oraz

Xeljanz (tofacytynib)

mtodzienczego tuszczycowego zapalenia stawow u pacjentdw w wieku 2 lat i starszych,

u ktérych wystgpita niewystarczajgca odpowiedz na wczesniejsze leczenie LMPCh
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Parametr Warto$¢ w analizie podstawowe;j

Metodyka

Terapie refundowane obecnie w ramach

Komparatory

programu leczenia MIZS

Perspektywa analizy Perspektywa ptatnika

2 lata — okres od 1 stycznia 2025

Horyzont czasowy

5.2 Analiza wrazliwosci

do 31 grudnia 2026

AESTIMO

Zrédto

APD Xeljanz 2023
AOTMIT 2016
Rozdziat 2.3

AOTMIT 2016
Rozdziat 2.4, str. 17

W ramach deterministycznej analizy wrazliwosci przetestowano wptyw zmian wartos$ci parametrow wej-

sciowych oraz kluczowych zatozen analizy wptywu na budzet na otrzymane rezultaty w postaci wydat-

kow catkowitych w poréownywanych scenariuszach, wydatkow inkrementalnych, a takze prognozowanej

kwoty refundacji leku Xeljanz.

Scenariusze analizy wrazliwosci przedstawia ponizsza tabela.

Tabela 34. Scenariusze deterministycznej analizy wrazliwosci.

Wartos¢ w analizie

Nr Wariant .
podstawowej

Tabletki

Bez RSS: - zt/mg
zrss: [ /e
Roztwér
Bez RSS: - zt/mg
zrss: [ /e
Tabletki
Bez RSS: [ 2t/me
ZRSS: - zt/mg
Roztwér
Bez RSS: [ zt/me
zrss: | /e
ADA: 4,1923 zt/mg

Ceny jednostkowe wszystkich ETA: 4,5614 zt/mg
komparatorow-10% TOC: 3,6720 zt/mg

SEK: 10,2668 zt/mg

| Cena jednostkowa Xeljanz +5%

Il Cena jednostkowa Xeljanz-5%

IV Ceny jednostkowa SEK -20% 10,2668 zt/mg

Wartos$¢ w analizie
wrazliwosci

Tabletki
Bez RSS: [ 2t/me
Z RSS: 6,8813 zt/mg
Roztwdr

Bez RSS: - zt/mg
zrss: | /e
Tabletki
Bez RSS: [l 2t/me
ZRSS: - zt/mg
Roztwdr
Bez RSS: [ 2t/me
ZRSS: - zt/mg

ADA: 3,7731 zt/mg
ETA: 4,1052 zt/mg
TOC: 3,3048 zt/mg
SEK: 9,2401 zt/mg

8,2134 zt/mg

Komentarz/Uzasadnienie

Testowanie wptywu zmiennosci
ceny wnioskowanej interwencji na
wyniki analizy wptywu na budzet

ptatnika zgodnie z AOTMIT 2016

Wariant zaktadajacy erozje cen
jednostkowych komparatorow

Erozja ceny jedynej substancji
czynnej stosowanej w leczeniu
mtZS

w leczeniu aktywnej postaci mtodziericzego idiopatycznego zapalenia stawdw oraz
Xeljanz (tofacytynib) mtodzienczego tuszczycowego zapalenia stawow u pacjentow w wieku 2 lat i starszych,
u ktérych wystgpita niewystarczajgca odpowiedz na wczesniejsze leczenie LMPCh
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Warto$¢ w analizie Warto$¢ w analizie

Nr Wariant . L1 . Komentarz/Uzasadnienie
podstawowej wrazliwosci
Udziat opakowan TOF 5 mg w Zatozenie pokrycia dawki 5mg/2
N schemacie dawkowania 5 Udziat w dawce 5 mg/2 Udziat w dawce 5 mg/2  razy na dobe w catosci za leku Xe-
mg/2 razy na dobe réwny razy na dobe: 50% razy na dobe: 100% ljanz w formie tabletek o zawarto-
100% $ci 5mg
) S . Uwzglednienie kosztow . Pr?.yjeue zatozenia, ZPT‘ koszty te'ra—
Nieuwzglednienie kosztow te- Koszt terapii towarzyszg-  pii towarzyszacych nie wptywajg
VI N towarzyszacych, zob. Roz- , s .
rapii towarzyszacych . cych réwny 0 zt na wyniki analizy wptywu na bu-
dziat 4.4 . ;
dzet ptatnika
Przyjecie zatozenia, ze koszty zda-
Vil Bez uwzglednienia kosztow Uwzglednienie kosztéw  Koszt leczenia zdarzen nie- rzen niepozadanych nie wptywajg
SAEs SAEs, zob. Rozdziat 4.5 pozadanych réwny 0O zt na wyniki analizy wptywu na bu-

dzet ptatnika

Oparcie charakterystyki pacjentow
w oparciu o dane Gfdwnego
Urzedu Statystycznego dla popula-

Oszacowanie na podsta-

kresleni kt ii
Okreslenie rozkfadu wagi i wie siatek centylowych z  Dane statystyczne GUS za

VIIl wzrostu pacjentdw na podsta-

badan OLAF, OLA i i- 2019 rok
wie danych GUS adan zac'i,WHOI organi ro cji w wieku 0-14 lat (ekstrapolacja
) dla osob w wieku 15-17 lat).
) . Przesuniecie decyzji o rozpoczeciu
Ref TOF |
IX Zgzusn;ﬂaqa OF odipca styczen 2025 . lipiec 2025 r. refundacji produktu leczniczego
: Akeega o 6 miesiecy
i Warost udziatéw TOF w lecze- Rok 1: [l Rok 1: [l szi\gfz:l;x?gthyi;n;nr}z l:(j.zij__
1 0, . .
niu mtZS +10% Rok 2: ¢ rRok 2: e nej grupy pacjentéw
Xl Llnlovye tempo przyrostu po- Krzywa logarytmiczna Krzywa liniowa Zastosowanie modelu alter‘!ﬁatyw—
pulacji nego modelu regresji
Zastosowanie danych statystycz-
Oszacowanie populacji doce- nych NFZ stosowanych w dotych-
XIl lowej wytacznie na podstawie Dane ZKSLB i NFZ Dane statystyczne NFZ czasowych analizach (dane dla
danych statystycznych NFZ 2022 r. opublikowano we wrzesniu

2023 1)

Oprécz wymienionych w tabeli powyzej scenariuszy, odrebnie w ramach wariantu maksymalnego oraz
minimalnego przetestowano wptyw na wyniki analizy alternatywnych udziatéw rynkowych w pierwszych

dwach latach refundacji terapii tofacytynibem.

6 Oszacowanie aktualnych rocznych wydatkéw podmiotu zobowia-
zanego do finansowania Swiadczenia

Oszacowania aktualnych wydatkéw ponoszonych przez ptatnika na leczenie pacjentéw wchodzgcych
w sktad populacji docelowej dokonano na podstawie dostepnych danych NFZ publikowanych na portalu

statystyki.nfz.gov.pl. Dodatkowo, do publikowanych kosztéw lekowych doliczono procentowg wartosc

w leczeniu aktywnej postaci mtodziericzego idiopatycznego zapalenia stawdw oraz
Xeljanz (tofacytynib) mtodzienczego tuszczycowego zapalenia stawow u pacjentow w wieku 2 lat i starszych,
u ktérych wystgpita niewystarczajgca odpowiedz na wczesniejsze leczenie LMPCh
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kosztéw innych $wiadczen, ktérych udziat przyjeto zgodnie z obliczeniami dla scenariusza istniejgcego,

wykonanymi w wariancie podstawowym analizy wptywu na budzet (patrz: Rozdziat: 7.1.1).

Tabela 35. Aktualne roczne wydatki podmiotu zobowigzanego do finansowania swiadczen.
Kategoria kosztéw Wydatki ptatnika w 2020 r.

Leki w programie lekowym- leczenie chorych z aktywng posta-
cig reumatoidalnego zapalenia stawdw i mtodzienczego idio- 6 638 709
patycznego zapalenia stawow (grupa wiekowa 1-17 lat)

Udziat pozostatych kosztéw zwigzanych z leczeniem pacjentow

4595173
w programie B.33. —w horyzoncie czasowym analizy: 45,58%

Catkowite koszty 11233 882

Catkowite wydatki ponoszone przez ptatnika na leczenie nowych pacjentéw we wnioskowanym wskaza-
niu w 2022 roku oszacowano na kwote okoto 11,2 min zt. W zwigzku z brakiem refundacji Xeljanz we

wnioskowanym wskazaniu, wydatki na ich refundacje wynosza 0 zt.

7 Wyniki analizy wptywu na budzet

W kolejnych podrozdziatach przedstawiono wyniki analizy w wariancie podstawowym, minimalnym
i maksymalnym z uwzglednieniem proponowanego instrumentu dzielenia ryzyka, a takze teoretyczne

wyniki nieuwzgledniajgce zaproponowanego instrumentu dzielenia ryzyka.

7.1 Analiza z uwzglednieniem instrumentu dzielenia ryzyka

7.1.1 Wariant podstawowy (z RSS)

Ponizej przedstawiono wyniki podstawowego wariantu analizy wptywu na budzet, z perspektywy pod-
miotu zobowigzanego do finansowania Swiadczen ze srodkéw publicznych z uwzglednieniem propono-

wanego instrumentu dzielenia ryzyka.

Tabela 36. Wyniki analizy wptywu na budzet ptatnika — wariant podstawowy z RSS.

