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Wykaz skrotow i akronimoéw

AE
AOTMIT
BIA
ChPL
CRSWNP

DGL
EGPA

GKS
GUS
HES
MZ

NFZ
PLN
RSS
SoC

analiza ekonomiczna

Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji
analiza wplywu na budzet

Charakterystyka Produktu Leczniczego

Przewlekte zapalenie zatok przynosowych z polipami nosa (ang. chronic rhi-
nosinusitis with nasal polyps)

Departament Gospodarki Lekami

Eozynofilowa ziarniniakowatosc¢ z zapaleniem naczyn (ang. eosinophilic gra-
nulomatosis with polyangiitis)

glikokartykosteroidy

Gtowny Urzad Statystyczny

Zespot hipereozynofilowy (ang. hypereosinophilic syndrome)
Minister Zdrowia

Narodowy Fundusz Zdrowia

Polski Ztoty

mechanizm dzielenia ryzyka (ang. risk sharing scheme)
standardowe postepowanie terapeutycznego (ang. standard of care)




Streszczenie

Cel pracy

Celem analizy jest oszacowanie wptywu na budzet ptatnika publicznego w przypadkuwydania
pozytywnej decyzji o finansowaniu ze srodkow publicznych preparatu Nucala® (mepolizumab)
stosowanego w leczeniu dorostych pacjentow z aktywnym zespotem hipereozynofilowym.

Metody

Analize przeprowadzono z perspektywy ptatnika publicznego (NFZ) w horyzoncie dwaoch kolejnych lat
(2025-2026). Analize kosztow terapii lekiem Nucala® (mepolizumab) stosowanym w skojarzeniu ze
standardowym postepowaniem terapeutycznym przeprowadzono na tle kosztow standardowego
postepowania terapeutycznego (SoC, ang. standard of care). Pod pojeciem SoC rozumie sie
postepowanie oparte na prednizonie, interferonie a, hydroksymoczniku, imatynibie, metotreksacie,
azatioprynie oraz cyklosporynie. Zaden z wymienionych lekéw nie poziada refundacji we
wnioskowanym wskazaniu. Obecnie nie ma dostepnej, zarejestrowanej terapii, ktora odpowiada-
taby na te niezaspokojone potrzeby w przypadku HES.

Liczebnos¢ populacji docelowej oszacowano na podstawie danych Gtownego Urzedu Statystycznego
(GUS), ktore zostaly skorygowane o odpowiednie wskazniki pochodzace z wyselekcjonawanych
opracowan naukowych. W analizie uwzgledniono koszty zwigzane z zakupem lekow (koszt preparatu
Nucala® i koszt preparatow SoC), koszty kwalifikacji do programu lekowego, koszty monitorowania
leczenia a takze koszty zwiazane z leczeniem zaostrzen HES. Analiza scenariuszowa objeta scenariusz
istniejacy, w ktorym oszacowano obecne koszty leczenia pacjentow w stanie klinicznym wskazanym
we wniosku przy zatozeniu braku pozytywnej decyzji refundacyjnej dla wnioskowanej technologii,
oraz scenariusze nowe (warianty: najbardziej prawdopodobny, minimalny i maksymalny), w ktorych
szacowano koszty terapii przy zatozeniu pozytywnej decyzji refundacyjnej dla wnioskowanej
technologii lekowej. Poszczegdlne warianty scenariusza istniejacego i nowego rozniag sie liczba
pacjentow, u ktorych wystepuje aktywny zespot hipereozynofilowy. W analizie przedstawiono
wariant, w ktorym preparat Nucala® jest refundowany w ramach istniejacej grupy limitowej 1167.0 w
katalogu B w bezptatnym programie lekowym. Wnioskodawca przewidziat schemat podziatu ryzyka
(RSS).

W niniejszym streszczeniu ograniczono opis wynikow do wynikow z uwzglednieniem umow podziatu
ryzyka, ze wzgledu na fakt, iz dla ptatnika publicznego sg to najistotniejsze i najbardziej
informatywne wyniki.

Wyniki

Dla wariantu najbardziej prawdopodobnego, catkowite koszty refundacji terapii w populacji HES
wyniosg odpowiednio w 1. i 2. roku analizy, w tym koszty refundacji
wnioskowanej technologii odpowiednio 1. i 2. roku analizy. Pozytywna

decyzja refundacyjna dla wnioskowanej technologii wigzac sie bedzie ze wzrostem wydatkow refun-
dacyjnych NFZ o H odpowiednio w 1. i 2. roku analizy.

Dla wariantu minimalnego, catkowite koszty refundacji terapii w populacji HES wyniosa [ EGzcNzG

odpowiednio w 1. i 2. roku analizy, w tym koszty refundacji wnioskowanej technologii

odpowiednio 1. i 2. roku analizy. Pozytywna decyzja refundacyjna dla

wnioskowanej technologii wiazac sie bedzie ze wzrostem wydatkow refundacyjnych NFZ o
— odpowiednio w 1. i 2. roku analizy.

Dla wariantu maksymalnego, catkowite koszty refundacji terapii w populacji HES wyniosa [ EGzN
odpowiednio w 1. i 2. roku analizy, w tym koszty refundacji wnioskowane]j tech-

nologii odpowiednio 1. i 2. roku analizy. Pozytywna decyzja refundacyjna




dla wnioskowanei‘ technologii wigzac sig bedzie ze wzrostem wydatkow refundacyjnych NFZ o -

odpowiednio w 1. i 2. roku analizy.

Whnioski
Analiza wykazata w przypadku objecia refundacja mepolizu-
mabu w leczeniu HES o okoto odpowiednio w 1. i 2. roku. i
B oy rozpatrywacd w kontekicie, ze:

e obecnie nie ma dostepnej, zarejestrowanej terapii dla HES;

s rozpatrywane jest leczenie choroby rzadkiej, ktore zwykle jest bardziej kosztowo-chtonne niz
w przypadku chorob wystepujacych czesciej.




1 Cel analizy

Celem analizy jest oszacowanie wptywu na budzet ptatnika publicznego w przypadku wyda-
nia pozytywnej decyzji o finansowaniu ze srodkow publicznych preparatu Nucala® (mepoli-
zumab) stosowanego w leczeniu dorostych pacjentow z aktywnym zespotem hipereozynofi-

lowym.




2 Metodyka

W niniejszym rozdziale przedstawiono zestawienie tabelaryczne wartosci i wyszczegolnienie
zatozen, na podstawie ktorych dokonano oszacowan dotyczacych:

rocznej liczebnosci populacii;

rocznej liczebnosci populacji, w ktorej wnioskowana technologia bedzie stosowana
przy zatozeniu, ze minister wlasciwy do spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu re-
fundacja, o ktorej mowa w art. 11 ust. 1 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji
lekow, srodkow spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow
medycznych (zwana dalej ustawa refundacyjng), lub decyzje o podwyzszeniu ceny,
o ktorej mowa w art. 11 ust. 4 ustawy refundacyjnej;

aktualnych rocznych wydatkow podmiotu zobowigzanego do finansowania Swiadczen
ze $rodkow publicznych, ponoszonych na leczenie pacjentow w stanie klinicznym
wskazanym we wniosku, z wyszczegolnieniem sktadowej wydatkow stanowiacej re-
fundacje ceny wnioskowanej technologii, o ile wystepuje;

dodatkowych wydatkow podmiotu zobowiazanego do finansowania Swiadczen ze
srodkow publicznych, jakie beda ponoszone na leczenie pacjentow w stanie klinicz-
nym wskazanym we wniosku, stanowiacych roznice pomiedzy prognozami, z wyszcze-
golnieniem sktadowej wydatkow stanowiacej refundacje ceny wnioskowanej techno-
logii, w tym minimalnych i maksymalnych wariantow dla tego oszacowania;

ilosciowej prognozy rocznych wydatkow podmiotu zobowigzanego do finansowania
swiadczen ze srodkow publicznych, jakie beda ponoszone na leczenie pacjentow
w stanie klinicznym wskazanym we wniosku, z wyszczegolnieniem sktadowej wydat-
kow stanowiagcej refundacje ceny wnioskowanej technologii przy zatozeniu, ze mini-
ster wtasciwy do spraw zdrowia nie wyda decyzji o objeciu refundacja, o ktorej mowa
w art. 11 ust. 1 ustawy refundacyjnej

ilosciowej prognozy rocznych wydatkow podmiotu zobowiazanego do finansowania
swiadczen ze srodkow publicznych, jakie beda ponoszone na leczenie pacjentow
w stanie klinicznym wskazanym we wniosku, z wyszczegoélnieniem skiadowej wydat-
kow stanowiacej refundacje ceny wnioskowanej technologii przy zatozeniu, ze mini-
ster wtasciwy do spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu refundacja, o ktérej mowa
w art. 11 ust. 1 ustawy refundacyjnej.

