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ChPL Charakterystyka Produktu Leczniczego

GUS Gtowny Urzad Statystyczny

HTA Ocena technologii medycznych (ang. Health Technology Assessment)
IGP lednorodne Grupy Pacjentow

Mz Minister Zdrowia

NDO Neurogenna nadreaktywnos¢ wypieracza (ang. neurogenic detrusor overactivity)
NFZ Narodowy Fundusz Zdrowia

persp. perspektywa

PRWWR Polski Rejestr Wrodzonych Wad Rozwojowych

PTU Polskie Towarzystwo Urologiczne

r.i Rok ycia

SB rozszczep kregostupa (tac. spina bifida)

scl Uszkodzenie rdzenia kregowego (ang. spinal cord injury)

WW. Wyiej wymienione/wyiej wymienionych
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STRESZCZENIE

. Cel analizy

Celem analizy byto oszacowanie skutkéw finansowych dla budzetu ptatnika publicznego (Narodowego Funduszu Zdrowia)
oraz ptatnika publicznego i pacjenta wprowadzenia refundacji produktu leczniczego VESOXX® (roztwér do pecherza
moczowego zawierajacy chlorowodorek oksybutyniny, 1mg/ml) stosowanego w celu hamowania neurogennej
nadreaktywnosci wypieracza wynikajacej z uszkodzenia lub rozszczepienia kregostupa (spina bifida) u dzieci w wieku od 6 do
18 lat, ktére kontrolujg opréznianie pecherza za pomoca okresowego cewnikowania pecherza, w przypadku braku skutecznej
kontroli za pomocg doustnych lekéw antycholinergicznych i (lub) wskutek wystepowania nietolerowalnych dziatan
niepozadanych.

Finansowanie ze Srodkdw publicznych produktu leczniczego VESOXX® proponowane jest w ramach nowego programu
lekowego.

Analize przeprowadzono na zlecenie firmy Farco-Pharma GmbH.
Metodyka i zatozenia

Analize wptywu na budzet przeprowadzono dla dwuletniego horyzontu czasowego, obejmujgcego okres od stycznia
2024 roku do grudnia 2025 roku. Oszacowano w niej koszty generowane przez dwa scenariusze:

e  scenariusz istniejgcy, zaktadajacy brak refundacji produktu leczniczego VESOXX?®;

=  scenariusz nowy, zaktadajgcy umieszczenie produktu leczniczego VESOXX® w Obwieszczeniu Ministra Zdrowia
w sprawie wykazu refundowanych lekdw, srodkéw spoiywczych specjalnego przeznaczenia Zzywieniowego oraz
wyrobow medycznych, zgodnie z wnioskowanymi warunkami objecia refundacja.

W oszacowaniach kosztéw uwzgledniono koszty wnioskowanej technologii medycznej (tj. produktu leczniczego VESOXX®),
koszty terapii stosowanych aktualnie w rozwazane] populacji, koszty kwalifikacji do programu lekowego, koszty czystego
okresowego cewnikowania oraz koszty monitorowania stanu zdrowia pacjenta (w ramach programu lekowego i poza nim).
Analize przeprowadzono z perspektywy ptatnika publicznego finansujgcego swiadczenia zdrowotne tj. z perspektywy
Narodowego Funduszu Zdrowia oraz z perspektywy wspdlnej ptatnikow: ptatnika publicznego i pacjenta.

Wplyw zmian w przyjetych zatozeniach na wyniki analizy testowano w ramach analizy wrazliwosci. Obliczenia wykonano
w arkuszu kalkulacyjnym programu Microsoft Office Excel® 365.

Analiza wptywu na budzet zostata przeprowadzona zgodnie z Wytycznymi HTA [1] oraz Rozporzadzeniem Ministra Zdrowia
z dnia 8 stycznia 2021 r. w sprawie minimalnych wymagan, jakie musza spetnia¢ analizy uwzglednione we wnioskach o objecie
refundacjg i ustalenie urzedowej ceny zbytu, o objecie refundacjg i ustalenie urzedowej ceny zbytu technologii lekowej
o wysokiej wartosci klinicznej oraz o podwyiszenie urzedowej ceny zbytu leku, érodka spoiywczego specjalnego
przeznaczenia zywieniowego, wyrobu medycznego, ktére nie maja odpowiednika refundowanego w danym wskazaniu [3].

Wyniki analizy wptywu na system ochrony zdrowia
Whprowadzenie refundacji produktu leczniczego VESOXX® w ramach nowego programu lekowego wigze sie z nastepujacymi
wydatkami ptatnika publicznego oraz ptatnika publicznego i pacjenta:

- e Sine PINI - a ' . W

Woprowadzenie finansowania produktu leczniczego VESOXX® ze $rodkéw publicznych w ramach nowego programu lekowego
dotyczacego leczenia neurogennej nadreaktywnosci wypieracza wynikajacej z uszkodzenia lub rozszczepienia kregostupa
(spina bifida) u dzieci w wieku od 6 do 18 lat, ktore kontrolujg opréznianie pecherza za pomoca okresowego cewnikowania
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pecherza, w przypadku braku skutecznej kontroli za pomoca doustnych lekéw antycholinergicznych i (lub) wskutek
wystepowania nietolerowalnych dziatan niepozadanych wigie sie z

. Whnioski koicowe

Produkt leczniczy VESOXX® zawiera chlorowodorek oksybutyniny w postaci roztworu podawanego dopecherzowo.
Dopecherzowe wprowadzanie oksybutyniny u pacjentow z neurogenng nadreaktywnoscia wypieracza wynikajaca
z uszkodzenia lub rozszczepienia kregostupa (spina bifida) stosujacych okresowe cewnikowanie pecherza stanowi duzg zalete
whnioskowanego produktu leczniczego, gdyz (w odroznieniu od doustnej postaci oksybutyniny) pomijany jest efekt pierwszego
przejécia, a zarazem minimalizowana jest ilo$¢ krazacego w organizmie metabolitu oksybutyniny (DEOB), ktory wykazuje
wysokie powinowactwo do receptorow muskarynowych M1 w moézgu powodujac ucigzliwe dla pacjentéw dziatania
niepozadane.

Skutecznos¢ i bezpieczeristwo dopecherzowej formy oksybutyniny zostaty potwierdzone kilkunastoletnimi obserwacjami,
ktore wykazaty, ze terapia z jej udziatem wigze sie m.in. z istotng poprawg pojemnosci pecherza, trwatym zmniejszeniem
cisnienia wypieracza na koncu fazy wypetnienia, istotnym zwiekszeniem podatnosci pecherza (compliance), poprawa
w zakresie wystepowania i stopnia ciezkosci refluksu pecherzowo-moczowodowego (VUR), a takie brakiem istotnych,
systemowych zdarzeri niepozadanych [5]. Biorgc pod uwage, iz gtéwnym celem leczenia neurogennej nadreaktywnosci
wypieracza jest osiggniecie i utrzymanie prawidtowego cisnienia w pecherzu/uzyskanie odpowiedniej pojemnosci pecherza
moczowego co pozwala na unikniecie trwatego uszkodzenia pecherza moczowego, moczowoddw i nerek, terapia z udziatem
produktu leczniczego VESOXX® stanowi odpowiedZ na ww. potrzeby pacjentéw. Bezpieczeristwo oksybutyniny podawanej
dopecherzowo, wyrazone brakiem istotnych, systemowych zdarzenn niepozadanych potaczone z wysoky skutecznodcia
wnioskowanej technologii sprawia, ze jest ona preferowana przez ponad 90% pacjentdw i ich opiekunéw [5].

Whnioskowane finansowanie produktu leczniczego VESOXX® w ramach programu lekowego dotyczy dzieci od 6 do 18 lat
z neurogenng nadreaktywnodcia wypieracza wynikajaca z uszkodzenia lub rozszczepienia kregostupa (spina bifida), ktére
kontrolujg oprdznianie pecherza za pomocg okresowego cewnikowania pecherza, w przypadku braku skutecznej kontroli za
pomocy doustnych lekéw antycholinergicznych i (lub) wskutek wystepowania nietolerowalnych dziatari niepozadanych.
Powyisza populacja stanowi wyselekcjonowana grupe chorych o ograniczonej liczebnosci. Wnioskowana populacja dzieci
wymaga szczegolnej troski, gdyz brak skutecznej kontroli oznacza ryzyko przetrwale podwyiszonego cisnienia w pecherzu
moczowym prowadzgcego w konsekwencji do rozwoju niewydolnosci nerek i zwigkszonej Smiertelnosci. Biorgc pod uwage,
ze w Polsce nadal brakuje dostepu do mniej inwazyjnych, skutecznych i w petni finansowanych przez ptatnika publicznego
opcji terapeutycznych, odsetek dzieci z neurogenng nadreaktywnoscia wypieracza poddawanych chirurgicznemu
powiekszeniu pecherza moczowego jest wcigz wysoki. Naleiy przy tym zaznaczy¢, ie przytoczone wyiej interwencje
chirurgiczne stanowig leczenie inwazyjne, niosace za soba ryzyko komplikacji oraz wtdrnego nowotworzenia [19]. Dodatkowo
nadal brakuje wiarygodnych dowoddéw potwierdzajgcych odlegty skutecznos¢ leczenia chirurgicznego (szczegélnie
w populacji pediatrycznej) [5].

Wprowadzenie refundacji produktu leczniczego VESOXX® w ramach proponowanego programu lekowego wigze sie
z wydatkami ptatnikdéw (NFZ, NFZ + pacjent), jednak wartym podkreslenia jest fakt, ze zapewni chorym dzieciom dostep do
mato inwazyjnej opcji terapeutycznej, pozwalajacej na odsuniecie w czasie leczenia chirurgicznego i zapewniajgcej
bezpieczng i skuteczng kontrole nad neurogenng nadreaktywnoscig wypieracza minimalizujac tym samym ryzyko rozwoju
niewydolnosci nerek.
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1. ANALIZA WPLYWU NA SYSTEM OCHRONY ZDROWIA

1.1. Cel analizy

Analize wptywu na system ochrony zdrowia wykonano w celu oszacowania skutkéw finansowych dla budzetu
NFZ oraz NFZ i pacjenta wprowadzenia w ramach nowego programu lekowego refundacji produktu leczniczego
VESOXX® (roztwér do pecherza moczowego zawierajacy chlorowodorek oksybutyniny, 1mg/ml) stosowanego
w celu hamowania neurogennej nadreaktywnosci wypieracza wynikajacej z uszkodzenia lub rozszczepienia
kregostupa (spina bifida) u dzieci w wieku od 6 do 18 lat, ktére kontrolujg opréznianie pecherza za pomoca
okresowego cewnikowania pecherza, w przypadku braku skutecznej kontroli za pomocg doustnych lekéw
antycholinergicznych i (lub) wskutek wystepowania nietolerowalnych dziatan niepozgdanych.

Ekspertyza zostata przeprowadzona na zlecenie firmy Farco-Pharma GmbH.

1.2. Wnioskowane warunki objecia refundacjg produktu leczniczego VESOXX®

W ponizszej tabeli przedstawiono wnioskowane warunki objecia refundacja produktu leczniczego VESOXX®.
Prognozowany termin wprowadzenia refundacji ww. produktu to styczeri 2024 roku.

Tabela 1. Wnioskowane warunki objecia refundacjg produktu leczniczego VESOXX®
Element informacji o produkeie leczniczym

/skiadowa wyznaczenia kosztu VBt fovks shindires]

Nazwa handlowa! VESOXX®

Nazwa miedzynarodowal chlorowodorek oksybutyniny

Postac i dawka produktu leczniczego! roztwdr do podawania do pecherza moczowego, 1mg/ml
Opakowanie jednostkowe: 100 amputkostrzykawek, kazda

Zawartos$¢ opakowania jednostkowego? z 10 ml jatowego roztworu zawierajacego 10 mg chlorowodorku

oksybutyniny
Numer GTIN 05909991398705

Hamowanie neurogennej nadreaktywnosci wypieracza
wynikajgcej z uszkodzenia lub rozszczepienia kregostupa (spina
bifida) u dzieci w wieku od 6 do 18 lat, ktére kontrolujg
Whioskowane wskazanie opréinianie pecherza za pomocg okresowego cewnikowania
pecherza, w przypadku braku skutecznej kontroli za pomocg
doustnych lekéw antycholinergicznych i (lub) wskutek
wystepowania nietolerowalnych dziatan niepozadanych

Whioskowana kategoria dostepnosci refundacyjnej Lek dostepny w ramach nowego programu lekowego
Zatozenia dotyczace grupy limitowej Utworzenie nowej odrebnej grupy limitowej?
Kategoria odptatnosci $wiadczeniobiorcy® Bezptatnie®

Instrument dzielenia ryzyka! Tak*

1 Zgodnie z wnioskiem o objecie refundacjg i ustalenie urzedowej ceny zbytu produktu leczniczego VESOXX®.

2 Szczegdtowe informacje dotyczace grupy limitowe]j dla produktu leczniczego VESOXX® przedstawiono w rozdziale 1.3.

3 Zgodnie z art. 14 ust. 1 Ustawy o refundacji [2] lek stosowany w ramach programu lekowego kwalifikowany jest do odptatnosci bezptatnie
4 Szczegdotowe informacje — patrz ponizej
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1.3. Grupa limitowa dla produktu leczniczego VESOXX®

Chlorowodorek oksybutyniny w postaci roztworu do podawania do pecherza moczowego nie figuruje aktualnie
w Obwieszczeniu Ministra Zdrowia [4]. W ramach Listy A1 obowigzujgcego Obwieszczenia Ministra Zdrowia [4]
(Leki refundowane dostepne w aptece na recepte w catym zakresie zarejestrowanych wskazan i przeznaczer lub
we wskazaniu okreslonym stanem klinicznym) w zakresie wnioskowanego wskazania zaden lek nie jest objety
finansowaniem ze $rodkéw publicznych. Ponadto sposréd technologii alternatywnych rozwazanych w ramach
analizy problemu decyzyjnego [6] jedynie toksyna botulinowa typu A (produkt leczniczy Botox®) objeta jest
refundacjg w nadreaktywnosci wypieracza [4], jednak dostepna jest ona w ramach programu lekowego, ktéry
nie dotyczy rozwazanej populacji docelowej (program obejmuje dorostych chorych z neurogenng
nadreaktywnos$cig wypieracza w stanie po stabilnym urazie rdzenia kregowego lub ze stwardnieniem rozsianym).
Uwzgledniajac powyzsze nie ma mozliwosci zakwalifikowania produktu leczniczego VESOXX® do istniejgcej grupy
limitowej. Nie maja zatem zastosowania zapisy, o ktorych mowa w art. 15 ust. 2 oraz art. 15 ust. 3 pkt 2 Ustawy
o refundacji [2].