Scenariusz istniejacy Wydatki inkremen-

Kategoria Scenariusz nowy [zt] (2] o Wzrost wydatkéw
Rok 1
Razem I I I I
Koszty lekow I I I I
w tym: TOF I | . |
Koszty podania lekéw 2 165492 2170131 -4 639 -0,21%

w leczeniu aktywnej postaci mtodziericzego idiopatycznego zapalenia stawdw oraz
Xeljanz (tofacytynib) mtodzienczego tuszczycowego zapalenia stawow u pacjentow w wieku 2 lat i starszych,
u ktérych wystgpita niewystarczajgca odpowiedz na wczesniejsze leczenie LMPCh
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Kategoria Scenariusz nowy [zt] Scenariu?:ﬂistniejacy Wydi';kliniglfzr}{e]men- Wzrost wydatkéw
KOSZtiV drizz:g;ryok?’ama 1056 759 1056 759 0 0,00%
Pozostate koszty 2112736 2126314 -13578 -0,64%
Rok 2

Razem I I I I
Koszty lekéw I I I I

w tym: TOF [ ] | . |
Koszty podania lekéow 2 505 492 2518511 -13 019 -0,52%
KOSZtiV dgz:zstryok?’ama 1235655 1235655 0 0,00%
Pozostate koszty 2441570 2 486 256 -44 686 -1,80%

W przypadku podjecia przez Ministra Zdrowia decyzji o refundacji leku Xeljanz, prognozowane wydatki
ptatnika publicznego ponoszone na leczenie chorych na MIZS i mtZS w ramach wnioskowanego pro-
gramu lekowego, w wariacie uwzgledniajgcym proponowany instrument dzielenia ryzyka, w Roku 1
i w Roku 2 - kolejno o - zti - zt. Wzrost kosztéw wynika przede wszystkich z refun-
dacji produktu leczniczego Xeljanz. Wyniki analizy w sposdb graficzny przedstawiono na ponizszym wy-

kresie.

Wykres 4. Wyniki analizy wptywu na budzet — wariant podstawowy z RSS.

Wykres ponizej przedstawia prognozowane w scenariuszu nowym wydatki na produkt Xeljanz oraz od-

powiadajgce im liczby zrefundowanych opakowan produktu Xeljanz we wnioskowanym wskazaniu.

w leczeniu aktywnej postaci mtodziericzego idiopatycznego zapalenia stawdw oraz
Xeljanz (tofacytynib) mtodzienczego tuszczycowego zapalenia stawow u pacjentow w wieku 2 lat i starszych,
u ktérych wystgpita niewystarczajgca odpowiedz na wczesniejsze leczenie LMPCh
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Wykres 5. Zakres refundacji produktu Xeljanz — wariant podstawowy.

Prognozowana warto$¢ refundacji produktu leczniczego Xeljanz w scenariuszu nowym wynosi kolejno

- pafl - 2t w pierwszym i drugim roku przyjetego horyzontu czasowego, w wariancie uwzgled-

niajgcym proponowany instrument dzielenia ryzyka. W pierwszych dwdch latach liczba opakowan Xe-

lianz 5 mg wyniesie kolejno - i - natomiast w przypadku prezentacji Xeljanz 240 m| —- i -

Na kolejnym wykresie przedstawiono liczbe rocznych pacjentoterapii w leczeniu MIZS i mtZS.

Wykres 6. Liczby rocznych pacjento-terapii — wariant podstawowy z RSS.

w leczeniu aktywnej postaci mtodziericzego idiopatycznego zapalenia stawdw oraz
Xeljanz (tofacytynib) mtodzienczego tuszczycowego zapalenia stawow u pacjentow w wieku 2 lat i starszych,
u ktérych wystgpita niewystarczajgca odpowiedz na wczesniejsze leczenie LMPCh
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Powyzszemu zuzyciu odpowiada . petnych pacjento-terapii leczenia w pierwszym oraz - pacjento-

terapii w drugim roku refundacji tofacytynibu.

7.1.2  Wariant minimalny (z RSS)

Ponizej przedstawiono wyniki minimalnego wariantu analizy wptywu na budzet, z perspektywy pod-
miotu zobowigzanego do finansowania Swiadczen ze Srodkdw publicznych, z uwzglednieniem propono-

wanego instrumentu dzielenia ryzyka.

Tabela 37. Wyniki analizy wptywu na budzet ptatnika —wariant minimalny z RSS.

Kategoria Scenariusz nowy [zt] Scenariu?:ﬂistniejacy Wydi;l(liniglfzr{e]men- Wozrost wydatkéw
Rok 1
Razem I I I I
Koszty lekow - - - -
w tym: TOF [ ] | I I
Koszty podania lekow 2167938 2170131 -2193 -0,10%
Koszﬁy d?;‘;:gstryok‘?'ama 1056 759 1056 759 0 0,00%
Pozostate koszty 2115599 2126314 -10 715 -0,50%
Rok 2
Razem I I I I
Koszty lekéw I I I I
w tym: TOF - I - I
Koszty podania lekow 2512953 2518511 -5557 -0,22%
Koszﬁy dgzggstryok?’ama 1235655 1235655 0 0,00%
Pozostate koszty 2450554 2 486 256 -35702 -1,44%

W przypadku podjecia przez Ministra Zdrowia decyzji o refundacji leku Xeljanz, prognozowane wydatki
ptatnika publicznego ponoszone na leczenie chorych na MIZS i mtZS w ramach wnioskowanego pro-
gramu lekowego, w kolejny latach przyjetego horyzontu czasowego - o} - zt w pierwszym
roku oraz - zt w drugim roku, w wariacie uwzgledniajgcym proponowany instrument dzielenia

ryzyka. Wyniki analizy w sposéb graficzny przedstawiono na ponizszym wykresie.

w leczeniu aktywnej postaci mtodziericzego idiopatycznego zapalenia stawdw oraz
Xeljanz (tofacytynib) mtodzienczego tuszczycowego zapalenia stawow u pacjentow w wieku 2 lat i starszych,
u ktérych wystgpita niewystarczajgca odpowiedz na wczesniejsze leczenie LMPCh
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Wykres 7. Wyniki analizy wptywu na budzet — wariant minimalny z RSS.

Wykres ponizej przedstawia prognozowane w scenariuszu nowym wydatki na produkt Xeljanz oraz od-

powiadajgce im liczby zrefundowanych opakowan produktu Xeljanz we wnioskowanym wskazaniu.

Wykres 8. Zakres refundacji produktu Xeljanz — wariant minimalny z RSS.

Prognozowana wartos¢ refundacji produktu leczniczego Xeljanz w scenariuszu nowym wynosi kolejno

- zti - zt w pierwszym i drugim roku przyjetego horyzontu czasowego, w wariancie uwzgled-

niajgcym proponowany instrument dzielenia ryzyka. W pierwszym roku analizy prognozowana liczba

w leczeniu aktywnej postaci mtodziericzego idiopatycznego zapalenia stawdw oraz
Xeljanz (tofacytynib) mtodzienczego tuszczycowego zapalenia stawow u pacjentow w wieku 2 lat i starszych,
u ktérych wystgpita niewystarczajgca odpowiedz na wczesniejsze leczenie LMPCh



50 AESTIMO

zrefundowanych opakowan produktu Xeljanz 5 mg wynosi -, aw roku drugim —- opakowan. Z kolei
liczba zrefundowanych opakowan Xeljanz 240 ml wynosi - w Roku 1i - w Roku 2.

Wykres 9. Liczby rocznych pacjento-terapii — wariant minimalny z RSS.

Powyzszemu zuzyciu odpowiada . petnych pacjento-lat leczenia w pierwszym oraz - pacjento-lata

w drugim roku refundacji TOF.

7.1.3 Wariant maksymalny (z RSS)

W tym rozdziale przedstawiono wyniki maksymalnego wariantu analizy wptywu na budzet, z perspek-
tywy podmiotu zobowigzanego do finansowania Swiadczen ze srodkdéw publicznych, z uwzglednieniem

proponowanego instrumentu dzielenia ryzyka.

Tabela 38. Wyniki analizy wptywu na budzet ptatnika —wariant maksymalny z RSS.

Scenariusz istniejacy Wydatki inkremen-

Kategoria Scenariusz nowy [zt] (4] talne [z4] Wzrost wydatkéw
Rok 1
Razem I I ] N
Koszty lekéw I ] ] ]
w tym: TOF ] | ] |
Koszty podania lekow 2163 047 2170131 7084 -0,33%
KOSZtiV d?;z:gstryok‘?’ama 1056 759 1056 759 0 0,00%
Pozostate koszty 2109873 2126314 16 441 -0,77%
Rok 2

w leczeniu aktywnej postaci mtodziericzego idiopatycznego zapalenia stawdw oraz
Xeljanz (tofacytynib) mtodzienczego tuszczycowego zapalenia stawow u pacjentow w wieku 2 lat i starszych,
u ktérych wystgpita niewystarczajgca odpowiedz na wczesniejsze leczenie LMPCh
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Kategoria

Razem
Koszty lekow
w tym: TOF
Koszty podania lekow

Koszty monitorowania
i diagnostyki

Pozostate koszty

Scenariusz nowy [zt]
.
2498 030

1235655

2432 586

Scenariusz istniejacy
(4]

2518511
1235655

2 486 256

Wydatki inkremen-

talne [z1]

-20481

-53670

AESTIMO

Wzrost wydatkéw

-0,81%
0,00%

-2,16%

W przypadku podjecia przez Ministra Zdrowia decyzji o refundacji leku Xeljanz, prognozowane wydatki

ptatnika publicznego ponoszone na leczenie chorych na MIZS i mtZS w ramach wnioskowanego pro-

gramu lekowego, w wariancie uwzgledniajgcym proponowany instrument dzielenia ryzyka, w Roku 1

i Roku 2 - kolejno o - zti - zt.

