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Skroty i akronimy

ADL
AE

AK
AOTMIT
APD
BC
ChPL
CSR
FA
HTA
JGP
MAX
MIN
MZ
NFZ
OMAW
QALY
RDI

SA
SoC

ocena wykonywania czynnosci zycia codziennego (ang. Activities of Daily Living)

analiza ekonomiczna

analiza kliniczna

Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

analiza problemu decyzyjnego

analiza podstawowa (ang. base case)

Charakterystyka Produktu Leczniczego

Clinical Study Report

ataksja Friedreicha (ang. Friedreich’s ataxia)

ocena technologii medycznych (ang. health technology assessment)
jednorodne grupy pacjentow

maksymalny wariant analizy

minimalny wariant analizy

Minister Zdrowia

Narodowy Fundusz Zdrowia

omaweloksolon

lata zycia skorygowane o jakosc¢ (ang. quality adjusted life years)
wzgledna intensywnos¢ dawkowania (ang. relative dose intensity)
analiza wrazliwosci (ang. sensitivity analysis)

leczenie standardowe (ang. standard of care)
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Streszczenie
Cel

Celem analizy byta ocena wptywu na system ochrony zdrowia, w tym budzet Narodowego
Funduszu Zdrowia (NFZ), finansowania ze srodkow publicznych omaweloksolonu (Skyclarys®)
w leczeniu ataksji Friedreicha u chorych w wieku od 16 roku zycia.

Przy wyborze odpowiedniego komparatora dla omaweloksolonu we wnioskowanym wskazaniu
wzieto pod uwage tres¢ wytycznych dotyczacych leczenia ataksji Friedreicha, zgodnie
z ktorymi obecnie stosowana jest jedynie terapia objawowa oraz praktyke kliniczng (ERN-
RND 2019, CMG 2022, Silva 2019). Na podstawie przytoczonych faktow stwierdzono, ze
placebo dodane do terapii standardowej (rozumianej jako naturalny przebieg choroby
i stosowanie leczenia objawowego) stanowi jedyny adekwatny komparator dla
omaweloksolonu w leczeniu ataksji Friedreicha u dorostych i mtodziezy od 16 roku zycia
w warunkach polskich.

Struktura i parametry analizy

Analize wptywu na budzet w 2-letnim horyzoncie czasowym przeprowadzono z perspektywy
podmiotu zobowigzanego do finansowania s$wiadczen ze srodkow publicznych, tj.
Narodowego Funduszu Zdrowia (NFZ). Ze wzgledu na fakt, ze wnioskowane jest finansowanie
leku w ramach programu lekowego, w ktorym brak jest wspotptacenia pacjenta, przyjeto,
ze perspektywa NFZ jest praktycznie tozsama z perspektywa wspolna. Rzeczywisty koszt
ponoszony przez pacjenta jest bardzo zindywidualizowany i trudny do okreslenia, a jego
nieuwzglednienie jest podejsciem konserwatywnym.

Liczebnos¢ populacji chorych, ktorzy beda leczeni omaweloksolonem w dawce 150 mg/d.
(tj. dawkowaniem zgodnym z Charakterystyka Produktu Leczniczego) w analizowanym
wskazaniu w kolejnych latach oszacowano na podstawie wynikow najnowszego przegladu
systematycznego, dotyczacego technologii stosowanych w leczeniu ataksji Friedreicha i}

. Zatozono stopniowe (liniowe) wtaczania chorych do programu lekowego.

W analizie wptywu na budzet ptatnika porownano skutki finansowe dwoch scenariuszy:
scenariusza istniejacego (brak finansowania omaweloksolonu ze srodkéw publicznych) oraz
nowego (wprowadzenie finansowania omaweloksolonu (Skyclarys®) w analizowanej populacji
chorych).

Analize wptywu na budzet przeprowadzono na podstawie wynikéw modelu ekonomicznego
(AE Skyclarys). W analizie uwzgledniono bezposrednie koszty medyczne, szczegolnie istotne
z punktu widzenia ptatnika tj. koszty omaweloksolonu, koszt podania leku, monitorowania
leczenia w programie lekowym, koszty wizyt u specjalistow, badan okresowych, zuzycia
wyrobow medycznych i leczenia zdarzen niepozadanych.

Do oszacowania bezposrednich kosztow medycznych wykorzystano dane nt. zuzycia zasobow

I Zorzadzenia Prezesa NFZ, Informator

o Umowach NFZ i Obwieszczenie MZ dotyczace wyrobow medycznych oraz dane
Whnioskodawcy.
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Zgodnie z danymi Wnioskodawcy cena hurtowa brutto preparatu Skyclarys® zawierajacego

1 butelke 90 tabl. 50 mg wynosi [ KGTGcGcNING.

W celu zbadania wptywu poszczegolnych parametrow na koncowe wyniki analizy
przeprowadzono analize wrazliwosci.

Wyniki analizy

Dla wariantu podstawowego (najbardziej prawdopodobnego) - liczebnosc populacji
docelowej oszacowano na

I Obciazenia budzetowe zwiazane z wprowadzeniem
finansowania omaweloksolonu w terapii dodanej do leczenia standardowego w ramach
programu lekowego w analizowanym wskazaniu wyniosg 41,1 mln PLN i 85,5 mln PLN
odpowiednio w | i Il roku analizy.

Dla wariantu minimalnego - liczebnos¢ populacji docelowej oszacowano na || NN

Obcigzenia budzetowe zwiazane z wprowadzeniem finansowania omaweloksolonu w terapii
dodanej do leczenia standardowego w ramach programu lekowego w analizowanym
wskazaniu wyniosg 36,2 mln PLN i 75,2 mln PLN odpowiednio w | i Il roku analizy.

Dla wariantu maksymalnego - liczebnos¢ populacji docelowej oszacowano na

Obciazenia budzetowe zwiazane z wprowadzeniem finansowania omaweloksolonu w terapii
dodanej do leczenia standardowego w ramach programu lekowego w analizowanym
wskazaniu wyniosa 46,4 mln PLN i 96,3 mln PLN odpowiednio w | i Il roku analizy.

Whnioski

Wprowadzenie finansowania omaweloksolonu (Skyclarys®) w leczeniu ataksji Friedreicha
u dorostych i mtodziezy od 16 roku zycia jest zwiagzane z dodatkowymi obcigzeniami dla
budzetu Narodowego Funduszu Zdrowia [ EKGTGTcNRNRGNGNGEEEEEEE
Wprowadzenie finansowania omaweloksolonu wymaga utworzenia nowej grupy limitowej
i nowego programu lekowego. Dodatkowe wydatki wigza sie z kosztem: nabycia i wydania
leku, monitorowania w programie lekowym, zdarzeniami niepozadanymi i chorobami
wspotistniejacymi. Generowane beda oszczednosci w zakresie zuzycia zasobow medycznych
tj. wizyty u specjalistow czy wyroby medyczne, ktore beda nastepstwem lepszego stanu
zdrowia pacjentow w przypadku stosowania ocenianej technologii.

oo
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Omaweloksolon jest jedynym dostepnym i zaakceptowanym zaréwno przez EMA jak i FDA
lekiem dedykowanym ataksji Friedreicha. Dotychczas stosowane leki pozwalaty jedynie na
tagodzenie poszczegolnych objawow choroby, nie wptywajac bezposrednio na tempo jej
progresji. Warto podkreslic rowniez, ze aktualnie nie ma innych (oprocz
omaweloksolonu) lekéw specyficznych dla tej postepujacej i niezwykle obcigzajacej dla
pacjenta choroby, ktéra pogarsza zaréwno jakos¢ zycia chorego jak i istotnie skraca jego
dtugosc.

Omaweloksolon otrzymat status leku sierocego od FDA i EMA, a takze status
przyspieszonej Sciezki (ang. Fast Track Designation) od FDA (EMA 2018, FDA 2023), co
Swiadczy o jego priorytetowym traktowaniu przez wymienione instytucje jako pierwszej
technologii dedykowanej ataksji Friedreicha.

W niniejszej analizie nalezy pamietac o tym, ze omaweloksolon jest dotychczas jedynym
lekiem, ktéry umozliwia chorym na ataksje Friedreicha spowolnienie tempa progresji
choroby, przektadajac sie na ich dtuzsze zycie w lepszym stanie zdrowia, co
w konsekwencji wptywa rowniez na poprawe jakosci zycia opiekunéow (AK Skyclars, AE
Skyclarys).

Objecie refundacja preparatu Skyclarys® zapewni najbardziej potrzebujacym chorym
dostep do nowoczesnej terapii o udowodnionej skutecznosci w docelowej populacji,
poprawiajac leczenie choroby rzadkiej, co wpisuje sie w aktualne priorytety zdrowotne
Ministerstwa Zdrowia (MZ 2021).
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1 Cel analizy

Celem analizy jest ocena wptywu ha system ochrony zdrowia, w tym budzet Narodowego
Funduszu Zdrowia (NFZ), finansowania ze srodkow publicznych omaweloksolonu (Skyclarys®)
w leczeniu ataksji Friedreicha u chorych w wieku od 16 roku zycia.

Przy wyborze odpowiedniego komparatora dla omaweloksolonu we wnioskowanym wskazaniu
wzieto pod uwage tres¢ wytycznych dotyczacych leczenia ataksji Friedreicha, zgodnie
z ktorymi obecnie stosowana jest jedynie terapia objawowa oraz praktyke kliniczng (ERN-
RND 2019, CMG 2022, Silva 2019). Na podstawie przytoczonych faktow stwierdzono, ze
placebo dodane do terapii standardowej (rozumianej jako naturalny przebieg choroby
i stosowanie leczenia objawowego) stanowi jedyny adekwatny komparator dla
omaweloksolonu w leczeniu ataksji Friedreicha u dorostych i mtodziezy od 16 roku zycia
w warunkach polskich.

Wybor komparatorow jest zgodny z wytycznymi Agencji Oceny Technologii Medycznych
i Taryfikacji (Wytyczne AOTMIT) oraz Rozporzadzeniem Ministra Zdrowia (MZ) w sprawie
minimalnych wymagan (Rozporzadzenie MZ). Zgodnie z aktualnymi wytycznymi oceny
technologii medycznych AOTMIT, komparatorem dla ocenianej interwencji w pierwszej
kolejnosci musi byc tzw. istniejaca praktyka.

Szczegotowy wybor komparatorow, zgodnie z istniejaca praktyka kliniczng w Polsce,
przedstawiono w Analizie Problemu Decyzyjnego (APD Skyclarys).

W ponizszej tabeli przedstawiono kontekst analizy wg schematu PICO (populacja,
interwencja, komparator, wyniki, ang. population, intervention, comparison, outcome).

Tab. 1. Kontekst analizy wg schematu PICO.