Nalezy podkresli¢, iz zgodnie z wynikami przeprowadzonej analizy efektywnosci klinicznej [5] terapia z udziatem
chlorowodorku oksybutyniny podawanego dopecherzowo wigze sie z istotnym zwiekszeniem pojemnosci
echerza, istotng poprawg podatnosci wypieracza oraz spadkiem ci$nienia wypieracza na koricu fazy wypetniania

=]

pecherza. Leczenie chlorowodorkiem oksybutyniny podawanym dopecherzowo charakteryzowato sie dobrym
profilem bezpieczeristwa z mniejszym nasileniem dziatarh niepozadanych typowych dla doustnych lekéw
antycholinergicznych. Biorgc zatem pod uwage istotny wptyw wnioskowanej technologii na efekt zdrowotny
spetnione s3 kryteria, o ktérych mowa w art. 15 ust. 3 pkt 1 Ustawy o refundacji [2].

Uwzgledniajgc udowodniony efekt terapeutyczny podawanego dopecherzowo chlorowodorku oksybutyniny oraz
brak mozliwosci wigczenia wnioskowanej technologii do istniejgcej grupy limitowej, wprowadzenie refundacji
produktu leczniczego VESOXX® jako leku dostepnego w ramach programu lekowego bedzie sie wigzato
z utworzeniem nowej, odrebnej grupy limitowej, ktérej podstawa stanie sie wnioskowana technologia. Bedzie
to réwniez zgodne z dotychczasowym schematem konstrukcji grup limitowych dla lekéw stosowanych
w programach lekowych, zgodnie z ktérym nowe grupy limitowe tworzone s3 dla poszczegdlnych substancji
czynnych.
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1.4. Metodyka i zatozenia

W analizie wptywu na budzet oceniono konsekwencje finansowe dla ptatnika publicznego oraz pfatnika
publicznego i $wiadczeniobiorcy wynikajgce z wprowadzenia refundacji produktu leczniczego VESOXX® w ramach
programu lekowego dotyczacego leczenia neurogennej nadreaktywnosci wypieracza wynikajacej z uszkodzenia
lub rozszczepienia kregostupa (spina bifida) u dzieci w wieku od 6 do 18 lat, ktére kontrolujg opréznianie pecherza
za pomoca okresowego cewnikowania pecherza, w przypadku braku skutecznej kontroli za pomoca doustnych
lekéw antycholinergicznych i (lub) wskutek wystepowania nietolerowalnych dziatan niepozadanych.

Analize przeprowadzono zgodnie z Rozporzadzeniem Ministra Zdrowia z dnia 8 stycznia 2021 r. w sprawie
minimalnych wymagan, jakie musza spetnia¢ analizy uwzglednione we wnioskach o objecie refundacjg i ustalenie
urzedowej ceny zbytu, o objecie refundacjg i ustalenie urzedowej ceny zbytu technologii lekowej o wysokiej
wartosci klinicznej oraz o podwyiszenie urzedowej ceny zbytu leku, $rodka spoizywczego specjalnego
przeznaczenia zywieniowego, wyrobu medycznego, ktére nie majg odpowiednika refundowanego w danym
wskazaniu [3] (zwanym dalej Rozporzadzeniem Ministra Zdrowia w sprawie wymagan minimalnych).

Wptyw zmian w zatozeniach analizy na uzyskane wyniki badano w ramach analizy wrazliwosci.

Obliczenia wykonano w arkuszu kalkulacyjnym programu Microsoft” Office Excel® 365, kt6ry zostat dotaczony
do wniosku refundacyjnego. W niniejszym dokumencie przedstawiono wartosci zaokraglone, w zwigzku z czym
moga wystepowac nieznaczne réznice miedzy wartosciami w nim przedstawionymi a wartosciami widocznymi
w arkuszu kalkulacyjnym. Réznice te nie wptywajg jednak na poprawno$é¢ przeprowadzanych obliczen.

W dalszych podrozdziatach przedstawiono szczegétowy opis metodyki przeprowadzenia analizy wplywu
na budzet.

1.4.1. Perspektywa

Biorgc pod uwage wnioskowang kategorie dostepnosci refundacyjnej produktu leczniczego VESOXX®
(tj. w ramach nowego programu lekowego), analize wptywu na system ochrony zdrowia przeprowadzono
z perspektywy podmiotu zobowigzanego do finansowania swiadczen ze Srodkéw publicznych (tj. Narodowego
Funduszu Zdrowia). Uwzgledniajac fakt, iz wnioskowana technologia podawana jest dopecherzowo pacjentom
kontrolujagcym opréznianie pecherza za pomoca CIC przy uzyciu cewnikéw podlegajacych czesciowej refundacji
(do wysokosdci limitu), niniejszg analize przeprowadzono réwniez z perspektywy wspdlnej podmiotu
zobowigzanego do finansowania $wiadczer ze $rodkdw publicznych i $wiadczeniobiorcy. Powyzsze podejscie jest
zgodnie z Rozporzgdzeniem Ministra Zdrowia w sprawie wymagar minimalnych [3] oraz Wytycznymi HTA [1].

1.4.2. Horyzont czasowy

W analizie wptywu na budzet dokonuje sie oceny wptywu danej technologii medycznej na jednoroczny budzet
opieki zdrowotnej w okresie kilku lat nastepujacych po wprowadzeniu nowej lub zaprzestaniu finansowania
dotychczas refundowanej technologii. Zaleca sie stosowanie przedziatu czasu wystarczajacego do ustalenia
réwnowagi na rynku (tj. osiagniecia docelowej stabilnej wielkosci sprzedazy badi liczby leczonych pacjentéw)
lub obejmujacego co najmniej pierwsze 2 lata (tj. 24 miesigce) od daty rozpoczecia finansowania danej
technologii ze $rodkéw publicznych [1].

Niniejszg analize przeprowadzono dla dwuletniego horyzontu czasowego (I rok refundacji: styczen-grudzien
2024 r., ll rok refundaciji: styczen-grudzien 2025 r.). Za poczatek pierwszego roku refundacji przyjeto styczen 2024
roku, w ktérym prognozowane jest wprowadzenie refundacji produktu leczniczego VESOXX® w ramach nowego
programu lekowego. Przyjety horyzont jest zgodny z okresem obowigzywania pierwszej decyzji administracyjnej
o objeciu refundacja (art. 11 ust. 3 Ustawy o refundacji [2]).



Analiza wplywu na system ochrony zdrowia refundacji produktu leczniczego VESOXX*® (oksybutynina dopecherzowa) w leczeniu neurogennej
nadreaktywnosci wypieracza wirdd dzieci od 6 do 18 lat z uszkodzeniem lub rozszczepieniem kregostupa (spina bifida)

N CERTARA Y | Iy %
1.4.3. Zrédta danych

W opracowaniu korzystano z danych, ktérych zastosowanie wigzaé sie bedzie z najmniejszym btedem oszacowan.

Y narodowe dane

statystyczne (dane GUS [26, 27]), Polski Rejestr Wrodzonych Wad Rozwojowych [22, 23, 24, 25], Obwieszczenie
MZ [4], Zarzadzenia Prezesa NFZ, Rozporzadzenie Ministra Zdrowia [41]. Zaletg wykorzystanych Zrddet jest fakt,

ze odzwierciedlajg one polskie warunki i praktyke kliniczng. Wszelkie niepewnosci testowano w ramach analizy
wrazliwosci.

1.4.4. Populacja

Populacje docelowg stanowig dzieci w wieku od 6 do 18 lat z neurogenng nadreaktywnoscig wypieracza
wynikajacg z uszkodzenia lub rozszczepienia kregostupa (spina bifida), ktére kontrolujg opréznianie pecherza
za pomoca okresowego cewnikowania pecherza, w przypadku braku skutecznej kontroli za pomoca doustnych
lekdw antycholinergicznych i (lub) wskutek wystepowania nietolerowalnych dziatan niepozadanych zgodnie
z kryteriami kwalifikacji do leczenia w proponowanym programie lekowym.

Szczegotowy opis oszacowania populacji zamieszczono w rozdziale 1.5.

1.4.5. Pordéwnywane scenariusze

W analizie wptywu na budzet oszacowano koszty generowane przez dwa scenariusze sytuacyjne:

e scenariuszistniejgcy”, w ktérym produkt leczniczy VESOXX® nie podlega refundacji we wnioskowanym
wskazaniu;

e ,scenariusz nowy”, w ktérym od stycznia 2024 roku produkt leczniczy VESOXX® bedzie finansowany
ze srodkéw publicznych w ramach nowego programu lekowego w celu hamowania neurogennej
nadreaktywnosci wypieracza wynikajgcej z uszkodzenia lub rozszczepienia kregostupa (spina bifida)
u dzieci w wieku od 6 do 18 lat, ktére kontrolujg opréznianie pecherza za pomocg okresowego
cewnikowania pecherza, w przypadku braku skutecznej kontroli za pomoca doustnych lekéw
antycholinergicznych i (lub) wskutek wystepowania nietolerowalnych dziatan niepozadanych.
Whioskowany produkt leczniczy bedzie wydawany pacjentom bezptatnie.

1.4.6. Dyskontowanie

W analizie wptywu na system ochrony zdrowia nie przeprowadzono dyskontowania kosztéw, poniewaz ten typ
analizy przedstawia przeptyw $rodkéw finansowych w czasie, wobec czego dyskontowanie nie jest
wymagane [1].

1.5. Oszacowanie populacji

Swiatowe i europejskie dane epidemiologiczne dotyczace uszkodzenia oraz rozszczepienia kregostupa a takie
wynikajacej z nich neurogennej nadreaktywnosci wypieracza sg bardzo rozbiezne, a metody ich szacowania -
heterogeniczne.

Nieliczne zidentyfikowane publikacje dotyczace zapadalnosci na urazy rdzenia kregowego prezentujg dane
epidemiologiczne dotyczace wystepowania uszkodzenia rdzenia kregowego w krajach UE w tym Niemiec,
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Szwecji, Norwegii, Islandii oraz Czech. Wskainiki zapadalnosci na uszkodzenia rdzenia kregowego
w poszczegolnych krajach sa réznicowane i wynosza od 25,1/1 min do 529/1 min. Wyzsze wskazniki zapadalnosci
na pourazowe SCl obserwuje sie w krajach bardziej rozwinietych ekonomicznie (wieksze PKB per capita) [8].
Zgodnie z informacjami zamieszczonymi w Wytycznych Europejskiego Towarzystwa Urologicznego [9] czestosé
wystepowania uszkodzen rdzenia kregowego (SCl) w krajach rozwinietych przybiera wartoéci od 280
do 906 przypadkdw/1 milion. W zidentyfikowanym przegladzie dotyczacym wystepowania SCI w populacji
pediatrycznej 19 krajow europejskich [13] wykazano, ze jedynie Portugalia oraz Szwecja dysponujg rejestrami
epidemiologicznymi dotyczacymi zapadalnosci na SCl u dzieci. W przypadku pozostatych krajéw dokonano
oszacowania zapadalnosci na SCl wérdd dzieci. Bez wzgledu na wiek widoczne s3 istotne réinice w zakresie
wskaznikdw zapalnosci na urazy w poszczegélnych krajach UE, oszacowany wskaznik zapadalnosci wynosi
od 0,9 do 21,2/1 min.

Czestos$¢ wystepowania nadreaktywnosci wypieracza oraz dyssynergii zwieraczowo-wypieraczowej w populacji
chorych z uszkodzeniem rdzenia kregowego moze dotyczyé, zgodnie z informacjami przytoczonymi
w Wytycznych Europejskiego Towarzystwa Urologicznego, nawet 95% chorych [9]. Z kolei zgodnie z wynikami
badania bazujacego na danych o 941 pacjentach z uszkodzeniem rdzenia kregowego, ktérzy zgtosili sie
do oddziatu ratunkowego badZ podlegali hospitalizacji, poddanych ocenie diagnostycznej w kierunku
wystepowania nadreaktywnosci wypieracza, rozpoznanie zostato potwierdzone jedynie u 17,5% chorych [10].

