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Indeks skrotow

Skrot Rozwiniecie

AOTMIT Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji w Polsce

ChPL Charakterystyka Produktu Leczniczego

EMI Emicizumab

FVIi ang. factor VIII — czynnik VIII

HTA ang. health technology assessment — ocena technologii medycznych

ang. International Statistical Classification of Diseases and Related Health Problems

(el Y — Miedzynarodowa Statystyczna Klasyfikacja Choréb i Probleméw Zdrowotnych

kg mc. kilogram masy ciata

MZ Minister Zdrowia

NCK Narodowe Centrum Krwi

NFz Narodowy Fundusz Zdrowia

ang. population, intervention, comparison, outcome, study design — populacja,
interwencja, komparatory, wyniki/punkty koncowe, metodyka

PICOS

program lekowy

polski ztoty
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Streszczenie

CEL I ZAKRES

Celem analizy wptywu na system ochrony zdrowia jest oszacowanie wydatkéw ptatnika
publicznego w przypadku podjecia pozytywnej decyzji o finansowaniu ze srodkéw publicznych
leku Hemlibra® (emicizumab, EMI) stosowanego w profilaktyce krwawien u chorych powyzej

18 roku zycia z ciezkg hemofilie A bez inhibitoréw czynnika VIII, w ramach programu lekowego.

Dokument sktada sie z analizy wptywu na budzet, analizy wptywu na organizacje udzielania

Swiadczen zdrowotnych oraz zestawienia aspektdéw etycznych i spotecznych.

METODYKA

Populacje docelowg dla technologii wnioskowanej zgodnie z przedtozonym wnioskiem

stanowig chorzy powyzej 18 roku zycia z ciezkg hemofilie A bez inhibitoréw czynnika VIII.

Wskazana populacja chorych odznacza sie szczegdlnie niekorzystnym rokowaniem. Brakuje

zdefiniownych standardéw postepowania i istnieje duza niezaspokojona potrzeba chorych na

wprowadzenie skutecznej terapii.

Populacja docelowa, w ktérej bedzie stosowany emicizumab obejmuje

wyselekcjonowang grupe chorych, u ktérych stosowanie czynnika VIII nie jest mozliwe

lub Klinicznie wskazane. Chociaz eksperci klinicznie wskazujg, ze w populaciji

docelowej podaje sie czynniki VIIl, nalezy podkresli¢, ze jest to leczenie ktére nie
prowadzi do wuzyskania jakichkolwiek efektow terapeutycznych we
wnioskowanej populacji. W analizie wplywu na system ochrony zdrowia
uwzgledniono dodatkowo koszty stosowanych czynnikéw VI, w celu okreslenia

rzeczywistego wptywu finansowego wprowadzenia nowej terapii.
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W analizie wptywu na budzet rozpatrywano dwa scenariusze: istniejgcy oraz nowy. Wynikiem
analizy wptywu na budzet jest rdéznica pomiedzy tymi scenariuszami wyrazona

inkrementalnymi wydatkami ptatnika.

Scenariusz istniejgcy obrazuje sytuacje obecna, w ktorej EMI nie jest refundowany z budzetu
ptatnika publicznego. W scenariuszu tym, w profilaktyce krwawien u chorych powyzej 18 roku
zycia z ciezkg hemofilie A bez inhibitora czynnika VIII spetniajgcych kryteria kwalifikaciji
uwzgledniono stosowanie profilaktyki krwawien czynnikami VIIl, mimo, iz leczenie to nie
prowadzi do uzyskania jakichkolwiek efektow terapeutycznych, niemniej jednak jest
wskazywane przez ekspertéw klinicznych ze wzgledu na brak innej efektywnej terapii w tej
grupie chorych. W scenariuszu prognozowanym (nowym) analizowano sytuacje, w ktorej EMI
stosowany w profilaktyce krwawien u chorych powyzej 18 roku zycia z ciezkg hemofilie A bez
inhibitora czynnika VIl bedzie finansowany ze sSrodkow publicznych. Dla kazdego ze
scenariuszy rozpatrywano 3 alternatywne warianty: najbardziej prawdopodobny, minimalny
oraz maksymalny. W zwigzku z precyzyjnie okreslong wielkoscig populacji docelowej (dane z
osrodkow leczenia hemofili), warianty te =zaktadajg takg samg liczbe chorych w

poszczegdlnych latach horyzontu czasowego analizy.

W analizie zgodnie z wnioskiem refundacyjnym uwzgledniono, ze lek po wydaniu pozytywnej
decyzji refundacyjnej dostepny bedzie w programie lekowym i wydawany bedzie
Swiadczeniobiorcy bezptatnie. Uwzgledniono ponadto finansowanie leku w oddzielnej grupie

limitowe;.

Caltkowite koszty uwzgledniane w poszczegolnych scenariuszach (wynikajgce z kosztow
réznigcych leczenia), wyznaczono na podstawie kosztu lekow, kosztu podania i przepisania

lekdéw oraz kosztu diagnostyki i monitorowania chorych.

I P2y jcto 2-letni horyzont czasowy. Dla kluczowych danych wejsciowych
przeprowadzono analize wrazliwosci.
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WYNIKI

Oszacowanie populacji

*wielkos¢ stanowigca petny potencjat rynkowy leku wnioskowanego wskazania refundacyjnego

Wydatki inkrementalne w perspektywie ptatnika publicznego i w perspektywie
wspolnej
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PODSUMOWANIE | WNIOSKI

W niniejszej pracy oceniono wptyw na system ochrony zdrowia w Polsce o finansowaniu ze

$rodkow publicznych leku Hemlibra® (emicizumab) w ramach programu lekowego.

