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Indeks skrótów 

AdvSM Zaawansowana mastocytoza układowa 
(Advanced Systemic Mastocytosis) 

Allo-HSCT Przeszczepienie allogenicznych krwiotwórczych komórek macierzystych 
(Allogenic Hematopoietic Stem Cell Transplantation) 

AOTMiT Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji 

ASM Agresywna mastocytoza układowa 
(Aggressive Systemic Mastocytosis) 

AVA Awaprytynib 

BIA Analiza wpływu na budżęt 
(Budget Impact Analysis) 

GIST Nowotwór podścieliskowy przewodu pokarmowego 
(Gastrointenstinal Stromal Tumour) 

INF Peginterferon alfa-2a 

MCL Białaczka mastocytowa 
(Mast Cell Leukemia) 

MZ Ministerstwo Zdrowia 

NFZ Narodowy Fundusz Zdrowia 

PDGFRA Receptor alfa płytkopochodnego czynnika wzrostu 
(Platelet-derived Growth Factor Receptor Alpha) 

SM-AHN Mastocytoza układowa z towarzyszącym nowotworem hematologicznym 
(Systemic Mastocytosis with Associated Hematologic Neoplasm) 

ST Terapia standardowa 
(Standrad Therapy) 
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Streszczenie 

Cel 

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

Narodowy Fundusz Zdrowia oraz MZ, Ministerstwo Zdrowia) w przypadku podjęcia pozytywnej decyzji 

o finansowaniu ze środków publicznych awaprytynibu (Ayvakyt®, AVA) w terapii dorosłych pacjentów z wcześniej 

leczoną zaawansowaną mastocytozą układową (AdvSM, ang. advanced systemic mastocytosis). 

Metodyka 

Analizę przeprowadzono z perspektywy płatnika publicznego. Ponieważ współpłacenie płatnika publicznego 

i pacjentów za leki dotyczy tylko peginterferon alfa-2a oraz leków stosowanych w ramach monitorowania terapii 

po przeszczepieniu krwiotwórczych komórek macierzystych, wyniki analizy przy uwzględnieniu perspektywy 

łącznej będą niemal takie same, jak z perspektywy płatnika publicznego. W konsekwencji w niniejszym 

dokumencie zaprezentowano wyniki wyłącznie z perspektywy płatnika publicznego. Wyniki obliczeń 

uwzględniających wydatki z perspektywy płatnika publicznego i pacjentów przy uwzględnieniu współpłacenia za 

leki uwzględniono w ramach analizy wrażliwości.  

Populację docelową niniejszej analizy zdefiniowano jako dorosłych pacjentów z agresywną mastocytozą 

układową (ASM), mastocytozą układową z nowotworem układu krwiotwórczego (SM-AHN) lub białaczką 

mastocytową (MCL).  

Liczebność populacji docelowej, udziały leków stosowanych w analizowanej populacji i prognozowane 

rozpowszechnienie preparatu Ayvakyt® określono w oparciu o opinie ekspertów klinicznych zajmujących się 

leczeniem pacjentów z mastocytozą w Polsce.  

W analizie uwzględniono następujące kategorie kosztowe: leki (Ayvakyt®, midostauryna, kladrybina, peginterferon 

alfa-2a oraz hydroksymocznik), podanie leków, monitorowanie i diagnostyka, opieka terminalna, leczenie zdarzeń 

niepożądanych oraz koszty związane z przeszczepieniem allogenicznych krwiotwórczych komórek 

macierzystych. 

Wyniki dla obu scenariuszy przedstawiono w postaci wydatków całkowitych oraz z podziałem na poszczególne 

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

w scenariuszu nowym i istniejącym. 

Wyniki 

Populacja 
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1.3. Kwalifikacja do grupy limitowej 

Zgodnie z ustawą z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji leków, środków spożywczych specjalnego 

przeznaczenia żywieniowego oraz wyrobów medycznych „do grupy limitowej kwalifikuje się lek 

posiadający tę samą nazwę międzynarodową albo inne nazwy międzynarodowe, ale podobne 

działanie terapeutyczne i zbliżony mechanizm działania oraz środek spożywczy specjalnego 

przeznaczenia żywieniowego, wyrób medyczny, przy zastosowaniu następujących kryteriów: 

1.  tych samych wskazań lub przeznaczeń, w których są refundowane, 

2.  podobnej skuteczności.” [6] 

Obecnie AVA nie jest refundowany w żadnym wskazaniu. Nie zidentyfikowano grupy limitowej, 

w której byłyby leki o tej samej nazwie międzynarodowej lub innej nazwie międzynarodowej, ale 

podobnym działaniu terapeutycznym i zbliżonym mechanizmie działania do AVA. Nie zidentyfikowano 

również grupy limitowej, w której byłyby leki uzyskujące podobny efekt zdrowotny lub podobny 

dodatkowy efekt zdrowotny do AVA, pomimo odmiennych mechanizmów działania leków. Nie 

spełnione są zatem kryteria wymienione w art. 15 ust. 2 oraz w art. 15 ust. 3 pkt 2 ustawy zezwalające 

na kwalifikację do istniejącej grupy limitowej. 