Dane dotyczace czestosci wystepowania rozszczepienia kregostupa w Europie zbierane s3 w ramach
Europejskiego Rejestru Wad Wrodzonych (EUROCAT), obejmujacego informacje z 39 rejestréw pochodzacych
z 21 krajoéw i pokrywajacych okoto 29% urodzen w populacji europejskiej. Dane z EUROCAT powinny by¢ jednak
interpretowane ostroznie. Wiadomo, ze rejestr ma stwierdzong tendencje przeszacowywania zapadalnosci,
zwlaszcza gdy dane pochodza z osrodkéw o mniejszym stopniu referencyjnosci [11]. Wedtug rejestru EUROCAT
wskazniki rozpowszechnienia spina bifida w 2020 roku miescity sie w zakresie od 0,00 do 10,52 przypadkow
na1l0000 wurodzen, przy czym Sredni wskainik zywych wurodzen w  Europie  wyniost
1,42 przypadkéw/10 000 urodzen (warto$¢ maksymalna dotyczyta jednego z rejestréow brytyjskich (United
Kingdom - South West England) i wyniosta 3,02 przypadkéw/10 000 urodzeri) [11]. Wedtug danych
przytoczonych w Wytycznych Europejskiego Towarzystwa Urologicznego [9] rozszczepienie kregostupa
wystepuje z czestoscig 3-4 przypadki /10 000 urodzer. Zgodnie z danymi przestawionymi w publikacji Jong 2008
[12] nadreaktywnosci wypieracza/ dyssynergii zwieraczowo-wypieraczowej doswiadcza niespetna 50% chorych
z otwartym rozszczepieniem kregostupa [12].

Dane dotyczace czestoéci wystepowania urazéw kregostupa przebiegajgcych z jednoczesnym uszkodzeniem
rdzenia kregowego nie sg zbierane w Polsce w sposob kompleksowy, a istniejace badania epidemiologiczne s3g
nieaktualne i niewystarczajgce, aby oszacowaé te populacje [14]. W ramach przegladu literatury poswieconemu
epidemiologii uszkodzeri rdzenia kregowego w Polsce zidentyfikowano jedynie dwa badania okreélajace
zapadalno$é na SCI w populacji polskiej [14]. Czestos¢ wystepowania urazéw kregostupa zostata przeanalizowana
przez Piertaszkiewicz 2010 [15] w oparciu o prébke chorych hospitalizowanych w latach 2005-2008 (facznie
1 374 hospitalizacje). Srednia liczba hospitalizacji z powodu urazéw kregostupa wyniosta 343 przypadki.
Dominowaty urazy odcinka ledZwiowo-krzyzowego oraz szyjnego. Urazy rdzenia kregowego stanowity tacznie 4%
wszystkich urazéw kregostupa wsréd pacjentéw hospitalizowanych. Oszacowany wspotczynnik zapadalnosci
na uszkodzenia rdzenia kregowego wynosit 14,5/1 000 000 (1 min), ktéry, jak podajg autorzy pracy, byt jednym
z nizszych w poréwnaniu do danych europejskich. W drugiej zidentyfikowanej publikacji bazujacej na kartach
pacjentéw poddanych rehabilitacji w Centrum Rehabilitacji STOCER w wojewddztwie mazowieckim wskazano,
iz w okresie wynoszacym 6 miesiecy przyjeto 78 nowych pacjentéw z SCl, z czego 52 przypadki stanowili chorzy
z 6wczesnego wojewodztwa mazowieckiego (liczacego 5,2 min mieszkaficow). Zatem przy zatozeniu, ze STOCER
stanowit jedyny osrodek opieki dla tych chorych, autorzy oszacowali roczng zapadalno$¢ na SCI na terenie
wojewddztwa na 20 przypadkéw/1 min [14]. Nie zidentyfikowano polskich danych literaturowych dotyczacych
czestosci wystepowania NDO w populacji chorych z uszkodzeniem rdzenia kregowego.
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Natomiast dane dotyczace czestosci wystepowania rozszczepienia kregostupa (spina bifida) w Polsce zbierane
sgw ramach Polskiego Rejestru Wrodzonych Wad Rozwojowych (PRWWR) [22, 23, 24, 25]. Zgodnie
z opublikowanymi przez PRWWR danymi w latach 2005-2006 czestos¢ wystepowania rozszczepienia kregostupa
w Polsce wyniosta 5,1 przypadkéw/10 000 urodzen [24].
Y 2 kje jecinak danych na temat czgstosci
wystepowania neurogennej nadreaktywnosci wypieracza wsréd chorych ze spina bifida w Polsce.
W jednoosrodkowym badaniu Korzeniecka-Kozerska 2015 [28] przeanalizowano 112 przypadkéw dzieci
z rozszczepem kregostupa urodzonych w latach 1995-2013 zamieszkatych na terenie wojewddztwa podlaskiego.
Zgodnie z jego wynikami nadreaktywnos$¢ wypieracza zdiagnozowana zostata u 56,71% chorych. Jednak objeta
tym badaniem grupe pacjentéw stanowity dzieci po operacji przepukliny oponowo-rdzeniowej.

Nie zidentyfikowano polskich danych epidemiologicznych dotyczgcych odsetka dzieci z NDO wynikajacg z SCI
wsérdd chorych stosujgcych czyste okresowe cewnikowanie. W pojedynczym doniesieniu [28] dotyczacym
populacji dzieci po operacji oponowo-rdzeniowej dotknietych NDO 63,92% pacjentéw stosowato CIC.

Nie zidentyfikowano polskich danych epidemiologicznych dotyczacych czestosci wystepowania braku skutecznej
kontroli za pomocg doustnych lekéw antycholinergicznych i (lub) wskutek wystepowania nietolerowalnych
dziatan niepozadanych.

Podsumowujac nalezy stwierdzi¢, iz zidentyfikowane dane epidemiologiczne dotyczace rozwazanego problemu
zdrowotnego nie s3 wystarczajace do przeprowadzenia oszacowania populacji dzieci w wieku od 6 do 18 lat
z neurogenng nadreaktywnoscia wypieracza wynikajaca z uszkodzenia lub rozszczepienia kregostupa
(spina bifida), ktdre kontrolujga opréinianie pecherza za pomocg okresowego cewnikowania pecherza,
w przypadku braku skutecznej kontroli za pomocg doustnych lekéw antycholinergicznych i (lub) wskutek
wystepowania nietolerowalnych dziatan niepoigdanych w Polsce. Szukane wskazniki epidemiologiczne
(tj. zapadalno$é/rozpowszechnienie SCl i rozszczepienia kregostupa, czestosé NDO wynikajacej z SCl/spina bifida,
odsetek pacjentéw stosujacych CIC, czesto$¢ wystepowania braku skutecznej kontroli za pomoca doustnych
lekéw antycholinergicznych i (lub) wskutek wystepowania nietolerowalnych dziatar niepozadanych) uzaleznione
sq w duzej mierze od specyficznych dla danego kraju czynnikdw np. jego stopnia rozwoju, a co za tym idzie jakosci
opieki medycznej, stosowanych standardéw leczenia, $wiadomosci srodowiska medycznego i samych pacjentéw.
W zwigzku z powyiszym zastosowanie europejskich/$wiatowych danych epidemiologicznych w odniesieniu do
warunkéw polskich wigzatoby sie zduzymi ograniczeniami. A zatem w celu przeprowadzenia mozliwie
wiarygodnego, aktualnego i odzwierciedlajgcego polska rzeczywisto$é oszacowania liczebnosci populacji dzieci
w wieku od 6 do 18 lat z neurogenng nadreaktywnoscia wypieracza wynikajaca z uszkodzenia lub rozszczepienia
kregostupa (spina bifida), ktére kontroluja opréznianie pecherza za pomocg okresowego cewnikowania
pecherza, w przypadku braku skutecznej kontroli za pomocg doustnych lekéw antycholinergicznych i (lub)
wskutek wystepowania nietolerowalnych dziatai niepozadanych, przeprowadzono konsultacje eksperckie [16],
ktére dostarczyty brakujacych wskaznikéw epidemiologicznych.

1.5.1. Populacja pacjentéw, u ktérych wnioskowana technologia moie by¢
zastosowana

Zgodnie z informacjami zawartymi w Charakterystyce Produktu Leczniczego VESOXX® [44] oceniana technologia
wskazana jest w celu hamowania neurogennej nadreaktywnosci wypieracza u dzieci w wieku od 6 lat
i udorostych, ktérzy kontrolujg opréinianie pecherza za pomocy okresowego cewnikowania pecherza,
w przypadku braku skutecznej kontroli za pomocg doustnych lekéw antycholinergicznych i (lub) wskutek
wystepowania nietolerowalnych dziatar niepozadanych.

Neurogenna nadreaktywno$¢ wypieracza nalezaca do neurogennych dysfunkcji dolnych drég moczowych, jest
zaburzeniem wrodzonym (spowodowanym wadg rozwojowa ukfadu nerwowego, kostnego badZ dolnego odcinka
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uktadu pokarmowego) badZ nabytym (jatrogennym, wskutek wurazu, stanu zapalnego badZ choréb
demielinizacyjnych), u ktérego podstaw lezy uszkodzenie uktadu nerwowego [19, 9]. Brak danych
epidemiologicznych dotyczacych czestoséci wystepowania NDO w populacji ogélnej. Pewnych informacji na ten
temat dostarczajg jedynie dane dotyczace schorzeri lezgcych u podstaw NDO [9]. W zwigzku z powyiszym
w niniejszej analizie podjeto prébe oszacowania wielkosci populacji pacjentéw, u ktérych wnioskowana
technologia moze by¢ zastosowana przy uwzglednieniu najczestszych przyczyn NDO.

Zgodnie z informacjami zawartymi w Zaleceniach Polskiego Towarzystwa Urologii Dzieciecej [19] w przypadku
populacji pediatrycznej najczestsza przyczyne stanowia wady dysraficzne tj. rozszczep kregostupa (SB, spina
bifida). Dodatkowo, biorgc pod uwage wnioskowane wskazanie, wyznaczono réwniez liczebno$é dzieci z NDO
wynikajgcg z uszkodzenia kregostupa (SCl, ang. spinal cord injury). Natomiast w odniesieniu do populacji oséb
dorostych jedna z najczestszych przyczyn NDO jest uszkodzenie kregostupa [9, 17]. Z wysoka czestoscia NDO
dotyka takze chorych ze stwardnieniem rozsianym. Z uwagi na wysoka przezywalnosé chorych z rozszczepieniem
kregostupa, problem NDO dotyczy tez oséb dorostych z SB.

Roczne liczebnosci pacjentdéw, u ktérych wnioskowana technologia moze byé zastosowana skalkulowane
na potrzeby analizy wptywu na budzet dotyczg przyjetego stanu aktualnego tj. roku 2023 oraz horyzontu analizy
(2024 - 2025: za prognozowany poczatek refundacji produktu leczniczego VESOXX® przyjeto styczen 2024 r., patrz
rozdziat 1.4.2).

Populacja dzieci w wieku od 6 lat z neurogenng nadreaktywnosciq wypieracza (NDO) wynikajgcq
z rozszczepienia kregostupa (spina bifida), ktére kontrolujg opréznianie pecherza za pomocq okresowego
cewnikowania pecherza, w przypadku braku skutecznej kontroli za pomocq doustnych Ilekow
antycholinergicznych i (lub) wskutek wystepowania nietolerowalnych dziatar niepozgdanych

Informacji na temat liczby dzieci urodzonych z rozszczepieniem kregostupa (spina bifida) oraz czestosci
wystepowania tej wady rozwojowej w Polsce dostarczyty publikacje i dane Polskiego Rejestru Wrodzonych Wad
Rozwojowych (PRWWR) [24, 25]. Dane dotyczace:

-Iiczb\,lr dzieci urodzonych w Polsce z rozszczepem kregostupa (Q05) w latach 2005-2006 [24] oraz -
*  czestosci wystepowania tej wady rozwojowej/10 tys. urodzer w latach 2005-2006 [24],
* liczby urodzeri w Polsce w 2007 r. (dane GUS [26]),

postuzyly do wyznaczenia dla lat 2023-2025 rocznej liczby dzieci dotknietych rozszczepieniem kregostupa
urodzonych w Polsce, ktére w rozwazanym horyzoncie osiggnetyby wiek od 6 do 18 lat. Z uwagi na brak
odnalezionych danych PRWWR dotyczacych wystepowania rozszczepienia kregostupa w Polsce w roku 2007
w niniejszej analizie przyjeto, ze czestos¢ wystepowania tej wady rozwojowej/10 tys. urodzerr w 2007 roku
pozostata niezmieniona wzgledem czestosci z lat 2005-2006 tj. 5,1 przypadkéw/10 tys. urodzen [24]. Powyisze

zatozenie ma charakter konserwatywny (tj. maksymalizujacy rozwazang populacje), _
Y  t2beli ponize] przedstawiono zaczerpnigte

z PRWWR [24, 25] oraz skalkulowane liczebnosci dzieci dotknietych rozszczepieniem kregostupa urodzonych
w Polsce w latach 2006-2019.

Tabela 2. Liczba dzieci urodzonych z rozszczepieniem kregostupa w Polsce w latach 2006-2019

: Parametry epidemiologiczne :
Rok ity ot Czestosé spina bifida Liczba dzieci urodzonychze ~ Zrédta danych
' (Q05)/ 10 tys. urodzen spina bifida w Polsce
2006 nd nd 162 PRWWR 2010b [24]
2007 387873 51 198 besid
! PRWWR 2010b [24]
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Analiza wplywu na system ochrony zdrowia refundacji produktu leczniczego VESOXX® {oksybutynina dopecherzowa) w leczeniu neurogennef
nadreaktywnosci wypieracza wsrdd dzieci od 6 do 18 lat z uszkodzeniem lub rozszczepieniem kregosfupa (spina bifida)

ICERTARA” | mmivrazemm |

Parametry epidemiologiczne
Czestosé spina bifida Liczba dzieci urodzonych ze Zrédia danych
(Q05)/ 10 tys. urodzen spina bifida w Polsce

Liczba urodzen

EREEEEENEEN

Do liczebnosci dzieci urodzonych ze spina bifida w Polsce przytozono wskazang przez Przewodniczacego Rady
Ekspertéw ds. Choréb Rzadkich Medycznej Racji Stanu prof. Zbigniewa Zubera $rednig przezywalnoéé w tej

populaci réwna 95% [21) |

uzyskujac roczng

liczbe dzieci w wieku od 6 lat z rozszczepieniem kregostupa zyjacych w Polsce w latach 2023-2025.