Wyniki analizy w sposéb graficzny przedstawiono na ponizszym wykresie.

Wykres 10. Wyniki analizy wptywu na budzet — wariant maksymalny z RSS.

Wykres ponizej przedstawia prognozowane w scenariuszu nowym wydatki na produkt Xeljanz oraz od-

powiadajgce im liczby zrefundowanych opakowan produktu Xeljanz we wnioskowanym wskazaniu.

Xeljanz (tofacytynib)

w leczeniu aktywnej postaci mtodziericzego idiopatycznego zapalenia stawdw oraz
mtodzienczego tuszczycowego zapalenia stawow u pacjentdw w wieku 2 lat i starszych,
u ktérych wystgpita niewystarczajgca odpowiedz na wczesniejsze leczenie LMPCh
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Wykres 11. Zakres refundacji produktu Xeljanz — wariant maksymalny z RSS.

Prognozowana wartos¢ refundacji produktu leczniczego Xeljanz w scenariuszu nowym wynosi kolejno

- ball - zt w pierwszym i drugim roku przyjetego horyzontu czasowego, w wariancie uwzgled-
niajgcym proponowany instrument dzielenia ryzyka. W pierwszym roku analizy prognozowana liczba
zrefundowanych opakowan produktu Xeljanz 5 mg wynosi -, a w roku drugim —- opakowan, nato-
miast opakowan Xeljanz 240 ml kolejno - i - w pierwszych dwadch latach obowigzywania decyzji

refundacyjnej. Kolejny wykres obrazuje liczbe rocznych pacjentoterapii.

Wykres 12. Liczby rocznych pacjento-terapii — wariant maksymalny z RSS.

w leczeniu aktywnej postaci mtodziericzego idiopatycznego zapalenia stawdw oraz
Xeljanz (tofacytynib) mtodzienczego tuszczycowego zapalenia stawow u pacjentow w wieku 2 lat i starszych,
u ktérych wystgpita niewystarczajgca odpowiedz na wczesniejsze leczenie LMPCh
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Oszacowanemu zuzyciu odpowiada . petnych pacjento-lata leczenia w pierwszym oraz - pacjento-

lat w drugim roku refundacji tofacytynibu.

7.2 Analiza bez uwzglednienia instrumentu dzielenia ryzyka

7.2.1 Wariant podstawowy (bez RSS)

Ponizej przedstawiono wyniki podstawowego wariantu analizy wptywu na budzet, z perspektywy pod-
miotu zobowigzanego do finansowania Swiadczen ze srodkdw publicznych bez uwzglednienia propono-

wanego instrumentu dzielenia ryzyka.

Tabela 39. Wyniki analizy wptywu na budzet ptatnika — wariant podstawowy bez RSS.

Scenariusz istniejacy Wydatki inkremen-

Kategoria Scenariusz nowy [zt] (4] talne [1] Wzrost wydatkéw
Rok 1
Razem I I I I
Koszty lekéw I I I I
w tym: TOF I | I I
Koszty podania lekéow 2 165492 2170131 -4 639 -0,21%
Koszﬁy d?;gggstryok?’ama 1056 759 1056 759 0 0,00%
Pozostate koszty 2112736 2126314 -13578 -0,64%
Rok 2
Razem I I I I
Koszty lekéw I . I I
w tym: TOF - I - I
Koszty podania lekow 2 505 492 2518511 -13019 -0,52%
Koszﬁy d?;z:g?tryok\?/ama 1235655 1235655 0 0,00%
Pozostate koszty 2441570 2 486 256 -44 686 -1,80%

W przypadku podjecia przez Ministra Zdrowia decyzji o refundacji leku Xeljanz, prognozowane wydatki
pfatnika publicznego ponoszone na leczenie chorych na MIZS i mtZS w ramach wnioskowanego pro-
gramu lekowego _ zt w Roku 1 -zf w Roku 2, w wariacie bez uwzglednienia
proponowanego instrumentu dzielenia ryzyka. Wyniki analizy w sposéb graficzny przedstawiono na po-

nizszym wykresie.

w leczeniu aktywnej postaci mtodziericzego idiopatycznego zapalenia stawdw oraz
Xeljanz (tofacytynib) mtodzienczego tuszczycowego zapalenia stawow u pacjentow w wieku 2 lat i starszych,
u ktérych wystgpita niewystarczajgca odpowiedz na wczesniejsze leczenie LMPCh
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Wykres 13. Wyniki analizy wptywu na budzet — wariant podstawowy bez RSS.

Wykres ponizej przedstawia prognozowane w scenariuszu nowym wydatki na produkt Xeljanz oraz od-

powiadajgce im liczby zrefundowanych opakowan produktu Xeljanz we wnioskowanym wskazaniu.

Wykres 14. Zakres refundacji produktu Xeljanz — wariant podstawowy bez RSS.

Prognozowana wartos¢ refundacji produktu leczniczego Xeljanz w scenariuszu nowym wynosi kolejno

- zti - zt w pierwszym i drugim roku przyjetego horyzontu czasowego, w wariancie bez

uwzglednienia proponowanego instrumentu dzielenia ryzyka.

w leczeniu aktywnej postaci mtodziericzego idiopatycznego zapalenia stawdw oraz
Xeljanz (tofacytynib) mtodzienczego tuszczycowego zapalenia stawow u pacjentow w wieku 2 lat i starszych,
u ktérych wystgpita niewystarczajgca odpowiedz na wczesniejsze leczenie LMPCh
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7.2.2 Wariant minimalny (bez RSS)

Ponizej przedstawiono wyniki minimalnego wariantu analizy wptywu na budzet, z perspektywy pod-
miotu zobowigzanego do finansowania $wiadczen ze $rodkéw publicznych, bez uwzglednienia propo-

nowanego instrumentu dzielenia ryzyka.

Tabela 40. Wyniki analizy wptywu na budzet ptatnika — wariant minimalny bez RSS.

Kategoria Scenariusz nowy [zt] Scenariu?:ﬂistniejacy Wydi:i::‘;;{e]men_ Wzrost wydatkéw
Rok 1
Razem I I I I
Koszty lekéw I I I I
w tym: TOF [ ] | I |
Koszty podania lekow 2167938 2170131 -2193 -0,10%
KOSZtiy dgz::stzok‘?’ama 1056 759 1056 759 0 0,00%
Pozostate koszty 2115599 2126314 -10 715 -0,50%
Rok 2
Razem I I I I
Koszty lekéw I I I I
w tym: TOF [ ] | I |
Koszty podania lekow 2512953 2518511 -5557 -0,22%
Koszﬁy dgzgg;ryok?’ama 1235655 1235655 0 0,00%
Pozostate koszty 2450554 2 486 256 -35702 -1,44%

W przypadku podjecia przez Ministra Zdrowia decyzji o refundacji leku Xeljanz, prognozowane wydatki
ptatnika publicznego ponoszone na leczenie chorych na MIZS i mtZS w ramach wnioskowanego pro-
gramu lekowego _ zt w Roku 1 i-z’r w Roku 2, w wariacie bez uwzglednienia
proponowanego instrumentu dzielenia ryzyka. Wyniki analizy w sposéb graficzny przedstawiono na po-

nizszym wykresie.

w leczeniu aktywnej postaci mtodziericzego idiopatycznego zapalenia stawdw oraz
Xeljanz (tofacytynib) mtodzienczego tuszczycowego zapalenia stawow u pacjentow w wieku 2 lat i starszych,
u ktérych wystgpita niewystarczajgca odpowiedz na wczesniejsze leczenie LMPCh
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Wykres 15. Wyniki analizy wptywu na budzet — wariant minimalny bez RSS.

Wykres ponizej przedstawia prognozowane w scenariuszu nowym wydatki na produkt Xeljanz oraz od-

powiadajgce im liczby zrefundowanych opakowan produktu Xeljanz we wnioskowanym wskazaniu.

Wykres 16. Zakres refundacji produktu Xeljanz — wariant minimalny bez RSS.

Prognozowana warto$¢ refundacji produktu leczniczego Xeljanz w scenariuszu nowym wynosi kolejno

- il - zt w pierwszym i drugim roku przyjetego horyzontu czasowego, w wariancie bez

uwzglednienia proponowanego instrumentu dzielenia ryzyka.

w leczeniu aktywnej postaci mtodziericzego idiopatycznego zapalenia stawdw oraz
Xeljanz (tofacytynib) mtodzienczego tuszczycowego zapalenia stawow u pacjentow w wieku 2 lat i starszych,
u ktérych wystgpita niewystarczajgca odpowiedz na wczesniejsze leczenie LMPCh
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7.2.3 Wariant maksymalny (bez RSS)

W tym rozdziale przedstawiono wyniki maksymalnego wariantu analizy wptywu na budzet, z perspek-
tywy podmiotu zobowigzanego do finansowania swiadczen ze Srodkdw publicznych, bez uwzglednienia

proponowanego instrumentu dzielenia ryzyka.

Tabela 41. Wyniki analizy wptywu na budzet ptatnika — wariant maksymalny bez RSS.