W analizie zdefiniowano scenariusz istniejacy: najbardziej prawdopodobny, minimalny
i maksymalny oraz scenariusze nowe: najbardziej prawdopodobny oraz minimalny i maksy-
malny (patrz Rozdziat 2.6.1 oraz 2.6.2).




2.1 Populacja

2.1.1 Szacowanie liczebnosci populacji obejmujacej
wszystkich pacjentéw, u ktérych wnioskowana
technologia moze by¢ zastosowana

Zgodnie z Charakterystyka Produktu Leczniczego, produkt leczniczy Nucala® zarejestrowany
jest:

e (iezka astma eozynofilowa

Produkt leczniczy Nucala wskazany jest w leczeniu uzupetniajagcym u dorostych, mtodziezy i
dzieci w wieku 6 lat i starszych z ciezka, oporng na leczenie astma eozynofilowg

e Przewlekte zapalenie zatok przynosowych z polipami nosa (ang. chronic rhinosinusitis
with nasal polyps, CRSWNP)

Produkt leczniczy Nucala, wraz z kortykosteroidami donosowymi, wskazany jest jako terapia
uzupetniajaca w leczeniu dorostych pacjentow z ciezkim CRSWNP, u ktorych leczenie korty-
kosteroidami ogolnoustrojowymi i (lub) zabieg chirurgiczny nie zapewniaja odpowiedniej
kontroli choroby.
o Eozynofilowa ziarniniakowatosc¢ z zapaleniem naczyn (ang. eosinophilic granuloma-
tosis with polyangiitis, EGPA)

Produkt leczniczy Nucala wskazany jest w leczeniu uzupetniajacym u pacjentow w wieku 6
lat i starszych z nawracajaco-ustepujacg lub oporng na leczenie eozynofilowg ziarniniako-
watoscia z zapaleniem naczyn (EGPA).

e Zespot hipereozynofilowy (ang. hypereosinophilic syndrome, HES)

Produkt leczniczy Nucala wskazany jest w leczeniu uzupetniajacym u dorostych pacjentow z
niewystarczajaco kontrolowanym zespotem hipereozynofilowym bez mozliwej do zidentyfi-
kowania wtornej przyczyny niehematologicznej.

Tab. 1. Liczebnosci populacji obejmujacej wszystkich pacjentow, u ktorych
wnioskowana technologia moze by¢ zastosowana.

Wskazanie Liczebnos< populacji Zrodto
Ciezka astma eozynofilowa AWA Benralizumab 2021, AWA
Mepolizumab 2016,

Uchwata Nr 8/2023/1V w spra-
wie przyjecia okresowego

za |V kwartat 2022 r., program
B.44

sprawozdania z dziatalnosci
Narodowego Funduszu Zdrowia
9



Wskazanie Liczebnos¢ populacji Zrédto

Przewlekte zapalenie zatok ﬁ AWA Dupilumab 2023
przynosowych z polipami nosa

Eozynofilowa ziarniniakowa- . Gus, Kanecki 2018, Sokotowska

tosc z zapaleniem naczyn 2014, Wojcik 2019, Biedron
2020

Zespot hipereozynofilowy Il | Gus, Requena 2021, Helbig

2012, Requena 2022

RAZEM I

*liczba pacjentow dorostych z rozpoznaniem J32 i/lub J33 stosujacych kortykosterydy do stosowa-
nia ogolnoustrojowego oraz ze sprawozdanymi co najmniej dwoma zabiegami chirurgicznymi w ob-
rebie zatok przynosowych w danym roku sprawozdawczym (przyjeto zatozenie, ze koniecznosc dru-
giego i kolejnych zabiegow Swiadczy o braku zapewnia odpowiedniej kontroli choroby przy zasto-
sowaniu leczenia kortykosteroidami ogolnoustrojowymi i (lub) zabiegiem chirurgicznym).

2.1.2 Szacowanie liczebnosci populacji docelowej
wskazanej we wniosku
Whnioskowane wskazanie refundacyjne dla produktu leczniczego Nucala® brzmi:
e Zespot hipereozynofilowy (ang. hypereosinophilic syndrome, HES)

Produkt leczniczy Nucala wskazany jest w leczeniu uzupetniajagcym u dorostych pacjentow z
niewystarczajaco kontrolowanym zespotem hipereozynofilowym bez mozliwej do zidentyfi-
kowania wtérnej przyczyny niehematologicznej.

Szacowanie liczebnosci populacji docelowej wskazanej we wniosku przeprowadzono w opar-
ciu o:

e dane GUS,

e publikacje Requena 2021,
e publikacje Requena 2022,
e publikacje Helbig 2012.

Liczebnos¢ populacji dorostych pacjentow z zespotem hipereozynofilowym oszacowano w
oparciu o dane statystyczne populacji w Polsce w 2022 roku, a takze wykorzystujac dane na
temat chorobowosci oraz zapadalnosci z publikacji Requena 2021. W wariancie najbardziej
prawdopodobnym uzyto srednich z wartosci maksymalnych oraz minimalnych dla chorobo-
wosci oraz zapadalnosci.
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Tab. 2. Liczebnosci populacji dorostych pacjentéw z zespotem hipereozynofi-

lowym.
Wariant Liczebnosc Chorobowosc Zapadalnosc¢
populacji
>18 lat Czestosc Liczebnos¢ | Czestosc Liczebnos¢
wystepowania | populacji wystepowania populacji
/100 000 /100 000
Minimalny 30 816 000 0,15 46 0,04 12
Najbardziej 0,52 160 0,11 32
prawdopodobny
Makasymalny 0,89 274 0,17 52

We wnioskowanym wskazaniu refundacyjnym dorosli pacjenci z zespotem hipereozynofilo-
wym sa wykluczeni, jesli choruja na mieloidalny HES (mHES).Wedtug publikacji Helbig 2012,
jesli wykluczymy pacjentéw nie spetniajacych kryteria wtaczenia to otrzymamy |
wszystkich przypadkow zespotu hipereozynofilowego. Sa to pacjenci z idiopatycznym oraz

limfocytowym zespotem hipereozynofilowym. Do obliczen uzyto liczebnosci populaciji z Tab.
2.

Tab. 3. Liczebnosci populacji dorostych pacjentow z idiopatycznym oraz lim-
focytowym zespotem hipereozynofilowym.

Wariant I-HES oraz L-HES Liczebnosc populacji

Chorobowos¢ Zapadalnosc
Minimalny [ [ i
Najbardziej prawdopo- [ ] [ |
dobny
Makasymalny [ ] [ |

Ostatni krok to wyliczenie, jaka liczba pacjentow jest leczona w sposob podstawowy, ktory
obejmuje, ale nie ogranicza sie do: stabilnych dawek doustnych kortykosteroidow z lub bez
terapii immunosupresyjnej/cytotoksycznej. W tym celu wykorzystano dane z publikacji
Requena 2022. Do obliczen uzyto liczebnosci populacji z Tab. 3

Tab. 4. Liczebnosci populacji dorostych pacjentoéw z idiopatycznym zespotem
hipereozynofilowym z przynajmniej dwoma zaostrzeniami choroby w ciggu
roku oraz leczonych w sposéb podstawowy.