Kryterium Charakterystyka

Populacja (P) Dorosli i mtodziez od 16 roku zycia z ataksja Friedreicha

Interwencja (1) Omaweloksolon (Skyclarys®) w terapii dodanej do leczenia standardowego
(ang. standard of care, SoC)

Komparator (C) Placebo w terapii dodanej do leczenia standardowego (SoC)

Perspektywa  ptatnika publicznego, tj. Narodowego Funduszu Zdrowia (NFZ)

Horyzont czasowy 2 lata

Scenariusz istniejacy Brak finansowania omaweloksolonu ze srodkow publicznych

Scenariusz nowy Wprowadzenie finansowania omaweloksolonu (Skyclarys®) w analizowanej
populacji chorych

Wyniki (O) ¢ dodatkowe bezposrednie koszty medyczne zwigzane z refundacja
omaweloksolonu

e wptyw na organizacje udzielania swiadczen zdrowotnych
¢ aspekty etyczne i spoteczne

10
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2 Uzasadnienie grupy limitowej i ceny

Omaweloksolon (Skyclarys®) nie jest aktualnie finansowana ze srodkow publicznych w Polsce
w zadnym wskazaniu.

Wnioskowane warunki objecia refundacja obejmuja utworzenie nowego programu lekowego,
uwzgledniajacego leczenie dorostych i mtodziezy od 16. roku zycia z ataksja Friedreicha
(szczegotowe kryteria wtaczenia i wykluczenia chorych uwzgledniono w ramach tresci
programu lekowego zataczonego w osobnym dokumencie).

Zgodnie z ustawa o refundacji lekow, srodkow spozywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego oraz wyrobow medycznych Minister wtasciwy do spraw zdrowia, wydajac
decyzje o objeciu refundacja, dokonuje kwalifikacji do nastepujacych odptatnosci (Ustawa
refundacyjna):

1) bezptatnie - leku, wyrobu medycznego majacego udowodniong skutecznos$c
w leczeniu nowotworu ztosliwego, zaburzenia psychotycznego, uposledzenia
umystowego lub zaburzenia rozwojowego albo choroby zakaznej o szczegolnym
zagrozeniu epidemicznym dla populacji, albo leku, $rodka spozywczego specjalnego
przeznaczenia zywieniowego stosowanego w ramach programu lekowego;

2) ryczattowej - leku, srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego,
wyrobu medycznego:

— wymagajacego, zgodnie z aktualng wiedza medyczna, stosowania dtuzej niz 30
dni oraz ktorego miesieczny koszt stosowania dla sSwiadczeniobiorcy przy
odptatnosci  30% limitu finansowania przekraczatby 5% minimalnego
wynagrodzenia za prace, ogtaszanego w obwieszczeniu Prezesa Rady Ministrow
wydanym na podstawie art. 2 ust. 4 ustawy z dnia 10 pazdziernika 2002 r.
o minimalnym wynagrodzeniu za prace, albo

— zakwalifikowanego na podstawie art. 72 lub jego odpowiednika, albo

— wymagajacego, zgodnie z aktualng wiedzga medyczna, stosowania nie dtuzej niz
30 dni oraz ktorego koszt stosowania dla swiadczeniobiorcy przy odptatnosci 50%
limitu finansowania przekraczatby 30% minimalnego wynagrodzenia za prace,
ogtaszanego w obwieszczeniu Prezesa Rady Ministrow wydanym na podstawie art.
2 ust. 4 ustawy z dnia 10 pazdziernika 2002 r. o minimalnym wynagrodzeniu za
prace;

3) 50% - leku, srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobu
medycznego, ktory wymaga, zgodnie z aktualng wiedza medyczna, stosowania nie
dtuzej niz 30 dni;

4) 30% - leku, srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobu
medycznego, ktory nie zostat zakwalifikowany do pozioméw odptatnosci okreslonych
w pkt 1-3.

Zgodnie z przytoczong ustawa o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych Minister wtasciwy do spraw zdrowia,
wydajac decyzje o objeciu refundacja, dokonuje kwalifikacji leku, srodka spozywczego
specjalnego przeznaczenia zywieniowego stosowanego w ramach programu lekowego do
odptatnosci 0 PLN (Ustawa refundacyjna).

1
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W zwiazku z powyzszym, omaweloksolon kwalifikuje sie do poziomu refundacji 100%
(kategoria odptatnosci dla pacjenta: bezptatne).

Whnioskowana cena zbytu netto omaweloksolonu w postaci preparatu Skyclarys® 1 butelka 90
kapsutek 50mg wynosi

Tab. 2. Wnioskowana cena preparatu Skyclarys®.

Zawartos¢ Cena zbytu | Urzedowa | Cena Wysokos¢ Wysokosc

opakowania netto, PLN cena hurtowa limitu doptaty
zbytu, brutto, finansowania, | Swiadcze-
PLN* PLN** PLN niobiorcy, PLN

skyctarys® 1 but. | [ NEEESSS NN BN B 0.0

90 kaps. 50mg
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3

Metodyka

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

3.1

rocznej liczebnosci populacji;

rocznej liczebnosci populacji, w ktorej wnioskowana technologia bedzie stosowana
przy zatozeniu, ze minister wtasciwy do spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu
refundacja, o ktorej mowa w art. 11 ust. 1 ustawy 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 $wiadczen
ze Srodkow publicznych, ponoszonych na leczenie pacjentow w stanie klinicznym
wskazanym we wniosku, z wyszczegolnieniem sktadowej wydatkow stanowiacej
refundacje ceny wnioskowanej technologii, o ile wystepuje;

dodatkowych wydatkow podmiotu zobowigzanego do finansowania Swiadczen ze
srodkow publicznych, jakie beda ponoszone na leczenie pacjentow w stanie
klinicznym wskazanym we wniosku, stanowigcych roznice pomiedzy prognozami,
z wyszczegolnieniem  sktadowej wydatkow stanowiacej refundacje ceny
wnioskowanej technologii, 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
wydatkow stanowigcej refundacje ceny wnioskowanej technologii przy zatozeniu, ze
minister wtasciwy do spraw zdrowia nie wyda decyzji o objeciu refundacja, o ktérej
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 wyszczegolnieniem  sktadowej wydatkow stanowiacej refundacje ceny
wnioskowanej technologii przy zatozeniu, ze minister wtasciwy do spraw zdrowia
wyda decyzje o objeciu refundacja, o ktorej mowa w art. 11 ust. 1 ustawy
refundacyjnej. W analizie zdefiniowano scenariusz istniejacy oraz scenariusze nowe:
najbardziej prawdopodobny oraz minimalny i maksymalny.

Populacja

Zgodnie z § 6 ust. 1 pkt 11 2 rozporzadzenia Ministra Zdrowia (MZ) z dnia 24 pazdziernika
2023 roku (Rozporzadzenie MZ) w sprawie minimalnych wymagan, jakie musza spetniac
analizy uwzglednione we wnioskach o objecie refundacja i ustalenie urzedowej ceny zbytu
oraz o podwyzszenie urzedowej ceny zbytu leku, Srodka spozywczego specjalnego
przeznaczenia zywieniowego, wyrobu medycznego, ktore nie majg odpowiednika
refundowanego w danym wskazaniu, analiza wptywu na budzet powinna zawierac
oszacowanie rocznej liczebnosci populacji:
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e obejmujacej wszystkich pacjentow, u ktorych wnioskowana technologia moze by¢
zastosowana (patrz rozdz. 3.1.1);

» docelowej, wskazanej we wniosku (patrz rozdz.3.1.2);

e w ktorej wnioskowana technologia jest obecnie stosowana (patrz rozdz. 3.1.3);

e w ktorej wnioskowana technologia bedzie stosowana przy zatozeniu, ze minister
wtasciwy do spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu refundacja analizowanej
interwencji (patrz rozdz. 3.1.4).

3.1.1 Szacowanie liczebnosci populacji obejmujacej
wszystkich pacjentow, u ktorych wnioskowana
technologia moze by¢ zastosowana

Zgodnie z Charakterystyka Produktu Leczniczego omaweloksolon (Skyclarys®) jest wskazany
w leczeniu ataksji Friedreicha u dorostych i mtodziezy od 16 roku zycia (ChPL Skyclays).

W celu oszacowania liczebnosci populacji obejmujacej wszystkich pacjentow, u ktorych
wnioskowana technologia moze byC zastosowana, wykorzystano dane raportowane
w najnowszym przegladzie systematycznym dotyczacym rozpowszechnienia ataksji
Friedreicha gtéwnie w krajach europejskich (Buesch 2022). Autorzy wspomnianej publikacji
wybrali kraje, dla ktorych dostepne byty dane na temat rozpowszechnienia ataksji
Friedreicha rozpoznanej jednoczesnie w oparciu o diagnostyke kliniczng jak i molekularng
tj. Finlandie, region Padwa we Wtoszech, Ptd.-Wsch. Norwegie, Norwegie, Grecje, Portugalie
oraz Ptd.-Wsch. czes¢ Brazylii, a nastepnie na tej postawie oszacowali Srednie
rozpowszechnienie ataksji Friedreicha na 0,5 na 100 tys. mieszkancow. Na podstawie
uwzglednionych wspotczynnikow rozpowszechnienia oraz liczebnosci danej populacji
oszacowano liczbe chorych z ataksja Friedreicha. Uwzgledniajac fakty, iz Brazylia wyrdznia
sie na tle innych krajow, poniewaz nie jest krajem europejskim, dane pochodzace z Ptd.-
Wsch. Norwegii sg jedynie danymi czastkowymi juz uwzglednionymi w ramach wspotczynnika
rozpowszechnienia raportowanego dla catej populacji Norweskiej, postanowiono
o nieuwzglednieniu tych krajow w ramach przyjmowanej do dalszych obliczen sredniej.
Dodatkowo uwzgledniajac fakt, ze dane wtoskie raportowane sa jedynie dla regionu Padwy
oszacowano rowniez wariant bez ich uwzglednienia. Powyzsza operacja ma na celu
podniesienie wiarygodnosci analiz.
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Tab. 3. Oszacowanie sredniego rozpowszechnienie ataksji Friedreicha (Buesch 2022).

Kraj Region Rozpowszechnienie Liczebnos¢ N os6b z FA
na 100 tys. populacji

Finlandia Caty kraj 0,10 5563 970 6
Wtochy Padwa 0,59 2 700 000 16
Norwegia Caty kraj 0,53 5 408 000 29
Grecja Caty kraj 0,87 10 394 055 90
Portugalia Caty kraj 1,00 10 467 366 105
Srednia 0,62
Srednia bez Wtoch 0,62

Zauwazalne jest jednak wyrazne zroznicowanie wspotczynnikow rozpowszechnienia
pomiedzy poszczegolnymi krajami/regionami, co jak sugeruje autor publikacji Vankan 2013
moze byc zwiazane z czestoscig wystepowania haplotypu R1b w danej populacji. W celu
ustalenia wptywu obecnosci haplotypu R1b na czestos¢ wystepowania ataksji Friedreicha,
w pierwszej kolejnosci poszukiwano danych dotyczacych odsetkow osob z haplotypem R1b
w danym regionie/ kraju, ktoéry uwzgledniono w oszacowaniach rozpowszechnienia FA
w publikacji Buesch 2022. Nastepnie oszacowano liczbe osob z haplotypem R1b w danym
kraju/ regionie (EUPEDIA).

Tab. 4. Oszacowanie $redniej czestosci wystepowania haplotypu R1b (Buesch 2022, EUPEDIA).

