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Opracowanie mozliwych scenariuszy;
Ocena kosztéw;

Aspekty etyczne i spoteczne
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Kontrola jakosci

Zgodnie z procedurami firmy MAHTA Sp. z o.0. raport zostat poddany wewnetrznej kontroli
jakosci, korekcie jezykowej oraz kontroli merytorycznej przez Cezarego Pruszko

i Michata Jachimowicza.
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Autorzy nie mieli innego rodzaju konfliktu intereséw.
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Indeks skrotow

Skrot Rozwiniecie

AOTMIT Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

AQP4 ang. aquaporin-4 - akwaporyna 4

AQP4-1gG+ ang. antibodies to aquaporin-4 - przeciwciata IgG przeciwko akwaporynie 4

ARR ang. annualized relapse rate — roczny wskaznik nawrotu choroby

AZA azatiopryna

ChPL Charakterystyka Produktu Leczniczego

(¢f] ang. confidence interval — przedziat ufnosci

ang. defined daily dose — dobowa dawka leku

ang. European Article Number — Europejski Kod Towarowy

ang. Expanded Disability Status Scale — Rozszerzona Skala Niesprawnosci

ang. European Medicines Agency — Europejska Agencja Lekow, dawniej uzywanym
skrétem jest EMEA

ang. Functional Assessment of Chronic lliness Therapy questionnaire -
kwestionariusz oceny funkcjonalnej przewlekle chorych

Fundusz Medyczny

ang. health technology assessment — ocena technologii medycznych

tac. intravenous — dozylnie

istotnoé¢ statystyczna

leczenie podtrzymujgce

masa ciata

mykofenolan mofetylu

Minister Zdrowia

nie dotyczy

Narodowy Fundusz Zdrowia

ang. National Institute for Health and Care Excellence — Brytyjska Agencja Oceny
Technologii Medycznych

tac. neuromyelitis optica — zapalenie rdzenia kregowego i nerwéw wzrokowych

ang. neuromyelitis optica spectrum disorder — choroby ze spektrum zapalenia nerwéw
wzrokowych oraz rdzenia kregowego

tac. per os — doustnie

ang. Protocol Definied Relapse — czestos$¢ wystepowania rzutu choroby definiowania
zgodnie z protokotem

produkt krajowy brutto

program lekowy

placebo

polski ztoty

ang. risk sharing scheme — schemat podziatu ryzyka
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Rozwiniecie

tac. sub cutem — podskornie

satralizumab

ang. standard deviation — odchylenie standardowe

tac. sclerosis multiplex - stwardnienie rozsiane

ang. standarized mortality ratio — standaryzowany wspétczynnik umieralnosci

ang. T-cell receptor — receptor limfocytu T

ang. time to off treatment - czas do zakonczenia leczenia
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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 Enspryng® (satralizumab, SAT) w leczeniu chorob ze spektrum zapalenia nerwow

wzrokowych oraz rdzenia kregowego.

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

Swiadczen zdrowotnych oraz zestawienia aspektdéw etycznych i spotecznych.
METODYKA

Populacje docelowg dla technologii wnioskowanej zgodnie z przediozonym wnioskiem
stanowig chorzy ze spektrum chordb zapalenia nerwéw wzrokowych i rdzenia kregowego
(ang. neuromyelitis optica spectrum disorder, NMOSD) w wieku 12 lat i starsi, u ktorych
wykryto obecnosc¢ przeciwciat IgG przeciwko akwaporynie 4 (AQP4-1gG). Wskazana populacja
chorych odznacza sie szczegolnie niekorzystnym rokowaniem oraz obcigzeniem. NMOSD jest
rzadkg, ciezkg chorobg autoimmunologiczng osrodkowego uktadu nerwowego (OUN)
o charakterze zapalno-demielinizacyjnym, ktéra najczesciej charakteryzuje sie zapalaniem
nerwu wzrokowego i poprzecznym zapaleniem rdzenia kregowego. Duze obcigzenie dla
chorych z NMOSD stanowi nawrotowy charakter choroby. Wystepujace nieprzewidywalnie
rzuty istotnie ograniczajg sprawnos¢ chorych. Problemy z widzeniem i/lub paraliz kumulujg sie
zazwyczaj po atakach choroby, mogac prowadzi¢ do tego, ze juz po pierwszym epizodzie rzutu
chorzy doswiadczajg ciezkiej niepetnosprawnosci. Praktyka kliniczna leczenia chorych na
NMOSD AQP4+ w Polsce opiera sie na zapisach wprowadzonego w listopadzie 2022 r.
Programu lekowego B.138.FM ,Leczenie pacjentow ze spektrum zapalenia nerwéw
wzrokowych i rdzenia kregowego (NMOSD) (ICD-10: G36.0)", wramach ktérego objety

finansowaniem ze srodkéw publicznych jest satralizumab.

Objecie satralizumabu refundacjg byto wysoce oczekiwane przez ekspertow Kklinicznych,
wskazujgcych na satralizumab jako na lek dziatajgcy przyczynowo, umozliwiajgcy kontrole
choroby, przy jednoczesnym dobrym profilu bezpieczenstwa. Satralizumab jest jedynym
lekiem finansowanym w ramach Programu lekowego B.138. FM, a wiec jego stosowanie

w sposob realny wptywa na podejmowane decyzje terapeutyczne i poprawe stanu zdrowia
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chorych. W przypadku braku refundaciji satralizumabu, dostepne w Polsce immunosupresyjne
leczenie podtrzymujgce nie moze zosta¢ uznane za satysfakcjonujgce. Z uwagi na wykazang
skutecznos¢ satralizumabu u chorych na NMOSD istnieje znaczgca potrzeba medyczna
przediuzenia jego finansowania ze $rodkéw publicznych w Polsce w leczeniu tej jednostki

chorobowej w ramach Programu lekowego.

Liczebnos¢ populacji docelowej oszacowano na podstawie danych pochodzgcych ze

stanowiska ekspertow klinicznych.

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

inkrementalnymi wydatkami ptatnika.

Scenariusz istniejgcy obrazuje sytuacje, w ktérej SAT nie bedzie refundowany z budzetu
ptatnika publicznego. W scenariuszu tym, w leczeniu chordb ze spektrum zapalenia nerwéw
wzrokowych oraz rdzenia kregowego stosowane bedzie jedynie leczenie podtrzymujgce (LP)
scharakteryzowane w Analizie problemu decyzyjnego, tj. leczenie azatiopryng (AZA),
glikokortykosteroidami (GKS) Ilub mykofenolanem mofetylu (MMF). W scenariuszu
prognozowanym (nowym) analizowano sytuacje, w ktérej satralizumab stosowany w leczeniu
choréb ze spektrum zapalenia nerwow wzrokowych oraz rdzenia kregowego bedzie
finansowany ze srodkéw publicznych (zmieni sie sposdb refundacji — do konca 2024 roku SAT
jest finansowany w ramach Funduszu Medycznego (FM)). 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 bezptatnie. Uwzgledniono ponadto finansowanie leku w istniejgcej grupie
limitowej. Catkowite koszty uwzgledniane w poszczegdinych scenariuszach (wynikajgce
z kosztéw réznigcych leczenia), wyznaczono na podstawie: koszty lekéw, koszty przepisania
i podania lekéw, koszty leczenia podtrzymujgcego, koszty leczenia po niepowodzeniu leczenia
podtrzymujgcego, koszt leczenia rzutow choroby, koszty leczenia w stanach, koszty
kwalifikacji chorych do programu lekowego, koszty diagnostyki, monitorowania i oceny

skutecznosci leczenia.