Wariant Przynajmniej dwa za- | Liczebnosc populacji
ostrzenia w ciagu . .
roku Chorobowos¢ Zapadalnosc
Min I H i

1"



Wariant

Przynajmniej dwa za-
ostrzenia w ciagu

Liczebnos¢ populacji

roku Chorobowos¢ Zapadalnosc
Najbardziej prawdopo- . .
dobny
Max I B

Liczebnos¢ populacji wiaczanej do terapii w pierwszym roku to suma liczebnosci populacji
chorobowosci i zapadalnosci, natomiast w drugim roku to liczebnos¢ zapadalnosci.

Tab. 5. Liczebnos¢ populacji witaczanej do terapii.

Wariant Liczebnos¢ populacji

1. rok 2. rok
Min B |
Najbardziej prawdopodobny B [ |
Max H ||

Liczebnos¢ populacji docelowej w pierwszym roku rowna sie liczebnosci populacji wigczonej
do terapii w pierwszym roku. Liczebnos¢ populacji w drugim roku to liczba pacjentow leczo-
nych w pierwszym roku oraz liczba pacjentow wtaczonych do terapii w drugim roku.

Tab. 6. Populacja docelowa.

Wariant

Liczebnosé populacji

1. rok

2. rok

Min

Najbardziej prawdopodobny

Max

2.1.3 Szacowanie liczebnosci populacji, w ktorej
whnioskowana technologia jest obecnie stosowana

Liczebnosc populacji, w ktaorej wnioskowana technologia jest obecnie stosowana oszacowano
na podstawie danych NFZ za |l kwartat 2024 rok.[NFZ 11/2024] Zgodnie z informacjami przed-
stawionym w aktualnym obwieszczeniu MZ, mepolizumab jest refundowany w Polsce w ra-
mach jednego programu lekowego — B.44. Wedtug danych NFZ, w Il kwartale 2024 roku,
mepolizumabem leczonych byto 874 pacjentow. Liczebnosc populacji leczonej w ramach wy-
mienionego programu lekowego podsumowano w Tab. 7.
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Tab. 7. Liczebnosci populacji, w ktorej wnioskowana technologia jest obecnie

stosowana.
Wskazanie Liczebnos<¢ populacji Zrodto
B.44. LECZENIE CHORYCH Z 874 | Sprawozdanie NFZ za Il kwartat
CIEZKA POSTACIA ASTMY (ICD- 2024
10: J45, J82)

2.1.4 Szacowanie rocznej liczebnosci populacji, w ktoérej
wnioskowana technologia bedzie stosowana przy
zatozeniu, ze minister wtasciwy do spraw zdrowia
wyda decyzje o objeciu refundacja

Szacowanie rocznej liczebnosci populacji, w ktorej wnioskowana technologia bedzie stoso-
wana przy zatozeniu, ze minister wiasciwy do spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu refun-
dacja przeprowadzono w oparciu o nastepujace zatozenia:

Model dla populacji HES zaktada, ze zgodnie z kryteriami programu lekowego pacjenci moga
przerywac leczenie (patrz Program lekowy). Prawdopodobienstwo przerwania leczenia obli-
czono na podstawie publikacji Roufosse 2020, w ktarej 6 na 108 pacjentow nie kontynuowato
leczenia w badaniu, co daje odsetek 5,56% pacjentow. Odsetek ten zostat uzyty do oszaco-
wania pacjentow, u ktorych wystapita nieskutecznosc lub dziatania niepozadane leczenia i
ktorzy przerywali leczenie.

Liczebnos¢ populacji, w ktorej wnioskowana technologia bedzie stosowana w pierwszym
roku rowna sie liczebnosci populacji wtaczonej do terapii w pierwszym roku. Liczebnos¢ po-
pulacji w drugim roku to liczba pacjentow leczonych w pierwszym roku pomniejszona o od-
setek 5,56% oraz liczba pacjentow wtaczonych do terapii w drugim roku (liczba ta jest przy-
blizeniem, poniewaz model Bl jest modelem dynamicznym - pacjenci wchodzg i koncza le-
czenie w cyklach 4-tygodniowych).

Tab. 8. Liczebnosci populacji, w ktérej wnioskowana technologia bedzie sto-
sowana przy zatozeniu, ze minister wiasciwy do spraw zdrowia wyda decyzje
o objeciu refundacja.

Wariant analizy Liczebnosc populacji Zrodio
I rok Il rok
Minimalny B B | Roufosse 2020
Najbardziej prawdopodobny - -
Maksymalny - -
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2.1.5 Podsumowanie szacunkow rocznej liczebnosci
populacji

Podsumowanie szacunkow rocznej liczebnosci populacji przedstawione w rozdziatach 2.1.1-

2.1.4 zestawiono w tabeli ponizej. Liczba pacjentow stosujaca wnioskowang technologie po-

kazuje, ile w sumie pacjentow rocznie zostato stopniowo wiaczonych do leczenia, uwzgled-
niajac tych, ktorzy zostali z niego wykluczeni.

Tab. 9. Podsumowanie szacunkow rocznej liczebnosci populacji.

Populacja Liczebnos¢ populacji Odnosnik do roz-
1. rok | 2. rok dsiniy

Wszyscy pacjenci, u ktorych wnioskowana technologia moze
byc zastosowana —

Rozdziat 2.1.1

Pacjenci ze wskazaniem okreslonym we wniosku wariant mi- .
nimalny

Pacjenci ze wskazaniem okreslanym we wniosku wariant naj-
bardziej prawdopodobny

Rozdzial 2.1.2

Pacjenci ze wskazaniem okreslonym we wniosku wariant |
maksymalny

Pacjenci, u ktorych wnioskowana technologia jest obecnie

Rozdziat 2.1.3
stosowana

Pacjenci stosujacy wnioskowana technologie w scenariuszu
nowym wariant minimalny

Pacjenci stosujacy wnioskowana technologie w scenariuszu

nowym wariant najbardziej prawdopadobny Romdziat2.1.4

Pacjenci stosujacy wnioskowang technologie w scenariuszu
nowym wariant maksymalny

2.2 Opis modelu

Model analizy wptywu na budzet oparto na zatozeniach Programu lekowego, danych z publi-
kacji oraz na zatozeniach i wynikach modelu analizy ekonomicznej (patrz zatgczona doku-
mentacja — analiza ekonomiczna [AE Nucala]). W modelu BIA uwzgledniono 4-tygodniowy
cykl analizy — wtasciwy horyzont modelu zamyka sie w 26 cyklach, tj. 2 lata. W analizie
uwzgledniono koszty lekow tj. koszt mepolizumabu i leczenia standardowego oraz koszty
leczenia zaostrzen HES — patrz szczegotowe informacje w rozdziale 2.5.