W analizie założono zatem utworzenie nowej odrębnej grupy limitowej, w której znajdą się cztery 

opakowania preparatu Ayvakyt®: zawierające 30 tabletek po 200 mg, 100 mg, 50 mg lub 25 mg. 

1.4. Założenia analizy 

Poniżej przedstawiono najważniejsze założenia niniejszej analizy. Szczegóły dotyczące przyjętych 

założeń oraz oszacowanych parametrów zostały zawarte w poszczególnych rozdziałach związanych z 

zdanym zagadnieniem. 

 W niniejszej analizie założono, że aktualnie w grupie pacjentów z ASM, SM-AHN oraz MCL 

stosowane są następujące leki: awaprytynib (AVA), midostauryna (MIDO), kladrybina (KLAD), 

peginterferon alfa-2a (IFN) oraz hydroksymocznik (HU). 

 Analiza została przeprowadzona w horyzoncie czasowym równym 2 lata. 

 Analizę przeprowadzono z perspektywy płatnika publicznego (PP) oraz perspektywy wspólnej 

(PP + P). W analizie przyjęto, że obie perspektywy są tożsame. 

 Liczebność populacji docelowej oszacowano na podstawie informacji uzyskanych od ekspertów 

klinicznych. 
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2. Metodyka i dane źródłowe 

2.1. Sposób przeprowadzenia analizy 

Analizę wpływu na budżet przeprowadzono w następujący sposób: 

1. Zdefiniowano populację docelową pacjentów kwalifikujących się do leczenia produktem leczniczym 

Ayvakyt® jako dorosłych pacjentów z wcześniej leczoną AdvSM.  

2. Na podstawie opinii ekspertów przeprowadzono prognozę liczebności populacji docelowej 

w kolejnych 2 latach od początku refundacji preparatu Ayvakyt®. 

3. Na podstawie przeprowadzonych ankiet z ekspertami klinicznymi oszacowano rozpowszechnienie 

AVA oraz pozostałych interwencji uwzględnionych w analizie w populacji docelowej. 

4. Określono schematy dawkowania, koszty jednostkowe uwzględnionych substancji czynnych, 

koszty podania leków, koszty monitorowania leczenia, koszty leczenia zdarzeń niepożądanych 

oraz pozostałe koszty uwzględnione w obliczeniach.  

5. Obliczono przewidywane wydatki płatnika w populacji docelowej: 

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

tj. w przypadku braku finansowania preparatu Ayvakyt® ze środków publicznych, 

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

preparatu Ayvakyt® ze środków publicznych. 

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

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

to oszczędności dla płatnika. W przypadku oszacowania dodatnich wydatków inkrementalnych, 

oznaczają one dodatkowe nakłady finansowe płatnika. 

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

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

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

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

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

(np. wariant A1 i A2). 

2.2. Forma analizy 

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

kalkulacyjnego wykonanego w programie Microsoft Office 365, umożliwiającego obliczenie 
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prognozowanych wydatków płatnika w zależności od przyjętych założeń. Arkusz kalkulacyjny 

umożliwia również przeprowadzenie jednokierunkowych i wielokierunkowych analiz wrażliwości. 

2.3. Perspektywa analizy 

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

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

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

specjalnego przeznaczenia żywieniowego, wyrobu medycznego, które nie mają odpowiednika 

refundowanego w danym wskazaniu [8], analizę przeprowadzono z perspektywy płatnika publicznego 

oraz z perspektywy wspólnej płatnika i pacjentów, przy uwzględnieniu kosztów współpłacenia za leki.  

Ponieważ współpłacenie za leki dotyczy tylko peginterferonu alfa-2a wyniki analizy przy uwzględnieniu 

perspektywy wspólnej będą niemal takie same, jak z perspektywy płatnika publicznego. 

W konsekwencji w niniejszym dokumencie zaprezentowano wyniki wyłącznie z perspektywy płatnika 

publicznego. Scenariusz uwzględniający wydatki z perspektywy płatnika publicznego i pacjentów 

uwzględniono w ramach analizy wrażliwości (wariant G, rozdz. 2.9.2). 

