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Indeks skrotow

Skrot

ACR

ANA
AOSD
AOTMIT
AWA

AWMF

BIA
BSC

CAPS

ChPL

CINCA

DDD
DGL
EAN
EMA

FCAS

FCU
FMF
GKS
GUS

Rozwiniecie

ang. American College of Rheumatology - Amerykanskie Towarzystwo
Reumatologiczne

anakinra

ang. adult-onset Still's disease — choroba Stilla u dorostych

Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

analiza weryfikacyjna AOTMIT

niem. Arbeitsgemeinschaft der Wissenschaftlichen Medizinischen
Fachgesellschaften — Stowarzyszenie Naukowych Towarzystw Medycznych w
Niemczech

ang. Budget Impact Analysis — analiza wptywu na budzet

ang. best supportive care — najlepsze leczenie wspomagajgce, terapia paliatywna

ang. Cryopyrin-Associated Periodic Syndromes — okresowe zespoly zalezne od
kriopiryny

Charakterystyka Produktu Leczniczego

ang. Chronic Infantile Neurological, Cutaneous, Articular Syndrome — przewlekty
niemowlecy zespdt neurologiczno-skérno-stawowy

ang. defined daily dose — dobowa dawka leku

Departament Gospodarki Lekami

ang. European Article Number — Europejski Kod Towarowy

ang. European Medicines Agency — Europejska Agencja Lekow

ang. Familial Cold Autoinflammatory Syndrome - ostra posta¢ rodzinnego,
indukowanego zimnem zespotu autoimmunologicznego

ang. Familial Cold Urticaria — rodzinna pokrzywka indukowana zimnem

ang. Familial Mediterranean fever — rodzinna gorgczka srodziemnomorska

glikokortykosteroidy

Gtéwny Urzad Statystyczny

ang. hyper-immunoglobulin D syndrome — zespét hiperimmunoglobulinemii D

tac. intravenous — dozylnie

ang. International Statistical Classification of Diseases and Related Health Problems
— Migdzynarodowa Statystyczna Klasyfikacja Chordb i Probleméw Zdrowotnych

Interleukina

kanakinumab

kilogram

masa ciata

miligram

mtodziencze idiopatyczne zapalenie stawow

ang. Mevalonate kinase deficiency — niedobdr kinazy mewalonowej

metotreksat
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Rozwiniecie

ang. Muckle-Wells syndrome — Zespot Muckle-Wellsa

Minister Zdrowia

nie dotyczy

Narodowy Fundusz Zdrowia

niesteroidowe leki przeciwzapalne

ang. Neonatal-Onset Multisystem Inflammatory Disease — noworodkowa zapalna
choroba wielouktadowa

placebo

polski ztoty

Polskie Towarzystwo Reumatologiczne

ang. risk sharing scheme — schemat podziatu ryzyka

reumatoidalne zapalenie stawow

ang. subcutaneous — podskorny

ang. tumor necrosis factor — czynnik martwicy nowotworu

tocilizumab

ang. value-added tax — podatek od wartosci dodanej

ukltadowe miodziencze idiopatyczne zapalenie stawéw

ang. value-added tax — podatek od wartosci dodanej




MA'_'TA@ llaris® (kanakinumab) w leczeniu czynnej postaci choroby Stilla — 7

analiza wptywu na system ochrony zdrowia

IBMNORANTLA NOCET

Streszczenie

CEL | ZAKRES

Celem analizy wptywu na system ochrony zdrowia jest oszacowanie wydatkow ptatnika
publicznego w przypadku podjecia pozytywnej decyzji o finansowaniu ze srodkoéw publicznych

leku llaris® (kanakinumab, KAN) w leczeniu czynnej postaci choroby Stilla, w tym:

choroby Stilla z poczgtkiem w wieku dorostym (AOSD) oraz

uktadowego mtodziericzego idiopatycznego zapalenia stawéw (UMIZS)

u chorych w wieku 2 lat i starszych, u ktérych nie uzyskano wystarczajgcej odpowiedzi na

wczesniejsze leczenie NLPZ i kortykosteroidami o dziataniu uktadowym.

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

Swiadczen zdrowotnych oraz zestawienia aspektow etycznych i spotecznych.
METODYKA

Populacje docelowg dla technologii wnioskowanej zgodnie z przedtozonym wnioskiem
stanowig chorzy na czynng postac choroby Stilla. Wskazana populacja chorych odznacza sie
szczegolnie niekorzystnym rokowaniem. Brakuje zdefiniowanych standardéw postepowania i

istnieje duza niezaspokojona potrzeba chorych na wprowadzenie skutecznej terapii.

Choroby zapalne stawow stanowig istotny problem zdrowotny i spoteczny. Mtodziencze
idiopatyczne zapalenie stawdw oraz choroba Stilla z poczatkiem w wieku dorostym to choroby
nieuleczalne, stanowigce znaczne obcigzenie zaréwno dla samych chorych, jak i systemu
opieki zdrowotnej [Gidman 2015]. Chorzy na chorobe Stilla czesto zmagajg sie z powaznymi
objawami choroby obejmujgcymi stawy (m.in. zapalenia i uszkodzenia stawéw), lecz czesto
réwniez z licznymi objawami pozastawowymi (m.in.: zapalenie aorty, osierdzia, wady
zastawek, choroba $rodmigzszowa ptuc). Wystepujgce objawy oraz liczne powiktania choroby
sg niejednokrotnie przyczyng niepetnosprawnosci chorych oraz wywierajg negatywny wptyw
na jakosc¢ zycia [Gidman 2015, Stajszczyk 2020, Dgbkowska 2019, Mrukowicz 2023].

Obecnie w Polsce dostep do leczenia biologicznego, w tym inhibitoréw interleukiny, a takze
innych innowacyjnych terapii jest nadal ograniczony w porownaniu z innymi panstwami
europejskimi. Wysoki koszt lekow biologicznych oraz terapii celowanych ogranicza ich

zastosowanie u chorych kwalifikowanych do odpowiednich programoéw lekowych. Warto




MA'_'TA@ llaris® (kanakinumab) w leczeniu czynnej postaci choroby Stilla — 8

analiza wptywu na system ochrony zdrowia

IBMNORANTLA NOCET

zaznaczy¢, ze w wielu przypadkach kryteria wigczenia do programu sg zawezone
w porownaniu z aktualnymi wytycznymi klinicznymi renomowanych towarzystw naukowych.
Stanowi to jedng z przyczyn utrudnionego dostepu do skutecznego i bezpiecznego leczenia

dla wielu chorych w Polsce [Stajszczyk 2020].

Warto zaznaczy¢é, ze w obliczu ograniczonego dostepu do terapii biologicznych i
matoczgsteczkowych, powszechne jest stosowanie u chorych niesteroidowych lekow
przeciwzapalnych oraz glikokortykosteroidow. Nalezy jednak mie¢ na uwadze, ze przewlekie
stosowanie lekéw z tej grupy niesie za sobg negatywne konsekwencje w postaci licznych
dziatan niepozadanych [EMA 2013, AWMF 2023]. Wedtug najnowszych wytycznych, w
leczeniu choroby Stilla, dominujgca role powinny odgrywaé inhibitory IL-1 oraz IL-6, w tym
m.in. kanakinumab [AWMF 2023].

Oprécz indywidualizacji terapii choroby Stilla, zalecanej w najnowszych wytycznych
klinicznych, dotyczacych leczenia chorob reumatycznych istotny jest rowniez czas rozpoczecia
leczenia. Opdznienie w podjeciu odpowiedniej terapii lub jej nieodpowiednie dobranie moze
prowadzic do powaznej, a nawet nieodwracalnej w skutkach niepetnosprawnosci.
Uposledzenie sprawnosci niesie za sobg z kolei kaskade konsekwencji, w tym wykluczenie
spofteczne wptywajgce negatywnie na samopoczucie chorego czy wykluczenie zawodowe
wplywajgce na obcigzenie ekonomiczne [Stajszczyk 2020]. W efekcie spoteczenstwo
obcigzone jest istotnymi kosztami utraty produktywnosci. Koszty te sg, tym wyzsze im mniej
skutecznie prowadzona jest terapia tych chorych. Obecnie chorzy nie majg
zagwarantowanego dostepu do skutecznej metody leczenia przez co koszty spoteczne sg
eskalowane. Refundacja kanakinumabu pomoze ograniczy¢ te koszty i bedzie stanowita

odpowiedz na niezaspokojong potrzebe spoteczng.

Obecnie, w ramach Programu lekowego leczenia chorych z aktywng postaciag RZS i MIZS
chorzy na uMIZS spos$réd inhibitoréw IL-1 majg mozliwos¢ terapii tylko jednym lekiem —
anakinrg (produkt leczniczy Kineret®) [Wykaz lekéw refundowanych]. Zgodnie z najnowszymi
wytycznymi klinicznymi, inhibitory IL-1 stanowig wazng grupe lekéw w przebiegu choroby
Stilla, ze wzgledu na ich wysokg skutecznosé [ACR 2021, PTR 2022]. Zwigzane jest to gtownie
z patogenezg uMIZS , gdzie dominujgca role odgrywajg cytokiny prozapalne (m.in. IL-1, IL-6)
[Paszkowska 2021]. Rozszerzenie chorym bezpfatnego dostepu do wiekszej liczby lekow z
grupy inhibitoréw IL-1 jest zatem kluczowe w omawianej jednostce chorobowej i wcigz stanowi

duzg niezaspokojong potrzebe leczniczg. Warto zaznaczy¢, ze zgodnie ze stanowiskiem PTR,

istnieje konieczno$¢ objecia finansowaniem kanakinumabu, stanowigcego przedmiot
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niniejszej analizy. Wedlug PTR dostep do nowych substancji czynnych w chorobach

reumatycznych, w tym uMIZS i AOSD umozliwi skuteczniejsze leczenie coraz wiekszej liczby
chorych oraz stworzy wielu chorym szanse na normalne zycie bez aktywnej choroby i jej
odlegtych skutkow [PTR 2022c].

Pomimo znacznych postepédw w zrozumieniu patogenezy AOSD nadal istnieje rowniez
niezaspokojona potrzeba medyczna zwigzana zaréwno z rozpoznawaniem choroby, jak i jej
optymalnym leczeniem. Brakuje wiarygodnych danych epidemiologicznych na temat AOSD
oraz MIZS, a rzeczywiste obcigzenie chorobg jest trudne do oszacowania ze wzgledu na brak
krajowych rejestrow chordb i prospektywnych baz danych oraz dostepnosé gtéwnie danych
retrospektywnych. Co wiecej, brakuje rowniez badan oceniajgcych bezposrednie lub
posrednie koszty opieki zdrowotnej zwigzane z AOSD. Wedtug doniesier naukowych, przyszte
badania dotyczgce AOSD powinny mie¢ na celu identyfikacje iwalidacje narzedzi
umozliwiajacych wczesne rozpoznanie choroby i optymalizacje leczenia zapobiegajgcego
przewlektemu zapaleniu stawow, a w konsekwencji nieodwracalnemu uszkodzeniu stawéw
[Efthimiou 2021, Dgbkowska 2019, AOTMIT 2021].