Kalkulator BIA sktada sie 4 gtownych arkuszy:

e Ustawienia” — arkusz umozliwiajacy wtaczenie analizy ze schematem podziatu ry-
zyka (RSS) oraz wybranie wariantu analizy;

e« ,Populacja” — arkusze z szacunkami populacji docelowe]j kwalifikujacej si¢ do le-
czenia mepolizumabem + leczeniem standardowym/leczeniem standardowym;

e ,Dane kosztowe” — arkusz z danymi kosztowymi;

o ,Wyniki” — arkusze z wynikami analizy.
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Dodatkowo kalkulator zawiera arkusze pomocnicze i obliczeniowe w tym:

. »Przejecie rynku” — dane odnosnie do udziatu w rynku analizowanych lekow tj.
mepolizumabu + leczenia standardowego i samego leczenia standardowego;

e ,Llista” — arkusz pomocniczy zawierajacy definicje list rozwijanych uwzglednionych
w modelu;

e ,Dane DGL” — arkusz zawierajacy dane sprzedazowe za okres styczen-wrzesien 2024;
e ,Nucala HES/SoC HES - nowy” — obliczenia dla scenariuszy nowych;

e ,Nucala HES/SoC HES - obecny” — obliczenia dla scenariuszy istniejacych;

e leki HES” — arkusze zawierajacy stosowane technologie w HES;

e ,Leczenie zaostrzen” — arkusz zawierajacy dane dotyczace leczenia zaostrzen HES;

» ,Prawdopodobienstwo zaostrzen” — arkusz zawierajacy dane o prawdopodobienstwu
wystapienia zaostrzen w HES;

e ,Zuzycie prednizonu HES” — arkusze zawierajace odsetek pacjentow stosujacych
prednizon;

2.3 Perspektywa analizy

Zgodnie z obowiazujacymi przepisami [Rozporzadzenie MZ 2023] analize nalezy przeprowa-
dzic z perspektywy podmiotu finansujgcego swiadczenia ze srodkéw publicznych (Narodowy
Fundusz Zdrowia, NFZ).

Ze wzgledu na zaktadany sposob finansowania produktu leczniczego Nucala® (wnioskowane
jest finansowanie w ramach istniejacej grupy limitowej w katalogu B w bezptatnym progra-
mie lekowym) nie dochodzi do wspotptacenia przez pacjenta, dlatego nie przeprowadzano
dodatkowej analizy kosztow ponoszonych przez pacjenta.

2.4 Horyzont czasowy analizy

W analizie przyjeto dwuletni horyzont obserwacji. Przyjety horyzont analizy wynika z czasu
obowigzywania decyzji refundacyjnej. Majac na uwadze termin przygotowania analizy i czas
konieczny na przeprowadzenie postepowania administracyjnego dotyczacego wniosku o re-
fundacje, horyzont czasowy obejmuje lata: 2025 — 2026.

2.5 Analizowane koszty

W analizie uwzgledniono nastepujace kategorie kosztow:
e wnioskowanego leku;
o lekow stosowanych w SoC;

e leczenia zaostrzen HES;
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e monitorowania leczenia (tylko dla leczenia w PL);

e kwalifikacji do programu lekowego.

2.5.1 Koszt wnioskowanego leku

2.5.1.1 Uzasadnienie kategorii odptatnosci i kwalifikacji do grupy
limitowej wnioskowanego leku

Zgodnie z Ustawg z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekow, srodkow spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych Minister wtasciwy do spraw zdrowia,
wydajac decyzje o objeciu refundacja, dokonuje kwalifikacji leku, srodka spozywczego spe-
cjalnego przeznaczenia zywieniowego stosowanego w ramach programu lekowego do odptat-
nosci 0 PLN [Ustawa refundacyjna].

Analizowana technologia jest kwalifikowana do istniejacej grupy limitowej (1167.0, Mepoli-
zumab). W ramach tej grupy limitowej refundowany jest tylko mepolizumab, w zwigzku z
czym niniejsza analiza nie wymaga wskazania dowodow spetnienia kryteriow, o ktorych
mowa w art. 15 ust. 2 ustawy, i wymagan, o ktorych mowa w art. 15 ust. 3 pkt 2 ustawy., a
mepolizumab kwalifikuje sie do poziomu refundacji 100% (kategoria odptatnosci dla pa-
cjenta: bezptatne).

Whnioskowane warunki objecia refundacjg obejmuja rozszerzenie zakresu dotychczasowych
wskazan refundacyjnych mepolizumabu o leczenie dorostych pacjentow z aktywnym zespo-
tem hipereozynofilowym (HES).

2.5.1.2 Opis schematu podziatu ryzyka
...
]

2.5.1.3 Koszt Nucala®

Cene zbytu netto preparatu Nucala® przyjeto zgodnie z informacjami przedstawionymi w
obwieszczeniu Ministra Zdrowia z dnia 18 wrzesnia 2024 roku. Produkt leczniczy Nucala® jest
obecnie refundowany w leczeniu ciezkiej postaci astmy (ICD-10: J45, J82) [Program lekowy
B.44].

Whnioskowana jest refundacja mepolizumabu w ramach programu lekowego. Zgodnie z
ustawg refundacyjna, leki stosowane w ramach programow lekowych kwalifikujg sie do le-
kow wydawanych bezptatnie [Ustawa refundacyjna 2011]. Wnioskowane jest rozszerzenie
zakresu wskazan refundacyjnych preparatu Nucala® (mepolizumab) o populacje dorostych
pacjentow z aktywnym zespotem hipereozynofilowym.

Analizowana technologia jest kwalifikowana do istniejacej grupy limitowej (1167.0, Mepoli-
zumab). W ramach tej grupy limitowej refundowany jest tylko mepolizumab, w zwigzku z
czym niniejsza analiza nie wymaga wskazania dowodow spetnienia kryteriow, o ktorych
mowa w art. 15 ust. 2 ustawy, i wymagan, o ktorych mowa w art. 15 ust. 3 pkt 2 ustawy
refundacyjnej.




Whnioskowane warunki objecia refundacja obejmuja rozszerzenie zakresu wskazan refunda-
cyjnych przy utrzymaniu dotychczasowego poziomu finansowania.

Tab. 10. Koszt Nucala® bez RSS.

Lek (dawka) Liczba tabl. Cena Urzedowa Cena Wysokosc limitu Poziom odptatnosci
zbytu cena zbytu | hurtowa finansowania
netto [PLN] brutto [PLN]
[PLN] [PLN]

Tab. 11. Koszt Nucala® z RSS.

Lek (dawka) Liczba tabl. Cena hurtowa brutto Poziom odplatnosci
[PLN]

2.5.2 SoC - HES

Koszty preparatow SoC zostaty wyzerowane, poniewaz wszystkie technologie stosowane w
SoC nie sa objete refundacjg we wnioskowanym wskazaniu. Mozna teoretycznie przyjac, ze
czesc z tych lekow podawana jest pacjentom w ramach hospitalizacji i procedur JGP (np.
interferon, ktory stosowany jest co w odstepach 2-4 tygodniowych). Niemniej brakuje pod-
staw do uwzglednienia tych kosztow dla perspektywy NFZ. Tym samym, w niniejszej analizie
koszty w perspektywie NFZ zostaty - konserwatywnie - wyzerowane. Swiadczy to o niezaspo-
kojonych potrzebach pacjentow z HES w zakresie leczenia przewlektego tej choroby.

2.5.3 Koszt kwalifikacji do PL

W celu okreslenia pakietu badan diagnostycznych wykonywanych w przebiegu kwalifikacji
pacjenta do terapii lekiem Nucala® postuzono sie projektem Programu lekowego ,,Leczenie
chorych z zespotem hipereozynofilowym (HES) (ICD-10: D72.11)".

Zgodnie z PL, w celu kwalifikacji pacjenta do leczenia mepolizumabem, nalezy przeprowa-
dzic¢ nastepujace badania diagnostyczne:

e morfologia krwi z rozmazem, w tym ocena eozynofilii;
e aktywnosc¢ aminotransferazy alaninowej (ALT);

e aktywnosc dehydrogenazy mleczanowej (LDH);

e stezenie kreatyniny w surowicy krwi;

e elektrokardiogram (EKG);
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e echokardiografia serca (wynik wazny do 1 miesigca przed kwalifikacja);

e stezenie troponiny sercowej oraz NT-proBNP w surowicy krwi;

e RTG lub TK klatki piersiowej (wynik wazny do 1 miesigca przed kwalifikacja);
e USG lub TK jamy brzusznej;

e spirometria;

e biopsja aspiracyjna lub trepanobiopsja szpiku kostnego, jesli dotyczy (wynik wazny
do 1 miesigca przed kwalifikacja);

e badanie ogolne moczu;

¢ konwencjonalne badanie cytogenetyczne oraz badanie PCR na obecnosc rearanzacji
FIP1L1-PDGFRa;

e test cigzowy (u kobiet w wieku rozrodczym) wykonany nie wczesniej niz 7 dni przed

wydaniem leku.