Kraj Region % R1b Liczebnos¢ populacji N os6b z R1b
Finlandia Caty kraj 3,5 5563 970 194 739
Wtochy Padwa 49 5 2 700 000 1336 500
Norwegia Caty kraj 32,0 5 408 000 1730 560
Grecja Caty kraj 15,5 10 394 055 1611079
Portugalia Caty kraj 56,0 10 467 366 5 861725
Srednia 31,3
Srednia bez Wtoch 26,8

W kolejnym kroku obliczono, jaki odsetek chorych z haplotypem R1b choruje na ataksje

Friedreicha.
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Tab. 5. Oszacowanie odsetka chorych z haplotypem R1b oraz ataksja Friedreicha (Buesch 2022).

Kraj Region N oséb z FA N oséb z R1b FA/R1b, %
Finlandia Caty kraj 6 194 739 0,0029%
Wtochy Padwa 16 1336 500 0,0012%
Norwegia Caly kraj 29 1730 560 0,0016%
Grecja Caty kraj 90 1611079 0,0056%
Portugalia Caty kraj 105 5 861725 0,0018%

Srednia 0,0026%
Srednia bez Wioch 0,0030%

Nastepnie zidentyfikowano wspotczynnik rozpowszechnienia haplotypu R1b, raportowany
w publikacji dedykowanej populacji polskiej (Grochowalski 2020). W kolejnym kroku
oszacowano liczebnos¢ populacji, obejmujacej wszystkich pacjentow, u ktorych
wnioskowana technologia moze byc zastosowana. W tym celu postuzono sie proporcja
uwzgledniajaca srednie rozpowszechnienie FA oraz sredni % R1b dla wybranych krajow
europejskich.

Tab. 6. Szacowanie liczebnosci populacji obejmujacej wszystkich pacjentéw, u ktérych
wnioskowana technologia moze by¢ zastosowana (Buesch 2022, Grochowalski 2020).

Kraj Liczeb- %Rib | Nosébz | Sredni%Rib | Srednie rozpow- | % chorychna | Nosébz FA
nosc po- R1b w PL z krajow szechenie z FA sposrod skorygowa-
pulacji europejskich | krajow UEna 100 | osob z R1b w neoRlbw
tys. PL* PL

Wariant nieuwzgledniajacy danych dotyczacych Brazylii i Norwegii Pld.-Wsch

PL 37 766 327 12,50 47207N 31,3 0,62 0,0026 1?;4

(EUPEDIA)

PL (Grocho- | 37766327 | 14,09 | 5321275 31,3 0,62 0,0026 | 139 |

walski 2020)

Wariant nieuwzgledniajacy danych dotyczacych Brazylii, Norwegii Pid.-Wsch i Wtoch

PL 37 766 327 12,50 4720791 26,8 0,62 0,0030 | 141

(EUPEDIA)

PL (Grocho- | 37 766 327 14,09 5321275 26,8 0,62 0,0030 158

walski 2020)

* Obliczono jako srednia dla wybranych krajow z ilorazu liczby chorych na FA oraz liczby osob z haplotypem R1b.

Wychodzac z rozpowszechnienia ataksji Friedreicha w wybranych krajach europejskich,
a nastepnie uwzgledniajac korelacje FA z obecnoscig haplotypu R1b i w ostatecznosci
przektadajac to na warunki polskie oszacowano, ze liczebnos¢ populacji obejmujacej
chorych na ataksje Friedreicha w naszym kraju waha sie od 124 (w wariancie minimalnym -
opartym na S$rednim rozpowszechnieniu FA oraz %R1b=12,50%) poprzez srednio 140
w wariancie podstawowym (scenariusz najbardziej prawdopodobny - oparty na srednim
rozpowszechnieniu FA z wariantu minimalnego i maksymalnego oraz srednim %R1b=13,30%)
do 158 (w wariancie maksymalnym - opartym na $rednim rozpowszechnieniu FA obliczonym
bez uwzglednienia Wtoch oraz %R1b=14,09%).

W kolejnym kroku nalezy uwzgledni¢ odsetek chorych z ataksja Friedreicha, ktorzy s
w wieku powyzej 16 roku zycia - gdyz zgodnie z ChPL Skyclarys” tylko w takiej populacji
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dopuszczalne jest zastosowanie omaweloksolonu.

Tab. 7. Liczebnos$¢ populacji obejmujacej wszystkich pacjentow, u ktorych wnioskowana
technologia moze by¢ zastosowana.

Populacja Odsetek Liczba chorych
choryeh BC MIN MAX
Rok analizy | rok 1 Il rok | |rok ‘ Ilrok | |rok | Il rok | rok ‘ Il rok
Chorzy z ataksja 100% 140 124 158
Friedreicha w PL
Chorzy w wieku powyzej [ [ | [ |
16 roku zycia z ataksja
Friedreicha w PL

BC - analiza podstawowa (ang. base case); MAX - maksymalny wariant analizy; MIN - minimalny wariant analizy.

3.1.2 Szacowanie liczebnosci populacji docelowej
wskazanej we wniosku

Populacje docelowa dla ocenianej technologii medycznej stanowia dorosli i mtodziez od 16
roku zycia z ataksja Friedreicha (ChPL Skyclarys).

Wnioskowane wskazanie jest zgodne ze wskazaniem rejestracyjnym, w zwigzku z czym
populacja docelowa wskazana we wniosku jest tozsama z populacja obejmujaca wszystkich
pacjentow, u ktorych wnioskowana technologia moze byc zastosowana i wynosi

B (patrz rozdz. 3.1.1).

3.1.3 Szacowanie liczebnosci populacji, w ktorej
wnioskowana technologia jest obecnie stosowana

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

Realnie leczony odsetek chorych, u ktorego wnioskowana technologia bedzie stosowana przy
zatozeniu, ze minister wtasciwy do spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu refundacja,

—
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I 5zczegOtowe zestawienie rocznej

liczebnosci populacji, w ktorej wnioskowana technologia bedzie stosowana przy zatozeniu,
ze minister wtasciwy do spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu refundacja przedstawiono
w Tab. 8.

Tab. 8. Liczebnos¢ populacji, w ktérej omaweloksolon bedzie stosowany przy zatozeniu, ze
minister wiasciwy do spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu refundacja.

Populacja Odsetek Liczba chorych

chorych BC MIN MAX
Rok analizy | rok ] Il rok | |rok ‘ Il rok | |rok | Il rok | rok ‘ Il rok
Chorzy z ataksja
Friedreicha w PL 100% 140 124 158
Chorzy w wieku powyzej
16 roku zycia z ataksja [ [ ] B [
Friedreicha w Polsce
Chorzy realnie leczeni
omaweloksolonem w [ [ [ | [ ] | | B [ ]
programie lekowym

BC - analiza podstawowa (ang. base case); MAX - maksymalny wariant analizy; MIN - minimalny wariant analizy.

Podsumowanie szacunkow liczebnosci

populacji

3.1.5 rocznej

Podsumowanie szacunkow rocznej liczebnosci populacji zestawiono w tabeli ponizej.

Tab. 9. Podsumowanie szacunkéw rocznej liczebnosci populaciji.

Populacja I rok Il rok Rozdziat

populacja obejmujaca wszystkich pacjentow, u
ktorych wnioskowana technologia moze byc
zastosowana:

- wariant podstawowy 3.1.1

- wariant minimalny

- wariant maksymalny

populacja docelowa, wskazana we wniosku
- wariant podstawowy
- wariant minimalny

- wariant maksymalny

3.1.3

populacja, w ktorej wnioskowana technologia jest
obecnie stosowana

populacja, w ktorej wnioskowana technologia bedzie stosowana przy zatozeniu, ze minister
wtasciwy do spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu refundacja analizowanej interwencji:

- wariant podstawowy”

B 3.1.4

- wariant minimalny**
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Populacja | rok Il rok Rozdziat

- wariant maksymalny*** | |

* Liczebnos¢ populacji w scenariuszu najbardziej prawdopodobnym oparto na srednim rozpowszechnieniu FA z
wariantu minimalnego i maksymalnego oraz srednim %R1b=13,30%; ** liczebnos¢ populacji w wariancie minimalnym
oparto na srednim rozpowszechnieniu FA w Europie (Buesch 2022) oraz %R1b=12,50%; *** liczebnosc populacji w
scenariuszu w wariancie maksymalnym oparto na s$rednim rozpowszechnieniu FA w Europie obliczonym bez
uwzglednienia Wtoch (Buesch 2022) oraz %R1b=14,09%.

3.2 Perspektywa

Zgodnie z Wytycznymi oceny technologii medycznych (HTA) Agencji Oceny Technologii
Medycznych i Taryfikacji analize wptywu na budzet nalezy przeprowadzi¢ z perspektywy
podmiotu zobowigzanego do finansowania swiadczen ze S$rodkow publicznych oraz
- w przypadku wspotptacenia - z perspektywy wspolnej ptatnikow: ptatnika publicznego
i pacjentow (Wytyczne AOTMIT), natomiast zgodnie z rozporzadzeniem Ministra Zdrowia
dotyczacym minimalnych wymagan, jakie muszg spetnia¢ analizy uwzglednione we
wnioskach refundacyjnych, analiza wptywu na budzet jest przeprowadzana z perspektywy
podmiotu zobowigzanego do finansowania Swiadczen ze srodkow publicznych
(Rozporzadzenie MZ).

W analizie uwzgledniono bezposrednie koszty medyczne, szczegolnie istotne z punktu
widzenia ptatnika tj. koszty omaweloksolonu, koszt podania leku, monitorowania leczenia
w programie lekowym, koszty wizyt u specjalistow, badan okresowych, zuzycia wyrobow
medycznych i leczenia zdarzen niepozadanych. Ze wzgledu na fakt, ze wnioskowane jest
finansowanie leku w ramach programu lekowego, w ktorym brak jest wspotptacenia
pacjenta, przyjeto, ze perspektywa NFZ jest praktycznie tozsama z perspektywa wspolna.

Rzeczywisty koszt ponoszony przez pacjenta jest bardzo zindywidualizowany i trudny do
okreslenia (patrz rozdz. 3.5.4.2), a jego nieuwzglednienie jest podejsciem konserwatywnym.
Przyjecie perspektywy tacznej NFZ i pacjenta poprawitoby wyniki analizy, poniewaz, zgodnie
z wynikami analizy klinicznej (AK Skyclarys), stosowanie omaweloksolonu w porownaniu
z placebo znaczaco opoznia progresje choroby, a zatem chory bedzie w lepszym stanie
zdrowia, zwigzanym z mniejszym zuzyciem zasobow medycznych, ktorych czesc pacjent
ponosi z prywatnych srodkow (jak np. koszt wyrobow medycznych ponad limit finansowania
NFZ czy modernizacja domu optacana tylko w czesci z budzetu PFRON).

3.3 Horyzont czasowy

W analizie przyjeto 2-letni horyzont czasowy obserwacji. Wydtuzenie horyzontu czasowego
analizy przy mozliwym pojawieniu sie alternatywnych sposobow leczenia, powoduje, ze
oszacowania w wydtuzonym horyzoncie czasowym moga byc obarczone btedem.