W obliczeniach analizy uwzgledniono tez zatozenia proponowanej przez Podmiot

odpowiedzialny umowy podziatu ryzyka (RSS). Wydatki ptatnika publicznego (i fgczne wydatki
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ptatnika publicznego i pacjentéw) przedstawiono w zwigzku z tym w dwoch wersjach: bez

i z uwzglednieniem proponowanego przez Podmiot RSS.

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

wrazliwoséci i analize scenariuszy.
WYNIKI
Oszacowanie populaciji

Prognozowana taczna liczba chorych w populacji docelowej wynosi w wariancie

I Nalezy podkreslic, iz obecnie na podstawie

danych z protokotéw z posiedzehn Zespofu Koordynacyjnego ds. Leczenia Pacjentéw ze
Spektrum Zapalenia Nerwow Wzrokowych i Rdzenia Kregowego, zakwalifikowanych do

leczenia satralizumabem jest 120 chorych (dane aktualne na marzec 2024 r.)
Wydatki inkrementalne w perspektywie ptatnika publicznego

Poréwnujgc scenariusz istniejacy — zaktadajgcy brak refundacji, ze scenariuszem nowym -
zaktadajgcym przedituzenie refundacji satralizumabu, nastgpi wzrost wydatkéow ptatnika

publicznego.

W przypadku braku uwzglednienia RSS tgczne wydatki ptatnika publicznego w populacji
docelowej wzrosng w wariancie prawdopodobnym (minimalnym; maksymalnym) o 72,6 min
PLN (56,3 min PLN; 112,5 miIn PLN) w 1. roku refundacji i o 70,1 min PLN (53,6 min PLN;

110,4 min PLN) w 2. roku refundacii. |
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Whnioskowaé mozna, ze RSS zapewnia stabilny poziom wydatkéw ptatnika publicznego

w kolejnych latach finansowania satralizumabu ze srodkow publicznych.

Wyniki przeprowadzonej jednokierunkowej analizy wrazliwosci oraz analizy scenariuszy

wskazujg, ze najwiekszy wptyw na wyniki analizy majg nastepujgce parametry / scenariusze:

Wyniki z perspektywy wspolnej sg zblizone do wynikéw z perspektywy ptatnika publicznego.
PODSUMOWANIE | WNIOSKI

W niniejszej pracy oceniono wptyw na system ochrony zdrowia w Polsce decyzji
o przediuzeniu finansowania ze $rodkéw publicznych satralizumabu (Enspryng®) w ramach

programu lekowego.

Bezposrednig konsekwencjg tej decyzji bedzie przedtuzenie refundacji leku wysoce

skutecznego w leczeniu NMOSD oraz wysoce oczekiwanego przez ekspertéw klinicznych.

W konsekwenciji finansowanie leku Enspryng zapewni chorym na choroby ze spektrum

zapalenia nerwéw wzrokowych oraz rdzenia kregowego dostep do jedynego skutecznego

leczenia oraz wptynie na poprawe ich jakosci zycia.

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

refundacji lekéw, Zamawiajgcy proponuje zawarcie umowy podziatu ryzyka (RSS).
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W analizie wskazano, ze w przypadku pozytywnej decyzji dotyczgcej refundacji leku
Enspryng® 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 gdyz

lek jest refundowany od listopada 2022 roku

Obecnie satralizumab stat sie standardem postepowania w NMOSD w Polsce. Od listopada
2022 roku obowigzuje program lekowy B.138.FM, ktéry dotyczy leczenia pacjentéw ze
spektrum zapalenia nerwéw wzrokowych i rdzenia kregowego. Pacjenci wtgczeni do tego
programu otrzymujg terapie satralizumabem. Warto podkresli¢, iz znaczna czesé chorych
Z rozpoznaniem NMOSD w Polsce odnosi korzysci zdrowotne ze stosowania satralizumabu
(zgodnie z najaktualniejszymi danymi zakwalifikowanych do leczenia satralizumabem jest 120
chorych), zapobiegajacemu kolejnym rzutom choroby. Korzystny profil bezpieczenstwa oraz
skuteczno$¢ leku w grupie pacjentdéw z obecnymi przeciwciatami przeciwko akwaporynie 4,
udowodnione wynikami badan klinicznych SAkuraSky i SAkuraSTAR, majg zatem swoje
odzwierciedlenie w rzeczywistej praktyki klinicznej.

Konkludujac nalezy oczekiwac, ze finansowanie leku Enspryng® przyczyni sie do poprawy
sytuacji chorych na choroby ze spektrum zapalenia nerwéw wzrokowych oraz rdzenia

kregowego w Polsce.
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1. Cel analizy wplywu na system ochrony zdrowia

Celem analizy wptywu na system ochrony zdrowia jest oszacowanie wydatkow ptatnika
publicznego w przypadku podjecia pozytywnej decyzji o finansowaniu ze srodkoéw publicznych
leku Enspryng® (satralizumab) w leczeniu choréb ze spektrum zapalenia nerwow wzrokowych
oraz rdzenia kregowego. Ponadto, w ramach niniejszej analizy oceniano etyczne oraz
spoteczne konsekwencje podjecia pozytywnej decyzji o finansowaniu ze srodkdéw publicznych

leku Enspryng® w przedstawionym wskazaniu.

Analiza wptywu na system ochrony zdrowia sktada sie z dwoch czesci — niniejszego
dokumentu oraz arkusza kalkulacyjnego wykonanego w programie MS Excel 2016,
umozliwiajgcego obliczenie prognozowanych wydatkéw ptatnika w zaleznosci od przyjetych

zatozen.

2. Analiza wplywu na budzet

2.1. Metodyka analizy

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

Wytyczne AOTMIT oraz Ustawe o refundaciji.

2. Zdefiniowano populacje docelowg dla technologii wnioskowanej na podstawie danych
uzyskanych od ekspertéw klinicznych zajmujgcych sie chorymi z NMOSD [Dane

dostarczone przez Wnioskodawce].

3. Przeprowadzono prognoze liczebnosci populacji w kolejnych latach horyzontu

czasowego, poczgwszy od stycznia 2025 roku.

4. Oszacowano rozpowszechnienie technologii medycznych stosowanych w populaciji
docelowej oraz przeprowadzono prognoze rozpowszechnienia interwencji po podjeciu

pozytywnej decyzji refundacyjnej dla tej interwencji.

5. Na podstawie wynikéw przeprowadzonej analizy ekonomicznej oszacowano koszty
terapii technologii wnioskowanej oraz pozostatych opcji terapeutycznych (leczenie

podtrzymujgce).
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6. Obliczono przewidywane wydatki ptatnika oraz tgczne wydatki ptatnika i pacjentéw
w populacji docelowej w latach ujetych w horyzoncie czasowym analizy dla
scenariusza istniejgcego, czyli w przypadku braku finansowania technologii

wnioskowanej ze srodkéw publicznych.

7. Obliczono przewidywane wydatki ptatnika oraz tgczne wydatki ptatnika i pacjentéw
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.

8. Obliczono wydatki inkrementalne, czyli réznice pomiedzy wydatkami w scenariuszu
nowym, a wydatkami w scenariuszu istniejgcym. W przypadku, gdy wydatki
inkrementalne przyjmujg wartosci wyzsze od zera oznacza to dodatkowe obcigzenia

finansowe zwigzane z podjeciem pozytywnej decyzji refundacyjne;j.