Bezposrednig konsekwencijg tej decyzji bedzie uksztattowanie sie w Polsce nowej praktyki
klinicznej leczenia u chorych z hemofilig A niepowiklang inhibitorem. Rozszerzone zostanie
spektrum terapeutyczne, w zwigzku z czym lekarze, ktérzy dotychczas nie mogli zastosowac

skutecznej profilaktyki krwawien teraz bedg mogli skorzystaé réwniez z terapii lekiem

Hemiibra. |
I \// konsekwencii finansowanie leku

Hemlibra® zapewni chorym z ciezkg hemofilig A niepowikfang inhibitorem dostep do

skuteczniejszego niz dotychczas leczenia oraz wptynie na poprawe ich jakosci zycia. | Iz
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W analizie wskazano, ze w przypadku pozytywnej decyzji dotyczacej refundacji leku Hemlibra®
nalezy oczekiwa¢ duzej korzysci zdrowotnej dla waskiej grupy chorych, dlatego tez
finansowanie technologii jest etycznie i spotecznie uzasadnione. Ponadto decyzja

refundacyjna nie spowoduje nowych konsekwencji w organizacji udzielania s$wiadczen.
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1. Cel analizy wplywu na system ochrony zdrowia

Celem analizy wptywu na system ochrony zdrowia jest oszacowanie wydatkéw ptatnika
publicznego w przypadku podjecia pozytywnej decyzji o finansowaniu ze srodkéw publicznych
leku Hemlibra® (emicizumab) stosowanego w rutynowej profilaktyce epizodéw krwawienia
u chorych z hemofilig A bez inhibitoréw czynnika VIIl. Ponadto, w ramach niniejszej analizy
oceniano etyczne oraz spoteczne konsekwencje podjecia pozytywnej decyzji o finansowaniu

ze $rodkéw publicznych leku Hemlibra® w przedstawionym wskazaniu.

Analiza wptywu na system ochrony zdrowia sktada sie z dwdch czesci — niniejszego
dokumentu oraz arkusza kalkulacyjnego wykonanego w programie MS Excel, umozliwiajgcego

obliczenie prognozowanych wydatkow pfatnika w zalezno$ci od przyjetych zatozeh.

2. Analiza wptywu na budzet

2.1. Metodyka analizy

1. Analize wykonano w oparciu o Rozporzgdzenie MZ w sprawie minimalnych wymagan,
Wytyczne AOTMIT oraz Ustawe o refundacii.

2. Przeprowadzono prognoze liczebnosci populacji w kolejnych latach horyzontu
czasowego. [N
|
.

3. Oszacowano rozpowszechnienie technologii medycznych stosowanych w populacji
docelowej oraz przeprowadzono prognoze rozpowszechnienia interwencji po podjeciu
pozytywnej decyzji refundacyjnej dla tej interwenciji.

4. Na podstawie wynikow przeprowadzonej analizy ekonomicznej oszacowano koszty
terapii technologii wnioskowanej oraz pozostatych opcji terapeutycznych (profilaktyka
czynnikami VIII).

5. Obliczono przewidywane wydatki ptatnika oraz tgczne wydatki ptatnika i pacjentow
w populacji docelowej w latach ujetych w horyzoncie czasowym analizy dla
scenariusza istniejgcego, czyli w przypadku braku finansowania technologii
whioskowanej ze srodkéw publicznych.

6. Obliczono przewidywane wydatki ptatnika oraz tgczne wydatki ptatnika i pacjentow

w populacji docelowej w horyzoncie czasowym analizy dla scenariusza nowego, czyli
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w przypadku podjecia przez ptatnika pozytywnej decyzji o finansowaniu technologii
wnioskowanej ze sSrodkow publicznych.

7. Obliczono wydatki inkrementalne, czyli ré6znice pomiedzy wydatkami w scenariuszu
nowym, a wydatkami w scenariuszu istniejgcym. W przypadku, gdy wydatki
inkrementalne przyjmujg wartosci wyzsze od zera oznacza to dodatkowe obcigzenia
finansowe zwigzane z podjeciem pozytywnej decyzji refundacyjne;j.

8. W niniejszym dokumencie wyniki oraz wartosci parametréw podawano najczeséciej z
dokfadnoscig do dwdéch miejsc po przecinku, natomiast obliczenia wykonano na
wartosciach bez zaokraglen (w celu uzyskania bardziej doktadnych wynikow).

9. Przeprowadzono analize wrazliwosci dla oszacowania populacji docelowej oraz

kluczowych parametrow uwzglednianych w niniejszej analizie.

2.2. Horyzont czasowy

Zgodnie z Rozporzgdzeniem MZ w sprawie minimalnych wymagan oraz Wytycznymi AOTMIT
horyzont czasowy analizy wptywu na budzet powinien obejmowac okres do momentu ustalenia
sie stanu rownowagi na rynku (tj. osiggniecia docelowej stabilnej wielkosci sprzedazy bgdz
liczby leczonych pacjentdéw) oraz co najmniej pierwsze 2 lata od daty rozpoczecia

finansowania danej technologii medycznej ze srodkéw publicznych.

W analizie przyjeto 2-letni horyzont czasowy, obejmujgcy okres od stycznia 2024.
Uzasadnieniem przyjecia takiego horyzontu czasowego jest brak alternatywnej technologii
refundowanej w rozwazanym wskazaniu, w zwigzku z czym lek Hemlibra® powinien szybko

osiggngc¢ zaktadany udziat w rynku.

Uzasadnieniem przyjecia takiego horyzontu czasowego jest fakt, ze wnioskowana technologia
bytaby finansowana w ramach Programu lekowego, ktéry w sposéb precyzyjny okresla
standard terapeutyczny oraz ogranicza stosowanie technologii medycznej do wybranych

osrodkow kontraktujgcych program lekowy.