W Tab. 12 przedstawiono uwzglednione swiadczenia i ich koszt poniesiony przez NFZ okre-
slony na podstawie Katalogu ambulatoryjnych grup s$wiadczen specjalistycznych
[57/2023/DSOZ].

Biorac pod uwage, ze badanie genetyczne przeprowadzane jest w celu wykluczenia przewle-
ktej biataczki eozynofilowej (CEL) oraz nowotworow mieloidalnych z eozynofilia, zatozono,
ze bedzie ono realizowane w ramach swiadczenia ,,Kompleksowa diagnostyka chorob nowo-
tworowych” (5.10.00.0000041) z katalogu swiadczen zdrowotnych kontraktowanych odrebnie
[167/2019/DS0OZ]. Zgodnie z Zarzadzeniem 167/2019/DSOZ warunki realizacji swiadczenia
5.10.00.0000041 okreslone sg w Rozporzadzeniu MZ w sprawie swiadczen gwarantowanych z
zakresu ambulatoryjnej opieki specjalistycznej (zatacznik nr 2 do rozporzadzenia cz. | lit. M
Lp. 913-916). Oznacza to, ze Swiadczenie obejmuje przeprowadzenie nastepujacych badan:

e klasyczne badania cytogenetyczne (techniki prazkowe - prazki GTG, CBG, Ag-NOR,
QFQ, RBG i wysokiej rozdzielczosci HRBT z analiza mikroskopowa chromosomow) -
pozycja 913;

e cytogenetyczne badania molekularne (obejmuje analize FISH - hybrydyzacja in situ z
wykorzystaniem fluorescencji - do chromosomow metafazowych i prometafazowych
oraz do jader interfazowych z sondami molekularnymi centromerowymi, malujacymi,
specyficznymi, telomerowymi, Multicolor-FISH) - pozycja 914;

¢ badania metodami biologii molekularnej (PCR i jej modyfikacje, RFLP, SSCP, HD, se-
kwencjonowanie i inne) dobranymi w zaleznosci od wielkosci i rodzaju mutacji - po-
zycja 915;

e Dbadania biochemiczne lub enzymatyczne - pozycja 916.
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Zakres badan realizowanych w ramach swiadczenia 5.10.00.0000041 odpowiada zatem bada-
niom koniecznym do przeprowadzenia w przebiegu kwalifikacji do programu lekowego.

Mnozniki wartosci punktu przyjeto jako mediane wspotczynnikow korekcji zaczerpnietych z
umow o najwiekszej wartosci z kazdego wojewodztwa za 2024 rok (w niektorych przypad-
kach brak swiadczen w kazdym wojewodztwie).

Tab. 12. Koszt badan diagnostycznych wykonywanych w ramach kwalifikacji

pacjentow do PL.

Grupa badan Nazwa grupy swiadczen | Wartosc Koszt swi-
specjalistycznych (Kod punktowa | adczenia*
sSwiadczenia)

r t | I

N
I

] |

L]

F N [




Grupa badan Nazwa grupy Swiadczen | Wartosc Koszt swi-
specjalistycznych (Kod punktowa | adczenia*
Swiadczenia)
— || i I I
] I

Wszystkie koszty podano w PLN.

*Obliczono z wykorzystaniem mnoznikéw rownych 1,68 ($wiadczenia AOS z zakresu hematologii), 1,65 (Swiadcze-
nia zdrowotne kontraktowane odrebnie, badania genetyczne) oraz 1,71 (Swiadczenia AOS z zakresu chorob we-
wnetrznych).

“*Badania wykonywane jedynie w okreslonych przypadkach.

PLN — polski ztoty; n.d. — nie dotyczy

2.5.4 Koszt monitorowania leczenia

Koszt monitorowania i diagnostyki w programie lekowym zostat okreslony analogicznie do
kosztow kwalifikacji do programu lekowego. Uwzgledniono koszty nastepujacych badan:

e morfologia krwi z rozmazem, w tym ocena eozynofilii;

aktywnos¢ aminotransferazy alaninowej (ALT);

e aktywnos¢ dehydrogenazy mleczanowej (LDH);

e stezenie biatka C-reaktywnego (CRP) w surowicy krwi;
e stezenie kreatyniny w surowicy krwi;

e elektrokardiogram (EKG);

e echokardiografia serca (jesli przy kwalifikacji do programu stwierdzono dysfunkcje
wskazujacg na zajecie narzadowe),

e stezenie troponiny sercowej oraz NT-proBNP w surowicy krwi (jesli byto nieprawi-
dtowe przy kwalifikacji do programu);

e spirometrie;
e badanie ogolne moczu;

e RTG lub TK klatki piersiowej (jesli przy kwalifikacji do programu stwierdzono zmiany
wskazujace na zajecie narzadowe);

e USG lub TK jamy brzusznej (jesli przy kwalifikacji do programu stwierdzono zmiany
wskazujace na zajecie narzadowe).

Zgodnie z programem lekowym, monitorowanie leczenia ma odbywac sie po 32 i 52 tygo-
dniach terapii, co oznacza, ze w ciaggu roku pacjent odbedzie dwa cykle diagnostyczne. Pod-
sumowanie kosztow monitorowania terapii przedstawiono w ponizszej tabeli.
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Tab. 13. Koszt monitorowania leczenia w ramach PL.

Grupa badan Nazwa grupy swiadczen | Wartosc Koszt swi-
specjalistycznych (Kod punktowa | adczenia*
Swiadczenia)

Marfologia krwi, z petnym rozni- [ | [
cowaniem granulocytow (leuko-

cytow)

Aminotransferaza alaninowa

(ALT, GPT)

Dehydrogenaza mleczanowa

(LDH)

Biatko C-reaktywne (CRP)

Kreatynina

Badanie ogolne moczu (profil)
NT-proBNP**

Elektrokardiogram z 12 lub wig-
cej odprowadzeniami (z opisem)

Tropanina™

RTG klatki piersiowej**

USG brzucha i przestrzeni zao-
trzewnowej**

Badanie spirometryczne

Echokardiografia*

Ocena skutecznosci zastosowanej
terapii (konsultacja z hematolo-
giem)

Ocena stanu sprawnosci wg skali | Il
ECOG

Roczny koszt monitorowania leczenia***

Wszystkie koszty podano w PLN.

*Obliczono z wykorzystaniem mnoznikow rownych 1,68 (Swiadczenia AOS z zakresu hematologii).
**Badania wykonywane jedynie w akreslonych przypadkach.

**7 uwzglednieniem dwoch cykli wymienionych badan diagnostycznych w roku.

PLN — polski ztoty; n.d. — nie dotyczy

Ze wzgledu na brak danych, przyjeto, ze koszty monitorowania pacjentéow poza programem
lekowym sa identyczne z tymi w programie lekowym (katergorie kosztowe wykorzystane w

szacunku ryczattu monitorowania w programie lekowym sa charakterystyczne dla choroby a
nie dla wnioskowanego leku).




2.5.5 Leczenie zaostrzen

Leczenie zaostrzen HES moze odbywac sie zarowno w warunkach ambulatoryjnych jak i szpi-
talnych (procedury JGP: S05, S06, S07). Ze wzgledu na brak wiarygodnych danych, w analizie
przyjeto konserwatywne zatozenie (niekorzystne z punktu widzenia ograniczenia kosztow
leczenia zaostrzen przy wykorzystaniu mepolizumabu), ze catosc opieki nad pacjentami od-
bywa sie warunkach ambulatoryjnych.

