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INDEKS AKRONIMÓW WYKORZYSTYWANYCH W OPRACOWANIU 

Akronim / skrót Interpretacja (pełna nazwa) 

AOTMiT Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji 

BIA ang. Budget Impact Analysis; 
Analiza wpływu na budżet 

BSC ang. Best supportive care; 
Najlepsza terapia wspomagająca 

CESD ang. Cholesteryl Ester Storage Disease; 
Choroba spichrzania estrów cholesterolu 

CI ang. Confidence Interval; 
Przedział ufności 

ERT ang. Enzyme replacement therapy; 
Enzymatyczna terapia zastępcza 

LAL-D ang. Lysosomal acid lipase Deficiency; 
Niedobór lizosomalnej kwaśnej lipazy 

LCI ang. Lower Confidence Interval; 
Dolna granica przedziału ufności 

NFZ Narodowy Fundusz Zdrowia 

Perspektywa płatnika 
publicznego 

Perspektywa płatnika publicznego, tj. podmiotu zobowiązanego do finansowania świadczeń 
medycznych ze środków publicznych (Narodowy Fundusz Zdrowia i/lub Ministerstwo Zdrowia) 

PICO ang. Population, Intervention, Comparison, Outcome;  
Populacja, interwencja, porównanie, wynik 

RSS ang. Risk Sharing Scheme; 
Porozumienie podziału ryzyka 

SA Sebelipaza alfa 

UCI ang. Upper Confidence Interval; 
Górna granica przedziału ufności 

WD ang. Wolman Disease; 
Choroba Wolmana 
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STRESZCZENIE 
 

CEL ANALIZY 
 
Celem analizy była ocena wpływu na system ochrony zdrowia podjęcia decyzji o finansowaniu ze środków publicznych stosowania 
produktu leczniczego Kanuma® (sebelipaza alfa) w enzymatycznej terapii zastępczej u pacjentów z niedoborem lizosomalnej 
kwaśnej lipazy w ramach programu lekowego. 
 

METODY PRZEPROWADZENIA ANALIZY 
 
Zgodnie z wymogami Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji (AOTMiT) sprecyzowano kontekst niniejszego etapu 
oceny technologii medycznych. Schemat PICO (ang. Population, Intervention, Comparison, Outcome; populacja, interwencja, 
porównanie, wynik [osobno: efekt zdrowotny określony na podstawie badań klinicznych i punkt końcowy analizy wpływu na 
budżet]) [1] niniejszej analizy przedstawia się następująco: 
• populację stanowili pacjenci z niedoborem lizosomalnej kwaśnej lipazy (ang. Lysosomal acid lipase Deficiency; LAL-D), 

spełniający kryteria kwalifikacji do proponowanego programu lekowego (P). Z uwagi na stopień intensyfikacji opieki 
medycznej oraz tempo progresji choroby w opracowaniu uwzględniono dwie populacje chorych: pacjentów z wczesną 
postacią LAL-D manifestującą się w wieku niemowlęcym, do ukończenia 6 miesiąca życia (chorobą Wolmana, ang. Wolman 
Disease, WD) oraz pacjentów z późną postacią LAL-D manifestującą się w późniejszym okresie (choroba spichrzania estrów 
cholesterolu; ang. Cholesteryl Ester Storage Disease; CESD); 

• wnioskowaną technologię stanowiło stosowanie produktu leczniczego Kanuma® (sebelipaza alfa, SA) w dawkach 
uwzględnionych w badaniach klinicznych i praktyce klinicznej, zgodnych z Charakterystyka Produktu Leczniczego [57]  
(WD: 3 mg/kg m.c. raz w tygodniu z intensyfikacją dawki do poziomu 5 mg/kg m.c. raz w tygodniu u 50% pacjentów po 
1 miesiącu terapii; CESD: 1 mg/kg m.c. raz na dwa tygodnie z możliwością intensyfikacji dawki do poziomu 3 mg/kg m.c. 
raz na dwa tygodnie u 16,7% zgodnie z wynikami badania ARISE) (I); 

• wnioskowaną technologię porównano ze stosowaniem schematów najlepszego dostępnego leczenia (BSC, ang. Best 
Available Therapy), tj. schematu nieuwzględniającego leczenia przyczynowego z wykorzystaniem sebelipazy alfa, 
obejmującego standardową opiekę medyczną dostępną dla pacjentów z analizowanej populacji w Polsce (C);  

• w opracowaniu uwzględniono różnice między wnioskowaną technologią a komparatorem w zakresie tempa progresji zmian 
chorobowych wątroby i związanych z nimi konsekwencji w postaci wystąpienia zaawansowanych chorób wątroby 
(zdekompensowana marskość wątroby, rak wątrobowokomórkowy), konieczności transplantacji wątroby i przedwczesnego 
zgonu. Dostępne dowody naukowe o najwyższej wiarygodności świadczą o wpływie wnioskowanej technologii na punkty 
końcowe będące surogatami [41]. Niemniej jednak charakter analizowanego schorzenia (rzadkie, dotyczące kilkunastu do 
kilkudziesięciu chorych w Polsce) oraz charakter wnioskowanej technologii (dostarczenie do organizmu brakującego enzymu, 
którego aktywność została potwierdzona poprawą parametrów funkcji i aktywności wątroby) pozwala przypuszczać, że 
efekty wnioskowanej technologii przełożą się na twarde punkty końcowe. Dostępne informacje na temat skuteczności 
klinicznej wnioskowanej technologii (np. przedłużenie życia pacjentów z szybko postępującą chorobą, tj. WD określone w 
ramach porównania z historyczną kohortą pacjentów [78]) oraz często występujący przedwczesny zgon wśród pacjentów z 
wolniej postępującą chorobą (długość życia pacjentów z CESD wynosząca między 30 a 40 lat [77]) pozwala wiarygodnie 
przypuszczać, że efektem wnioskowanej technologii wśród pacjentów z wolniej postępującą chorobą (CESD) będzie 
przedłużenie życia. W analizie uwzględniono jedynie konsekwencje kosztowe różnicy w efektywności klinicznej 
porównywanych interwencji (O); 

• wyniki niniejszej analizy wpływu na budżet zaprezentowano w ujęciu wszystkich pacjentów w stanie klinicznym wskazanym 
we wniosku pod postacią: liczebności populacji pacjentów, o której mowa w §6 ust. 1 i 2 Rozporządzenia [3], aktualnych 
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wydatków na leczenie pacjentów z analizowanej populacji oraz prognozowanych wydatków na 2 lata realizacji 
proponowanego programu lekowego, zgodnie z zapisami Rozporządzenia Ministra Zdrowia [3] (por. rozdział 2.4.). 

 
W ramach analizy porównano nakłady finansowe z perspektywy płatnika publicznego (podmiotu zobowiązanego do finansowania 
świadczeń medycznych) ponoszone w ramach opieki nad pacjentami z analizowanej populacji w przypadku braku działań mających 
na celu rozszerzenie dostępu do wnioskowanej technologii (status quo, „scenariusz istniejący”; brak finansowania sebelipazy alfa 
ze środków publicznych) oraz wysokość tych nakładów w sytuacji finansowania wnioskowanej technologii ze środków publicznych 
(„nowy scenariusz”; por. rozdział 2.4.).  
 
Wnioskowana technologia nie jest finansowana ze środków publicznych w Polsce. Tym samym zdecydowana większość pacjentów 
z analizowanej populacji nie ma możliwości stosowania sebelipazy alfa. W opracowaniu uwzględniono najlepsze dostępne leczenie 
(BSC) jako schemat, który będzie zastępowany w przypadku refundacji wnioskowanej technologii. Przyjęto, że wszyscy pacjenci 
w scenariuszu istniejącym będą poddawani BSC. 
 

 
oraz proponowane porozumienie podziału ryzyka (ang. Risk Sharing Scheme; RSS)  

 
W opracowaniu założono refundację wnioskowanej technologii w ramach nowej grupy limitowej (brak alternatywy terapeutycznej 
dla wnioskowanej technologii; brak refundacji jakiegokolwiek leku wśród pacjentów z analizowanej populacji). Zgodnie z art. 14 
ustawy o refundacji [30] założono, że wnioskowana technologia będzie wydawana pacjentowi bezpłatnie jako lek stosowany w 
programie lekowym. 
 
Analizę przeprowadzono w dwóch wariantach: z uwzględnieniem i z pominięciem proponowanego RSS dla wnioskowanej 
technologii; różnica pomiędzy tymi wariantami dotyczyła kosztu sebelipazy alfa stosowanego w analizowanym wskazaniu. 
Koszt leków refundowanych w Polsce określono na poziomie średniego kosztu leków szpitalnych w Polsce w 2024 roku [86] oraz 
aktualnych cen wg Obwieszczenia Ministra Zdrowia [37] w przypadku leków nabywanych w aptece. 
 
W ramach analizy wpływu na budżet uwzględniono trzy warianty oceny liczebności populacji docelowej: wariant najbardziej 
prawdopodobny, wariant minimalny i wariant maksymalny.  
Przy ocenie skrajnych wariantów uwzględniono zakres niepewności parametrów wpływających na liczebność populacji docelowej 
zarówno w ramach scenariusza istniejącego, jak i scenariusza nowego. 
 
Przeprowadzono ocenę liczebności populacji pacjentów w stanie klinicznym wskazanym we wniosku przy uwzględnieniu:  
• informacji dotyczących liczby chorych, odsetka chorych prawidłowo zdiagnozowanych uzyskanych od ekspertów klinicznych 

z Polski, które są przedstawione w materiałach do zlecenia AOTMiT oceniającego wnioskowaną technologię w 2021 roku 
[56]; 

• opublikowanych informacji wskazujących, że do 2013 roku w Polsce zdiagnozowano tylko 19 pacjentów z późną LAL-D, w 
tym aż 12 pacjentów zdiagnozowanych w Pracowni Metabolicznej Zakładu Genetyki IPIN [40], [56]; 

• dostępnych wskaźników epidemiologicznych dotyczących LAL-D na świecie, z preferencyjnym wykorzystaniem danych 
europejskich lub danych z innych kontynentów, ale odnoszących się do populacji kaukaskiej [40], [56], [89]; 

• średniej długości życia pacjenta z LAL-D określoną w ramach uprzednio ocenianych przez AOTMiT analizach [56]. 
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W ramach analizy podstawowej ocenę liczebności populacji docelowej dla wnioskowanej technologii oparto na informacjach od 
ekspertów klinicznych z Polski przedstawionych w materiałach do zlecenia AOTMiT oceniającego wnioskowaną technologię w 2021 
roku [56]. Wskaźniki epidemiologiczne z innych krajów [40], [56], [89] uwzględniono w ramach analizy wrażliwości. 
Na uwagę zasługuje również fakt, że liczba diagnoz wczesnej LAL-D określona na podstawie danych od ekspertów klinicznych, 
raportowanych w [56] znacznie przekraczała taką liczbę określoną na podstawie dostępnych wskaźników epidemiologicznych. 
W pierwszej kolejności określono liczbę zachorowań na LAL-D co roku. Następnie, na podstawie określonej liczby zachorowań na 
LAL-D, wykorzystując średni okres przeżycia pacjenta z wczesną i późną LAL-D wynoszący odpowiednio 1 rok i 15,5 roku [56] 
określono liczebność populacji chorych na LAL-D żyjących w danym roku w Polsce (np. 31 pacjentów z LAL-D). Przy ocenie 
chorobowości LAL-D w Polsce uwzględniono w analizie podstawowej także opinie czołowych ekspertów ankietowanych przez 
AOTMiT [56], którzy wskazali, że w Polsce żyje od 15 do 25 pacjentów ze zdiagnozowaną LAL-D (przyjęto, że są to pacjenci z 
późną LAL-D). 
 
Określone liczebności populacji docelowej (kohorty zapadalnościowej określającej liczbę zachorowań w danym roku oraz kohorty 
chorobowościowej określającej liczbę chorych żyjących w danym roku, w tym również chorych nowozdiagnozowanych w tym roku) 
następnie skorygowano o odsetek pacjentów poprawnie zdiagnozowanych określony na podstawie opinii ekspertów 
przedstawionej w materiałach do zlecenia AOTMiT [56]. 
Określono, że: 

 
W analizie uznano, że w pierwszym roku realizacji proponowanego programu lekowego pacjenci z kohorty chorobowościowej 
będą mogli rozpocząć leczenie sebelipazą alfa, a w drugim roku – wyłącznie pacjenci z kohorty zapadalnościowej. 
 
Mając na uwadze komentarze analityków AOTMiT w zakresie odsetka wykorzystania sebelipazy alfa wśród pacjentów z populacji 
docelowej [56], w ramach niniejszego opracowania przyjęto, że mniej niż 100% zdiagnozowanych pacjentów poddawanych będzie 
leczeniu sebelipazą alfa w przypadku jej refundacji. Wynikać to może zarówno z opóźnień w inicjalizacji programu lekowego w 
danym ośrodku (dotyczy roku 1 analizy) jak i skłonności pacjentów do podróżowania do ośrodków medycznych realizujących 
proponowany program lekowy, co przy niewielkich objawach subiektywnych u dorosłych pacjentów może być przyczyną rezygnacji 
z leczenia. 
Ustalono, że liczba pacjentów rozpoczynających leczenie sebelipazą alfa w programie lekowym będzie wynosić: 

 
Analizę wpływu na budżet przeprowadzono z uwzględnieniem wyników przeglądu systematycznego medycznych baz danych [41]. 
W ramach niniejszej analizy wpływu na budżet przy ocenie wydatków z budżetu płatnika publicznego wykorzystano założenia, 
wartości parametrów wejściowych i wyniki modeli decyzyjnych szczegółowo opisanych na etapie Analizy ekonomicznej [122]. 
 
Przeprowadzona analiza wpływu na system ochrony zdrowia decyzji dotyczącej finansowania wnioskowanej technologii ze 
środków publicznych, jest zgodna z Wytycznymi AOTMiT dla przeprowadzania ocen technologii lekowych [1] oraz spełnia 
minimalne wymagania Ministra Zdrowia przedstawione w rozporządzeniu [3]. 
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WYNIKI I WNIOSKI 
 
W analizie przyjęto, że w przypadku objęcia refundacją wnioskowanej technologii leczenie sebelipazą alfa rozpocznie odpowiednio 
(wartości zaokrąglone):  

Włączanie pacjentów zostało równomiernie rozłożone w roku z dokładnością do 1 miesiąca. 
 
Wyniki przeprowadzonej analizy wpływu na budżet wskazują, że podjęcie pozytywnej decyzji dotyczącej finansowania ze środków 
publicznych stosowania produktu leczniczego Kanuma® (sebelipaza alfa) we wnioskowanym wskazaniu będzie związane ze 
wzrostem wydatków z budżetu płatnika publicznego przeznaczonego na finansowanie świadczeń medycznych wśród pacjentów z 
analizowanej populacji.  
 
Wyniki analizy wpływu na budżet świadczą, że finansowanie wnioskowanej technologii ze środków publicznych będzie związane 
z inkrementalną zmianą całkowitych wydatków płatnika publicznego na świadczenia medyczne gwarantowane pacjentom  
z analizowanej populacji wynoszącą: 
• przy pominięciu RSS: 

o 25 771 852 PLN (maksymalny zakres: 11 076 414 PLN – 41 166 658PLN) w 1. roku; 
o 51 862 008 PLN (maksymalny zakres: 23 026 593 PLN – 82 412 075 PLN) w 2. roku; 

• przy uwzględnieniu RSS: 

 
Wyniki przeprowadzonej analizy wrażliwości potwierdziły przedstawione wnioski i założenia niniejszej analizy.  

 
Dostępne dowody naukowe potwierdzają skuteczność i akceptowalny profil bezpieczeństwa stosowania sebelipazy alfa w leczeniu 
LAL-D [41]. Wnioskowana technologia ma status leku sierocego przypisany ze względu na jej stosowanie w rzadkim, zagrażającym 
życiu lub chronicznie wyniszczającym schorzeniu, lub ze względów ekonomicznych [57]. Przeprowadzone w Analizie ekonomicznej 
[122] modelowanie, wykorzystujące racjonalne założenia i wartości parametrów przyjęte na podstawie dostępnych dowodów 
naukowych odnośnie skuteczności wnioskowanej technologii w leczeniu LAL-D, pozwoliło wykazać znaczną poprawę wyników 
zdrowotnych pacjentów z analizowanej populacji po zastosowaniu wnioskowanej technologii. Stosowanie jedynego 
zarejestrowanego leku w leczeniu LAL-D (sebelipazy alfa) powodowało co najmniej kilkukrotne przedłużenie życia pacjenta z LAL-
D, istotnie zmniejszając ryzyko przedwczesnego zgonu wśród tych pacjentów. 
 
Analiza ekonomiczna wykazała, że leczenie sebelipazą alfa pacjentów z wczesną postacią LAL-D co najmniej 15-krotnie przedłuża 
dalsze oczekiwane przeżycie tych pacjentów (średnia długość życia określona na poziomie 4,46 roku w grupie SA vs 0,30 roku w 
grupie BSC w horyzoncie czasowym 6 lat [122]), co również znajduje swoje potwierdzenie w porównaniu wyników zdrowotnych 
pacjentów stosujących wnioskowaną terapię z historyczną grupą kontrolną [41]. Dodatkowo określono, że stosowanie sebelipazy 
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alfa wśród pacjentów z późną postacią LAL-D powoduje znaczną redukcję tempa progresji zmian chorobowych wątroby, co 
przekłada się na obniżenie ryzyka wystąpienia zaawansowanych chorób wątroby (zdekompensowana marskość wątroby, rak 
wątrobowokomórkowy) i związaną z nimi konieczność przeprowadzenia przeszczepu wątroby i/lub wystąpienia przedwczesnego 
zgonu (długość dalszego życia wynosząca 65,94 roku w grupie leczonej sebelipazą alfa vs 27,57 roku w grupie BSC w horyzoncie 
czasowym 90 lat [122]). 
 
Analiza ekonomiczna [122] wykazała, że stosowanie sebelipazy alfa będzie wiązało się z inkrementalnym współczynnikiem 
kosztów-użyteczności przekraczającym przyjęty prób opłacalności (190 380 PLN za dodatkowy rok życia skorygowany o jakość), 
co jest zjawiskiem często obserwowanym w przypadku leków sierocych stosowanych w chorobach rzadkich. Co więcej, Plan dla 
Chorób Rzadkich wprowadzony przez Radę Ministrów (Uchwała nr 110 Rady Ministrów z dnia 24 sierpnia 2021 r. M.P. 2021 poz. 
883) zakłada modyfikację oceny ekonomicznej leków sierocych polegającą m.in. na wprowadzeniu odmiennego, wyższego progu 
opłacalności dla takich technologii medycznych.  
 
Refundacja wnioskowanej technologii, pomimo braku spełnienia standardowego kryterium opłacalności (inkrementalne 
współczynniki kosztów-użyteczności przekraczają próg opłacalności [122]), stanowić będzie odpowiedź na niezaspokojone 
potrzeby pacjentów z analizowanej populacji. Udostępnienie pacjentom z LAL-D sebelipazy alfa, czyli leku sierocego 
nieposiadającego żadnej alternatywy terapeutycznej, pozwoli zwiększyć wyniki zdrowotne tej populacji chorych oraz poprawi 
satysfakcję pacjentów i ich opiekunów z otrzymanej opieki medycznej.  
W ramach niniejszej analizy określono, że po objęciu refundacją leczenia sebelipazą alfa wśród około 20 pacjentów (od 9 do 32 
pacjentów w ramach skrajnych scenariuszy) tylko w trakcie pierwszych dwóch lat refundacji wnioskowanej technologii jej 
stosowanie pozwoli uniknąć około 1 zgonu (od 0,6 do 1,7). 
 
Zgodnie z wynikami niniejszej analizy ustalono, że wszystkie korzyści kliniczne stosowania sebelipazy alfa wymagać będą 
dodatkowych nakładów finansowych NFZ. Niemniej jednak wzrost całkowitych wydatków z budżetu płatnika publicznego będzie 
niewspółmierny do osiąganych wyników zdrowotnych. Od 2. roku refundacji wzrost wydatków będzie opiewał na około 51,9 mln 
PLN rocznie (wariant bez RSS) lub  (wariant z RSS).  



Kanuma® (sebelipaza alfa) do stosowania w długookresowej enzymatycznej terapii zastępczej u pacjentów w 
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1. CEL ANALIZY WPŁYWU NA SYSTEM OCHRONY ZDROWIA 

 

Celem analizy była ocena wpływu na system ochrony zdrowia podjęcia decyzji o finansowaniu ze 
środków publicznych stosowania produktu leczniczego Kanuma® (sebelipaza alfa) w enzymatycznej 

terapii zastępczej u pacjentów z niedoborem lizosomalnej kwaśnej lipazy w ramach programu lekowego. 

 

2. METODY PRZEPROWADZENIA ANALIZY WPŁYWU NA BUDŻET 

 

Zgodnie z wymogami Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji (AOTMiT) sprecyzowano 

kontekst niniejszego etapu oceny technologii medycznych. Schemat PICO (ang. Population, Intervention, 
Comparison, Outcome; populacja, interwencja, porównanie, wynik – osobno: efekt zdrowotny określony 
na podstawie badań klinicznych i punkt końcowy analizy wpływu na budżet) [1] niniejszej analizy 

przedstawia się następująco: 

• populację stanowili pacjenci z niedoborem lizosomalnej kwaśnej lipazy (ang. Lysosomal acid lipase 

Deficiency; LAL-D), spełniający kryteria kwalifikacji do proponowanego programu lekowego (P). Z 

uwagi na stopień intensyfikacji opieki medycznej oraz tempo progresji choroby w opracowaniu 

uwzględniono dwie populacje chorych: pacjentów z wczesną postacią LAL-D manifestującą się w 

wieku niemowlęcym, do ukończenia 6 miesiąca życia (chorobą Wolmana, ang. Wolman Disease, 

WD) oraz pacjentów z późną postacią LAL-D manifestującą się w późniejszym okresie (choroba 

spichrzania estrów cholesterolu; ang. Cholesteryl Ester Storage Disease; CESD); 

• wnioskowaną technologię stanowiło stosowanie produktu leczniczego Kanuma® (sebelipaza alfa; 

SA) w dawkach uwzględnionych w badaniach klinicznych i praktyce klinicznej, zgodnych z 

Charakterystyka Produktu Leczniczego [57] (WD: 3 mg/kg m.c. raz w tygodniu z intensyfikacją 

dawki do poziomu 5 mg/kg m.c. raz w tygodniu u 50% pacjentów po 1 miesiącu terapii; CESD: 

1 mg/kg m.c. raz na dwa tygodnie z możliwością intensyfikacji dawki do poziomu 3 mg/kg m.c. raz 

na dwa tygodnie u 16,7% zgodnie z wynikami badania ARISE) (I); 
• wnioskowaną technologię porównano ze stosowaniem schematów najlepszego dostępnego 

leczenia (BSC, ang. Best Available Therapy), tj. schematu nieuwzględniającego leczenia 

przyczynowego z wykorzystaniem sebelipazy alfa, obejmującego standardową opiekę medyczną 
dostępną dla pacjentów z analizowanej populacji w Polsce (C);  

• w opracowaniu uwzględniono różnice między wnioskowaną technologią a komparatorem w zakresie 

tempa progresji zmian chorobowych wątroby i związanych z nimi konsekwencji w postaci 

wystąpienia zaawansowanych chorób wątroby (zdekompensowana marskość wątroby, rak 
wątrobowokomórkowy), konieczności transplantacji wątroby i przedwczesnego zgonu. Dostępne 

dowody naukowe o najwyższej wiarygodności świadczą o wpływie wnioskowanej technologii na 

punkty końcowe będące surogatami [41]. Niemniej jednak charakter analizowanego schorzenia 
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(rzadkie, dotyczące kilkunastu do kilkudziesięciu chorych w Polsce) oraz charakter wnioskowanej 

technologii (dostarczenie do organizmu brakującego enzymu, którego aktywność została 

potwierdzona poprawą parametrów funkcji i aktywności wątroby) pozwala przypuszczać, że efekty 
wnioskowanej technologii przełożą się na twarde punkty końcowe. Dostępne informacje na temat 

skuteczności klinicznej wnioskowanej technologii (np. przedłużenie życia pacjentów z szybko 

postępującą chorobą, tj. WD określone w ramach porównania z historyczną kohortą pacjentów 

[78]) oraz często występujący przedwczesny zgon wśród pacjentów z wolniej postępującą chorobą 

(długość życia pacjentów z CESD wynosząca między 30 a 40 lat [77]) pozwala wiarygodnie 

przypuszczać, że efektem wnioskowanej technologii wśród pacjentów z wolniej postępującą 

chorobą (CESD) będzie przedłużenie życia. W analizie uwzględniono jedynie konsekwencje 

kosztowe różnicy w efektywności klinicznej porównywanych interwencji (O); 
• wyniki niniejszej analizy wpływu na budżet zaprezentowano w ujęciu wszystkich pacjentów w stanie 

klinicznym wskazanym we wniosku pod postacią: liczebności populacji pacjentów, o której mowa 

w §6 ust. 1 i 2 Rozporządzenia [3], aktualnych wydatków na leczenie pacjentów z analizowanej 
populacji oraz prognozowanych wydatków na 2 lata realizacji proponowanego programu lekowego, 

zgodnie z zapisami Rozporządzenia Ministra Zdrowia [3] (por. rozdział 2.4.). 