Y artos¢. alternatywna tj. 57,61%

zaczerpnieta z publikacji Korzeniecka-Kozerska 2015 [28] dotyczacq dzieci po operacji przepukliny
oponowo-rdzeniowej w o$rodku biatostockim uwzgledniono w ramach analizy wrazliwosci);

W ponizszej tabeli zaprezentowano kolejne kroki oszacowania populacji dzieci w wieku od 6 lat z neurogenna
nadreaktywnoscig wypieracza wynikajgca z rozszczepienia kregostupa (spina bifida), ktére kontrolujg opréznianie
pecherza za pomocg okresowego cewnikowania pecherza, w przypadku braku skutecznej kontroli za pomoca
doustnych lekéw antycholinergicznych i (lub) wskutek wystepowania nietolerowalnych dziatari niepozadanych.
Szczegotowe obliczenia przeprowadzono w arkuszu kalkulacyjnym dotaczonym do niniejszej analizy.
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Analiza wplywu na system ochrony zdrowia refundacji produktu leczniczego VESOXX® {oksybutynina dopecherzowa) w leczeniu neurogennef
nadreaktywnosci wypieracza wsrdd dzieci od 6 do 18 lat z uszkodzeniem lub rozszczepieniem kregosfupa (spina bifida)

CERTARA” | NN umm

Rozwazona w analizie roczna liczebnos¢ populacji dzieci w wieku od 6 lat z neurogenng nadreaktywnoscig
wypieracza (NDO) wynikajaca z rozszczepienia kregostupa, ktére kontrolujg oproznianie pecherza za pomoca
okresowego cewnikowania pecherza, w przypadku braku skutecznej kontroli za pomocg doustnych lekow
antycholinergicznych i (lub) wskutek wystepowania nietolerowalnych dziatan niepozadanych _

Populacja dzieci w wieku od 6 lat z neurogenng nadreaktywnosciq wypieracza (NDO) wynikajgcq z uszkodzenia
kregostupa (SCl), ktére kontrolujg opréznianie pecherza za pomocq okresowego cewnikowania pecherza,
w przypadku braku skutecznej kontroli za pomocq doustnych lekéw antycholinergicznych i (lub) wskutek
wystepowania nietolerowalnych dziatan niepozqdanych

Z uwagi na brak opublikowanych danych, ktére odzwierciedlatyby sytuacje epidemiologiczng w Polsce z zakresu
nadreaktywnos$ci wypieracza wynikajacej z uszkodzenia kregostupa u dzieci w wieku od 6 lat, ktére kontrolujg
oproéznianie pecherza za pomoca okresowego cewnikowania pecherza, w przypadku braku skutecznej kontroli
za pomocg doustnych lekéw antycholinergicznych i (lub) wskutek wystepowania nietolerowalnych dziatan

niepozadanych |

rzeczywistg (dla
lat 2020 - 2022) [26] i prognozowang przez Gtéwny Urzad Statystyczny liczebnoscig dzieci (0-17 r.z.) w Polsce

w latach 2023-2025 (27 ). I

W tabeli ponizej zaprezentowano kolejne kroki oszacowania populacji dzieci w wieku od 6 lat z neurogenna
nadreaktywnos$cig wypieracza wynikajaca z uszkodzenia kregostupa (SCl), ktére kontrolujg opréznianie pecherza
za pomoc3a okresowego cewnikowania pecherza, w przypadku braku skutecznej kontroli za pomocg doustnych
lekéw antycholinergicznych i (lub) wskutek wystepowania nietolerowalnych dziatan niepozadanych. _

=
(=2



Analiza wplywu na system ochrony zdrowia refundacji produktu leczniczego VESOXX*® (oksybutynina dopecherzowa) w leczeniu neurogennej
nadreaktywnosci wypieracza wirdd dzieci od 6 do 18 lat z uszkodzeniem lub rozszczepieniem kregostupa (spina bifida)

N CERTARA® | IR —
_ Na potrzeby wyznaczenia wptywu wprowadzenia finansowania

produktu leczniczego VESOXX® ze $rodkéw publicznych w ramach programu lekowego wykorzystano jednak
jedynie liczebnosci uzyskane dla lat 2023-2025 (2023 r. — stan aktualny, lata 2024-2025 — | i Il rok horyzontu
analizy). Szczegotowe obliczenia przeprowadzono w arkuszu kalkulacyjnym dotgczonym do niniejszej analizy.
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Analiza wplywu na system ochrony zdrowia refundacji produktu leczniczego VESOXX® {oksybutynina dopecherzowa) w leczeniu neurogennef
nadreaktywnosci wypieracza wsrdd dzieci od 6 do 18 lat z uszkodzeniem lub rozszczepieniem kregosfupa (spina bifida)

CERTARA” | mmINy:Nzum |

Zgodnie z przeprowadzonymi kalkulacjami roczne liczebnosci populacji dzieci w wieku od 6 lat z neurogenng
nadreaktywnoscig wypieracza (NDO) wynikajaca z uszkodzenia kregostupa (SCI), ktore kontrolujg opréznianie
pecherza za pomocg okresowego cewnikowania pecherza, w przypadku braku skutecznej kontroli za pomoca
doustnych lekéw antycholinergicznych i (lub) wskutek wystepowania nietolerowalnych dziatari niepozadanych

Populacja dorostych z neurogenng nadreaktywnosciq wypieracza (NDO) wynikajgcq z uszkodzenia kregostupa
(SCl), ktorzy kontrolujg opréznianie pecherza za pomocg okresowego cewnikowania pecherza, w przypadku
braku skutecznej kontroli za pomocq doustnych lekéw antycholinergicznych i (lub) wskutek wystepowania
nietolerowalnych dziafan niepoigdanych

® roczng czestoscig uszkodzen kregostupa z urazem rdzenia kregowego w Polsce wskazanga w publikacji
Polskiego Towarzystwa Urologicznego [18] wynoszacg 25-35 przypadkéw/1 milion mieszkancéw
(w kalkulacjach przyjeto wartos¢ srednig rowng 30 przypadkdéw/1 min mieszkancow);

* liczebnoscig populacji polskiej w latach 2016-2025 (lata 2016-2022 - dane rzeczywiste GUS [26], lata
2023-2025 - prognozy GUS [27]).

W tabeli ponizej zaprezentowano wyniki kalkulacji rocznej liczby nowych przypadkéw uszkodzenia rdzenia
kregowego w populacji polskiej w latach 2016-2025.

Tabela 5. Roczna liczba nowych przypadkéw uszkodzenia rdzenia kregowego w populacji polskiej w latach 2016-2025
Parametry epidemiologiczne

Zapadalnos¢ SCI
Rok [liczba Roczna liczba nowych Zrédta danych
Liczebno$¢ populacji Polski przypadkow SCI
przypadkéw/1 min R
mieszkaricow]
GUS [26],
2016 38432992 1153 [, ]
Rekomendacje PTU [18]
GUS [26],
2017 38433558 1153 [‘ ]
Rekomendacje PTU [18]
GUS [26
2018 38411148 1152 [_ b
Rekomendacje PTU [18]
GUS [26],
2019 38382576 1151 [, ]
Rekomendacje PTU [18]
GUS [26],
2020 38 265013 1148 [‘ ]
a0 Rekomendacje PTU [18]
GUS [26],
2021 38 080411 1142 [, ]
Rekomendacje PTU [18]
GUS [26
2022 37827355 1135 [‘ L
Rekomendacje PTU [18]
GUS [27],
2023 37918 575 1138 [, ]
Rekomendacje PTU [18]
GUS [27
2024 37833 310 1135 [‘ L
Rekomendacje PTU [18]
GUS [27],
2025 37 741 462 1132 [27]

Rekomendacje PTU [18]




Analiza wplywu na system ochrony zdrowia refundacji produktu leczniczego VESOXX® {oksybutynina dopecherzowa) w leczeniu neurogennef
nadreaktywnosci wypieracza wsrdd dzieci od 6 do 18 lat z uszkodzeniem lub rozszczepieniem kregosfupa (spina bifida)

CERTARA” | mmINy:Nzum |

W ponizszej tabeli zaprezentowano wyniki kalkulacji prowadzacych do wyznaczenia liczebnosci populacji
dorostych z neurogenng nadreaktywnoscig wypieracza (NDO) wynikajaca z uszkodzenia kregostupa (SCl), ktérzy
kontrolujg opréznianie pecherza za pomocg okresowego cewnikowania pecherza, w przypadku braku skutecznej
kontroli za pomocg doustnych lekéw antycholinergicznych i (lub) wskutek wystepowania nietolerowalnych
dziatan niepozadanych.
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Analiza wplywu na system ochrony zdrowia refundacji produktu leczniczego VESOXX® {oksybutynina dopecherzowa) w leczeniu neurogennef
nadreaktywnosci wypieracza wsrdd dzieci od 6 do 18 lat z uszkodzeniem lub rozszczepieniem kregosfupa (spina bifida)

CERTARA” | EEINVAN: W

Roczna liczebno$é populacji oséb dorostych z neurogenng nadreaktywnoscia wypieracza (NDO) wynikajaca
z uszkodzenia kregostupa (SCI), ktére kontrolujg opréznianie pecherza za pomoca okresowego cewnikowania
pecherza, w przypadku braku skutecznej kontroli za pomocg doustnych lekéw antycholinergicznych i (lub)

wskutek wystepowania nietolerowalnych dziatan niepozadanych

Populacja dorosfych z neurogenng nadreaktywnosciq wypieracza (NDO) wynikajgcq z rozszczepienia
kregostupa (spina bifida), ktorzy kontrolujq opréinianie pecherza za pomocq okresowego cewnikowania
pecherza, w przypadku braku skutecznej kontroli za pomocq doustnych lekéw antycholinergicznych i (lub)
wskutek wystepowania nietolerowalnych dziatan niepoigdanych

Zgodnie z opublikowanymi informacjami [20] w niniejszej analizie przyjeto, ze szacunkowo w 2019 roku w Polsce
zyto 10 tys. 0sdb z rozszczepieniem kregostupa. W celu wyodrebnienia osob dorostych z ww. populacji dokonano
kalkulacji liczby zyjacych dzieci w wieku 0- 17 r.z. dotknietych spina bifida w 2019 roku. Postuzono sie przy tym:

® sumaryczng liczba dzieci urodzonych z rozszczepieniem kregostupa w Polsce w latach 2002-2006 i 2008-

I cio ktdre] przylozono wspomniany

uprzednio odsetek wyrazajgcy ich przezywalnos$é (tj. 95% [21]);

-Iiczbq urodzen w Polsce w roku 2007 [26], do ktérej przytozono czestosé wystepowania rozszczepienia
kregostupa w Polsce /10 tys. urodzeri z lat 2005-2006 tj. 5,1 przypadkéw/10 tys. urodzen [24] -

W wyniku przeprowadzonych obliczen (szczegdty w arkuszu kalkulacyjnym dotgczonym do niniejszej analizy)
R
pomniejszeniu catkowitej populacji oséb zyjacych w Polsce z rozszczepieniem kregostupa o ww. populacje dzieci
dotknietych tg wada rozwojowg uzyskano liczebnos$é populacji oséb dorostych ze spina bifida w Polsce
w 2019 roku. Z uwagi na fakt, iz w roku 2020, 2021, 2022, 2023, 2024 i 2025 chorzy urodzeni z rozszczepieniem
kregostupa, odpowiednio w roku 2002, 2003, 2004, 2005, 2006 i 2007 osiggng dorosto$é, bedg nalezeé¢ do
populacji oséb dorostych z rozszczepieniem kregostupa, co uwzgledniono w przeprowadzonych kalkulacjach.