Dodatkowo, zgodnie z Ustawg o refundacji, pierwsza decyzja refundacyjna wydawana jest na

2 lata, co potwierdza zasadnosc¢ przyjetego horyzontu czasowego analizy.
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2.3. Perspektywa

Zgodnie z Rozporzgdzeniem MZ w sprawie minimalnych wymagarn, dotyczgcym minimalnych
wymagan, jakie muszg spetnia¢ analizy wptywu na budzet, analiza zostata przeprowadzona w

dwoéch wariantach:

o z perspektywy podmiotu zobowigzanego do finansowania swiadczen ze srodkow
publicznych (ptatnik publiczny?)
e oraz dodatkowo z perspektywy wspodlnej podmiotu zobowigzanego do finansowania

Swiadczen ze srodkdéw publicznych oraz swiadczeniobiorcy (tj. pacjenta).

2.4. Scenariusze poréwnywane

W analizie wptywu na budzet rozwazano dwa scenariusze: istniejgcy oraz scenariusz nowy.
Scenariusz istniejgcy obrazuje sytuacje obecng, w ktérej technologia wnioskowana zgodnie z
Wykazem lekow refundowanych nie jest refundowana w omawianym wskazaniu z budzetu
ptatnika publicznego. W scenariuszu tym, uwzgledniono dodatkowo koszty stosowania przez

chorych czynnikéw VIII.

W scenariuszu nowym przyjeto sytuacije, w ktérej technologia wnioskowana jest refundowana
w profilaktyce krwawien u chorych powyzej 18 roku zycia z ciezkg hemofilie A bez inhibitora
czynnika VIIl. W scenariuszu tym lek bedzie dostepny w programie lekowym i wydawany
Swiadczeniobiorcy bezptatnie. W analizie uwzgledniono finansowanie tej technologii
medycznej w oddzielnej grupie limitowej, zgodnie z uzasadnieniem wskazanym w zatgczniku
(rozdziat 8.1.).

Dla kazdego ze scenariuszy przyjeto 3 mozliwe warianty, zalezne od szacowanej na kolejne
lata, wielko$ci populacji docelowej. Wptyw na budzet ptatnika, wyznaczony zostat jako réznica

pomiedzy tymi scenariuszami.

Wyniki analizy przedstawiono w dwéch wersjach: | GG
|

! Zgodnie z art. 14 Ustawy o swiadczeniach opieki zdrowotnej.
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Analizowane scenariusze (istniejacy, nowy), | GGG o2 ich warianty

(minimalny, prawdopodobny, maksymalny) przedstawiono na ponizszym schemacie.

Rysunek 1.

2.5. Populacja

2.5.1. Populacja obejmujgca wszystkich chorych, u ktérych
technologia wnioskowana moze zosta¢ zastosowana

Populacje badang w analizie wptywu na budzet stanowig chorzy, u ktérych oceniania
technologia moze by¢ zastosowana. Zdefiniowano jg w oparciu o ChPL wnioskowanej
technologii. Zgodnie z ChPL Hemlibra®, emicizumab jest wskazany do stosowania w rutynowej
profilaktyce epizodéw krwawienia u pacjentéw z hemofilig A (wrodzonym niedoborem czynnika
VII):

e z inhibitorami czynnika VIII;
e Dbez inhibitorow czynnika VIII, u ktérych wystepuje:

o ciezka postac choroby (FVIII < 1%);
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o umiarkowana posta¢ choroby (FVII =2 1% i < 5%) z ciezkim fenotypem
krwotocznym.

W analizie przyjeto, iz przyblizeniem wielkosci populacji chorych spetniajgcych powyzsze
kryteria bedzie liczebno$¢ pacjentéw z rozpoznaniem ICD-10 D66 uzyskanych przez AOTMIT
na potrzeby opracowania nr: 0T.422.0.1.2023a na potrzeby oceny zasadnosci wigczenia
produktu leczniczego Hemlibra (emicizumab) do modutu programu polityki zdrowotnej
.,Narodowy Program Leczenia Chorych na Hemofilie i Pokrewne Skazy Krwotoczne na lata
2024-2028" we wskazaniu: profilaktyka krwawien u chorych na ciezkg hemofilie bez
inhibitorow czynnika VIII. £aczna liczba pacjentéw z rozpoznaniem ICD-10 D66 w 2021, ktorzy
korzystali ze swiadczen opieki zdrowotnej, wyniosta 2 191, w tym 1558 chorych powyzej 18

roku zycia. Wartosci nie ulegaty znaczgcym zmianom w latach 2018-2021.

Tabela 1.
Liczba chorych stanowigca populacje u ktérych technologia wnioskowana moze zosta¢
zastosowana

Wskazanie Liczba chorych

tacznie Opracowanie AOTMIT

2.5.2. Populacja docelowa, wskazana we wniosku

W celu oszacowania liczebnosci populacji docelowej wykorzystano informacje | Gz

Estymowang liczebno$¢ populacji docelowej przedstawiono w tabeli ponize;.
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Tabela 2.

Populacja docelowa, wskazana we wniosku

2.5.3. Populacja, w ktorej technologia wnioskowana jest
obecnie stosowana

Obecnie emicizumab jest w Polsce stosowany w szczegoélnosci w populaciji chorych z ciezka

hemofilig A powiktana inhibitorem. |
|

2.5.4. Populacja, w ktorej wnioskowana technologia bedzie
stosowana przy zalozeniu, ze minister witasciwy do
spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu refundacja

Populacje, w ktorej wnioskowana technologia bedzie stosowana przy zatozeniu, ze minister
wiasciwy do spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu refundacjg, oszacowano na podstawie
prognozowanych udziatow, jakie lek Hemlibra® osiggnie w populacji docelowej oraz

oszacowan wielkosci populacji docelowej (rozdziat 2.5.2.).

2.5.4.1. Udziaty w rynku

Udzialy w rynku technologii wnioskowanej i komparatora okreslono |GG

2.54.2. Oszacowanie wielkosci populacji chorych leczonych
technologia wnioskowana

Uwzgledniajgc udziaty w rynku (rozdziat 2.5.4.1.) oraz wielkos¢ populacji docelowej (rozdziat

2.5.2.) oszacowano liczbe chorych leczonych technologig wnioskowana.
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Tabela 3.