Podsumowujgc, w Swietle przedstawionych ograniczen istnieje niezaspokojona potrzeba
lecznicza polegajgca na dostepie do szerszego wachlarza nowoczesnych terapii
biologicznych/celowanych (w tym inhibitoréw IL-1) u chorych z uktadowym miodziehAczym
idiopatycznym zapaleniem stawow oraz chorobg Stilla w wieku dorostym. Produkt leczniczy
llaris® jako terapia odznaczajgca sie korzystnym profilem bezpieczenstwa oraz udowodniong
skutecznoscig stanowi odpowiedZz na niezaspokojong potrzebe chorych w analizowanym

wskazaniu.

Liczebnos$¢ populaciji docelowej oszacowano na podstawie danych pochodzacych z badan
epidemiologicznych i obserwacyjnych, danych historycznych dotyczgcych liczby chorych na
czynng posta¢ choroby Stilla stosujgcych anakinre i tocilizumab, dostepnych na stronie
internetowej Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji, protokotéw z posiedzen
Zespotu Koordynacyjnego ds. Leczenia Biologicznego w Chorobach Reumatycznych,

Otwartych danych NFZ oraz prognozy liczby ludnosci w Polsce.

W analizie wptywu na budzet rozpatrywano dwa scenariusze: istniejgcy oraz nowy. Wynikiem
analizy wptywu na budzet jest rdznica pomiedzy tymi scenariuszami wyrazona

inkrementalnymi wydatkami ptatnika.
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Scenariusz istniejgcy obrazuje sytuacje obecna, w ktérej kanakinumab nie jest refundowany z
budzetu ptatnika publicznego. W scenariuszu tym, w leczeniu czynnej postaci choroby Stilla
stosowane sg komparatory: anakinra, tocilizumab, placebo. W scenariuszu prognozowanym
(nowym) analizowano sytuacje, w ktérej kanakinumab stosowany w leczeniu czynnej postaci
choroby Stilla bedzie finansowany ze Srodkéw publicznych. Dla kazdego ze scenariuszy
rozpatrywano 3 alternatywne warianty: najbardziej prawdopodobny, minimalny oraz
maksymalny.

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

limitowe;j.

Caltkowite koszty uwzgledniane w poszczegdlnych scenariuszach (wynikajgce z kosztow
réznigcych leczenia), wyznaczono na podstawie: kosztu lekéw, kosztu zwigzanego z

przepisaniem i podaniem lekow.

W obliczeniach analizy uwzgledniono tez zatozenia proponowanej przez Podmiot
odpowiedzialny umowy podziatu ryzyka (RSS). Wydatki ptatnika publicznego (i tgczne wydatki
ptatnika publicznego i pacjentow) przedstawiono w zwigzku z tym w dwoch wersjach: bez i z

uwzglednieniem proponowanego przez Podmiot RSS.

Analize wptywu na budzet wykonano z perspektywy wspodlnej (obejmujgcej perspektywe
ptatnika publicznego (NFZ) i pacjenta) oraz z perspektywy ptatnika publicznego. Przyjeto 2-
letni horyzont czasowy. Dla kluczowych danych wejsciowych przeprowadzono analize

wrazliwosci.

WYNIKI

Oszacowanie populacji
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Wydatki inkrementalne w perspektywie ptatnika publicznego z RSS

Wyniki analizy z uwzglednieniem RSS

Wydatki inkrementalne w perspektywie ptatnika publicznego bez RSS

Po podjeciu pozytywnej decyzji o finansowaniu ze srodkéw publicznych kanakinumabu nastgpi

wzrost wydatkow ptatnika publicznego w wariancie bez uwzglednienia RSS.

Wyniki analizy bez uwzglednienia RSS

Wartos¢ inkrementalna w 2.
roku refundacji

Wartos¢ inkrementalna w 1.
roku refundacji

Wariant populacji
Wydatki inkrementalne ogétem

Minimalny 19 022 414,71 54 165 704,29
Prawdopodobny 20 689 329,92 58 344 958,55

Maksymalny 21 636 529,39 61 450 286,12

Wydatki inkrementalne zwigzane z ceng leku llaris®

Minimalny 20383 747,41 59 359 072,95
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Wartos¢ inkrementalna w 2.
roku refundaciji

Wariant populacji

Wartos¢ inkrementalna w 1.
roku refundaciji

Prawdopodabny | 22 141 724,63 63 776 711,86

Maksymalny 23147 111,83 67 067 498,43

Wyniki przeprowadzonej jednokierunkowej analizy wrazliwosci wskazujg, ze najwiekszy wpltyw

na wyniki analizy (zaréwno w wersji z RSS jaki i bez RSS) majg nastepujgce parametry:

Wyniki z perspektywy wspolnej sg tozsame z wynikami z perspektywy ptatnika publicznego.

PODSUMOWANIE | WNIOSKI

W niniejszej pracy oceniono wplyw na system ochrony zdrowia w Polsce decyzji o

zakwalifikowaniu kanakinumabu (llaris®) do finansowania w ramach programu lekowego.

Bezposrednig konsekwencjg tej decyzji bedzie uksztattowanie sie w Polsce nowej praktyki
klinicznej leczenia chorych na czynng posta¢ choroby Stilla. Rozszerzone zostanie spektrum
terapeutyczne, w zwigzku z czym lekarze, ktérzy dotychczas mogli zastosowac leczenie
jedynie przy pomocy anakinry, tocilizumabu oraz placebo teraz bedg mogli skorzystaé rowniez
z terapii lekiem llaris®. | IEEEEE
|
I\ <onsekwencii finansowanie leku llaris® zapewni chorym na
czynng postac choroby Stilla dostep do skuteczniejszego niz dotychczas leczenia oraz wptynie
na poprawe ich jakosci zycia. I
I

Lek llaris® charakteryzuje sie 28-krotnie mniejszg czestotliwoscig podawania niz anakinra oraz
placebo (dotyczy chorych na AOSD oraz uMIZS), 4-krotnie mniejszg czestotliwoscig
podawania niz tocilizumab w postaci podskoérnej (dotyczy chorych na AOSD) oraz 2-krotnie

mniejszg czestotliwoscig podawania niz tocilizumab w postaci dozylnej (dotyczy chorych na
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uMIZS). Mniejsza czestotliwos¢é podawania kanakinumabu w poréwnaniu do komparatorow

bedzie mie¢ wptyw na lepsze samopoczucie oraz wygode chorych.

Przy uwzglednieniu perspektywy wspodlnej ptatnika publicznego i pacjentéw, wnioski z analizy

nie ulegajg zmianie.

Majgc na uwadze racjonalizacje $rodkdéw w ochronie zdrowia oraz wychodzgc naprzeciw
oczekiwaniom Ministerstwa Zdrowia oraz Narodowego Funduszu Zdrowia w zakresie

refundacji lekow, Wnioskodawca proponuje zawarcie umowy podziatu ryzyka (RSS).

W analizie wskazano, ze w przypadku pozytywnej decyzji dotyczacej refundacji leku llaris®
nalezy oczekiwa¢ duzej korzysci zdrowotnej dla waskiej grupy chorych, dlatego tez
finansowanie technologii jest etycznie i spofecznie uzasadnione. Ponadto decyzja

refundacyjna nie spowoduje nowych konsekwencji w organizacji udzielania swiadczen.

Konkludujgc nalezy oczekiwa¢, ze finansowanie leku llaris® przyczyni sie do poprawy
diagnostyki i leczenia choréb rzadkich w Polsce, co jest jednym z priorytetéw zdrowotnych
Ministerstwa Zdrowia (zgodnie z Rozporzgdzeniem Ministra Zdrowia zmieniajgcym

rozporzgdzenie w sprawie priorytetéw zdrowotnych).




@ llaris® (kanakinumab) w leczeniu czynnej postaci choroby Stilla —
NMAHTA ‘ ) Nt g 14

analiza wptywu na system ochrony zdrowia

IBMNORANTLA NOCET

1. Cel analizy wptywu na system ochrony zdrowia

Celem analizy wptywu na system ochrony zdrowia jest oszacowanie wydatkow ptatnika
publicznego w przypadku podjecia pozytywnej decyzji o finansowaniu ze srodkdéw publicznych

leku llaris® (kanakinumab) w leczeniu czynnej postaci choroby Stilla, w tym:

choroby Stilla z poczgtkiem w wieku dorostym (AOSD) oraz

uktadowego mtodziericzego idiopatycznego zapalenia stawéw (UMIZS)

u chorych w wieku 2 lat i starszych, u ktérych nie uzyskano wystarczajgcej odpowiedzi na

wczeséniejsze leczenie NLPZ i kortykosteroidami o dziataniu ukladowym.

Ponadto, w ramach niniejszej analizy oceniano etyczne oraz spoteczne konsekwencje
podjecia pozytywnej decyzji o finansowaniu ze $rodkéw publicznych leku llaris® w

przedstawionym wskazaniu.

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

obliczenie prognozowanych wydatkéw pfatnika w zaleznosci od przyjetych zatozen.
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2. Analiza wpltywu na budzet

2.1. Metodyka analizy

1. Analize wykonano w oparciu o Rozporzgdzenie MZ w sprawie minimalnych wymagan,

Wytyczne AOTMIT oraz Ustawe o refundacji.

2. Przeprowadzono prognoze liczebnosci populacji w kolejnych latach horyzontu
czasowego. Liczebno$¢ populacji docelowej uwzglednionej w analizie podstawowej
oszacowano na podstawie danych z badan epidemiologicznych i obserwacyjnych, danych
historycznych dotyczacych liczby chorych na czynng postaé choroby Stilla stosujacych
anakinre i tocilizumab, dostepnych na stronie internetowej Agencji Oceny Technologii
Medycznych i Taryfikacji, protokotow z posiedzen Zespotu Koordynacyjnego ds. Leczenia
Biologicznego w Chorobach Reumatycznych, Otwartych danych NFZ oraz prognozy

liczby ludnosci w Polsce.

3. Oszacowano rozpowszechnienie technologii medycznych stosowanych w populacii
docelowej oraz przeprowadzono prognoze rozpowszechnienia interwencji po podjeciu

pozytywnej decyzji refundacyjnej dla tej interwenc;ji.

4. Na podstawie wynikow przeprowadzonej analizy ekonomicznej oszacowano koszty terapii

technologii wnioskowanej oraz pozostatych opcji terapeutycznych (komparatory).

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

publicznych.

6. Obliczono przewidywane wydatki ptatnika oraz tgczne wydatki ptatnika i pacjentow w
populacji docelowej w horyzoncie czasowym analizy dla scenariusza nowego, czyli w
przypadku podjecia przez ptatnika pozytywnej decyzji o finansowaniu technologii

wnioskowanej ze srodkéw publicznych.

7. Obliczono wydatki inkrementalne, czyli réznice pomiedzy wydatkami w scenariuszu
nowym, a wydatkami w scenariuszu istniejgcym. W przypadku, gdy wydatki inkrementalne
przyjmujg warto$ci wyzsze od zera oznacza to dodatkowe obcigzenia finansowe zwigzane

z podjeciem pozytywnej decyzji refundacyjne;.
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8. W niniejszym dokumencie wyniki oraz wartosci parametréw podawano najczesciej z
doktadnoscia do dwodch miejsc po przecinku, natomiast obliczenia wykonano na

wartosciach bez zaokrggleh (w celu uzyskania bardziej doktadnych wynikow).

9. Przeprowadzono analize wrazliwosci dla oszacowania populacji docelowej oraz

kluczowych parametrow uwzglednianych w niniejszej analizie.
2.2. Horyzont czasowy

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

finansowania danej technologii medycznej ze srodkéw publicznych.