Kategoria Scenariusz nowy [zt] Scenariu?:ﬂistniejacy Wydi:i::‘;;{e]men_ Wzrost wydatkéw
Rok 1
Razem I I I I
Koszty lekéw I I I I
w tym: TOF [ ] | I |
Koszty podania lekow 2163047 2170131 -7 084 -0,33%
KOSZtiy dgz::st:/c’k‘?’ama 1056 759 1056 759 0 0,00%
Pozostate koszty 2109 873 2126314 -16 441 -0,77%
Rok 2
Razem I I I I
Koszty lekéw I I I I
w tym: TOF [ ] | I |
Koszty podania lekow 2498 030 2518511 -20 481 -0,81%
Koszﬁy dgzggstryok?’ama 1235655 1235655 0 0,00%
Pozostate koszty 2432 586 2 486 256 -53670 -2,16%

W przypadku podjecia przez Ministra Zdrowia decyzji o refundacji leku Xeljanz, prognozowane wydatki

ptatnika publicznego ponoszone na leczenie chorych na MIZS i mtZS w ramach wnioskowanego pro-

gramu lekowego _ zt w Roku 1 i -z’r w Roku 2, w wariacie bez uwzglednienia

proponowanego instrumentu dzielenia ryzyka.

Wyniki analizy w sposéb graficzny przedstawiono na ponizszym wykresie.

w leczeniu aktywnej postaci mtodziericzego idiopatycznego zapalenia stawdw oraz
Xeljanz (tofacytynib) mtodzienczego tuszczycowego zapalenia stawow u pacjentow w wieku 2 lat i starszych,
u ktérych wystgpita niewystarczajgca odpowiedz na wczesniejsze leczenie LMPCh
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Wykres 17. Wyniki analizy wptywu na budzet — wariant maksymalny bez RSS.

Wykres ponizej przedstawia prognozowane w scenariuszu nowym wydatki na produkt Xeljanz oraz od-

powiadajgce im liczby zrefundowanych opakowan produktu Xeljanz we wnioskowanym wskazaniu.

Wykres 18. Zakres refundacji produktu Xeljanz — wariant maksymalny bez RSS.

Prognozowana warto$¢ refundacji produktu leczniczego Xeljanz w scenariuszu nowym wynosi kolejno

- il - zt w pierwszym i drugim roku przyjetego horyzontu czasowego, w wariancie bez

uwzglednienia proponowanego instrumentu dzielenia ryzyka.

w leczeniu aktywnej postaci mtodziericzego idiopatycznego zapalenia stawdw oraz
Xeljanz (tofacytynib) mtodzienczego tuszczycowego zapalenia stawow u pacjentow w wieku 2 lat i starszych,
u ktérych wystgpita niewystarczajgca odpowiedz na wczesniejsze leczenie LMPCh
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7.3 Analiza wrazliwosci

W ramach deterministycznej analizy wrazliwosci uwzgledniono 12 wariantéw, w ktérych zmieniono war-
tos¢ jednego z parametréw analizy wptywu na budzet, celem sprawdzenia jego wptywu na wyniki analizy

wrazliwosci. Petna lista badanych wariantéw analizy wrazliwosci zostata przedstawiona w Rozdziale 5.2.

W kolejnych dwdch tabelach przedstawiono wyniki analizy wrazliwosci, odrebnie dla wariantu

z uwzglednieniem proponowanego instrumentu dzielenia ryzyka oraz bez jego uwzglednienia.

Tabela 42. Wyniki analizy wrazliwosci — wariant z uwzglednieniem RSS.

Rok 1 Rok 2
Wariant Scenariusz  Scenariusz  Koszt inkre- Refundacja  Scenariusz  Scenariusz  Koszt inkre- Refundacja
nowy istniejacy mentalny Xeljanz nowy istniejacy mentalny Xeljanz

Podst. B c:x:07 HE B B oo B
| B c:x:07 HE B B oo B

I B c:x:07 HE B B 5 B

i B 7o B B B oo Bl
WY B o HE B B o0 B
Vv B c::o7 HE B O - I e
VI B - T B O 22 e
Vil B :xxo I B E o T
Vil B 5 B B B oo T
IX B o 1 B 2 I

X B c::o7 HE B O - I e

X B o T B - e e
Xl B o T B B : o Bl

Wyniki inkrementalne uzyskiwane w kolejnych wariantach podsumowano na ponizszym wykresie.

w leczeniu aktywnej postaci mtodziericzego idiopatycznego zapalenia stawdw oraz
Xeljanz (tofacytynib) mtodzienczego tuszczycowego zapalenia stawow u pacjentow w wieku 2 lat i starszych,
u ktérych wystgpita niewystarczajgca odpowiedz na wczesniejsze leczenie LMPCh
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Wykres 19. Wyniki analizy wrazliwosci — wariant z uwzglednieniem RSS.

Najwieksza roznice wynikow wzgledem wariantu podstawowego uzyskano w przypadku zmiany zrddta
oszacowania populacji docelowej na dane pochodzgce wytgcznie ze statystyk NFZ (spadek kosztéw in-
krementalnych o .% i .% w pierwszych dwach latach), w scenariuszach zaktadajgcych zmiane ceny
produktu leczniczego Xeljanz (o ok I% w) oraz w wariancie zaktadajgcym obnizenie ceny jednostkowe;]
sekukinumabu. Zmiana kosztéw w zadnym wariancie, za wyjatkiem zastosowania alternatywnego zrédta

oszacowania, nie przekroczyta .%.

w leczeniu aktywnej postaci mtodziericzego idiopatycznego zapalenia stawdw oraz
Xeljanz (tofacytynib) mtodzienczego tuszczycowego zapalenia stawow u pacjentow w wieku 2 lat i starszych,
u ktérych wystgpita niewystarczajgca odpowiedz na wczesniejsze leczenie LMPCh
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Tabela 43. Wyniki analizy wrazliwosci — wariant bez uwzglednienia RSS.

Rok 1 Rok 2
Wariant Scenariusz  Scenariusz  Koszt inkre- Refundacja  Scenariusz  Scenariusz  Koszt inkre- Refundacja
nowy istniejacy mentalny Xeljanz nowy istniejacy mentalny Xeljanz

Podst. B c:x:07 E B B oo B
| B c:x:07 E B B oo B

I B c:x:07 E B B oo B

i B 7o B B B oo e
WY B o 1 B E o0 B
Vv B ::07 HE B B oo B
Vi B :soc E B B -2 B
Vil B c:x:0oc E B B o0 N
Vil B 7 I B B oo T
IX B 2 0 B O ::-- B

X B ::07 E B B oo B

XI B o 1 B EE - B e
Xl B o:0c B B EE o B

Zmiane wynikow uzyskiwanych w kolejnych wariantach wzgledem wariantu podstawowego, przedsta-

wiono na ponizszym wykresie.

Wykres 20. Zakres zmian wynikow analizy wrazliwosci wzgledem wariantu podstawowego — bez
uwzglednienia RSS.

w leczeniu aktywnej postaci mtodziericzego idiopatycznego zapalenia stawdw oraz
Xeljanz (tofacytynib) mtodzienczego tuszczycowego zapalenia stawow u pacjentow w wieku 2 lat i starszych,
u ktérych wystgpita niewystarczajgca odpowiedz na wczesniejsze leczenie LMPCh
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Najwieszkg zmiane wyniku wzgledem wariantu podstawowego uzyskano w przypadku oszacowania
populacji docelowej wytgcznie na podstawie danych statystycznych NFZ (spadek o .% w Roku 1i .%
w Roku 2) oraz w wariancie testujgcym udziat tofacytynibu w postaci tabletek 5 mg w dawce 5 mg 2 razy

dziennie (zmiana o ok. I% w pierwszym i drugim roku).

8 Wptyw na organizacje udzielania swiadczen zdrowotnych

Wprowadzenie wnioskowanego programu lekowego z zastosowaniem produktéw leczniczych Xeljanz
nie bedzie wymaga¢ dodatkowych naktaddw, zwigzanych np. z potrzebg przeszkolenia personelu, pa-
cjentow lub ich opiekundw, opracowaniem nowych wytycznych klinicznych, zmiany zasad diagnostyki,
itd. Wdrozenie terapii odbywac sie bedzie w oparciu o zasady stosowania leczenia mtodzienczego idio-
patycznego zapalenia stawdw oraz mtodzienczego tuszczycowego zapalenia stawdw zdefiniowane
w opisie programu lekowego (przedstawionym w dokumencie APD Xeljanz 2023), ktory jest zgodny z juz
obecnie funkcjonujgcym programem leczenia MIZS i mtZS B.33. Z tego wzgledu nalezy oczekiwag, ze
refundacja lekow Xeljanz nie bedzie miata obcigzajgcego wptywu na organizacje systemu udzielania
Swiadczen zdrowotnych, a wrecz mozna oczekiwac korzysci wynikajgcych z mozliwych oszczednosci be-

dacych efektem wysokiej skutecznosci tofacytynibu w leczeniu MIZS i mtZS.

9 Aspekty etyczne i spoteczne

Decyzja dotyczaca finansowania produktéw leczniczych Xeljanz w ramach wnioskowanego programu
lekowego ze srodkdw publicznych nie oddziatuje w jakikolwiek sposdb na prawa pacjenta czy tez prawa
cztowieka, nie wigze sie rowniez ze szczegdlnymi wymogami w stosunku do pacjenta. Warto nadmienic,
ze lek Xeljanz jest juz obecnie refundowany i z powodzeniem stosowany w zblizonych wskazaniach (tusz-

czycowe zapalenie stawdw, reumatoidalne zapalenie stawdw i wrzodziejgce zapalenie jelit).

Podsumowujgc wptyw na aspekty spoteczne i etyczne, a takze organizacyjne i prawne, nie zidentyfiko-
wano zadnych potencjalnych problemow zwigzanych z finansowaniem ze Srodkéw publicznych rozwa-

zanej technologii (Tabela 44).

Tabela 44. Aspekty spoteczne i etyczne zwigzane z decyzjg o refundacji terapii tofacytynibem (Xeljanz)
w ramach wnioskowanego programu lekowego.