Zgodnie z rozporzadzeniem Ministra Zdrowia dotyczacym minimalnych wymagan, jakie
musza spetnia¢ analizy uwzglednione we wnioskach refundacyjnych, horyzont czasowy
wtasciwy dla analizy wptywu na budzet powinien obejmowac perspektywe czasowa, w ktorej
szacowane s wydatki podmiotu zobowigzanego do finansowania $wiadczen ze srodkow
publicznych, zwigzane ze stosowaniem wnioskowanej technologii, obejmujaca
przewidywany przedziat czasu wystarczajacy do ustalenia rownowagi na rynku i nie krotszy
niz 2 lata od zajscia zmiany wynikajacej z wydania przez ministra wtasciwego do spraw
zdrowia decyzji o objeciu refundacja (Rozporzadzenie MZ).
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Zatozony horyzont czasowy jest zgodny z Wytycznymi oceny technologii medycznych (HTA)
Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji (Wytyczne AOTMIT).

3.4 Scenariusze

W przypadku aktualnej praktyki (scenariusz istniejacy) przyjeto ilosciowa prognoze liczby
chorych i 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 wydatkow stanowiacej refundacje
ceny wnioskowanej technologii, przy zatozeniu, ze minister wtasciwy do spraw zdrowia nie
wyda decyzji o objeciu refundacja.

W scenariuszu istniejacym zatozono, ze u pacjenci z populacji docelowej (rozdz.3.1.2) beda
leczeni w sposob standardowy. W oszacowaniu kosztow zwigzanych z dotychczas stosowanym
leczeniem docelowej populacji chorych uwzgledniono koszty zdarzen niepozadanych, koszty
wykorzystania zasobow medycznych (w tym koszty chorob wspotistniejacych). Nie
uwzgledniono kosztow terapii standardowej, przyjmujac konserwatywne zatozenie, ze w
obydwu ocenianych ramionach beda one takie same.

Scenariusz nowy przedstawia ilosciowa prognoze liczby chorych i 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 wydatkow stanowiacej refundacje ceny wnioskowanej
technologii (a takze kosztow wydania leku i monitorowania w programie lekowym), przy
zatozeniu, ze minister wtasciwy do spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu refundacja.

W scenariuszu nowym przyjeto wprowadzenie refundacji preparatu Skyclarys®
(omaweloksolon) w leczeniu docelowej populacji chorych z ataksja Friedreicha. Analogicznie
jak w oszacowaniu kosztow zwigzanych z dotychczas stosowanym leczeniem docelowej
populacji chorych, w scenariuszu nowym rowniez uwzgledniono koszty zdarzen
niepozadanych, koszty wykorzystania zasobow medycznych (w tym koszty chorob
wspotistniejacych). Nie uwzgledniono kosztow terapii standardowej, przyjmujac
konserwatywne zatozenie, ze w obydwu ocenianych ramionach beda one takie same.
Zatozono stopniowe (liniowe) wtaczania chorych do programu lekowego.

3.5 Analizowane koszty

W analizie wptywu na budzet wykorzystano wyniki i zatozenia analizy ekonomicznej (patrz
AE Skyclarys) — wzrost kosztow zwiazany z leczeniem chorych w scenariuszu istniejgcym
i nowym oszacowano na podstawie wynikow kosztow dla odpowiednich schematow
w | i1l roku modelu ekonomicznego przy zatozeniu braku dyskontowania (opis modelu patrz
AE Skyclarys). Takie podejscie odzwierciedla catkowite rzeczywiste koszty ponoszone na
leczenie pacjentow w stanie klinicznym wskazanym we wniosku.

Analize przeprowadzono z uwzglednieniem kosztow nabycia omaweloksolonu, kosztow
wydania leku i monitorowania w programie lekowym, kosztow zdarzen niepozadanych,
kosztow wykorzystania zasobow medycznych (w tym koszty chorob wspotistniejacych). Nie
uwzgledniono kosztow terapii standardowej, przyjmujac konserwatywne zatozenie, ze
w obydwu ocenianych ramionach beda one takie same.
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Omaweloksolon (Skyclarys®) w leczeniu ataksji Friedreicha. Analiza wptywu na budzet.

Wzrost kosztow szacowano przy zatozeniu, ze pacjenci stopniowo (liniowo) wchodzg do
programu lekowego w danym roku analizy (co 1 miesiac).

Do oszacowania bezposrednich kosztow medycznych w poszczegélnych stanach modelu
wykorzystano dane nt. zuzycia zasobow (tj. wizyt u specjalistow, hospitalizacji, wyrobow

medycznych, badan okresowych) wedtug I
|

(patrz

I /- zadzenia Prezesa NFZ, Informator o Umowach NFZ' i

Obwieszczenie MZ dotyczace wyrobow medycznych oraz dane Wnioskodawcy).

i wycen wg umow NFZ uwzgledniono rowniez koszty zwiazane z leczeniem zdarzen
niepozadanych, hospitalizacjami, wyrobami medycznymi i badaniami okresowymi.

3.5.1 Koszty zwigzane z nabyciem leku

! Ceny punktow rozliczeniowych z umow NFZ szacowano na podstawie danych pochodzacych z 5 osrodkéw
0 najwyzszej wartosci umow pochodzacych z 5 losowo wybranych wojewodztw; srednia arytmetyczna;
szczegotowe obliczenia patrz zaktadka ,,Poland” w modelu).
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Omaweloksolon (Skyclarys®) w leczeniu ataksji Friedreicha. Analiza wptywu na budzet.

Liczba jednostek w paczce 90 ChPL Skyclarys
| Dawka leku na jednostke | ChPL Skyclarys
I I

Sposab podania ChPL Skyclarys

3.5.2 Koszty podania i monitorowania w programie
lekowym
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Omaweloksolon (Skyclarys®) w leczeniu ataksji Friedreicha. Analiza wptywu na budzet.
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3.5.3 Koszty leczenia zdarzen niepozadanych
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Omaweloksolon (Skyclarys®) w leczeniu ataksji Friedreicha. Analiza wptywu na budzet.
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3.5.4 Koszty zwigzane ze zuzyciem zasobow
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Omaweloksolon (Skyclarys®) w leczeniu ataksji Friedreicha. Analiza wptywu na budzet.

3.5.4.1 Wizyty u specjalistow/badania okresowe/ hospitalizacje

)
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Omaweloksolon (Skyclarys®) w leczeniu ataksji Friedreicha. Analiza wplywu na budzet.

Tab. 13. Roczne zuzycie zasobow w zakresie wizyt u specjalistow/badan okresowych/hospitalizacji.

Specjalista/ badanie
okresowe/

zakres mFARS

Choroby wspétistniejace

toeitoliancie 0--10 | 10-20 | 20-30 | 30-40 | 40-50 | 50-60 | 60-70 | 70-80 | 80-90 | 90+ | Kardiomiopatia | Skolioza | Cukrzyca
I Il I B B E B E =EH = = Il . |
| I Il B B B B B E B =H = Il ||
r Il B EH E BE B D EEN Il B -
L Il I B B B B B E = = Il |
| I Il B BEH B B B B EE = Il -
I Il B B B B E E = = = Il |
i I BN BN D BN DN D N e . I |
| I Il B B B B B = B B e Il |
- Il I B BEH E B B = = Il I
L Il B B B E E E =H = = Il . |
- Il B B B B E E B E = Il |
| I Il B B EH B B B EE =N Il [
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Omaweloksolon (Skyclarys®) w leczeniu ataksji Friedreicha. Analiza wptywu na budzet.
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3.5.4.2 Zuzycie wyrobow medycznych i dostosowania domu

I
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Omaweloksolon (Skyclarys®) w leczeniu ataksji Friedreicha. Analiza wplywu na budzet.

Tab. 15. Koszty zwigzane ze zuzyciem wyrobow medycznych i dostosowania domu.

Wyréb med./ Okresowe czy Zakres mFARS Choroby wspétistniejace

dostosowanie jednorazowe

0-10 10-20 | 20-30 | 30-40 | 40-50 | 50-60 | 60-70 | 70-80 | 80-90 Kariomiopatia | Skolioza | Cukrzyca

0
o
+

2
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Omaweloksolon (Skyclarys®) w leczeniu ataksji Friedreicha. Analiza wplywu na budzet.

Wyréb med./ Okresowe czy Zakres mFARS Choroby wspétistniejace
dostosowanie jednorazowe s S ”
0-10 10-20 | 20-30 | 30-40 | 40-50 | 50-60 | 60-70 | 70-80 | 80-90 | 90+ | Kariomiopatia | Skolioza | Cukrzyca
I e Il I B B BE B B = = == L[] -
.
I i Il I I B B B EEE =B [ ] |
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Omaweloksolon (Skyclarys®) w leczeniu ataksji Friedreicha. Analiza wptywu na budzet.

Tab. 16. Koszty wyrobow medycznych, odpowiednich urzadzen i dostosowania domu przyjete w
modelu.

| 17

T
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Omaweloksolon (Skyclarys®) w leczeniu ataksji Friedreicha. Analiza wptywu na budzet.




Omaweloksolon (Skyclarys®) w leczeniu ataksji Friedreicha. Analiza wptywu na budzet.

3.6 Walidacja modelu

Przeprowadzono kompleksowa kontrole jakosci, w tym walidacje logicznej struktury modelu,
wzorow matematycznych, sekwencji obliczen oraz wartosci liczb dostarczanych jako dane
wejsciowe modelu. Podczas tego przegladu zidentyfikowano nieoczekiwane zachowanie
modelu, implementacje i btedy typograficzne.

Proces obejmowat sprawdzenie posrednich obliczen pod katem odniesien (czy sa one
powigzane z prawidtowymi komorkami itp.), wdrozenie (czy uzywane sg prawidtowe znaki
dla parametrow itp.) oraz trafnosc fasadowa przewidywanych wynikow. Oczekiwang funkcje
parametrow sprawdzono za pomocg analizy wrazliwosci na wartosci ekstremalne. Szczegoty
przedstawiono w AE Skyclarys.

3.7 Dyskontowanie

W analizie wptywu na system ochrony zdrowia nie przeprowadzono dyskontowania kosztow,
poniewaz ten typ analizy przedstawia przeptyw srodkow finansowych w czasie (Wytyczne
AOTMIT).

3.8 Analiza wrazliwosci

Ponadto analizowano warianty analizy wrazliwosci jak w analizie ekonomicznej
(z pominieciem wariantow niemajacych wptywu na analize wptywu na budzet ptatnika, jak
utrata QALY zwiazanego ze zdarzeniami niepozadanymi, utrata QALY opiekuna,
dyskontowanie czy ekstrapolacja progresji choroby poza 2 letni horyzont czasowy.

W przeprowadzonych analizach wrazliwosci, poza parametrem zmienionym zgodnie z opisem
zamieszczonym w ponizszej tabeli, pozostate parametry byty takie jak w przypadku analizy
podstawowej.

Tab. 17. Opis scenariuszy wrazliwosci rozpatrywanych w ramach analizy (wartosci zmienionych
parametrow i zrodtia).

Nr Scenariusz Analiza podstawowa Analiza wrazliwosci (SA) | Opis i wartosci
(BC) w rozdziale

3.1.4

MIN liczebnosc
populacji
docelowej dla
OMAW - wariant
minimalny

MAX liczebno$¢
populacji
docelowej dla
OMAW - wariant
maksymalny

SA 1 wzgledna 3.5.1
intensywnos¢
dawkowania

(RDI)

SA 2 koszty
monitorowania

3.5.2
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Omaweloksolon (Skyclarys®) w leczeniu ataksji Friedreicha. Analiza wptywu na budzet.