W analizie przyjeto 2-letni horyzont czasowy, obejmujgcy okres od stycznia 2025 roku do
konca grudnia 2026 roku.

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

osrodkéw kontraktujgcych program lekowy.

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

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

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

dwodch wariantach:

» z perspektywy podmiotu zobowigzanego do finansowania Swiadczen ze srodkow

publicznych (ptatnik publiczny?)

1 Zgodnie z art. 14 Ustawy o $wiadczeniach opieki zdrowotnej.
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» oraz dodatkowo z perspektywy wspolnej podmiotu zobowigzanego do finansowania

swiadczenh ze srodkéw publicznych oraz swiadczeniobiorcy (tj. pacjenta).
2.4. Scenariusze porownywane

W analizie wptywu na budzet rozwazano dwa scenariusze: istniejgcy oraz scenariusz nowy.
Scenariusz istniejgcy obrazuje sytuacje obecng, w ktérej technologia wnioskowana zgodnie z
Wykazem lekow refundowanych nie jest refundowana w omawianym wskazaniu z budzetu

ptatnika publicznego.

W scenariuszu nowym przyjeto sytuacje, w ktérej technologia wnioskowana jest refundowana
w leczeniu czynnej postaci choroby Stilla. W scenariuszu tym lek bedzie dostepny w programie
lekowym i wydawany swiadczeniobiorcy bezptatnie. W analizie uwzgledniono finansowanie tej
technologii medycznej w oddzielnej grupie limitowej, zgodnie z uzasadnieniem wskazanym w

zatgczniku (rozdziat 8.1.).

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

pomiedzy tymi scenariuszami.

Wyniki analizy przedstawiono w dwoch wersjach: bez wprowadzenia instrumentow dzielenia

ryzyka oraz po wprowadzeniu proponowanych instrumentéw dzielenia ryzyka (RSS).

Analizowane scenariusze (istniejgcy, nowy), wersje (z RSS, bez RSS) oraz ich warianty

(minimalny, prawdopodobny, maksymalny) przedstawiono na ponizszym schemacie.
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Rysunek 1.
Mozliwe scenariusze brane pod uwage w analizie wptywu na budzet

Scenariusz istniejacy Scenariusz nowy
brak refundacji technologii refundacja technologii

whioskowanej w wnioskowanej w
analizowanym wskazaniu analizowanym wskazaniu

brak RSS
- wariant minimalny
- wariant prawdopodobny
- wariant maksymalny

brak RSS
- wariant minimalny

- wariant prawdopodobny
-wariant maksymalny

RSS

- wariant minimalny
~ - wariant prawdopodobny
- wariant maksymalny

2.5. Populacja

2.5.1. Populacja obejmujaca wszystkich chorych, u ktérych

technologia wnioskowana moze zosta¢ zastosowana

Populacje badang w analizie wptywu na budzet stanowig chorzy, u ktérych oceniania

technologia moze by¢ zastosowana. Zdefiniowano jg w oparciu o0 ChPL wnioskowanej

technologii. Zgodnie z ChPL llaris®, kanakinumab wskazany jest w leczeniu nastepujgcych

autozapalnych zespotéw gorgczek nawrotowych u dorostych, mtodziezy i dzieci w wieku 2 lat

i starszych:

Okresowe zespoly zalezne od kriopiryny (CAPS)

llaris® jest wskazany do stosowania w leczeniu okresowych zespotdw zaleznych od kriopiryny

(CAPS, ang. Cryopyrin-Associated Periodic Syndromes), m.in.:

v Zespotu Muckle-Wellsa (MWS);
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Noworodkowej zapalnej choroby wielouktadowej (zespotu NOMID, ang. Neonatal-
Onset Multisystem Inflammatory Disease) / przewlektego niemowlecego zespotu
neurologiczno-skérno-stawowego (CINCA, ang. Chronic Infantile Neurological,
Cutaneous, Articular Syndrome);

Ostrej postaci rodzinnego, indukowanego zimnem zespotu autoimmunologicznego
(FCAS, ang. Familial Cold Autoinflammatory Syndrome) / rodzinnej pokrzywki
indukowanej zimnem (FCU, ang. Familial Cold Urticaria) z objawami innymi niz

pokrzywkowa wysypka skérna wywotana zimnem.

Gorgczka okresowa zwigzana z defektem receptora dla czynnika martwicy nowotworéw
(TNF) (TRAPS)

Produkt leczniczy llaris® jest wskazany w leczeniu gorgczki okresowej zwigzanej z defektem

receptora dla czynnika martwicy nowotworéw (TNF) (TRAPS).
Zespot hiperimmunoglobulinemii D (HIDS)/niedobér kinazy mewalonowej (MKD)

Produkt leczniczy llaris® jest wskazany w leczeniu zespotu hiperimmunoglobulinemii D (HIDS)/

niedoboru kinazy mewalonowej (MKD).
Rodzinna goraczka srédziemnomorska (FMF)

Produkt leczniczy llaris® jest wskazany w leczeniu rodzinnej gorgczki $rédziemnomorskiej

(FMF). Produkt leczniczy llaris® nalezy podawa¢ w skojarzeniu z kolchicyng, jesli wtasciwe.
Ponadto produkt leczniczy llaris jest rowniez wskazany w leczeniu nastepujgcych chordb:
Dnawe zapalenie stawéw

Produkt leczniczy llaris® jest wskazany do stosowania w objawowym leczeniu dorostych
pacjentow z czestymi napadami zapalenia stawdw w przebiegu dny moczanowej (przynajmniej
3 ataki w okresie ostatnich 12 miesiecy), u ktérych wystepujg przeciwwskazania do stosowania
niesteroidowych lekoéw przeciwzapalnych (NLPZ) i kolchicyny, lub u ktérych wymienione leki
nie sg tolerowane lub nie zapewniajg wystarczajgcej odpowiedzi na leczenie, oraz u ktérych

powtarzalne dawki kortykosteroidéw nie sg wlasciwym postepowaniem.
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Choroba Stilla

Produkt leczniczy llaris® jest wskazany do stosowania w leczeniu czynnej postaci choroby
Stilla, w tym choroby Stilla z poczatkiem w wieku dorostym i uktadowego miodzienczego
idiopatycznego zapalenia stawow u pacjentow w wieku 2 lat i starszych, u ktérych nie uzyskano
wystarczajgcej odpowiedzi na  wczedniejsze leczenie  niesteroidowymi  lekami
przeciwzapalnymi (NLPZ) i kortykosteroidami o dziataniu uktadowym. Produkt leczniczy llaris®

moze by¢ podawany w monoterapii lub w skojarzeniu z metotreksatem.

W ponizszych podrozdziatach przedstawiono oszacowania liczebnosci poszczegodinych

populacji.
2.5.1.1. Okresowe zespoly zalezne od kriopiryny (CAPS)

Chorobowos¢ na okresowe zespoty zalezne od kriopiryny okreslono na podstawie raportu
Europejskiej Agencji ds. Lekéw z 2007 roku [EMA 2007]. Szczegéty przedstawiono w

ponizszej tabeli.

Tabela 1.
Wskaznik chorobowosci na CAPS na 100 tys. oséb

Wskaznik chorobowosci na CAPS na 100 tys. oséb Zrédio

0,50 EMA 2007

Uwzgledniajgc prognozowang liczbe mieszkancéw Polski w wieku 2 lat i starszych w latach
2025-2026 okreslong na podstawie Prognoza liczby ludnos$ci - GUS, oszacowano liczbe
chorych na CAPS w pierwszym oraz drugim roku refundacji. W ponizszych tabelach
przedstawiono liczbe ludnosci w Polsce w wieku 2 lat i starszych w latach 2025-2026 oraz
liczbe chorych na CAPS.

Tabela 2.
Liczba ludnosci w Polsce w wieku 2 lat i starszych w latach 2025-2026

Liczba ludnosci w Polsce w
wieku 2 lat i starszych

37110841 Prognoza liczby ludnosci -
37 024 696 GUs

Tabela 3.
Liczba chorych na CAPS w pierwszym oraz drugim roku refundacji

Rok I rok refundaciji Il rok refundaciji
Liczba chorych na CAPS 186 185
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2.5.1.2. Goraczka okresowa zwigzana z defektem receptora dla

czynnika martwicy nowotworéw (TNF) (TRAPS)

Chorobowos¢ na gorgczke okresowg zwigzang z defektem receptora dla czynnika martwicy
nowotworow okreslono na podstawie danych z publikacji Zegarska 2021. Szczegoty

przedstawiono w ponizszej tabeli.

Tabela 4.
Wskaznik chorobowosci na TRAPS na 100 tys. oséb
Wskaznik chorobowosci na TRAPS na 100 tys. oséb Zrédto
0,10 Zegarska 2021

Uwzgledniajgc prognozowang liczbe mieszkancéw Polski w wieku 2 lat i starszych w latach
2025-2026 okreslong na podstawie Prognoza liczby ludnosci - GUS, oszacowano liczbe
chorych na TRAPS w pierwszym oraz drugim roku refundacji. Liczbe ludnosci w Polsce w
wieku 2 lat i starszych w latach 2025-2026 przedstawiono w rozdziale 2.5.1.1. Z kolei liczbe

chorych na TRAPS zaprezentowano w ponizszej tabeli.

Tabela 5.
Liczba chorych na TRAPS w pierwszym oraz drugim roku refundac;ji

Rok I rok refundacji Il rok refundacji

Liczba chorych na TRAPS

2.5.1.3. Zespét hiperimmunoglobulinemii D (HIDS)/niedobér kinazy

mewalonowej (MKD)

Chorobowos¢ na zespot hiperimmunoglobulinemii D/ niedobér kinazy mewalonowej okreslono

na podstawie danych z publikacji Favier 2016. Szczegéty przedstawiono w ponizszej tabeli.

Tabela 6.
Wskaznik chorobowosci na HIDS/MKD na 100 tys. oséb

Wskaznik chorobowosci na HIDS/MKD na 100 tys. os6b Zrédto

0,50 Favier 2016

Uwzgledniajgc prognozowang liczbe mieszkancéw Polski w wieku 2 lat i starszych w latach
2025-2026 okreslong na podstawie Prognoza liczby ludnosci - GUS, oszacowano liczbe
chorych na HIDS/MKD w pierwszym oraz drugim roku refundacji. Liczbe ludno$ci w Polsce w
wieku 2 lat i starszych w latach 2025-2026 przedstawiono w rozdziale 2.5.1.1. Z kolei liczbe

chorych na HIDS/MKD zaprezentowano w ponizszej tabeli.
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Tabela 7.
Liczba chorych na HIDS/MKD w pierwszym oraz drugim roku refundacji

Rok I rok refundacji Il rok refundacji

Liczba chorych na HIDS/MKD

2.5.1.4. Rodzinna goraczka srédziemnomorska (FMF)

Chorobowos¢ na rodzinng gorgczke srédziemnomorskg okreslono na podstawie danych z

publikacji Alparslan 2020. Szczegoty przedstawiono w ponizszej tabeli.

Tabela 8.
Wskaznik chorobowosci na FMF na 100 tys. osob

Wskaznik chorobowosci na FMF na 100 tys. osob

4,03 Alparslan 2020

Uwzgledniajgc prognozowang liczbe mieszkancow Polski w wieku 2 lat i starszych w latach
2025-2026 okreslong na podstawie Prognoza liczby ludnosci - GUS, oszacowano liczbe
chorych na FMF w pierwszym oraz drugim roku refundaciji. Liczbe ludnosci w Polsce w wieku
2 lat i starszych w latach 2025-2026 przedstawiono w rozdziale 2.5.1.1. Z kolei liczbe chorych

na FMF zaprezentowano w ponizszej tabeli.