Strukture roztozenia rodzajow zaostrzenia okreslono na podstawie publikacji Pane 2022.

Tab. 14. Struktura rodzajow zaostrzenia HES.

Rodzaj zaostrzenia Odsetek pacjentow
Mepolizumab + SoC SoC

Ogolne 100,00% 91,43%
Dermatologiczne 73,33% 85,71%
Pulmonologiczne 80,00% 68,57%
Laryngologiczne 86,67% 60,00%
Gastroenterologiczne 60,00% 57,14%
Neurologiczne 40,00% 60,00%
Inne 40,00% 25,71%

Koszt wizyty u specjalisty okreslono na podstawie Zarzadzenia Prezesa NFZ nr
57/2023/DSOZ, w ktorym wartosc¢ punktowa swiadczenia W11 to 44 punkty.

Koszt wizyty u poszczegolnych specjalistow skorygowano o wspotczynnik korekcji okreslony
zgodnie z wyceng punktowa swiadczen na podstawie umowy o najwiekszej wartosci z kaz-
dego wojewodztwa za 2024 rok (w niektorych przypadkach brak swiadczen w kazdym woje-
wodztwie). Na ich podstawie wyciagnieto mediane wspotczynnikow, co przedstawia Tab. 15.

Tab. 15. Mediany wspotczynnikow korekcji dla poszczegdlnych swiadczen.

Rodzaj Swiadczenia Mediana wspétczynnika korekcji

Swiadczenia w zakresie chorab wewnetrznych 1,71
Swiadczenia w zakresie dermatologii i wenero- 1,67
logii

Swiadczenia w zakresie gruzlicy i choréb ptuc 1,68
Swiadczenia w zakresie otolaryngologii 1,67
Swiadczenia w zakresie gastroenterologii 1,68
Swiadczenia w zakresie neurologii 1,67

W zaleznosci od rodzaju zaostrzenia, koszt leczenia zaostrzenia to koszt wizyty u danego
specjalisty [koszt wizyty W11 - 57/2023/DSOZ, wycena punktowa $wiadczen - NFZ] przemno-
zony przez roczng czestosc zaostrzen [Roufosse 2020] oraz odsetek pacjentow z danym ro-
dzajem zaostrzenia [Pane 2022].
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Tab. 16. Koszt leczenia zaostrzenia HES.

Rodzaj zaostrzen Koszt
Mepolizumab + SoC SoC

Ogolne 75,24 68,79
Dermatologiczne 53,89 62,98
Pulmonologiczne 59,14 50,69
Laryngologiczne 63,68 44,09
Gastroenterologiczne 44 35 42,24
Meurologiczne 29,39 44,09
Inne 30,10 19,35
Razem 355,78 332,23

Na podstawie wykresu z badania Roufosse 2020 - patrz Rys. 1 (odczytano za pomoca programu
WebPlotDigitizer) oraz prognozie liniowej po 32. tygodniu, wyznaczono odsetek skumulowa-
nego wystapienia pierwszego zaostrzenia. Nastepnie oszacowano odsetek pacjentow z
pierwszym zaostrzeniem w kazdym cyklu.

Rys. 1. Skumulowane wystapienia pierwszego zaostrzenia HES - ramie mepo-
lizumab + SoC.

100 5y — Placebo

o0 Mepolizumab 300 mg SC
804
70
60
50 -
40
30~

Probability of event (%)

20+
104

Time to event (weeks)

Number at risk
Placebo 54 51 45 39 35 32 27 26 24
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Tab. 17. Odsetek pacjentow z pierwszym zaostrzeniem w kazdym cyklu.

Ty- Skumulowane wystapienie pierwszego zaostrze- Wystapienie 1 zaostrze-
dzien nia nia

4 6% 6%
8 7% 1%
12 10% 2%
16 12% 3%
. 20 14% 2%
E 24 16% 2%
o 28 22% 6%
_E 32 23% 1%
. 36 26% 3%
40 28% 3%
44 31% 3%
48 34% 3%
52 36% 3%
56 39% 3%
60 42% 3%
64 44% 3%
68 47% 3%
72 50% 3%
= 76 52% 3%
'é 80 55% 3%
a 84 58% 3%
88 61% 3%
92 63% 3%
96 66% 3%
100 69% 3%
104 T1% 3%

2.6 Scenariusze analizy

2.6.1 Scenariusz istniejacy

Scenariusz istniejacy odpowiada ilosciowej prognozie rocznych wydatkow podmiotu zobo-
wigzanego do finansowania swiadczen ze srodkow publicznych, jakie beda ponoszone na le-
czenie pacjentow w stanie klinicznym wskazanym we wniosku, z wyszczegoélnieniem sktado-
wej wydatkow stanowigcej refundacje ceny wnioskowanej technologii przy zatozeniu, ze
minister wtasciwy do spraw zdrowia nie wyda decyzji o objeciu refundacja, o ktorej mowa
w art. 11 ust. 1 ustawy lub decyzji o podwyzszeniu ceny, o ktorej mowa w art. 11 ust. 4
ustawy.
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W scenariuszu istniejagcym zatozono, ze we wnioskowanej populacji nie jest refundowane

leczenie preparatem Nucala®, a jedynie stosowana jest SoC.

W scenariuszu istniejacym uwzgledniono liczebnos$c populacji docelowej, ktorej szczegotowe

uzasadnienie przedstawiono w rozdziale 2.1.2.

Tab. 18. Zestawienie zatozen scenariusza obecnego analizy.

Zmienna testo-
wana

Wariant najbar-
dziej prawdopo-

Wariant mini-
malny

Wariant maksy-
malny

Uzasadnienie
zZmiennosci

Liczebnosc popu-
lacji docelowej

Patrz rozdzial
2.1.2

Liczebnosc popu-
lacji stosujace]

dobny
N
I
I
I

Brak dostepu do
leczenia

Nucala®

2.6.2 Scenariusze nowe

Warianty scenariusza nowego odpowiadaja ilosciowej prognozie rocznych wydatkow pod-
miotu zobowigzanego do finansowania swiadczen ze srodkow publicznych, jakie beda pono-
szone na leczenie pacjentow w stanie klinicznym wskazanym we wniosku, z wyszczegolnie-
niem sktadowej wydatkow stanowiacej refundacje ceny wnioskowanej technologii przy za-
tozeniu, ze minister wtasciwy do spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu refundacja, o ktorej
mowa w art. 11 ust. 1 ustawy lub decyzje o podwyzszeniu ceny, o ktérej mowa w art. 11 ust.
4 ustawy.

Scenariusz nowy zdefiniowano w niniejszej analizie jako wprowadzenie preparatu Nucala®
do refundacji.

W scenariuszu nowym uwzgledniono zmiennosc parametru:
. liczebnos¢ populacji stosujacej Nucala®.

Powyzszy parametr postuzyt do zdefiniowania trzech wariantow scenariusza nowego: najbar-
dziej prawdopodobnego, minimalnego i maksymalnego — patrz Tab. 19. Uzasadnienie zakresu
zmiennosci testowanych parametrow przedstawiono w poprzednich rozdziatach (rozdziat
2.1.212.1.4).

Tab. 19. Zestawienie zatozen wariantow scenariusza nowego.