 

W ramach analizy porównano nakłady finansowe z perspektywy płatnika publicznego (podmiotu 

zobowiązanego do finansowania świadczeń medycznych) ponoszone w ramach opieki nad pacjentkami 

z analizowanej populacji w przypadku braku działań mających na celu rozszerzenie dostępu do 

wnioskowanej technologii (status quo, „scenariusz istniejący”; brak finansowania ze środków 

publicznych stosowania wnioskowanej technologii wśród chorych na LAL-D) oraz wysokość tych 

nakładów w sytuacji finansowania wnioskowanej technologii ze środków publicznych („nowy 
scenariusz”; por. rozdział 2.4.). 

 

W ramach analizy wpływu na budżet uwzględniono trzy warianty oceny zakresu wpływu refundacji ceny 

ocenianego produktu na budżet płatnika publicznego i liczebności populacji docelowej: wariant 

najbardziej prawdopodobny, wariant minimalny i wariant maksymalny.  

Przy ocenie skrajnych wariantów uwzględniono zakres niepewności parametrów wpływających na 

liczebność populacji docelowej i sumaryczne zużycie zasobów medycznych zarówno w ramach 

scenariusza istniejącego, jak i scenariusza nowego. 
 

Analizę wpływu na budżet przeprowadzono z uwzględnieniem wyników przeglądu systematycznego 

medycznych baz danych przygotowanego przez Centrum HTA Sp. z o.o. [41].  
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Przy ocenie wydatków z budżetu płatnika publicznego, w ramach niniejszej analizy wpływu na budżet 

wykorzystano wartości parametrów, założenia i wyniki modelu decyzyjnego, szczegółowo opisanego na 

etapie Analizy ekonomicznej [122]. 
 

W niniejszej analizie wykorzystano ogólnie akceptowalne metody biostatystyczne i epidemiologiczne [1]-

[29], [34], [35]. 

 

Analizę przeprowadzono w dwóch wariantach: z uwzględnieniem i z pominięciem proponowanego RSS 

dla wnioskowanej technologii. Różnica pomiędzy tymi wariantami dotyczyła kosztu sebelipazy alfa 

stosowanego w analizowanym wskazaniu. 

 
Przeprowadzona analiza wpływu na system ochrony zdrowia decyzji dotyczącej finansowania 

wnioskowanej technologii ze środków publicznych zgodna jest z Wytycznymi AOTMiT dla 

przeprowadzania ocen technologii lekowych [1] oraz spełnia minimalne wymagania Ministra Zdrowia 

przedstawione w rozporządzeniu [3]. 

 

2.1. OCENIANA TECHNOLOGIA I SPOSÓB JEJ FINANSOWANIA 

 

Firma AstraZeneca Pharma Poland wnioskuje o objęcie refundacją produktu leczniczego Kanuma® 
(1 fiolka 20 mg sebelipazy alfa) w ramach części B Wykazu refundowanych leków, środków spożywczych 

specjalnego przeznaczenia żywieniowego oraz wyrobów medycznych („Leki dostępne w ramach 

programu lekowego”) umożliwiające jego stosowanie wśród pacjentów z LAL-D [37], [40]. 

  

Wnioskowana technologia zarejestrowana jest wyłącznie do stosowania we wnioskowanym wskazaniu 

[57] i nie jest obecnie finansowana ze środków publicznych w Polsce [37].  

 

Uznano, że refundacja w nowej grupie zgodna jest z zapisami art. 15 ust. 2 i 3 ustawy o refundacji [30]. 

Zgodnie z art. 15 ust. 2 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji leków, środków spożywczych 
specjalnego przeznaczenia żywieniowego oraz wyrobów medycznych [30] do wspólnej grupy limitowej 

kwalifikuje się lek posiadający tę samą nazwę międzynarodową i zbliżony mechanizm działania, przy 

zastosowaniu następujących kryteriów: tych samych wskazań lub przeznaczeń, w których są 

refundowane, podobnej skuteczności. Zapisy art. 15 ust. 2 i 3 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji 

leków, środków spożywczych specjalnego przeznaczenia żywieniowego oraz wyrobów medycznych 

odnoszą się do porównania nazwy międzynarodowej, mechanizmu działania, drogi podawania, postaci 

farmaceutycznej i zbieżności wskazań pomiędzy wnioskowaną technologią a technologią obecną w danej 

grupie, do której rozważane jest wpisanie wnioskowanej technologii.  



2.1. Oceniana technologia i sposób jej finansowania 
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Wnioskowana technologia ma status leku sierocego i nie posiada żadnej alternatywy medycznej w 

leczeniu pacjentów z LAL-D. W chwili obecnej nie są refundowane żadne technologie lekowe 

zarejestrowane do stosowania we wnioskowanym wskazaniu [37].  

 

Zgodnie z art. 14 ustawy o refundacji [30] założono, że wnioskowana technologia będzie wydawana 
pacjentowi bezpłatnie. 

 

 proponowane porozumienie podziału ryzyka (ang. Risk Sharing 
Scheme; RSS)   

 

Podstawowe informacje na temat wnioskowanej technologii i proponowanego sposobu jej finansowania 

ze środków publicznych przedstawiono w tabeli poniżej. 

 
Tabela 1. Oceniana technologia i sugerowany sposób jej finansowania. 

Aspekt Wartość 
Wnioskowana technologia 

Nazwa handlowa Kanuma® 
Substancja czynna Sebelipazum alfa 

Kod ATC A16AB14 [33] 
Data pozwolenia 

dopuszczenia do obrotu 28 sierpnia 2015 (EU/1/15/1033/001) 

Postać farmaceutyczna Koncentrat do sporządzania roztworu do infuzji 
Zawartość opakowania 20 mg (1 fiol. 10 ml, 2 mg/ml) 

Kod(y) GTIN 05391527744375 
DDD  Brak [33] 

Kategoria dostępności leku Rpz  
Sugerowany sposób finansowania 

Kategoria dostępności 
refundacyjnej 

Lek, środek spożywczy specjalnego przeznaczenia żywieniowego stosowany w ramach 
programu lekowego (art. 6 ust 1 pkt 2 ustawy [30]) 

Grupa limitowa Nowa, osobna grupa limitowa 
Poziom odpłatności 
świadczeniobiorcy Bezpłatny (art. 14 ustawy [30]) 

Proponowane ceny zbytu 
netto  

Sposób kalkulacji limitu 
finansowania Limit wyznaczany przez Kanuma® 20MG 
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Aspekt Wartość 

Proponowany RSS 

 

Zalecane dawkowanie wnioskowanej technologii obejmuje:  

• w leczeniu wczesnej postaci LAL-D: dawkę początkową wynoszącą 1 mg/kg m.c. lub 3 mg/kg m.c. 

co tydzień, z eskalacją dawki w przypadku braku zadowalającej odpowiedzi do 3 mg/kg m.c. co 

tydzień lub 5 mg/kg m.c. co tydzień; 

• w leczeniu późnej postaci LAL-D: dawkę początkową wynoszącą 1 mg/kg m.c. co dwa tygodnie, z 
eskalacją dawki w przypadku braku zadowalającej odpowiedzi do 3 mg/kg m.c. raz na dwa tygodnie 

[57]. 

 

W analizie podstawowej uwzględniono dawkowanie sebelipazy alfa wynoszące: 

• w leczeniu wczesnej postaci LAL-D: 3 mg/kg m.c. raz w tygodniu z eskalacją dawki do poziomu 

5 mg/kg m.c. raz w tygodniu u 50% pacjentów po 1 miesiącu terapii (tj. uwzględniono 

zintensyfikowane dawkowanie SA wynoszące 3 lub 5 mg/kg m.c. u wszystkich pacjentów);  

• w leczeniu późnej postaci LAL-D: 1 mg/kg m.c. raz na dwa tygodnie z możliwością intensyfikacji 

dawki do poziomu 3 mg/kg m.c. raz na dwa tygodnie u 16,7% zgodnie z wynikami badania ARISE. 
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W opracowaniu uwzględniono rozliczanie wykorzystanej części fiolki wnioskowanej technologii zgodnie 

z zasadami realizacji programów lekowych, testując w analizie wrażliwości uwzględnienie kosztu 
niewykorzystanej części fiolki (zaokrągloną w górę do pełnych fiolek dawkę na jedno podanie). 

 

Wszystkie wyniki analizy ekonomicznej [122] uwzględnione w BIA przedstawiono w rozdziale 2.7. 

 

Szczegółowe informacje na temat wnioskowanej technologii zamieszczono w Analizie problemu 

decyzyjnego [40]. 

 

2.2. PERSPEKTYWA ANALIZY 
 

Analizowany problem decyzyjny dotyczył objęcia refundacją i ustalenia urzędowej ceny dla produktu 

leczniczego Kanuma® w ramach części B „Leki stosowane w ramach programów lekowych” Wykazu 

refundowanych leków, środków spożywczych specjalnego przeznaczenia żywieniowego oraz wyrobów 

medycznych [40] (por. rozdział 2.1.).  

 

Proponowany sposób refundacji nie uwzględnia współpłacenia świadczeniobiorcy [30].  

Co więcej, w ramach analizy ekonomicznej dla rozważanego problemu decyzyjnego  [122] nie 

zidentyfikowano kategorii kosztu z perspektywy świadczeniobiorcy istotnie wpływających na wynik. 
 

Mając powyższe na uwadze, zgodnie z Wytycznymi dla przeprowadzania ocen technologii medycznych, 

opublikowanymi przez AOTMiT [1], niniejsza analiza wpływu na budżet została przeprowadzona  

z perspektywy płatnika publicznego (podmiotu zobowiązanego do finansowania świadczeń ze środków 

publicznych; Narodowego Funduszu Zdrowia (NFZ); NFZ oraz Ministerstwo Zdrowia). 

 

2.3. HORYZONT CZASOWY ANALIZY  

 
W analizie wpływu na budżet dokonuje się oceny wpływu danej technologii medycznej na jednoroczny 

budżet opieki zdrowotnej w czasie kilku lat następujących po podjęciu decyzji o finansowaniu ze środków 

publicznych nowej technologii, zazwyczaj do ustalenia się równowagi na rynku lub co najmniej w ciągu 

pierwszych 2 lat od daty rozpoczęcia finansowania danej technologii medycznej ze środków publicznych 

[1]. 
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Punkt początkowy niniejszej analizy obejmuje pierwszy rok, w którym będzie możliwe stosowanie 

refundowanego produktu leczniczego Kanuma® w ramach scenariusza nowego (przy założeniu 

pozytywnej decyzji Ministra Zdrowia dotyczącej objęcia refundacją wnioskowanej technologii). 
 

Można przypuszczać, że ze względu na niezaspokojone potrzeby pacjentów z analizowanej populacji 

oraz indywidualne dostosowanie ich aktualnej terapii wynikające z braku skutecznego standardu 

leczenia, moment stabilizacji analizowanego rynku powinien wystąpić szybko. Co więcej ze względu na 

niski wskaźnik zachorowania na LAL-D, przy ocenie wydatków z budżetu płatnika publicznego najwyższy 

wpływ będą mieli pacjenci z kohorty chorobowościowej rozpoczynający leczenie. Oczekiwane jest, że w 

pierwszych latach realizacji programu lekowego zostanie do niego włączonych znacznie więcej 

pacjentów niż w kolejnych latach jego funkcjonowania (w kolejnych latach założono włączenie tylko 
pacjentów zdiagnozowanych w danym roku; por. rozdział 2.5.). Tym samym stabilizacji wydatków z 

budżetu płatnika publicznego na refundację wnioskowanej technologii można oczekiwać już od drugiego 

roku refundacji. 

 

Mając powyższe na uwadze horyzont czasowy analizy wpływu na budżet został określony na poziomie 

2 lat. Jest to zgodne z Wytycznymi HTA stwierdzającymi, że horyzont ten powinien wynosić co najmniej 

2 lata [1]. 

Zasadność przyjęcia okresu 2-letniego potwierdzają informacje w art. 11. ust. 3 pkt. 3 Ustawy  
o refundacji [30] świadczące, iż pozytywne rozpatrzenie wniosku o objęcie refundacją i ustalenie 

urzędowej ceny dla produktu Kanuma®, stosowanego w analizowanym wskazaniu, będzie obowiązywać 

przez okres 2 lat po wydaniu decyzji refundacyjnej Ministra Zdrowia.  

 

Na podstawie przedstawionych powyżej aspektów, w ramach analizy wpływu na budżet refundacji ceny 

produktu leczniczego Kanuma® w analizowanym wskazaniu przeprowadzono symulację wysokości 

nakładów finansowych z jednorocznego budżetu płatnika publicznego. Przeprowadzono ocenę 

konsekwencji finansowych dla kolejnych lat obserwacji w odniesieniu do porównywanych ze sobą 

możliwych scenariuszy („nowy scenariusz” vs „scenariusz istniejący”) w okresie 2 pierwszych lat 
obowiązywania pozytywnej decyzji Ministra Zdrowia, przy corocznej ocenie wydatków z budżetu płatnika 

publicznego i założeniu inicjalizacji proponowanego programu lekowego na początku 2025 roku.  

 

2.4. SCENARIUSZE PORÓWNYWANE I PUNKTY KOŃCOWE ANALIZY  

 

W ramach analizy porównano nakłady finansowe z perspektywy płatnika publicznego ponoszone  

w ramach opieki nad pacjentkami z analizowanej populacji w przypadku braku działań mających na celu 

rozszerzenie dostępu do wnioskowanej technologii (status quo, „scenariusz istniejący”; brak 
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finansowania ze środków publicznych stosowania sebelipazy alfa wśród chorych z LAL-D) oraz wysokość 

tych nakładów w sytuacji finansowania wnioskowanej technologii ze środków publicznych („nowy 

scenariusz”).  
 

Wyniki analizy wpływu na budżet przedstawiono w ujęciu wszystkich pacjentów z LAL-D, którzy w 

wyniku inicjalizacji proponowanego programu lekowego będą korzystać z wnioskowanej technologii w 

danym roku w Polsce (por. rozdział 2.5.1.). Uwzględniono wszystkie różniące koszty bezpośrednie 

medyczne w okresie podawania porównywanych technologii oraz po jego zakończeniu (od włączenia do 

obserwacji do końca horyzontu czasowego BIA). 

 

Wnioskowana technologia nie jest finansowana ze środków publicznych w Polsce. Tym samym 

zdecydowana większość pacjentów z analizowanej populacji nie ma możliwości stosowania sebelipazy 
alfa. W opracowaniu uwzględniono najlepsze dostępne leczenie (BSC) jako schemat, który będzie 

zastępowany w przypadku refundacji wnioskowanej technologii. Przyjęto, że wszyscy pacjenci w 

scenariuszu istniejącym będą poddawani BSC. 

W nowym scenariuszu założono stosowanie sebelipazy alfa w miejsce BSC.  

 

Zgodnie z założeniami Analizy ekonomicznej [122] w opracowaniu uwzględniono możliwość wystąpienia 

różnicy między stosowaniem wnioskowanej technologii a komparatorem w zakresie efektów 

zdrowotnych. W opracowaniu uwzględniono konsekwencje kosztowe skuteczności klinicznej 
porównywanych interwencji. Uwzględniono wyniki modeli Analizy ekonomicznej [122] pod postacią 

rocznego kosztu lub zużycia zasobu medycznego, będącego konsekwencją różnicy w skuteczności 

porównywanych interwencji.  

 

W ramach niniejszej analizy wpływu na system ochrony zdrowia przedstawiono: 

• liczebność populacji, o której mowa w §6 ust. 1 i 2 rozporządzenia [3] (por. rozdział 2.5.); 

• ilościową prognozę rocznych wydatków podmiotu zobowiązanego do finansowania świadczeń ze 

środków publicznych, jakie będą ponoszone na leczenie pacjentek w stanie klinicznym wskazanym 

we wniosku, z wyszczególnieniem składowej wydatków stanowiącej refundację ceny wnioskowanej 

technologii przy założeniu, że minister właściwy do spraw zdrowia nie wyda decyzji o objęciu 

refundacją, o której mowa w art. 11 ust. 1 ustawy, zgodnie z §6 ust. 4 rozporządzenia [3] (prognoza 

opisana jako „scenariusz istniejący”, status quo); 

• ilościową prognozę rocznych wydatków podmiotu zobowiązanego do finansowania świadczeń ze 

środków publicznych, jakie będą ponoszone na leczenie pacjentek w stanie klinicznym wskazanym 

we wniosku, z wyszczególnieniem składowej wydatków stanowiącej refundację ceny wnioskowanej 

technologii, przy założeniu, że minister właściwy do spraw zdrowia wyda decyzję  
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o objęciu refundacją, o której mowa w art. 11 ust. 1 ustawy, zgodnie z §6 ust. 5 rozporządzenia 

[3] (prognoza opisana jako „nowy scenariusz”); 

• oszacowanie różnicy między ww. prognozami, zgodnie z §6 ust. 6 rozporządzenia [3], 

• zgodnie z §6 ust. 7 rozporządzenia [3], przedstawiono również prognozy i różnice w ich wartościach 

dla dwóch skrajnych scenariuszy wielkości populacji docelowej (warianty opisane jako minimalny i 

maksymalny). 

 

W ramach niniejszej analizy podjęto również próbę oszacowania aktualnych rocznych wydatków 

podmiotu zobowiązanego do finansowania świadczeń ze środków publicznych, ponoszonych na leczenie 
pacjentek w stanie klinicznym wskazanym we wniosku, z wyszczególnieniem składowej wydatków 

stanowiącej refundację ceny wnioskowanej technologii, o ile występuje, zgodnie z §6 ust. 3 

rozporządzenia [3]. 

 

2.5. CHARAKTERYSTYKA I LICZEBNOŚĆ ANALIZOWANEJ POPULACJI  

 

2.5.1. CHARAKTERYSTYKA ANALIZOWANEJ POPULACJI 

 

Zarejestrowane wskazanie do stosowania produktu leczniczego Kanuma® obejmuje stosowanie 
stosowania w długookresowej enzymatycznej terapii zastępczej (ang. enzyme replacement therapy, 

ERT) u pacjentów w każdym wieku z niedoborem kwaśnej lipazy lizosomalnej (ang. lysosomal acid 
lipase, LAL) [57]. 

 

Niniejsza analiza dotyczy pacjentów, u których wnioskowana technologia może być stosowana w ramach 

zarejestrowanego wskazania. Z uwagi na stopień intensyfikacji opieki medycznej, dawkowanie 

wnioskowanej technologii oraz tempo progresji choroby w opracowaniu uwzględniono dwie populacje 

chorych:  
• pacjentów z wczesną postacią LAL-D manifestującą się w wieku niemowlęcym, do ukończenia 6 

miesiąca życia (chorobą Wolmana, ang. Wolman Disease, WD) oraz  

• pacjentów z późną postacią LAL-D manifestującą się w późniejszym okresie (choroba spichrzania 

estrów cholesterolu; ang. Cholesteryl Ester Storage Disease; CESD). 

 

W opracowaniu wykorzystano wyniki modeli Analizy ekonomicznej [122]. Oznacza to, że uwzględniono 

charakterystyki i wyniki zdrowotne pacjentów zgodne z założeniami i wynikami tych modeli. 

Uwzględniono dane dotyczące uczestników badań rejestracyjnych dla wnioskowanej technologii oraz 
informacje dotyczące naturalnego przebiegu LAL-D, tj. badań LAL-CL06, LAL-CL02 (ARISE), Bernstein 

2013 [75] i Burton 2015 [80].   



2.5. Charakterystyka i wielkość analizowanej populacji 
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Mając na uwadze międzynarodowy charakter ww. badań można uznać, że dane z tych badań 

odzwierciedlają charakter docelowej populacji dla wnioskowanej technologii. 

 
Dodatkowo mając na uwadze charakter proponowanego porozumienia podziału ryzyka, w analizie 

wyodrębniono również populację dorosłych pacjentów. W horyzoncie czasowym niniejszej analizy 

(2 lata) niewielu pacjentów z pediatryczną postacią LAL-D, rozpoczynających leczenie sebelipazą alfa, 

osiągnie wiek dorosły (niemowlęta z wczesną LAL-D lub dzieci z późną LAL-D w średnim wieku 11 lat ), 

ale dorośli mogą być obecni w populacji pacjentów z późną LAL-D. Odsetek dorosłych określono na 

podstawie informacji od wnioskodawcy (50%; analiza podstawowa) oraz struktury uczestników badania 

ARISE (71,2%; analiza wrażliwości). 

 

Charakterystyki pacjentów wpływające na wyniki analizy przedstawiono poniżej.  
 
Tabela 2. Charakterystyki wejściowe pacjentów z analizowanej populacji [122]. 