9. W niniejszym dokumencie wyniki oraz wartosci parametréw podawano najczesciej z
doktadnoécig do dwdéch miejsc po przecinku, natomiast obliczenia wykonano na

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

10. 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 pacjentéw) 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 r. do grudnia
2026 r. Uzasadnieniem przyjecia takiego horyzontu czasowego jest brak alternatywne;j
technologii refundowanej w rozwazanym wskazaniu, jak rowniez fakt, iz lek Enspryng® jest
obecnie finansowany w ramach Funduszu Medycznego. Ponadto wnioskowana technologia
bytaby finansowana w ramach Programu lekowego, ktory w sposob precyzyjny okresla
standard terapeutyczny oraz ogranicza stosowanie technologii medycznej do wybranych

osrodkéw kontraktujgcych program lekowy.
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Dodatkowo, zgodnie z Ustawg o refundacji, pierwsza decyzja refundacyjna wydawana jest na

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

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

dwoch wariantach:

e z perspektywy podmiotu zobowigzanego do finansowania $wiadczen ze srodkow
publicznych (ptatnik publiczny?)
e oraz dodatkowo z perspektywy wspdlnej 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, w ktérej technologia wnioskowana zgodnie
z Wykazem lekdéw refundowanych nie jest refundowana w omawianym wskazaniu z budzetu

ptatnika publicznego od roku 2025.

W scenariuszu nowym przyjeto sytuacje, w ktérej technologia wnioskowana jest refundowana
w leczeniu chordob ze spektrum zapalenia nerwdw wzrokowych oraz rdzenia kregowego.
W scenariuszu tym lek bedzie dostepny w programie lekowym i wydawany swiadczeniobiorcy
bezptatnie. W analizie uwzgledniono finansowanie tej technologii medycznej w istniejgcej

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, wielkosci populacji docelowej. Wptyw na budzet ptatnika, wyznaczony zostat jako réznica

pomiedzy tymi scenariuszami.

Wyniki analizy przedstawiono w dwoch wersjach: bez wprowadzenia instrumentéw dzielenia

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

1 Zgodnie z art. 14 Ustawy o $wiadczeniach opieki zdrowotnej.
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Analizowane scenariusze (istniejgcy, nowy), wersje (z RSS, bez RSS) oraz ich warianty

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

Rysunek 1.
Mozliwe scenariusze brane pod uwage w analizie wptywu na budzet

Scenariusz istniejacy Scenariusz nowy
brak refundacji technologii refundacja technologii

wnioskowanej w whioskowanej 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 byé zastosowana. Zdefiniowano jg w oparciu o ChPL Enspryng®. Zgodnie
z ChPL Enspryng®, satralizumab jest wskazany w leczeniu spektrum chordb zapalenia
nerwdw wzrokowych i rdzenia kregowego u chorych w wieku 12 lat i starszych, u ktérych
wykryto obecnos¢ przeciwciat IgG przeciwko akwaporynie 4 (AQP4-1gG) w monoterapii lub

w skojarzeniu z terapig immunosupresyjna.

Na podstawie danych przedstawionych w EPAR Enspryng uwzgledniono, iz zapadalnos¢
NMO(SD) wynosi 0,07-0,079 na 100 000, a chorobowo$¢ 1,04-1,09 na 100 000.
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Liczebnos$¢ populacji Polski oparto na Danych GUS. Jest to oszacowanie maksymalne,
w ktorej technologia wnioskowana moze zosta¢ zastosowana (przyjeto, ze wszyscy chorzy z
NMOSD beda w wieku 12 lat lub starsi). Zgodnie z EPAR Enspryng u 70-80% (uwzgledniono
srednio 75% chorych) wystepuja przeciwciata przeciwko akwaporynie-4. Na podstawie
wskazanych zrodet epidemiologicznych oszacowano liczbe chorych, u ktérych technologia
wnioskowana moze zosta¢ zastosowana (liczba nowych przypadkéw w Polsce wynosi ok. 21
os6b rocznie, a liczba chorych ok. 300). W tabeli ponizej przedstawiono zestawienie

oszacowania liczebnosci populacji badanej dla wnioskowanej technologii medyczne;j.

Tabela 1.
Liczba chorych stanowigca populacje u ktérych technologia wnioskowana moze zostaé¢
zastosowana zgodnie z danymi epidemiologicznymi

Wskaznik chorobowosci/zapadalnosci/

odsetek chorych z AQP4+ Liczba chorych Zrédto

Wskazanie

Liczebnos¢
populacji polskiej n/d 37 532 044 Dane GUS
(2024 1))

NMOSD -
chorobowos¢

SREDNIA(1,04;1,09)/100000 400

EPAR
NMOSD (pacjenci z Enspryng

przeciwciatami 75% (70-80%) 300
AQP4, Europa)

NMOSD )
(nowodiagnozowani) SREDNIA(0,07;0,079)/100000 28
— zapadalnos¢

EPAR
NMOSD (najnowsze Enspryng

Cale: 75% (70-80%) 21

nowodiagnozowani
AQP4)

W ramach analizy danych epidemiologicznych oszacowano, ze liczebno$¢ populacji, w ktorej
wnioskowana technologia moze zosta¢ zastosowana w Polsce, wynosi ok. 321 chorych do
konca 2024 roku (300+21 nowych). Natomiast w kolejnych latach liczba nowych zachorowan
na NMOSD chorych z dodatnim mianem przeciwciat AQP4 moze wynosi¢ ok. 21 przypadkow

rocznie.

Oszacowania ogolnej liczby chorych z NMOSD na podstawie danych epidemiologicznych
przedstawionych powyzej potwierdzajg dane przedstawione przez Polskie Towarzystwo
Stwardnienia Rozsianego, ktére informuje, iz na podstawie szacunkéw lekarzy, w Polsce jest
okoto 400 chorych na NMOSD [PTSR 2024].

Na podstawie protokotéw z posiedzen Zespotu Koordynacyjnego ds. Leczenia Pacjentow ze

spektrum NMOSD nalezy stwierdzi¢, ze do marca 2024 r. do leczenia satralizumabem
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w ramach Programu lekowego zostato zakwalifikowanych tgcznie 120 chorych [Protokoty z
posiedzen 2023 — 2024].

Zgodnie z Danymi GUS odsetek oséb w wieku 12+ w populacji Polski wynosi ok. 88%.
Zaktadajac, iz wystepowanie NMOSD rozktada sie réwnomiernie w wszystkich grupach
wiekowych, ale biorgc jednak réowniez pod uwage, ze NMOSD manifestuje sie w wiekszosci
przypadkow w wieku dorostym odsetek ten bedzie blizszy 100%. Analizujgc dane dotyczace
leczenia SM w Programie lekowym B.29 na podstawie Statystyk NFZ mozna zauwazy¢, ze w
grupie wiekowej 1-17 lat leczonych jest 1% wszystkich chorych leczonych w programie. Ze
wzgledu na podobienstwa choréb, jak réwniez problemy diagnostyczne z NMOSD mozna
przyjac, ze odsetek chorych z NMOSD ponizej 12 r.z. bedzie bliski 0%. W analizie przyjeto
wiec, ze wszyscy rozpatrywani chorzy z NMOSD bedg w wieku 12 lat lub starsi.
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z oszacowaniami liczebnosci chorych, u ktorych wnioskowana technologia moze zostac

zastosowana zebrano w ponizszej tabeli.

Tabela 2.
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dane epidemiologiczne powinny byC¢ traktowane z duzg ostroznoscig. W ostatecznym
oszacowaniu przyjeto wiec, ze liczebnos¢ populacji, u ktérej wnioskowana technologia moze
zosta¢ zastosowana bedzie zgodna z oszacowaniami na podstawie opinii ekspertéw

klinicznych.