Zmienna testo- Wariant najbar- | Wariant mini- Wariant maksy- Uzasadnienie

wana dziej prawdopo- | malny malny zZmiennosci
dobny

Liczebnosc popu- | NN I I Patrz rozdziat

lacji docelowe; | N — | 2.1.2
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Liczebnosc popu-
lacji stosujacej
Nucala®

Patrz rozdziat
2.1.4
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3 Wyniki

3.1Szacowanie aktualnych rocznych wydatkow NFZ

Aktualne roczne wydatki podmiotu zobowigzanego do finansowania swiadczen ze srodkow
publicznych, ponoszonych na leczenie pacjentow z aktywnym zespotem hipereozynofilowym
sg zblizone do kosztow obliczonych dla 2-go roku scenariusza istniejacego i wynosza od okoto
I ' r=mach scenariuszy istniejacych, uwzgledniono, ze pacjenci
stosuja prednizon, interferon a, hydroksymocznik, imatynib, metotreksat, azatiopryne oraz
cyklosporyne. Koszt preparatow SoC jest wyzerowany, poniewaz wszystkie technologie sto-
sowane w SoC nie sg objete refundacja we wnioskowanym wskazaniu.

Koszt refundacji terapii lekiem Nucala® (mepolizumab) we wnioskowanym wskazaniu wynosi
0 PLN.

3.2 Wariant najbardziej prawdopodobny

Dla wariantu analizy bez uwzglednienia RSS, catkowite koszty refundacji terapii w populacji

HES wyniosa |GGG odpo\vicdnio w 1. i 2. roku analizy, w tym koszty
refundacji wnioskowanej technologii || |GGG ocdpoviednio 1. i 2. roku

analizy. Pozytywna decyzja refundacyjna dla wnioskowanej technologii wiazac sie bedziclll]
odpowiednio w 1.

i 2. roku analizy.

Dla wariantu analizy z uwzglednieniem RSS, catkowite koszty refundacji terapii w populacji

HES wyniosa | G ocdpo\viednio w 1. i 2. roku analizy, w tym koszty
refundacji wnioskowanej technologii | |G od-oviednio 1. i 2. roku

analizy. Pozytywna decyzja refundacyjna dla wnioskowanej technologii wiazac sie bedzie [Jj
odpowiednio w 1.
i 2. roku analizy.

Szczegotowe wyniki przedstawiono w Tab. 20.

Tab. 20. Zestawienie wynikow analizy dla wariantu najbardziej prawdopodob-

nego.

Kategoria kosztow Nucala® SoC SUMA
1. rok ‘ 2, rok 1. rok l 2. rok 1. rok IZ. rok

Bez RSS
Scenariusz istniejacy
Koszt preparatu Nucala [ [ | [ [ | [ [
Koszt preparatow SoC [ ] [ | [ [ [ [
Leczenie zaostrzef [ I N I I .
Koszt kwalifikacji do leczenia [ ] [ ] [ ] [ | [ | [

N
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Kategoria kosztow

Nucala®

SoC

SUMA

1. rok

2. rok

1. rok

2. rok

1. rok

2. rok

Koszt monitorowania leczenia

taczny koszt w danym roku analizy

Scenariusz nowy

Kaszt preparatu Nucala

Kaszt preparatow SoC

Leczenie zaostrzen

Koszt kwalifikacji do leczenia

Koszt monitorowania leczenia

taczny koszt w danym roku analizy

Zmiana kosztow

Kaszt preparatu Mucala

Koszt preparatéw SoC

Leczenie zaostrzen

Koszt kwalifikacji do leczenia

Koszt monitorowania leczenia

Laczny koszt w danym roku analizy

Z RSS

Scenariusz istniejacy

Koszt preparatu Nucala

Kaszt preparatéw SoC

Leczenie zaostrzen

Koszt kwalifikacji do leczenia

Koszt monitorowania leczenia

taczny koszt w danym roku analizy

Scenariusz nowy

Koszt preparatu Nucala

Koszt preparatow SoC

Leczenie zaostrzen

Koszt kwalifikacji do leczenia

Koszt monitorowania leczenia

taczny koszt w danym roku analizy

Imiana kosztow

Koszt preparatu Nucala

Koszt preparatow SoC

Leczenie zaostrzen

Koszt kwalifikacji do leczenia

d JId sane JHTS JHE 0
Ihd JHLd o JHH0S JIHLd

Ihd JILd Ll 21100 J1Hd
Ilid dlld Ll JHHED S0




Kategoria kosztow Nucala® SoC SUMA

1. rok 2. rok 1. rok 2. rok 1. rok 2. rok
Koszt monitorowania leczenia I [ ] B N e
taczny koszt w danym roku analizy q I q q

q

SoC - standardowe postepowanie terapeutycznego (ang. standard of care); RSS - instrument dzielenia ryzyka (ang. Risk Sharing

Scheme}

3.3 Wariant minimalny

Dla wariantu analizy bez uwzglednienia RSS, catkowite koszty refundacji terapii w populacji

HES wyniosa, | GGG odpoviednio w 1. i 2. roku analizy, w tym koszty
refundacji wnioskowanej technologii || GGG odpoviednio 1. i 2. roku

analizy. Pozytywna decyzja refundacyjna dla wnioskowanej technologii wigzac sie bedzie .
odpowiednio w 1. i

2. roku analizy.

Dla wariantu analizy z uwzglednieniem RSS, catkowite koszty refundacji terapii w populacji

HES wyniosa [ GG ocdpoviednio w 1. i 2. roku analizy, w tym koszty
refundacji wnioskowanej technologii [ GGG oo viednio 1. i 2. roku

analizy. Pozytywna decyzja refundacyjna dla wnioskowanej technologii wiazac sie bedzie [Jjj
odpowiednio w 1. i

2. roku analizy.

Szczegotowe wyniki przedstawiono w Tab. 21.

Tab. 21.Zestawienie wynikow analizy dla wariantu minimalnego.

Kategoria kosztow

Nucala®

1. rok

[-2. rok

SoC
1. rok

['z. rok

SUMA
1. rok

['z. rok

Bez RSS

Scenariusz istniejacy

Koszt preparatu Nucala
Kaszt preparatow SoC
Leczenie zaostrzen

Koszt kwalifikacji do leczenia

T

Koszt monitorowania leczenia

taczny koszt w danym roku analizy

Scenariusz nowy

Koszt preparatu Nucala

Kaszt preparatow SoC

Leczenie zaostrzen

Koszt kwalifikacji do leczenia

Koszt monitorowania leczenia

Hlsd snnnns

Ilsd snnann

Hid Il

lHhid Ll




Kategoria kosztow

Nucala®

SoC

SUMA

1. rok

2. rok

1. rok

2. rok

1. rok

2. rok

taczny koszt w danym roku analizy

Zmiana kosztow

Koszt preparatu Nucala

Koszt preparatow SoC

Leczenie zaostrzen

Koszt kwalifikacji do leczenia

Koszt monitorowania leczenia

taczny koszt w danym roku analizy

Z RSS

Scenariusz istniejgcy

Koszt preparatu Nucala

Koszt preparatéw SoC

Leczenie zaostrzen

Koszt kwalifikacji do leczenia

Koszt monitorowania leczenia

Laczny koszt w danym roku analizy

Scenariusz nowy

Koszt preparatu Nucala

Koszt preparatow SoC

Leczenie zaostrzen

Koszt kwalifikacji do leczenia

Koszt monitorowania leczenia

taczny koszt w danym roku analizy

Zmiana kosztow

Koszt preparatu Nucala

Koszt preparatow SoC

Leczenie zaostrzen

Koszt kwalifikacji do leczenia

Koszt monitorowania leczenia

taczny koszt w danym roku analizy

] i g dlLd A

dild Jlad s diLd 4

diild dllkd Il dlLd J

SoC - standardowe postepowanie terapeutycznego (ang. standard of care); RSS - instrument dzielenia ryzyka (ang. Risk Sharing

Scheme)
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3.4 Wariant maksymalny

Dla wariantu analizy bez uwzglednienia RSS, catkowite koszty refundacji terapii w populacji

HES wyniosa [ G odpowiednio w 1. i 2. roku analizy, w tym koszty
refundacji wnioskowanej technologii || | | N NN ocpoviednio 1. i 2. roku

analizy. Pozytywna decyzja refundacyjna dla wnioskowanej technologii wiazac sie bedzie ]

i 2. roku analizy.

odpowiednio w 1.