Kryterium Ocena

czy pewne grupy pacjentdow moga by¢ faworyzowane na skutek
zatozen przyjetych w analizie ekonomicznej

Nie
w leczeniu aktywnej postaci mtodziericzego idiopatycznego zapalenia stawdw oraz

Xeljanz (tofacytynib) mtodzienczego tuszczycowego zapalenia stawow u pacjentow w wieku 2 lat i starszych,
u ktérych wystgpita niewystarczajgca odpowiedz na wczesniejsze leczenie LMPCh
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Kryterium

czy niekwestionowany jest rowny dostep do technologii medycz-
nej przy jednakowych potrzebach

czy spodziewana jest duza korzy$¢ dla waskiej grupy oséb, czy ko-
rzys¢ mata, ale powszechna

czy technologia stanowi odpowiedzZ na niezaspokojone dotychczas
potrzeby grup spotecznie uposledzonych

czy technologia stanowi odpowiedz dla oséb o najwiekszych po-
trzebach zdrowotnych, dla ktérych nie ma obecnie dostepnej zad-
nej metody leczenia

czy pozytywna decyzja w odniesieniu do ocenianej technologii
moze powodowac problemy spoteczne

czy decyzja dotyczgca rozwazanej technologii nie stoi w sprzecz-
nosci z aktualnie obowigzujgcymi regulacjami prawnymi,

czy decyzja dotyczgca rozwazanej technologii stwarza koniecznos¢
dokonania zmian w prawie/przepisach;

czy decyzja dotyczaca rozwazanej technologii oddziatuje na prawa
pacjenta lub prawa cztowieka

czy stosowanie technologii naktada koniecznos¢ szczegdlnego in-
formowania pacjenta lub uzyskiwania jego zgody;

czy stosowanie technologii naktada potrzebe zapewnienia pacjen-
towi poufnosci postepowania;

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

10 Dyskusja i ograniczenia

AESTIMO

Ocena

Nie

Duza korzys¢ dla szerokiej grupy osob z MIZS i mtZS

Nie

Nie (refundowane sg inne terapie)

Nie

Nie

Nie

Nie

Nie

Nie

Nie

Celem analizy byta prognoza wydatkéw podmiotu zobowigzanego do finansowania $wiadczen ze $rod-

kow publicznych (Narodowy Fundusz Zdrowia, NFZ) w przypadku podjecia przez Ministra Zdrowia decy-

zji o refundacji produktu Xeljanz (tofacytynib) w leczeniu aktywnej postaci mtodzienczego idiopatycz-

nego zapalenia stawow oraz mtodzienczego tuszczycowego zapalenia stawow u pacjentdw w wieku 2 lat

i starszych, u ktorych wystgpita niewystarczajgca odpowiedz na wczesniejsze leczenie LMPCh, w przyje-

tym 2-letnim horyzoncie czasowym.

Na podstawie obecnie obowigzujgcych zapiséw programu lekowego B.33 (MZ 30/08/2023) jako wia-

Sciwe komparatory dla produktu leczniczego Xeljanz we wskazaniu leczenia mtodziefczego idiopatycz-

nego zapalenia stawdw uznano adalimumbam, etanercept oraz tocilizumab oraz sekukinumab stoso-

w leczeniu aktywnej postaci mtodziericzego idiopatycznego zapalenia stawdw oraz
Xeljanz (tofacytynib) mtodzienczego tuszczycowego zapalenia stawdw u pacjentow w wieku 2 lat i starszych,
u ktérych wystgpita niewystarczajgca odpowiedz na wczesniejsze leczenie LMPCh
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wany u pacjentéw z mtodzienczym tuszczycowym zapaleniem stawdw u pacjentdw w wieku 6 lat i star-
szych. Analize wptywu na budzet ptatnika publicznego przeprowadzono w horyzoncie dwuletnim obej-

mujgcym czas trwania wnioskowanej decyzji refundacyjnej.

Wyniki analizy wptywu na budzet wskazuja, ze wprowadzenie wnioskowanej technologii spowoduje
- wydatkow ptatnika o - zt w pierwszym roku oraz - zt w drugim roku, przy zatozeniu
zastosowania instrumentu dzielenia ryzyka, ktory polega na _

Oszacowanie populacji oparto o dwa zrédta danych. Pierwszym z nich sg dane statystyczne NFZ, z kto-
rych wykorzystano raportowane comiesieczne liczby pacjentow otrzymujacych leczenie w ramach pro-
gramu lekowego B.33. Drugim zrodtem byty publikowane na stronie Narodowego Funduszu Zdrowia
protokoty z posiedzenia Zespotu Koordynacyjnego ds. Leczenia Biologicznego w Chorobach Reumatycz-
nych, w ktérych podawane sg liczby pacjentow leczonych w ramach programu lekowego z powodu MIZS.
Dane z obu zrdodet usredniono, po czym uwzgledniono informacje uzyskane w wyniku przeprowadzo-
nego badania ankietowego oszacowano liczebnos$¢ populacji docelowej pacjentéw z MIZS. Ze wzgledu
na krotki okres obecnosci terapii dedykowanych leczeniu mtZS w Polsce (rozpoczecie refundacji sekuki-
numabu od 1 lipca 2023 r.) oszacowanie liczebnosci populacji leczonych z powodu mtodzienczego tusz-
czycowego zapalenia stawdw oszacowano na podstawie badania ankietowego oraz wyjsciowej liczby
pacjentéw z MIZS. Na podstawie obliczen okreslono, ze w pierwszym roku przyjetego horyzontu czaso-
wego do terapii TOF zostanie wtgczonych - nowych pacjentdw, natomiast w drugim roku — - pa-

cjentow.

Oszacowanie kosztow ponoszonych przez ptatnika oraz ilo$¢ zuzywanych w trakcie leczenia zasobdéw
(lekow, $wiadczen opieki zdrowotnej) oparto na analizie kosztéw wykonanej w ramach przeprowadzo-
nej réwnolegle analizy ekonomicznej (AE Xeljanz 2023), co zapewnia spdjnos¢ pomiedzy obliczeniami

przeprowadzonymi w analizie wptywu na budzet oraz w analizie ekonomicznej.

W niniejszej analizie dokonano walidacji przyjetych zatozen poprzez przeprowadzenie obliczen w wa-
riantach skrajnych, zaktadajgcych zmiane udziatu TOF wzgledem wariantu podstawowego oraz poprzez
wykonanie analizy wrazliwosci, w ktorej testowano parametry moggce miec najistotniejszy wptyw na

wyniki analizy wptywu na budzet ptatnika publicznego.

Najistotniejsze ograniczenia przeprowadzonej analizy przedstawiono w kolejnych podpunktach.

w leczeniu aktywnej postaci mtodziericzego idiopatycznego zapalenia stawdw oraz
Xeljanz (tofacytynib) mtodzienczego tuszczycowego zapalenia stawow u pacjentow w wieku 2 lat i starszych,
u ktérych wystgpita niewystarczajgca odpowiedz na wczesniejsze leczenie LMPCh
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Oszacowanie liczebnosci populacji docelowej

Populacje spetniajaca kryteria wtaczenia zgodne z zapisami proponowanego programu lekowego (zob.
APD Xeljanz 2023) oszacowano na podstawie danych z protokotéw z posiedzenia Zespotu Koordynacyj-
nego ds. Leczenia Biologicznego w chorobach reumatycznych oraz danych statystycznych NFZ. Liczeb-
nosci pacjentéw leczonych w ramach programu lekowego B.33 rdznig sie znaczgco miedzy obydwoma
zrédtami. Jako ze oba Zrédta danych publikowane sg przez Narodowy Fundusz Zdrowia jako zasadne
uznano usrednienie uzyskanych wartosci. W celu zmniejszenia réznic pomiedzy obydwoma oszacowa-
niami przy estymacji danych pochodzgcych ze statystyk NFZ uwzgledniono korekte zaktadajgca zanizenie

raportowanej liczby pacjentéw ze wzgledu na sposob rozliczania podania lekdw w ramach $wiadczenia

wizyty ambulatoryjnej co 3 miesigce. W oszacowaniu uwzgledniono rowniez _
_, dzieki czemu wiekszo$¢ oszacowania populaciji
oparte jest o rzeczywiste dane dla polskiej populacji. Pewng niepewnoscig oszacowania cechuje sie row-
niez oszacowanie populacji z mtZS przede wszystkim ze wzgledu na brak literaturowych danych dedy-

kowanym dla polskiej populacji oraz trudnos$¢ w oszacowaniu rozwijania sie programu lekowego po roz-

szerzeniu wskazania dla terapii sekukinumabem oraz _
T 1 7y
zaznaczy¢, ze do obliczert wykorzystano usrednione wartosci _

_ w leczeniu MIZS oraz mtZS, dzigki czemu uzyskane wartosci w wyzszym stopniu oddaja

faktyczny stan populacji docelowe;j.