Tabela 9.
Liczba chorych na FMF w pierwszym oraz drugim roku refundacji
Rok I rok refundaciji Il rok refundaciji
Liczba chorych na FMF 1494 1491

2.5.1.5. Dnawe zapalenie stawéw

Chorobowos¢ na dnawe zapalenie stawow okreslono na podstawie danych z publikacji Elliot

2008. Szczegdty przedstawiono w ponizszej tabeli.

Tabela 10.
Wskaznik chorobowosci na dnawe zapalenie stawéw na 100 tys. oséb

Wskaznik chorobowosci na dnawe zapalenie stawéw na
100 tys. osob

460 Elliot 2008

Zrodio

Uwzgledniajgc prognozowang liczbe mieszkancow Polski w wieku 18 lat i starszych w latach
2025-2026 okreslong na podstawie Prognoza liczby ludnosci - GUS, oszacowano liczbe

chorych na dnawe zapalenie stawow w pierwszym oraz drugim roku refundacji. W ponizszych
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tabelach przedstawiono liczbe ludnosci w Polsce w wieku 18 lat i starszych w latach 2025-

2026 oraz liczbe chorych na dnawe zapalenie stawdéw.

Tabela 11.
Liczba ludnosci w Polsce w wieku 18 lat i starszych w latach 2025-2026

Liczba ludnosci w Polsce w
wieku 18 lat i starszych

31240998 Prognoza liczby ludnosci -
31 264 559 GUS

Tabela 12.
Liczba chorych na dnawe zapalenie stawéw w pierwszym oraz drugim roku refundacji

Rok I rok refundaciji Il rok refundaciji

Liczba chorych 143 709 143 817

2.5.1.6. Choroba Stilla

AOSD
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Tabela 14.

Py —
< Q
(7)) oy
c @
5
o Q
* 5
I N .




MA'_'TA@ llaris® (kanakinumab) w leczeniu czynnej postaci choroby Stilla — 25

analiza wptywu na system ochrony zdrowia

IBMNORANTLA NOCET

Tabela 16.
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Rsunek 3.

Tabela 17.
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Rysunek 4.
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2.5.1.7. Podsumowanie liczebnosci populacji obejmujacej wszystkich

chorych, u ktérych wnioskowana technologia moze zostaé

zastosowana

W tabeli ponizej przedstawiono podsumowanie liczebnosci populacji obejmujgcej wszystkich

chorych, u ktérych wnioskowana technologia moze zosta¢ zastosowana.
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Tabela 27.

2.5.2. Populacja docelowa, wskazana we wniosku

Populacja wskazana we wniosku refundacyjnym oraz oceniana w niniejszej analizie pokrywa

sie ze wskazaniem z ChPL llaris®, dotyczgcym choroby Stilla.
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Tabela 29.

Tabela 30.
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Tabela 34.

2.5.3. Populacja, w ktérej technologia wnioskowana jest

obecnie stosowana
Obecnie kanakinumab nie jest w Polsce stosowany.

2.5.4. Populacja, w ktérej wnioskowana technologia bedzie
stosowana przy zalozeniu, ze minister witasciwy do

spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu refundacjaq

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

wielkosci populacji docelowej (rozdziat 2.5.2).

2.5.4.1. Udziaty w rynku

Scenariusz istniejgcy

Oszacowanie udziatow w rynku w scenariuszu istniejgcym przedstawiono w tabeli ponize;j.
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Tabela 35.

Scenariusz nowy

Oszacowanie udziatéw w rynku w scenariuszu nowym przedstawiono w tabeli ponize;.
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Tabela 37.
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Tabela 38.

2.5.4.2. Oszacowanie wielkosci populacji chorych leczonych

technologiag wnioskowana

Uwzgledniajgc udzialy w rynku (rozdziat 2.5.4.1.), wielkos¢ populacji docelowej (rozdziat
2.5.2.) oraz liczbe pacjentdéw zmieniajgcych terapie ( Tabela 38.), oszacowano liczbe chorych

leczonych technologig wnioskowana.
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Tabela 39.

Tabela 40.
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2.5.5. Populacja, w ktérej wnioskowana technologia bedzie
stosowana przy zalozeniu, ze minister witasciwy do

spraw zdrowia nie wyda decyzji o objeciu refundacjaq

W przypadku braku wydania pozytywnej decyzji dotyczgcej refundacji kanakinumabu,

substancja ta nie bedzie stosowana.

2.5.6. Podsumowanie oszacowan liczebnosci populaciji

zdefiniowanych w minimalnych wymaganiach

W tabeli ponizej przedstawiono wartosci oszacowan populacyjnych wykonanych w niniejszej

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

Tabela 42.
Podsumowanie oszacowan liczebnosci populacji zdefiniowanych w Rozporzadzeniu
MZ w sprawie minimalnych wymagan

Oszacowanie rocznej liczebnosci

Populacja populacii

Podstawa prawna
Populacja obejmujgca wszystkich
chorych, u ktérych technologia
wnioskowana moze zostac¢
zastosowana

art. 6 ust. 1 pkt 1 lit. a

Populacja docelowa, wskazana we
wniosku

art. 6 ust. 1 pkt 1 lit. b

Populacja, w ktoérej technologia

. . ) art. 6 ust. 1 pkt 1 lit. ¢
wnioskowana jest obecnie stosowana




@ llaris® (kanakinumab) w leczeniu czynnej postaci choroby Stilla —
NMAHTA ( ) Nt g 42

analiza wptywu na system ochrony zdrowia

IBMNORANTLA NOCET

Oszacowanie rocznej liczebnosci
populacji

Populacja Podstawa prawna

Populacja, w ktorej wnioskowana
technologia bedzie stosowana przy
zalozeniu, ze minister wiasciwy do art. 6 ust. 1 pkt 2
spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu
refundacja

Populacja, w ktorej wnioskowana
technologia bedzie stosowana przy
zalozeniu, ze minister wiasciwy do art. 6 ust. 1 pkt 4
spraw zdrowia nie wyda decyzji o
objeciu refundacja

2.6. Analiza kosztow

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

scenariuszy, a wiec roznigce oceniane technologie medyczne.

W analizie z perspektywy ptatnika publicznego oraz z perspektywy wspdlnej uwzgledniono i

oceniano nastepujgce kategorie kosztéw bezposrednich medycznych:

koszty lekow;

koszty przepisania i podania lekow.

Wymienione kategorie kosztowe stanowig catkowite koszty réznigce oceniane technologie

medyczne.

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

podsumowanie kosztow.
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2.6.1. Koszt stosowania wnioskowanej technologii medycznej

Do obliczenia kosztu stosowania wnioskowanej technologii medycznej konieczne byto

okreslenie zuzycia zasob6éw (dawkowania) oraz cen jednostkowych leku.
2.6.1.1. Dawkowanie

Na podstawie Charakterystyki Produktu Leczniczego llaris® okres$lono, ze w leczeniu choroby
Stilla z poczatkiem w wieku dorostym (AOSD) oraz uktadowego miodzienczego
idiopatycznego zapalenia stawow (UMIZS), zalecana dawka kanakinumabu u chorych zi masag
ciala 2 7,5 kg wynosi 4 mg/kg mc. (maksymalnie 300 mg), podawana co cztery tygodnie we

wstrzyknieciu podskérnym.
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2.6.1.2. Ceny poszczegdlnych prezentacji

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

wskazanym w rozdziale 8.1. W zwigzku z powyzszym przyjeto, ze lek llaris® bedzie wyznaczat

podstawe limitu w grupie.

Wartosci poszczegolnych cen leku prezentuje ponizsza tabela (Tabela 43.).

Tabela 43.
Ceny leku uwzglednione w analizie (PLN)

2.6.2. Modelowanie kosztow

Koszty uwzglednione w niniejszym opracowaniu stanowig wynik przeprowadzonego
w Analizie ekonomicznej modelowania z uwzglednieniem 2-letniego horyzontu analizy wptywu
na budzet. W analizie uwzgledniono fakt, ze nie wszyscy chorzy rozpoczynajg terapie
jednoczesnie a kwalifikacja do leczenia poszczegdlnymi terapiami odbywa sie ptynnie w ciggu

catego roku. Przyjeto, ze rowny odsetek chorych bedzie rozpoczynat terapie w miesiecznych




MA'_'TA@ llaris® (kanakinumab) w leczeniu czynnej postaci choroby Stilla — 45

analiza wptywu na system ochrony zdrowia

IBMNORANTLA NOCET

interwatach®. W ten sposéb okoto 1/12 rocznej populacji docelowej chorych rozpocznie
leczenie w styczniu, 1/12 populacji po uptywie miesigca itd. Choremu, ktéry rozpocznie terapie
w styczniu, pierwszego roku refundacji przypisany zostanie koszt odpowiadajgcy 2 latom
leczenia w modelu ekonomicznym (niezdyskontowany), przy czym w pierwszym roku analizy
BIA przypisany zostanie koszt pierwszych 12 miesiecy terapii, w drugim roku koszt od 13 do
24 miesigca terapii w modelu. Z kolei choremu, ktory rozpocznie leczenie np. w 6 miesigcu
roku, w pierwszym roku analizy BIA zostanie przyporzgdkowany koszt pierwszych 7 miesiecy

terapii w modelu, w drugim roku BIA koszt od 8 do 19 miesigca modelu itd.

W tabelach ponizej na przyktadzie terapii kanakinumabem przedstawiono sposdb naliczania
kosztow, ktéry nastepnie krétko omowiono. Pierwsza oraz druga tabela przedstawia koszty
rocznej terapii chorego wnioskowang technologig w zaleznosci od okresu rozpoczecia
leczenia (odpowiedni miesigc roku) w wariancie z RSS oraz bez RSS, kolejne przedstawiajg

Srednie koszty roczne dla wnioskowanej technologii i komparatoréw.

Tabela 44.
Koszty ponoszone w terapii kanakinumabem w zaleznosci od okresu rozpoczecia
leczenia w ciggu roku (PLN) z uwzglednieniem umowy podziatu ryzyka — wskazanie
AOSD
miesigc roku udziat ‘ koszt w 1. roku terapii koszt w 2. roku terapii

8,33%
8,33%
8,33%
8,33%
8,33%
8,33%
8,33%
8,33%
8,33%
8,33%
8,33%
8,33%
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5 Przyjeto okresy miesieczne a nie 4-tygodniowe z uwagi na fakt, Ze model analizy ekonomiczne;j
wykonany zostat z doktadnoscig do cykli miesiecznych a nie tygodniowych.
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Tabela 45.