W poniiszej tabeli zaprezentowano kolejne kroki oszacowania populacji oséb dorostych z neurogenng
nadreaktywnoscig wypieracza wynikajgca z rozszczepienia kregostupa (spina bifida), ktére kontrolujg opréznianie
pecherza za pomocg okresowego cewnikowania pecherza, w przypadku braku skutecznej kontroli za pomoca
doustnych lekéw antycholinergicznych i (lub) wskutek wystepowania nietolerowalnych dziatari niepozadanych.
Z uwagi na wyjéciowg liczbe o0séb z rozszczepieniem kregostupa w Polsce dotyczacg roku 2019, przedstawione
nizej oszacowania zaprezentowano dla lat 2019-2025. Szczegétowe obliczenia przeprowadzono w arkuszu
kalkulacyjnym dotaczonym do niniejszej analizy.
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Analiza wplywu na system ochrony zdrowia refundacji produktu leczniczego VESOXX® (oksybutynina dopecherzowa) w leczeniu
neurogennej nadreaktywnosci wypieracza wsrdd dzieci od 6 do 18 lat z uszkodzeniem lub rozszczepieniem kregostupa (spina bifida)

N CERTARA” | mINN e —

Roczna liczebnosé populacji oséb dorostych z neurogenng nadreaktywnoscig wypieracza (NDO) wynikajaca
z rozszczepienia kregostupa, ktére kontrolujg oprdznianie pecherza za pomocg okresowego cewnikowania
pecherza, w przypadku braku skutecznej kontroli za pomocg doustnych lekéw antycholinergicznych i (lub)
wskutek wystepowania nietolerowalnych dziatari niepozadanych

Populacja dorostych z neurogenng nadreaktywnosciq wypieracza (NDO) wynikajgcqg ze stwardnienia
rozsianego (SM), ktérzy kontrolujg opréznianie pecherza za pomocg okresowego cewnikowania pecherza,
w przypadku braku skutecznej kontroli za pomocq doustnych lekéw antycholinergicznych i (lub) wskutek
wystepowania nietolerowalnych dziatan niepozqdanych

Zgodnie z danymi zawartymi w publikacji Departamentu Analiz i Innowacji Centrali Narodowego Funduszu
Zdrowia [29] fczna liczba pacjentdw, ktérym w 2019 r. udzielono $wiadczenia z rozpoznaniem gtéwnym G35 —
Stwardnienie rozsiane wyniosta 44,42 tys. Uwzgledniajac powyisze oraz dane na temat liczby nowych
przypadkéw SM w Polsce w latach 2019-2021 opublikowane na Portalu wiedzy o stwardnieniu rozsianym [30]
(przygotowane przez Departament Analiz i Strategii Ministerstwa Zdrowia we wspdtpracy z zewnetrznymi
ekspertami klinicznymi w oparciu o dane z bazy NFZ i ZUS) dokonano kalkulacji catkowitej liczby pacjentéw z SM
w Polsce w latach 2019-2021. W celu wyznaczenia takich liczebnosci w latach kolejnych tj. 2022-2025 przyjeto
zatozenie, ze roczna zapadalno$é na SM w tych latach pozostanie na poziomie sprzed pandemii COVID-19 tj. na
poziomie z roku 2019 (0,71 przypadkdéw/10 000 mieszkaricdw [30]). W kolejnym kroku sposrdd chorych z SM w
Polsce wyodrebniono pacjentéw dorostych bazujac przy tym na danych NFZ o strukturze wiekowej chorych z SM
[29] (dorodli stanowia ok. 99,5% chorych z SM). Odsetek chorych z SM dotknietych neurogenna
nadreaktywnoscig wypieracza przyjeto jako warto$¢ $rednig z przedziatu 44-58% zaczerpnietego z Zalecen
odnosnie wskazan, wdrozenia i stosowania cewnikowania [31]. Z uwagi na fakt, iz nie odnaleziono publicznie
dostepnych danych na temat odsetka dorostych pacjentéw z NDO spowodowanym SM w Polsce, ktérzy stosujg
okresowe cewnikowanie pecherza (CIC) ani odsetka chorych z tej grupy bez skutecznej kontroli za pomocg
doustnych lekéw antycholinergicznych i (lub) wskutek wystepowania nietolerowalnych dziatar niepozadanych,
dalsze kalkulacje nie bylty mozliwe. W tabeli ponizej zaprezentowano kolejne kroki oszacowania populacji
dorostych chorych z SM dotknietych NDO w Polsce w latach 2019-2025
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Analiza wplywu na system ochrony zdrowia refundacji produktu leczniczego VESOXX® (oksybutynina dopecherzowa) w leczeniu
neurogennej nadreaktywnosci wypieracza wirdd dzieci od 6 do 18 lat z uszkodzeniem lub rozszczepieniem kregostupa (spina bifida)

CERTARA” | mmINy:Nzum |

1.5.2. Populacja docelowa, wskazana we wniosku

Zgodnie z przedtozonym wnioskiem refundacyjnym produkt leczniczy VESOXX® bedzie stosowany w ramach
programu lekowego w celu hamowania neurogennej nadreaktywnosci wypieracza wynikajacej z uszkodzenia lub
rozszczepienia kregostupa (spina bifida) u dzieci w wieku od 6 do 18 lat, ktdre kontrolujg opréznianie pecherza
za pomocg okresowego cewnikowania pecherza, w przypadku braku skutecznej kontroli za pomoca doustnych
lekéw antycholinergicznych i (lub) wskutek wystepowania nietolerowalnych dziatarh niepozgdanych. A zatem
wskazanie wnioskowane zawiera sie we wskazaniu rejestracyjnym zamieszczonym w ChPL VESOXX® [44].
Oszacowanie wskazane] wyzej populacji zostato zaprezentowane uprzednio (patrz rozdziat 1.5.1, Tabela 3 oraz
Tabela 4). W zwigzku z powyiszym w ponizszej tabeli zaprezentowano jedynie podsumowanie
przeprowadzonych oszacowan.

Tabela 9. Liczebnos¢ populacji docelowej

Stan
Populacja aktualny 1 rok Il rok

1.5.3. Populacja, w ktorej wnioskowana technologia jest obecnie stosowana

(o]
[=2]
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1.6. Koszty

W celu obliczenia kosztow rozwazanych w analizie terapii, przyjeto perspektywe ptatnika publicznego za ustugi
zdrowotne (NFZ) oraz perspektywe wspélng ptatnikéw: NFZ i pacjenta. W modelu uwzgledniono nastepujace

medyczne koszty bezposrednie:

e koszt wnioskowanej technologii (produkt leczniczy VESOXX®),
e koszty kwalifikacji pacjentow do programu lekowego,

¢  koszty aktywnych terapii stosowanych aktualnie w rozwazanej populacji tj:

*  koszty czystego okresowego cewnikowania,
¢  koszty monitorowania stanu zdrowia pacjenta.

W analizie nie uwzgledniono kosztéw bezposrednich niemedycznych. Wyceny monetarnej zuzytych zasobow
dokonano na podstawie taryfikatoréow optat Narodowego Funduszu Zdrowia oraz Ministerstwa Zdrowia
(dotyczacych ustug medycznych oraz lekéw), zgodnie z przyjeta perspektywa analizy. W kalkulacjach kosztéw
$wiadczen zdrowotnych przyjeto $rednig cene za punkt w zakresie: urologia dziecieca na poziomie 1,54 PLN
w przypadku $wiadczeri ambulatoryjnych oraz 1,61 PLN w przypadku $wiadczen szpitalnych [38] (szczegétowe
informacje — patrz zatacznik, rozdziat 2.1.).

W ponizszych podrozdziatach szczegétowo zaprezentowano oszacowania kosztéw uwzglednionych w niniejszej
analizie.

1.6.1. Koszt produktu leczniczego VESOXX®

Stan aktualny, scenariusz istniejacy

W stanie aktualnym i scenariuszu istniejgcym niniejszej analizy przyjeto zatozenie, ze produkt leczniczy VESOXX®

nie jest stosowany w rozwazanej populacji docelowe;j.
Scenariusz nowy

W scenariuszu nowym przyjeto, iz od stycznia 2024 roku produkt leczniczy VESOXX® bedzie finansowany
ze $srodkdw publicznych w ramach nowego programu lekowego majacego na celu hamowanie neurogennej
nadreaktywnosci wypieracza wynikajacej z uszkodzenia lub rozszczepienia kregostupa (spina bifida) u dzieci
w wieku od 6 do 18 lat, ktére kontrolujg oprdznianie pecherza za pomoca okresowego cewnikowania pecherza,
w przypadku braku skutecznej kontroli za pomocg doustnych lekéw antycholinergicznych i (lub) wskutek
wystepowania nietolerowalnych dziatarn niepozadanych. Wnioskowany produkt leczniczy utworzy nowa,
odrebng grupe limitowg (patrz rozdziat 1.3) i bedzie wydawany bezptatnie pacjentom wigczonym do programu
lekowego.
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W ponizszej tabeli przedstawiono informacje na temat kosztéw produktu leczniczego VESOXX® uwzglednionych
W scenariuszu nowym niniejszej analizy.

Tabela 12. Koszt produktu leczniczego VESOXX®— scenariusz nowy

Element informacji o produkcie leczniczym

/sktadowa wyznaczenia kosztu Wa / opis skiadowe]
Nazwa handlowa? VESOXX®
Nazwa miedzynarodowa! Chlorowodorek oksybutyniny

roztwor do podawania do pecherza moczowego,

Postaé i dawka produktu leczniczego?!
| dawka produktu iczeg 1mg/ml

Opakowanie jednostkowe: 100 amputkostrzykawek,
Zawartosc opakowania jednostkowego? kazda z 10 ml jatowego roztworu zawierajgcego 10 mg
chlorowodorku oksybutyniny

o
o
(w)]

=

Tak. Produkt leczniczy VESOXX® utworzy nowa,

Czy lek stanowi podstawe limitu?! g e
¥ P $ odrebna grupe limitowa stanowiac jej podstawe?

Kategoria odptatnosci swiadczeniobiorcy Bezptatnie?

Wysokos¢ doptaty swiadczeniobiorcy [PLN] 0,00*

3 Szczegotowe informacje w kwestii grupy limitowej dla produktu leczniczego VESOXX® przedstawiono w rozdziale 1.3.

4 Zgodnie z art. 14 ust. 1 Ustawy o refundacji [2] lek stosowany w ramach programu lekowego kwalifikowany jest do odptatnodci bezptatnie
Uwzgledniajac przedstawiong w Tabela 12 $rednig wielko$¢ dziennej dawki chlorowodorku oksybutyniny
podawanego dopecherzowo, zawartos¢ oraz koszt opakowania jednostkowego produktu leczniczego VESOXX®
dokonano kalkulacji kosztu 1 mg chlorowodorku oksybutyniny a nastepnie dziennej i rocznej terapii z udziatem
whnioskowanej technologii (zaktadajac, ze 1 rok = 365 dni). Zgodnie z art. 23 ust. 6 Zarzgdzenia nr 31/2023/DGL
Prezesa NFZ (z pdin. zmianami) [32] zuzycie (a w konsekwencji koszty) leku stosowanego w ramach programu
lekowego rozliczane jest w oparciu o podang lub wydang swiadczeniobiorcom ilos¢ leku (niewykorzystana cze$é

leku nie podlega rozliczeniu).

Wyniki obliczen przeprowadzonych na potrzeby analizy podstawowej zaprezentowano w tabeli ponizej.
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118181

W

1.6.2. Koszty kwalifikacji do programu lekowego
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1.6.3. Koszty aktywnych terapii stosowanych aktualnie

W niniejszej analizie uwzgledniono rowniez koszty aktywnych terapii stosowanych aktualnie w Polsce w leczeniu
neurogennej nadreaktywnosci wypieracza wynikajacej z uszkodzenia lub rozszczepienia kregostupa (spina bifida)
u dzieci w wieku 6-18 lat, ktére kontrolujg oproznianie pecherza za pomocg okresowego cewnikowania pecherza,
w przypadku braku skutecznej kontroli za pomocg doustnych lekéw antycholinergicznych i (lub) wskutek
wystepowania nietolerowalnych dziatan niepozadanych.

w
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W celu wyznaczenia kosztéw terapii

postuzono sie cenami detalicznymi poszczegélnych opakowan produktéw
leczniczych  zawierajacych [
N Ola kazdej
z ww. substancji czynnych skalkulowano sredni koszt za 1 mg, a nastepnie, postugujac sie ich definiowanymi
dziennymi dawkami opublikowanymi przez WHO [6] — koszt dzienny. Koszty DDD omawianych substancji
czynnych prezentuje poniisza tabela. Szczegétowe obliczenia jak réwniez ceny detaliczne poszczegdlnych
produktéw leczniczych zawierajgcych rozwazane substancje czynne zamieszczono w arkuszu kalkulacyjnym

dotagczonym do niniejszej analizy.

Sredni koszt/mg [PLN] Sredni koszt/DDD [PLN]
Substancja czynna DDD [mg]
persp. NFZ persp. wspdlna persp. NFZ persp. wspdlna

Biorgc pod uwage przedstawione w Tabela 15 $rednie koszty DDD rozwazanych substancji czynnych podawanych

pacjentom z populacji docelowej oraz zaktadajac, ze 1 rok=365 dni dokonano kalkulacji rocznych

kosztow terapii doustnych aktualnie stosowanych w polskiej praktyce klinicznej. _

Sredni dzienny koszt Sredni roczny koszt terapii/pacjent
Terapia terapii/pacjent [PLN] Zuiycie/ [PLN]
k
persp. NFZ persp. wspdlna o persp. NFZ persp. wspdélna
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1.6.4. Koszty czystego okresowego cewnikowania

Zgodnie z wnioskowanym wskazaniem (patrz rozdziat 1.2) niniejsza analiza dotyczy pacjentéw kontrolujgcych
opréznianie pecherza za pomocg okresowego cewnikowania pecherza (ang. clean intermittent catheterisation,
CIC), ktdérego koszty zostaty uwzglednione w analizie. W tym celu rozwazono koszty jednorazowych cewnikéw
urologicznych niepowlekanych, zelu do cewnikowania (nawilzajacego, ze znieczuleniem) oraz koszty
jednorazowych cewnikéw hydrofilowych (gotowych do uzycia oraz aktywowanych wodg).

Zgodnie z Obwieszczeniem Ministra Zdrowia z dnia 22 marca 2023 r. w sprawie ogtoszenia jednolitego tekstu
rozporzgdzenia Ministra Zdrowia w sprawie wykazu wyrobéw medycznych wydawanych na zlecenie [41],
pacjentom do ukoriczenia 18 r.z. wymagajacym wielokrotnego cewnikowania pecherza moczowego, z dysfunkcjg
neurogenng pecherza moczowego lub nietrzymaniem moczu, lub zatrzymaniem moczu, lub przelewowym,
refleksyjnym, naglgcym nietrzymaniem moczu, lub niedoczynnoscig wypieracza, lub nadczynnoscig wypieracza,
lub niedroznoscia drég moczowych, lub przeszkoda podpecherzowa, lub neurogenng dysfunkcjg dolnych drog
moczowych przystugujg cewniki jednorazowe urologiczne hydrofilowe do 180 sztuk miesiecznie lub zamiennie
cewniki jednorazowe urologiczne niepowlekane do 180 sztuk miesiecznie. Limit finansowania ze Srodkéw
publicznych wynosi 5,35 PLN/2,60 PLN/0,80 PLN za sztuke w przypadku cewnikéw jednorazowych urologicznych
hydrofilowych gotowych do uzycia/ cewnikéw jednorazowych urologicznych hydrofilowych aktywowanych
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woda/cewnikéw jednorazowych urologicznych niepowlekanych, natomiast wysokosé udziatu wiasnego
$wiadczeniobiorcy w limicie finansowania ze $rodkéw publicznych wynosi 0%.