Wiek pacjentéw wtaczanych do programu leczenia MIZS

Zgodnie z aktualnie obowigzujgcym programem lekowym B.33 do terapii adalimumabem i tocilizuma-
bem wtgczani sg pacjenci od 2. roku zycia, do terapii etanerceptem od 4. roku zycia, natomiast do terapii
sekukinumabem kwalifikowani sg pacjenci w wieku 6 lat i starsi. W przeprowadzonym oszacowaniu po-
pulacji kryterium wieku pacjentéw uznano za nieréznigce. Podejécie to wydaje sie konserwatywne, po-
niewaz wiekszos¢ substancji czynnych stosowanych w leczeniu MIZS, analogicznie jak w przypadku to-
facytynibu, wskazane sg w leczeniu pacjentéw od drugiego roku zycia. Dodatkowo na podstawie badania
rejestracyjnego i statystycznych danych NFZ okreslono, ze liczba pacjentdw otrzymujgcych leczeniu

w wieku ponizej 6 lat jest znikoma.

w leczeniu aktywnej postaci mtodziericzego idiopatycznego zapalenia stawdw oraz
Xeljanz (tofacytynib) mtodzienczego tuszczycowego zapalenia stawow u pacjentow w wieku 2 lat i starszych,
u ktérych wystgpita niewystarczajgca odpowiedz na wczesniejsze leczenie LMPCh
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11 Whnioski koricowe

Zastosowanie tofacytynibu w leczeniu mtodzienczego idiopatycznego zapalenia stawdw (MIZS) oraz
mtodziericzego tuszczycowego zapalenia stawow (mtZS), u ktorych odpowiedz na poprzednie leczenia
byta niewystarczajaca, jest skuteczng i bezpieczng opcjg terapeutyczng. Objecie refundacjg produktu
Xeljanz bedzie wigzato sie z dodatkowymi kosztami (- zt w Roku 1 oraz - zt w Roku 2), co
wynika z zastepowania terapii obecnie stosowanych w ramach programu lekowego. Wyniki analizy obar-
czone sg pewng niepewnoscig, przede wszystkich z powodu ograniczen oszacowania populacji docelo-

wej, jednakze estymacji dokonano w oparciu o rzeczywiste dane dla polskiego systemu zdrowia.

Nie zidentyfikowano problemdw natury etycznej i spotecznej zwigzanych z finansowaniem ze srodkdéw
publicznych rozwazanej technologii. Wprowadzenie refundacji produktu leczniczego Xeljanz we wnio-
skowanym wskazaniu nie bedzie naktadato dodatkowych wymogdw zwigzanych z organizacjg udzielenia
Swiadczen zdrowotnych, jak réwniez nie bedzie wymagac¢ dodatkowych naktaddéw zwigzanych np. z po-
trzebg przeszkolenia personelu, opracowaniem nowych wytycznych klinicznych czy tez zasad zmiany

diagnostyki.

Wydanie pozytywnej decyzji o refundacji produktu leczniczego Xeljanz spowoduje rozszerzenie spek-
trum opcji terapeutycznych pacjentéw z MIZS oraz mtZS. Dodatkowo produkt leczniczy Xeljanz w prze-
ciwienstwie do lekdw obecnie stosowanych we wnioskowanym wskazaniu podawany jest w formie do-

ustnej, co ma szczegodlne znaczenia w przypadku najmtodszych pacjentow.

w leczeniu aktywnej postaci mtodziericzego idiopatycznego zapalenia stawdw oraz
Xeljanz (tofacytynib) mtodzienczego tuszczycowego zapalenia stawow u pacjentow w wieku 2 lat i starszych,
u ktérych wystgpita niewystarczajgca odpowiedz na wczesniejsze leczenie LMPCh
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12 Zataczniki

12.1 Wktad autoréw w opracowanie raportu

Tabela 45. Autorzy analizy wptywu na budzet ptatnika

Autorzy Udziat w opracowaniu raportu

12.2 Dane z protokotow z posiedzen Zespotu Koordynacyjnego ds. Le-
czenia Biologicznego w Chorobach Reumatycznych

W ponizszej tabeli przedstawiono dane z protokotéw z posiedzen Zespotu Koordynacyjnego ds. Leczenia
Biologicznego w Chorobach Reumatycznych, dotyczgce pacjentéw z mtodzienczym idiopatycznym zapa-
leniem stawdw. Zakres danych wykorzystanych w analizie obejmuje okres od poczatku 2014 roku (pro-

tokdt nr 60) do kwietnia 2023 roku (protokdt nr 165).

Tabela 46. Dane z protokotéw ZKSLB dotyczgce pacjentéw z ZZSK.

Pacjenci w pro- Pacjenci w remi- Pacjenci zawie- Zakoriczenie le-

Nr protokotu Dane na dzien Aktywnie leczeni

gramie sji szeni czenia
60 22.01.2014 823 0 126 697
61 19.02.2014 834 0 126 708
62 19.03.2014 843 0 125 718
63 23.04.2014 861 0 124 737
64 21.05.2014 864 0 147 123 594
65 18.06.2014 875 0 147 124 604
66 16.07.2014 885 0 159 125 601
67 13.08.2014 893 0 159 125 609
68 24.09.2014 907 0 157 126 624

w leczeniu aktywnej postaci mtodziericzego idiopatycznego zapalenia stawdw oraz
Xeljanz (tofacytynib) mtodzienczego tuszczycowego zapalenia stawow u pacjentow w wieku 2 lat i starszych,
u ktérych wystgpita niewystarczajgca odpowiedz na wczesniejsze leczenie LMPCh
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Pacjenci w pro- Pacjenci w remi- Pacjenci zawie- Zakoriczenie le-

Nr protokotu Dane na dzier P i zeni czenia Aktywnie leczeni
69 22.10.2014 915 0 167 127 621
70 26.11.2014 927 0 166 133 628
71 17.12.2014 1006 0 180 191 635
72 21.01.2015 942 0 195 139 608
73 25.02.2015 951 0 185 140 626
74 25.03.2015 963 0 184 143 636
75 22.04.2015 968 0 179 144 645
76 27.05.2015 976 0 181 142 653
77 17.06.2015 982 0 177 141 664
78 15.07.2015 986 0 182 141 663
79 02.09.2015 999 0 217 144 638
80 30.09.2015 1005 0 307 146 552
81 21.10.2015 1012 0 317 151 544
82 18.11.2015 1016 0 327 151 538
83 16.12.2015 1029 0 323 158 548
84 20.01.2016 1034 0 316 161 557
85 17.02.2016 1041 0 311 165 565
86 23.03.2016 1046 0 302 168 576
87 13.04.2016 1048 0 304 172 572
88 18.05.2016 1058 0 300 172 586
89 22.06.2016 1071 0 299 173 599
90 20.07.2016 1076 0 306 174 596
91 07.09.2016 1083 0 314 175 594
92 05.10.2016 1091 0 307 176 608
93 26.10.2016 1099 0 306 178 615
94 23.11.2016 1111 0 307 178 626
95 14.12.2016 1120 0 310 180 630
96 18.01.2017 1127 0 307 185 635
97 22.02.2017 1143 0 306 201 636
98 29.03.2017 1161 0 309 205 647
99 26.04.2017 1172 0 306 209 657
100 24.05.2017 1189 0 310 209 670
101 21.06.2017 1206 0 311 213 682
102 02.08.2017 1247 0 309 216 722
103 06.09.2017 1260 0 307 217 736

w leczeniu aktywnej postaci mtodziericzego idiopatycznego zapalenia stawdw oraz
Xeljanz (tofacytynib) mtodzienczego tuszczycowego zapalenia stawdw u pacjentow w wieku 2 lat i starszych,
u ktérych wystgpita niewystarczajgca odpowiedz na wczesniejsze leczenie LMPCh
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Pacjenci w pro- Pacjenci w remi- Pacjenci zawie- Zakoriczenie le-

Nr protokotu Dane na dzier P i zeni czenia Aktywnie leczeni
104 18.10.2017 1281 0 306 218 757
105 22.11.2017 1296 0 306 218 772
106 13.12.2017 1309 0 304 220 785
107 24.01.2018 1316 0 303 221 792
108 28.02.2018 1338 0 302 222 814
109 28.03.2018 1359 0 302 221 836
110 25.04.2018 1381 0 302 221 858
111 30.05.2018 1397 0 301 221 875
112 27.06.2018 1421 0 304 223 894
113 25.07.2018 1458 0 290 231 937
115 31.10.2018 1533 0 267 239 1027
116 21.11.2018 1554 0 273 240 1041
117 19.12.2018 1577 0 272 249 1056
118 23.01.2019 1597 0 280 251 1066
119 27.02.2019 1617 0 277 256 1084
120 20.03.2019 1641 0 274 259 1108
121 17.04.2019 1653 0 278 261 1114
122 16.05.2019 1682 0 277 266 1139
123 26.06.2019 1720 0 286 268 1166
124 17.07.2019 1735 0 286 270 1179
125 11.09.2019 1776 0 288 272 1216
126 23.10.2019 1805 0 282 281 1242
127 27.11.2019 1827 0 282 284 1261
128 11.12.2019 1843 0 282 285 1276
129 22.01.2020 1869 0 277 289 1303
130 26.02.2020 1893 0 279 293 1321
133 22.07.2020 1989 0 291 307 1391
134 16.09.2020 2017 0 292 312 1413
135 21.10.2020 2050 0 290 315 1445
136 18.11.2020 2059 0 290 317 1452
137 16.12.2020 2087 0 291 322 1474
138 27.01.2021 2111 0 298 330 1483
139 24.02.2021 2200 0 299 387 1514
140 23.03.2021 2159 0 296 384 1479
141 04.05.2021 2200 0 294 335 1571

w leczeniu aktywnej postaci mtodziericzego idiopatycznego zapalenia stawdw oraz
Xeljanz (tofacytynib) mtodzienczego tuszczycowego zapalenia stawdw u pacjentow w wieku 2 lat i starszych,
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Pacjenci w pro- Pacjenci w remi- Pacjenci zawie- Zakoriczenie le-

Nr protokotu Dane na dzier P i zeni czenia Aktywnie leczeni
142 25.05.2021 2216 0 288 337 1591
143 07.07.2021 2244 0 290 342 1612
144 04.08.2021 2331 0 289 405 1637
145 29.09.2021 2367 0 285 373 1709
146 27.10.2021 2386 0 283 376 1727
147 24.11.2021 2410 0 281 378 1750
148 15.12.2021 2430 0 280 380 1770
150 19.01.2022 2450 0 278 383 1789
151 23.02.2022 2475 0 276 386 1813
152 23.03.2022 2503 0 274 389 1840
153 20.04.2022 2528 0 273 391 1864
154 25.05.2022 2577 0 271 394 1912
155 15.06.2022 2600 0 269 396 1934
156 13.07.2022 2625 0 268 399 1958
157 10.08.2022 2650 0 266 401 1982
158 22.09.2022 2683 0 264 405 2014
159 19.10.2022 2707 0 262 407 2037
160 16.11.2022 2737 0 261 410 2067
161 14.12.2022 2778 0 259 412 2107
162 11.01.2023 2793 0 257 415 2121
163 15.02.2023 2824 0 255 418 2151
164 22.03.2023 2853 0 253 421 2179
165 26.04.2023 2886 0 251 424 2211

W protokotach od 29.09.2021 r. nie uwzgledniano pacjentéw w remisji, zawieszeniu, oraz u ktérych zakoriczono leczenie. War-
tosci niepodane w protokotach, ekstrapolowane liniowo z danych od poczatku roku 2021.