Koszty ponoszone w terapii kanakinumabem w zaleznosci od okresu rozpoczecia
leczenia w ciagu roku (PLN) bez uwzglednienia umowy podziatu ryzyka — wskazanie
AOSD

miesigc roku udziat koszt w 1. roku terapii koszt w 2. roku terapii

8,33%
8,33%
8,33%
8,33%

o

8,33%
8,33%
8,33%
8,33%
8,33%
8,33%
8,33%
8,33%
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=
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W pierwszej kolumnie obu powyzszych tabel przedstawiono okres w ciggu roku, w ktérym
chory przystepuje do leczenia, w drugiej kolumnie znajdujg sie udziaty chorych
odzwierciedlajgce rownomierng zachorowalnoé¢ (i rozpoczecie terapii przez chorych) w ciggu
roku. Kolejne kolumny reprezentujg koszt jaki ponosi chory w kolejnych latach horyzontu
czasowego analizy. W przypadku, gdy chory przystgpi do leczenia w drugim roku horyzontu
czasowego analizy BIA na jego catkowity koszt leczenia sktadajg sie jedynie koszty 1. roku
terapii. Sredni roczny koszt leczenia chorego zostat policzony jako $rednia wazona odsetka
zaprezentowanego w 2 kolumnie powyzszej tabeli i kosztu zaprezentowanego w kolumnie dla
odpowiedniego roku leczenia. Srednie koszty roczne (1. i 2. roku terapii) ponoszone
w zaleznosci od roku rozpoczecia leczenia w wersji z RSS oraz bez RSS przedstawiono

w tabelach ponizej.

Tabela 46.
Koszty ponoszone w terapii kanakinumabem w zaleznosci od roku rozpoczecia leczenia
(PLN) z uwzglednieniem umowy podziatu ryzyka — wskazanie AOSD

Koszt terapii w
okresie 2 letnim

Rok rozpoczecia leczenia wydatek w 1. roku BIA wydatek w 2. roku BIA

1rok ‘
2 rok ‘

W kolumnie drugiej, w pierwszym wierszu przedstawiono sredni roczny koszt leczenia chorego

I o-poczynajgcego terapie kanakinumabem w 1. roku refundacii, ponoszony
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w pierwszym roku horyzontu czasowego BIA. W kolumnie trzeciej, wiersz pierwszy
przedstawiono $redni roczny koszt leczenia chorego || ) rozpoczynajacego

terapie w 1. roku BIA, ponoszony w drugim roku horyzontu czasowego BIA itd.

Tabela 47.
Koszty ponoszone w terapii kanakinumabem w zaleznos$ci od roku rozpoczecia leczenia
(PLN) bez uwzglednienia umowy podziatu ryzyka — wskazanie AOSD

Koszt terapii w
okresie 2 letnim

Rok rozpoczecia leczenia wydatek w 1. roku BIA wydatek w 2. roku BIA

1rok ‘
2 rok ‘

W kolumnie drugiej, w pierwszym wierszu przedstawiono sredni roczny koszt leczenia chorego

) 0-poczynajacego terapie kanakinumabem w 1. roku refundacii, ponoszony
w pierwszym roku horyzontu czasowego BIA. W kolumnie trzeciej, wiersz pierwszy

przedstawiono $redni roczny koszt leczenia chorego (| S rozpoczynajacego
terapie w 1. roku BIA, ponoszony w drugim roku horyzontu czasowego BIA itd.

W ponizszych tabelach przedstawiono srednie koszty roczne ponoszone na lek llaris® w terapii
kanakinumabem u chorych w wersji z RSS i bez RSS.

Tabela 48.
Koszty ponoszone na lek llaris® w terapii kanakinumabem u chorych w zaleznosci od

roku rozpoczecia leczenia (PLN) z uwzglednieniem umowy podziatu ryzyka — wskazanie
AOSD

Koszt terapii w
okresie 2-letnim

Rok rozpoczecia leczenia wydatek w 1. roku BIA wydatek w 2. roku BIA

1. rok
2. rok

Tabela 49.

Koszty ponoszone na lek llaris® w terapii kanakinumabem u chorych w zaleznosci od
roku rozpoczecia leczenia (PLN) bez uwzglednienia umowy podziatu ryzyka — wskazanie
AOSD

Koszt terapii w

Rok rozpoczecia leczenia wydatek w 1. roku BIA wydatek w 2. roku BIA okresie 2-letnim

1. rok ‘

2. rok

W ponizszej tabeli przedstawiono $rednie koszty roczne ponoszone w terapii komparatorami

u chorych w populacji docelowej.
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Tabela 50.
Koszty ponoszone w terapii komparatorami w zaleznosci od roku rozpoczecia leczenia
(PLN) — wskazanie AOSD

Koszt terapii w
okresie 2-letnim

1. rok \ 34 042,01 54 674,10 88 716,11

2. rok - 34 042,01 34 042,01

Ponizej przedstawiono analogiczne oszacowania dla populacji chorych z uMIZS.

Rok rozpoczecia leczenia wydatek w 1. roku BIA wydatek w 2. roku BIA

Tabela 51.

Koszty ponoszone w terapii kanakinumabem w zaleznosci od okresu rozpoczecia
leczenia w ciggu roku (PLN) z uwzglednieniem umowy podziatu ryzyka — wskazanie
uMIZS

miesigc roku udziat koszt w 1. roku terapii koszt w 2. roku terapii

8,33%
8,33%
8,33%
8,33%
8,33%
8,33%
8,33%
8,33%
8,33%
8,33%
8,33%
11 8,33%

o
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o

Tabela 52.

Koszty ponoszone w terapii kanakinumabem w zaleznosci od okresu rozpoczecia
leczenia w ciagu roku (PLN) bez uwzglednienia umowy podziatu ryzyka — wskazanie
uMIZS

miesiac roku udziat koszt w 1. roku terapii koszt w 2. roku terapii

o

8,33%
8,33%
8,33%
8,33%

8,33%

8,33%
8,33%
8,33%
8,33%

(I N |~ W[IN|F
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miesigc roku koszt w 1. roku terapii koszt w 2. roku terapii
9 8,33%
10 8,33%
11 8,33%

Srednie koszty roczne (1. i 2. roku terapii) ponoszone w zaleznosci od roku rozpoczecia

leczenia w wersji z RSS oraz bez RSS przedstawiono w tabelach ponizej.

Tabela 53.
Koszty ponoszone w terapii kanakinumabem w zaleznosci od roku rozpoczecia leczenia
(PLN) z uwzglednieniem umowy podziatu ryzyka — wskazanie uMIZS

Koszt terapii w
okresie 2 letnim

Rok rozpoczecia leczenia wydatek w 1. roku BIA wydatek w 2. roku BIA

1rok
2 rok

Tabela 54.
Koszty ponoszone w terapii kanakinumabem w zaleznosci od roku rozpoczecia leczenia
(PLN) bez uwzglednienia umowy podziatu ryzyka — wskazanie uMIZS

Koszt terapii w

Rok rozpoczecia leczenia wydatek w 1. roku BIA wydatek w 2. roku BIA okresie 2 letnim

1rok ‘
2 rok ‘

W ponizszych tabelach przedstawiono $rednie koszty roczne ponoszone na lek llaris® w terapii

kanakinumabem u chorych w wersji z RSS i bez RSS.

Tabela 55.

Koszty ponoszone na lek llaris® w terapii kanakinumabem u chorych w zaleznosci od
roku rozpoczecia leczenia (PLN) z uwzglednieniem umowy podziatu ryzyka — wskazanie
uMIZS

Koszt terapii w

Rok rozpoczecia leczenia wydatek w 1. roku BIA wydatek w 2. roku BIA okresie 2-letnim

1. rok ‘
2. rok ‘

Tabela 56.

Koszty ponoszone na lek llaris® w terapii kanakinumabem u chorych w zaleznosci od
roku rozpoczecia leczenia (PLN) bez uwzglednienia umowy podziatu ryzyka — wskazanie
uMIZS

Koszt terapii w

Rok rozpoczecia leczenia wydatek w 1. roku BIA wydatek w 2. roku BIA . :
okresie 2-letnim

1. rok
2. rok
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W ponizszej tabeli przedstawiono $rednie koszty roczne ponoszone w terapii komparatorami

u chorych w populacji docelowej.

Tabela 57.
Koszty ponoszone w terapii komparatorami w zaleznosci od roku rozpoczecia leczenia
(PLN) — wskazanie uMIZS

Koszt terapii w
okresie 2-letnim

1. rok 26 481,21 43 219,82 69 701,03
2. rok - 26 481,21 26 481,21

Rok rozpoczecia leczenia wydatek w 1. roku BIA wydatek w 2. roku BIA

2.6.3. Podsumowanie kosztow

Koszty catkowite réznigce poszczegdine terapie, z perspektywy ptatnika publicznego/wspadinej
dla obu wersji: z uwzglednieniem RSS oraz bez uwzglednienia RSS, w ujeciu 2-letnim, tj.

horyzoncie analizy zaprezentowano w tabelach ponize;.

Tabela 58.
Srednie koszty terapii kanakinumabem w horyzoncie analizy, z perspektywy ptatnika
publicznego/wspélnej (PLN) z uwzglednieniem RSS - wskazanie AOSD

w 1. roku

w 2. roku
Tabela 59.

Srednie koszty terapii kanakinumabem w horyzoncie analizy, z perspektywy ptatnika
publicznego/wspélnej (PLN) bez uwzglednienia RSS — wskazanie AOSD

w 1. roku

w 2. roku
Tabela 60.

Srednie koszty leku llaris® w horyzoncie analizy, z perspektywy ptatnika
publicznego/wspdlnej (PLN) z uwzglednieniem RSS - wskazanie AOSD

w 1. roku

w 2. roku
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Tabela 61.
Srednie koszty leku llaris® w horyzoncie analizy, z perspektywy platnika
publicznego/wspdlnej (PLN) bez uwzglednienia RSS — wskazanie AOSD

w 1. roku

w 2. roku

Tabela 62.
Srednie koszty terapii w ramieniu komparatoréw w horyzoncie analizy, z perspektywy
platnika publicznego/wspédlnej (PLN) — wskazanie AOSD

w 1. roku 34 042,01 54 674,10

34 042,01

w 2. roku

Tabela 63.
Srednie koszty terapii kanakinumabem w horyzoncie analizy, z perspektywy ptatnika
publicznego/wspélnej (PLN) z uwzglednieniem RSS — wskazanie uMIZS

w 1. roku

w 2. roku ‘

Tabela 64.
Srednie koszty terapii kanakinumabem w horyzoncie analizy, z perspektywy ptatnika
publicznego/wspdlnej (PLN) bez uwzglednienia RSS — wskazanie uMIZS

w 1. roku

w 2. roku
Tabela 65.

Srednie koszty leku llaris® w horyzoncie analizy, z perspektywy ptatnika
publicznego/wspélnej (PLN) z uwzglednieniem RSS — wskazanie uMIZS

w 1. roku

w 2. roku

Tabela 66.
Srednie koszty leku llaris® w horyzoncie analizy, z perspektywy platnika
publicznego/wspélnej (PLN) bez uwzglednienia RSS — wskazanie uMIZS

w 1. roku
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Tabela 67.
Srednie koszty terapii w ramieniu komparatoréw w horyzoncie analizy, z perspektywy

ptatnika publicznego/wspélnej (PLN) — wskazanie uMIZS

43 219,82
26 481,21

26 481,21

w 1. roku

w 2. roku

2.7. Podsumowanie danych wejsciowych

Podsumowanie danych wejsciowych przedstawiono w ponizszej tabeli.
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Tabela 68.
Dane wejsciowe uwzgledniane w analizie wptywu na budzet

Zakres zmiennosci
wartosci parametru
(wartos¢ alternatywna —
alter, minimalna — min,
maksymalna — max)

Parametry analizy wptywu na budzet

Uzasadnienie przyjetego zakresu Zrédta danych dla
zZmiennosci wartosci parametru

Wartos¢ parametru z
analizy podstawowej

Parametr

Horyzont czasowy analizy 2 lata n/d n/d Rozdziat 2.2

Liczba dni w roku 365,25 n/d n/d Zatozenie

Liczba dni w miesiacu 30,44 n/d n/d Zatozenie

Odsetek chorych kwalifikujacych sie do
leczenia AOSD w ramach programu Rozdziat 2.5.2. Rozdziat 2.5.2. Rozdziat 2.5.2. Rozdziat 2.5.2.
lekowego B.33

Odsetek chorych kwalifikujgcych sie do
leczenia uMIZS w ramach programu Rozdziat 2.5.2. Rozdziat 2.5.2. Rozdziat 2.5.2. Rozdziat 2.5.2.
lekowego B.33

Liczebnos¢ populacji docelowej Rozdziat 2.5.2. Rozdziat 2.5.2. Rozdziat 2.5.2. Rozdziat 2.5.2.