Oszacowanie liczebnosci populacji, w ktorej wnioskowana technologia bedzie
stosowana

Wielkos$¢ dostaw emicizumab (Hemlibra®), konieczng do zastosowania terapii w oszacowanej

populacji chorych, przedstawiono w zatgczniku (rozdziat 8.3.).

2.5.5. Populacja, w ktorej wnioskowana technologia bedzie
stosowana przy zalozeniu, ze minister wiasciwy do
spraw zdrowia nie wyda decyzji o objeciu refundacja

W przypadku braku wydania pozytywnej decyzji dotyczgcej refundacji emicizumab, lek ten nie

bedzie stosowany w populacji dorostych z ciezkg hemofilig A niepowiktang inhibitorem.

2.5.6. Podsumowanie oszacowan liczebnosci populacji
zdefiniowanych w minimalnych wymaganiach

W tabeli ponizej przedstawiono wartosci oszacowan populacyjnych wykonanych w niniejszej

analizie wptywu na system ochrony zdrowia (opisanych w rozdziatach 2.5.1. — 2.5.5.).

Tabela 4.
Podsumowanie oszacowan liczebnosci populacji zdefiniowanych w Rozporzadzeniu
MZ w sprawie minimalnych wymagan
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2.6. Analiza kosztow

Kategorie kosztéw zaczerpnigto z Analizy ekonomicznej. Wptyw na wynik koncowy, a wiec na
wartos¢ wydatkéw inkrementalnych ptatnika publicznego, majg catkowite koszty réznigce.
Catkowite koszty réznigce zdefiniowano jako koszty wystepujace w ramach jednego ze

scenariuszy, a wiec roznigce oceniane technologie medyczne.

W analizie z perspektywy ptatnika publicznego oraz z perspektywy wspodinej (tozsamej z
perspektywg ptatnika publicznego) uwzgledniono i oceniano nastepujgce kategorie kosztéw

bezposrednich medycznych:

o koszty lekéw;
e koszty podania i przepisania lekéw;
e koszty diagnostyki i monitorowania chorych;

e koszty czynnikéw VIII w profilaktyce i leczeniu krwawien.

Poniewaz poszczegolne kategorie kosztowe zostaty scharakteryzowane i skalkulowane
w ramach Analizy ekonomicznej w analizie wptywu na system ochrony zdrowia
zaprezentowano jedynie koszt stosowania wnioskowanej technologii medycznej, czynnikow

VIl oraz modelowanie i podsumowanie kosztow.

2.6.1. Koszt stosowania wnioskowanej technologii medycznej

Do obliczenia kosztu stosowania wnioskowanej technologii medycznej konieczne byto
okreslenie zuzycia zasobdéw (dawkowania) oraz cen jednostkowych poszczegoéinych

prezentacji lekow.
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2.6.1.1. Dawkowanie

Na podstawie Charakterystyki Produktu Leczniczego Hemlibra® okreslono, ze w profilaktyce
krwawien u chorych powyzej 18 roku zycia z ciezkg hemofilie A bez inhibitora czynnika VIII

EMI podawany jest w nastepujgcy sposob:

¢ Dawka nasycajgca (3 mg/kg mc.) raz na tydzien przez pierwsze 4 tygodnie: Masa ciata
chorego (kg) x dawka (3 mg/kg mc.) = catkowita ilos¢ (mg) emicizumabu do podania;

o Nastepnie dawka podtrzymujgca wynoszaca albo 1,5 mg/kg mc. Raz na tydzien, 3
mg/kg mc. Raz na dwa tygodnie lub 6 mg/kg mc. Raz na cztery tygodnie, od 5.
Tygodnia i dalej: Masa ciata chorego (kg) x dawka (1,5; 3 lub 6 mg/kg mc.) = catkowita

ilos¢ (mg) emicizumabu do podania.

Nalezy zaznaczyC, ze trzy dopuszczalne schematy dawkowania leku, podawanego
podskoérnie: raz na tydzien, raz na dwa tygodnie lub raz na miesigc, zapewniajg bardziej
efektywne leczenie w poréwnaniu do aktualnie stosowanych alternatyw, przy duzo nizszej

czestotliwosci iniekcji.

2.6.1.2. Ceny poszczegolnych prezentaciji

Obecnie lek nie jest finansowany w analizowanym wskazaniu. W analizie zgodnie z wnioskiem
refundacyjnym uwzgledniono, ze lek po wydaniu pozytywnej decyzji refundacyjnej dostepny
bedzie w programie lekowym i wydawany bedzie Swiadczeniobiorcy bezptatnie. Uwzgledniono
ponadto finansowanie leku w oddzielnej grupie limitowej, zgodnie z uzasadnieniem

wskazanym w rozdziale 8.1.

Ceny leku Hemlibra®zawarto w ponizszej tabeli.
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Tabela 5.

Ceny lekéw uwzglednione w analizie (PLN)

2.6.2. Koszty czynnikow VI

PROFILAKTYKA

W analizie uwzgledniono dodatkowo koszty stosowania czynnikow VIII. Przyjeto, iz
dawkowanie w profilaktyce wynosi srednio 40 j./kg trzy razy w tygodniu (zakres 20-50 j.) [ChPL
Advate, ChPL Elocta]. Koszt jednej jednostki przyjeto zgodnie z danymi uzyskanymi z

przetargéw [Przetargi]. W tabeli ponizej zestawiono uwzglednione koszty.

Tabela 6.
Koszty czynnikéw VIl (PLN)

Dawkowanie (w
tygodniu)*

Koszt na Koszt roczny

Terapia tydzien (PLN) (PLN)

Koszt zaj.m.