12.3 Dane ze statystyk Narodowego Funduszu Zdrowia

W ponizszej tabeli przedstawiono skumulowane dane o liczbie pacjentow w wieku 1-17 lat leczonych
w programie B.33 adalimumabem, etanerceptem oraz tocilizumabem i.v. pochodzace ze strony

www.statystyki.nfz.gov.pl.

w leczeniu aktywnej postaci mtodzienczego idiopatycznego zapalenia stawdw oraz
Xeljanz (tofacytynib) mtodzienczego tuszczycowego zapalenia stawdw u pacjentow w wieku 2 lat i starszych,
u ktérych wystgpita niewystarczajgca odpowiedz na wczesniejsze leczenie LMPCh
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Tabela 47. Comiesieczne liczby pacjentéw w wieku 1-17 leczonych w ramach programu lekowego B.33
(statystyki.nfz.gov.pl).

Data ADA ETA TOC i.v.
sty.17 106 160 47
lut.17 111 148 50
mar.17 107 164 52
kwi.17 121 167 58
maj.17 117 166 69
cze.17 120 178 22
lip.17 108 146 77
sie.17 119 162 78
wrz.17 117 168 82
paz.17 123 180 84
lis.17 133 174 84
gru.17 140 172 78
sty.18 126 179 69
lut.18 117 173 70
mar.18 127 168 83
kwi.18 138 174 85
maj.18 137 174 91
cze.18 158 168 106
lip.18 136 167 107
sie.18 155 144 110
wrz.18 153 152 98
paz.18 164 166 115

lis.18 168 150 113
gru.18 164 141 112
sty.19 193 161 116
lut.19 180 131 104
mar.19 195 145 110
kwi.19 216 149 107
maj.19 207 153 112
cze.19 224 141 122
lip.19 234 162 126
sie.19 207 125 125
wrz.19 230 154 119

w leczeniu aktywnej postaci mtodzienczego idiopatycznego zapalenia stawdw oraz
Xeljanz (tofacytynib) mtodzieniczego tuszczycowego zapalenia stawdw u pacjentow w wieku 2 lat i starszych,
u ktérych wystgpita niewystarczajgca odpowiedz na wczesniejsze leczenie LMPCh
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Data ADA ETA TOCi.v.
paz.19 237 161 120
lis.19 231 149 121
gru.19 222 129 125
sty.20 243 148 122
lut.20 232 119 122
mar.20 239 140 124
kwi.20 211 108 126
maj.20 205 109 125
cze.20 237 120 131
lip.20 225 115 126
sie.20 192 107 112
wrz.20 228 132 120
paz.20 227 106 115
lis.20 195 96 113
gru.20 232 108 112
sty.21 204 108 103
lut.21 214 109 109
mar.21 254 119 108
kwi.21 243 108 108
maj.21 222 118 106
cze.21 235 122 107
lip.21 241 104 113
sie.21 235 117 108
wrz.21 209 104 108
paz.21 242 111 109
lis.21 218 88 98
gru.21 252 115 107
sty.22 237 99 104
lut.22 248 98 98
mar.22 296 108 105
kwi.22 259 105 105
maj.22 267 80 104
cze.22 288 107 113
lip.22 295 84 112
sie.22 265 88 109

w leczeniu aktywnej postaci mtodzienczego idiopatycznego zapalenia stawdw oraz
Xeljanz (tofacytynib) mtodzienczego tuszczycowego zapalenia stawdw u pacjentow w wieku 2 lat i starszych,
u ktérych wystgpita niewystarczajgca odpowiedz na wczesniejsze leczenie LMPCh
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Data

wrz.22
paz.22
lis.22

gru.22

ADA

285
311
270
299

ETA

95
87
100
93

AESTIMO

TOCi.v.

120
116
121
117

12.4 Badanie ankietowe wsrdod polskich ekspertow klinicznych

12.4.1 Metodyka badania ankietowego

W celu doktadnego oszacowania populacji docelowe] przeprowadzono badanie ankietowe wsréd eks-

pertéw klinicznych z dziedziny reumatologii. Do wybranych ekspertéw klinicznych przestano przygoto-

wany do wypetnienia kwestionariusz w formie dokumentu elektronicznego z prosbg o wypetnienie. Sza-

blon kwestionariusza wypetnionego przez ekspertow przedstawiono w Rozdziale 12.4.3.

W ponizszej tabeli przedstawiono podstawowe dane ekspertow, ktérzy wzieli udziat w przeprowadzo-

nym badaniu ankietowym.

Tabela 48. Podstawowe dane ekspertow biorgcych udziat w badaniu ankietowym.

Ekspert

—

*

W badaniu wzieto udziat trzech ekspertdow klinicznych — lekarzy specjalizujgcych sie w pediatrii i reuma-

Nazwa reprezentowanego osrodka

—
s
—

tologii. Ankietowani eksperci odestali wypetnione kwestionariusze z uzupetnionymi odpowiedziami na

pytania, ktére zostaty wykorzystane do oszacowania czesci parametrow epidemiologicznych oraz

wptywu na budzet. Badanie przeprowadzono w kwietniu 2023 r.

12.4.2 Wyniki badania ankietowego

W pierwszym pytaniu Ekspertom przedstawiono wyjsciowg liczebnos¢ wszystkich pacjentéw z MIZS na

podstawie danych z ZKSLB oraz prognoze zachorowan na kolejne lata. Ankietowanych poproszono

w leczeniu aktywnej postaci mtodziericzego idiopatycznego zapalenia stawdw oraz
Xeljanz (tofacytynib) mtodzienczego tuszczycowego zapalenia stawow u pacjentow w wieku 2 lat i starszych,
u ktérych wystgpita niewystarczajgca odpowiedz na wczesniejsze leczenie LMPCh
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0 ocenienie, czy przedstawione liczebnosci stanowig populacje docelowg dla tofacytynibu. Odpowiedzi

ankietowanych przedstawiono ponizej.

Tabela 49. Odpowiedzi ekspertéw klinicznych na pytanie 1 badania ankietowego.

Ekspert OdpowiedZ

Ekspert ' -

Ekspert 2

Ekspert 3 I

Nastepnie na podstawie wczesniej zaprezentowanego oszacowania populacji pacjentéw z MIZS popro-

szono ekspertdw o okreslenie, jakg czes¢ populacji stanowig subpopulacje pacjentédw 2a (postaé wielo-
staowa MIZS) i 2b (postac nielicznostawowa MIZS) oraz u jakiego odsetka pacjentdw stosowane sg ak-
tualnie refundowane interwencje i jak bedg przedstawiaty sie udziaty w przypadku rozpoczecia refunda-
cji tofacytynibu (tres¢ pytania zob. Rozdziat 12.4.3). Odpowiedzi dotyczace liczby pacjentéw w subpo-
pulacji 2a i 2b przedstawia Bfad! Nieprawidtowy odsytacz do zaktadki: wskazuje na nig samg., natomiast
udziaty terapii w leczeniu wymienionej subpopulacji prezentuje Tabela 51. Ze wzgledu na réznice w for-
mie odpowiedzi ankietowanych (odpowiedzi w postaci liczby pacjentéw lub odsetka pacjentéw w su-
bpopulacji) odpowiedzi przeliczono na liczbe pacjentéw w subpopulacji oraz odsetka wsrdd catej popu-

lacji z MIZS.

Tabela 50. Odpowiedzi ekspertéw klinicznych na pytanie 2 badania ankietowego — liczebnos¢ pacjen-
téw w subpopulacji 2a i 2b.

Liczba Pacjentéw 2023 2024 2025 2026

MIZS (wielostawowa i

nielicznostawowa po-

stac- zgodnie z punk-
tem 2ai2b)

N
o
N
~

w leczeniu aktywnej postaci mtodziericzego idiopatycznego zapalenia stawdw oraz
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Liczba Pacjentéw 2023 2024 2025 2026 2027

Tabela 51. Odpowiedzi ekspertéw klinicznych na pytanie 2 badania ankietowego — udziaty terapii w
subpopulacjach 2ai 2b.

Schemat leczenia 2023 2024 2025 2026 2027
I
|
] | | | | |
I | | | | |
I | | | | |
] | | | | |
|
] | | | | |
I | | | | |
I | | | | |
] | | | | |
I
|
] | | | | |
I | | | | |
I [ [ [ [ [
] [ [ [ [ [
|
] [ [ [ [ [
I [ [ [ [ [
I [ [ [ [ [
] [ [ [ [ [
I
|
] | | | | |

w leczeniu aktywnej postaci mtodziericzego idiopatycznego zapalenia stawdw oraz
Xeljanz (tofacytynib) mtodzienczego tuszczycowego zapalenia stawow u pacjentow w wieku 2 lat i starszych,
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Schemat leczenia
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W tabeli ponizej przedstawiono komentarze ekspertdow do pytania 2.