Udzialy w rynku poszczegélnych

» Rozdziat 2.5.4.1. Rozdziat 2.5.4.1. Rozdziat 2.5.4.1. Rozdziat 2.5.4.1.
technologii medycznych

Liczebnos$é chorych leczonych

technologia wnioskowana Rozdziat .2.5.4.2. Rozdziat .2.5.4.2. Rozdziat .2.5.4.2. Rozdziat .2.5.4.2.

EVWERITE Rozdziat 2.6.1.1. Rozdziat 2.6.1.1. Rozdziat 2.6.1.1. Rozdziat 2.6.1.1.

Parametry kosztowe
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Zakres zmiennosci
wartosci parametru
(wartos¢ alternatywna —
alter, minimalna — min,
maksymalna — max)

Uzasadnienie przyjetego zakresu Zrédta danych dla
zmiennosci wartosci parametru

Wartos¢ parametru z

Parametr : -
analizy podstawowej
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2.8. Wydatki budzetowe w horyzoncie analizy

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

przyjetego scenariusza oraz jego wariantu.
2.8.1. Aktualne wydatki budzetowe

Aktualne wydatki budzetowe, zwigzane z leczeniem populacji docelowej oszacowano biorgc
pod uwage liczebno$¢ populacji docelowej wtasciwej dla 2024 roku. Uwzgledniono udziaty w
rynku poszczegolnych technologii medycznych oraz koszty ich stosowania analogicznie, jak
dla scenariusza istniejgcego. Oszacowane w ten sposob aktualne wydatki budzetowe
zwigzane z leczeniem populacji chorych na AOSD wynoszg okoto 3,64 min PLN w 2024 roku.
Z kolei aktualne wydatki budzetowe zwigzane z leczeniem populacji chorych na uMIZS
wynoszg okoto 3,65 min PLN w 2024 roku. £gczne aktualne wydatki budzetowe zwigzane z

leczeniem populacji docelowej wynoszg natomiast okoto 7,29 min PLN w 2024 roku.

Obecnie kanakinumab nie jest stosowany w analizowanej populacji chorych. Koszt leku jest

zatem zerowy.
2.8.2. Prognozowane wydatki budzetowe

Wyniki analizy przedstawiono w uwzglednianym horyzoncie czasowym, z perspektywy
ptatnika publicznego i wspdlnej. Dodatkowo wyniki przedstawiono z uwzglednieniem lub nie
instrumentow dzielenia ryzyka (wersja z RSS, wersja bez RSS) oraz w wariantach (minimalny,

prawdopodobny, maksymailny).
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Tabela 69.

Wyniki analizy wplywu na budzet z perspektywy ptatnika publicznego/wspélnej z uwzglednieniem RSS — wskazanie AOSD

* biorgc pod uwage kategorie kosztowe we wszystkich uwzglednianych zakresach swiadczen

Tabela 70.

Wyniki analizy wplywu na budzet z perspektywy ptatnika publicznego/wspélnej bez uwzglednienia RSS — wskazanie AOSD

\WETIE

minimalny

Scenariusz istniejacy

1. rok refundaciji

3438 242,81

5794 420,22

2. rok refundaciji

Scenariusz nowy

1. rok refundaciji

Catkowite koszty roznigce*

14 953 694,78

2. rok refundaciji

38 398 351,88

Wydatki inkrementalne

1. rok refundac

11515 451,98

ji 2. rok refundaciji

32 603 931,66

prawdopodobny

3 642 494,86

6 326 716,87

16 597 378,33

42 517 933,40

12 954 883,47

36 191 216,54

maksymalny

minimalny

3 846 746,90

0,00

6 859 013,52

0,00

17 521 346,12

Koszt kanakinumabu (llaris®)

12 041 440,24

45 563 588,24

34 586 617,65

13 674 599,22

12 041 440,24

38704 574,72

34 586 617,65

prawdopodobny

0,00

0,00

13 546 620,27

38 345 502,34

13 546 620,27

38 345 502,34
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: Scenariusz istniejacy Scenariusz nowy Wydatki inkrementalne
Wariant S =L _—_—_———————

1. rok refundacji 2. rok refundacji 1. rok refundacji 2. rok refundacji 1. rok refundacji 2. rok refundaciji

maksymalny 14 299 210,28 40977 534,70 14 299 210,28 40977 534,70
* biorgc pod uwage kategorie kosztowe we wszystkich uwzglednianych zakresach swiadczen

Tabela 71.
Wyniki analizy wplywu na budzet z perspektywy ptatnika publicznego/wspélnej z uwzglednieniem RSS — wskazanie uMIZS

* biorgc pod uwage kategorie kosztowe we wszystkich uwzglednianych zakresach swiadczen

Tabela 72.
Wyniki analizy wplywu na budzet z perspektywy ptatnika publicznego/wspélnej bez uwzglednienia RSS — wskazanie uMIZS

Scenariusz istniejacy Scenariusz nowy Wydatki inkrementalne

1. rok refundaciji 2. rok refundacji 1. rok refundaciji 2. rok refundaciji 1. rok refundaciji 2. rok refundaciji

\WEE

Catkowite koszty roznigce*
minimalny 3 601 444,49

6 169 188,89 11 108 407,22 27 730 961,52
prawdopodobny 3 654 406,91 6 308 590,95 11 388 853,35 28 462 332,96

7506 962,73 21561 772,63

7 734 446,45 22 153 742,02




@

NAA R T.A0 llaris® (kanakinumab) w leczeniu czynnej postaci choroby Stilla — analiza wptywu na system ochrony zdrowia

IBMNORANTLA NOCET

58

Scenariusz istniejacy Scenariusz nowy Wydatki inkrementalne

\WETE

1. rok refundacji 2. rok refundacji 1. rok refundacji 2. rok refundacji 1. rok refundacji 2. rok refundaciji
Koszt kanakinumabu (llaris®)
minimalny 0,00 0,00 8 342 307,17 24 772 455,30 8 342 307,17 24 772 455,30
prawdopodobny 0,00 0,00 8 595 104,36 25 431 209,52 8 595 104,36 25 431 209,52

maksymalny 0,00 0,00 8 847 901,55 26 089 963,73 8 847 901,55 26 089 963,73
* biorgc pod uwage kategorie kosztowe we wszystkich uwzglednianych zakresach swiadczen

Tabela 73.
Wyniki analizy wptywu na budzet z perspektywy ptatnika publicznego/wspélnej z uwzglednieniem RSS — wskazanie AOSD i uMIZS
tacznie

* biorgc pod uwage kategorie kosztowe we wszystkich uwzglednianych zakresach swiadczen
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Tabela 74.

Wyniki analizy wplywu na budzet z perspektywy ptatnika publicznego/wspoélnej bez uwzglednienia RSS — wskazanie AOSD i uMIZS

facznie

Scenariusz istniejacy

WETIET

1. rok refundacji

minimalny 7 039 687,29

2. rok refundaciji

11 963 609,10

Scenariusz nowy

Catkowite koszty roznigce*

26 062 102,00

1. rok refundacji

2. rok refundacji

66 129 313,40

Wydatki inkrementalne

1. rok refundacji

19 022 414,71

2. rok refundacji

54 165 704,29

prawdopodobny 7296 901,76

12 635 307,82

27 986 231,68

70 980 266,37

20 689 329,92

58 344 958,55

maksymalny 7 580 597,44

minimalny 0,00

13 376 707,56

29217 126,83

Koszt kanakinumabu (llaris®)

74 826 993,68

21 636 529,39

61 450 286,12

59 359 072,95

prawdopodobny 0,00

maksymalny 0,00

0,00 20383 747,41 59 359 072,95 20 383 747,41
0,00 22 141 724,63 63 776 711,86 22 141 724,63 63 776 711,86
0,00 23147 111,83 67 067 498,43 23147 111,83 67 067 498,43

* biorgc pod uwage kategorie kosztowe we wszystkich uwzglednianych zakresach swiadczen
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Wyniki analizy wptywu na budzet przedstawiono réwniez graficznie na ponizszym wykresie.

Rysunek 7.
Wyniki analizy wplywu na budzet (catkowite réznigce koszty inkrementalne) z
perspektywy ptatnika publicznego/wspoélnej, w wersji z RSS (PLN) — wskazanie AOSD

Rysunek 8.
Wyniki analizy wplywu na budzet (catkowite roéznigce koszty inkrementalne) z
perspektywy ptatnika publicznego/wspdlnej, w wersji bez RSS (PLN) — wskazanie AOSD
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Rysunek 9.
Wyniki analizy wptywu na budzet (catkowite roéznigce koszty inkrementalne) z
perspektywy ptatnika publicznego/wspdlnej, w wersji z RSS (PLN) — wskazanie uMIZS

Rysunek 10.
Wyniki analizy wplywu na budzet (catkowite roéznigce koszty inkrementalne) z
perspektywy ptatnika publicznego/wspodlnej, w wersji bez RSS (PLN) —wskazanie uMIZS
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Rysunek 11.

Wyniki analizy wptywu na budzet (catkowite roéznigce koszty inkrementalne) z
perspektywy ptatnika publicznego/wspélnej, w wersji z RSS (PLN) — wskazanie AOSD i
uMIZS lacznie

Rysunek 12.

Wyniki analizy wplywu na budzet (catlkowite roéznigce koszty inkrementalne) z
perspektywy ptatnika publicznego/wspdlnej, w wersji bez RSS (PLN) —wskazanie AOSD
i UMIZS tacznie
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3. Analiza wrazliwosci

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

na wyniki analizy przyjecia przez te parametry wartosci ekstremalnych.
Testowane parametry i ich zakres przedstawiono w Rozdziale 2.7.

Wyniki analizy wrazliwosci przedstawiono w ponizszych tabelach.
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Tabela 75.
Wyniki analizy wrazliwosci w zaleznosci od wariantu z perspektywy ptatnika publicznego/wspélnej w wersji z RSS — wskazanie AOSD
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Tabela 76.
Wyniki analizy wrazliwosci w zaleznosci od wariantu z perspektywy ptatnika publicznego/wspélnej w wersji bez RSS —wskazanie AOSD
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Tabela 77.
Wyniki analizy wrazliwosci w zaleznosci od wariantu z perspektywy ptatnika publicznego/wspdlnej w wersji z RSS — wskazanie uMIZS
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Tabela 78.
Wyniki analizy wrazliwosci w zaleznosci od wariantu z perspektywy ptatnika publicznego/wspélnej w wersji bez RSS —wskazanie uMIZS
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4. Wplyw na organizacje udzielania Swiadczen

Decyzja dotyczgca refundacji produktu llaris® (kanakinumab) w leczeniu czynnej postaci
choroby Stilla, w ramach programu lekowego, nie spowoduje nowych konsekwencji w

organizacji udzielania swiadczenh.