Nr Scenariusz Analiza podstawowa Analiza wrazliwosci (SA) | Opis i wartosci
(BC) w rozdziale
SA 3 W programie
lekowym
SA 4 koszty zwigzane 3.5.4
Ze zuzyciem
zdarzen
sA8 |ekstrapolacia | IHIEBEBBH B 5224
SAQ przezycia _ Skyclarys
SA 10 I
SA 11 I
SA 12 I
SA 13 F
SA 14 | Ekstrapolacja 8.5.2.1.1 AE
efektu leczenia Skyclarys
wg oceny
mFARS

3.9

Podsumowanie zatozen i parametrow

Zatozenia, na podstawie ktorych dokonano oszacowan oraz kalkulacji:

Przyjeto 2-letni horyzont czasowy obserwacji.

Populacja docelowa, wskazana we wniosku, dla omaweloksolonu obejmuje dorostych
i mtodziez od 16 roku zycia z ataksja Friedreicha.

Liczebnos¢  populacji  chorych, ktorzy beda leczeni omaweloksolonem
w analizowanym wskazaniu w kolejnych latach oszacowano na podstawie danych
europejskich, dotyczacych rozpowszechnienia ataksji Friedreicha, skorygowanych
0 czesto$¢ wystepowania haplotypu R1b w odniesieniu do populacji polskiej |l

-
I odsetek chorych w wieku od 16. roku zycia i w oparciu
o zatozenia Wnioskodawcy dotyczace przejmowania rynku || GGG
B o2 viana liczebnosc populacji zostata oszacowana odpowiednio
na || v i B - | roku analizy.

Zatozono stopniowe (liniowe) wtaczania chorych do programu lekowego (z czestoscig
miesieczna).

Z uwagi na fakt, ze omaweloksolon jest dotychczas jedynym dostepnym
i zaakceptowanym zarowno przez EMA jak i FDA (KE 2023, FDA 2023) lekiem
dedykowanym leczeniu ataksji Friedreicha przyjeto, ze odpowiednim komparatorem
dla omaweloksolonu w analizowanym wskazaniu jest placebo, rozumiane jako
kontynuacja dotychczasowej terapii standardowej (ang. standard of care, SoC).
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Omaweloksolon (Skyclarys®) w leczeniu ataksji Friedreicha. Analiza wptywu na budzet.

W oszacowaniu kosztow zwigzanych z dotychczas stosowanym leczeniem docelowej
populacji chorych uwzgledniono koszty zdarzen niepozadanych, koszty wykorzystania
zasobow medycznych (w tym koszty chorob wspotistniejacych). Nie uwzgledniono
kosztow terapii standardowej, przyjmujac konserwatywne zatozenie, ze w obydwu
ocenianych ramionach beda one takie same.

W scenariuszu istniejgcym przyjeto brak finansowania omaweloksolonu (Skyclarys®)
ze srodkow publicznych.

Analize wptywu na budzet przeprowadzono na podstawie wynikow modelu
ekonomicznego (AE Skyclarys). W analizie uwzgledniono bezposrednie koszty
medyczne, szczegolnie istotne z punktu widzenia ptatnika tj. koszty
omaweloksolonu, koszt podania leku, monitorowania leczenia w programie lekowym,
koszty wizyt u specjalistow, badan okresowych, zuzycia wyrobéw medycznych
i leczenia zdarzen niepozadanych.

Do oszacowania bezposrednich kosztow medycznych wykorzystano dane nt. zuzycia
zasobow

, Zarzadzenia Prezesa NFZ, Informator o Umowach NFZ?
i Obwieszczenie MZ dotyczace wyrobow medycznych oraz dane Wnioskodawcy.

Ze wzgledu na fakt, ze wnioskowane jest finansowanie leku w ramach programu
lekowego, w ktorym brak jest wspotptacenia pacjenta, przyjeto, ze perspektywa NFZ
jest praktycznie tozsama z perspektywa wspolng. Rzeczywisty koszt ponoszony przez
pacjenta jest bardzo zindywidualizowany i trudny do okreslenia, a jego
nieuwzglednienie jest podejsciem konserwatywnym. Przyjecie perspektywy tacznej
NFZ i pacjenta poprawitoby wyniki analizy, poniewaz, zgodnie z wynikami analizy
klinicznej (AK Skyclarys), stosowanie omaweloksolonu w porownaniu z placebo
Znaczaco opoznia progresje choroby, a zatem chory bedzie w lepszym stanie zdrowia,
zwiazanym z mniejszym zuzyciem zasobow medycznych, ktorych czes¢ pacjent
ponosi z prywatnych srodkéw (jak np. koszt wyrobow medycznych ponad limit
finansowania NFZ czy modernizacja domu optacana tylko w czesci z budzetu PFRON).
Wnioskowana cena producenta (cena zbytu netto) dla produktu leczniczego

Skyclarys® wynosi | |} JJEEEEEE J\= opakowania zawierajacego 1 butelke 90

kaps. 50 mg. Cena hurtowa brutto (I
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Omaweloksolon (Skyclarys®) w leczeniu ataksji Friedreicha. Analiza wptywu na budzet.

e W celu zbadania wptywu poszczegolnych parametrow na koncowe wyniki analizy
przeprowadzono analize wrazliwosci.
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Omaweloksolon (Skyclarys®) w leczeniu ataksji Friedreicha. Analiza wptywu na budzet.

4 Wyniki analizy

W rozdz. 4.1 przedstawiono aktualne roczne wydatki NFZ ponoszone na leczenie pacjentow
w stanie klinicznym wskazanym we wniosku.

W kolejnych rozdziatach przedstawiono catkowite obciazenia budzetowe zwigzane
z wprowadzeniem refundacji omaweloksolonu (Skyclarys®) w leczeniu ataksji Friedreicha
u dorostych i mtodziezy od 16 roku.

4.1 Oszacowania aktualnych wydatkéw

Zgodnie z § 6. ust. 1 pkt 3 Rozporzadzenia MZ analiza wptywu na budzet powinna zawierac
oszacowania aktualnych rocznych wydatkow podmiotu zobowigzanego do finansowania
swiadczen ze srodkow publicznych, ponoszonych na leczenie pacjentow w stanie klinicznym
wskazanym we wniosku, z wyszczegolnieniem sktadowej wydatkow stanowigcej refundacje
ceny wnioskowanej technologii, o ile wystepuje.

Zgodnie z obowigzujacym Obwieszczeniem Ministra Zdrowia omaweloksolon (produkt
Skyclarys®) nie jest aktualnie refundowany w leczeniu ataksji Friedreicha u dorostych
i mtodziezy od 16 roku zycia, w zwigzku z czym wydatki podmiotu zobowigzanego do
finansowania swiadczen ze srodkow publicznych ponoszone na leczenie pacjentow
w analizowanym stanie klinicznym, stanowiace refundacje ceny analizowanej technologii
wynoszg 0 PLN.

W ramach szacowania aktualnych rocznych wydatkow NFZ liczebnos¢ docelowej populacji
chorych i strukture leczenia w kolejnych latach analizy przyjeto jak dla scenariusza
istniejacego (zatozenie).

Ponizej przedstawiono catkowite obcigzenia budzetowe z perspektywy NFZ zwiazane ze
stosowaniem scenariusza istniejacego w populacji dorostych i mtodziezy od 16 roku zycia
z ataksja Friedreicha, zgodnie z proponowanym wskazaniem refundacyjnym, dla zatozen
przyjetych w analizie podstawowej.

Aktualne roczne wydatki podmiotu zobowigzanego do finansowania Swiadczen ze srodkow
publicznych, ponoszonych na leczenie pacjentow w stanie klinicznym wskazanym we wniosku
oszacowano na [  r-tr2 tabela ponize;.

Tab. 18. Aktualne roczne wydatki ponoszone na leczenie pacjentéow w stanie klinicznym
wskazanym we wniosku.

Kategoria kosztu SCENARIUSZ ISTNIEJACY
| rok* Il rok*
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Omaweloksolon (Skyclarys®) w leczeniu ataksji Friedreicha. Analiza wptywu na budzet.

4.2  Wyniki analizy

4.2.1 Wariant podstawowy

W wariancie podstawowym analizy docelowa liczbe chorych, tj., dorostych i mtodziez
w wieku powyzej 16 roku zycia z ataksjg Friedreicha, ktorzy beda leczeni realnie w ramach
programu lekowego oszacowano na

. (<czonych w scenariuszu istniejacym

aktualng terapiag standardowa, a w scenariuszu nowym omaweloksolonem w terapii dodanej
do leczenia standardowego.

W scenariuszu istniejacym taczne obcigzenia budzetowe zwigzane z leczeniem docelowej

populacji chorych wyniosa | GG ocooviednio w | i Il roku analizy, w tym
wiekszosc kosztow stanowia koszty zwigzane z chorobami wspotistniejacymi.

W scenariuszu nowym taczne obcigzenia budzetowe zwigzane z leczeniem docelowej

populacji chorych wyniosa || G ocpovwiednio w | i Il roku analizy
(w tym koszt zakupu omaweloksolonu wyniesie odpowiednio | EGcTcNNGNGNGNGNGNGNGNGNGEGEGEGEGE) .

Dodatkowe obcigzenia budzetowe zwigzane =z wprowadzeniem finansowania
omaweloksolonu w terapii dodanej do leczenia standardowego w ramach programu lekowego
w analizowanym wskazaniu wyniosa 41,1 min PLN i 85,5 mln PLN odpowiednio w | i Il roku
analizy.

Zestawienie wynikow koncowych dla 2 kolejnych lat przedstawiono ponizej.

37



Omaweloksolon (Skyclarys®) w leczeniu ataksji Friedreicha. Analiza wplywu na budzet.

Tab. 19. Prognozowane obciazenia budzetowe w | i Il roku analizy (PLN) - wariant podstawowy.

Analiza SCENARIUSZ ISTNIEJACY SCENARIUSZ NOWY ROZNICA

Rok analizy | rok Il rok | rok Il rok | rok Il rok
Koszty nabycia leku | I I N I
Koszty wydania leku i monitorowania w programie lekowym | | i I I I
Koszty leczenia zdarzen niepozgdanych i i ] ] ] ]
Koszty zuzycia zasobow medycznych I I N ] N I
Koszty zwigzane z chorobami wspdtistniejgcymi I I ] i I

Koszty catkowite I B N 41 123 045 85 449 397




Omaweloksolon (Skyclarys®) w leczeniu ataksji Friedreicha. Analiza wptywu na budzet.

Ryc. 1. Prognozowane obcigzenia budzetowe w | i Il roku analizy z perspektywy NFZ (PLN) —
wariant podstawowy.

Roznica

4.2.2 Wariant minimalny

W wariancie maksymalnym analizy docelowg liczbe chorych, tj., dorostych i mtodziez
w wieku powyzej 16 roku zycia z ataksja Friedreicha, ktorzy beda leczeni realnie w ramach
programu lekowego oszacowano na

I oczonych w scenariuszu istniejacym
aktualng terapia standardowa, a w scenariuszu nowym omaweloksolonem w terapii dodanej
do leczenia standardowego.

W scenariuszu istniejacym taczne obcigzenia budzetowe zwiazane z leczeniem docelowej

populacji chorych wyniosa | | |G odpowiednio w | i 1l roku analizy, w tym

wiekszosc kosztow stanowig koszty zwigzane z chorobami wspoétistniejacymi.