 Wczesna LAL-D Późna LAL-D 

Masa ciała, kg 

Zależna od wieku masa ciała określona na podstawie funkcji wielomianu stopnia III  
dopasowanego do danych pacjentów z badań LAL-CL03, LALD-CL08 i LAL-CL02 (ARISE)  

w wieku od 0 do 20 lat oraz średniej masy ciała osób z populacji generalnej Anglii w 2020  
roku pomniejszonej o 18,2% zgodnie z wynikami zestawienia mas ciała chorych i osób z 

populacji generalnej w wieku 13 – 15 lat – szczegóły w rozdziale 2.3. Analizy 
ekonomicznej [122] 

Wiek, pełne lata 0 lat Dzieci: 11 lat; dorośli: 28 lat wg struktury 
pacjentów włączonych do badania ARISE 

Odsetek płci męskiej 52,6% wg struktury uczestników badań LAL-CL03 i LAL-CL08 
Odsetek populacji <18 r.ż. 100% 50% 

 

Uwzględnione informacje na temat masy ciała pacjenta z LAL-D przedstawiono poniżej. 

 
Tabela 3. Masa ciała pacjenta z LAL-D wg założeń analizy ekonomicznej [122]. 

Wiek, lata ukończone Masa ciała, kg 
0 9,9 (analiza podstawowa, WD, pierwsze 12 miesięcy leczenia) 
1 9,8 (analiza podstawowa, WD, kolejne 12 miesięcy leczenia) 
2 10,5 
3 12,1 
4 14,3 
5 17,2 
6 20,6 
7 24,4 
8 28,6 
9 32,9 

10 37,3 
11 41,8 (analiza podstawowa, CESD dzieci, pierwsze 12 miesięcy leczenia) 
12 46,1(analiza podstawowa, CESD dzieci, kolejne 12 miesięcy leczenia) 
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Wiek, lata ukończone Masa ciała, kg 
13 50,3 
14 54,2 
15 57,7 
16 60,6 
17 63,0 
18 64,8 
19 65,7 
20 65,7 

25-34 lat 65,0 (analiza podstawowa, CESD dorośli, pierwsze 12 miesięcy leczenia oraz  
analiza podstawowa, CESD dorośli, kolejne 12 miesięcy leczenia)  

35-44 lat 66,2 
45-54 lat 67,6 
55-64 lat 66,5 
65-74 lat 65,4 
75+ lat 60,5 

 

W opracowaniu uwzględniono otwartą populację pacjentów – obserwacji poddawano zagregowaną 

grupę pacjentów od potencjalnego momentu zastosowania pierwszej dawki wnioskowanej technologii 

w horyzoncie czasowym analizy do zgonu lub zakończenia horyzontu czasowego analizy.  

Nie poddawano obserwacji każdego pacjenta osobno, gdyż brakuje wiarygodnych informacji 

umożliwiających przeprowadzenie tego typu analizy.  

 
W pierwszej kolejności oceniono rozpowszechnienie stanu klinicznego wskazanego we wniosku każdego 

roku (liczbę pacjentów mogących rozpoczynać leczenie z wykorzystaniem wnioskowanej technologii 

każdego roku) i następnie określono wydatki z budżetu płatnika publicznego przy uwzględnieniu danych 

wejściowych i wyników modeli Analizy ekonomicznej [122]. Odrębnie analizowano wyłącznie koszty 

związane ze stosowaniem wnioskowanej technologii (liczba zużytych mg sebelipazy alfa, liczba podań 

leku i okres obecności w programie w danym roku), ale wykorzystano identyczne założenia i wartości 

parametrów jak w przypadku Analizy ekonomicznej [122]. 

W pozostałych przypadkach wykorzystano wyniki modeli Analizy ekonomicznej [122] pod postacią 
rocznego zużycia zasobów lub kosztu przypadającego na pacjenta rozpoczynającą leczenie z 

wykorzystaniem porównywanych interwencji. 

 

2.5.2. LICZEBNOŚĆ POPULACJI 

 

W ramach analizy wpływu na budżet uwzględniono trzy warianty oceny liczebności populacji docelowej: 

wariant najbardziej prawdopodobny, wariant minimalny i wariant maksymalny.  

Przy ocenie skrajnych wariantów uwzględniono zakres niepewności parametrów wpływających na 
liczebność populacji docelowej, zarówno w ramach scenariusza istniejącego jak i scenariusza nowego. 
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Przeprowadzono ocenę liczebności populacji pacjentów w stanie klinicznym wskazanym we wniosku przy 

uwzględnieniu:  

• informacji dotyczących liczby chorych, odsetka chorych prawidłowo zdiagnozowanych uzyskanych 

od ekspertów klinicznych z Polski, które są przedstawione w materiałach do zlecenia AOTMiT 

oceniającego wnioskowaną technologię w 2021 roku [56]; 

• opublikowanych informacji wskazujących, że do 2013 roku w Polsce zdiagnozowano tylko 19 

pacjentów z późną LAL-D, w tym aż 12 pacjentów zdiagnozowanych w Pracowni Metabolicznej 

Zakładu Genetyki IPIN [40], [56]; 

• dostępnych wskaźników epidemiologicznych dotyczących LAL-D na świecie, z preferencyjnym 

wykorzystaniem danych europejskich lub danych z innych kontynentów, ale odnoszących się do 

populacji kaukaskiej [40], [56], [89]; 

• średniej długości życia pacjenta z LAL-D określoną w ramach uprzednio ocenianych przez AOTMiT 

analizach [56]. 

 

Mając na uwadze niskie rozpowszechnienie analizowanego stanu klinicznego w Polsce i na świecie, w 

ramach kalkulacji liczebności populacji pacjentów z LAL-D nie stosowano zaokrągleń do liczb 

całkowitych; uzyskane tym sposobem liczby pacjentów (np. 0,5 pacjenta na rok) tylko pozornie są 
nierzeczywiste. Tak przedstawione dane powinny być interpretowane z uwzględnieniem czynnika 

dotyczącego okresu obserwacji. W takiej interpretacji, przykładowa liczba 0,5 pacjenta na rok oznacza 

identyfikację 1 pacjenta na okres 2 lat. Brakuje wiarygodnych informacji umożliwiających precyzyjne 

określenie momentu diagnozy czy urodzenia pacjenta z LAL-D i na tej podstawie zaplanowano niniejszą 

BIA z pominięciem zaokrągleń do liczb całkowitych. Uwzględnienie zaokrągleń ograniczałoby 

wiarygodność analizy i zazwyczaj zawyżałoby liczebność populacji docelowej poprzez pominięcie 

niepewności dotyczącej momentu diagnozy pacjenta z LAL-D. W analizowanym przykładzie oznacza to 

przyjęcie 0,5 pacjenta każdego roku horyzontu czasowego BIA w miejsce założenia, że każdego roku 
zdiagnozowanych zostanie po 1 pacjencie (w przypadku zaokrąglenia liczby 0,5 pacjenta do 1). Należy 

się spodziewać, że w praktyce liczba 0,5 powinna być interpretowana jako diagnoza 1 pacjenta w 1. lub 

2. roku horyzontu czasowego BIA (nie każdego roku po 1 pacjencie jak wynikałoby to z zaokrąglonych 

wartości).  

 

 

 

 
 



Kanuma® (sebelipaza alfa) do stosowania w długookresowej enzymatycznej terapii zastępczej u pacjentów w 
każdym wieku z niedoborem lizosomalnej kwaśnej lipazy w ramach programu lekowego. Analiza wpływu na system 
ochrony zdrowia.  

 

 
 

 22  

2.5.2.1. LICZEBNOŚĆ POPULACJI PACJENTÓW, U KTÓRYCH WNIOSKOWANA 

TECHNOLOGIA MOŻE BYĆ STOSOWANA LUB JEST AKTUALNIE STOSOWANA (§ 6 UST. 1 PKT. 

1 ROZPORZĄDZENIA [3]) 
 

2.5.2.1.1. POPULACJA OBEJMUJĄCA WSZYSTKICH PACJENTÓW, U KTÓRYCH 

WNIOSKOWANA TECHNOLOGIA MOŻE BYĆ ZASTOSOWANA (§ 6 UST. 1 PKT. 1 LIT. A 

ROZPORZĄDZENIA [3]) 

 

Brakuje wiarygodnych i precyzyjnych danych epidemiologicznych umożliwiających określenie 

rzeczywistego rozpowszechnienia analizowanego stanu klinicznego w Polsce i na świecie. Dostępnych 

jest kilka opublikowanych wskaźników zapadalności lub chorobowości LAL-D, niemniej jednak wszystkie 
określone są z uwzględnieniem szeregu ograniczeń wynikających z reprezentatywności próby. Tutaj 

najwyższą zmiennością cechują się wskaźniki epidemiologiczne obliczone na podstawie materiału 

genetycznego, które albo mogą nie być skorelowane z symptomatyczną chorobą (np. dane z badań 

przesiewowych uwzględniających każdą mutację genu kodującego LAL) albo mogą uwzględniać 

wyłącznie symptomatyczne, poprawnie zdiagnozowane przypadki chorych na LAL-D. Należy także 

zwrócić uwagę na skalę rozbieżności pomiędzy zidentyfikowanymi wskaźnikami epidemiologicznymi, 

(np. zapadalność raportowana od 1:1 000 000 do 1:40 000, w tym od 1:1 000 000 do 1:100 000 w 

przypadku wczesnej LAL-D). 
 

O skali rozbieżności w dostępnych danych epidemiologicznych może świadczyć fakt, że dostępne dane 

dotyczące Niemiec wskazują na występowanie późnej LAL-D u 25 osób na 1 mln urodzeń [89] (co w 

Polsce przy 305,1 tys. urodzeń w 2022 roku [43] daje około 7,6 chorych rocznie, przy założeniu stałej 

liczby urodzeń w standardowym okresie przeżycia osoby z populacji generalnej). Wskaźnik chorobowości 

określony na podstawie ww. wskaźnika zapadalności (25 osób na 1 mln urodzeń) został określony na 

poziomie 6 chorych na 1 mln osób z populacji generalnej (co przy liczebności populacji generalnej Polski 

w 2023 na poziomie 37 766 327 osób [58] daje 227 pacjentów). Niemniej jednak wykorzystując 

alternatywne metody konwersji wskaźników epidemiologicznych (np. zapadalność roczna x liczba lat 
średniej długości życia chorego, tj. 15,5 roku = chorobowość [56]) można określić, że chorobowość na 

poziomie 227 pacjentów może oznaczać zapadalność na poziomie 14,6 pacjenta rocznie, czyli wartość 

w przybliżeniu dwukrotnie wyższą od tej określonej na podstawie wskaźnika zapadalności (około 7,6 

chorych rocznie). 

 

Dane epidemiologiczne LAL-D w Polsce są bardzo ograniczone. Informacje na temat liczebności 

pacjentów z LAL-D ograniczone są praktycznie wyłącznie do opinii ekspertów klinicznych obejmujących 

opieką tych pacjentów (łącznie z informacją, że do 2013 roku w Polsce zdiagnozowano tylko 19 
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pacjentów z późną LAL-D, w tym aż 12 pacjentów zdiagnozowanych w Pracowni Metabolicznej Zakładu 

Genetyki IPIN [40], [56]).  

Tym samym w ramach analizy podstawowej ocenę liczebności populacji docelowej dla wnioskowanej 
technologii oparto na informacjach od ekspertów klinicznych z Polski przedstawionych w materiałach do 

zlecenia AOTMiT oceniającego wnioskowaną technologię w 2021 roku [56]. 

Wskaźniki epidemiologiczne z innych krajów [40], [56], [89] uwzględniono w ramach analizy 

wrażliwości. Na uwagę zasługuje, że wskaźniki epidemiologiczne dotyczące całej LAL-D traktowano w 

ramach tych wariantów jako wskaźniki dotyczące późnej LAL-D. Uproszczono tym samym obliczenia, 

nieznacznie zawyżając liczbę pacjentów z późną LAL-D o liczbę pacjentów z wczesną LAL-D. 

Na uwagę zasługuje również fakt, że liczba diagnoz wczesnej LAL-D określona na podstawie danych od 

ekspertów klinicznych, raportowanych w [56] znacznie przekraczała tą liczbę określoną na podstawie 

dostępnych wskaźników epidemiologicznych. 
 

W pierwszej kolejności określono liczbę zachorowań na LAL-D co roku. W tym celu uwzględniono opinie 

ekspertów raportowane w [56] (dotyczy pacjentów zdiagnozowanych i niezdiagnozowanych) oraz 

opublikowane wskaźniki epidemiologiczne (w większości były to tzw. „birth prevalence”, czyli liczby 

zachorowań w danej kohorcie urodzeń*). 

Następnie, na podstawie określonej liczby zachorowań na LAL-D, wykorzystując średni okres przeżycia 

pacjenta z wczesną i późną LAL-D wynoszący odpowiednio 1 rok i 15,5 roku [56] określono liczebność 

populacji chorych na LAL-D żyjących w danym roku w Polsce. 
 

Określone liczebności populacji docelowej (kohorty zapadalnościowej określającej liczbę zachorowań w 

danym roku oraz kohorty chorobowościowej określającej liczbę chorych żyjących w danym roku, w tym 

również chorych nowozdiagnozowanych w tym roku) następnie skorygowano o odsetek pacjentów 

poprawnie zdiagnozowanych, określony na podstawie opinii ekspertów przedstawionej w [56]. 

 

Pomimo zmniejszającej się liczby urodzeń w Polsce oraz zmniejszającej się liczebności populacji Polski, 

konserwatywnie przyjęto stałą chorobowość i stałą zapadalność na LAL-D każdego roku horyzontu 
czasowego niniejszej analizy. 

 

 

 

 

 
* Więcej informacji np. w:  
https://www.orpha.net/orphacom/cahiers/docs/GB/Prevalence_of_rare_diseases_by_alphabetical_list.pdf  
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Eksperci kliniczni ankietowani przez wnioskodawcę na potrzeby analiz przedkładanych AOTMiT w 2021 

roku wskazali, że:  

• w przypadku wczesnej postaci choroby rozpoznaje się 1 pacjenta na kilka lat (1 ekspert) lub 1 

pacjenta rocznie (2 ekspert);  

• w przypadku późnej postaci choroby liczba rozpoznawanych pacjentów wynosi od 0 do 2 chorych 

rocznie (1 ekspert) lub od 2 do 4 chorych rocznie (2 ekspert);  

• w populacji niemowląt 50% jest nieprawidłowo rozpoznawanych (błędnie diagnozuje się inne  

choroby). W populacji dzieci i dorosłych ten odsetek może wynosić nawet 60-70% [56]. 

Podawane przyczyny niskiej rozpoznawalności LAL-D to: wysoka śmiertelność chorych (pacjenci 

umierają bez rozpoznania), a także niewielkie objawy subiektywne (u dorosłych) które wydłużają proces 

diagnostyczny do nawet kilku lat.  

Określone na podstawie ww. opinii ekspertów (dane przedstawione w [56]) liczby chorych z LAL-D w 

Polsce przedstawiono poniżej (dane typu zapadalność). 
 
Tabela 4. Liczebność populacji chorych na LAL-D w Polsce wg ekspertów klinicznych ankietowanych przez 
wnioskodawcę (zapadalność) [56]. 

Wskazanie Ekspert 1 Ekspert 2 Średnia 
Liczba prawidłowo rozpoznanych chorych 

Wczesna postać LAL-D 0,5* 1 0,75 
Późna postać LAL-D 1 3 2 

Liczba nieprawidłowo rozpoznanych chorych 
Wczesna postać LAL-D 0,50 1 0,75 

Późna postać LAL-D 1,86 2 1,93 
Całkowita liczba nowych chorych 

Wczesna postać LAL-D 1 2 1,50 
Późna postać LAL-D 2,86 5,00 3,93 

*założono, że rozpoznawany jest 1 pacjent na 2 lata na podstawie odpowiedzi, że rozpoznaje się „0-1 na kilka lat” [56] 

 

Na podstawie ww. danych można ustalić, że co roku poprawnie diagnozowanych jest około: 

• 0,75 pacjentów z wczesną LAL-D (od 0,5 do 1); 

• 2 pacjentów z późną LAL-D (od 1,46 do 2,54). 

Łącznie, stanowi to około 2,75 pacjentów z LAL-D rocznie. 

 

Konwertując ww. liczby zachorowań w roku na chorobowość (zgodnie z algorytmem opisanym w [56], 

tj. zapadalność x 1 rok dla wczesnej LAL-D lub 15,5 roku dla późnej LAL-D) określono, że liczba chorych 

żyjących w Polsce w danym roku (łącznie poprawnie zdiagnozowanych i niezdiagnozowanych) wynosi: 

• 1,5 pacjentów z wczesną LAL-D (od 1 do 2); 

• 60,9 pacjentów z późną LAL-D (od 44,3 do 77,5). 
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Średnio tylko 50% chorych z wczesną LAL-D (0,75/1,5 [56]) oraz około 51% chorych z późną LAL-D 

(1,93/3,93 [56]) jest prawidłowo zdiagnozowana. Oznacza to, że w danym roku w Polsce żyje około 

(chorobowość): 
• 0,75 pacjentów z wczesną LAL-D (od 0,5 do 1); 

• 31,0 pacjentów z późną LAL-D (od 22,6 do 39,4). 

Łącznie chorobowość analizowanego stanu klinicznego w Polsce wynosi: 31,75 chorych (od 23,1 do 

40,4). 

 

Eksperci ankietowani przez AOTMiT [56] wskazali na niższe liczebności niż przedstawiono powyżej. 

Eksperci podali, że w Polsce: 
• żyje około 15 pacjentów z LAL-D (Dr hab. n. med. Jolanta Sykut-Cegielska – Konsultant Krajowy 

w dziedzinie pediatrii metabolicznej) lub 25 pacjentów z LAL-D (Prof. dr hab. n. med. Anna Tylki-

Szymańska – Pediatra (Instytut „Pomnik-Centrum Zdrowia Dziecka”)) – średnio 20 chorych; 

• co roku rozpoznawane są „pojedyncze przypadki” pacjentów z LAL-D (Dr hab. n. med. Jolanta 

Sykut-Cegielska – Konsultant Krajowy w dziedzinie pediatrii metabolicznej) lub 0-1 pacjentów z 

LAL-D (Prof. dr hab. n. med. Anna Tylki-Szymańska – Pediatra (Instytut „Pomnik-Centrum Zdrowia 

Dziecka”)) – średnio 1 chory rocznie. 
 

Ww. eksperci wskazywali średnio 50% wyższe liczebności chorych niż wynikały z obliczeń 

przeprowadzonych na podstawie opinii ekspertów ankietowanych przez wnioskodawcę na potrzeby 

uprzednio składanych analiz [56]. Niemniej jednak zakres ekspertyzy prof. dr hab. n. med. Jolanty 

Sykut-Cegielskiej (konsultant krajowy) oraz prof. dr hab. n. med. Anny Tylki-Szymańskiej (główny 

diagnosta i ekspert kliniczny prowadzący terapię LAL-D w ośrodku skupiającym największą liczbę 

pacjentów z analizowanej populacji) może sugerować większą poprawność oszacowań tych ekspertów. 

 
Na tej podstawie w analizie podstawowej liczebność kohorty chorobowościowej określono z 

uwzględnieniem obydwu grup ekspertów. Opinie ekspertów ankietowanych przez wnioskodawcę na 

potrzeby dokumentacji HTA przygotowywanej w związku z poprzednią aplikacją refundacyjną [56] 

uwzględniono przy ocenie chorobowości wczesnej LAL-D oraz wariantu maksymalnego chorobowości 

późnej LAL-D (31 pacjentów); opinie ekspertów ankietowanych przez Agencję [56] uwzględniono przy 

ocenie wariantu prawdopodobnego i minimalnego chorobowości późnej LAL-D. Niemniej jednak w 

miejsce średniej z odpowiedzi ekspertów ankietowanych przez Agencję [56] w wariancie 

prawdopodobnym uwzględniono maksymalną wartość odpowiedzi (25 pacjentów), a w wariancie 
minimalnym – minimalną. W obliczeniach założono, że eksperci ankietowani przez AOTMiT [56] wskazali 

na chorobowość późnej LAL-D. 
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Podsumowując, w opracowaniu przyjęto, że: 

co jest zgodne z liczebnością populacji wg § 6 ust. 1 pkt. 1 lit. a rozporządzenia [3]. 

 

W analizie założono, że w pierwszym roku realizacji proponowanego programu lekowego pacjenci z 

kohorty chorobowościowej będą mogli rozpocząć leczenie sebelipazą alfa, a w drugim roku – wyłącznie 

pacjenci z kohorty zapadalnościowej. 

 

W ramach analizy wrażliwości uwzględniono również wskaźniki epidemiologiczne występowania LAL-D 

określone dla innych krajów, ale z odrzuceniem skrajnych oszacowań zapadalności późnej LAL-D, 

istotnie odstających od innych danych i/lub których metodologia oszacowania może budzić wątpliwości.  
 

Uwzględniono wskaźniki zapadalności, które następnie przekonwertowano na chorobowość. W 

obliczeniach pominięto pacjentów niepoprawnie zdiagnozowanych (50% wczesna LAL-D; 49% późna 

LAL-D wg założeń analizy [56]). 

Wykorzystane dane dotyczące liczby zachorowań podano poniżej. 
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Tabela 5. Uwzględnione dane na temat zapadalności na LAL-D. 