Podsumowanie

2.5.2. Populacja docelowa, wskazana we wniosku

Wskazanie wnioskowane obejmuje wezszg populacje niz zarejestrowane, okreslone w ChPL
Enspryng®. Populacje okreslong w charakterystyce produktu leczniczego ograniczajg
dodatkowo zapisy projektowanego Programu lekowego. Zapisem, ktory w najwiekszym
stopniu ma wplyw na ograniczenie populacji zgodnej z ChPL Enspryng® ma kryterium

dotyczagce oceny stanu chorego w skali EDSS. Zgodnie z zapisami projektowanego Programu

lekowego, do leczenia mogg kwalifikowac sie chorzy z EDSS od 0 do 6,5 wigcznie.
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Tabela 3.
Populacja docelowa, wskazana we wniosku
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*przyjeto wartosci tak jak dla 1. roku plus liczba chorych nowo zdiagnozowanych w 2. roku (wartosci zaokraglone
do liczb catkowitych)

2.5.3. Populacja, w ktérej technologia wnioskowana jest

obecnie stosowana

Satralizumab jest obecnie refundowany w ramach Funduszu Medycznego. Na podstawie
danych z protokotdw z posiedzen Zespotu Koordynacyjnego ds. Leczenia Pacjentow ze
Spektrum Zapalenia Nerwow Wzrokowych i Rdzenia Kregowego, zakwalifikowanych do
leczenia satralizumabem jest obecnie 120 chorych (dane aktualne na marzec 2024 r.).

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

spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu refundacjq

Populacje, w ktérej wnioskowana technologia bedzie stosowana przy zatozeniu, ze minister
wiasciwy do spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu refundacjg, oszacowano na podstawie

oszacowan wielkosci populacji docelowej (rozdziat 2.5.2.).

2.5.4.1. Udziaty w rynku
.|
|

2.5.4.2. Oszacowanie wielkosci populacji chorych leczonych

technologig wnioskowana

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

2.5.2.) oszacowano liczbe chorych leczonych technologig wnioskowana.
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Tabela 4.

Oszacowanie liczebnosci populacji, w ktoérej wnioskowana technologia bedzie
stosowana

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

spraw zdrowia nie wyda decyzji o objeciu refundacja

W przypadku braku wydania pozytywnej decyzji dotyczgcej refundacji satralizumabu, lek ten

nie bedzie stosowany.

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.).
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Tabela 5.

Podsumowanie oszacowan liczebnosci populacji zdefiniowanych w Rozporzadzeniu
MZ w sprawie minimalnych wymagan

2.6. Analiza kosztow

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

scenariuszy, a wiec réznigce oceniane technologie medyczne.

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

oceniano nastepujgce kategorie kosztow bezposrednich medycznych:

e koszty lekow;

e Kkoszty przepisania i podania lekéw;

e Kkoszty leczenia podtrzymujgcego;

e Kkoszty leczenia po niepowodzeniu leczenia podtrzymujgcego;
o koszt leczenia rzutéw choroby;

e koszty leczenia w stanach;

e koszty kwalifikacji chorych do programu lekowego;

e koszty diagnostyki, monitorowania i oceny skuteczno$ci leczenia.
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Koszt leczenia dziatan/zdarzen niepozadanych uznano za nierdznigcy, zaliczajgc je do
kategorii kosztow wspdlnych. Koszty te (jako koszty wspdlne dla technologii wnioskowanej
i komparatora) nie majg wptywu na wyniki analizy. Nie byly zatem ostatecznie brane pod
uwage w obliczeniach. W ponizszej tabeli (Tabela 6.) wyszczegdlniono poszczegdlne koszty

nieréznigce oraz przedstawiono zasadnosc¢ kwalifikacji do kategorii kosztéw nieréznigcych.

Tabela 6.
Koszty nieréznigce oceniane technologie medyczne

Kategoria kosztowa Uzasadnienie kwalifikacji

W odniesieniu do analizy bezpieczenstwa opisanej w Analizie
klinicznej wskazujgcej na porownywalny profil bezpieczenstwa
analizowanych interwencji oraz ze wzgledu na niskg czestotliwos¢
wystepowania dziatan/zdarzen niepozgdanych, okreslono, ze ich
wptyw na wyniki analizy bedzie minimalny.

Koszty leczenia dziatan/zdarzen
niepozadanych

Poniewaz poszczegolne kategorie kosztowe zostaty scharakteryzowane i skalkulowane w

ramach Analizy ekonomicznej w analizie wptywu na system ochrony zdrowia zaprezentowano
jedynie koszt stosowania wnioskowanej technologii medycznej oraz modelowanie i

podsumowanie kosztow.
2.6.1. Koszt stosowania wnioskowanej technologii medycznej

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

prezentacji lekow.
2.6.1.1. Dawkowanie

Na podstawie Charakterystyki Produktu Leczniczego Enspryng®i projektu Programu lekowego
okreslono, ze w satralizumab moze by¢ stosowany w monoterapii lub w skojarzeniu z terapig
immunosupresyjng (IS) — doustnymi kortykosteroidami (OCs), azatiopryng (AZA) lub
mykofenolanem mofetylu (MMF). Dawkowanie u mtodziezy 212 lat z masg ciata 240 kg jest

takie samo jak u chorych dorostych.

Wedtug ChPL Enspryng® zalecang dawkg nasycajgcg jest 120 mg podawane podskérnie co
dwa tygodnie przez pierwsze trzy podania (pierwsza dawka w tygodniu 0., druga w tygodniu
2., a trzecia w tygodniu 4.), za$ w przypadku dawek podtrzymujgcych zalecane jest 120 mg
podawane podskornie co cztery tygodnie.




@ Enspryng® (satralizumab) w leczeniu chorob ze spektrum zapalenia
NAHF TA nerwoéw wzrokowych oraz rdzenia kregowego — analiza wptywu na 24
IGNORANTIA NOCET system ochrony zdrowia

W ponizszej tabeli przedstawiong zalecang dawke nasycajgca i podtrzymujaca satralizumabu
[ChPL Enspryng®].

Tabela 7.
Dawkowanie satralizumabu na podstawie Charakterystyki Produktu Leczniczego

Grupa chorych Dawka nasycajaca Dawka podtrzymujaca

Dorosli chorzy 120 mg 120 mg

Miodziez 212 lat i 240 kg 120 mg 120 mg

W niniejszej analizie rozpatrywano jedynie dawkowanie satralizumabu w terapii skojarzone;.
2.6.1.2. Ceny poszczegoélnych prezentacji

Obecnie satralizumab jest finansowany w analizowanym wskazaniu w ramach Funduszu
Medycznego [Wykaz lekow refundowanych]. 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 istniejgcej obecnie grupie limitowej (1260.0, Satralizumab),
zgodnie z uzasadnieniem wskazanym w rozdziale 8.1. Lek wnioskowany jest tylko w jednej

prezentacji, bedzie wiec ona stanowita nadal podstawe limitu w grupie.

I 7 oodnie z zapisami Ustawy o refundacji wyznaczono urzedows

cene zbytu, cene hurtowg brutto oraz limit finansowania.
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Wartosci poszczegolnych cen leku prezentuje ponizsza tabela (Tabela 8.).

Tabela 8.
Ceny leku uwzglednione w niniejszej analizie

Na podstawie wskazanego dawkowania oraz cen lekdw wyznaczono koszt lekow w

przeliczeniu na opakowanie oraz w rocznym okresie. Wartosci wskazano w ponizszej tabeli.