Czynnki VIII 9 731,56 5 936,25 309 745,14
*Przyjeto mase ciata rowng ok. 81 kg, zgodnie z danymi z NCK

LECZENIE KRWAWIEN

W celu oszacowania kosztéw leczenia krwawien w ramieniu wnioskowanej interwenciji oraz w
ramieniu komparatora uwzgledniono roczng liczbe leczonych krwawien [Analiza klinicznal,
dawkowanie czynnikéw VIl rowne [ EEGEGNGNGNGNGNEEEEEEEEEEEEEEEEEE
Y (<osszt za jedna jednostke
czynnika VIII (0,61 PLN) okreslono na podstawie aktualnych przetargéw [Przetargi]. W tabeli

ponizej zestawiono oszacowane koszty.
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Tabela 7.

Koszty leczenia krwawien

Koszt w perspektywie ptatnika publicznego jest tozsamy z kosztem w perspektywie wspdinej.

2.6.3. Modelowanie/podsumowanie kosztéw

Koszty uwzglednione w niniejszym opracowaniu oszacowano biorgc pod uwage rzeczywiste
zuzycie mg leku Hemlibra w populacji docelowej, koszt za miligram leku Hemlibra, koszty
podania/przepisania leku, koszty diagnostyki i monitorowania chorych oraz dodatkowo koszty

czynnikow VIII stosowanych w profilaktyce i leczeniu krwawien.

W tabeli ponizej zestawiono catkowite koszty réznigce poszczegdine terapie, z perspektywy
ptatnika publicznego (tozsamej z perspektywa wspéina) [
|

Tabela 8.
Roczne koszty réznigce poréwnywane technologie (PLN) w ujeciu rocznym
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*w scenariuszu istniejgcym uwzgledniono koszty stosowania czynnikéw VI, kidére wskazywane byly
przez ekspertow klinicznych, niemniej jednak nalezy podkresli¢, Zze jest to leczenie, ktére nie prowadzi
do uzyskania jakichkolwiek efektéw terapeutycznych we wnioskowanej populaciji.

2.7. Podsumowanie danych wejsciowych

Podsumowanie danych wejsciowych przedstawiono w ponizszej tabeli.




Hemlibra® (emicizumab) w profilaktyce krwawien u chorych powyzej 18 roku zycia z ciezkg
hemofilig A bez inhibitora czynnika VIl — analiza wptywu na system ochrony zdrowia

Tabela 9.
Dane wejsciowe uwzgledniane w analizie wptywu na budzet
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2.8. Wydatki budzetowe w horyzoncie analizy

Na podstawie oszacowania wielkosci populacji chorych leczonych, wykorzystujgc szacunkowe
udziaty w rynku lekéw oraz catkowite koszty roznigce leczenia jednego chorego w ciggu roku,
wyznaczono roczne wydatki budzetowe w perspektywie ptatnika publicznego, ktére sg
tozsame z wydatkami w perspektywie wspdinej. Wydatki te bedg sie rézni¢ w zaleznosci od

przyjetego scenariusza oraz jego wariantu.

2.8.1. Aktualne wydatki budzetowe

Aktualne wydatki budzetowe, zwigzane z leczeniem populacji docelowej oszacowano biorgc
pod uwage liczebnos$¢ populacji docelowej wiasciwej dla 2023 roku. Uwzgledniono udziaty w
rynku poszczegodlnych technologii medycznych oraz koszty ich stosowania analogicznie, jak

dla scenariusza istniejgcego. Oszacowane w ten sposéb aktualne wydatki budzetowe

wynosza [N

Obecnie EMI nie jest stosowany w analizowanej populacji chorych. Koszt leku jest zatem

zerowy.

2.8.2. Prognozowane wydatki budzetowe

Wyniki analizy przedstawiono w uwzglednianym horyzoncie czasowym, z perspektywy

ptatnika publicznego tozsamej z perspektywg wspdlng. Dodatkowo wyniki przedstawiono

w wariantach (minimalny, prawdopodobny, maksymalny).
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Tabela 10.
Wyniki analizy wptywu na budzet z perspektywy ptatnika publicznego i perspektywy wspéinej | EEIEGNG<z<GGE

* biorgc pod uwage kategorie kosztowe we wszystkich uwzglednianych zakresach swiadczen

Tabela 11.

Wyniki analizy wplywu na budzet z perspektywy ptatnika publicznego i perspektywy wspdéinej [ EGNGNGNGNGEGE
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* biorgc pod uwage kategorie kosztowe we wszystkich uwzglednianych zakresach swiadczen
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Wyniki analizy wptywu na budzet przedstawiono réwniez graficznie na ponizszym wykresie.

Rysunek 2.

Wyniki_analizy wplywu na_budzet I
|
Rysunek 3.

Wyniki_analizy _wplywu na_budzet [
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3. Analiza wrazliwosci

Analize wrazliwoéci przeprowadzono dla parametrow, ktére w najwiekszym stopniu obarczone
sg niepewnoscig i majg potencjalnie najwiekszy wptyw na wyniki. Dla parametréw tych
przeprowadzono analize wartosci skrajnych (ang. extreme value analysis), ktéra ocenia wptyw

na wyniki analizy przyjecia przez te parametry wartosci ekstremalnych.

Testowane parametry i ich zakres oraz scenariusze alternatywne przedstawiono w Rozdziale
2.6.2.

Wyniki analizy wrazliwosci przedstawiono w ponizszej tabeli.

Tabela 12.

Wyniki_analizy wrazliwosci [
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Tabela 13.

Wyniki analizy wrazliwosci |
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4. Wplyw na organizacje udzielania swiadczen

Decyzja dotyczaca refundacji produktu Hemlibra® (emicizumab) w profilaktyce krwawien u
chorych powyzej 18 roku zycia z ciezkg hemofilie A bez inhibitora czynnika VIII, w ramach

programu lekowego, nie spowoduje nowych konsekwencji w organizacji udzielania swiadczen.