 Parametr typ parametru Wartość Liczba zachorowań w Polsce, na 
rok Źródło Informacje 

CESD - odrzucono Zapadalność na urodzenia 1/mln 0,31 (wskaźnik x 305,1 tys. urodzeń 
w 2022 roku [43]) [56] 

minimalna estymacja na 
podstawie dostępnych 

danych - poprzednia BIA 

CESD – odrzucono  Zapadalność na urodzenia 25/mln 7,63  (wskaźnik x 305,1 tys. 
urodzeń w 2022 roku [43]) cała LAL-D; [89] Niemcy, zapadalność w 

całym życiu 

CESD Zapadalność na urodzenia 2,7/mln 0,82 (wskaźnik x 305,1 tys. urodzeń 
w 2022 roku [43]) cała LAL-D; [89] 

Czechy 2010, 
zapadalność w całym 

życiu - kaukaska 
populacja [89] 

CESD Zapadalność na urodzenia 12/mln 3,66 (wskaźnik x 305,1 tys. urodzeń 
w 2022 roku [43]) cała LAL-D; [89] 

USA 2013, zapadalność 
w całym życiu - 

kaukaska populacja [89] 

CESD Zapadalność liczba chorych - 3,93 [56] opinia ekspertów - 
poprzednia BIA: średnia 

CESD Zapadalność liczba chorych - 2,86 [56] 
opinia ekspertów - 
poprzednia BIA: 

minimum 

CESD Zapadalność liczba chorych - 5,00 [56] 
opinia ekspertów - 
poprzednia BIA: 

maksimum 

CESD - odrzucono Zapadalność na urodzenia 1:40 000 7,63 (wskaźnik x 305,1 tys. urodzeń 
w 2022 roku [43]) [40] 

maksymalna estymacja 
na podstawie 

dostępnych danych 

CESD Zapadalność na urodzenia 1:300 000 1,02 (wskaźnik x 305,1 tys. urodzeń 
w 2022 roku [43]) [40] 

minimalna estymacja na 
podstawie dostępnych 

danych 

CESD Zapadalność na urodzenia 3,45/mln 1,05 (wskaźnik x 305,1 tys. urodzeń 
w 2022 roku [43]) cała LAL-D; [89] analiza genomów 2019- 

minimalna wartość 

CESD Zapadalność na urodzenia 5,97/mln 1,82 (wskaźnik x 305,1 tys. urodzeń 
w 2022 roku [43]) cała LAL-D; [89] analiza genomów 2019 - 

maksymalna wartość 

CESD Zapadalność na urodzenia 1 : 177 452 1,72 (wskaźnik x 305,1 tys. urodzeń 
w 2022 roku [43]) cała LAL-D; [89] meta-analiza danych 

genetycznych, 2019 
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 Parametr typ parametru Wartość Liczba zachorowań w Polsce, na 
rok Źródło Informacje 

choroba Wolmana Zapadalność na urodzenia 1:704 000 0,43 (wskaźnik x 305,1 tys. urodzeń 
w 2022 roku [43]) [63] 

Australia, 1980-1996; 
uwzględniono dla 2022; 

PBAC 

choroba Wolmana Zapadalność na urodzenia 1:500 000 0,61 (wskaźnik x 305,1 tys. urodzeń 
w 2022 roku [43]) [63] 

maksymalna estymacja 
na podstawie 

dostępnych danych - 
PBAC za NICE 

choroba Wolmana Zapadalność na urodzenia 1 :1 000 000 0,31 (wskaźnik x 305,1 tys. urodzeń 
w 2022 roku [43]) [63] 

minimalna estymacja na 
podstawie dostępnych 
danych - PBAC za NICE 

choroba Wolmana Zapadalność na urodzenia 1:100 000 3,05 (wskaźnik x 305,1 tys. urodzeń 
w 2022 roku [43]) [56] 

maksymalna estymacja 
na podstawie 

dostępnych danych 

choroba Wolmana Zapadalność liczba chorych - 1,50 [56] opinia ekspertów - 
poprzednia BIA: średnia 

choroba Wolmana Zapadalność liczba chorych - 1,00 [56] 
opinia ekspertów - 
poprzednia BIA: 

minimum 

choroba Wolmana Zapadalność liczba chorych - 2,00 [56] 
opinia ekspertów - 
poprzednia BIA: 

maksimum 

choroba Wolmana Zapadalność na urodzenia 1 : 350 000 0,87 (wskaźnik x 305,1 tys. urodzeń 
w 2022 roku [43]) [40] 

maksymalna wartość wg 
opublikowanych danych 

- APD 

CESD (teoretyczny 
na podstawie 

chorobowości) – 
odrzucono 

chorobowość w populacji generalnej 6 / mln 
14,62 (wskaźnik x liczebności 

populacji generalnej Polski w 2023 
na poziomie 37 766 327 osób [58]/ 

15,5 roku [56]) 

Liczbę chorych 
żyjących w roku 

przekonwertowano na 
liczbę zachorowań w 

roku 

Niemcy, estymacja na 
podstawie zapadalności 

[56] 
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2.5.2.1.2. POPULACJA DOCELOWA WSKAZANA WE WNIOSKU (§ 6 UST. 1 PKT. 1 LIT. B 

ROZPORZĄDZENIA [3]) 
 

Wnioskowane wskazanie zgodne jest z zarejestrowanym wskazaniem (por. rozdział 2.5.1.), tym samym 

liczebność populacji przedstawiona w poprzednim rozdziale jest zgodna z liczebnością populacji według 

§ 6 ust. 1 pkt. 1 lit. b rozporządzenia [3]: 

 

2.5.2.1.3. LICZEBNOŚĆ POPULACJI, W KTÓREJ WNIOSKOWANA TECHNOLOGIA JEST 

OBECNIE STOSOWANA (§ 6 UST. 1 PKT. 1 LIT. C ROZPORZĄDZENIA [3]) 
 

Wnioskowana technologia nie jest finansowana ze środków publicznych w Polsce, tym samym 

zdecydowana większość pacjentów z analizowanej populacji nie ma możliwości stosowania sebelipazy 

alfa. W opracowaniu uwzględniono najlepsze dostępne leczenie (BSC) jako schemat, który będzie 

zastępowany w przypadku refundacji wnioskowanej technologii. Przyjęto, że wszyscy pacjenci w 

scenariuszu istniejącym będą poddawani BSC. Przyjęto, że wykorzystanie wnioskowanej technologii w 

chwili obecnej wynosi 0%. Wprawdzie pojedynczy pacjenci mogą potencjalnie uzyskać do niej dostęp 

w ramach 100% odpłatności czy finansowania z innych źródeł, ale ten sposób finansowania nie zapewnia 

długoterminowego dostępu do wnioskowanej technologii i na tej podstawie został pominięty w 
niniejszym opracowaniu.  

 

2.5.2.2. LICZEBNOŚĆ POPULACJI, W KTÓREJ WNIOSKOWANA TECHNOLOGIA BĘDZIE 

STOSOWANA PRZY ZAŁOŻENIU, ŻE MINISTER WŁAŚCIWY DO SPRAW ZDROWIA WYDA 

DECYZJĘ O OBJĘCIU REFUNDACJĄ (§ 6 UST. 1 PKT 2 ROZPORZĄDZENIA [3]) 

 

Mając na uwadze komentarze analityków AOTMiT w zakresie odsetka wykorzystania sebelipazy alfa 

wśród pacjentów z populacji docelowej [56], w ramach niniejszego opracowania przyjęto, że mniej niż 
100% zdiagnozowanych pacjentów poddawanych będzie leczeniu sebelipazą alfa w przypadku jej 
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refundacji. Wynikać to może zarówno z opóźnień w inicjalizacji programu lekowego w danym ośrodku 

(dotyczy roku 1 analizy) jak i również skłonności pacjentów do podróżowania do ośrodków medycznych 

realizujących proponowany program lekowy, co przy niewielkich objawach subiektywnych u dorosłych 
pacjentów może być przyczyną rezygnacji z leczenia. 

 

Na podstawie odpowiedzi ekspertów ankietowanych przez AOTMiT [56] oraz własnych założeń przyjęto, 

że:  

 

Na tej podstawie ustalono, że liczba pacjentów rozpoczynających leczenie sebelipazą alfa w programie 

lekowym będzie wynosić: 

Jest z liczebnością populacji zgodną z § 6 ust. 1 pkt. 2 rozporządzenia [3]. 

 

2.5.2.3. PODSUMOWANIE INFORMACJI NA TEMAT LICZEBNOŚCI POPULACJI  

 

Podsumowanie informacji na temat liczebności rocznej populacji, uwzględnionej w ramach analizy 

podstawowej, przedstawiono w tabeli poniżej. 
 
Tabela 6. Podsumowanie liczebności całkowitej populacji pacjentów, uwzględnionej w ramach analizy 
podstawowej – liczba rozpoczynających leczenie w danym roku. W nawiasach podano wyniki skrajnych 
scenariuszy: minimalnego i maksymalnego; wartości zaokrąglone. 

Populacja wg [3] Rok 1. (chorobowość) Rok 2. (zapadalność) 
art. 6 ust. 1 pkt. 1 lit. a (wszyscy pacjenci, u 
których wnioskowana technologia może być 

zastosowana zgodnie z zarejestrowanymi 
wskazaniami) 

art. 6 ust. 1 pkt. 1 lit. b (populacja docelowa, 
wskazana we wniosku)  

art. 6 ust. 1 pkt. lit. c (populacja, w której 
wnioskowana technologia jest obecnie 
stosowana) – wnioskowane wskazanie 
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Populacja wg [3] Rok 1. (chorobowość) Rok 2. (zapadalność) 

art. 6 ust. 1 pkt 2 (w proponowanym programie 
lekowym) 

 

Liczebność populacji docelowej z podziałem na postacie LAL-D oraz wiek chorego przedstawiono poniżej. 
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2.6. Analiza wpływu na skutki zdrowotne  
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2.6. ANALIZA WPŁYWU NA SKUTKI ZDROWOTNE  

 

Nie przeprowadzono szczegółowej analizy wpływu na skutki zdrowotne.  
 

 

2.7. KOSZTY UWZGLĘDNIONE W OPRACOWANIU 

 

W ramach niniejszego opracowania uwzględniono zasoby zużywane w trakcie leczenia pacjentów  

z analizowanej populacji w warunkach polskich. 

  

Zasoby uwzględnione w analizie związane są przede wszystkim z kosztami z perspektywy płatnika 

publicznego; uwzględniono wyłącznie koszty bezpośrednie medyczne. 
Dane kosztowe zebrano we wrześniu i październiku 2023 roku i poddano aktualizacji w maju 2024 roku.  

 

W opracowaniu uwzględniono analogiczne założenia i dane wejściowe dla kosztów, jak w przypadku 

Analizy ekonomicznej [122]. Informacje na temat sugerowanego sposobu finansowania wnioskowanej 

technologii ze środków publicznych przedstawiono w rozdziale 2.1. niniejszego opracowania. 

 

Na podstawie wyników modelu analizy ekonomicznej [122] określono średnie koszty i zużycie zasobów 

w zależności od czasu jaki upłynął od rozpoczęcia stosowania porównywanych opcji (tabela poniżej). 
 

Uwzględniono zarówno wyniki analizy podstawowej, jak i każdego scenariusza analizy wrażliwości 

(szczegóły rozdziale 2.9.) 

 
 



Kanuma® (sebelipaza alfa) do stosowania w długookresowej enzymatycznej terapii zastępczej u pacjentów w każdym wieku z niedoborem lizosomalnej kwaśnej lipazy w ramach 
programu lekowego. Analiza wpływu na system ochrony zdrowia. 
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Tabela 7. Roczne koszty i zużycie zasobów medycznych w trakcie 24 miesięcy od rozpoczęcia stosowania porównywanych opcji terapeutycznych w przeliczeniu na  
1 standardowego pacjenta rozpoczynającego leczenie. Wyniki modelowania wczesnej LAL-D [122]. 

  
Okres przeżycia w roku 

(lata życia/rok) 
Różnica w ryzyku zgonu, 

skumulowane Odsetek żyjących - Kanuma Pozostałe koszty - Kanuma Pozostałe koszty - BSC 

rok 1 rok 2 po 1 roku po 2 roku po 1 roku po 2 roku rok 1 rok 2 rok 1 rok 2 

WD-SA 00 0,81 0,73 0,78 0,72 0,78 0,72 293 332,37 
PLN 0,00 PLN 

WD-SA 01 0,81 0,73 0,78 0,72 0,78 0,72 293 332,37 
PLN 0,00 PLN 

WD-SA 02 0,81 0,73 0,78 0,72 0,78 0,72 293 332,37 
PLN 0,00 PLN 

WD-SA 03 0,81 0,73 0,78 0,72 0,78 0,72 293 332,37 
PLN 0,00 PLN 

WD-SA 04 0,81 0,73 0,78 0,72 0,78 0,72 293 332,37 
PLN 0,00 PLN 

WD-SA 05 0,81 0,73 0,78 0,72 0,78 0,72 293 332,37 
PLN 0,00 PLN 

WD-SA 06 0,81 0,73 0,78 0,72 0,78 0,72 293 332,37 
PLN 0,00 PLN 

WD-SA 07 0,81 0,73 0,78 0,72 0,78 0,72 293 332,37 
PLN 0,00 PLN 

WD-SA 08 0,81 0,73 0,78 0,72 0,78 0,72 293 332,37 
PLN 0,00 PLN 

WD-SA 09 0,81 0,73 0,78 0,72 0,78 0,72 130 639,04 
PLN 0,00 PLN 

WD-SA 10 0,81 0,73 0,78 0,72 0,78 0,72 360 348,21 
PLN 0,00 PLN 

WD-SA 11 0,81 0,73 0,78 0,72 0,78 0,72 108 831,24 
PLN 0,00 PLN 

WD-SA 12 0,81 0,73 0,78 0,72 0,78 0,72 554 424,35 
PLN 0,00 PLN 

WD-SA 13 0,81 0,73 0,78 0,72 0,78 0,72 260 875,25 
PLN 0,00 PLN 



2.7. Koszty uwzględnione w opracowaniu  
 

 

 
 

 35  

  
Okres przeżycia w roku 

(lata życia/rok) 
Różnica w ryzyku zgonu, 

skumulowane Odsetek żyjących - Kanuma Pozostałe koszty - Kanuma Pozostałe koszty - BSC 

rok 1 rok 2 po 1 roku po 2 roku po 1 roku po 2 roku rok 1 rok 2 rok 1 rok 2 

WD-SA 14 0,81 0,73 0,78 0,72 0,78 0,72 293 341,25 
PLN 0,00 PLN 

WD-SA 15 0,81 0,73 0,78 0,72 0,78 0,72 293 006,38 
PLN 0,00 PLN 

WD-SA 16 0,81 0,73 0,78 0,72 0,78 0,72 293 658,36 
PLN 0,00 PLN 

WD-SA 17 0,81 0,73 0,78 0,72 0,78 0,72 293 332,37 
PLN 0,00 PLN 

WD-SA 18 0,81 0,73 0,78 0,72 0,78 0,72 293 332,37 
PLN 0,00 PLN 

WD-SA 19 0,81 0,73 0,78 0,72 0,78 0,72 293 332,37 
PLN 0,00 PLN 

WD-SA 20 0,81 0,73 0,78 0,72 0,78 0,72 293 332,37 
PLN 0,00 PLN 

WD-SA 21 0,81 0,73 0,78 0,72 0,78 0,72 293 332,37 
PLN 0,00 PLN 

WD-SA 22 0,81 0,73 0,78 0,72 0,78 0,72 293 332,37 
PLN 0,00 PLN 

WD-SA 23 0,81 0,73 0,78 0,72 0,78 0,72 293 332,37 
PLN 0,00 PLN 

WD-SA 24 0,81 0,73 0,78 0,72 0,78 0,72 293 332,37 
PLN 0,00 PLN 

WD-SA 25 0,81 0,73 0,78 0,72 0,78 0,72 293 332,37 
PLN 0,00 PLN 

WD-SA 26 0,81 0,73 0,78 0,72 0,78 0,72 293 332,37 
PLN 0,00 PLN 

WD-SA 27 0,81 0,73 0,78 0,72 0,78 0,72 293 332,37 
PLN 0,00 PLN 

WD-SA 28 0,92 0,87 0,87 0,83 0,91 0,83 248 953,69 
PLN 3 006,15 PLN 



Kanuma® (sebelipaza alfa) do stosowania w długookresowej enzymatycznej terapii zastępczej u pacjentów w każdym wieku z niedoborem lizosomalnej kwaśnej lipazy w ramach 
programu lekowego. Analiza wpływu na system ochrony zdrowia. 
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Okres przeżycia w roku 

(lata życia/rok) 
Różnica w ryzyku zgonu, 

skumulowane Odsetek żyjących - Kanuma Pozostałe koszty - Kanuma Pozostałe koszty - BSC 

rok 1 rok 2 po 1 roku po 2 roku po 1 roku po 2 roku rok 1 rok 2 rok 1 rok 2 

WD-SA 29 0,94 0,93 0,96 0,88 0,96 0,88 268 702,58 
PLN 150,02 PLN 

WD-SA 30 0,92 0,81 0,77 0,72 0,89 0,72 277 465,43 
PLN 7 525,88 PLN 

WD-SA 31 0,87 0,79 0,76 0,75 0,83 0,75 245 174,10 
PLN 4 414,03 PLN 

WD-SA 32 0,94 0,91 0,87 0,85 0,95 0,85 282 274,35 
PLN 5 286,22 PLN 

WD-SA 33 0,93 0,91 0,94 0,87 0,94 0,87 266 244,39 
PLN 0,00 PLN 

WD-SA 34 0,82 0,71 0,79 0,68 0,79 0,68 293 332,37 
PLN 0,00 PLN 

WD-SA 35 0,81 0,73 0,78 0,72 0,78 0,72 293 332,37 
PLN 0,00 PLN 

WD-SA 36 0,81 0,73 0,78 0,72 0,78 0,72 293 332,37 
PLN 0,00 PLN 

WD-SA 37 0,81 0,73 0,78 0,72 0,78 0,72 293 332,37 
PLN 0,00 PLN 

WD-SA 38 0,81 0,73 0,78 0,72 0,78 0,72 293 332,37 
PLN 0,00 PLN 

WD-SA 39 0,81 0,73 0,78 0,72 0,78 0,72 293 332,37 
PLN 0,00 PLN 

WD-SA 40 0,81 0,73 0,78 0,72 0,78 0,72 293 332,37 
PLN 0,00 PLN 

WD-SA 41 0,81 0,73 0,78 0,72 0,78 0,72 293 402,66 
PLN 0,00 PLN 

WD-SA 42 0,81 0,73 0,78 0,72 0,78 0,72 216 654,67 
PLN 0,00 PLN 

 



2.7. Koszty uwzględnione w opracowaniu  
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Tabela 8. Roczne koszty i zużycie zasobów medycznych w trakcie 24 miesięcy od rozpoczęcia stosowania porównywanych opcji terapeutycznych w przeliczeniu na  
1 standardowego pacjenta rozpoczynającego leczenie. Wyniki modelowania późnej LAL-D [122]. 

 
Okres przeżycia w roku 

(lata życia/rok) 
Różnica w ryzyku zgonu, 

skumulowane Odsetek żyjących - Kanuma Pozostałe koszty - Kanuma Pozostałe koszty - BSC 

rok 1 rok 2 po 1 roku po 2 roku po 1 roku po 2 roku rok 1 rok 2 rok 1 rok 2 
CESD-SA 

00 1,00 0,997 0,00 0,01 1,00 1,00 1 958,49 PLN 2 151,59 PLN 

CESD-SA 
01 1,00 1,00 0,00 0,01 1,00 1,00 1 958,49 PLN 2 151,59 PLN 

CESD-SA 
02 1,00 1,00 0,00 0,01 1,00 1,00 1 958,49 PLN 2 151,58 PLN 

CESD-SA 
03 1,00 1,00 0,00 0,01 1,00 1,00 1 958,49 PLN 2 151,59 PLN 

CESD-SA 
04 1,00 1,00 0,00 0,01 1,00 1,00 1 958,49 PLN 2 151,59 PLN 

CESD-SA 
05 1,00 1,00 0,00 0,01 1,00 1,00 1 958,49 PLN 2 151,59 PLN 

CESD-SA 
06 1,00 1,00 0,00 0,01 1,00 1,00 1 958,49 PLN 2 151,59 PLN 

CESD-SA 
07 1,00 1,00 0,00 0,01 1,00 1,00 1 958,49 PLN 2 151,59 PLN 

CESD-SA 
08 1,00 1,00 0,00 0,01 1,00 1,00 1 958,49 PLN 2 151,59 PLN 

CESD-SA 
09 1,00 1,00 0,00 0,01 1,00 1,00 384,43 PLN 402,79 PLN 

CESD-SA 
10 1,00 1,00 0,00 0,01 1,00 1,00 6 093,64 PLN 6 448,29 PLN 

CESD-SA 
11 1,00 1,00 0,00 0,01 1,00 1,00 1 410,95 PLN 1 537,76 PLN 

CESD-SA 
12 1,00 0,99 0,00 0,01 1,00 0,99 3 110,35 PLN 3 347,50 PLN 



Kanuma® (sebelipaza alfa) do stosowania w długookresowej enzymatycznej terapii zastępczej u pacjentów w każdym wieku z niedoborem lizosomalnej kwaśnej lipazy w ramach 
programu lekowego. Analiza wpływu na system ochrony zdrowia. 
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Okres przeżycia w roku 

(lata życia/rok) 
Różnica w ryzyku zgonu, 

skumulowane Odsetek żyjących - Kanuma Pozostałe koszty - Kanuma Pozostałe koszty - BSC 

rok 1 rok 2 po 1 roku po 2 roku po 1 roku po 2 roku rok 1 rok 2 rok 1 rok 2 
CESD-SA 

13 1,00 1,00 0,00 0,00 1,00 1,00 1 284,51 PLN 1 395,79 PLN 

CESD-SA 
14 1,00 0,99 0,00 0,01 1,00 0,99 3 018,84 PLN 3 295,82 PLN 

CESD-SA 
15 1,00 1,00 0,00 0,01 1,00 1,00 1 958,49 PLN 2 151,59 PLN 

CESD-SA 
16 1,00 1,00 0,00 0,01 1,00 1,00 1 958,49 PLN 2 151,59 PLN 

CESD-SA 
17 1,00 1,00 0,00 0,00 1,00 1,00 716,33 PLN 775,41 PLN 

CESD-SA 
18 1,00 0,98 0,01 0,02 0,99 0,97 8 728,56 PLN 8 035,67 PLN 

CESD-SA 
19 1,00 0,96 0,01 0,02 0,98 0,94 15 446,90 PLN 13 025,15 PLN 

CESD-SA 
20 1,00 0,96 0,01 0,03 0,98 0,94 13 834,03 PLN 11 718,73 PLN 

CESD-SA 
21 1,00 1,00 0,00 0,01 1,00 1,00 1 958,49 PLN 2 151,59 PLN 

CESD-SA 
22 1,00 1,00 0,00 0,01 1,00 1,00 1 958,49 PLN 2 151,59 PLN 

CESD-SA 
23 1,00 1,00 0,00 0,01 1,00 1,00 1 958,49 PLN 2 151,59 PLN 

CESD-SA 
24 1,00 1,00 0,00 0,01 1,00 1,00 1 958,49 PLN 2 151,59 PLN 

CESD-SA 
25 1,00 1,00 0,00 0,01 1,00 1,00 1 958,49 PLN 2 151,59 PLN 

CESD-SA 
26 1,00 1,00 0,00 0,01 1,00 1,00 1 958,49 PLN 2 151,59 PLN 

CESD-SA 
27 1,00 0,99 0,00 0,00 1,00 0,99 1 958,49 PLN 2 151,59 PLN 



2.7. Koszty uwzględnione w opracowaniu  
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Okres przeżycia w roku 

(lata życia/rok) 
Różnica w ryzyku zgonu, 

skumulowane Odsetek żyjących - Kanuma Pozostałe koszty - Kanuma Pozostałe koszty - BSC 

rok 1 rok 2 po 1 roku po 2 roku po 1 roku po 2 roku rok 1 rok 2 rok 1 rok 2 
CESD-SA 

28 1,00 1,00 0,00 0,01 1,00 1,00 1 958,49 PLN 2 151,59 PLN 

CESD-SA 
29 1,00 0,99 0,00 0,00 1,00 0,99 1 958,49 PLN 2 151,59 PLN 

CESD-SA 
30 1,00 1,00 0,00 0,01 1,00 1,00 1 958,49 PLN 2 151,59 PLN 

CESD-SA 
31 1,00 0,99 0,00 0,00 1,00 0,99 1 958,49 PLN 2 151,59 PLN 

CESD-SA 
32 1,00 1,00 0,00 0,01 1,00 1,00 1 958,49 PLN 2 151,59 PLN 

CESD-SA 
33 1,00 1,00 0,00 0,01 1,00 1,00 1 958,49 PLN 2 151,59 PLN 

CESD-SA 
34 1,00 1,00 0,00 0,01 1,00 1,00 1 958,49 PLN 2 151,59 PLN 

CESD-SA 
35 1,00 1,00 0,00 0,01 1,00 1,00 1 958,49 PLN 2 151,59 PLN 

CESD-SA 
36 1,00 1,00 0,00 0,01 1,00 1,00 2 189,80 PLN 2 126,37 PLN 

CESD-SA 
37 1,00 1,00 0,00 0,01 1,00 1,00 1 958,49 PLN 2 151,59 PLN 

CESD-SA 
38 1,00 1,00 0,00 0,01 1,00 1,00 1 958,49 PLN 2 151,59 PLN 

CESD-SA 
39 1,00 1,00 0,00 0,01 1,00 1,00 1 958,49 PLN 2 151,59 PLN 

CESD-SA 
40 1,00 1,00 0,00 0,01 1,00 1,00 1 958,49 PLN 2 151,59 PLN 

CESD-SA 
41 1,00 1,00 0,00 0,01 1,00 1,00 1 898,70 PLN 2 127,55 PLN 

CESD-SA 
42 1,00 1,00 0,00 0,01 1,00 1,00 1 744,72 PLN 1 894,45 PLN 



Kanuma® (sebelipaza alfa) do stosowania w długookresowej enzymatycznej terapii zastępczej u pacjentów w każdym wieku z niedoborem lizosomalnej kwaśnej lipazy w ramach 
programu lekowego. Analiza wpływu na system ochrony zdrowia. 
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Okres przeżycia w roku 

(lata życia/rok) 
Różnica w ryzyku zgonu, 

skumulowane Odsetek żyjących - Kanuma Pozostałe koszty - Kanuma Pozostałe koszty - BSC 

rok 1 rok 2 po 1 roku po 2 roku po 1 roku po 2 roku rok 1 rok 2 rok 1 rok 2 
CESD-SA 

43 1,00 1,00 0,00 0,01 1,00 1,00 1 958,49 PLN 2 151,59 PLN 

CESD-SA 
44 1,00 1,00 0,00 0,01 1,00 1,00 2 017,29 PLN 2 209,63 PLN 
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Bezpośrednie kosztowe dane wejściowe modelu analizy ekonomicznej wykorzystane do kalkulacji ww. 

parametrów przedstawiono w tabeli poniżej (szczegóły w [122]). 