W zwigzku z powyzszym, w wyniku rozpoczecia finansowania ocenianej technologii
medycznej, nie wystgpi koniecznos¢ dodatkowych szkolen personelu medycznego, czy tez
tworzenia nowych wytycznych okre$lajgcych sposdb podawania leku. Objecie refundacjg
technologii wnioskowanej nie bedzie zatem miec istotnego wptywu na organizacje udzielania

Swiadczen zdrowotnych.
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5. Aspekty etyczne i spoteczne

Whioskowana populacja chorych odznacza sie szczegodlnie niekorzystnym rokowaniem.
Brakuje zdefiniowanych standardéw postepowania i istnieje duza niezaspokojona potrzeba
spoteczna na wprowadzenie skutecznej terapii. Dotychczas stosowane leczenie przy pomocy

anakinry, tocilizumabu oraz placebo nie moze zosta¢ uznane za satysfakcjonujgce.

Choroby zapalne stawow stanowig istotny problem zdrowotny i spoteczny. Miodziencze
idiopatyczne zapalenie stawdw oraz choroba Stilla z poczatkiem w wieku dorostym to choroby
nieuleczalne, stanowigce znaczne obcigzenie zaréwno dla samych chorych, jak i systemu
opieki zdrowotnej [Gidman 2015]. Chorzy na chorobe Stilla czesto zmagajg sie z powaznymi
objawami choroby obejmujgcymi stawy (m.in. zapalenia i uszkodzenia stawéw), lecz czesto
réowniez z licznymi objawami pozastawowymi (m.in.. zapalenie aorty, osierdzia, wady
zastawek, choroba $rodmigzszowa ptuc). Wystepujgce objawy oraz liczne powiktania choroby
sg niejednokrotnie przyczyng niepetnosprawnosci chorych oraz wywierajg negatywny wptyw
na jakosc¢ zycia [Gidman 2015, Stajszczyk 2020, Dgbkowska 2019, Mrukowicz 2023].

Obecnie w Polsce dostep do leczenia biologicznego, w tym inhibitoréw interleukiny, a takze
innych innowacyjnych terapii jest nadal ograniczony w poréwnaniu z innymi panstwami
europejskimi. Wysoki koszt lekéw biologicznych oraz terapii celowanych ogranicza ich
zastosowanie u chorych kwalifikowanych do odpowiednich programoéw lekowych. Warto
zaznaczy¢, ze w wielu przypadkach kryteria wigczenia do programu sg zawezone
w poréwnaniu z aktualnymi wytycznymi klinicznymi renomowanych towarzystw naukowych.
Stanowi to jedng z przyczyn utrudnionego dostepu do skutecznego i bezpiecznego leczenia

dla wielu chorych w Polsce [Stajszczyk 2020].

Warto zaznaczyé, ze w obliczu ograniczonego dostepu do terapii biologicznych i
matoczgsteczkowych, powszechne jest stosowanie u chorych niesteroidowych lekdow
przeciwzapalnych oraz glikokortykosteroidow. Nalezy jednak mie¢ na uwadze, ze przewlekte
stosowanie lekéw z tej grupy niesie za sobg negatywne konsekwencje w postaci licznych
dziatan niepozgdanych [EMA 2013, AWMF 2023]. Wedtug najnowszych wytycznych, w
leczeniu choroby Stilla, dominujgcg role powinny odgrywaé inhibitory IL-1 oraz IL-6, w tym
m.in. kanakinumab [AWMF 2023].

Oprécz indywidualizacji terapii choroby Stilla, zalecanej w najnowszych wytycznych

klinicznych, dotyczgcych leczenia chorob reumatycznych istotny jest rowniez czas rozpoczecia
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leczenia. Opdznienie w podjeciu odpowiedniej terapii lub jej nieodpowiednie dobranie moze
prowadzi¢c do powaznej, a nawet nieodwracalnej w skutkach niepetnosprawnosci.
Uposledzenie sprawnosci niesie za sobg z kolei kaskade konsekwenciji, w tym wykluczenie
spofteczne wptywajgce negatywnie na samopoczucie chorego czy wykluczenie zawodowe
wptywajgce na obcigzenie ekonomiczne [Stajszczyk 2020]. W efekcie spoteczenstwo
obcigzone jest istotnymi kosztami utraty produktywnosci. Koszty te sg, tym wyzsze im mniej
skutecznie prowadzona jest terapia tych chorych. Obecnie chorzy nie majg
zagwarantowanego dostepu do skutecznej metody leczenia przez co koszty spoteczne sg
eskalowane. Refundacja kanakinumabu pomoze ograniczy¢ te koszty i bedzie stanowita

odpowiedz na niezaspokojong potrzebe spoteczng.

Obecnie, w ramach Programu lekowego leczenia chorych z aktywng postaciag RZS i MIZS
chorzy na uMIZS sposréd inhibitoréw IL-1 majg mozliwos¢ terapii tylko jednym lekiem —
anakinrg (produkt leczniczy Kineret®) [Wykaz lekéw refundowanych]. Zgodnie z najnowszymi
wytycznymi Klinicznymi, inhibitory IL-1 stanowig wazng grupe lekdéw w przebiegu choroby
Stilla, ze wzgledu na ich wysokg skutecznosé [ACR 2021, PTR 2022]. Zwigzane jest to gtownie
z patogenezg uMIZS , gdzie dominujgcg role odgrywajg cytokiny prozapalne (m.in. IL-1, IL-6)
[Paszkowska 2021]. Rozszerzenie chorym bezptatnego dostepu do wiekszej liczby lekéw z
grupy inhibitoréw IL-1 jest zatem kluczowe w omawianej jednostce chorobowej i wcigz stanowi

duzg niezaspokojong potrzebe leczniczg. Warto zaznaczy¢, ze zgodnie ze stanowiskiem PTR,

istnieje konieczno$¢ objecia finansowaniem kanakinumabu, stanowigcego przedmiot

niniejszej analizy. Wedtug PTR dostep do nowych substancji czynnych w chorobach

reumatycznych, w tym uMIZS i AOSD umozliwi skuteczniejsze leczenie coraz wigkszej liczby
chorych oraz stworzy wielu chorym szanse na normalne zycie bez aktywnej choroby i jej
odlegtych skutkow [PTR 2022c].

Pomimo znacznych postepdédw w zrozumieniu patogenezy AOSD nadal istnieje réwniez
niezaspokojona potrzeba medyczna zwigzana zaréwno z rozpoznawaniem choroby, jak i jej
optymalnym leczeniem. Brakuje wiarygodnych danych epidemiologicznych na temat AOSD
oraz MIZS, a rzeczywiste obcigzenie chorobg jest trudne do oszacowania ze wzgledu na brak
krajowych rejestrow chordb i prospektywnych baz danych oraz dostepnosé gtéwnie danych
retrospektywnych. Co wiecej, brakuje rowniez badan oceniajgcych bezposrednie lub
posrednie koszty opieki zdrowotnej zwigzane z AOSD. Wedtug doniesien naukowych, przyszte
badania dotyczace AOSD powinny mie¢ na celu identyfikacje iwalidacje narzedzi

umozliwiajgcych wczesne rozpoznanie choroby i optymalizacje leczenia zapobiegajgcego
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przewlektemu zapaleniu stawdéw, a w konsekwencji nieodwracalnemu uszkodzeniu stawow
[Efthimiou 2021, Dgbkowska 2019, AOTMIT 2021].

Podsumowujgc, w swietle przedstawionych ograniczen istnieje niezaspokojona potrzeba
lecznicza polegajgca na dostepie do szerszego wachlarza nowoczesnych terapii
biologicznych/celowanych (w tym inhibitorow IL-1) u chorych z uktadowym miodzienczym
idiopatycznym zapaleniem stawow oraz chorobg Stilla w wieku dorostym. Produkt leczniczy
llaris® jako terapia odznaczajgca sie korzystnym profilem bezpieczenstwa oraz udowodniong
skutecznoscig stanowi odpowiedZz na niezaspokojong potrzebe chorych w analizowanym

wskazaniu.

Ponadto lek llaris® charakteryzuje sie 28-krotnie mniejszg czestotliwoscig podawania niz
anakinra oraz placebo (dotyczy chorych na AOSD oraz uMIZS), 4-krotnie mniejszg
czestotliwoscig podawania niz tocilizumab w postaci podskérnej (dotyczy chorych na AOSD)
oraz 2-krotnie mniejszg czestotliwoscig podawania niz tocilizumab w postaci dozylnej (dotyczy
chorych na uMIZS). Tym samym nalezy oczekiwag, iz jakos¢ zycia osiggana przez chorych
leczonych wnioskowang technologig w zwigzku z mniejszg liczbg iniekcji bedzie wyzsza niz w

przypadku chorych stosujgcych komparatory.

Decyzja dotyczgca objecia refundacjg produktu llaris® w ramach programu lekowego, dotyczy
wytgcznie chorych spetniajacych wszystkie kryteria kwalifikacji, co zapewnia, ze technologia
bedzie stosowana w populacji chorych, u ktérych spodziewane sg najwieksze korzysci

kliniczne.

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

wymogow zwigzanych z rozpoczeciem leczenia.

Ponizsza tabela przedstawia ocene aspektéw spotecznych i etycznych dotyczgcag stosowania

technologii wnioskowanej w omawianym wskazaniu.

Tabela 79.
Aspekty spoteczne i etyczne

Warunek Wartosé

Czy i ktére grupy pacjentdow mogg byé faworyzowane na skutek zatozen przyjetych w Zadne
analizie ekonomicznej;

Czy niekwestionowany jest réwny dostep do technologii medycznej przy jednakowych Tak
potrzebach;
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Warunek Wartosé

Duza korzysc¢ dla
waskiej grupy
chorych

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

Czy technologia stanowi odpowiedz dla 0sdb o istotnych potrzebach zdrowotnych, dla

ktoérych nie ma obecnie dostepnej zadnej metody leczenia. Nie

Czy pozytywna decyzja w odniesieniu do ocenianej technologii moze powodowaé problemy spoteczne,

w tym:

wptywac na poziom satysfakcji pacjentow z otrzymywanej opieki medycznej; Nie
grozi¢ niezaakceptowaniem postepowania przez poszczegodlnych chorych; Nie
powodowa¢ lub zmienia¢ stygmatyzacije; Nie
wywotywac¢ ponadprzecietny lek; Nie
powodowac¢ dylematy moralne; Nie
stwarzaé problemy dotyczace ptci lub rodzinne. Nie
stoi w sprzecznosci z aktualnie obowigzujgcymi regulacjami prawnymi, Nie
czy stwarza koniecznos¢ dokonania zmian w prawie/przepisach; Nie
oddziatuje na prawa pacjenta lub prawa cztowieka. Nie
koniecznos¢ szczegolnego informowania pacjenta lub uzyskiwania jego zgody; Nie
pqtrzepa ;apewnie_pia pacjer)towi prawa do poszanowania godnosci i intymnosci oraz Nie
tajemnicy informacji z nim zwigzanych;

potrzeba uwzgledniania indywidualnych preferenciji, potrzeba czynnego udziatu pacjenta Nie

w podejmowaniu decyzji o wyborze metody postepowania.
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6. Ograniczenia

Liczebnos$¢ populaciji docelowej oszacowano na podstawie danych pochodzacych z badan
epidemiologicznych i obserwacyjnych, danych historycznych dotyczgcych liczby chorych na
czynng posta¢ choroby Stilla stosujgcych anakinre i tocilizumab, dostepnych na stronie
internetowej Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji, protokotéw z posiedzen
Zespotu Koordynacyjnego ds. Leczenia Biologicznego w Chorobach Reumatycznych,

Otwartych danych NFZ oraz prognozy liczby ludnosci w Polsce.