W zwigzku z powyzszym, w wyniku rozpoczecia finansowania ocenianej technologii
medycznej, nie wystgpi koniecznosé dodatkowych szkolen personelu medycznego, czy tez
tworzenia nowych wytycznych okres$lajgcych sposéb podawania leku. Objecie refundacjg
technologii wnioskowanej nie bedzie zatem mie¢ istotnego wplywu na organizacje udzielania

Swiadczen zdrowotnych.

5. Aspekty etyczne i spoleczne

Whnioskowana populacja chorych odznacza sie szczegdlnie niekorzystnym rokowaniem.
Brakuje zdefiniownych standardéw postepowania i istnieje duza niezaspokojona potrzeba
spoteczna na wprowadzenie skutecznej terapii. Dotychczasowy brak skutecznej profilaktyki

krwawien nie moze zosta¢ uznany za satysfakcjonujgcy.

Progresywny charakter analizowanej jednostki chorobowej prowadzi do niepetnosprawnosci
chorych. W efekcie spoteczenstwo obcigzone jest istotnymi kosztami utraty produktywnosci.
Koszty te sg, tym wyzsze im mniej skutecznie prowadzona jest terapia tych chorych. Obecnie
chorzy nie majg zagwarantowanego dostepu do skutecznej metody leczenia przez co koszty
spoteczne sg eskalowane. Refundacja EMI pomoze ograniczy¢ te koszty i bedzie stanowita

odpowiedz na niezaspokojong potrzebe spoteczng.

Decyzja dotyczaca objecia refundacjg produktu Hemlibra® w ramach programu lekowego,
dotyczy wytgcznie chorych kwalifikujgcych sie do programu lekowego, a zatem pacjentéw
spetniajgcych wszystkie kryteria wigczenia, co zapewnia, ze technologia bedzie stosowana

w populacji chorych, u ktérych spodziewane sg najwieksze korzysci kliniczne.

Pozytywna decyzja dotyczgca finansowania technologii wnioskowanej, nie stoi w sprzecznosci
z aktualnie obowigzujgcymi regulacjami prawnymi i nie naktada na chorego dodatkowych

wymogow zwigzanych z rozpoczeciem leczenia.

Ponizsza tabela przedstawia ocene aspektéw spotecznych i etycznych dotyczgcag stosowania

technologii wnioskowanej w omawianym wskazaniu.
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Tabela 14.
Aspekty spoteczne i etyczne
Warunek ‘ Wartos¢

Czy i ktére grupy pacjentéw moga by¢ faworyzowane na skutek zatozen przyjetych w Zadne

analizie ekonomicznej;

Czy niekwestionowany jest réwny dostep do technologii medycznej przy jednakowych Tak

potrzebach;

Duza korzys¢ dla
waskiej grupy
chorych

Czy spodziewana jest duza korzysc¢ dla waskiej grupy osob, czy korzys¢ mata, ale
powszechna;

Czy technologia stanowi odpowiedz dla oséb o istotnych potrzebach zdrowotnych, dla
ktérych nie ma obecnie dostepnej zadnej metody leczenia.

Nie

Czy pozytywna decyzja w odniesieniu do ocenianej technologii moze powodowac¢ problemy spoteczne,
w tym:

wptywac na poziom satysfakcji pacjentéw z otrzymywanej opieki medycznej; Nie
grozi¢ niezaakceptowaniem postepowania przez poszczegdlnych chorych; Nie
powodowac lub zmienia¢ stygmatyzacije; Nie
wywotywaé ponadprzecietny lek; Nie
powodowac dylematy moralne; Nie
stwarzac problemy dotyczace ptci lub rodzinne. Nie
stoi w sprzecznosci z aktualnie obowigzujgcymi regulacjami prawnymi, Nie
czy stwarza konieczno$é dokonania zmian w prawie/przepisach; Nie
oddziatuje na prawa pacjenta lub prawa cztowieka. Nie

Czy stosowanie technologii naklada szczegoélne wymogi, takie jak:

koniecznos¢ szczegdlnego informowania pacjenta lub uzyskiwania jego zgody; Nie

potrzeba zapewnienia pacjentowi prawa do poszanowania godnosci i intymnosci oraz
tajemnicy informacji z nim zwigzanych;

potrzeba uwzgledniania indywidualnych preferenciji, potrzeba czynnego udziatu pacjenta
w podejmowaniu decyzji o wyborze metody postepowania.

6. Ograniczenia

W celu oszacowania liczebnosci populacji docelowej wykorzystano informacje dostarczone

W zwigzku z precyzyjnym okresleniem wnioskowanej populacji przyjeto, iz wariant minimalny

i maksymalny jest taki sam jak wariant prawdopodobny oszacowania populacji docelowej.
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W analizie uwzgledniono ponadto, ze technologia wnioskowana finansowana bedzie w ramach

odrebnej grupy limitowej, zgodnie z uzasadnieniem wskazanym w rozdziale 8.1.

Dodatkowo przyjeto, ze przecietny rok trwa doktadnie 365 dni.

7. Podsumowanie i wnioski koncowe

W niniejszej pracy oceniono wptyw na system ochrony zdrowia w Polsce decyzji o
zakwalifikowaniu Hemlibra® (emicizumab) do Wykazu lekéw refundowanych w ramach

kategorii dostepnosci lek stosowany w programie lekowym.