 
Tabela 9. Wartości parametrów uwzględnionych w Analizie ekonomicznej [122]. 

Parametr / 
założenie Wartość parametru Źródło 

Wejściowe 
charakterystyki 

pacjentów 

0 lat dla pacjentów z wczesną LAL-D 
11 lat dla pacjentów z późną LAL-D (dzieci) 
28 lat dla pacjentów z późną LAL-D (dorośli) 

52,6% płci męskiej 

Założenia, LAL-
CL03, LAL-CL08, 
LAL-CL02, [75], 

[80] 

Dawkowanie leku 

Wczesna LAL-D, 1. cykl: 3 mg/kg m.c. raz na tydz. 
Wczesna LAL-D, kolejne cykle: 3 mg/kg m.c. raz na tydz. (50%) i 5 mg/kg m.c. 

raz na tydz. (50%) 
Późna LAL-D: 1 mg/kg m.c. raz na 2 tyg.; 3 mg/ kg u 16,7% zgodnie z wynikami 

badania ARISE 
Wskaźnik compliance: 96% 

Założenia, LAL-
CL03, LAL-CL08, 
LAL-CL02, [56] 

Koszt leku 

 

 
 

Wnioskodawca 

Koszt podawania 108,16 PLN (5.08.07.0000004 „przyjęcie pacjenta w trybie ambulatoryjnym 
związane z wykonaniem programu” [71]) [56], [71] 

Dodatkowy koszt 
komparatora 

Wczesna LAL-D: 76 673,66 PLN (przeszczep wątroby, przeszczep komórek 
krwiotwórczych, transfuzje krwi) 

Późna LAL-D: 0 PLN 

LAL-1-NH01, 
[41], [48], [56], 
[66], [67], [114] 

Koszt 
monitorowania i 

kwalifikacji, 
roczny 

1 519,50 PLN dla pacjentów z wczesną LAL-D (średnio w roku: 3 konsultacje 
W11 i 18,5 konsultacji W12 [56], [65]);  

 
437,16 PLN dla pacjentów z późną LAL-D (średnio w roku: 1 świadczenie 

5.08.07.0000004, 3 konsultacje W12 i 1 konsultacja W17 [56], [65]). 

[56], [65] 

Koszt stanów: 
wczesna LAL-D 

 
Stan Sumaryczny koszt 

„HS1: Infantile-presentation 
LAL-D [initial hospitalization]” 

56 763,45 PLN/miesięcy (średnia 
ważona pobytem) przez 3,22 

miesiąca 

„HS2: Intensive care” 80 172,38 PLN/miesięcy (1 pacjent z 
zgonem) 

„HS3: Infantile-presentation 
LAL-D [post- hospitalization]” 

(<1 r.ż.) 
1 140,97 PLN/miesięcy 

„HS3: Infantile-presentation 
LAL-D [post- hospitalization]” 

(1- 2 r.ż.) 
753,97 PLN/miesięcy 

„HS3: Infantile-presentation 
LAL-D [post- hospitalization]” 

(2-3 r.ż.) 
679,69 PLN/miesięcy 

„HS3: Infantile-presentation 
LAL-D [post- hospitalization]” 

(3- 5 r.ż.) 
Lub  

„HS4: Kanuma related QoL and 
survival” (>5 lat) 

135,80 PLN/miesięcy 

Stan HS3 i HS4 – żywienie 
dojelitowe 

8 248,56 PLN/miesięcy do 
ukończenia 1 r.ż. 

0 PLN/miesięcy w kolejnych latach 

Założenia 
modelu 

oryginalnego 
zaadaptowane 
do warunków 
polskich, [48], 
[56], [64]-[72] 



Kanuma® (sebelipaza alfa) do stosowania w długookresowej enzymatycznej terapii zastępczej u pacjentów w 
każdym wieku z niedoborem lizosomalnej kwaśnej lipazy w ramach programu lekowego. Analiza wpływu na system 
ochrony zdrowia.  
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Parametr / 
założenie Wartość parametru Źródło 

 
 
 

Ryzyko zgonu: 
wczesna LAL-D 

Do końca 5 roku życia – dane Kaplana-Meiera z badań LAL-CL03, LAL-CL08 i 
LAL-1-NH01 

Po 5 roku życia: ryzyko zgonu na poziomie osoby z populacji generalnej Polski 

LAL-CL03 i LAL-
CL08 vs LAL-1-

NH01 
Tablice trwania 

życia [46] 

Roczny koszt 
stanów: późna 

LAL-D 

 

Stan F0, stan F1 

Stan F2, stan F3 

Marskość 

Zdekompensowana marskość 

Rak wątrobowokomórkowy 

Przeszczep wątroby 

 
 
 

Kaczor 2012 
[49], [55], [56] 

Późna LAL-D: 
wskaźnik 
progresji 

zwłóknienia 
wątroby 

(przejścia od F0 
do F4) 

0,19/rok LAL-CL02, [75], 
[80] 

Późna LAL-D: 
prawdopodobieńs

twa przejść w 
obrębie 

zaawansowanej 
choroby 

 
Ze stanu F4 (CCC) 

do DCC  
do HCC  

do zgonu  
Ze stanu DCC 

do HCC  
do przeszczepu  

do zgonu  
Ze stanu HCC 

do przeszczepu  
do zgonu  

Ze stanu przeszczep 
Brak zgonu (do F0)  

 
 

Mahady 2012 
[99], Younossi 

2016 [98] 

Późna LAL-D: 
efekt SA 

 LAL-CL02 i LAL-
CL06 

Ryzyko zgonu: 
późna LAL-D 

 
 

 
Tablice trwania 

życia [46] 
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Koszt wnioskowanej technologii określono na podstawie zależnej od wieku pacjenta masy ciała, 

dawkowania leku, parametru „okres przeżycia w roku” (parametr uwzględniał potencjalne zgonu w roku) 

i wskaźnika compliance. 

 

Opierając się na Wytycznych przeprowadzania ocen technologii medycznych [1], w ramach niniejszej 
analizy wpływu na budżet nie uwzględniono dyskontowania. 

 

2.8. METODY ESTYMACJI WYNIKÓW ANALIZY W UJĘCIU POPULACYJNYM 

 

Zastosowana w niniejszej analizie metoda estymacji wyników w ujęciu populacyjnym uwzględnia 

obserwację liczby pacjentów włączanych do modelu w danym momencie horyzontu czasowego do końca 

danego roku lub wystąpienia zgonu. Pozwala określić sumaryczne zużycie danych zasobów lub 

sumaryczne koszty w ujęciu populacyjnym na podstawie wyników modeli Analizy ekonomicznej [122], 
wyrażonych jako koszt lub zużycie danego zasobu medycznego w danym roku od rozpoczęcia leczenia 

w przeliczeniu na pacjenta rozpoczynającego leczenie. 

 

W uproszczeniu, suma (po wszystkich miesiącach danego roku) iloczynów liczby pacjentów włączanych 

do obserwacji w danym miesiącu oraz zużycia danego zasobu medycznego w okresie od włączenia (w 

przypadku roku 1.) do zakończenia danego roku i jego kosztu jednostkowego pozwala określić całkowite 

wydatki wśród pacjentów w stanie klinicznym wskazanym we wniosku w danym roku. 

 

W pierwszej kolejności oceniono liczbę pacjentów mogących rozpoczynać leczenie z wykorzystaniem 
porównywanych interwencji każdego miesiąca należącego do horyzontu czasowego analizy, a następnie 

określono wydatki z budżetu płatnika publicznego przy uwzględnieniu wyników modelu Analizy 

ekonomicznej [122]. 

Wykorzystano wyniki modeli analizy ekonomicznej [122] pod postacią zużycia zasobów lub kosztu w 

danym roku z pierwszych dwóch lat obserwacji przypadających na pacjenta rozpoczynającego leczenie 

z wykorzystaniem porównywanych interwencji (dane niezdyskontowane, uwzględniające zdarzenia 

wykluczające z leczenia. Dane roczne następnie przekonwertowano na dane miesięczne i wykorzystano 

w modelowaniu (parametr dla każdego z 24 miesięcy pierwszych 2 lat okresu obserwacji modeli analizy 
ekonomicznej [122] oznaczono jako 𝑍𝑍𝑘𝑘 =  𝑍𝑍1, 𝑍𝑍2, …, 𝑍𝑍24). 

 

Następnie dysponując informacjami na temat liczby pacjentów rozpoczynających leczenie wnioskowaną 
technologią każdego miesiąca horyzontu czasowego analizy wpływu na budżet (𝑃𝑃𝑖𝑖 = 𝑃𝑃1, 𝑃𝑃2, …, 𝑃𝑃24) 

określono sumaryczny koszt/zużycie zasobu wśród wszystkich chorych zgodnie z algorytmem: 

• w roku 1. wśród pacjentów rozpoczynających leczenie w 1. roku.: 
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��𝑃𝑃𝑖𝑖 × � 𝑍𝑍𝑘𝑘
12−𝑖𝑖

𝑘𝑘=1
�

12

𝑖𝑖=1

 

• w roku 2. wśród pacjentów rozpoczynających leczenie w 1. roku.: 

��𝑃𝑃𝑖𝑖 × � 𝑍𝑍𝑘𝑘
24−𝑖𝑖

𝑘𝑘=12−𝑖𝑖+1
�

12

𝑖𝑖=1

 

 

• w roku 2. wśród pacjentów rozpoczynających leczenie w 2. roku.: 

� �𝑃𝑃𝑖𝑖 × � 𝑍𝑍𝑘𝑘
24−𝑖𝑖+1

𝑘𝑘=1
�

24

𝑖𝑖=13

 

Gdzie: 𝑖𝑖 oznacza numer miesiąca horyzontu czasowego analizy wpływu na budżet, a 𝑘𝑘 – numer miesiąca 

od rozpoczęcia leczenia w obrębie modeli analizy ekonomicznej. 

 

Każdy pacjent włączany do analizy wpływu na budżet generował koszt określony na podstawie modelu 

analizy ekonomicznej [122] od momentu włączenia do analizy wpływu na budżet (pierwszego miesiąca 
modeli analizy ekonomicznej [122], tj. 𝑘𝑘 = 1) do końca horyzontu czasowego obserwacji analizy wpływu 

na budżet (tj. odpowiadającemu cyklowi analizy ekonomicznej: 𝑘𝑘 = 24 − 𝑛𝑛𝑛𝑛 𝑐𝑐𝑐𝑐𝑐𝑐𝑐𝑐𝑐𝑐 𝑤𝑤łą𝑐𝑐𝑐𝑐𝑐𝑐𝑐𝑐𝑐𝑐𝑐𝑐 𝑑𝑑𝑑𝑑 𝐵𝐵𝐵𝐵𝐵𝐵 +

1). Szczegóły przedstawiono w arkuszu „Obliczenia_BIA” modelu. 

 
W ramach analizy podstawowej uwzględniono równomierne w roku włączanie pacjentów do analizy (tj. 

prawdopodobieństwo włączenia danej kohorty do modelu w danym miesiącu na poziomie 1/12). W 

ramach analizy wrażliwości testowano wariant zakładający włącznie wszystkich pacjentów na początku 

każdego roku. 

 

2.9. ANALIZA WRAŻLIWOŚCI I WYKAZ PARAMETRÓW ANALIZY WPŁYWU NA 

BUDŻET  

 
W ramach analizy podstawowej uwzględniono trzy warianty:  

• „prawdopodobny”, uwzględniający realistyczne wartości parametrów dotyczących liczebności 

analizowanej populacji i wpływu refundacji wnioskowanej technologii na budżet płatnika 
publicznego;  

• „minimalny”, uwzględniający skrajne założenia i wartości z zakresu niepewności parametrów 

dotyczących liczebności analizowanej populacji, generujące minimalne wydatki z budżetu;  

• „maksymalny”, uwzględniający skrajne założenia i wartości zakresu niepewności parametrów 

dotyczących liczebności analizowanej populacji, generujące maksymalne wydatki z budżetu. 

 



2.9. Analiza wrażliwości i wykaz parametrów analizy wpływu na budżet 
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Parametry poszczególnych wariantów zostały przedstawione w tabeli poniżej (szczegóły dotyczące 

parametrów oceny wielkości populacji zostały przedstawiono w rozdziale 2.5.). 

 
Tabela 10. Charakterystyka wariantów liczebności populacji docelowej uwzględnionych w ramach analizy 
podstawowej. 

 Wariant 
prawdopodobny 

Wariant 
minimalny 

Wariant 
maksymalny 

Roczna zapadalność na LAL-D w 
Polsce - wybór źródła danych: 

choroba 
Wolmana 

opinia ekspertów - 
poprzednia BIA: 

średnia 

opinia 
ekspertów - 

poprzednia BIA: 
minimum 

opinia 
ekspertów - 

poprzednia BIA: 
maksimum 

CESD 
opinia ekspertów - 
poprzednia BIA: 

średnia 

opinia 
ekspertów - 

poprzednia BIA: 
minimum 

opinia 
ekspertów - 

poprzednia BIA: 
maksimum 

Roczna zapadalność na LAL-D w 
Polsce - liczba pacjentów rocznie: 

choroba 
Wolmana 1,50 1,00 2,00 

CESD 3,93 2,86 5,00 

Średnia długość życia od 
rozpoznania LAL-D 

choroba 
Wolmana 1,00 1,00 1,00 

CESD 15,50 15,50 15,50 

% prawidłowo zdiagnozowanych 

choroba 
Wolmana 50% 50% 50% 

CESD 51% 51% 51% 

Wyniki: chorobowość LAL-D w 
Polsce (poprawnie zdiagnozowani i 

niepoprawnie zdiagnozowani) 

choroba 
Wolmana 

CESD 

Wyniki: chorobowość LAL-D w 
Polsce (tylko zdiagnozowani) 

choroba 
Wolmana 

CESD 

Wyniki: zachorowania rocznie na 
LAL-D w Polsce (tylko 

zdiagnozowani) 

choroba 
Wolmana 

CESD 

Stopień wykorzystania Kanuma w 
przypadku refundacji - choroba 

Wolmana 

rok 1 
(chorobowość) 70,0% 50,0% 90,0% 

rok 2 
(zapadalność) 87,5% 80,0% 100,0% 

Stopień wykorzystania Kanuma w 
przypadku refundacji -CESD 

rok 1 
(chorobowość) 70,0% 50,0% 90,0% 

rok 2 
(zapadalność) 87,5% 80,0% 100,0% 

Wyniki: Liczba pacjentów 
rozpoczynających leczenie Kanuma 

- ROK 1 

choroba 
Wolmana 

CESD 

Wyniki: Liczba pacjentów 
rozpoczynających leczenie Kanuma 

- ROK 2 

choroba 
Wolmana 

CESD 
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 Wariant 
prawdopodobny 

Wariant 
minimalny 

Wariant 
maksymalny 

Struktura populacji pacjentów z 
CESD 

dzieci 50% 50% 50% 

dorośli 50% 50% 50% 

 

Bezpośrednie dane wejściowe z zakresu kosztów i zużycia zasobów medycznych zostały szczegółowo 

opisane w Analizie ekonomicznej [122] – wszystkie dane wejściowe modelu z wyłączeniem wag 

użyteczności stanowią również parametry niniejszej analizy wpływu na budżet. Podsumowanie założeń 

kosztowych znajduje się w tabela 9. 
 

W ramach analizy wrażliwości rozpatrywano scenariusze opisane w tabeli poniżej.  

 
Tabela 11. Opis scenariuszy analizy wrażliwości. 

Nr Opis scenariusza Wariant liczebności 

SA 00 

Analiza podstawowa 

Wariant prawdopodobny 

SA 01 Wariant minimalny 

SA 02 Wariant maksymalny 

SA 03 

Zapadalność LAL-D: 
ch.Wolmana 

Australia, 1980-1996; uwzględniono dla 2022; PBAC 

SA 04 maksymalna estymacja na podstawie dostępnych danych - PBAC za NICE 

SA 05 minimalna estymacja na podstawie dostępnych danych - PBAC za NICE 

SA 06 maksymalna estymacja na podstawie dostępnych danych 

SA 07 opinia ekspertów - poprzednia BIA: średnia 

SA 08 opinia ekspertów - poprzednia BIA: minimum 

SA 09 opinia ekspertów - poprzednia BIA: maksimum 

SA 10 maksymalna wartość wg opublikowanych danych - APD 

SA 11 

Zapadalność LAL-D: 
CESD 

Czechy 2010, zapadalność w całym życiu - kaukaska populacja [89] 

SA 12 USA 2013, zapadalność w całym życiu - kaukaska populacja [89] 

SA 13 opinia ekspertów - poprzednia BIA: średnia 

SA 14 opinia ekspertów - poprzednia BIA: minimum 

SA 15 opinia ekspertów - poprzednia BIA: maksimum 

SA 16 minimalna estymacja na podstawie dostępnych danych 

SA 17 analiza genomów 2019- minimalna wartość 

SA 18 analiza genomów 2019 - maksymalna wartość 

SA 19 meta-analiza danych genetycznych, 2019 

SA 20 Odsetek dorosłych z późną LAL-D zgodnie z wynikami badania ARISE 

SA 21 Chorobowość CESD: wyłącznie obliczenia na podstawie zapadalności (iloczyn parametrów 1b, 2 i 3 dający 
liczebność na poziomie: 31,0; 22,6; 39,4 pacjentów 

SA 22 Wszyscy pacjenci włączani do analizy na początku każdego roku 
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Nr Opis scenariusza Wariant liczebności 

SA 23 CUA WD-SA 00: Analiza podstawowa - , CESD-SA 00: Analiza podstawowa 
- Wariant prawdopodobny 

SA 24 CUA WD-SA 01: Odsetek płci męskiej: 0 -100% - 0, CESD-SA 01: Odsetek 
płci męskiej: 0 -100% - 0 Wariant prawdopodobny 

SA 25 CUA WD-SA 02: Odsetek płci męskiej: 0 -100% - 1, CESD-SA 02: Odsetek 
płci męskiej: 0 -100% - 1 Wariant prawdopodobny 

SA 26 CUA 
WD-SA 03: Wagi użyteczności populacji generalnej: 95% CI - 95% 
LCI, CESD-SA 03: Wagi użyteczności populacji generalnej: 95% CI - 

95% LCI 
Wariant prawdopodobny 

SA 27 CUA 
WD-SA 04: Wagi użyteczności populacji generalnej: 95% CI - 95% 

UCI, CESD-SA 04: Wagi użyteczności populacji generalnej: 95% CI - 
95% UCI 

Wariant prawdopodobny 

SA 28 CUA 
WD-SA 05: Utrata użyteczności wynikająca ze zdarzeń: 95% CI - 

95% LCI, CESD-SA 05: Utrata użyteczności wynikająca ze zdarzeń: 
95% CI - 95% LCI 

Wariant prawdopodobny 

SA 29 CUA 
WD-SA 06: Utrata użyteczności wynikająca ze zdarzeń: 95% CI - 

95% UCI, CESD-SA 06: Utrata użyteczności wynikająca ze zdarzeń: 
95% CI - 95% UCI 

Wariant prawdopodobny 

SA 30 CUA WD-SA 07: Masa ciała pacjentów: 95% CI - 95% LCI, CESD-SA 07: 
Masa ciała pacjentów: 95% CI - 95% LCI Wariant prawdopodobny 

SA 31 CUA WD-SA 08: Masa ciała pacjentów: 95% CI - 95% UCI, CESD-SA 08: 
Masa ciała pacjentów: 95% CI - 95% UCI Wariant prawdopodobny 

SA 32 CUA WD-SA 09: Koszty jednostkowe: min. - maks. - 95% LCI, CESD-SA 
09: Koszty jednostkowe: min. - maks. - 95% LCI Wariant prawdopodobny 

SA 33 CUA WD-SA 10: Koszty jednostkowe: min. - maks. - 95% UCI, CESD-SA 
10: Koszty jednostkowe: min. - maks. - 95% UCI Wariant prawdopodobny 

SA 34 CUA WD-SA 11: Długość korzystania z zasobów medycznych: ±100% - -
100% Wariant prawdopodobny 

SA 35 CUA CESD-SA 11: Prawdopodobieństwa przejść w zaawansowanej 
chorobie: 95% CI - 95% LCI Wariant prawdopodobny 

SA 36 CUA WD-SA 12: Długość korzystania z zasobów medycznych: ±100% - 
+100% Wariant prawdopodobny 

SA 37 CUA CESD-SA 12: Prawdopodobieństwa przejść w zaawansowanej 
chorobie: 95% CI - 95% UCI Wariant prawdopodobny 

SA 38 CUA WD-SA 13: Odsetek pacjentów korzystających z zasobów 
medycznych: ±100% - -100% Wariant prawdopodobny 

SA 39 CUA CESD-SA 13: Wskaźnik progresji czynności wątroby: 95% CI - 95% 
LCI Wariant prawdopodobny 

SA 40 CUA WD-SA 14: Odsetek pacjentów korzystających z zasobów 
medycznych: ±100% - +100% Wariant prawdopodobny 

SA 41 CUA CESD-SA 14: Wskaźnik progresji czynności wątroby: 95% CI - 95% 
UCI Wariant prawdopodobny 