Jednak zgodnie z art. 47 ust. 1a Obwieszczenia Marszatka Sejmu Rzeczypospolitej Polskiej z dnia 24 listopada
2022 r. w sprawie ogtoszenia jednolitego tekstu ustawy o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze
$érodkéw publicznych [42]: ,Swiadczeniobiorcom do 18 roku Zycia, u ktérych stwierdzono ciezkie i nieodwracalne
uposledzenie albo nieuleczalng chorobe zagrazajgcq Zyciu, ktére powstaly w prenatalnym okresie rozwoju dziecka
lub w czasie porodu, na podstawie zaswiadczenia lekarza podstawowej opieki zdrowotnej lub lekarza
ubezpieczenia zdrowotnego, posiadajqgcego specjalizacje Il stopnia lub tytuf specjalisty w dziedzinie: pofoznictwa
i ginekologii, perinatologii, neonatologii, pediatrii, neurologii dzieciecej, kardiologii dzieciecej lub chirurgii
dzieciecej, przystuguje prawo do wyrobéw medycznych okreslonych w przepisach wydanych na podstawie art. 38
ust. 4 ustawy o refundacji, na zlecenie osoby uprawnionej, o ktérej mowa w art. 2 pkt 14 ustawy o refundacji, do
wysokosci limitu finansowania ze srodkéw publicznych okreslonego w tych przepisach, wedfug wskazan
medycznych bez uwzglednienia okreséw uZytkowania. O ilosci miesiecznego zaopatrzenia w te wyroby decyduje
kazdorazowo osoba uprawniona do wystawienia zlecenia, o ktérej mowa w art. 2 pkt 14 ustawy o refundacji.”

Natomiast zgodnie z art. 47. ust. 1b Obwieszczenia Marszatka Sejmu Rzeczypospolitej Polskiej z dnia 24 listopada
2022 r. w sprawie ogtoszenia jednolitego tekstu ustawy o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze
$rodkéw publicznych [42] analogiczne zasady dotyczg réwniez $wiadczeniobiorcéw posiadajgcych orzeczenie
0 znacznym stopniu niepetnosprawnosci badZ o niepetnosprawnosci tacznie ze wskazaniami: koniecznoéci statej
lub ditugotrwatej opieki lub pomocy innej osoby w zwigzku ze znacznie ograniczong mozliwoécia samodzielnej
egzystencji oraz koniecznosci statego wspdétudziatu na co dzieri opiekuna dziecka w procesie jego leczenia,
rehabilitacji i edukaciji.

Biorgc zatem pod uwage, ze:

* cze$¢ dzieci z populacji docelowej dotknietych jest ciezkim inieodwracalnym uposledzeniem
powstatym w okresie prenatalnym tj. rozszczepieniem kregostupa (spina bifida),

e dzieci z SCI wymagaja koniecznoéci statego wspétudziatu na co dzief opiekuna w procesie leczenia,
rehabilitacji i edukacji,

w niniejszej analizie przyjeto, ze w odniesieniu do pacjentéw z populacji docelowej o ilosci miesiecznego
zaopatrzenia w jednorazowe cewniki urologiczne (niepowlekane badZ hydrofilowe gotowe
do uzycia/aktywowane woda) decyduje lekarz prowadzacy, zachowany jednak zostaje limit finansowania
ze $srodkdw publicznych tj. odpowiednio: 0,80 PLN/5,35 PLN/2,60 PLN za sztuke.

Zgodnie z Zaleceniami Polskiego Towarzystwa Urologii Dzieciecej [19] zabieg czystego okresowego cewnikowania
powinien by¢ wykonywany od 5 do 6 razy na dobe. W niniejszej analizie przyjeto wartos¢ srednig
tj. 5,5 razy/doba.

Zgodnie z rekomendacjami Polskiego Towarzystwa Urologicznego [18] przyjeto, ze u dzieci do czystego
cewnikowania powinny by¢ wykorzystywane cewniki 6-12 Fr. W celu wyznaczenia $redniego kosztu
jednorazowego cewnika niepowlekanego i hydrofilowego gotowego do uzycia badz aktywowanego woda w ww.
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N CERTARA” | mINN e %

zakresie rozmiaréw postuzono sie cenami zaczerpnietymi z internetowego sklepu medycznego dlapacjenta.pl
[43]. Powyzszy portal byt réwniez Zrédtem danych na temat kosztéw zeli do cewnikowania, stosowanych przez
pacjentow uzywajacych cewnikow niepowlekanych. W ponizszej tabeli przedstawiono wyniki kalkulacji rocznych
kosztéw czystego cewnikowania pacjenta pediatrycznego (przy zatozeniu wykonania $rednio 5,5 cewnikowan
w ciggu doby [19] oraz przyjeciu, ze 1rok=365 dni). Szczegétowe obliczenia kosztéw cewnikéw oraz zeli

do cewnikowania przeprowadzono w arkuszu kalkulacyjnym dotgczonym do niniejszej analizy.

Tabela 19. Roczne koszty czystego okresowego cewnikowania

Parametr

Warto$¢é parametru

Zrédto danych/
komentarz

Procedura medyczna

Czyste okresowe cewnikowanie (CIC)

Jednorazowy Jednorazowy
Rodzaj cewnika uzyty Jednorazowy cewnik cewnik cewnik
do CIC niepowlekany hydrofilowy hydrofilowy
gotowy do uzycia  aktywowany woda
— - - - e
Jednorazowy Jednorazowy ;
Jednorazowy el do P — Konsultacje
Wyréb/produkt cewnik - - . eksperckie [16],
medyczny niepowlekany cewn!kow hydmf'low : Hystreiliawy Rekomendacje
(6-12 Fr) ania gotowy do uzycia  aktywowany woda PTU [18]
(6-12 Fr) (6-12 Fr)
Srednia cena
detaliczna/wyréb/ Sklep medyczny
ErodUE madeetny 1,35 5,43* 6,97 4,81 (43]
[PLN]
Ié.::\él;(g;ansowania = Rozporzadzenia
: 0,80 nd 5,35 2,60 Ministra Zdrowia
publicznych/sztuka (41]
[PLN]
Wysokos¢ udziatu
wiasnego Rozporzadzenia
Swiadczeniobiorcy 0% nd 0% 0% Ministra Zdrowia
w limicie finansowania [41]
ze srodkdw publicznych
Sredni NFZ 0,80 0,00 5,35 2,60 Kalkulacje wiasne
koszt/szt. w oparciu o
[PLN] pacjent 0,55 5,43 1,62 2,21 [41, 43]
Sredni zirzsp 0,80 5,35 2,60 Kalkulacje wtasne
koszt/1 CIC W oparciu o
[PLN] persp. 678 6.97 481 [41, 43]
wspdlna " : ?
r -
. =
Zalecenia
Srednia liczba Polskiego
cewnikowar/pacjent/ 5,5 Towarzystwa
doba Urologii

Dzieciecej [19]
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Zrédto danych/

Parametr Wartos¢ parametru komentars

Liczba dni w roku 365

*$redni koszt za dawke Zelu stosowang podczas 1 cewnikowania ponoszony wytacznie przez pacjenta (brak refundacji)

1.6.5. Koszty monitorowania stanu zdrowia pacjenta

=

niniejszej analizie opréocz kosztéw wnioskowanej technologii, kosztdw kwalifikacji pacjenta
do proponowanego programu lekowego, kosztow aktywnych terapii stosowanych aktualnie w polskiej praktyce
klinicznej oraz kosztow czystego okresowego cewnikowania uwzgledniono rowniez koszty monitorowania stanu
zdrowia pacjentow z populacji docelowej. Rozwazono koszty monitorowania leczenia z udziatem produktu
leczniczego VESOXX® (dotyczace pacjenta objetego proponowanym programem lekowym) oraz koszty
monitorowania stanu zdrowia pacjenta poza programem lekowym (dotyczace pozostatych, aktualnie
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Monitorowanie stanu zdrowia pacjenta poza programem lekowym

Wyceny punktowej swiadczen przeprowadzanych w trybie ambulatoryjnym dokonano w oparciu o zatgcznik
nr1b do Zarzadzenia Nr 57/2023/DSOZ Prezesa NFZ (z péin. zmianami) [33] oraz zataczniki nr 7 i nr 5a
do Zarzadzenia Nr 57/2023/DSOZ Prezesa NFZ (z pdéin. zmianami) [34, 35], natomiast wyceny punktowej

Swiadczen prowadzonych w trybie szpitalnym dokonano w oparciu o Katalog grup stanowiacy Zatacznik nr 1 do

Zarzadzenia Nr 58/2023/DSOZ Prezesa NFZ (z péin. zmianami) [36]. || KGTGTcNGNGNGNEEEE
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Analiza wplywu na system ochrony zdrowia refundacji produktu leczniczego VESOXX® {oksybutynina dopecherzowa) w leczeniu neurogennef
nadreaktywnosci wypieracza wsrdd dzieci od 6 do 18 lat z uszkodzeniem lub rozszczepieniem kregostupa (spina bifida)

CERTARA® | mEINFAR

1.7.Zuzycie zasobow i udziaty w rynku

W niniejszej analizie zuzycie zasobow przedstawiono w postaci liczby dzieci w wieku od 6 do 18 lat z neurogenng
nadreaktywnoscia wypieracza wynikajaca z uszkodzenia lub rozszczepienia kregostupa (spina bifida), ktére
kontrolujg oproznianie pecherza za pomoca okresowego cewnikowania pecherza, w przypadku braku skutecznej
kontroli za pomocg doustnych lekéw antycholinergicznych i (lub) wskutek wystepowania nietolerowalnych

dziatan niepozadanych.
Stan aktualny, scenariusz istniejacy

W stanie aktualnym i scenariuszu istniejgcym niniejszej analizy przyjeto, ze produkt leczniczy VESOXX® nie jest
stosowany we wnioskowanym wskazaniu w Polsce.

_ Nastepnie, po przylozeniu udziatébw w rynku do oszacowanej uprzednio liczebnosci populacji
docelowej (patrz rozdziat 1.5.2) uzyskano zaprezentowane w ponizszej tabeli zuzycie zasobdéw dla stanu
aktualnego i scenariusza istniejgcego. Szczegdétowe obliczenia przeprowadzono w arkuszu kalkulacyjnym
dotgczonym do niniejszej analizy.
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Analiza wplywu na system ochrony zdrowia refundacji produktu leczniczego VESOXX® {oksybutynina dopecherzowa) w leczeniu neurogennef
nadreaktywnosci wypieracza wsrdd dzieci od 6 do 18 lat z uszkodzeniem lub rozszczepieniem kregostupa (spina bifida)

CERTARA” | mmiv:vzemm |

Scenariusz nowy

W scenariuszu nowym zatozono, ze od stycznia 2024 produkt leczniczy VESOXX® bedzie finansowany ze srodkéw
publicznych w ramach nowego programu lekowego i stosowany w celu hamowania neurogennej
nadreaktywnosci wypieracza wynikajacej z uszkodzenia lub rozszczepienia kregostupa (spina bifida) u dzieci
w wieku od 6 do 18 lat, ktére kontrolujg opréznianie pecherza za pomoca okresowego cewnikowania pecherza,
w przypadku braku skutecznej kontroli za pomocg doustnych lekéw antycholinergicznych i (lub) wskutek
wystepowania nietolerowalnych dziatan niepozadanych.

W ponizszych tabelach zaprezentowano odnoszace sie do scenariusza nowego udziaty w rynku oraz wyznaczone
na ich podstawie zuzycie zasobdéw wyrazone liczbg pacjentéw.