Tabela 52. Komentarze ekspertéw klinicznych do pytania 2 badania ankietowego.

Ekspert Odpowiedz
Ekspert 3 I

W trzecim analogicznie do pytania drugiego poproszono o okreslenie jakg czes¢ populacji programu B.33
stanowi subpopulacja 2c (MIZS z dominujgcym zapaleniem btony naczyniowej oka) oraz udziaty terapii

w wymienionej subpopulacji. Odpowiedzi zestawiono w dwdch kolejnych tabelach.

w leczeniu aktywnej postaci mtodziericzego idiopatycznego zapalenia stawdw oraz
Xeljanz (tofacytynib) mtodzienczego tuszczycowego zapalenia stawow u pacjentow w wieku 2 lat i starszych,
u ktérych wystgpita niewystarczajgca odpowiedz na wczesniejsze leczenie LMPCh
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Tabela 53. Odpowiedzi ekspertéw klinicznych na pytanie 3 badania ankietowego — liczebnos¢ pacjen-
téw w subpopulacji 2c.

Liczba Pacjentow

N
H B REEmRlj]
]
w
)
o
)
S
)
H B REEmRlj
)
ul
)
o
)
o
)
o
]
~

Tabela 54. Odpowiedzi ekspertéw klinicznych na pytanie 2 badania ankietowego — udziaty terapii w
subpopulacji 2a.

Schemat leczenia 2023 2024 2025 2026 2027
I
|
] | | | | |
I | | | | |
I | | | | |
] | | | | |
|
] | | | | |
I | | | | |
I | | | | |
] | | | | |
I
|
] | | | | |
I I | | I |
I | | | | |

w leczeniu aktywnej postaci mtodziericzego idiopatycznego zapalenia stawdw oraz
Xeljanz (tofacytynib) mtodzienczego tuszczycowego zapalenia stawow u pacjentow w wieku 2 lat i starszych,
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78 AESTIMO

Schemat leczenia 2023 2024 2025 2026 2027
] | | | | |
|
] | | | | |
I I | | I |
I | | | | |
] | | | | |
I
|
] | | | | |
I | | | | |
I | | | | |
] | | | | |
|
] | | | | |
I | | | | |
I | | | | |
] | | | | |
.
|
] | | | | |
I | | | | |
I | | | | |
] | | | | |
|
] | | | | |
I [ [ [ [ [
I | | | | |
] | | | | |

W tabeli ponizej przedstawiono komentarze ekspertéw do pytania 3.

Tabela 55. Komentarze ekspertéw klinicznych do pytania 3 badania ankietowego.

Ekspert Odpowiedz

Ekspert 1 *

w leczeniu aktywnej postaci mtodziericzego idiopatycznego zapalenia stawdw oraz
Xeljanz (tofacytynib) mtodzienczego tuszczycowego zapalenia stawow u pacjentow w wieku 2 lat i starszych,
u ktérych wystgpita niewystarczajgca odpowiedz na wczesniejsze leczenie LMPCh
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Ekspert Odpowiedz
Ekspert 2 *
Ekspert 3 I

W pytaniu 4 zapytano ekspertow o liczbe pacjentéw z MIZS, ktdrzy kwalifikowaliby sie do terapii tofacy-
tynibem w ramach programu lekowego oraz poproszono o okreslenie ilu pacjentéw w rzeczywistosci

rozpocznie terapie produktem leczniczym Xeljanz. Odpowiedzi przedstawiono ponize;.

Tabela 56. Odpowiedzi ankietowanych na pytanie 4 badania ankietowego — pacjenci kwalifikujacy sie

do terapii TOF w populacji mtZS.

Ankieta 2023 2024 2025 2026 2027

W tabeli ponizej przedstawiono komentarze ekspertéow do pytania 4.

Tabela 57. Komentarze ekspertéw klinicznych do pytania 4 badania ankietowego.

Ekspert Odpowiedz
Ekspert 1 I
Ekspert 2 —

w leczeniu aktywnej postaci mtodziericzego idiopatycznego zapalenia stawdw oraz

mtodzienczego tuszczycowego zapalenia stawow u pacjentdw w wieku 2 lat i starszych,

Xeljanz (tofacytynib)
u ktérych wystgpita niewystarczajgca odpowiedz na wczesniejsze leczenie LMPCh
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Ekspert Odpowiedz
Ekspert 3 I

Pytanie 5 dotyczyto scenariusza, w ktérym od 1 lipca 2023 roku zacznie obowigzywac refundacja seku-
kinumabu w leczeniu mtZS. W zwigzku z tym poproszono o okreslenie podziatu rynku miedzy SEK i TOF
z uwzglednieniem czasu od wprowadzenia TOF do refundacji do uzyskania tego udziatu, przyjmujac ze
refundacja tofacytynibu rozpocznie sie ok. 1 rok po refundacji sekukinumabu. Odpowiedzi przedstawia

ponizsza tabela.

Tabela 58. Odpowiedzi ankietowanych na pytanie 5 badania ankietowego — udziaty SEK i TOF.

Ankieta I rok 11 rok 11l rok IV rok V rok

W tabeli ponizej przedstawiono komentarze ekspertdow do pytania 5.

Tabela 59. Komentarze ekspertéw klinicznych do pytania 5 badania ankietowego.

Ekspert Odpowiedz

Ekspert ! _
Ekspert 2 T

Ekspert 3 I

W ostatnim pytaniu poproszono ekspertéw o wskazanie terapii obecnie stosowanych w leczeniu mtZS
oraz okreslenie odsetka pacjentéw, u ktérego stosowane jest dane leczenie. Zebrane odpowiedzi przed-

stawia.

w leczeniu aktywnej postaci mtodziericzego idiopatycznego zapalenia stawdw oraz
Xeljanz (tofacytynib) mtodzienczego tuszczycowego zapalenia stawow u pacjentow w wieku 2 lat i starszych,
u ktérych wystgpita niewystarczajgca odpowiedz na wczesniejsze leczenie LMPCh
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Tabela 60. Odpowiedzi ankietowanych na pytanie 6 badania ankietowego — substancje stosowane w
leczeniu mtZS.

Sredni czas stosowania
(w miesigcach)

Lek Stosowane w leczeniu mtZS Odsetek pacjentéw otrzymujacy leczenie

W tabeli ponizej przedstawiono komentarze ekspertdow do pytania 6.

Tabela 61. Komentarze ekspertéw klinicznych do pytania 6 badania ankietowego.

Ekspert Odpowiedz
Ekspert 2 |
Ekspert 3 I

W wiekszosci odpowiedzi ekspertdw byty wyczerpujgce. Udzielane odpowiedzi réznity sie przede wszyst-
kim w przypadku odpowiedzi dotyczacych liczebnosci pacjentéw, z tego wzgledu do obliczen wykorzy-

stano $rednie wazone liczbg pacjentdéw leczonych przez danego eksperta.

12.4.3 Szablon kwestionariusza

Na kolejnych stronach zatgczono szablon kwestionariuszy wypetnianych przez ekspertéw klinicznych.

w leczeniu aktywnej postaci mtodziericzego idiopatycznego zapalenia stawdw oraz
Xeljanz (tofacytynib) mtodzienczego tuszczycowego zapalenia stawow u pacjentow w wieku 2 lat i starszych,
u ktérych wystgpita niewystarczajgca odpowiedz na wczesniejsze leczenie LMPCh
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Tabela 62. Szablon kwestionariusza badania ankietowego.

w leczeniu aktywnej postaci mtodziericzego idiopatycznego zapalenia stawdw oraz
Xeljanz (tofacytynib) mtodzienczego tuszczycowego zapalenia stawdw u pacjentow w wieku 2 lat i starszych,
u ktérych wystgpita niewystarczajgca odpowiedz na wczesniejsze leczenie LMPCh
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w leczeniu aktywnej postaci mtodziericzego idiopatycznego zapalenia stawdw oraz
Xeljanz (tofacytynib) mtodzienczego tuszczycowego zapalenia stawdw u pacjentow w wieku 2 lat i starszych,
u ktérych wystgpita niewystarczajgca odpowiedz na wczesniejsze leczenie LMPCh
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w leczeniu aktywnej postaci mtodziericzego idiopatycznego zapalenia stawdw oraz
Xeljanz (tofacytynib) mtodzienczego tuszczycowego zapalenia stawdw u pacjentow w wieku 2 lat i starszych,
u ktérych wystgpita niewystarczajgca odpowiedz na wczesniejsze leczenie LMPCh
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w leczeniu aktywnej postaci mtodziericzego idiopatycznego zapalenia stawdw oraz
Xeljanz (tofacytynib) mtodzienczego tuszczycowego zapalenia stawdw u pacjentow w wieku 2 lat i starszych,
u ktérych wystgpita niewystarczajgca odpowiedz na wczesniejsze leczenie LMPCh
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w leczeniu aktywnej postaci mtodziericzego idiopatycznego zapalenia stawdw oraz
mtodzienczego tuszczycowego zapalenia stawow u pacjentdw w wieku 2 lat i starszych,
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w leczeniu aktywnej postaci mtodziericzego idiopatycznego zapalenia stawdw oraz
Xeljanz (tofacytynib) mtodzienczego tuszczycowego zapalenia stawdw u pacjentow w wieku 2 lat i starszych,

u ktérych wystgpita niewystarczajgca odpowiedz na wczesniejsze leczenie LMPCh