Catkowite koszty uwzgledniane w poszczegolnych scenariuszach (wynikajgce z kosztow
réznigcych leczenia), wyznaczono na podstawie: kosztu lekéw, kosztu zwigzanego z

przepisaniem i podaniem lekow.

W analizie uwzgledniono ponadto, ze technologia wnioskowana finansowana bedzie w ramach
odrebnej grupy limitowej, zgodnie z uzasadnieniem wskazanym w rozdziale 8.1. Podstawe
limitu w tej grupie limitowej stanowi¢ bedzie lek llaris®. Podej$cie takie jest zgodne z zapisami

Ustawy o refundacii.

W analizie przyjeto 2-letni horyzont czasowy (obejmujgcy okres od stycznia 2025 do konca

grudnia 2026 roku) zgodnie z uzasadnieniem wskazanym w rozdziale 2.2.

W analizie uwzgledniono fakt, ze nie wszyscy chorzy rozpoczynajg terapie jednoczesnie,
a kwalifikacja do leczenia odbywa sie ptynnie w ciggu catego roku. Przyjeto, ze rowny odsetek
chorych bedzie rozpoczynat terapie w miesiecznych interwatach. W ten sposéb okoto 1/12
rocznej populacji docelowej rozpocznie leczenie w styczniu, 1/12 populacji po uptywie

miesigca itd.

Dodatkowo przyjeto, ze przecietny rok trwa doktadnie 365,25 dni.
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7. Podsumowanie i wnioski koncowe

W niniejszej pracy oceniono wplyw na system ochrony zdrowia w Polsce decyzji o
zakwalifikowaniu llaris® (kanakinumab) do Wykazu lekow refundowanych w ramach kategorii

dostepnosci lek stosowany w programie lekowym.

Populacje docelowg dla technologii wnioskowanej zdefiniowano zgodnie z przedtozonym

wnioskiem refundacyjnym. Stanowig jg chorzy na czynng postac¢ choroby Stilla, w tym:

chorobe Stilla z poczatkiem w wieku dorostym (AOSD) oraz

uktadowe mtodziencze idiopatyczne zapalenie stawow (UMIZS)

u chorych w wieku 2 lat i starszych, u ktérych nie uzyskano wystarczajgcej odpowiedzi na

wczesniejsze leczenie NLPZ i kortykosteroidami o dziataniu uktadowym.
Wplyw na system ochrony zdrowia okreslono w odniesieniu do nastepujacych obszaréw:

populacyjnych (oszacowanie potencjatu rynkowego leku oraz prognoza liczebnosci
populacji, ktéra prawdopodobnie skorzysta z leku w sytuacji jego sfinansowania);
finansowych (analiza wptywu na budzet);

organizacji udzielania swiadczen;

etycznych i spotecznych;

Analize wykonano dla okresu od stycznia 2025 roku do konca grudnia 2026 roku, ktéry stanowi
horyzont czasowy analizy. Elementy analizy wptywu na budzet objety: estymacje populacji
docelowej i udziatéw rynkowych technologii wnioskowanej oraz analize kosztowg. Wynikiem
analizy wptywu na budzet jest r6znica pomiedzy rozpatrywanymi scenariuszami wyrazona

inkrementalnymi wydatkami ptatnika publicznego oraz ptatnika publicznego i pacjenta.

Wptyw na organizacje udzielania swiadczen zdrowotnych oraz aspekty etyczne i spoteczne

zostaty okreslone zgodnie z metodykg zaproponowang w Wytycznych AOTMIT.

Oszacowanie populacji
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Bezposrednig konsekwencjg decyzji refundacyjnej bedzie uksztattowanie sie w Polsce nowej
praktyki klinicznej leczenia chorych. Rozszerzone zostanie spektrum terapeutyczne, w
zwigzku z czym lekarze, ktérzy dotychczas mogli zastosowac leczenie jedynie przy pomocy
anakinry, tocilizumabu oraz placebo teraz bedg mogli skorzystaé réwniez z terapii lekiem
llaris®. W konsekwengc;ji finansowanie leku llaris® zapewni chorym na czynng postac¢ choroby
Stilla dostep do skuteczniejszego niz dotychczas leczenia oraz wptynie na poprawe ich jako$ci
zycia.

Majgc na uwadze racjonalizacje srodkow w ochronie zdrowia oraz wychodzgc naprzeciw

oczekiwaniom Ministerstwa Zdrowia oraz Narodowego Funduszu Zdrowia w zakresie

refundacji lekow, Wnioskodawca proponuje zawarcie umowy podziatu ryzyka (RSS).

Dodatkowo w analizie wskazano, ze w przypadku pozytywnej decyzji dotyczgcej refundaciji
leku llaris® nalezy oczekiwac duzej korzy$ci zdrowotnej dla waskiej grupy chorych, dlatego tez
finansowanie technologii jest etycznie i spotecznie uzasadnione. Ponadto decyzja

refundacyjna nie spowoduje nowych konsekwencji w organizacji udzielania swiadczen.
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Konkludujgc nalezy oczekiwaé, ze finansowanie leku llaris® przyczyni sie do poprawy
diagnostyki i leczenia choréb rzadkich w Polsce, co jest jednym z priorytetow zdrowotnych
Ministerstwa Zdrowia (zgodnie 2z Rozporzgdzeniem Ministra Zdrowia zmieniajgcym

rozporzgdzenie w sprawie priorytetéw zdrowotnych).
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8. Zalaczniki

8.1. Uzasadnienie utworzenia odrebnej grupy limitowej

dla technologii wnioskowanej

Na podstawie art. 15 Ustawy o refundacji nalezy stwierdzi¢, ze leku llaris® nie mozna
zakwalifikowa¢ do zadnej z obecnie istniejgcych grup limitowych. Lek ten nie spetnia kryteriéw
kwalifikacji do wspdlnych grup limitowych, o ktérych mowa w art. 15 ust 2 Ustawy o refundacji
ze wzgledu na brak: tej samej nazwy miedzynarodowej w poréwnaniu do jakiegokolwiek
innego obecnie refundowanego preparatu. W badaniach przedstawionych w Analizie klinicznej

wykazano istotng statystycznie przewage kanakinumabu wzgledem placebo®.

Lek llaris® charakteryzuje sie 28-krotnie mniejszg czestotliwos$cig podawania niz anakinra oraz
placebo (dotyczy chorych na AOSD oraz uMIZS), 4-krotnie mniejszg czestotliwoscig
podawania niz tocilizumab w postaci podskornej (dotyczy chorych na AOSD) oraz 2-krotnie
mniejszg czestotliwoscig podawania niz tocilizumab w postaci dozylnej (dotyczy chorych na
uMIZS). Mniejsza czestotliwos¢ podawania kanakinumabu w poréwnaniu do komparatoréw
bedzie mie¢ wptyw na lepsze samopoczucie oraz wygode chorych. Tym samym nalezy
oczekiwag, iz jako$¢ zycia osiggana przez chorych leczonych wnioskowang technologig w
zwigzku z mniejszg liczbg iniekcji bedzie wyzsza niz w przypadku chorych stosujgcych

komparatory.

Objecie refundacjg kanakinumabu moze nastgpi¢ tylko w drodze utworzenia nowej grupy
limitowej. Nie jest mozliwe wtgczenie leku llaris® do jednej z juz istniejgcych grup limitowych
gdyz nie ma grupy limitowej dla preparatow, ktére miatyby te samg nazwe miedzynarodowa,
wiec nie bedzie spetniony warunek z art. 15 ust. 2 pkt 1 Ustawy o refundaciji. Ponadto lek llaris®
cechuje sie mniejszg czestotliwoscig podawania niz komparatory oraz ma mniej inwazyjng
droge podania niz tocilizumab w postaci do stosowania dozylnego, co wigze sie z uzyskaniem
lepszej jakosci zycia przez chorych stosujgcych kanakinumab w poréwnaniu z chorymi

stosujgcymi komparatory.

6 Grupa PLC z badan dla kanakinumabu jest utozsamiana z leczeniem standardowym, poniewaz w
badaniach dla kanakinumabu dopuszczalne byto jednoczesne stosowanie GKS i/lub MTX i/lub NLPZ.
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8.2. Sprawdzenie zgodnosci analizy z minimalnymi

wymaganiami opisanymi w Rozporzadzeniu MZ

w sprawie minimalnych wymagan

Tabela 80.
Check-lista zgodnosci analizy wptywu na system ochrony zdrowia z minimalnymi
wymaganiami przedstawionymi w Rozporzadzeniu MZ w sprawie minimalnych
wymagan

Nr ‘ Zadanie Tak/Nie/nie dotyczy

1.

Oszacowanie rocznej liczebnosci populacji

n/d

1.1.

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

TAK, rozdziat 2.5.1.

1.2.

docelowej, wskazanej we wniosku

TAK, rozdziat 2.5.2.

1.3.

w ktérej wnioskowana technologia jest obecnie stosowana

TAK, rozdziat 2.5.3.

1.4.

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

TAK, rozdziat 2.5.4.

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

TAK, rozdziat 2.8.

2.1.

Aktualnych

TAK, rozdziat 2.8.1.

2.2.

z wyszczegolnieniem sktadowej wydatkéw stanowigcej
refundacje ceny wnioskowanej technologii, o ile wystepuje

TAK, rozdziat 2.8.1.

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

TAK, rozdziat 2.8.2.

3.1.

z wyszczegolnieniem sktadowej wydatkéw stanowigcej
refundacje ceny wnioskowanej technologii

TAK, rozdziat 2.8.2.

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

TAK, rozdziat 2.8.2.

4.1.

z wyszczegolnieniem sktadowej wydatkow stanowigcej
refundacje ceny wnioskowanej technologii,

TAK, rozdziat 2.8.2.

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

TAK, rozdziat 2.8.2.

5.1.

z wyszczegolnieniem sktadowej wydatkéw stanowigcej
refundacje ceny wnioskowanej technologii

TAK, rozdziat 2.8.2.
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Nr ‘ Zadanie

Tak/Nie/nie dotyczy

TAK, rozdziat 2.8.2.

Zestawienie tabelaryczne warto$ci, na podstawie ktérych
dokonano oszacowan analizy oraz prognoz

TAK, rozdziat 2.7.

Wyszczegolnienie zatozen, na podstawie ktorych dokonano
oszacowan analizy oraz prognoz

TAK, rozdziat 6.

8.1.

wyszczegolnienie zatozenh dotyczgcych kwalifikacii
wnioskowanej technologii do grupy limitowej i wyznaczenia
podstawy limitu

TAK, rozdziat 8.1.

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

TAK

10.

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

TAK

11.

Oszacowan oraz prognoz w analizie dokonano w
szczegolnosci na podstawie rocznej liczebnosci populacii

TAK

11.1.

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

(w przypadku braku wiarygodnych oszacowan rocznej
liczebnosci populacji)

n/d, obliczenia w analizie
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