W scenariuszu nowym taczne obcigzenia budzetowe zwigzane z leczeniem docelowej
populacji chorych wyniosa | GGG opovviednio w | i Il roku analizy

(w tym koszt zakupu omaweloksolonu wyniesie odpowiednio [ GcGcNGGEEEE) .

Dodatkowe obcigzenia budzetowe zwigzane z wprowadzeniem finansowania
omaweloksolonu w terapii dodanej do leczenia standardowego w ramach programu lekowego
w analizowanym wskazaniu wyniosa 36,2 mln PLN i 75,2 mln PLN odpowiednio w | i Il roku
analizy.

Zestawienie wynikow koncowych dla 2 kolejnych lat przedstawiono ponizej.
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Omaweloksolon (Skyclarys®) w leczeniu ataksji Friedreicha. Analiza wplywu na budzet.

Tab. 20. Prognozowane obcigzenia budzetowe w | i Il roku analizy (PLN) - wariant minimalny.

Analiza SCENARIUSZ ISTNIEJACY SCENARIUSZ NOWY ROZNICA

Rok analizy | rok Il rok | rok Il rok | rok Il rok
Koszty nabycia leku I I _ _ _ _
Koszty wydania leku i monitorowania w programie lekowym | | I I I I
Koszty leczenia zdarzen niepozgdanych - - - - - -
Koszty zuzycia zasobdw medycznych I I I ] I
Koszty zwigzane z chorobami wspoétistniejgcymi I I ] i [

Koszty catkowite I N DN BN 36198302 | 75216296




Omaweloksolon (Skyclarys®) w leczeniu ataksji Friedreicha. Analiza wptywu na budzet.

Ryc. 2. Prognozowane obcigzenia budzetowe w | i Il roku analizy (PLN) — wariant minimalny.

Roznica

4.2.3 Wariant maksymalny

W wariancie maksymalnym analizy docelowg liczbe chorych, tj., dorostych i mtodziez
w wieku powyzej 16 roku zycia z ataksja Friedreicha, ktorzy beda leczeni realnie w ramach
programu lekowego oszacowano na

, leczonych w scenariuszu istniejacym
aktualna terapia standardowa, a w scenariuszu nowym omaweloksolonem w terapii dodanej
do leczenia standardowego.

W scenariuszu istniejagcym taczne obcigzenia budzetowe zwigzane z leczeniem docelowej
populacji chorych wyniosa | | |} SN ocpovwiednio w 1 i 1l roku analizy, w tym,
w tym wiekszos$¢ kosztow stanowig koszty zwiazane z chorobami wspétistniejgcymi.

W scenariuszu nowym taczne obciazenia budzetowe zwigzane z leczeniem docelowej
populacji chorych wyniosa | NN opoviednio w I i 1l roku analizy
(w tym koszt zakupu omaweloksolonu wyniesie odpowiednio || GTGcGcNGGEEEEE .

Dodatkowe obciagzenia budzetowe zwigzane z wprowadzeniem finansowania
omaweloksolonu w terapii dodanej do leczenia standardowego w ramach programu lekowego
w analizowanym wskazaniu wyniosg 46,4 mln PLN i 96,3 mln PLN odpowiednio w | i Il roku
analizy.

Zestawienie wynikow koncowych dla 2 kolejnych lat przedstawiono ponizej.
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Omaweloksolon (Skyclarys®) w leczeniu ataksji Friedreicha. Analiza wplywu na budzet.

Tab. 21. Prognozowane obciazenia budzetowe w | i Il roku analizy (PLN) - wariant maksymalny.

Analiza SCENARIUSZ ISTNIEJACY SCENARIUSZ NOWY ROZNICA

Rok analizy | rok Il rok | rok Il rok | rok Il rok
Koszty nabycia leku I I _ _ _ _
Koszty wydania leku i monitorowania w programie lekowym | | I I I I
Koszty leczenia zdarzen niepozgdanych - - - - - -
Koszty zuzycia zasobdw medycznych I I I I I
Koszty zwigzane z chorobami wspoétistniejgcymi I I ] i [

Koszty catkowite I N DN BN | 6361426 | 96 334 206




Omaweloksolon (Skyclarys®) w leczeniu ataksji Friedreicha. Analiza wptywu na budzet.

Ryc. 3. Prognozowane obcigzenia budzetowe w | i Il roku analizy (PLN) — wariant maksymalny.

96,3

46,4

Roznica

4.2.4 Analiza wrazliwosci

W celu oceny stabilnosci uzyskanych wynikow przeprowadzono deterministyczng analize
wrazliwosci dla kluczowych parametréw - opis scenariuszy przedstawiono w rozdz. 3.8.
Wyniki w postaci roznicy kosztow tacznych scenariusza nowego i istniejacego poszczegolnych
scenariuszy analizy wrazliwosci zebrano w ponizszej tabeli.

Wariant | rok, PLN Zmiana vs BC Il rok, PLN Zmiana vs BC
BC 41123 045 - 85 449 397 -
MIN | I I

MAX | I I

SA 1 I [ | I

SA 2 L I I

SA3 I I I
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Wariant

| rok, PLN

Zmiana vs BC

Il rok, PLN

Zmiana vs BC

SA4

SAS

SA6

SA7

SA 8

SA9

SA 10

SA 11

SA12

SA 13

SA 14
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5 Aspekty etyczne, spoteczne, prawne,
wptyw na organizacje udzielania
Swiadczen zdrowotnych

Wnioskowane jest wprowadzenie finansowania omaweloksolonu (Skyclarys®, OMAW)
w leczeniu dorostych i mtodziezy od 16. roku zycia z ataksja Friedreicha jako terapii dodanej
do leczenia standardowego (SoC).

Whnioskowana do objecia refundacja populacja jest zgodna z populacja objeta wskazaniem
rejestracyjnym w Charakterystyce Produktu Leczniczego (ChPL Skyclarys), przy czym
w zwiazku z tym, ze ataksja Friedreicha jest choroba rzadka, liczebnos¢ populacji jest
bardzo ograniczona.

Nie zidentyfikowano dziedziny zycia spotecznego, ktéra mogtaby poniesc straty, ani sytuacji
budzacych dylematy moralne zwigzane z wprowadzeniem finansowania omaweloksolonu
(Skyclarys®) w leczeniu ataksji Friedreicha.

Jak kazde leczenie, rowniez terapia omaweloksolonem moze nie by¢ zaakceptowana przez
poszczegblnych chorych. Zastosowanie terapii powinno by¢ poprzedzone szczegotowa
informacjq dla chorego o potencjalnych korzysciach i ryzyku jej stosowania, w tym
specyficznych dziataniach niepozadanych i ostrzezeniach zawartych w Charakterystyce
Produktu Leczniczego.

Nie zidentyfikowano Zzadnych obowiazujacych regulacji prawnych, ktore wymagatyby
korekty. Poprzez wprowadzenie finansowania omaweloksolonu spodziewany jest wzrost
poziomu satysfakcji pacjentow wynikajacy z dostepu do nowoczesnej i innowacyjnej opcji
terapeutycznej, po raz pierwszy dedykowanej leczeniu tej postepujacej i niezwykle
obcigzajacej dla chorego chorobie jaka jest ataksja Friedreicha.

Wprowadzenie finansowania omaweloksolonu (Skyclarys®, OMAW) w leczeniu dorostych
i mtodziezy od 16. roku zycia bedzie wymagato utworzenia nowego programu lekowego
i nowej grupy limitowej. Podobnie, jak w przypadku innych programow, zwiazane to bedzie
z natozeniem na podmioty $wiadczace ten rodzaj terapii wymogu raportowania danych
i bedzie dawac¢ mozliwos¢ szczegotowego monitorowania chorych oraz zuzycia zasobow.

Nie zidentyfikowano dodatkowych bezposrednich kosztow zwigzanych ze stosowaniem
omaweloksolonu, ktore dotycza bezposrednio ptatnika publicznego lub pacjenta.
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6 Ograniczenia i dyskusja

W niniejszej analizie przedstawiono ocene wptywu na system ochrony zdrowia, w tym budzet
Narodowego Funduszu Zdrowia (NFZ) finansowania ze srodkow publicznych omaweloksolonu
(Skyclarys®) w leczeniu ataksji Friedreicha u chorych w wieku od 16 roku zycia. Analizowane
wskazanie jest spojne ze wskazaniem rejestracyjnym (ChPL Skyclarys).

Ataksja Friedreicha (ang. Friedreich’s ataxia, FA) jest rzadka, dziedziczng chorobg
neurodegeneracyjna, zwykle diagnozowang w wieku dorastania. Chorzy z tym schorzeniem
doswiadczaja postepujacego uszkodzenia uktadu nerwowego oraz progresywnej utraty
koordynacji, ostabienia miesni, wycienczenia, ktore czesto postepuja az do utraty zdolnosci
poruszania sie, w efekcie czego chorzy sa zmuszeni do poruszania sie na wozku inwalidzkim
w mtodym wieku (niekiedy juz okoto 20 roku zycia). Jest to choroba nieuleczalna (FDA 2023).

Przy wyborze odpowiedniego komparatora dla omaweloksolonu we wnioskowanym wskazaniu
wzieto pod uwage tres¢ wytycznych dotyczacych leczenia ataksji Friedreicha (zgodnie
z ktorymi obecnie stosowana jest jedynie terapia objawowa; ERN-RND 2019, CMG 2022, Silva
2019). Na podstawie przytoczonego faktu stwierdzono, ze placebo (rozumiane jako naturalny
przebieg choroby i stosowanie leczenia objawowego) stanowi jedyny adekwatny komparator
dla omaweloksolonu w leczeniu chorych w wieku od 16. roku zycia z ataksja Friedreicha
w warunkach polskich.

Dnia 9 lutego 2024 r. Komisja Europejska wydata pozwolenie na wprowadzenie do obrotu
sierocego produktu leczniczego stosowanego u ludzi "Skyclarys - omaveloksolon” na mocy
rozporzadzenia (WE) nr 726/2004 Parlamentu Europejskiego i Rady (KE 2023). Dnia 28
lutego 2023 r. omaweloksolon zostat zatwierdzony przez FDA jako pierwszy i dotychczas
jedyny lek dedykowany dorostym i mtodziezy od 16 roku zycia z ataksja Friedreicha (lek
otrzymat uprzednio tzw. status oceny wedtug szybkiej Sciezki (ang. fast track
designation) (FDA 2023).