SA 42 CUA WD-SA 15: Częstotliwość zużycia zasobów medycznych: ±100% - -
100% Wariant prawdopodobny 

SA 43 CUA CESD-SA 15: Prawdopodobieństwo regresji choroby (rok 1): 95% CI - 
95% LCI Wariant prawdopodobny 

SA 44 CUA WD-SA 16: Częstotliwość zużycia zasobów medycznych: ±100% - 
+100% Wariant prawdopodobny 
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Nr Opis scenariusza Wariant liczebności 

SA 45 CUA CESD-SA 16: Prawdopodobieństwo regresji choroby (rok 1): 95% CI - 
95% UCI Wariant prawdopodobny 

SA 46 CUA WD-SA 17: Odsetek pacjentów zwiększających dawkę: ±100% - -
100% Wariant prawdopodobny 

SA 47 CUA CESD-SA 17: Wiek pacjenta: 5-60 lat - 5 lat Wariant prawdopodobny 

SA 48 CUA WD-SA 18: Odsetek pacjentów zwiększających dawkę: ±100% - 
+100% Wariant prawdopodobny 

SA 49 CUA CESD-SA 18: Wiek pacjenta: 5-60 lat - 20 lat Wariant prawdopodobny 

SA 50 CUA WD-SA 19: Moment zwiększenia dawki: ±100% - -100% Wariant prawdopodobny 

SA 51 CUA CESD-SA 19: Wiek pacjenta: 5-60 lat - 40 lat Wariant prawdopodobny 

SA 52 CUA WD-SA 20: Moment zwiększenia dawki: ±100% - +100% Wariant prawdopodobny 

SA 53 CUA CESD-SA 20: Wiek pacjenta: 5-60 lat - 60 lat Wariant prawdopodobny 

SA 54 CUA WD-SA 21: Stopy dyskontowe: ±100% - -100% (0%), CESD-SA 21: 
Stopy dyskontowe: ±100% - -100% (0%) Wariant prawdopodobny 

SA 55 CUA WD-SA 22: Stopy dyskontowe: ±100% - +100%, CESD-SA 22: Stopy 
dyskontowe: ±100% - +100% Wariant prawdopodobny 

SA 56 CUA WD-SA 23: Horyzont czasowy: 3 - 100 lat - 3 lata, CESD-SA 23: 
Horyzont czasowy: 30 - 100 lat - 30 lat Wariant prawdopodobny 

SA 57 CUA WD-SA 24: Horyzont czasowy: 3 - 100 lat - 100 lat, CESD-SA 24: 
Horyzont czasowy: 30 - 100 lat - 100 lat Wariant prawdopodobny 

SA 58 CUA WD-SA 25: Wskaźnik compliance: 95% CI - 95% LCI, CESD-SA 25: 
Wskaźnik compliance: 95% CI - 95% LCI Wariant prawdopodobny 

SA 59 CUA WD-SA 26: Wskaźnik compliance: 95% CI - 95% UCI, CESD-SA 26: 
Wskaźnik compliance: 95% CI - 95% UCI Wariant prawdopodobny 

SA 60 CUA WD-SA 27: Modele OS zależnego od LAL-D (BSC i Kanuma) - Kaplan 
Meier Wariant prawdopodobny 

SA 61 CUA CESD-SA 27: Alternatywne scenariusze skuteczności Kanuma - 
dozwolona progresja z F4 Wariant prawdopodobny 

SA 62 CUA WD-SA 28: Modele OS zależnego od LAL-D (BSC i Kanuma) - 
Exponential Wariant prawdopodobny 

SA 63 CUA CESD-SA 28: Alternatywne scenariusze skuteczności Kanuma - 
regresja w kolejnych latach Wariant prawdopodobny 

SA 64 CUA WD-SA 29: Modele OS zależnego od LAL-D (BSC i Kanuma) - Weibull Wariant prawdopodobny 

SA 65 CUA CESD-SA 29: Alternatywne scenariusze skuteczności Kanuma - 
regresja w kolejnych latach; progresja z F4 Wariant prawdopodobny 

SA 66 CUA WD-SA 30: Modele OS zależnego od LAL-D (BSC i Kanuma) - Log-
normal Wariant prawdopodobny 

SA 67 CUA CESD-SA 30: Alternatywne scenariusze skuteczności Kanuma - 100% 
regresja choroby Wariant prawdopodobny 
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Nr Opis scenariusza Wariant liczebności 

SA 68 CUA WD-SA 31: Modele OS zależnego od LAL-D (BSC i Kanuma) - 
Gompertz Wariant prawdopodobny 

SA 69 CUA CESD-SA 31: Alternatywne scenariusze skuteczności Kanuma - 100% 
regresja choroby, progresja z F4 Wariant prawdopodobny 

SA 70 CUA WD-SA 32: Modele OS zależnego od LAL-D (BSC i Kanuma) - Log-
logistic Wariant prawdopodobny 

SA 71 CUA CESD-SA 32: Alternatywne scenariusze skuteczności Kanuma - 
CL02/06 1-year pooled data Wariant prawdopodobny 

SA 72 CUA WD-SA 33: Modele OS zależnego od LAL-D (BSC i Kanuma) - Gen. 
Gamma Wariant prawdopodobny 

SA 73 CUA CESD-SA 33: Alternatywne scenariusze skuteczności Kanuma - 
Unadjusted (BSC) Wariant prawdopodobny 

SA 74 CUA WD-SA 34: Uwzględnienie pacjenta 5-001 w grupie Kanuma (zgon) - Wariant prawdopodobny 

SA 75 CUA CESD-SA 34: Alternatywne scenariusze skuteczności Kanuma - 2-
stopniowa regresja Wariant prawdopodobny 

SA 76 CUA 
WD-SA 35: Surowe dane wag użyteczności osób z populacji 

generalnej, bez intra i ekstrapolacji - , CESD-SA 35: Surowe dane 
wag użyteczności osób z populacji generalnej, bez intra i ekstrapolacji 

- 
Wariant prawdopodobny 

SA 77 CUA WD-SA 36: Wpływ żałoby opiekuna na jakość życia - Wariant prawdopodobny 

SA 78 CUA CESD-SA 36: Brak korekty połowy cyklu - Wariant prawdopodobny 

SA 79 CUA WD-SA 37: Z kosztem niewykorzystanej części fiolki - , CESD-SA 37: 
Z kosztem niewykorzystanej części fiolki - Wariant prawdopodobny 

SA 80 CUA WD-SA 38: Zintensyfikowane dawkowanie: 0% - 100% dawki 5 
mg/kg - 0 Wariant prawdopodobny 

SA 81 CUA CESD-SA 38: Wagi użyteczności na podstawie Mahady et al. (2012) - Wariant prawdopodobny 

SA 82 CUA WD-SA 39: Zintensyfikowane dawkowanie: 0% - 100% dawki 5 
mg/kg - 1 Wariant prawdopodobny 

SA 83 CUA CESD-SA 40: Dawka 3 mg/kg u 50%  Wariant prawdopodobny 

SA 84 CUA CESD-SA 41: Opcjonalne źródła danych na temat ryzyka progresji w 
zaawansowanej chorobie - Mahady et al. (2012) Wariant prawdopodobny 

SA 85 CUA CESD-SA 42: Opcjonalne źródła danych na temat ryzyka progresji w 
zaawansowanej chorobie - Zhang et al. (2015) Wariant prawdopodobny 

SA 86 CUA CESD-SA 43: Opcjonalne źródła danych na temat ryzyka progresji w 
zaawansowanej chorobie - Younossi et al. (2016) Wariant prawdopodobny 

SA 87 CUA Uwzględnione zdarzenia niepożądane Wariant prawdopodobny 
SA 88 CUA Koszt dodatkowych leków Wariant prawdopodobny 
SA 89 CUA Bez kosztu BSC we wczesnej LAL-D Wariant prawdopodobny 
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3. WYNIKI ANALIZY WPŁYWU NA BUDŻET 

 

3.1. AKTUALNE WYDATKI Z BUDŻETU PŁATNIKA PUBLICZNEGO 
 

Obecnie produkt leczniczy Kanuma® nie jest finansowany ze środków publicznych w analizowanym 

wskazaniu i tym samym składowa kosztów opieki nad pacjentami w stanie klinicznym wskazanym we 

wniosku, uwzględniająca podawanie analizowanego produktu, nie występuje.  

 

Prognozy aktualnych wydatków wśród pacjentów w stanie klinicznym wskazanym we wniosku 

przedstawiono w kolejnym rozdziale (scenariusz istniejący). Nie są dostępne inne informacje na temat 

aktualnych wydatków wśród chorych, którzy będą mogli stosować wnioskowaną technologię  
w przypadku jej refundacji i ze względu na brak danych nie jest możliwe określenie tych wydatków w 

inny sposób niż przy uwzględnieniu modelu analizy wpływu na budżet (dane przedstawiono w kolejnym 

rozdziale)  

 

3.2. WARIANT PRAWDOPODOBNY, MINIMALNY I MAKSYMALNY 

 

Wyniki analizy wpływu na budżet przedstawiono poniżej. 

 
 



3.2. Wariant prawdopodobny, minimalny i maksymalny 
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Tabela 12. Wyniki analizy wpływu na budżet. Wariant prawdopodobny. 
  Nowy scenariusz Scenariusz istniejący Różnica (nowy - istniejący) 

Sumaryczne wydatki, bez RSS 
Rok 1 25 873 833 PLN 101 981 PLN 25 771 852 PLN 
Rok 2 52 074 822 PLN 212 814 PLN 51 862 008 PLN 

Sumaryczne wydatki, z RSS 
Rok 1 
Rok 2 

Koszt Kanuma, bez RSS 
Rok 1 
Rok 2 

Koszt Kanuma, z RSS 
Rok 1 
Rok 2 

Koszt diagnostyki w programie 
Rok 1 
Rok 2 

Koszt podawania w programie 
Rok 1 
Rok 2 

Pozostałe koszty 
Rok 1 
Rok 2 

 
Tabela 13. Wyniki analizy wpływu na budżet. Wariant minimalny. 

  Nowy scenariusz Scenariusz istniejący Różnica (nowy - istniejący) 

Sumaryczne wydatki, bez RSS 
Rok 1 11 124 092 PLN 47 678 PLN 11 076 414 PLN 
Rok 2 23 140 468 PLN 113 875 PLN 23 026 593 PLN 

Sumaryczne wydatki, z RSS 
Rok 1 
Rok 2 

Koszt Kanuma, bez RSS 
Rok 1 
Rok 2 

Koszt Kanuma, z RSS 
Rok 1 
Rok 2 

Koszt diagnostyki w programie Rok 1 



Kanuma® (sebelipaza alfa) do stosowania w długookresowej enzymatycznej terapii zastępczej u pacjentów w każdym wieku z niedoborem lizosomalnej kwaśnej lipazy w ramach 
programu lekowego. Analiza wpływu na system ochrony zdrowia. 
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  Nowy scenariusz Scenariusz istniejący Różnica (nowy - istniejący) 
Rok 2 

Koszt podawania w programie 
Rok 1 
Rok 2 

Pozostałe koszty 
Rok 1 
Rok 2 

 
Tabela 14. Wyniki analizy wpływu na budżet. Wariant maksymalny. 

  Nowy scenariusz Scenariusz istniejący Różnica (nowy - istniejący) 

Sumaryczne wydatki, bez RSS 
Rok 1 41 339 256 PLN 172 597 PLN 41 166 658 PLN 
Rok 2 82 752 222 PLN 340 147 PLN 82 412 075 PLN 

Sumaryczne wydatki, z RSS 
Rok 1 
Rok 2 

Koszt Kanuma, bez RSS 
Rok 1 
Rok 2 

Koszt Kanuma, z RSS 
Rok 1 
Rok 2 

Koszt diagnostyki w programie 
Rok 1 
Rok 2 

Koszt podawania w programie 
Rok 1 
Rok 2 

Pozostałe koszty 
Rok 1 
Rok 2 
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Wyniki przeprowadzonej analizy wpływu na budżet wskazują, że podjęcie pozytywnej decyzji dotyczącej 

finansowania ze środków publicznych stosowania produktu leczniczego Kanuma® (sebelipaza alfa) we 

wnioskowanym wskazaniu będzie związane ze wzrostem wydatków z budżetu płatnika publicznego 

przeznaczonego na finansowanie świadczeń medycznych wśród pacjentów z analizowanej populacji.  

 
Wyniki analizy wpływu na budżet świadczą, że finansowanie wnioskowanej technologii ze środków 

publicznych będzie związane z inkrementalną zmianą całkowitych wydatków płatnika publicznego na 

świadczenia medyczne gwarantowane pacjentom z analizowanej populacji wynoszącą: 

• przy pominięciu RSS: 

o 25 771 852 PLN (maksymalny zakres: 11 076 414 PLN – 41 166 658PLN) w 1. roku; 

o 51 862 008 PLN (maksymalny zakres: 23 026 593 PLN – 82 412 075 PLN) w 2. roku; 

• przy uwzględnieniu RSS: 

Najwyższy udział w dodatkowych nakładach finansowych miała populacja dorosłych chorych z późną 

postacią LAL-D (por. rozdział 14.). 

 

3.3. ANALIZA WRAŻLIWOŚCI 
 

Wyniki analizy wrażliwości dla analizy wpływu na budżet przedstawiono w tabeli poniżej. Szczegółowe 

wyniki znajdują się w arkuszu „SA_BIA” modelu dołączonego do opracowania. 

 



Kanuma® (sebelipaza alfa) do stosowania w długookresowej enzymatycznej terapii zastępczej u pacjentów w każdym wieku z niedoborem lizosomalnej kwaśnej lipazy w ramach 
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Tabela 15. Wyniki analizy wrażliwości. 

Nr 

Liczba pacjentów 
rozpoczynających 

leczenie 
Liczba leczonych 

pacjentów 
Koszt Kanuma bez RSS, 

PLN 
Koszt Kanuma z RSS, 

PLN 
Wynik BIA bez RSS, 

PLN Wynik BIA z RSS, PLN 

Rok 1 Rok 2 Rok 1 Rok 2 Rok 1 Rok 2 Rok 1 Rok 2 Rok 1 Rok 2 Rok 1 Rok 2 
SA 00 18 2 18 20 
SA 01 8 2 8 9 
SA 02 29 4 29 32 
SA 03 18 2 18 20 
SA 04 18 2 18 20 
SA 05 18 2 18 19 
SA 06 19 3 19 22 
SA 07 18 2 18 20 
SA 08 18 2 18 20 
SA 09 18 3 18 21 
SA 10 18 2 18 20 
SA 11 5 1 5 6 
SA 12 21 2 21 23 
SA 13 22 2 22 25 
SA 14 16 2 16 18 
SA 15 28 3 28 31 
SA 16 6 1 6 7 
SA 17 6 1 6 7 
SA 18 11 1 11 12 
SA 19 10 1 10 11 
SA 20 18 2 18 20 
SA 21 22 2 22 25 
SA 22 18 2 18 20 
SA 23 18 2 18 20 
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Nr 

Liczba pacjentów 
rozpoczynających 

leczenie 
Liczba leczonych 

pacjentów 
Koszt Kanuma bez RSS, 

PLN 
Koszt Kanuma z RSS, 

PLN 
Wynik BIA bez RSS, 

PLN Wynik BIA z RSS, PLN 

Rok 1 Rok 2 Rok 1 Rok 2 Rok 1 Rok 2 Rok 1 Rok 2 Rok 1 Rok 2 Rok 1 Rok 2 
SA 24 18 2 18 20 
SA 25 18 2 18 20 
SA 26 18 2 18 20 
SA 27 18 2 18 20 
SA 28 18 2 18 20 
SA 29 18 2 18 20 
SA 30 18 2 18 20 
SA 31 18 2 18 20 
SA 32 18 2 18 20 
SA 33 18 2 18 20 
SA 34 18 2 18 20 
SA 35 18 2 18 20 
SA 36 18 2 18 20 
SA 37 18 2 18 20 
SA 38 18 2 18 20 
SA 39 18 2 18 20 
SA 40 18 2 18 20 
SA 41 18 2 18 20 
SA 42 18 2 18 20 
SA 43 18 2 18 20 
SA 44 18 2 18 20 
SA 45 18 2 18 20 
SA 46 18 2 18 20 
SA 47 18 2 18 20 
SA 48 18 2 18 20 



Kanuma® (sebelipaza alfa) do stosowania w długookresowej enzymatycznej terapii zastępczej u pacjentów w każdym wieku z niedoborem lizosomalnej kwaśnej lipazy w ramach 
programu lekowego. Analiza wpływu na system ochrony zdrowia. 
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Nr 

Liczba pacjentów 
rozpoczynających 

leczenie 
Liczba leczonych 

pacjentów 
Koszt Kanuma bez RSS, 

PLN 
Koszt Kanuma z RSS, 

PLN 
Wynik BIA bez RSS, 

PLN Wynik BIA z RSS, PLN 

Rok 1 Rok 2 Rok 1 Rok 2 Rok 1 Rok 2 Rok 1 Rok 2 Rok 1 Rok 2 Rok 1 Rok 2 
SA 49 18 2 18 20 
SA 50 18 2 18 20 
SA 51 18 2 18 20 
SA 52 18 2 18 20 
SA 53 18 2 18 20 
SA 54 18 2 18 20 
SA 55 18 2 18 20 
SA 56 18 2 18 20 
SA 57 18 2 18 20 
SA 58 18 2 18 20 
SA 59 18 2 18 20 
SA 60 18 2 18 20 
SA 61 18 2 18 20 
SA 62 18 2 18 20 
SA 63 18 2 18 20 
SA 64 18 2 18 20 
SA 65 18 2 18 20 
SA 66 18 2 18 20 
SA 67 18 2 18 20 
SA 68 18 2 18 20 
SA 69 18 2 18 20 
SA 70 18 2 18 20 
SA 71 18 2 18 20 
SA 72 18 2 18 20 
SA 73 18 2 18 20 
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Nr 

Liczba pacjentów 
rozpoczynających 

leczenie 
Liczba leczonych 

pacjentów 
Koszt Kanuma bez RSS, 

PLN 
Koszt Kanuma z RSS, 

PLN 
Wynik BIA bez RSS, 

PLN Wynik BIA z RSS, PLN 

Rok 1 Rok 2 Rok 1 Rok 2 Rok 1 Rok 2 Rok 1 Rok 2 Rok 1 Rok 2 Rok 1 Rok 2 
SA 74 18 2 18 20 
SA 75 18 2 18 20 
SA 76 18 2 18 20 
SA 77 18 2 18 20 
SA 78 18 2 18 20 
SA 79 18 2 18 20 
SA 80 18 2 18 20 
SA 81 18 2 18 20 
SA 82 18 2 18 20 
SA 83 18 2 18 20 
SA 84 18 2 18 20 
SA 85 18 2 18 20 
SA 86 18 2 18 20 
SA 87 18 2 18 20 
SA 88 18 2 18 20 
SA 89 18 2 18 20 

 

 



Kanuma® (sebelipaza alfa) do stosowania w długookresowej enzymatycznej terapii zastępczej u pacjentów w 
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Wyniki przeprowadzonej analizy wrażliwości potwierdziły przedstawione wnioski i założenia niniejszej 

analizy.  

 
 

 

 

 

 

 

 

 
 

Niemniej jednak w analizie testowano wskaźniki epidemiologiczne określone w literaturze na podstawie 

szczątkowych danych, które odbiegają od realnej sytuacji w Polsce, o czym świadczą m.in. opinie 

ekspertów klinicznych ankietowanych przez AOTMiT [56]. 

 

Nie zidentyfikowano przesłanek do zmiany wniosku z analizy podstawowej. 

 

 
4. ANALIZA ZUŻYTYCH ZASOBÓW   

 

Poniżej przedstawiono informacje na temat estymowanego zużycia podstawowych zasobów 

medycznych w horyzoncie analizy. Ustalono, że największy wpływ na zmiany inkrementalne netto 

wydatków z budżetu płatnika publicznego ma liczba zrefundowanych mg wnioskowanej technologii. 

 
Tabela 16. Ocena zużycia zasobów medycznych – liczba zrefundowanych opakowań leku sebelipazy alfa 
generujących koszt dla płatnika publicznego. 

 Wariant prawdopodobny Wariant minimalny Wariant maksymalny 
Wariant bez RSS 

Rok 1 
Rok 2 

Wariant z RSS (pominięcie opakowań u dorosłych, których koszt zwrócono do płatnika publicznego) 
Rok 1 
Rok 2 

 

 

 
 



5. Analiza wpływu na efekty zdrowotne 
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5. ANALIZA WPŁYWU NA EFEKTY ZDROWOTNE 

 

Nie przeprowadzono szczegółowej analizy wpływu na efekty zdrowotne. Ustalono jedynie, że po objęciu 

refundacją leczenia sebelipazą alfa wśród około 20 pacjentów (od 9 do 32 pacjentów w ramach 

skrajnych scenariuszy) tylko w trakcie pierwszych dwóch lat refundacji wnioskowanej technologii jej 
stosowanie pozwoli uniknąć około 1 zgonu (od 0,6 do 1,7) 

 

Co więcej, w opracowaniu uwzględniono konsekwencje kosztowe wyższej skuteczności klinicznej 

wnioskowanej technologii w porównaniu do BSC, przejawiające się m.in. dłuższym okresem życia 

pacjenta i tym samym dłuższym okresem generowania przez niego kosztów opieki oraz mniejszym 

ryzykiem progresji choroby i tym samym niższymi kosztami leczenia progresji. 

 

 
6. ANALIZA WPŁYWU NA ORGANIZACJĘ UDZIELANIA ŚWIADCZEŃ ZDROWOTNYCH  

 

Stosowanie produktu leczniczego Kanuma® w analizowanym wskazaniu nie nakłada szczególnych 

wymogów na pacjenta czy świadczeniodawcę. Leczenie pacjentów z analizowanej populacji nie wymaga 

dodatkowego wyposażenia placówek medycznych (sprzęt, personel i inne). Ewentualne wymagania 

związane z analizowaną technologią medyczną są już spełnione przez placówki medyczne w Polsce 

obejmujące opieką medyczną pacjentów z analizowanej populacji. 

 

Oceniana technologia obejmuje stosowanie produktu Kanuma® – uważa się, że decyzja  
o finansowaniu ze środków publicznych ocenianej technologii nie będzie wiązała się z dodatkowymi 

nakładami finansowymi ze strony Narodowego Funduszu Zdrowia z tytułu finansowania dodatkowych 

wymagań związanych z tą technologią medyczną (jak transport pacjentki do wysoko 

wyspecjalizowanego ośrodka medycznego, na wizyty czy badania związane z podawaniem ocenianego 

preparatu, finansowanie zakupu dodatkowego sprzętu specjalistycznego, szkoleń pracowników służby 

zdrowia, itp.).  

 

 
7. ASPEKTY ETYCZNE I SPOŁECZNE  

 

W chwili obecnej w Polsce, praktycznie nie ma możliwości stosowania jedynej i najskuteczniejszej opcji 

terapeutycznej leczenia LAL-D – sebelipazy alfa.  