Tabela 23. Zuzycie zasobdéw i udzialy w rynku w scenariuszu nowym

Zuzycie zasobdw (liczba

Udzi ku
sy waynkis ] pacjentéw)
Evatepoiwania terapeutycane Scenariusz nowy Scenariusz nowy
I rok 1l rok I rok 1l rok
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Analiza wplywu na system ochrony zdrowia refundacji produktu leczniczego VESOXX® {oksybutynina dopecherzowa) w leczeniu neurogennef
nadreaktywnosci wypieracza wsrdd dzieci od 6 do 18 lat z uszkodzeniem lub rozszczepieniem kregostupa (spina bifida)

JCERTARA” | mERINVAN: W |

Minimalny wariant, powodujacy najwieksze obnizenie dodatkowych wydatkéw podmiotu zobowigzanego
do finansowania $wiadczen ze srodkéw publicznych wzgledem wydatkéw wyznaczonych w analizie podstawowe;j

uzyskano poprzez przyjecie zatozenia,

Natomiast wariant maksymalny powodujacy najwiekszy wzrost dodatkowych wydatkow podmiotu
zobowigzanego do finansowania $wiadczeri ze $rodkdw publicznych wzgledem wydatkéw wyznaczonych

w analizie podstawowe]j uzyskano poprzez uwzglednienie
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Minimalny wariant, powodujacy najwieksze obnizenie dodatkowych wydatkéw ptatnika publicznego i pacjenta
wzgledem wydatkéw wyznaczonych w analizie podstawowe] uzyskano poprzez przyjecie zatozenia,

Natomiast wariant maksymalny powodujacy najwiekszy wzrost dodatkowych wydatkéw ptatnika publicznego
i pacjenta wzgledem wydatkéw wyznaczonych w analizie podstawowej uzyskano poprzez uwzglednienie

1.9. Ograniczenia i dyskusja

Potencjalnym ograniczeniem analizy jest oszacowanie wielkosci populacji docelowej opierajgce sie czesciowo na
przeprowadzonych konsultacjach eksperckich [16]. Takie podejscie podyktowane byto brakiem publicznie
dostepnych danych epidemiologicznych korespondujacych z polskg praktyka kliniczng leczenia neurogennej
nadreaktywnosci wypieracza wynikajacej z uszkodzenia lub rozszczepienia kregostupa (spina bifida) u dzieci
w wieku od 6 do 18 lat, ktére kontrolujg oprdznianie pecherza za pomoca okresowego cewnikowania pecherza,
w przypadku braku skutecznej kontroli za pomocg doustnych lekéw antycholinergicznych i (lub) wskutek
wystepowania nietolerowalnych dziatari niepozadanych. Wobec braku polskich badan epidemiologicznych
dotyczacych rozwazanego problemu zdrowotnego, zasiegniecie opinii klinicystéw, ktérzy na co dzien zajmuja sie
pacjentami z rozwazane] populacji docelowej stanowito podejécie umozliwiajace uzyskanie danych najlepiej
odzwierciedlajgcych epidemiologie NDO w rozwazanej grupie pacjentow w Polsce.

Jednak celem przetestowania niepewnosci wynikajacej z takiego podej$cia, wramach analizy wrazliwosci
rozwazono alternatywne warianty oszacowania populacji pacjentow z NDO wynikajacej z uszkodzenia kregostupa
jak i populacji pacjentow z NDO wynikajacej z rozszczepienia kregostupa przyjmujac najbardziej skrajne
(tj. minimalne oraz maksymalne) wartosci parametréw epidemiologicznych uwzglednionych w kalkulacjach.
Rozwazone warianty skrajne oszacowania ww. populacji nie zmienity wnioskowania uzyskanego w ramach
analizy podstawowej.

1.10. Aspekty etyczne, spoteczne, prawne, wptyw na organizacje udzielania
swiadczen zdrowotnych

Neurogenna nadreaktywnos¢ wypieracza (ang. neurogenic detrusor overactivity, NDO) stanowi powainy
problem zdrowotny. NDO jest stanem o podtozu neurogennym (tj. powstatym na skutek urazéw rdzenia
kregowego, wad wrodzonych lub choréb neurologicznych) objawiajacym sie nieprawidtowym dziataniem miesnia
wypieracza, w ktorym nastepujg spontaniczne skurcze podczas fazy wypetniania pecherza, prowadzace
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do wzrostu ciénienia wewnatrzpecherzowego, powodujgcego parcie i nietrzymanie moczu [45]. Rozpoznanie
neurogennej nadreaktywnosci wypieracza mozliwe jest wylacznie na podstawie wyniku przeprowadzonego
badania urodynamicznego [19].

Szacuje sie, ze okoto 25% klinicznych probleméw spotykanych w urologii dzieciecej jest wynikiem uszkodzenia
uktadu nerwowego, ktdre wywiera wptyw na czynno$c¢ dolnych drég moczowych (pecherza i cewki). Istotne
zmiany w zakresie czynnosci dolnych drég moczowych, pociggajg za sobg rozwdéj wtérnych zmian w gérnych
drogach moczowych, z przewlektg niewydolnoscig nerek wiacznie.

Wady dysraficzne kregostupa s3 najczesciej spotykang przyczyng wrodzonego uszkodzenia osrodkowego uktadu
nerwowego. Wynikaja one z nieprawidtowego rozwoju kanatu kregowego i rdzenia kregowego. Dzieli sie je na
otwarte (spina bifida aperta) i zamkniete (spina bifida occulta). Wsréd wad otwartych (rozszczep kregostupa
i rdzenia kregowego) okoto 90% stanowi przepuklina oponowo-rdzeniowa (myelomeningocele, MMC).
To wiasnie przepuklina oponowo-rdzeniowa (MMC) jest najczestsza przyczyng neurogennej nadreaktywnosci
wypieracza u dzieci, niezaleznie od umiejscowienia oraz rozlegtosci tej wady. Opieka medyczna u dzieci ze spina
bifida wymaga kompleksowego postepowania interdyscyplinarnego. Czesto koncentruje sie ona na poprawie
funkcji motorycznej dzieci, jednakze to problem rozwijajacej sie niewydolnosci nerek ma najwiekszy wptyw na
jakos¢ zycia i przezywalnosc. Od lat 60-tych ubiegtego wieku, kiedy przezycie dzieci z rozszczepieniem kregostupa
w USA wynosito 10-12%, nastgpita ogromna poprawa jakosci opieki w tej grupie chorych. Dane z 1983 r.
wskazywaly, iz najczestsza przyczyng zgonu u dzieci i dorostych byta niewydolno$é nerek. Dane opublikowane
w 1983 roku wskazuja, ze jedynie 54% chorych doiywato petnoletnosci [46]. Wprowadzenie czystego
przerywanego cewnikowania (CIC) potaczonego z leczeniem antycholinergicznym byto najwiekszym przetomem
w leczeniu dzieci i mtodziezy z MMC, pozwalajacym w wielu przypadkach uniknaé konserwatywnego leczenia
chirurgicznego oraz ograniczy¢ istotnie ryzyko uszkodzenia nerek, a tym samym wydtuzy¢ przezywalno$é chorych.

Czestg przyczyng NDO jest takie uszkodzenie rdzenia kregowego (spinal cord injury, SCl), powodujace
zahamowanie czynnosci autonomicznych osrodkéw nerwowych odpowiedzialnych za regulacje funkcji pecherza
moczowego. Podobnie jak w przypadku rozszczepienia kregostupa, SCI ma charakter nieodwracalny, co oznacza,
iz pacjent do korica zycia wymaga specjalistycznej opieki i leczenia, jak réwniez monitorowania terapii w celu
oceny jej skutecznosci i potencjalnych powiktan. Podobnie jak w przypadku pacjentéw ze spina bifida dane
epidemiologiczne zbierane w latach 80-tych ubiegtego wieku wskazujg, iz w okresie 25 lat obserwacji wskaznik
$miertelnosci w tej grupie wynosit 49%. Gtéwna przyczyng zgonu byta niewydolnos¢ nerek, ktérej doswiadczyto
43% chorych [47]. Znaczaca poprawa w rozumieniu konsekwencji uszkodzenia rdzenia kregowego i prowadzeniu
pacjentow z SCl zmniejszyta wyraznie ten odsetek.

Zgodnie z Zaleceniami Polskiego Towarzystwa Urologii Dzieciecej [19] nadrzednym celem postepowania
urologicznego jest ochrona gérnych drég moczowych i nerek przed ich uszkodzeniem wynikajgcym z dysfunkgji
pecherza oraz mechanizmu zwieraczowego. W zwigzku z powyzszym konieczne jest wczesne wdrozenie czystego
przerywanego cewnikowania (clean intermittent catheterisation, CIC) oraz leczenia farmakologicznego
w potfaczeniu z regularng kontrolg czynnosci dolnych drég moczowych. Wysokie cisnienie $rédpecherzowe
zwigzane z nadczynnoscig wypieracza iflub obnizong podatnoscia $ciany stanowi zagrozenie dla czynnosci nerek.
Farmakologiczne obnizenie cisnienia w pecherzu uzyskuje sie poprzez blokowanie receptoréw
cholinergicznych/muskarynowych lub pobudzanie receptorow beta3-adrenergicznych. Oczekiwany efekt

powinien by¢ osiagany przy minimalizacji ryzyka wystapienia objawéw ubocznych [19]. _

[ /clen ze wskazanych wyze] [
_ nie jest aktualnie refundowany w ww. populacji (zgodnie

z aktualnym Obwieszczeniem MZ [4]), a cze$é z nich stosowana jest off-label {_ W dalszej
kolejnosci u wybranych pacjentéw stosuje sie w Polsce toksyne botulinowg typu A (off-label w populacji

pediatrycznej), podawang bezposrednio do $ciany pecherza w trakcie cystoskopii [19]. Pomimo braku dowodéw
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opartych na wiarygodnych badaniach klinicznych, u pacjentéw bez poprawy czynnosci pecherza przy
zastosowaniu monoterapii dopuszcza sie politerapie.

Kolejnym krokiem w terapii prowadzonej u dzieci z NDO jest leczenie chirurgiczne. Wybdr metody leczenia
chirurgicznego uzalezniony jest od stanu gérnych drég moczowych, pojemnosci pecherza, wysokosci cisnienia
wypieracza, stopnia znieksztatceri kostnych, rozlegtosci jatrogennego uszkodzenia cewki, a takie rozwoju
intelektualnego dziecka i opiekuna (warunkuje to odpowiednig wspoétprace) [19]. Nalezy jednak mie¢ na uwadze,
ze zastosowanie leczenia chirurgicznego u pacjentéw z pecherzem neurogennym obarczone jest ryzykiem
powiktan. Oprécz powiktan chirurgicznych wyréinia sie powiktania metaboliczne wynikajace z augmentacji
pecherza moczowego jelitem [53]. Rodzaj zaburzeri metabolicznych jest $cisle zwigzany z zastosowanym
odcinkiem jelita (np. w przypadku zastosowania proksymalnego odcinka jelita cienkiego obserwowana jest
hyponatremia, hypochloremia, hyperkalemia, azotemia i kwasica metaboliczna [54]. Cystoplastyka
augmentacyjna wiaze sie takze ze wzrostem ryzyka wystapienia nowotworu ztosliwego. Doktadny mechanizm
kancerogenezy nie zostat poznany i moze by¢ trudny do zidentyfikowania ze wzgledu na dtugi okres utajenia
miedzy ekspozycjg a wystgpieniem nowotworu ztosliwego. Zgodnie z wynikami przegladu systematycznego
oceniajacego ryzyko wystapienia nowotworu ztosliwego po zabiegu augmentacji pecherza w oparciu o dane
z 57 artykutéw, szacowana czesto$¢ wystepowania jakiegokolwiek nowotworu wynosita od 0 do 272,3 na
100000 pacjentéw/rok. Najczestszym typem histologicznym byt gruczolakorak (51,6%). Zmiany ztosliwe
wystepowaty gtéwnie w zespoleniu jelitowo- moczowym (50%). Sredni okres utajenia wynosit 19 lat, a 90% zmian
ztodliwych rozpoznano po ponad 10 latach od zabiegu [52].

Oksybutynina jest kompetycyjnym antagonista acetylocholiny, ktéry blokujac zazwojowe receptory
muskarynowe wywoluje zmniejszenie napiecia miesni gladkich pecherza moczowego. Chlorowodorek
oksybutyniny hamuje skurcze pecherza i fagodzi skurcz wywotany réinymi bodicami, zwieksza objetosé
pecherza, zmniejsza czestotliwo$¢ skurczéw i opoznia cheé oprdznienia pecherza w zaburzeniu neurogennym
pecherza. Oprécz antycholinergicznego blokowania receptoréw typu muskarynowego, rozluznienie miesni
gtadkich wynika z podobnego do papaweryny dziatania antagonistycznego na procesy odlegte od potaczen
nerwowo-miesniowych. Ponadto chlorowodorek oksybutyniny wykazuje miejscowe dziatanie znieczulajgce [44].

Dopecherzowa postac oksybutyniny stanowi optymalna opcje terapeutyczng u pacjentéw samocewnikujacych
sie, gdyz pomijany jest efekt pierwszego przejscia (typowy dla doustnej postaci tego leku), a tym samym
minimalizowana jest ilos¢ krazacego w organizmie metabolitu DEOB (wykazuje on wysokie powinowactwo
do receptoréw muskarynowych M1 w mézgu, powodujac liczne i nasilone dziatania niepozadane, bedace czestg
przyczyng przerwania leczenia z udziatem doustnej oksybutyniny). Skutkuje to duzo lepszym profilem
bezpieczeristwa oksybutyniny podawanej miejscowo (tj. dopecherzowo). Dowodzg tego m.in. wyniki przegladu
systematycznego Guerra 2008 [48], ktdrego autorzy wskazujg, iz miejscowe podanie oksybutyniny u dzieci
z neurogenng nadreaktywnoscia wypieracza zwigzane jest ze spadkiem czestosci i nasilenia dziatan
niepozadanych obserwowanych po doustnym podaniu lekéw antycholinergicznych. Korzystny profil
bezpieczeristwa oksybutyniny podawanej do pecherza moczowego zostat réwniez przedstawiony w publikacji
Humblet 2015 [51], ktérej autorzy wskazali, iz w okresie 15 lat leczenia poddawanych cewnikowaniu dzieci
z neurogenng nadreaktywno$cig wypieracza wynikajacg z rozszczepienia badZ uszkodzenia kregostupa nie
odnotowano istotnych, systemowych zdarzen niepoigdanych zwigzanych zoksybutyning podawang
dopecherzowo. Autorzy powyiszej préby klinicznej oceniali takze skuteczno$¢ terapii z udziatem oksybutyniny
podawanej dopecherzowo [49, 50, 51]. W przytoczonym badaniu zastosowanie ocenianej interwencji wigzato sig
m.in. z istotna poprawa pojemnosci pecherza wyrazong w percentylach wartosci referencyjnych dotyczacych
0s6b zdrowych skorygowanych o wiek, trwatym zmniejszeniem ciénienia wypieracza na koricu fazy wypetnienia,
osiggnieciem u niemal wszystkich chorych (za wyjatkiem 1 pacjenta) wartosci ci$nienia wypieracza <40 cm H20,
z istotnym statystycznie zwiekszeniem podatnosci pecherza (compliance) wyrazonym w jednostkach Wahl,
poprawg w zakresie wystepowania i stopnia ciezkoéci refluksu pecherzowo-moczowodowego (VUR) [5]. Kwestig
mniej istotng klinicznie, lecz waing z perspektywy pacjentdw dotknietych NDO jest poprawa w zakresie
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nietrzymania moczu. Oksybutynina podawana dopecherzowo wykazata skutecznos$é réwniez w tym zakresie,
gdyz po jej zastosowaniu wykazano wyraing poprawe kontynencji badz uzyskanie suchosci socjalnej. Wykazane
przywrocenie bardzo dobrej kontroli oddawania moczu wigzato sie z poprawg jakosci zycia, co w przytoczonej
uprzednio prébie klinicznej [49, 50, 51] zmierzono przy uizyciu skali Linkert i International Consultation
on Incontinence Questionnaire (ICIQ-SF).