2.4. Horyzont czasowy 

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

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

programu lekowego począwszy od 1 stycznia 2025 roku. Zgodnie z wytycznymi AOTMiT [9] horyzont 

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

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

z ustawą refundacyjną z dnia 12 maja 2011 roku [6], pierwsza decyzja refundacyjna wydawana jest na 

2 lata. 

2.5. Populacja docelowa 

Populację docelową niniejszej analizy stanowią dorośli pacjenci z zaawansowaną mastocytozą 

układową będący po co najmniej jednej terapii ogólnoustrojowej. 

Na podstawie przeprowadzonego przeszukania zasobów sieci Internet nie odnaleziono źródeł danych, 

na podstawie których możliwe było wiarygodne oszacowanie liczebności populacji docelowej 

niniejszej analizy (rozdz. A.1). W związku z tym liczebność populacji docelowej oszacowano na 

podstawie ankiet przeprowadzonych z ekspertami zajmującymi się leczeniem pacjentów 

z mastocytozą w Polsce. Wyniki przeprowadzonych ankiet przedstawiono w aneksie (rozdz. A.3). 
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pacjentów, u których zostanie uwzględnione przeżycie po allo-HSCT (i w konsekwencji na łączne 

efekty zdrowotne generowane przez pacjentów stosujących terapię standardową), rozkład kohorty na 

potrzeby niniejszej analizy został wygenerowany przy uwzględnieniu rozpowszechnienia leków 

wykorzystanego w ramach analizy podstawowej niniejszej analizy wpływu na budżet. 

W ramach modelowania nie uwzględniono dalszego postępowania u pacjentów przerywających 

leczenie danym schematem (tj. kolejnych linii leczenia, progresji i braku aktywnego leczenia). 

Podejście takie wynika z definicji i sposobu oszacowania populacji docelowej, która kumuluje 

pacjentów leczonych w ramach 2. i kolejnych linii. Oznacza to, że przerywanie leczenia wśród 

pacjentów jest uwzględnione w oszacowaniu liczebności populacji docelowej, zaś naliczenie 

pacjentom przerywającym leczenie kosztu kolejnej linii multiplikowałoby ich koszty leczenia.  

Leki uwzględnione w niniejszej analizie mogą być stosowane do progresji choroby (AVA, MIDO, IFN, 

HU) lub przez z góry określoną maksymalną liczbę cykli leczenia (KLAD). W obliczeniach koszty 

terapii z zastosowaniem leków stosowanych do progresji choroby naliczane są co cykl leczenia, 

natomiast koszty terapii z zastosowaniem leków stosowanych przez określoną liczbę cykli leczenia 

naliczane są jednorazowo (za cały okres leczenia) w I cyklu modelu. Podejście to jest spójne 

z przeprowadzoną analizą ekonomiczną [7]. 

W związku z faktem, iż dane kosztowe zostały zaczerpnięte z przeprowadzonej analizy ekonomicznej 

[7] w ramach niniejszej analizy scenariusze kosztowe testowane w ramach analizy ekonomicznej 

zostały również uwzględnione w ramach analizy BIA. 

2.11. Analiza wrażliwości 

Parametry uwzględnione w analizie BIA mogą podlegać zmianom w zależności od rozrzutu 

i niepewności oszacowań danych wejściowych. W związku z tym, przeprowadzono jednokierunkowe 

analizy wrażliwości, zakładające zmienność następujących parametrów: 

 wariant A: liczba nowych pacjentów z populacji docelowej w kolejnych latach horyzontu 

czasowego, 

 wariant B: udziały terapii w scenariuszu istniejącym, 

 wariant C: rozpowszechnienie AVA w scenariuszu nowym, 

 wariant D: średnia masa ciała pacjentów, 

 wariant E: dawkowanie AVA, 

 wariant F: czas trwania leczenia KLAD, 

 wariant G: perspektywa PP + P 

 wariant H: koszt HU, 

 wariant I: koszt podania leków doustnych, 

 wariant J: koszt monitorowania KLAD, 

 wariant K: dane z analizy ekonomicznej, 
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 wariant L: rozkład kohorty bez uwzględnienia możliwości wykonania u pacjentów allo-HSCT, 

W jednokierunkowej analizie wrażliwości, we wszystkich wariantach analizy obliczano prognozowane 

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

w analizie wrażliwości, natomiast pozostałe zmienne przyjmowały wartości uwzględnione w analizie 

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

niepewność w oszacowaniu poszczególnych zmiennych. 