Tabela 9.
Koszty lekéw w analizowanym wskazaniu uwzglednione w analizie podstawowej (PLN)
w perspektywie ptatnika publicznego oraz w perspektywie wspadlnej

N
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2.6.2. Koszt przepisania i podania wnioskowanej technologii

medycznej

Satralizumab podawany jest drogg iniekcji podskérnej. W niniejszej analizie w wariancie
podstawowym przyjeto, ze w ramach kosztu podania leku bedzie przypisany jednorazowy
koszt na poczatku leczenia w celu poinstruowania chorego w kwestii prawidtowego podania
leku w samodzielnej iniekcji. Zatozono, ze podanie leku bedzie odbywaé sie w ramach
swiadczenia 5.08.07.0000004. Przyjecie pacjenta w trybie ambulatoryjnym zwigzanym
z wykonaniem programu, ktérego koszt wyceniany jest na 177,38 PLN (wycena punktowa
swiadczenia wynosi 108,16 punktow, koszt punktu 1,64 PLN), zgodnie z Zarzgdzeniem
programy lekowe. Kolejne podania lekéw bedg odbywaty sie samodzielnie, a przepisanie

lekéw bedzie nastepowato w ramach wizyt monitorujgcych.

W analizie wrazliwosci testowano dwa alternatywne warianty zwigzane z naliczaniem kosztu
podania, tj. brak uwzglednienia kosztu podania oraz koszt podania naliczany przy wszystkich

podaniach.
2.6.3. 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 nowi chorzy rozpoczynajg terapie
jednoczesnie a kwalifikacja do leczenia poszczegolnymi terapiami odbywa sie ptynnie w ciggu
catego roku. Przyjeto, ze rowny odsetek chorych bedzie rozpoczynat terapie w 4 tygodniowych
interwatach®. W ten sposéb okoto 1/13 rocznej populacji docelowej chorych rozpocznie
leczenie w styczniu, 1/13 populacji po uptywie 4 tygodni 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 52 tygodni terapii, w drugim roku koszt od 53 do
104 tygodnia terapii w modelu. Z kolei choremu, ktéry rozpocznie leczenie np. w 24 tygodniu
roku, w pierwszym roku analizy BIA zostanie przyporzadkowany koszt pierwszych 28 tygodni

terapii w modelu, w drugim roku BIA koszt od 28 do 80 tygodnia modelu itd.

3 Przyjeto okresy 4 tygodniowe a nie miesieczne z uwagi na fakt, ze model analizy ekonomicznej
wykonany zostat z doktadnoscig do cykli 4-tygodniowych a nie miesiecznych.
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Dla chorych zdiagnozowanych stosujgcych juz wczesniej satralizumab uwzgledniono koszty

z modelowania Analizy ekonomicznej od drugiego cyklu (jedynie dawka podtrzymujgca).

W tabelach ponizej na przyktadzie terapii satralizumabem w skojarzeniu z terapig
podtrzymujgcg przedstawiono sposéb naliczania kosztow, ktéry nastepnie krétko oméwiono.
Pierwsza tabela przedstawia koszty rocznej terapii chorego wnioskowang technologig w
zaleznosci od okresu rozpoczecia leczenia (odpowiedni tydzieh roku), kolejne przedstawiajg

srednie koszty roczne dla wnioskowanej technologii i leczenia podtrzymujgcego (LP).
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Tabela 10.

W pierwszej kolumnie powyzszej tabeli przedstawiono okres w ciggu roku, w ktérym nowy
chory przystepuje do leczenia, w drugiej kolumnie znajduje sie koszt jaki ponosi chory w
kolejnych cyklach 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. Catkowity roczny koszt leczenia w 1. roku terapii

chorego zostat policzony jako suma kosztu w pierwszych 13 cyklach w powyzszej tabeli.
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Analogicznie oszacowano catkowity roczny koszt w 2. roku terapii. Catkowite koszty roczne (1,

i 2 roku terapii) ponoszone w zalezno$ci od roku rozpoczecia leczenia przedstawiono w tabeli

ponize;.

W kolumnie drugiej, w pierwszym wierszu przedstawiono tgczny roczny koszt leczenia chorego
rozpoczynajgcego terapie SAT+LP w 1 roku refundaciji, ponoszony w pierwszym roku
horyzontu czasowego BIA. W kolumnie trzeciej, wiersz pierwszy przedstawiono tgczny roczny
koszt leczenia chorego rozpoczynajgcego terapie w 1 roku BIA, ponoszony w drugim roku

horyzontu czasowego BIA itd.

W ponizszej tabeli przedstawiono $rednie koszty roczne ponoszone na lek Enspryng® w terapii

satralizumabem u chorych.

Tabela 12.

W ponizszej tabeli przedstawiono s$rednie koszty roczne ponoszone w terapii leczeniem

podtrzymujgcym (LP) u chorych w populacji docelowe;j.

Tabela 13.
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2.6.4. Podsumowanie kosztow

Koszty catkowite réznigce poszczegodlne terapie, z perspektywy ptatnika publicznego oraz z
perspektywy wspodlnej dla obu wersji: z uwzglednieniem RSS oraz bez uwzglednienia RSS, w

cyklu, zaprezentowano w tabeli ponizej.
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Tabela 14.




Enspryng® (satralizumab) w leczeniu chorob ze spektrum zapalenia
nerwoéw wzrokowych oraz rdzenia kregowego — analiza wptywu na
system ochrony zdrowia

32

Tabela 15.
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2.7. Podsumowanie danych wejsciowych

Podsumowanie danych wejsciowych przedstawiono w ponizszej tabeli.




A A @ Enspryng® (satralizumab) w leczeniu choréb ze spektrum zapalenia nerwéw wzrokowych oraz rdzenia 34
N1 T, kregowego — analiza wptywu na system ochrony zdrowia

IBMNORANTLA NOCET

Tabela 16.
Dane wejsciowe uwzgledniane w analizie wptywu na budzet

W ponizszych tabelach przedstawiono scenariusze oraz parametry skrajne testowane w analizie wrazliwosci. Szczegétowe uzasadnienie

przyjetych wartosci dotyczgcych parametréw opisanych w Analizie ekonomicznej zawarte jest tamze.
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Tabela 17.
Parametry testowane w analizie wrazliwosci

Tabela 18.
Scenariusze analizy podstawowej i analizy wrazliwosci
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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 ptatnika publicznego oraz w
perspektywie wspolnej. Wydatki te beda sie rézni¢ w zaleznosci od przyjetego scenariusza

oraz jego wariantu.
2.8.1. Aktualne wydatki budzetowe

Wydatki budzetowe, zwigzane z leczeniem populacji docelowej oszacowano biorgc pod uwage
dane ze Sprawozdania NFZ za 2023 r. Uwzgledniono koszty stosowanej substancji oraz
koszty diagnostyki, hospitalizacji oraz porad ambulatoryjnych zwigzanych z wykonaniem

programu. Wydatki budzetowe wynoszg okoto 10,2 min PLN.

Sktadowa wydatkow stanowigca refundacje ceny wnioskowanej technologii medycznej (koszt
leku SAT), zgodnie ze Sprawozdaniem NFZ wynosi okoto 10 min (satralizumab zastosowano
u 72 chorych w catym roku 2023) [Sprawozdanie NFZ za 2023 r.]. Prawdopodobnie ta wartosé
jest wyzsza w momencie sktadania wniosku, w zwigzku z populacjg wskazang w rozdziale

2.5.3, ktdra jest wyzsza niz ta zgodna ze Sprawozdaniem NFZ za 2023.
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
instrumentéw dzielenia ryzyka (wersja z RSS, wersja bez RSS) oraz w wariantach (minimalny,

prawdopodobny, maksymalny).
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Tabela 19.
Wyniki analizy wplywu na budzet z perspektywy ptatnika publicznego z uwzglednieniem RSS

* biorgc pod uwage kategorie kosztowe we wszystkich uwzglednianych zakresach swiadczen
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Tabela 20.
Wyniki analizy wplywu na budzet z perspektywy wspélnej i z uwzglednieniem RSS