 



Kanuma® (sebelipaza alfa) do stosowania w długookresowej enzymatycznej terapii zastępczej u pacjentów w 
każdym wieku z niedoborem lizosomalnej kwaśnej lipazy w ramach programu lekowego. Analiza wpływu na system 
ochrony zdrowia.  
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Wykazano, że objęcie refundacją wnioskowanej technologii będzie wymagało dodatkowych nakładów 

finansowych z perspektywy płatnika publicznego w przypadku zaakceptowania sugerowanego sposobu 

refundacji. 
 

Dostępne dowody naukowe potwierdzają skuteczność i akceptowalny profil bezpieczeństwa stosowania 

sebelipazy alfa w leczeniu LAL-D [41]. Wnioskowana technologia ma status leku sierocego przypisany 

ze względu na jej stosowanie w rzadkim, zagrażającym życiu lub chronicznie wyniszczającym schorzeniu, 

oraz ze względów ekonomicznych [57]. Przeprowadzone w Analizie ekonomicznej [122] modelowanie 

wykorzystujące racjonalne założenia i wartości parametrów przyjęte na podstawie dostępnych dowodów 

naukowych na skuteczność wnioskowanej technologii w leczeniu LAL-D pozwoliło wykazać znaczną 

poprawę wyników zdrowotnych pacjentów z analizowanej populacji po zastosowaniu wnioskowanej 
technologii. Stosowanie jedynego zarejestrowanego leku w leczeniu LAL-D (sebelipazy alfa) 

powodowało co najmniej kilkukrotne przedłużenie życia pacjenta z LAL-D, istotnie zmniejszając ryzyko 

przedwczesnego zgonu.  

 

Analiza ekonomiczna wykazała, że leczenie sebelipazą alfa pacjentów z wczesną postacią LAL-D co 

najmniej 15-krotnie przedłuża dalsze oczekiwane przeżycie tych pacjentów (średnia długość życia 

określona na poziomie 4,46 roku w grupie SA vs 0,30 roku w grupie BSC w horyzoncie czasowym 6 lat 

[122]), co również znajduje swoje potwierdzenie w porównaniu wyników zdrowotnych pacjentów 
stosujących wnioskowaną terapię z historyczną grupą kontrolną [41]. Dodatkowo określono, że 

stosowanie sebelipazy alfa wśród pacjentów z późną postacią LAL-D powoduje znaczną redukcję tempa 

progresji zmian chorobowych wątroby, co przekłada się na obniżenie ryzyka wystąpienia 

zaawansowanych chorób wątroby (zdekompensowana marskość wątroby, rak wątrobowokomórkowy) i 

związaną z nimi koniecznością przeprowadzenia przeszczepu wątroby i/lub wystąpienia przedwczesnego 

zgonu (długość dalszego życia wynosząca 65,94 roku w grupie leczonej sebelipazą alfa vs 27,57 roku w 

grupie BSC w horyzoncie czasowym 90 lat [122]). 

 

Dodatkowe efekty kliniczne po udostępnieniu pacjentom wnioskowanej technologii mogą przełożyć się 
na istotny wzrost poziomu satysfakcji pacjentów i ich opiekunów z otrzymanej opieki medycznej. 

 

Nie znaleziono aspektów ingerujących w prawo pacjentki czy w szeroko rozumiane prawa człowieka.  

 

Finansowanie stosowania wnioskowanej technologii w analizowanym wskazaniu na rozważanych  

w opracowaniu zasadach spowoduje, że: 

• żadne z grup pacjentów nie będą faworyzowane – korzyści dotyczą całej populacji pacjentów  

z analizowanym rozpoznaniem; 



8. Ograniczenia analizy 
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• niekwestionowany będzie równy dostęp do świadczenia wśród osób z analizowanej populacji. 

Dostęp do ocenianej technologii medycznej będzie równy wśród osób, u których jest ona zalecana. 

 

Pozytywna decyzja refundacyjna nie będzie powodować istotnych problemów społecznych.  

 

Pozytywna decyzja o finansowaniu ocenianej technologii lekowej: 

• zwiększy poziom satysfakcji pacjentów z analizowanej populacji z otrzymanej opieki medycznej  

ze względu na udostępnienie pacjentom skutecznej opcji terapeutycznej niemającej alternatywy 

terapeutycznej w Polsce; 

• nie grozi nieakceptowaniem postępowania pacjentów z analizowanej populacji; 

• nie będzie powodować lub wpływać na stygmatyzację; 

• nie będzie wywoływać lęku lub dylematów moralnych wśród pacjentów z analizowanej populacji, 

ich opiekunów oraz lekarzy prowadzących terapię; 

• nie będzie stwarzać problemów społecznych dotyczących płci lub rodziny. 

 

  

8. OGRANICZENIA ANALIZY 
 

W ramach niniejszej analizy część parametrów określono na podstawie wyników modelowania 

opisanego w Analizie ekonomicznej [94]. Tym samym niektóre ograniczenia przeprowadzonego 

modelowania [94] dotyczą również niniejszej analizy wpływu na budżet. Niemniej jednak ich wpływ na 

wyniki niniejszej analizy został określony jako niewielki w ramach analizy wrażliwości. 

 

Ograniczeniem związanym z oceną liczebności populacji pacjentów w stanie klinicznym wskazanym  

we wniosku jest zarówno charakter uwzględnionych źródeł informacji jak i poczynione założenia  
w odniesieniu do oceny liczebności analizowanej populacji pacjentów (szczegóły w rozdziale 2.5.2.1.1.). 

Brak jest jednoznacznych i wiarygodnych danych dotyczących epidemiologii LAL-D w Polsce, Europie i 

na świecie m.in. ze względu na brak rejestrów dedykowanych tej chorobie, niską świadomość dotyczącą 

tej bardzo rzadkiej choroby, a także zróżnicowany poziom diagnostyki i dostępu do lekarzy chorób 

metabolicznych w poszczególnych krajach. W związku z powyższym brak jest możliwości wiarygodnego 

oszacowania wielkości populacji w Polsce na podstawie odnalezionych wskaźników epidemiologicznych. 

 

Należy jednak podkreślić, że w analizie wykorzystano najlepsze dostępne dane odzwierciedlające 

aktualną sytuację w Polsce, tj. opinie czołowych polskich ekspertów w zakresie chorób metabolicznych, 
które posłużyły do oszacowania populacji docelowej. Jednocześnie w ramach analizy wrażliwości 
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testowano wpływ przyjęcia zidentyfikowanych wskaźników epidemiologicznych na wyniki analizy 

wpływu na budżet. 

 
 

9. DYSKUSJA 

 

Przedmiotem opracowania była ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznego podjęcia 

decyzji o finansowaniu ze środków publicznych stosowania produktu leczniczego Kanuma® w leczeniu 

LAL-D w ramach programu lekowego. 

 

W ramach analizy wykorzystano opublikowane źródła informacji. Niektóre założenia poparto 
opublikowanymi opiniami ekspertów klinicznych. 

Szczegóły dotyczące ograniczeń uwzględnionych w opracowaniu źródeł informacji przedstawiono  

w rozdziałach: 2., 3. i 5. Analizy ekonomicznej [122] oraz w rozdziale 2. niniejszej analizy wpływu na 

budżet. 

 

Dostępne dowody naukowe wskazują na poprawę wyników zdrowotnych pacjentów z LAL-D w wyniku 

leczenia sebelipazą alfa w miejsce BSC [41].  

Refundacja wnioskowanej technologii, pomimo braku spełnienia standardowego kryterium opłacalności 
(inkrementalne współczynniki kosztów-użyteczności znacznie przekraczają próg opłacalności [122]), 

stanowić będzie odpowiedź na niezaspokojone potrzeby pacjentów z analizowanej populacji. 

Udostępnienie pacjentom z LAL-D sebelipazy alfa, czyli leku sierocego nieposiadającego żadnej 

alternatywy terapeutycznej, pozwoli uzyskać lepsze wyniki zdrowotne w tej populacji chorych oraz 

poprawi satysfakcję pacjentów i ich opiekunów z otrzymanej opieki medycznej.  

W ramach niniejszej analizy określono, że po objęciu refundacją leczenia sebelipazą alfa wśród około 

20 pacjentów (od 9 do 32 pacjentów w ramach skrajnych scenariuszy) tylko w trakcie pierwszych dwóch 

lat refundacji wnioskowanej technologii jej stosowanie pozwoli uniknąć około 1 zgonu (od 0,6 do 1,7). 

 
Zgodnie z wynikami niniejszej analizy ustalono, że wszystkie korzyści kliniczne stosowania sebelipazy 

alfa wymagać będą dodatkowych nakładów finansowych NFZ, jednak wzrost całkowitych wydatków z 

budżetu płatnika publicznego będzie niewspółmierny do osiąganych wyników zdrowotnych. Docelowo, 

wzrost wydatków będzie opiewał na około 51,9 mln PLN rocznie (wariant bez RSS) lub  

rocznie (wariant z RSS).  
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10. WNIOSKI KOŃCOWE  

 

Wyniki analizy wpływu na budżet świadczą, że finansowanie wnioskowanej technologii ze środków 

publicznych będzie związane z inkrementalną zmianą całkowitych wydatków płatnika publicznego na 

świadczenia medyczne gwarantowane pacjentom z analizowanej populacji wynoszącą: 
• przy pominięciu RSS: 

o 25,7 mln PLN (maksymalny zakres: 11,1 mln PLN – 41,1 mln PLN) w 1. roku; 

o 51,9 mln PLN (maksymalny zakres: 23 mln PLN – 82,4 mln PLN) w 2. roku; 
• przy uwzględnieniu RSS: 

 
Wyniki przeprowadzonej analizy wrażliwości potwierdziły przedstawione wnioski i założenia niniejszej 

analizy. Ustalono, że realizacja proponowanego programu lekowego będzie odpowiedzią na 

niezaspokojone potrzeby pacjentów z analizowanej populacji. Pacjenci ci nie mają w chwili obecnej 

żadnej alternatywy terapeutycznej i są narażeni na wystąpienie przedwczesnego zgonu. 

Stosowanie wnioskowanej technologii, posiadającej status leku sierocego, spowoduje przedłużenie życia 

chorego i poprawę jego zależnej od stanu zdrowia jakości życia. 
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13. SPIS RYSUNKÓW 
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14. WYNIKI BIA DLA POSZCZEGÓLNYCH POPULACJI 
 
Tabela 17. Wyniki BIA dla poszczególnych populacji chorych: wczesnej LAL-D, późnej LAL-D wśród dzieci oraz 
późnej LAL-D wśród dorosłych. 

Uwzględnione populacje chorych: Choroba Wolmana     
Wariant liczebności populacji: Wariant "prawdopodobny"    
   Nowy scenariusz Scenariusz istniejący Różnica (nowy - istniejący) 
Sumaryczne wydatki, bez RSS Rok 1 741 437 PLN 83 416 PLN 658 021 PLN 
  Rok 2 2 165 136 PLN 174 854 PLN 1 990 283 PLN 
Sumaryczne wydatki, z RSS Rok 1 
  Rok 2 
Koszt Kanuma, bez RSS Rok 1 
  Rok 2 
Koszt Kanuma, z RSS Rok 1 
  Rok 2 
Koszt diagnostyki w programie Rok 1 
  Rok 2 
Koszt podawania w programie Rok 1 
  Rok 2 
Pozostałe koszty Rok 1 
  Rok 2 
Uwzględnione populacje chorych: Choroba Wolmana     
Wariant liczebności populacji: Wariant "minimalny"    
   Nowy scenariusz Scenariusz istniejący Różnica (nowy - istniejący) 
Sumaryczne wydatki, bez RSS Rok 1 353 065 PLN 39 722 PLN 313 343 PLN 
  Rok 2 1 154 754 PLN 97 166 PLN 1 057 588 PLN 
Sumaryczne wydatki, z RSS Rok 1 
  Rok 2 
Koszt Kanuma, bez RSS Rok 1 
  Rok 2 
Koszt Kanuma, z RSS Rok 1 
  Rok 2 
Koszt diagnostyki w programie Rok 1 
  Rok 2 
Koszt podawania w programie Rok 1 
  Rok 2 
Pozostałe koszty Rok 1 
  Rok 2 
Uwzględnione populacje chorych: Choroba Wolmana     
Wariant liczebności populacji: Wariant "maksymalny"    
   Nowy scenariusz Scenariusz istniejący Różnica (nowy - istniejący) 
Sumaryczne wydatki, bez RSS Rok 1 1 271 036 PLN 143 000 PLN 1 128 036 PLN 
  Rok 2 3 534 895 PLN 279 888 PLN 3 255 007 PLN 
Sumaryczne wydatki, z RSS Rok 1 
  Rok 2 
Koszt Kanuma, bez RSS Rok 1 
  Rok 2 
Koszt Kanuma, z RSS Rok 1 
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  Rok 2 
Koszt diagnostyki w programie Rok 1 
  Rok 2 
Koszt podawania w programie Rok 1 
  Rok 2 
Pozostałe koszty Rok 1 
  Rok 2 
Uwzględnione populacje chorych: CESD < 18 r. ż.     
Wariant liczebności populacji: Wariant "prawdopodobny"    
   Nowy scenariusz Scenariusz istniejący Różnica (nowy - istniejący) 
Sumaryczne wydatki, bez RSS Rok 1 9 832 847 PLN 9 282 PLN 9 823 564 PLN 
  Rok 2 20 154 883 PLN 18 980 PLN 20 135 903 PLN 
Sumaryczne wydatki, z RSS Rok 1 
  Rok 2 
Koszt Kanuma, bez RSS Rok 1 
  Rok 2 
Koszt Kanuma, z RSS Rok 1 
  Rok 2 
Koszt diagnostyki w programie Rok 1 
  Rok 2 
Koszt podawania w programie Rok 1 
  Rok 2 
Pozostałe koszty Rok 1 
  Rok 2 
Uwzględnione populacje chorych: CESD < 18 r. ż.     
Wariant liczebności populacji: Wariant "minimalny"    
   Nowy scenariusz Scenariusz istniejący Różnica (nowy - istniejący) 
Sumaryczne wydatki, bez RSS Rok 1 4 214 077 PLN 3 978 PLN 4 210 099 PLN 
  Rok 2 8 871 009 PLN 8 354 PLN 8 862 655 PLN 
Sumaryczne wydatki, z RSS Rok 1 
  Rok 2 
Koszt Kanuma, bez RSS Rok 1 
  Rok 2 
Koszt Kanuma, z RSS Rok 1 
  Rok 2 
Koszt diagnostyki w programie Rok 1 
  Rok 2 
Koszt podawania w programie Rok 1 
  Rok 2 
Pozostałe koszty Rok 1 
  Rok 2 
Uwzględnione populacje chorych: CESD < 18 r. ż.     
Wariant liczebności populacji: Wariant "maksymalny"    
   Nowy scenariusz Scenariusz istniejący Różnica (nowy - istniejący) 
Sumaryczne wydatki, bez RSS Rok 1 15 676 367 PLN 14 799 PLN 15 661 568 PLN 
  Rok 2 31 994 497 PLN 30 130 PLN 31 964 367 PLN 
Sumaryczne wydatki, z RSS Rok 1 
  Rok 2 
Koszt Kanuma, bez RSS Rok 1 
  Rok 2 
Koszt Kanuma, z RSS Rok 1 
  Rok 2 
Koszt diagnostyki w programie Rok 1 
  Rok 2 
Koszt podawania w programie Rok 1 
  Rok 2 
Pozostałe koszty Rok 1 
  Rok 2 
Uwzględnione populacje chorych: CESD dorośli     
Wariant liczebności populacji: Wariant "prawdopodobny"    
   Nowy scenariusz Scenariusz istniejący Różnica (nowy - istniejący) 
Sumaryczne wydatki, bez RSS Rok 1 15 299 549 PLN 9 282 PLN 15 290 267 PLN 
  Rok 2 29 754 802 PLN 18 980 PLN 29 735 822 PLN 
Sumaryczne wydatki, z RSS Rok 1 
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  Rok 2 
Koszt Kanuma, bez RSS Rok 1 
  Rok 2 
Koszt Kanuma, z RSS Rok 1 
  Rok 2 
Koszt diagnostyki w programie Rok 1 
  Rok 2 
Koszt podawania w programie Rok 1 
  Rok 2 
Pozostałe koszty Rok 1 
  Rok 2 
Uwzględnione populacje chorych: CESD dorośli     
Wariant liczebności populacji: Wariant "minimalny"    
   Nowy scenariusz Scenariusz istniejący Różnica (nowy - istniejący) 
Sumaryczne wydatki, bez RSS Rok 1 6 556 950 PLN 3 978 PLN 6 552 971 PLN 
  Rok 2 13 114 704 PLN 8 354 PLN 13 106 350 PLN 
Sumaryczne wydatki, z RSS Rok 1 
  Rok 2 
Koszt Kanuma, bez RSS Rok 1 
  Rok 2 
Koszt Kanuma, z RSS Rok 1 
  Rok 2 
Koszt diagnostyki w programie Rok 1 
  Rok 2 
Koszt podawania w programie Rok 1 
  Rok 2 
Pozostałe koszty Rok 1 
  Rok 2 
Uwzględnione populacje chorych: CESD dorośli     
Wariant liczebności populacji: Wariant "maksymalny"    
   Nowy scenariusz Scenariusz istniejący Różnica (nowy - istniejący) 
Sumaryczne wydatki, bez RSS Rok 1 24 391 853 PLN 14 799 PLN 24 377 054 PLN 
  Rok 2 47 222 830 PLN 30 130 PLN 47 192 700 PLN 
Sumaryczne wydatki, z RSS Rok 1 
  Rok 2 
Koszt Kanuma, bez RSS Rok 1 
  Rok 2 
Koszt Kanuma, z RSS Rok 1 
  Rok 2 
Koszt diagnostyki w programie Rok 1 
  Rok 2 
Koszt podawania w programie Rok 1 
  Rok 2 
Pozostałe koszty Rok 1 
  Rok 2 
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15. OCENA SPEŁNIENIA WYMOGÓW FORMALNYCH ANALIZY 
 
Tabela 18. Ocena zgodności analizy wpływu na system ochrony zdrowia z Rozporządzeniem Ministra Zdrowia  
[3] oraz ocena metodyki analizy wpływu na budżet zgodna z kryteriami AOTMiT. 

Nr a Pytanie Odpowiedź Odwołanie b Uwagi 
Część I. Pytania związane z oceną spełnienia minimalnych wymagań 

§ 2. 

Czy informacje zawarte w analizie wpływu na 
budżet są aktualne na dzień złożenia 
wniosku? 

TAK Rozdziały: 2.4. – 
2.8. 

Maj 2024; część informacji 
przedstawiono  

w Analizie ekonomicznej 
Czy informacje w zakresie cen oraz poziomu 
 i sposobu finansowania technologii 
wnioskowanej i technologii opcjonalnych są 
aktualne na dzień złożenia wniosku? 

TAK Rozdziały: 2.1. i 
2.7. 

Aktualne Obwieszczenie 
Ministra Zdrowia  

(na 1 kwi 2024 roku) 

Czy informacje w zakresie skuteczności 
 i bezpieczeństwa technologii wnioskowanej  
i technologii opcjonalnych są aktualne na 
dzień złożenia wniosku? 

TAK Rozdziały 2.6. i 
2.8. 

Aktualny przegląd 
systematyczny 

Czy przedstawiane w analizie wyniki 
przeglądów systematycznych (użyteczności, 
konwergencji wyników, itp.) są aktualne na 
dzień złożenia wniosku? 

TAK - Szczegóły w Analizie 
ekonomicznej 

§ 6. ust 1. Czy analiza wpływu na budżet zawiera: 

pkt 1 lit a 

• oszacowanie rocznej liczebności populacji 
obejmującej wszystkich pacjentek,  
u których wnioskowana technologia może 
być zastosowana lub komentarz 
stwierdzający zgodność wskazanej 
populacji z populacją z pkt 1 lit b? 

TAK 
Rozdział 2.5.2.; 
podsumowanie  

w rozdziale 
2.5.2.3. 

- 

pkt 1 lit b • oszacowanie rocznej liczebności populacji 
docelowej, wskazanej we wniosku? TAK 

Rozdział 2.5.2.; 
podsumowanie  

w rozdziale 
2.5.2.3. 

- 

pkt 1 lit c 
• oszacowanie rocznej liczebności populacji 

w której wnioskowana technologia jest 
obecnie stosowana? 

TAK 
Rozdział 2.5.2.; 
podsumowanie  

w rozdziale 
2.5.2.3. 

- 

pkt 2 

• oszacowanie rocznej liczebności 
populacji, w której wnioskowana 
technologia będzie stosowana przy 
założeniu, że minister właściwy do spraw 
zdrowia wyda decyzję o objęciu 
refundacją, o której mowa  
w art. 11 ust. 1 ustawy, lub decyzję  
o podwyższeniu ceny, o której mowa  
w art. 11 ust. 4 ustawy? 

TAK 
Rozdział 2.5.2.; 
podsumowanie  

w rozdziale 
2.5.2.3. 

- 

§ 6. ust 1. 
pkt 1 i 2 

• tabelkę ze wskazaniem rocznej 
liczebności populacji o której mowa w § 
6. ust 1. pkt 1 i 2 rozporządzenia 
(informacje dla każdego roku horyzontu 
czasowego  
w tym zakresie) 

TAK w rozdziale 
2.5.2.3. - 
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Nr a Pytanie Odpowiedź Odwołanie b Uwagi 

pkt 3 

• oszacowanie aktualnych rocznych 
wydatków podmiotu zobowiązanego do 
finansowania świadczeń ze środków 
publicznych, ponoszonych na leczenie 
pacjentek w stanie klinicznym wskazanym 
we wniosku, z wyszczególnieniem 
składowej wydatków stanowiącej 
refundację ceny wnioskowanej 
technologii, o ile występuje? 

TAK Rozdział 3.1. - 

pkt 4 

• ilościową prognozę rocznych wydatków 
podmiotu zobowiązanego do 
finansowania świadczeń ze środków 
publicznych, jakie będą ponoszone na 
leczenie pacjentek  
w stanie klinicznym wskazanym we 
wniosku, przy założeniu, że minister 
właściwy do spraw zdrowia nie wyda 
decyzji o objęciu refundacją, o której 
mowa wart. 11 ust. l ustawy, lub decyzji  
o podwyższeniu ceny, o której mowa 
wart. 11 ust. 4 ustawy? 

TAK Rozdział 3.2. 
Prognoza opisana jako 

„scenariusz istniejący” lub 
status quo 

• wyszczególnienie składowej wydatków 
stanowiącej refundację ceny 
wnioskowanej technologii ww. prognozy? 

TAK Rozdział 3.2. - 

pkt 5 

• ilościową prognozę rocznych wydatków 
podmiotu zobowiązanego do 
finansowania świadczeń ze środków 
publicznych, jakie będą ponoszone na 
leczenie pacjentek w stanie klinicznym 
wskazanym we wniosku, przy założeniu, 
że minister właściwy do spraw zdrowia 
wyda decyzję o objęciu refundacją, o 
której mowa wart. 11 ust. l ustawy, lub 
decyzję o podwyższeniu ceny, o której 
mowa wart. 11 ust. 4 ustawy? 

TAK Rozdział 3.2. 
Prognoza opisana jako „nowy 

scenariusz”; założono 
pozytywną decyzję w ramach 

tego scenariusza 

• wyszczególnienie składowej wydatków 
stanowiącej refundację ceny 
wnioskowanej technologii ww. prognozy? 