Populacje docelowg dla technologii wnioskowanej zdefiniowano zgodnie z przediozonym
whnioskiem refundacyjnym. Stanowig jg chorzy powyzej 18 roku zycia z ciezkg hemofilie A bez

inhibitora czynnika VIII.
Wpltyw na system ochrony zdrowia okreslono w odniesieniu do nastepujgcych obszardéw:

e populacyjnych (oszacowanie potencjalu rynkowego leku oraz prognoza liczebnosci
populacji, ktéra prawdopodobnie skorzysta z leku w sytuaciji jego sfinansowania);

¢ finansowych (analiza wptywu na budzet);

e organizacji udzielania $wiadczen;

e etycznych i spotecznych;

Analize wykonano dla okresu 2 lat, ktory stanowi horyzont czasowy analizy. Elementy analizy
wplywu na budzet objety: estymacje populacji docelowej i udziatow rynkowych technologii
wnioskowanej oraz analize kosztowag. Wynikiem analizy wptywu na budzet jest réznica
pomiedzy rozpatrywanymi scenariuszami wyrazona inkrementalnymi wydatkami ptatnika

publicznego oraz pacjenta.

Wptyw na organizacje udzielania swiadczen zdrowotnych oraz aspekty etyczne i spoteczne

zostaty okreslone zgodnie z metodykg zaproponowang w Wytycznych AOTMIT.

Oszacowanie populacji
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*wielkos¢ stanowigca petny potencjat rynkowy leku wnioskowanego wskazania refundacyjnego

Bezposrednig konsekwencjg decyzji refundacyjnej bedzie uksztattowanie sie w Polsce nowej
praktyki klinicznej leczenia chorych. Rozszerzone zostanie spektrum terapeutyczne,
w zwigzku z czym lekarze, ktorzy dotychczas nie mogli zastosowac profilaktyki krwawien teraz
bedg mogli skorzysta¢ z terapii lekiem Hemlibra®. W konsekwencji finansowanie leku
Hemlibra® zapewni chorym na wnioskowane wskazanie dostep do skuteczniejszego niz

dotychczas leczenia oraz wptynie na poprawe ich jakosci zycia.

Refundacja technologii wnioskowanej spowoduje zwiekszenie wydatkéw z perspektywy

ptatnika publicznego (oraz z perspektywy wspoinej)

Dodatkowo w analizie wskazano, ze w przypadku pozytywnej decyzji dotyczgcej refundaciji

leku Hemlibra® nalezy oczekiwac duzej korzysci zdrowotnej dla waskiej grupy chorych, dlatego
tez finansowanie technologii jest etycznie i spotecznie uzasadnione. Ponadto decyzja

refundacyjna nie spowoduje nowych konsekwencji w organizacji udzielania $wiadczen.
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8. Zataczniki

8.1. Uzasadnienie utworzenia odrebnej grupy limitowej
dla technologii wnioskowanej

W przypadku leku Hemlibra® nie sg spetnione wymagania, o ktérych mowa w art. 15 ust. 3 pkt
1i 3 Ustawy o refundacji. Nie ma to jednak zadnego wptywu na decyzje w zakresie kwalifikacji
do wspdlnej albo odrebnej grupy limitowej. Zapis punktu 1 (,... w przypadku, gdy droga
podania leku lub jego postac farmaceutyczna w istotny sposdéb ma wptyw na efekt zdrowotny
lub dodatkowy efekt zdrowotny”) dotyczy tylko sytuaciji, w ktdérej lek zawierajgcy dang
substancje czynng jest juz refundowany (ale jest to lek o innej drodze podania lub innej postaci
farmaceutycznej niz lek wnioskowany). Zapisy punktu 3 dotyczg wytgcznie sSrodkow
spozywczych specjalnego przeznaczenia. Lek Hemlibra® nie jest $rodkiem spozywczym

specjalnego przeznaczenia.

Na podstawie art. 15 Ustawy o refundacji nalezy stwierdzi¢, ze leku Hemlibra® nie mozna
zakwalifikowac do zadnej z obecnie istniejacych grup limitowych. Lek ten nie spetnia kryteriow
kwalifikacji do wspdlnych grup limitowych, o ktérych mowa w art. 15 ust 2 Ustawy o refundacji
ze wzgledu na brak: tej samej nazwy miedzynarodowej, brak tych samych mechanizmow
dziatania i podobnych dziatan terapeutycznych, zgodnosci wskazan i przeznaczen, tej samej

skutecznosci w poréwnaniu do jakiegokolwiek innego obecnie refundowanego preparatu.

Objecie refundacjg EMI moze nastgpi¢ tylko w drodze utworzenie nowej grupy limitowej. Nie
jest mozliwe witgczenie leku Hemlibra® do jednej z juz istniejgcych grup limitowych gdyz nie
ma grupy limitowej dla preparatéw, ktére miatyby te same wskazania i przeznaczenia oraz
sposéb dziatania i udowodniong skuteczno$é, wiec nie bedzie spetniony warunek z art. 15 ust.

2 pkt 1 Ustawy o refundaciji.

8.2. Sprawdzenie zgodnosci analizy z minimalnymi
wymaganiami opisanymi w Rozporzadzeniu MZ
w sprawie minimalnych wymagan

Tabela 15.
Check-lista zgodnosci analizy wptywu na system ochrony zdrowia z minimalnymi
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wymaganiami przedstawionymi w Rozporzadzeniu MZ w sprawie minimalnych
wymagan

Nr Zadanie Tak/Nie/nie dotyczy

1.

Oszacowanie rocznej liczebnosci populaciji

n/d

1.1.

obejmujgcej wszystkich pacjentéw, u ktérych
wnioskowana technologia moze by¢ zastosowana

TAK, rozdziat 2.5.1.

1.2.

docelowej, wskazanej we wniosku

TAK, rozdziat 2.5.2.

1.3

w ktérej wnioskowana technologia jest obecnie
stosowana

TAK, rozdziat 2.5.3.

1.4.

w ktérej wnioskowana technologia bedzie stosowana
przy zatozeniu, ze minister wtasciwy do spraw zdrowia
wyda decyzje o objeciu refundacjg podwyzszeniu ceny

TAK, rozdziat 2.5.4.