* biorgc pod uwage kategorie kosztowe we wszystkich uwzglednianych zakresach swiadczen
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Tabela 21.
Wyniki analizy wplywu na budzet z perspektywy ptatnika publicznego bez uwzglednienia RSS

Wydatki inkrementalne

Scenariusz istniejacy Scenariusz nowy

WETIET

Catkowite koszty réznigce*

minimalny
prawdopodobny

maksymalny

1381676,89

1193 313,35

57 669 183,28

54 762 697,14

56 287 506,39

53 569 383,79

1780 806,88

1559 401,62

74 422 212,67

71 646 367,12

72 641 405,79

70 086 965,51

2752 960,32

2 453501,61

115 237 912,75

Koszty inne

112 890 388,23

112 484 952,42

110 436 886,63

minimalny 1014 855,66 1057 145,28 11 443,10 30 919,50 -1 003 412,56 -1 026 225,78
prawdopodobny 1 306 648,83 1378 038,30 19 071,84 51 532,50 -1 287 576,99 -1 326 505,80
maksymalny 2017 208,26 2161 391,97 38 143,68 103 065,00 -1 979 064,58 -2 058 326,97
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Tabela 22.
Wyniki analizy wplywu na budzet z perspektywy wspéinej bez uwzglednienia RSS

Wydatki inkrementalne

Scenariusz nowy

: Scenariusz istniejacy
Wariant

Catkowite koszty réznigce*

minimalny
prawdopodobny

maksymalny

minimalny

prawdopodobny

maksymalny

1419 169,83

1231 866,85

57 669 957,81

54 825 435,93

56 250 787,98

53 593 569,08

1829 080,67

1609 666,48

74 423 503,55

71727 436,51

72 594 422,88

70117 770,03

2827 487,16

1021 300,97

2532 356,78

1063 399,21

115 240 494,51

Koszty inne
11 484,51

113 016 128,60

31 054,88

112 413 007,34

-1 009 816,46

110 483 771,82

-1 032 344,33

1314 948,25

1386 198,31

19 140,84

51 758,14

-1 295 807,40

-1 334 440,17

2030 022,84

2174 205,87

38 281,68

103 516,28

-1991 741,15

-2 070 689,59
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Wyniki analizy wptywu na budzet przedstawiono réwniez graficznie na ponizszym wykresie.

Rysunek 2.

Rysunek 3.
Wyniki analizy wptywu na budzet (catkowite roéznigce koszty inkrementalne) z
perspektywy ptatnika publicznego, w wersji bez RSS (PLN)

Wydatki inkrementalne

120 000 000,00
100 000 000,00

80000 000,00

minimalny
60 000 000,00
° prawdopodobny
m maksymalny

40000 000,00

Wydatkiinkrementalne (PLN)

20000 000,00

0,00
1 rok 2 rok
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Rysunek 4.

Rysunek 5.
Wyniki analizy wpltywu na budzet (catkowite réznigce koszty inkrementalne) z
perspektywy wspolnej, w wersji bez RSS (PLN)

Wydatki inkrementalne

120 000 000,00
100 000 000,00

80000 000,00

minimalny
60000 000,00 prawdopodobny
W maksymalny

40 000 000,00

Wydatkiinkrementalne (PLN)

20000 000,00

0,00
1rok 2 rok
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3. Analiza wrazliwosci i analiza scenariuszy

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

na wyniki analizy przyjecia przez te parametry wartosci ekstremalnych.

W analizie wrazliwosci uwzgledniono ponadto alternatywne zatozenia dla modelowania

krzywej wejscia chorych do leczenia i ustalenia sie réwnowagi rynkowej (analiza scenariuszy).

Testowane parametry i ich zakres oraz scenariusze alternatywne przedstawiono w Rozdziale
2.7.

Wyniki analizy wrazliwosci przedstawiono w ponizszych tabelach. Wyniki zaprezentowane w
perspektywie pfatnika publicznego. Wyniki w perspektywie wspdlnej jedynie nieznacznie
odbiegajg od tych w perspektywie ptatnika publicznego, nie zostaty wiec zaprezentowane w

ponizszych tabelach.

Podkreslic nalezy, ze przy zmianie kazdego parametru wnioskowanie z analizy nie ulega

Zmianie.
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Tabela 23.

Tabela 24.
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Tabela 25.
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Tabela 26.
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Tabela 27.
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Tabela 28.
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Tabela 29.
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Tabela 30.
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4. Wptyw na organizacje udzielania swiadczen

Decyzja dotyczacg refundacji produktu Enspryng® (satralizumab) w leczeniu choréb ze
spektrum zapalenia nerwéw wzrokowych oraz rdzenia kregowego, w ramach programu

lekowego, nie spowoduje nowych konsekwencji w organizacji udzielania $wiadczen.

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. Przedtuzenie refundacji
technologii wnioskowanej nie bedzie zatem miec istotnego wptywu na organizacje udzielania

Swiadczen zdrowotnych.
5. Aspekty etyczne i spoteczne

Whnioskowana populacja chorych odznacza sie szczegdlnie niekorzystnym rokowaniem.
Praktyka kliniczna leczenia chorych na NMOSD AQP4+ w Polsce opiera sie na zapisach
wprowadzonego w listopadzie 2022 r. Programu lekowego B.138.FM ,Leczenie pacjentow ze
spektrum zapalenia nerwéw wzrokowych i rdzenia kregowego (NMOSD) (ICD-10: G36.0)”,

w ramach ktérego objety finansowaniem ze srodkéw publicznych jest satralizumab.

Objecie satralizumabu refundacjg bylo wysoce oczekiwane przez ekspertow klinicznych,
wskazujgcych na satralizumab jako na lek dziatajgcy przyczynowo, umozliwiajgcy kontrole
choroby, przy jednoczesnym dobrym profilu bezpieczenstwa. Satralizumab jest jedynym
lekiem finansowanym w ramach Programu lekowego B.138., a wiec jego stosowanie w sposéb
realny wptywa na podejmowane decyzje terapeutyczne i poprawe stanu zdrowia chorych.
Satralizumab jest lekiem wysoce skutecznym w leczeniu NMOSD, takze w terapii przewlektej.
Stosowanie satralizumabu ma na celu ograniczenie wystepowania rzutéw oraz polepszenie

jakosci zycia chorych, czego dowodzg wyniki Analizy kliniczne;.

Z uwagi na wykazang skuteczno$¢ satralizumabu u chorych na NMOSD istnieje znaczgca
potrzeba medyczna przedtuzenia jego finansowania ze srodkdéw publicznych w Polsce w

leczeniu tej jednostki chorobowej w ramach Programu lekowego.

Choroby ze spektrum zapalenia nerwéw wzrokowych i rdzenia kregowego nalezg do grupy
choréb rzadkich o zazwyczaj ciezkim naturalnym przebiegu, ktérych specyfikacjg sg czeste

nawroty. Skutkiem kolejnych rzutéw choroby jest narastanie objawdw rezydualnych, ktore
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w szybkim czasie powodujg powstawanie niepetnosprawnosci przez co nieleczone NMOSD
niesie ze sobg znaczne ryzyko ciezkiego kalectwa lub smierci [Traboulsee 2020]. W efekcie
spoteczenstwo obcigzone jest istotnymi kosztami utraty produktywnosci. Koszty te sg, tym
wyzsze im mniej skutecznie prowadzona jest terapia tych chorych. Objawy najczesciej
pojawiajgce sie w przebiegu NMOSD przekfadajg sie na zmniejszong zdolno$¢ do pracy
zawodowej lub wykonywania codziennych czynnosci. Chorzy, ktérzy nie mieliby
zagwarantowanego dostepu do skutecznej metody leczenia eskalowaliby koszty spoteczne.
Przediuzenie refundacji SAT pomoze ograniczy¢ te koszty i bedzie stanowita odpowiedz na
niezaspokojong potrzebe spoteczng. Dodatkowo, zgodnie z wynikami badania ankietowego
przeprowadzonego wsréd chorych z NMOSD, wptyw NMO na QoL wykracza poza obcigzenie
fizyczne i emocjonalne i obejmuje takze duze obcigzenie finansowe, zwigzane m.in. z kosztami

podrézy, hospitalizacji i opieki specjalistycznej [Beekman 2019].