Dla wariantu analizy z uwzglednieniem RSS, catkowite koszty refundacji terapii w populacji

HES wyniosa [ G ocpoviednio w 1. i 2. roku analizy, w tym koszty
refundacji wnioskowanej technologii [ N ocpoviednio 1. i 2. roku

analizy. Pozytywna decyzja refundacyjna dla wnioskowanej technologii wiazac sie bedzie .

i 2. roku analizy.

Szczegotowe wyniki przedstawiono w Tab. 22.

Tab. 22. Zestawienie wynikow analizy dla wariantu maksymalnego.

odpowiednio w 1.

Kategoria kosztow

Nucala®

SoC

SUMA

1. rok

[ 2. rok

1. rok

‘ 2. rok

1. rok

‘ 2. rok

Bez RS5

Scenariusz istniejacy

Koszt preparatu Nucala

Koszt preparatow SoC

Leczenie zaostrzen

Koszt kwalifikacji do leczenia

Koszt monitorowania leczenia

taczny koszt w danym roku analizy

Scenariusz nowy

Koszt preparatu Nucala

Koszt preparatow SoC

Leczenie zaostrzen

Kaszt kwalifikacji do leczenia

Koszt monitorowania leczenia

taczny koszt w danym roku analizy

Zmiana kosztow

Koszt preparatu Nucala

Kaszt preparatow SoC

Leczenie zaostrzen

Koszt kwalifikacji do leczenia

Koszt monitorowania leczenia

IHid JLd s

"IIJ J"II‘ 11iNN

uhiy Iulas luln
ulin Lk Lk
11:d JllLd Ll

id Jiad Lushis




Kategoria kosztow

Nucala®

SoC

SUMA

1. rok

2. rok

1. rok

2. rok

1. rok

2. rok

taczny koszt w danym roku analizy

ZRSS

Scenariusz istniejacy

Koszt preparatu Nucala

Kaszt preparatow SoC

Leczenie zaostrzen

Koszt kwalifikacji do leczenia

Koszt monitorowania leczenia

taczny koszt w danym roku analizy

Scenariusz nowy

Koszt preparatu Nucala

Koszt preparatow SoC

Leczenie zaostrzen

Koszt kwalifikacji do leczenia

Kaszt monitorowania leczenia

taczny koszt w danym roku analizy

Imiana kosztow

Koszt preparatu Nucala

Koszt preparatow SoC

Leczenie zaostrzen

Koszt kwalifikacji do leczenia

Koszt monitorowania leczenia

taczny koszt w danym roku analizy

Jild dlled v 4

Jild Aled v 4

Jiid dlld luln 4

Jld Jld Tl

SoC - standardowe postepowanie terapeutycznego (ang. standard of care); RSS - instrument dzielenia ryzyka (ang. Risk Sharing

Scheme)
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4 Ograniczenia i dyskusja

Celem analizy byto oszacowanie wptywu na budzet NFZ zwigzanego z refundacja preparatu
Nucala® w leczeniu dorostych pacjentéw z aktywnym zespotem hipereozynofilowym. Analize
kosztow terapii lekiem Nucala® przeprowadzono na tle kosztow standardowego postepowa-
nia terapeutycznego.

Analize przeprowadzono z perspektywy ptatnika publicznego (NFZ) w horyzoncie dwoch ko-
lejnych lat. W analizie uwzgledniono koszty wnioskowanego leku, preparatow SoC, kwalifi-
kacji do programu lekowego, monitorowania leczenia oraz leczenia zaostrzen HES. Liczeb-
nosc¢ populacji docelowej oszacowano na podstawie danych Gtownego Urzedu Statystycznego
(GUS), ktore zostaty skorygowane o odpowiednie wskazniki pochodzace z wyselekcjonowa-
nych opracowan naukowych. Analiza scenariuszowa objeta scenariusz istniejgcy, w ktorym
oszacowano obecne koszty leczenia pacjentow w stanie klinicznym wskazanym we wniosku
przy zatozeniu braku pozytywnej decyzji refundacyjnej dla wnioskowanej technologii, oraz
scenariusze nowe (warianty: najbardziej prawdopodobny, minimalny i maksymalny), w kto-
rych szacowano koszty terapii przy zatozeniu pozytywnej decyzji refundacyjnej dla wniosko-
wanej technologii lekowej. Poszczegolne warianty scenariusza istniejacego i nowego roznia
sie liczbg pacjentow, u ktérych wystepuje aktywny zespot hipereozynofilowy. W analizie
przedstawiono wariant, w ktorym preparat Nucala® jest refundowany w ramach istniejacej
grupy limitowej 1167.0 w katalogu B w bezptatnym programie lekowym. Wnioskodawca prze-
widziat schemat podziatu ryzyka (RSS).

Dla wariantu najbardziej prawdopodobnego, I
-

odpo-

wiednio w | i Il. roku analizy.

Dla wariantu minimainego, |
I ocipowiednio w | i 2. roku

analizy.

Dla wariantu maksymainego, I
N ocipowiednio w I i 2. roku

analizy.
W zakresie ograniczen analizy nalezy wymienic nastepujace kwestie:

¢ Niepewnosc dotyczaca liczebnosci populacji wtaczanej do terapii wnioskowang tech-
nologia medyczna. Dane dotyczace liczby pacjentow leczonych preparatem Nucala®
pochodzga z danych literaturowych. Niepewnosci odnosnie liczby pacjentow kwalifi-
kujacych sie do leczenia wnioskowang technologia testowano w wariancie minimal-
nym oraz maksymalnym.

e Niepewnosci dotyczace rzeczywistego stosowania preparatow - w analizie przyjeto
skrajne zatozenie, ze wszyscy pacjenci kwalifikowani do leczenia, beda je stosowali.
Zatozenie to jest uzasadnione tym, ze HES jest chorobg rzadka.
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Ze wzgledu na brak odsetek pacjentow z wystapieniem zaostrzen choroby przez okres
przynajmniej 3 miesiecy w obserwacji 12-miesiecznej, zatozono statg wartosc 5,56%
pacjentow w cyklu, ktorzy zostajg wytaczeni z programu. Odsetek odpowiada liczbie
pacjentow, ktorzy przerwali leczenie w badaniu Roufosse 2020.

Ze wzgledu na brak wiarygodnych damych w analizie pominieto koszty monitorowania
leczenia w grupie SoC (zatozenie konserwatywne, ktore prawdopodobnie zawyza re-
alny wptyw na budzet zwigzany z refundacjq mepolizumabu w HES). Nie mniej koszt
monitorowania stanowia, stosunkowo niewielka czes¢ kosztow catkowitych (po stro-
nie mepolizumabu to okoto 0,7%).
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5 Aspekty etyczne, spoteczne, prawne, wptyw
na organizacje udzielania Swiadczen

Nie zidentyfikowano zadnego istotnego wptywu pozytywnej decyzji refundacyjnej dla oma-
wianej technologii na aspekty etyczne, spoteczne, prawne a takze organizacje udzielania

Swiadczen.
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6 WhniosKki

W zespole hipereozynofilowym analiza wykazata, ze z uwzglednieniem RSS, pozytywna de-
cyzja refundacji w ramach grupy limitowej 1167.0 dla preparatu Nucala® bedzie wigzac sie

odpowiednio w 1.
i 2. roku analizy.

I c:y rozpatrywac w kontekscie, ze:
e obecnie nie ma dostepnej, zarejestrowanej terapii dla HES;

e rozpatrywane jest leczenie choroby rzadkiej, ktore zwykle jest bardziej kosztowo-
chtonne niz w przypadku choréb wystepujacych czesciej.
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Spis rysunkow

Rys. 1. Skumulowane wystapienia pierwszego zaostrzenia HES - ramie mepolizumab +
S OO U U S O O O S DO PN DTOSNS S 23
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