Omaweloksolon (Skyclarys®) nie jest aktualnie refundowany w Polsce w leczeniu ataksji
Friedreicha. Nie ma rowniez refundowanych innych lekow dedykowanych omawianej
chorobie (Obwieszczenie MZ). Wielkosc populacji, w ktorej wnioskowana technologia bedzie
stosowana przy zatozeniu, ze minister wtasciwy do spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu
refundacja =zostata oszacowana na podstawie danych europejskich, dotyczacych
rozpowszechnienia ataksji Friedreicha, skorygowanych o czestos¢ wystepowania haplotypu
R1b w odniesieniu do populacji polskiej oraz o

odsetek chorych w wieku od 16.
roku zycia, a takze o przejmowanie rynku na podstawie zatozen Wnioskodawcy. Na podstawie

oméwionych zatozen przyjeto, ze wspomniana liczebnos¢ populacji wynosi [ GG

Analize wptywu na budzet w 2-letnim horyzoncie czasowym przeprowadzono z perspektywy
podmiotu zobowigzanego do finansowania s$wiadczen ze Srodkow publicznych, tj.
Narodowego Funduszu Zdrowia (NFZ). Ze wzgledu na fakt, ze wnioskowane jest finansowanie
leku w ramach programu lekowego, w ktorym brak jest wspotptacenia pacjenta, przyjeto,
ze perspektywa NFZ jest praktycznie tozsama z perspektywa wspolng. Rzeczywisty koszt
ponoszony przez pacjenta jest bardzo zindywidualizowany i trudny do okreslenia, a jego
nieuwzglednienie jest podejsciem konserwatywnym. Przyjecie perspektywy tacznej NFZ
i pacjenta poprawitoby wyniki analizy, poniewaz, zgodnie z wynikami analizy klinicznej (AK
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Skyclarys), stosowanie omaweloksolonu w porownaniu z placebo znaczaco opoznia progresje
choroby, a zatem chory bedzie w lepszym stanie zdrowia, zwigzanym z mniejszym zuzyciem
zasobow medycznych, ktorych czesc pacjent ponosi z prywatnych srodkow (jak np. koszt
wyrobow medycznych ponad limit finansowania NFZ czy modernizacja domu optacana tylko
w czesci z budzetu PFRON).

W analizie wpltywu na budzet ptatnika porownano skutki finansowe dwoéch scenariuszy:
scenariusza istniejacego (brak finansowania omaweloksolonu ze Srodkéw publicznych) oraz
nowego (wprowadzenie finansowania omaweloksolonu (Skyclarys®) w analizowanej populacji
chorych).

Analize wptywu na budzet przeprowadzono na podstawie wynikow modelu ekonomicznego
(AE Skyclarys). W analizie uwzgledniono bezposrednie koszty medyczne, szczegolnie istotne
z punktu widzenia ptatnika tj. koszty omaweloksolonu, koszt podania leku, monitorowania
leczenia w programie lekowym, koszty wizyt u specjalistow, badan okresowych, zuzycia
wyrobow medycznych i leczenia zdarzen niepozadanych.

Do oszacowania bezposrednich kosztow medycznych wykorzystano dane nt. zuzycia zasobow

, Zarzadzenia Prezesa NFZ, Informator
o Umowach NFZ* i Obwieszczenie MZ dotyczace wyrobow medycznych oraz dane

=
o
wr
=~
o
fa%
]
=3
A3
<

W celu zbadania wptywu poszczegolnych parametrow na koncowe wyniki analizy
przeprowadzono analize wrazliwosci. Uwzglednione warianty analizy wrazliwosci
obejmowaty zmiane tych samych parametrow co w przypadku analizy wrazliwosci
przeprowadzonej w analizie ekonomicznej z pominieciem wariantow niemajacych wptywu
na analize wptywu na budzet ptatnika, jak utrata QALY zwigzanego ze zdarzeniami
niepozadanymi, utrata QALY opiekuna, dyskontowanie czy ekstrapolacja progresji choroby
poza 2 letni horyzont czasowy

Zgodnie z danymi Wnioskodawcy cena hurtowa brutto preparatu Skyclarys® zawierajgcego

1 butelke 90 tabl. 50 mg wynosi [ GGG

Niniejsza analiza wptywu na budzet wykazata, ze wprowadzenie finansowania
omaweloksolonu w leczeniu docelowej populacji chorych jest zwiazane | GTGTGNG

W wariancie podstawowym przewidywane dodatkowe obcigzenia budzetowe, ktore poniesie
NFZ w zwiazku z wprowadzeniem finansowania omaweloksolonu w terapii dodanej do
leczenia standardowego w ramach programu lekowego w analizowanym wskazaniu wyniosa
41,1 mln PLN i 85,5 mln PLN odpowiednio w 1 Il roku analizy.
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W niniejszej analizie nalezy pamietac o tym, ze omaweloksolon jest dotychczas jedynym
lekiem, ktory umozliwia chorym na ataksje Friedreicha spowolnienie tempa progresji
choroby, przektadajac sie na ich dtuzsze zycie w lepszym stanie zdrowia, co wptynie rowniez
na poprawe jakosci zycia opiekunow (AK Skyclars, AE Skyclarys).

Wprowadzenie finansowania omaweloksolonu w leczeniu chorych z ataksja Friedreicha
po raz pierwszy umozliwi chorym z ta postepujaca i niezwykle obcigzajacg zaréwno dla
pacjenta jak i jego opiekuna choroba, wdrozenie leczenia zawierajacego dedykowana
technologie lekowa o udowodnionej skutecznosci klinicznej i akceptowalnym profilu
bezpieczenstwa, ktora znaczaco poprawi ich jakos¢ zycia.

W kontekscie dostepnych dowodéw naukowych omaweloksolon stanowi odpowiedz na
niezaspokojona potrzebe zdrowotna m.in. w zakresie istotnego statystycznie
spowolnienia progresji choroby w okresie [JJlil (mniejszy wzrost wyniku mFARS), zmiany
jakosci zycia wedtug ocen PGIC, CGIC i FA-ADL (omaweloksolon przyczyniat sie do
poprawy badz stabilizacji jakosci zycia w poréwnaniu z pogorszeniem w przypadku
placebo stosowanego w terapii standardowej) oraz wydtuzenia zycia chorych o

I (szczegoty patrz AK Skyclarys i AE Skyclarys).
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7 Podsumowanie i wnioski

W niniejszej analizie przedstawiono ocene wptywu na system ochrony zdrowia, w tym budzet
Narodowego Funduszu Zdrowia, wprowadzenia finansowania omaweloksolonu (Skyclarys®)
w leczeniu ataksji Friedreicha u chorych w wieku od 16 roku zycia w perspektywie
2 kolejnych lat.

Koszty zwigzane ze stosowaniem omaweloksolonu w terapii dodanej do leczenia
standardowego i leczenia standardowego oszacowano na podstawie wynikoéw kosztow
w |11l roku modelu ekonomicznego (patrz AE Skyclarys) — takie podejscie odzwierciedla
catkowite rzeczywiste koszty ponoszone na leczenie pacjentow w stanie klinicznym
wskazanym we wniosku.

Liczebnos¢ populacji chorych, ktérzy beda leczeni omaweloksolonem w dawce 150 mg/d.
(tj. dawkowaniem zgodnym z Charakterystyka Produktu Leczniczego) w analizowanym
wskazaniu w kolejnych latach oszacowano na podstawie wynikow najnowszego przegladu
systematycznego, dotyczacego technologii stosowanych w leczeniu ataksji Friedreicha [ ]

I i zatozen Whioskodawcy dotyczacych przejmowania rynku. Zatozono stopniowe
(liniowe) wtaczania chorych do programu lekowego.

Wyniki analizy:

e dla wariantu podstawowego (najbardziej prawdopodobnego) - liczebnosc populacji
docelowej oszacowano na
i

o W scenariuszu istniejgcym taczne obcigzenia budzetowe zwigzane z leczeniem
docelowej populacji chorych wyniosa | NN odpoviednio
w | i 1l roku analizy;

o W scenariuszu nowym taczne obcigzenia budzetowe zwigzane z leczeniem
docelowej populacji chorych wyniosa | KGN
odpowiednio w | i Il roku analizy

o obcigzenia budzetowe zwiazane z wprowadzeniem finansowania
omaweloksolonu w terapii dodanej do leczenia standardowego w ramach
programu lekowego w analizowanym wskazaniu wyniosg 41,1 mln PLN i 85,5
mln PLN odpowiednio w | i Il roku analizy;

e dla wariantu minimalnego - liczebnos¢ populacji docelowej oszacowano na .

- _________________|
L

o W scenariuszu istniejacym taczne obcigzenia budzetowe zwigzane z leczeniem
docelowej populacji chorych wyniosa || GG odpovwiednio
w | i Il roku analizy;

o W scenariuszu nowym taczne obcigzenia budzetowe zwigzane z leczeniem
docelowej populacji chorych wyniosa |G
odpowiednio w | i |l roku analizy

o obcigzenia budzetowe zwiazane z wprowadzeniem finansowania
omaweloksolonu w terapii dodanej do leczenia standardowego w ramach
programu lekowego w analizowanym wskazaniu wyniosg 36,2 mln PLN i 75,2
min PLN odpowiednio w | i Il roku analizy;
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e dla wariantu maksymalnego - liczebnos¢ populacji docelowej oszacowano na .

o W scenariuszu istniejacym taczne obcigzenia budzetowe zwigzane z leczeniem
docelowej populacji chorych wyniosa || G ocdpoviednio
w | i Il roku analizy;

o W scenariuszu nowym taczne obcigzenia budzetowe zwigzane z leczeniem
docelowej populacji chorych wyniosa | EGcTcNGNGNNEEEEEEEEEE
odpowiednio w | i Il roku analizy

o obcigzenia budzetowe zwigzane z wprowadzeniem finansowania
omaweloksolonu w terapii dodanej do leczenia standardowego w ramach
programu lekowego w analizowanym wskazaniu wyniosg 46,4 mln PLN i 96,3
mln PLN odpowiednio w | i Il roku analizy.

Whnioski

Wprowadzenie finansowania omaweloksolonu (Skyclarys®) w leczeniu ataksji Friedreicha
u dorostych i mtodziezy od 16 roku zycia jest zwiazane z dodatkowymi obcigzeniami dla
budzetu Narodowego Funduszu Zdrowia

Wprowadzenie finansowania omaweloksolonu wymaga utworzenia nowej grupy limitowej
i nowego programu lekowego. Dodatkowe wydatki wigza sie z kosztem: nabycia i wydania
leku, monitorowania w programie lekowym, zdarzeniami niepozadanymi i chorobami
wspotistniejacymi. Generowane beda oszczednosci w zakresie zuzycia zasobow medycznych
tj. wizyty u specjalistow czy wyroby medyczne, ktore beda nastepstwem lepszego stanu
zdrowia pacjentow w przypadku stosowania ocenianej technologii.

Omaweloksolon jest dotychczas jedynym dostepnym i zaakceptowanym zaréwno przez
EMA jak i FDA lekiem dedykowanym ataksji Friedreicha. Dotychczas stosowane leki
pozwalaty jedynie na tagodzenie poszczegolnych objawdw choroby, nie wptywajac
bezposrednio na tempo jej progresji. Warto podkreslic rowniez, ze aktualnie nie ma
innych (oprocz omaweloksolonu) lekéw specyficznych dla tej postepujacej i niezwykle
obcigzajacej dla pacjenta choroby, ktéra pogarsza zaréwno jakos¢ zycia chorego jak
i istotnie skraca jego dtugosc.

Omaweloksolon otrzymat status leku sierocego od FDA i EMA, a takze status
przyspieszonej sciezki (ang. Fast Track Designation) od FDA (EMA 2018, FDA 2023), co
Swiadczy o jego priorytetowym traktowaniu przez wymienione instytucje jako pierwszej
technologii dedykowanej ataksji Friedreicha.

W niniejszej analizie nalezy pamietac o tym, ze omaweloksolon jest dotychczas jedynym
lekiem, ktory umozliwia chorym na ataksje Friedreicha spowolnienie tempa progresji
choroby, przektadajac sie na ich dtuzsze zycie w lepszym stanie zdrowia, co
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w konsekwencji wptywa rowniez na poprawe jakosci zycia opiekunéw (AK Skyclars, AE
Skyclarys).