Zgodnie z informacjami opublikowanymi przez EMA, najwiasciwszym leczeniem, ktére
powinno zosta¢ wdrozone jak najszybciej jest leczenie prewencyjne rozumiane jako terapia
immunosupresyjna i leczenie biologiczne, jednak nalezy mie¢ na uwadze, ze leki
immunosupresyjne nie sg zarejestrowane w leczeniu NMOSD, a wiec ich dziatanie nie jest
ukierunkowane na mechanizmy odpowiadajgce za obraz kliniczny choroby. Dodatkowo
w Polsce chorzy nie majg dostepu do nowoczesnych terapii biologicznych, poniewaz terapie
te nie sg refundowane we wnioskowanym wskazaniu (ekulizumab jest lekiem zarejestrowanym
w leczeniu NMOSD, ale aktualnie nierefundowanym w Polsce, podobnie rawulizumab , ktéry
w 2023 r. zostat zarejestrowany w leczeniu dorostych chorych na NMOSD z dodatnim
wynikiem badania na obecnosc¢ przeciwciat przeciw akwaporynie 4 - lek ten réwniez nie jest
aktualnie finansowany w populacji docelowej dla satralizumabu w Polsce ani nie toczy sie dla
niego proces refundacyjny). Decyzja dotyczgca przedtuzenia refundaciji produktu Enspryng®
w ramach Wykazu lekéw refundowanych dotyczy wytacznie chorych kwalifikujgcych sie do
programu lekowego, a zatem pacjentéw spetniajgcych wszystkie kryteria wigczenia, co
zapewnia, ze technologia bedzie stosowana w populacji chorych, u ktérych spodziewane sg

najwieksze korzysci kliniczne.

Na podstawie Analizy klinicznej stwierdzi¢ mozna, ze wnioskowana technologia wydtuza czas
przezycia bez rzutu choroby, generuje wiec istotne klinicznie dodatkowe efekty zdrowotne, w
porownaniu do obecnie stosowanego w praktyce klinicznej leczenia podtrzymujgcego oraz
leczenia rzutu. W zakresie profilu bezpieczenhstwa stwierdzono brak istotnych réznic pomiedzy

wnioskowang technologig a komparatorem.
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Pozytywna decyzja dotyczgca finansowania technologii wnioskowanej, nie stoi w sprzecznosci
z aktualnie obowigzujgcymi regulacjami prawnymi i nie nakfada na chorego dodatkowych

wymogow zwigzanych z rozpoczeciem leczenia.

Ponizsza tabela przedstawia ocene aspektéw spotecznych i etycznych dotyczgcej stosowania

technologii wnioskowanej w omawianym wskazaniu.

Tabela 31.
Aspekty spoteczne i etyczne

Warunek Wartosé

Czy i ktére grupy pacjentéw moga byé faworyzowane na skutek zatozen przyjetych w Zadne
analizie ekonomicznej;

Czy niekwestionowany jest réowny dostep do technologii medycznej przy jednakowych

potrzebach; Tak

Duza korzys¢ dla
waskiej grupy
chorych

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

Czy technologia stanowi odpowiedz dla os6b o istotnych potrzebach zdrowotnych, dla

ktérych nie ma obecnie dostepnej zadnej metody leczenia. Tak

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

w tym:

wptywac na poziom satysfakcji pacjentdow z otrzymywanej opieki medycznej; Nie
grozi¢ niezaakceptowaniem postepowania przez poszczegdlnych chorych; Nie
powodowac lub zmienia¢ stygmatyzacije; Nie
wywotywac¢ ponadprzecietny lek; Nie
powodowac¢ dylematy moralne; Nie
stwarzaé problemy dotyczace ptci lub rodzinne. Nie
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

Czy stosowanie technologii naktada szczegolne wymogi, takie jak:

koniecznos$¢ szczegolnego informowania pacjenta lub uzyskiwania jego zgody; Nie

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

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

6. Zalozenia i ograniczenia

W analizie przyjeto 2-letni horyzont czasowy, obejmujgcy okres od stycznia 2025 do grudnia
2026 roku.
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Analize wptywu na budzet wykonano z perspektywy ptatnika publicznego oraz dodatkowo

z perspektywy wspolnej.

Zuzycie technologii medycznych oszacowano na podstawie wynikow modelu ekonomicznego.
Koszty naliczano zgodnie z prawdopodobienstwami przejs¢é miedzy kolejnymi stanami na
podstawie modelu ekonomicznego w zwigzku z czym ograniczenia dotyczgce modelowania
oraz szacowania kosztéw wystepujgce w Analizie ekonomicznej dotyczg réwniez niniejszej
analizy. Niniejsza analiza wptywu na budzet wykorzystuje jedynie wyniki kosztowe
uwzgledniajgce przyjety 2-letni horyzont czasowy, w zwigzku z czym z modelu ekonomicznego

uwzgledniane sg tylko pierwsze 2 lata leczenia.

I Oszacowania i zalozenia zwigzane z obecng praktykg kliniczng
charakteryzujg sie ograniczeniami ze wzgledu na dos¢ zréznicowang praktyke kliniczng w

leczeniu NMOSD w Polsce, a takze problemy z mozliwoécig jednoznacznej oceny niektorych
parametrow. Przyjeto takze, ze wszystkie opcje terapeutyczne stosowane w polskiej praktyce
klinicznej w ramach terapii podtrzymujgcej, uwzglednione w niniejszej analizie bedg miaty te

samg skutecznosé.

W obliczeniach niniejszej analizy zatozono stopniowg kwalifikacje chorych do leczenia, zgodng
z cyklem modelu. Podejscie to moze stanowi¢ pewne uproszczenie rzeczywistego tempa
wigczania chorych do leczenia jednak jest konieczne poniewaz rzeczywiste tempo wigczania
chorych do leczenia jest nieprzewidywalne z uwagi na losowos¢ tego procesu oraz czynniki
niezalezne od Wnioskodawcy (np. decyzje placéwek medycznych). Zastosowane podejscie
analityczne jest ustrukturyzowane, interpretowalne i pozwala estymowac koszty przy zatozeniu
statego wzrostu liczby chorych objetych terapig przy braku przestanek do przyjecia innych

rozwigzan analitycznych.

W analizie uwzgledniono ponadto, ze technologia wnioskowana finansowana bedzie w ramach
istniejgcej grupy limitowej, zgodnie z uzasadnieniem wskazanym w rozdziale 8.1. Podstawe
limitu w tej grupie limitowej stanowi¢ bedzie opakowanie Enspryng® 120 mg, w zwigzku z tym,
ze na rynku dostepna bedzie jedna prezentacja leku. Podejscie takie jest zgodne z zapisami

Ustawy o refundaciji.

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 Enspryng® (satralizumab) do Wykazu lekéw refundowanych w ramach

kategorii dostepnosci refundacyijnej: lek dostepny w programie lekowym.

Populacje docelowg dla technologii wnioskowanej zdefiniowano zgodnie z przedtozonym
wnioskiem refundacyjnym. Stanowig jg chorzy ze spektrum chordéb zapalenia nerwéw
wzrokowych i rdzenia kregowego (ang. neuromyelitis optica spectrum disorder, NMOSD) w
wieku 12 lat i starsi, u ktorych wykryto obecnos$¢ przeciwciat 1IgG przeciwko akwaporynie 4
(AQP4-1gG).