TAK Rozdział 3.2. - 

pkt 6 

• oszacowanie dodatkowych wydatków 
podmiotu zobowiązanego do 
finansowania świadczeń ze środków 
publicznych, jakie będą ponoszone na 
leczenie pacjentek  
w stanie klinicznym wskazanym  
we wniosku, stanowiących różnicę 
pomiędzy prognozami, o których mowa  
w pkt 4 i 5 (różnica w całkowitych 
wydatkach na pacjentów w stanie 
klinicznym wskazanym we wniosku)? 

TAK Rozdział 3.2. - 

• oszacowanie dodatkowych wydatków 
podmiotu zobowiązanego do 
finansowania świadczeń ze środków 
publicznych związanych z refundacją ceny 
wnioskowanej technologii (różnicę  
w wydatkach na refundację ceny 
wnioskowanej technologii)? 

TAK Rozdział 3.2. - 

pkt 7 

• minimalny i maksymalny wariant 
oszacowania, o którym mowa w pkt 6 – 
różnica pomiędzy prognozami, o których 
mowa w pkt 4 i 5 (różnicy w całkowitych 
wydatkach na pacjentów w stanie 
klinicznym wskazanym we wniosku)? 

TAK Rozdziały 3.2.  
i 3.3. - 
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Nr a Pytanie Odpowiedź Odwołanie b Uwagi 
• minimalny i maksymalny wariant 

oszacowania, o którym mowa w pkt 6 – 
różnica pomiędzy prognozami, o których 
mowa w pkt 4 i 5 w zakresie wydatków 
dotyczących refundacji ceny 
wnioskowanej technologii (różnicy  
w wydatkach na refundację ceny 
wnioskowanej technologii)? 

TAK Rozdziały 3.2.  
i 3.3. - 

pkt 8 
• zestawienie tabelaryczne wartości, na 

podstawie, których dokonano oszacowań, 
o których mowa w pkt 1-3, 6 i 7 oraz 
prognoz, o których mowa w pkt 4 i 5; 

TAK 
Rozdziały 2. i 3., 
podsumowanie  

w tabeli 10. 

Szczegóły dotyczące danych 
wejściowych w analizie 

ekonomicznej 

pkt 9 

• wyszczególnienie założeń, na podstawie, 
których dokonano oszacowań, o których 
mowa w pkt 1-3, 6 i 7 oraz prognoz,  
o których mowa w pkt 4 i 5? 

TAK 
Rozdział 2., 

podsumowanie w 
rozdziale 2.9. 

Część informacji 
przedstawiona w analizie 

ekonomicznej (nie 
duplikowano przedstawionych 

informacji) 
• wyszczególnienie założeń dotyczących 

kwalifikacji wnioskowanej technologii do 
grupy limitowej i wyznaczenia podstawy 
limitu? 

TAK Rozdział 2.1. - 

pkt 10 

• dokument elektroniczny, umożliwiający 
powtórzenie wszystkich kalkulacji,  
w wyniku, których uzyskano oszacowania, 
o których mowa w pkt 1-3, 6 i 7 oraz 
prognozy, o których mowa w pkt 4 i 5. 
oraz komentarz w raporcie stwierdzający 
obecność takiego dokumentu? 

TAK Mowa o nim m.in. 
w rozdziale 2.5. - 

§ 6. ust 2. 
Czy przeprowadzone oszacowania 
przeprowadzono w horyzoncie czasowym 
właściwym dla analizy wpływu na budżet? 

TAK Rozdział 2.3. - 

§ 3. pkt 4. 

Czy przeprowadzone oszacowania obejmują 
przewidywany przedział czasu wystarczający 
do ustalenia równowagi na rynku od zajścia 
zmiany wynikającej z wydania przez ministra 
właściwego do spraw zdrowia decyzji  
o objęciu refundacją? 

TAK Rozdział 2.3. - 

§ 3. pkt 4. 
Czy przeprowadzone oszacowania obejmują 
przewidywany przedział czasu nie krótszy niż 
2 lata? 

TAK Rozdział 2.3. - 

§ 6. ust 3. 

Czy szacowania, o których mowa w ust. 1 
pkt 1-3, 6 i 7 oraz prognozy, o których mowa  
w ust. 1 pkt 4 i 5, dokonano na podstawie 
oszacowań, o których mowa w ust. 1 pkt 1  
i 2? 

TAK Rozdziały 2.5.  
i 2.8. - 

Czy jeżeli nie było możliwe przedstawienie 
wiarygodnych oszacowań, o których mowa  
w ust. 1 pkt 1 i 2, analiza wpływu na budżet 
zawiera dodatkowy wariant, w którym 
oszacowania te uzyskano w oparciu o inne 
dane? 

TAK Rozdział 2.5. - 
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Nr a Pytanie Odpowiedź Odwołanie b Uwagi 

§ 6. ust 1. 

Czy opisano metody analizy w zakresie: 
rodzaju parametrów epidemiologicznych 
określających wielkość populacji 
(zapadalność vs. rozpowszechnienie), okresu 
generowania wyników zdrowotnych i 
kosztów (np. przesunięcie w czasie 
wynikające z takiego samego 
prawdopodobieństwa włączenia do 
obserwacji pacjentek), estymacji wyników 
BIA z uwzględnieniem wyników analizy 
ekonomicznej (wyniki w ujęciu populacyjnym 
na podstawie wyników modelowania 
kohortowego), jeżeli dotyczy? 

TAK Rozdziały 2.5., 
2.6. i 2.8. - 

§ 6. ust 4. 
Czy jeżeli wnioskowane warunki objęcia refundacją obejmują instrumenty dzielenia ryzyka, o których mowa 
wart. 11 ust. 2 pkt 7 ustawy, oszacowania, o których mowa w ust. 1 pkt 1-2 (wielkość populacji), przedstawiono  
w następujących wariantach: 

pkt 1 • z uwzględnieniem proponowanego 
instrumentu dzielenia ryzyka? TAK Rozdział 2.5.  

pkt 2 • bez uwzględnienia proponowanego 
instrumentu dzielenia ryzyka? TAK Rozdział 2.5. - 

§ 6. ust 4. 
Czy jeżeli wnioskowane warunki objęcia refundacją obejmują instrumenty dzielenia ryzyka, o których mowa 
wart. 11 ust. 2 pkt 7 ustawy, oszacowania, o których mowa w ust. l pkt 3 (aktualne wydatki), przedstawiono  
w następujących wariantach: 

pkt 1 • z uwzględnieniem proponowanego 
instrumentu dzielenia ryzyka? TAK Rozdział 3.1. - 

pkt 2 • bez uwzględnienia proponowanego 
instrumentu dzielenia ryzyka? TAK Rozdział 3.1. - 

§ 6. ust 4. 
Czy jeżeli wnioskowane warunki objęcia refundacją obejmują instrumenty dzielenia ryzyka, o których mowa 
wart. 11 ust. 2 pkt 7 ustawy, prognozy, o których mowa w ust. 1 pkt 4 i 5 (całkowite wydatki dla 
porównywanych prognoz) przedstawiono w następujących wariantach: 

pkt 1 • z uwzględnieniem proponowanego 
instrumentu dzielenia ryzyka? TAK Rozdział 3.2. - 

pkt 2 • bez uwzględnienia proponowanego 
instrumentu dzielenia ryzyka? TAK Rozdział 3.2. - 

§ 6. ust 4. 
Czy jeżeli wnioskowane warunki objęcia refundacją obejmują instrumenty dzielenia ryzyka, o których mowa  
w art. 11 ust. 2 pkt 7 ustawy, oszacowania, o których mowa w ust. 1 pkt 6 i 7 (różnice w całkowitych 
wydatkach, różnice w wydatkach na refundację wnioskowanej technologii – wariant średni, minimalny, 
maksymalny) przedstawiono w następujących wariantach: 

pkt 1 • z uwzględnieniem proponowanego 
instrumentu dzielenia ryzyka? TAK Rozdział 3.2.-3.3. - 

pkt 2 • bez uwzględnienia proponowanego 
instrumentu dzielenia ryzyka? TAK Rozdział 3.2.-3.3. - 

§ 6. ust 5. 

Czy jeżeli wnioskowane warunki objęcia 
refundacją obejmują utworzenie nowej, 
odrębnej grupy limitowej, analiza wpływu na 
budżet zawiera wskazanie dowodów 
spełnienia wymagań, o których mowa w art. 
15 ust. 3 pkt 1 i 3 ustawy? 

TAK Rozdział 2.1. - 

§ 6. ust 6. 

Czy jeżeli wnioskowane warunki objęcia 
refundacją obejmują kwalifikację do 
wspólnej, istniejącej grupy limitowej, analiza 
wpływu na budżet zawiera wskazanie 
dowodów spełnienia kryteriów, o których 
mowa w art. 15 ust. 2 i wymagania,  
o których mowa w art. 15 ust. 3 pkt 2 
ustawy. 

TAK Rozdział 2.1. - 
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§ 3. pkt 7 i 
9 

Czy obliczenia przedstawione w analizie 
wpływu na budżet uwzględniają procedury 
medyczne możliwe do zastosowania w 
danym stanie klinicznym, we wnioskowanym 
wskazaniu, zgodnie ze stanem faktycznym  
w dniu złożenia wniosku lub komentarz 
argumentujący brak takich procedur? 

TAK Rozdział 2.4. - 

§ 3. pkt 7 i 
9 

Czy obliczenia przedstawione w analizie 
wpływu na budżet uwzględniają 
refundowane na teranie Polski procedury 
medyczne możliwe do zastosowania w 
danym stanie klinicznym, we wnioskowanym 
wskazaniu, zgodnie ze stanem faktycznym w 
dniu złożenia wniosku lub komentarz 
argumentujący brak takich procedur? 

TAK Rozdział 2.4. - 

§ 8. Czy analiza zawiera: 

pkt 1 

• dane bibliograficzne wszystkich 
wykorzystanych publikacji, z 
zachowaniem stopnia szczegółowości 
umożliwiającego jednoznaczną 
identyfikację każdej  
z wykorzystanych publikacji? 

TAK Rozdział 12. - 

pkt 2 

• wskazanie innych źródeł informacji 
zawartych w analizach, w szczególności 
aktów prawnych oraz danych osobowych 
autorów niepublikowanych badań, analiz, 
ekspertyz i opinii? 

TAK Rozdział 2.;  - 

Część II. Ocena metodyki analizy wpływu na budżet zgodna z kryteriami AOTM (wypełnia 
audytor/koordynator) 

AWA 
Czy założenia dotyczące liczebności populacji 
pacjentek, w której będzie stosowany  
i finansowany wnioskowany lek zostały 
dobrze uzasadnione? 

TAK Rozdział 2.5.2. - 

AWA Czy uzasadniono wybór horyzontu 
czasowego? TAK Rozdział 2.3. - 

AWA 

Czy założenia dotyczące leków obecnie 
stosowanych w danym wskazaniu i ich 
finansowania (ceny, limity, poziom 
odpłatności) i innych uwzględnionych 
świadczeń (wycena punktowa i wartość 
punktów) są zgodne ze stanem na dzień 
złożenia wniosku? 

TAK Rozdziały 2.4.  
i 2.7. 

Szczegóły przedstawiono  
w analizie ekonomicznej; 

AWA 
Czy założenia dotyczące zmian  
w analizowanym rynku leków zostały dobrze 
uzasadnione? 

TAK Rozdziały 2.4.  
i 2.5.2. - 

AWA 

Czy założenia dotyczące struktury i zmian  
w analizowanym rynku leków są zgodne  
z założeniami dotyczącymi komparatorów 
przyjętymi w analizach klinicznej  
i ekonomicznej? 

TAK Rozdziały 2.4.  
i 2.5.2. - 

AWA 
Czy twierdzenia i założenia dotyczące 
aktualnej i przyszłej sprzedaży 
wnioskowanego leku są spójne z danymi 
udostępnionymi przez NFZ? 

TAK Rozdział 2.5.2. - 

AWA 
Czy twierdzenia i założenia dotyczące 
przyszłej sprzedaży leku są spójne z danymi 
z wniosku? 

TAK Rozdział 2.5.2.; 
4. - 
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AWA 
Czy założenie dotyczące poziomu 
odpłatności wnioskowanego leku spełnia 
kryteria art. 14 ustawy o refundacji? 

TAK Rozdział 2.1. - 

AWA 
Czy założenie dotyczące kwalifikacji 
wnioskowanego leku do grupy limitowej 
zostały dobrze uzasadnione? 

TAK Rozdział 2.1. - 

AWA Czy dokonano oceny niepewności 
uzyskiwanych oszacowań? TAK Rozdziały 2.9.  

i 3.3.-3.5. 
Analiza wartości skrajnych + 

analiza wrażliwości 

AWA Czy nie pominięto żadnej istotnej dla oceny 
wpływu na budżet kategorii kosztów? TAK Rozdziały 2.7.  

i 3.5. 
Szczegóły w analizie 

ekonomicznej 

AWA 
Czy uzasadniono prognozę przekroczenia 
całkowitego budżetu na refundację i udziału 
podmiotu w kwocie przekroczenia? 

Nie dotyczy Rozdział 3. Por. informacje w Analizie 
racjonalizacyjnej 

AWA 
Czy nie stwierdzono innych błędów  
w podejściu analitycznym wnioskodawcy, 
obniżających wiarygodność przedstawionej 
analizy? 

TAK - Nie stwierdzono 

AWA 
Czy nie stwierdzono błędów w obliczeniach 
lub ekstrakcji danych, które wpłynęły na 
wyniki oszacowań? 

TAK - Nie stwierdzono 

Część III. Dodatkowe pytania związane z oceną analizy opracowane m.in. na podstawie Wytycznych AOTM 
(wypełnia audytor/koordynator) 

5.1.1. 
W.AOTM 

Czy zdefiniowano charakter populacji 
(otwarta/zamknięta) i czy przedstawiono 
kryteria włączenia i wyłączania 
poszczególnych pacjentek z analizy wpływu 
na budżet (generowania raportowanych 
kosztów i efektów)? 

TAK Rozdziały 2.5.  
i 2.8. - 

5.1.1. 
W.AOTM 

Czy w przypadku współpłacenia 
przedstawiono koszty ponoszone przez 
pacjenta, ich wartości średnie,  
a w uzasadnionych przypadkach także 
zakres? 

TAK Rozdział 2.2. - 

5.1.1. 
W.AOTM 

Czy analizę wpływu na budżet 
przeprowadzono z perspektywy 
świadczeniobiorcy lub przedstawiono 
komentarz argumentujący brak tej 
perspektywy? 

TAK Rozdział 2.2. - 

5.1.2. 
W.AOTM 

Czy uwzględniono horyzont czasowy 
wystarczający do ustalenia równowagi na 
rynku lub obejmujący co najmniej pierwsze  
2 lata (tj. 24 miesiące) od daty rozpoczęcia 
finansowania danej technologii medycznej ze 
środków publicznych? 

TAK Rozdział 2.3. - 

5.1.3. 
W.AOTM 

Czy zdefiniowano punkt początkowy analizy 
wpływu na budżet i czy przedstawiono 
wyniki oceny wpływu wnioskowanej 
technologii na jednoroczny budżet opieki 
zdrowotnej (podział horyzontu czasowego na 
okresy związane z planowanym budżetem 
płatnika publicznego)? 

TAK Rozdział 2.3. - 

5.1.3. 
W.AOTM Czy przeprowadzono analizę wrażliwości? TAK Rozdział 2.9.  



16. Ocena spełnienia wymogów formalnych analizy 
 

 

 
 

 79  

Nr a Pytanie Odpowiedź Odwołanie b Uwagi 

5.1.3. 
W.AOTM 

Czy uwzględniono scenariusz 
przedstawiający aktualną praktykę 
(„scenariusz istniejący”) oraz scenariusz 
przewidywany po wprowadzeniu 
nowej/usunięciu obecnie refundowanej 
technologii („scenariusz nowy”), koszty ww. 
scenariuszy oraz wyniki inkrementalne? 

TAK Rozdział 2.4. - 

5.1.4. 
W.AOTM 

Czy uwzględniono źródła danych zgodne  
z opisem przedstawionym w rozdziale 5.1.4. 
Wytycznych oraz czy przedstawiono sposób 
ich wyszukiwania? 

TAK Rozdział 2. - 

5.1.5. 
W.AOTM 

Czy wzięto pod uwagę możliwe zwiększenie 
liczebności populacji indukowane 
dostępnością nowej technologii na rynku? 

TAK Rozdziały 2.4., 
2.5. - 

5.1.5. 
W.AOTM 

Czy liczebność populacji oceniono poprzez: 
(1) określenie rozpowszechnienia 
rozważanego stanu chorobowego, (2) 
oszacowanie liczby osób, dla których 
istniałyby wskazania do zastosowania 
technologii, (3) oszacowanie pozycji 
rynkowej technologii w poszczególnych 
wskazaniach na podstawie spodziewanego 
odsetka populacji, który będzie używać 
rozważanej technologii, w zestawieniu  
z częścią populacji, która będzie używać 
technologii opcjonalnych w danym 
wskazaniu? 

TAK Rozdziały 2.5.  
i 2.8. - 

5.1.5. 
W.AOTM 

Czy skonstruowano alternatywne warianty 
do oceny liczebności populacji? TAK Rozdział 2.5.2. - 

5.1.6. 
W.AOTM 

Czy opisano i uzasadniono założenia 
dotyczące „scenariusza istniejącego” 
oraz ”scenariusza nowego”? 

TAK Rozdział 2.4. - 

5.1.7. 
W.AOTM 

Czy zostało przeanalizowane stwierdzenie,  
że skalkulowane wydatki będą zauważalne  
w rzeczywistej praktyce? 

TAK Rozdział 3.2. - 

5.1.7. 
W.AOTM 

Czy przedstawiono wyniki oceny zużycia 
poszczególnych świadczeń medycznych 
uwzględnionych w analizie? 

TAK Rozdział 3. i 4. - 

5.1.7. 
W.AOTM 

Czy nie uwzględniono dyskontowania wraz  
z komentarzem uzasadniającym to 
podejście? 

TAK Rozdział 2.7. - 

5.1.7. 
W.AOTM 

Czy w ocenie kosztów całkowitych 
uwzględniono: wydatki związane z ocenianą 
technologią, koszt dodatkowych nakładów  
w systemie ochrony zdrowia związanych  
z wdrożeniem ocenianej technologii, 
zmniejszenie nakładów związanych ze 
zmniejszonym stosowaniem 
dotychczasowych technologii w przypadku 
przejścia na ocenianą technologię, 
zmniejszenie kosztów związanych  
z oszczędnościami w zakresie innych 
świadczeń (np. redukcją hospitalizacji)? 

TAK Rozdziały 2.6., 
2.7.  

- W.AOTM 

Czy przedstawiono komentarz związany  
z opisem warunków wprowadzenia 
wnioskowanej technologii i związanych z tym 
kosztów (potrzeba przeszkolenia personelu, 
opracowania nowych wytycznych klinicznych 
bądź zmiany zasad diagnostyki)? 

TAK Rozdział 6. - 
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- W.AOTM 
Czy przedstawiono wpływ rozważanej decyzji 
na organizację udzielania świadczeń 
zdrowotnych (wydatki publiczne w sektorach 
innych niż ochrona zdrowia)? 

TAK Rozdział 6. - 

Czy przeanalizowano aspekty etyczne i społeczne rozważanej decyzji, w zakresie: 

5.2. W.AOTM 
• kosztów lub wyników zdrowotnych 

dotyczących osób innych niż w stanie 
klinicznym wskazanym we wniosku 
(wpływy zewnętrzne)? 

TAK Rozdział 7. - 

5.2. W.AOTM 
• faworyzowania niektórych grup 

pacjentek na skutek założeń 
przyjętych w analizie ekonomicznej? 

TAK Rozdział 7. - 

5.2. W.AOTM 
• równego dostępu do wnioskowanej 

technologii przy jednakowych 
potrzebach? 

TAK Rozdział 7. - 

5.2. W.AOTM 
• zakresu korzyści w odniesieniu do 

wielkości populacji (duża korzyść dla 
wąskiej grupy osób; korzyść mała,  
ale powszechna)? 

TAK Rozdział 7. - 

5.2. W.AOTM • niezaspokojonych dotychczas potrzeby 
grup społecznie upośledzonych? TAK Rozdział 7. - 

5.2. W.AOTM 
• odpowiedzi dla osób o największych 

potrzebach zdrowotnych, dla których 
nie ma obecnie dostępnej żadnej 
metody leczenia? 

TAK Rozdział 7. - 

5.2. W.AOTM 

• generowania problemów społecznych 
(tj. poziomu satysfakcji pacjentek  
z otrzymywanej opieki medycznej, 
akceptacji postępowania przez 
poszczególnych chorych, 
stygmatyzacji, lęku, dylematów 
moralnych, problemów dotyczących 
płci, problemów rodzinnych) 

TAK Rozdział 7. - 

5.2. W.AOTM 
• braku sprzeczności rozważanej decyzji 

z aktualnie obowiązującymi 
regulacjami prawnymi? 

TAK Rozdział 7. - 

5.2. W.AOTM 
• konieczności dokonania zmian  

w prawie/przepisach w wyniku 
podjęcia rozważanej decyzji? 

TAK Rozdział 7. - 

5.2. W.AOTM • oddziaływania rozważanej decyzji na 
prawa pacjenta lub prawa człowieka? TAK Rozdział 7. - 

5.2. W.AOTM 

• szczególnego podejścia do pacjenta, 
tj. konieczności szczególnego 
informowania pacjenta/opiekuna, 
potrzeby zapewnienia pacjentowi 
prawa do poszanowania godności  
i intymności oraz tajemnicy informacji 
z nim związanych oraz potrzeby 
uwzględniania indywidualnych 
preferencji, po przedstawieniu 
choremu/opiekunowi informacji  
w zakresie określonym w prawie? 

TAK Rozdział 6. i 7. - 

5.2. W.AOTM 
Czy podsumowanie analizy wpływu na 
system ochrony zdrowia przeprowadzono  
w oparciu o analizę SWOT? 

Nie dotyczy - - 

5.3. W.AOTM 
Czy przedstawiono wnioski odnoszące się do 
celu analizy i będące bezpośrednio związane 
z uzyskanymi wynikami? 

TAK Rozdział 10.  



16. Ocena spełnienia wymogów formalnych analizy 
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Nr a Pytanie Odpowiedź Odwołanie b Uwagi 
5.1.10. 
W.AOTM 

Czy przedstawiono dyskusję, w tym 
omówienie ograniczeń analizy? TAK Rozdział 8. i 9. - 

a fragment tekstu Rozporządzenia Ministra Zdrowia [3] do którego odnoszą się wskazane pytania; AWA – pytania zaczerpnięte  
z analiz weryfikacyjnych AOTMiT; W.AOTM – dodatkowe pytania zgodności analizy z Wytycznymi AOTMiT z 2016 roku; b numer 
rozdziału, tabeli, wykresu i/albo strony umożliwiający identyfikację fragmentu(ów) analizy odnoszącego(ych) się do wskazanego 
zagadnienia 