W przypadku pozytywnej decyzji refundacyjnej wnioskowana technologia tj. produkt leczniczy VESOXX®
stosowana bedzie w leczeniu szczegolnej grupy chorych, tj. dzieci od 6 do 18 lat dotknietych NDO wynikajaca
z uszkodzenia lub rozszczepienia kregostupa (spina bifida), kontrolujgcych opréznianie pecherza za pomoca
okresowego cewnikowania pecherza, u ktérych nie udato sie uzyskaé skutecznej kontroli nad objawami choroby
za pomocy szeroko stosowanych doustnych lekéw antycholinergicznych i (lub) wskutek wystepowania
nietolerowalnych dziatan niepozadanych. Populacja objeta tym wskazaniem stanowi zatem wyselekcjonowang
grupe chorych, o niewielkiej liczebnosci. Majgc na uwadze, iz przetrwaty, utrzymujacy sie stan braku skutecznego
leczenia w szybkim tempie prowadzi do cofania sie moczu i w konsekwencji do uszkodzenia nerek (zwiekszajac
tym samym ryzyko zgonu chorego) oraz uwzgledniajac ograniczong dostepnos$é¢ refundowanych opcji
terapeutycznych dla ww. populacji, wnioskowana technologia (produkt leczniczy VESOXX® zawierajacy

oksybutynine dopecherzowg), ktérej skutecznosé i bezpieczeristwo poparte sg kilkunastoletnimi obserwacjami,
stanowi odpowiedz na niezaspokojong potrzebe medyczng wskazanej populacji docelowej. _

Aktualnie oksybutynina w postaci roztworu podawanego dopecherzowo (produkt leczniczy VESOXX®) nie jest
_I refundowana w Polsce [4].

Ocene aspektéw spotecznych, etycznych i prawnych wptywu pozytywnej decyzji refundacyjnej w odniesieniu
do produktu leczniczego VESOXX® podsumowano w tabeli ponizej.

Tabela 31. Podsumowanie wynikéw analizy aspektéw etycznych i spotecznych

Ocena wplywu pozytywnej decyzji refundacyjnej w odniesieniu do rozwazanej technologii

Wptyw na koszty lub wyniki dotyczace 0séb innych niz
stosujgce rozwazang technologie

Grupy pacjentow, ktére moga by¢ faworyzowane lub
dyskryminowane na skutek zatozen przyjetych w analizie najprawdopodobniej nie
ekonomicznej

Niekwestionowana réwnos¢ dostepu do technologii przy
jednakowych potrzebach

Spodziewana duza korzys¢ dla waskiej grupy oséb / korzyéé
mata, ale powszechna

Technologia jako odpowiedi dla oséb o istotnych
potrzebach zdrowotnych, dla ktérych nie ma obecnie

brak wptywu

finansowanie zapewni rowny dostep do swiadczen

duza korzys¢ dla waskiej grupy oséb

dostepnej zadnej metody leczenia albo dostep do leczenia tak
jest ograniczony
Powodowanie probleméw spotecznych nie powoduje probleméw spotecznych

brak negatywnego wptywu

Wprowadzenie refundacji produktu leczniczego VESOXX®
Wptyw na poziom satysfakcji pacjentdw z otrzymywanej wptynie na poprawe poziomu satysfakcji pacjentéw
opieki medycznej z otrzymywane] opieki medycznej, gdyz oznacza dla nich

dostep do mniej inwazyjne‘i metody leczenia NDO
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Ocena wpltywu pozytywnej decyzji refundacyjnej w odniesieniu do rozwazanej technologii

—_

Grozba niezaakceptowania postepowania przez
poszczegolnych chorych

brak

Powodowanie lub zmiana stygmatyzacji

nie powoduje ani nie zmienia stygmatyzacji

Wywotywanie ponadprzecietnego leku

nie wywotuje leku

Powodowanie dylematéw moralnych

brak

Stwarzanie problemdw dotyczacych ptci lub rodzinnych

nie stwarza takich problemow

Obecnos¢ sprzecznosci z aktualnie obowigzujgcymi
regulacjami prawnymi

finansowanie jest zgodne z aktualnie obowigzujgcymi
regulacjami prawnymi

Stwarzanie koniecznosci dokonania zmian
w prawie/przepisach

refundacja nie stwarza potrzeby dokonania zmian
w prawie/ przepisach

Oddziatywanie na prawa pacjenta lub prawa cztowieka

refundacja nie oddziatuje na prawa pacjenta lub prawa
cztowieka

Koniecznos¢ szczegdlnego informowania
pacjenta/opiekuna

stosowanie technologii nie wymaga szczegolnego
informowania pacjenta/opiekuna

Potrzeba zapewnienia pacjentowi prawa do poszanowania

stosowanie technologii nie wigie sie z koniecznoscia
zapewnienia pacjentowi poufnosci postepowania

godnosci i intymnosci oraz tajemnicy informacji z nim

zwigzanych w stopniu wiekszym niz w przypadku innych obecnie

stosowanych technologii medycznych

Potrzeba uwzgledniania indywidualnych preferencji, po
przedstawieniu choremu/opiekunowi informacji
w zakresie okreslonym w prawie

Podobnie jak w przypadku innych obecnie stosowanych
technologii medycznych

Refundacja produktu leczniczego VESOXX® jako leku dostepnego w ramach programu lekowego nie bedzie
powodowa¢ konsekwencji dla wydatkéw publicznych w sektorach innych niz ochrona zdrowia.

Wprowadzenie finansowania rozwazanego produktu leczniczego ze $rodkéw publicznych nie bedzie wymagato
przeszkolenia personelu, opracowania nowych wytycznych klinicznych, zmiany zasad diagnostyki i nie wptynie
na zwigzane z tym koszty. Jakos¢ wynikow uzyskiwanych przy zastosowaniu leczenia produktem leczniczym
VESOXX® nie bedzie zaleze¢ od doswiadczenia wykonawcdw oraz osrodka go stosujgcego.

1.11. Wyniki i wnioski korncowe
Szacowane zmiany wydatkéw ptatnika publicznego (Narodowy Fundusz Zdrowia)/ptatnika publicznego i pacjenta

wynikajgcych z refundacji produktu leczniczego VESOXX® w rozwazanej populacji chorych przedstawiono
w postaci zbiorczej tabeli.

Woprowadzenie refundacji produktu leczniczego VESOXX® stosowanego w celu hamowania neurogennej
nadreaktywnosci wypieracza wynikajacej z uszkodzenia lub rozszczepienia kregostupa (spina bifida) u dzieci
w wieku od 6 do 18 lat, ktére kontrolujg oprdznianie pecherza za pomoca okresowego cewnikowania pecherza,
w przypadku braku skutecznej kontroli za pomocg doustnych lekéw antycholinergicznych i (lub) wskutek
wystepowania nietolerowalnych dziatani niepozadanych spowoduje wzrost wydatkéw ptatnika
publicznego/ptatnika publicznego i pacjenta (perspektywa wspdlna). Nalezy jednak mieé na wzgledzie, ze

wnioskowana populacja dzieci wymaga szczegblnej troski, gdyz brak skutecznej kontroli oznacza ryzyko
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przetrwale podwyizszonego ci$nienia w pecherzu moczowym prowadzacego w konsekwencji do rozwoju
niewydolnosci nerek i zwiekszonej $miertelnoéci. Biorgc pod uwage, ze w Polsce nadal brakuje dostepu do mniej
inwazyjnych, skutecznych i w petni finansowanych przez ptatnika publicznego opcji terapeutycznych, odsetek
dzieci z neurogenng nadreaktywnoscig wypieracza poddawanych chirurgicznemu powiekszeniu pecherza
moczowego jest wcigz wysoki. Nalezy przy tym zaznaczyé, ze przytoczone wyzej interwencje chirurgiczne
stanowig leczenie inwazyjne, niosgce za sobg ryzyko komplikacji i wtérnego nowotworzenia [19]. Nadal brakuje
ponadto wiarygodnych dowodéw potwierdzajacych odlegty skutecznos$é leczenia chirurgicznego (szczegdlnie
w populacji pediatrycznej) [5]. Natomiast skutecznos¢ i bezpieczenstwo dopecherzowej formy oksybutyniny
zostaty potwierdzone kilkunastoletnimi obserwacjami, ktére wykazaly, ze terapia z jej udziatem wiaze sie m.in.
z istotng poprawg pojemnosci pecherza, trwatym zmniejszeniem ci$nienia wypieracza na koricu fazy wypetnienia,
istotnym zwiekszeniem podatnosci pecherza (compliance), poprawa w zakresie wystepowania i stopnia cigzkosci
refluksu pecherzowo-moczowodowego (VUR), a takze brakiem istotnych, systemowych zdarzen niepozgdanych
[5]. Dzieki dopecherzowej postaci wnioskowanej interwencji, jej profil bezpieczenistwa jest korzystniejszy
niz w przypadku doustnej formy oksybutyniny (omijany jest efekt pierwszego przejécia, a zarazem
minimalizowana jest ilos¢ krazacego w organizmie metabolitu oksybutyniny (DEOB), ktérego gromadzenie
odpowiada za uciazliwe dla pacjentéw dziatania niepozadane.

A zatem refundacja wnioskowanego produktu leczniczego VESOXX® stanowilaby odpowied:
na niezaspokojone potrzeby wyselekcjonowanej grupy dzieci z populacji docelowej, u ktorych doustne leki
antycholinergiczne okazaly sie nieskuteczne i (lub) spowodowaty nietolerowalne dziatania niepozadane, gdyz
oznaczataby dostep do bezpiecznej i skutecznej terapii dajgcej moiliwosé mato inwazyjnego hamowania

neurogennej nadreaktywnosci wypieracza zapobiegajac tym samym uszkodzeniu nerek.
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2. ZALtACZNIK

2.1.Srednie ceny za punkt

Biorgc pod uwage wnioskowang populacje docelowg (dzieci w wieku od 6 do 18 lat z neurogenng
nadreaktywnoécig wypieracza wynikajaca z uszkodzenia lub rozszczepienia kregostupa (spina bifida), ktére
kontrolujg opréznianie pecherza za pomocg okresowego cewnikowania pecherza, w przypadku braku skutecznej
kontroli za pomocg doustnych lekéw antycholinergicznych i (lub) wskutek wystepowania nietolerowalnych
dziatari niepozadanych) w niniejszej analizie przyjeto, ze rozliczanie $wiadczeri ambulatoryjnych i szpitalnych
odbywa sie w ramach zakresu: urologia dziecieca. Srednig cene za punkt w tym zakresie (oddzielnie dla
ambulatoryjnej opieki specjalistycznej i dla leczenia szpitalnego) wyznaczono w oparciu o dane zaczerpnigte
z Informatora o zawartych umowach przez poszczegélne oddziaty NFZ w 2023 r. [38].

W tabeli ponizej zestawiono srednie ceny za punkt z poszczegdlnych wojewddzkich oddziatéw NFZ, ktére
postuzyly w niniejszej analizie do wyznaczenia srednich cen/punkt uwzglednionych w kalkulacjach kosztéw
$wiadczen ambulatoryjnych i szpitalnych.

Tabela 33. $rednie ceny za punkt w zakresie: urologia dziecieca

Oddziat Wojewédzki NFZ Srednia cena/pkt w 2023 r. [PLN] *

Rodzaj swiadczenia: Ambulatoryjna opieka specjalistyczna

Kujawsko -Pomorski OW NFZ 1,54
Lubelski OW NFZ 1,54
Lubuski OW NFZ 1,54
tédzki OW NFZ 1,55
Wielkopolski OW NFZ 1,54
Srednia cena/pkt uwzgledniona w analizie [PLN] 1,54

Rodzaj swiadczenia: Leczenie szpitalne

Mazowiecki OW NFZ 1,62
Dolno$laski OW NFZ 1,60
Kujawsko-Pomorski OW NFZ 1,60
Lubuski OW NFZ 1,61
+6dzki OW NFZ 1,55
Matopolski OW NFZ 1,63
Podkarpacki OW NFZ 1,64
Podlaski OW NFZ 1,54
Pomorski OW NFZ 1,57
Slaski OW NFZ 1,69
Swietokrzyski OW NFZ 1,68
Warmirisko-Mazurski OW NFZ 1,58
Wielkopolski OW NFZ 1,63
Srednia cena/pkt uwzgledniona w analizie [PLN] 1,61

* stan na 18.05.2023
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