Oszacowanie rocznych wydatkéw podmiotu
zobowigzanego do finansowania $wiadczen ze Srodkow
publicznych, ponoszonych na leczenie pacjentéw w
stanie klinicznym wskazanym we wniosku

TAK, rozdziat 2.8.

2.1

Aktualnych

TAK, rozdziat 2.8.1.

2.2.

z wyszczegolnieniem sktadowej wydatkdw stanowigce;j
refundacje ceny wnioskowanej technologii, o ile
wystepuje

TAK, rozdziat 2.8.1.

llosciowa prognoza rocznych wydatkéw podmiotu
zobowigzanego do finansowania swiadczen ze srodkow
publicznych, jakie bedg ponoszone na leczenie
pacjentéw w stanie klinicznym wskazanym we wniosku
przy zatozeniu, ze minister wkasciwy do spraw zdrowia
nie wyda decyzji o objeciu refundacjg podwyzszeniu
ceny

TAK, rozdziat 2.8.2.

3.1.

z wyszczegolnieniem skiadowej wydatkow stanowigce;j
refundacje ceny wnioskowanej technologii

TAK, rozdziat 2.8.2.

llo$ciowa prognoza rocznych wydatkéw podmiotu
zobowigzanego do finansowania swiadczen ze srodkow
publicznych, jakie bedg ponoszone na leczenie
pacjentéw w stanie klinicznym wskazanym we wniosku,
przy zatozeniu, ze minister wlasciwy do spraw zdrowia
wyda decyzje o objeciu refundacjg lub podwyzszeniu
ceny

TAK, rozdziat 2.8.2.

4.1.

z wyszczegolnieniem sktadowej wydatkéw stanowigcej
refundacje ceny wnioskowanej technologii,

TAK, rozdziat 2.8.2.

Oszacowanie dodatkowych wydatkéw podmiotu
zobowigzanego do finansowania swiadczen ze srodkow
publicznych, jakie bedg ponoszone na leczenie
pacjentéw w stanie klinicznym wskazanym we wniosku

TAK, rozdziat 2.8.2.

5.1.

z wyszczegolnieniem sktadowej wydatkdw stanowigce;j
refundacje ceny wnioskowanej technologii

TAK, rozdziat 2.8.2.

Minimalny i maksymalny wariant oszacowania
dodatkowych wydatkéw podmiotu zobowigzanego do
finansowania $wiadczen ze srodkéw publicznych

TAK, rozdziat 2.8.2.
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Nr Zadanie Tak/Nie/nie dotyczy

8 Zestawienie tabelaryczne wartosci, na podstawie TAK, rozdziat 0

ktérych dokonano oszacowan analizy oraz prognoz

Wyszczegolnienie zatozen, na podstawie ktérych
dokonano oszacowan analizy oraz prognoz

TAK, rozdziat 6.

9.1.

wyszczegdlnienie zatozeh dotyczgcych kwalifikacji
wnioskowanej technologii do grupy limitowej i
wyznaczenia podstawy limitu

TAK, rozdziat 8.1.

10.

Do analizy dotgczono dokument elektroniczny,
umozliwiajgcy powtorzenie wszystkich kalkulacji oraz
prognoz

TAK

11.

Oszacowan analizy oraz prognoz dokonano w
horyzoncie czasowym wtasciwym dla analizy wptywu na
budzet

TAK

12.

Oszacowan oraz prognoz w analizie dokonano w
szczegoblnosci na podstawie rocznej liczebnosci
populacji

TAK

12.1.

w analizie wptywu na budzet przedstawiono dodatkowy
wariant, w ktérym oszacowania i prognozy uzyskano w
oparciu o inne dane

(w przypadku braku wiarygodnych oszacowan rocznej
liczebnosci populacii)

n/d, obliczenia w analizie
przeprowadzono na podstawie
oszacowania liczebnosci
populaciji

13.

Oszacowania analizy oraz prognozy przedstawiono w
nastepujgcych wariantach

e z uwzglednieniem proponowanego instrumentu
dzielenia ryzyka (jezeli wnioskowane warunki
objecia refundacjg obejmujg instrumenty dzielenia
ryzyka),

e bez uwzglednienia proponowanego instrumentu
dzielenia ryzyka

13.1.

Wskazano dowody spetnienia wymagan, o ktorych
mowa:
e w art. 15 ust. 3 pkt 1 i 3 Ustawy o refundacji

(jezeli wnioskowane warunki objecia refundacjg
obejmujg utworzenie nowej, odrebnej grupy
limitowej)

e w art. 15 ust. 2. 15 ust. 3 pkt 2 Ustawy o refundaciji

(jezeli wnioskowane warunki objecia refundacjg
obejmujg kwalifikacje do wspdlnej, istniejgcej grupy
limitowej)

TAK, rozdziat 8.1.
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8.3. Liczba opakowan technologii wnioskowanej

Tabela 16.
Okreslenie wielkosci dostaw technologii wnioskowanej Hemlibra® fiol. 1 ml 30 mg/ml,
w przypadku objecia refundacjg, wyrazonej w liczbie opakowan leku (w miesiecznych
okresach)

Tabela 17.

Okreslenie wielkosci dostaw technologii wnioskowanej Hemlibra® fiol. 0,4 ml 150
mg/ml, w przypadku objecia refundacja, wyrazonej w liczbie opakowan leku (w
miesiecznych okresach)

Tabela 18.
Okreslenie wielkosci dostaw technologii wnioskowanej Hemlibra® fiol. 0,7 ml 150
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mg/ml, w przypadku objecia refundacja, wyrazonej w liczbie opakowan leku (w
miesiecznych okresach)

Tabela 19.
Okreslenie wielkosci dostaw technologii wnioskowanej Hemlibra® fiol. 1 ml 150 mg/ml,
w przypadku objecia refundacja, wyrazonej w liczbie opakowan leku (w miesiecznych
okresach)
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