Szczegółowe wyniki analizy wrażliwości oraz dane dotyczące zakresu zmienności poszczególnych 

parametrów uwzględnionych w analizie wrażliwości wraz z uzasadnieniem przedstawiono w rozdz. 4.  
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4.1.2. Podsumowanie 
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6. Podsumowanie i wnioski 

POPULACJA 

                

              

 

              

               

                

      

SCENARIUSZ ISTNIEJĄCY 

         

                

             

          

                    

   

SCENARIUSZ NOWY 

           

           

                  

          

                    

   

WYDATKI INKREMENTALNE 
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WNIOSKI 
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7. Ograniczenia 

 W ramach przeprowadzonych prac nie odnaleziono odpowiednich danych epidemiologicznych 

pozwalających w wiarygodny sposób oszacować liczebność populacji docelowej. W związku z tym 

liczbę pacjentów z populacji docelowej oszacowano w oparciu o opinie ankietowanych ekspertów 

klinicznych zajmującymi się leczeniem pacjentów z mastocytozą. W odniesieniu do parametrów 

wykorzystywanych do oszacowania liczebności populacji docelowej przeprowadzono analizy 

wrażliwości. 

 W I roku horyzontu czasowego analizy do liczby pacjentów rozpoczynających leczenie w 2025 r. 

dodano liczbę pacjentów z populacji docelowej z 2024 r. Należy podkreślić, że jest bardzo mało 

prawdopodobne, aby wszyscy pacjenci z 2024 r. otrzymali kolejna linię leczenia w roku następnym. 

             

               

        . 

 Udziały pozostałych leków w populacji docelowej w scenariuszu istniejącym określono na 

podstawie opinii ekspertów.         

           

              

     

 Z powodu braku innych danych rozpowszechnienie preparatu Ayvakyt® w scenariuszu nowym 

oszacowano na podstawie opinii ekspertów. W analizie założono, że w obu latach 

rozpowszechnienie produktu leczniczego Ayvakyt® będzie na tym samym poziomie. 

Przeprowadzono w tym zakresie odpowiednie analizy wrażliwości. 

 Udziały poszczególnych dawek preparatu Ayvakyt® przyjęto zgodnie z analizą ekonomiczną [7]. 

Przyjęte udziały mogą odbiegać od rzeczywistego dawkowania AVA w populacji docelowej. 

Przeprowadzono w tym zakresie analizę wrażliwości, w której założono, że wszyscy pacjenci będą 

stosować AVA w dawce 200 mg na dzień        

     

 Prognozowane wydatki zostały oszacowane na podstawie kosztów zaczerpniętych z analizy 

ekonomicznej i modelowania przebiegu choroby przyjętego w analizie ekonomicznej, zatem część 

ograniczeń analizy ekonomicznej dotyczą również analizy wpływu na budżet. 

 Zgodnie z Obwieszczeniem Ministra Zdrowia [2] HU jest refundowany tylko w grupie pacjentów 

z rozpoznaniem MCL.            
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8. Dyskusja 

Celem analizy wpływu na budżet jest określenie przewidywanych wydatków płatnika publicznego 

(NFZ, Narodowy Fundusz Zdrowia oraz MZ, Ministerstwo Zdrowia) w przypadku podjęcia pozytywnej 

decyzji o finansowaniu ze środków publicznych awaprytynibu (Ayvakyt®, AVA) w leczeniu dorosłych 

pacjentów zaawansowaną mastocytozą układową (AdvSM) będących po co najmniej jednej terapii 

ogólnoustrojowej, którzy spełniają kryteria włączenia do proponowanego programu lekowego. 

Liczebność populacji docelowej oszacowano na podstawie wyników badania ankietowego 

przeprowadzonego wśród ekspertów klinicznych zajmujących się leczeniem pacjentów z mastocytozą 

w Polsce.                 

                   

             

              

 W obliczeniach konserwatywnie przyjęto, że wszyscy pacjenci aktualnie leczeni w związku 

z AdvSM będą leczeni również w I roku horyzontu czasowego niniejszej analizy. Założenie to zawyża 

faktyczną liczbę pacjentów leczonych w kolejnych latach – mając na uwadze oczekiwane przeżycie 

pacjentów (por. analiza problemu decyzyjnego [1]) nie wszyscy pacjenci spośród osób aktualnie 

leczonych dożyją i otrzymają kolejną linię leczenia         

          

            

Ze względu na brak innych danych, rozpowszechnienie preparatu Ayvakyt® w scenariuszu nowym 

przyjęto również w oparciu wyniki przeprowadzonego badania ankietowego.     
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