Wpltyw na system ochrony zdrowia okreslono w odniesieniu do nastepujgcych obszaréw:

e populacyjnych (oszacowanie potencjatu rynkowego leku oraz prognoza liczebno$ci
populacji, ktéra prawdopodobnie skorzysta z leku w sytuacji jego sfinansowania);

e finansowych (analiza wptywu na budzet);

e organizacji udzielania swiadczen,;

e etycznych i spotecznych.

Liczebnos¢ populacji docelowej oszacowano na podstawie danych pochodzgcych ze

stanowiska ekspertow klinicznych [Dane dostarczone przez Wnioskodawce].

Konstrukcja analizy wptywu na budzet objeta zestawienie ze sobg dwoch scenariuszy, w
ktérym pierwszy zaktada brak refundacji, a drugi przedtuzenie refundacji technologii
wnioskowanej (zmiana sposobu refundacji). Wynikiem analizy wptywu na budzet jest réznica
pomiedzy tymi scenariuszami wyrazona inkrementalnymi wydatkami ptatnika publicznego oraz
pacjenta. Analize wykonano dla okresu 2 lat, ktéry stanowi horyzont czasowy analizy.
Elementy analizy wptywu na budzet objety: estymacje populacji docelowej i udziatow
rynkowych technologii wnioskowanej oraz analize kosztowg. Uwzgledniono koszty lekow,
koszty przepisania i podania lekéw, koszty leczenia podtrzymujgcego, koszty leczenia po
niepowodzeniu leczenia podtrzymujgcego, koszt leczenia rzutéw choroby, koszty leczenia w
stanach, koszty kwalifikacji chorych do programu lekowego, koszty diagnostyki, monitorowania

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

limitowej. Cene zbytu netto satralizumabu otrzymano od Whnioskodawcy.

Wplyw na organizacje udzielania $wiadczen zdrowotnych oraz aspekty etyczne i spoteczne

zostaty okreslone zgodnie z metodykg zaproponowang w Wytycznych AOTMIT.

Bezposrednig konsekwencjg tej decyzji bedzie przedtuzenie refundacji leku wysoce

skutecznego w leczeniu NMOSD oraz wysoce oczekiwanego przez ekspertéw klinicznych.

W konsekwencji finansowanie leku Enspryng zapewni chorym na choroby ze spektrum

zapalenia nerwow wzrokowych oraz rdzenia kregowego dostep do jedynego skutecznego

leczenia oraz wptynie na poprawe ich jakosci zycia.

Majgc na uwadze racjonalizacje srodkow w ochronie zdrowia oraz wychodzgc naprzeciw

oczekiwaniom Ministerstwa Zdrowia oraz Narodowego Funduszu Zdrowia w zakresie

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

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

refundacyjna nie spowoduje nowych konsekwencji w organizacji udzielania Swiadczen.
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Konkludujac nalezy oczekiwaé, ze finansowanie leku Enspryng® przyczyni sie do znaczace;
poprawy sytuacji chorych z chorobami ze spektrum zapalenia nerwéw wzrokowych oraz

rdzenia kregowego w Polsce.
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8. Zataczniki

8.1. Uzasadnienie finansowania wnioskowanej
technologii medycznej w ramach istniejgcej grupy

limitowe]

Na podstawie art. 15 Ustawy o refundacji nalezy stwierdzi¢, ze lek Enspryng® finansowany
bedzie w ramach obecnie istniejgcej grupy limitowej. Obecnie satralizumab jest finansowany
w analizowanym wskazaniu, w ramach Funduszu Medycznego, w grupie limitowej 1260.0,
Satralizumab [Wykaz lekéw refundowanych]. 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

finansowanie leku w istniejgcej obecnie grupie limitowej (1260.0, Satralizumab).
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8.2. Sprawdzenie zgodnosci

wymaganiami opisanymi w Rozporzadzeniu MZ

w sprawie minimalnych wymagan

Tabela 32.

Check-lista zgodnosci analizy wplywu na system ochrony zdrowia z minimalnymi
wymaganiami przedstawionymi w Rozporzadzeniu MZ w sprawie minimalnych

wymagan

Nr‘

1.

Zadanie

Oszacowanie rocznej liczebnosci populaciji

analizy z minimalnymi

Tak/Nie/nie dotyczy

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 0.

1.4.

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

TAK, rozdziat 2.5.4.

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

TAK, rozdziat 2.8.

2.1.

Aktualnych

TAK, rozdziat 2.8.1.

2.2.

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

TAK, rozdziat 2.8.1.

llosciowa prognoza rocznych wydatkéw podmiotu
zobowigzanego do finansowania $wiadczen 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 wtasciwy do spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu
refundacjg lub podwyzszeniu ceny

TAK, rozdziat 2.8.2.

4.1.

z wyszczegolnieniem sktadowej wydatkéw stanowigcej
refundacje ceny wnioskowanej technologii,

TAK, rozdziat 2.8.2.

Oszacowanie dodatkowych wydatkéw podmiotu
zobowigzanego do finansowania swiadczenh ze srodkow
publicznych, jakie bedg ponoszone na leczenie pacjentow w
stanie klinicznym wskazanym we whniosku

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

6. wydatkéw podmiotu zobowigzanego do finansowania
Swiadczen ze srodkéw publicznych

Minimalny i maksymalny wariant oszacowania dodatkowych

TAK, rozdziat 2.8.2.

dokonano oszacowan analizy oraz prognoz

Zestawienie tabelaryczne wartosci, na podstawie ktérych

TAK, rozdziat 2.7.

oszacowan analizy oraz prognoz

Wyszczegdlnienie zatozen, na podstawie ktérych dokonano

TAK, rozdziat 6.

wyszczegolnienie zatozenh dotyczgcych kwalifikacii

9.1. | wnioskowanej technologii do grupy limitowej i wyznaczenia

podstawy limitu

TAK, rozdziat 6.

Do analizy dotgczono dokument elektroniczny, umozliwiajacy

10. powtdrzenie wszystkich kalkulacji oraz prognoz TAK
Oszacowan analizy oraz prognoz dokonano w horyzoncie

11. o . . TAK
czasowym witasciwym dla analizy wptywu na budzet

12. Oszacowan oraz prognoz w analizie dokonano w TAK

szczegolnosci na podstawie rocznej liczebnosci populacji

w analizie wptywu na budzet przedstawiono dodatkowy

12.1. | oinne dane

(w przypadku braku wiarygodnych oszacowan rocznej
liczebnosci populaciji)

wariant, w ktérym oszacowania i prognozy uzyskano w oparciu

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

Oszacowania analizy oraz prognozy przedstawiono w
nastepujacych wariantach

obejmujg instrumenty dzielenia ryzyka),

ryzyka

e z uwzglednieniem proponowanego instrumentu dzielenia
13. ryzyka (jezeli wnioskowane warunki objecia refundacjg

e bez uwzglednienia proponowanego instrumentu dzielenia

TAK

e wart. 15 ust. 3 pkt 1 i 3 Ustawy o refundacji

13.1. utworzenie nowej, odrebnej grupy limitowej)
e wart. 15 ust. 2. 15 ust. 3 pkt 2 Ustawy o refundaciji

kwalifikacje do wspolnej, istniejgcej grupy limitowej)

Wskazano dowody spetnienia wymagan, o ktérych mowa:

(jezeli wnioskowane warunki objecia refundacjg obejmujg

(jezeli wnioskowane warunki objecia refundacjg obejmujg

TAK, rozdziat 8.1.
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