Objecie refundacja preparatu Skyclarys® zapewni najbardziej potrzebujacym chorym
dostep do nowoczesnej terapii o udowodnionej skutecznosci w docelowej populaciji,
poprawiajac leczenie choroby rzadkiej, co wpisuje sie¢ w aktualne priorytety zdrowotne
Ministerstwa Zdrowia (MZ 2021).
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8 Aneks
8.1  Aspekty etyczne

CZY POZYTYWNE ROZPATRZENIE WNIOSKU WPLYNIE NA OSOBY INNE NIZ STOSUJACE TE
TECHNOLOGIE (WPLYWY ZEWNETRZNE)?

Czy i ktére grupy pacjentow mogg by¢ faworyzowane na skutek zatozen przyjetych w analizie?

Spodziewana jest korzys¢ dla chorych z ataksja Friedreicha, spetniajacych kryteria
wtaczenia do programu lekowego.

Czy niekwestionowany jest rowny dostep do technologii medycznej przy jednakowych potrzebach?
Tak - w ramach populacji spetniajacej kryteria wtaczenia do programu lekowego.
Czy spodziewana jest duza korzysc dla waskiej grupy oséb, czy korzysc mata, ale powszechna?

Dostep do analizowanej technologii bedzie ograniczony do chorych z ataksja Friedreicha,
zgodnie ze wskazaniem rejestracyjnym omaweloksolonu.

Czy technologia jest odpowiedzia na niezaspokojone dotychczas potrzeby grup spotecznie
uposledzonych?

Technologia nie dotyczy grup spotecznie uposledzonych.

Czy technologia stanowi odpowiedz dla osob o najwiekszych potrzebach zdrowotnych, dla ktorych
nie ma obecnie dostepnej zadnej metody leczenia?

Proponowana technologia jest skierowana do chorych z ataksja Friedreicha.
W analizowanym wskazaniu nie ma obecnie dostepnej zadnej metody leczenia.

CZY POZYTYWNA DECYZJA MOZE POWODOWAC PROBLEMY SPOLECZNE?
Czy moze wptywac na poziom satysfakcji pacjentow z otrzymywanej opieki medycznej?
Spodziewany jest wzrost poziomu satysfakcji pacjentow przez utatwiony dostep (ze

wzgledow finansowych) do skutecznej i dotychczas jedynej terapii dedykowanej chorym z
ataksja Friedreicha,

Czy moze grozic niezaakceptowaniem postepowania przez poszczeg6lnych chorych?

Mato prawdopodobne. Analizowana terapia, podobnie jak kazda technologia medyczna,
moze byc nieakceptowana przez poszczegolnych chorych.

Czy moze powodowac lub zmieniac stygmatyzacje?
Nie.
Czy moze wywotywac lek?

Mato prawdopodobne.
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Czy moze powodowac dylematy moralne?
Mato prawdopodobne.

Czy moze stwarzac problemy dotyczace ptci lub rodzinne?
Nie.

CZY DECYZJA DOTYCZACA TECHNOLOGII NIE KOLIDUJE Z PRAWEM?

Czy nie stoi w sprzecznosci z aktualnie obowigzujacymi regulacjami prawnymi?
Nie zidentyfikowano sprzecznosci z regulacjami prawnymi.

Czy stwarza koniecznosc dokonania zmian w prawie/przepisach?
W przypadku pozytywnej decyzji refundacyjnej wymagane bedzie utworzenie nowego
programu lekowego (i nowej grupy limitowej). Podobnie, jak w przypadku innych
programow, zwigzane to bedzie z natozeniem na podmioty swiadczace ten rodzaj terapii
wymogu raportowania danych i bedzie dawaé mozliwos¢ szczegétowego monitorowania
chorych oraz zuzycia zasobow.

Czy oddziatuje na prawa cztowieka lub pacjenta?
Tak. Zgodnie z Art. 6.1. na podstawie Ustawy z dnia 6 listopada 2008 r. o prawach pacjenta
i Rzeczniku Praw Pacjenta, ,,pacjent ma prawo do swiadczer zdrowotnych odpowiadajqcych
wymaganiom aktualnej wiedzy medycznej.”

CZY STOSOWANIE TECHNOLOGII NAKLADA SZCZEGOLNE WYMOGI?

Czy jest koniecznos¢ szczegolnego informowania pacjenta lub uzyskiwania jego zgody?
Tak. Podobnie jak w przypadku wszystkich innych technologii medycznych.

Czy istnieje potrzeba zapewnienia pacjentowi poufnosci postepowania?

Tak. Podobnie jak w przypadku wszystkich innych technologii medycznych.

Czy istnieje potrzeba uwzgledniania indywidualnych preferencji, potrzeba czynnego udziatu
pacjenta w podejmowaniu decyzji o wyborze metody postepowania?

Tak. Podobnie jak w przypadku wszystkich innych technologii medycznych.
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8.3

Zgodno$¢ z minimalnymi wymaganiami

(Rozporzadzenie MZ)

MZ

Tab. 23. Zgodno$¢ opracowania z minimalnymi wymaganiami dla analizy wptywu na budzet.

oszacowania, o ktérym mowa w pkt. 6?

Nr | Analiza wptywu na budzet ‘ Rozdziat/dokument 1 Komentarz

1 | Czy zawiera oszacowanie rocznej liczebnosci populacji:
obejmujacej wszystkich pacjentow, u ktorych 3.1.1 Tak
wnioskowana technologia moze byc¢ zastosowana,
docelowej, wskazanej we wniosku, 3.1.2 Tak
w ktorej wnioskowana technologia jest obecnie 3.1.3 Tak
stosowana?

2 | Czy zawiera oszacowanie rocznej liczebnosci 3.1.4 Tak
populacji, w ktérej wnioskowana technologia
bedzie stosowana przy zatozeniu, wydania decyzji
o objeciu refundacja?

3 | Czy zawiera oszacowanie aktualnych rocznych 4.1 Tak: brak
wydatkow srodkow publicznych, ponoszonych na refundacji
leczenie pacjentow w stanie klinicznym wnioskowanej
wskazanym we wniosku, z wyszczegdlnieniem technologii
sktadowej wydatkow stanowigcej refundacje ceny
wnioskowanej technologii, o ile wystepuje?

4 | Czy zawiera ilosciowa prognoze rocznych 4,2.1,4.2.2,4.2.3 Tak: scenariusz
wydatkow srodkow publicznych, jakie beda istniejacy
ponoszone na leczenie pacjentow w stanie w kolejnych
klinicznym wskazanym we wniosku, latach
z wyszczegolnieniem sktadowej
wydatkow stanowiacej refundacje ceny
wnioskowanej technologii, przy zatozeniu, ze
minister wtasciwy do spraw zdrowia nie wyda
decyzji o objeciu refundacjg?

5 | Czy zawiera ilosciowa prognoze rocznych 4.2.1,4.2.2,4.2.3 Tak: scenariusz
wydatkow podmiotu zobowigzanego do nowy w kolejnych
finansowania swiadczen ze $rodkéw publicznych, latach
jakie beda ponoszone na leczenie pacjentow
w stanie klinicznym wskazanym we wniosku, z
wyszczegolnieniem sktadowej
wydatkow stanowiacej refundacje ceny
whnioskowanej technologii, przy zatozeniu, ze
minister wtasciwy do spraw zdrowia wyda decyzje
o objeciu refundacja?

6 | Czy zawiera oszacowanie dodatkowych wydatkow | 4.2.1, 4.2.2, 4.2.3 | Tak: roznica
srodkow publicznych, jakie bedg ponoszone na kosztaw pomiedzy
leczenie pacjentow w stanie klinicznym scenariuszami
wskazanym we wniosku, stanowiacych roznice nowym i
pomigdzy prognozami, o ktorych mowa w pkt. 24 istniejacym
i 25, z wyszczegolnieniem sktadowej
wydatkow stanowiacej refundacje ceny
wnioskowanej technologii?

7 | Czy zawiera minimalny i maksymalny wariant 4,2.2,4.2.3 Tak
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Nr

Analiza wptywu na budzet

Rozdziat/dokument

Komentarz

Czy zawiera zestawienie tabelaryczne wartosci,
na podstawie ktorych dokonano oszacowan, o
ktorych mowa w pkt 1-3, 6 i 7 oraz prognoz, o
ktorych mowa w pkt 4§ 5?

3.1.5, 3.5, 3.9

Tak

Czy zawiera wyszczegolnienie zatozen, na
podstawie ktorych dokonano oszacowan, o
ktorych mowa w pkt 1-3, 6 i 7 oraz prognoz, o
ktorych mowa w pkt 4 i 5, w szczegolnosci
zatozen dotyczacych kwalifikacji wnioskowanej
technologii do grupy limitowej i wyznaczenia
podstawy limitu?

Tak

10

Czy zawiera dokument elektroniczny,
umozliwiajacy powtorzenie wszystkich kalkulacji,
w wyniku ktorych uzyskano oszacowania

oraz prognozy?

Dotaczony

11

Czy oszacowania i prognozy dokonywane sg w
horyzoncie czasowym wtasciwym dla analizy
wplywu na budzet (nie krétszy niz 2 lata)?

3.3

Tak

12

Czy oszacowania oraz prognozy dokonano na
podstawie oszacowan rocznej liczebnosci
populacji?

3.1, 4

Tak

13

Czy jezeli nie jest mozliwe przedstawienie
wiarygodnych oszacowan rocznej liczebnosci
populacji analiza zawiera dodatkowy wariant,
w ktérym oszacowania te uzyskano w oparciu o
inne dane?

Nie dotyczy
(rozdz. 3.1)

14

Jezeli wnioskowane warunki objecia refundacjg obejmujg instrumenty dzi

elenia ryzyka, to

czy oszacowania i prognozy (pkt. 21-27), zostaly przedstawione w nastepujacych wariantach:

z uwzglednieniem proponowanego instrumentu
dzielenia ryzyka,

Nie uwzgledniono
instrumentow
dzielenia ryzyka

bez uwzglednienia proponowanego instrumentu
dzielenia ryzyka?

4.2

Tak

15

Czy jezeli wnioskowane warunki objecia
refundacja obejmujg utworzenie nowej, odrebnej
grupy limitowej, analiza zawiera wskazanie
dowodow spetnienia wymagan ustawowych?

Tak

16

Czy jezeli wnioskowane warunki objecia
refundacja obejmuja kwalifikacje do wspolnej,
istniejacej grupy limitowej, analiza wptywu na
budzet zawiera wskazanie dowodow spetnienia
wymagan ustawowych?

Nie dotyczy

Ogolne adnotacje

17

Czy analizy: kliniczna, ekonomiczna, wptywu na budzet podmiotu zobowigzanego do
finansowania swiadczen ze srodkow publicznych i racjonalizacyjna zawieraja;:

dane bibliograficzne wszystkich wykorzystanych Bibliografia Tak
publikacji, z zachowaniem stopnia

szczegoOtowosci, umozliwiajacego jednoznaczng

identyfikacje kazdej wykorzystanej publikacji,

wskazanie innych zrddet informacji zawartych w Bibliografia Tak

analizach, w szczegodlnosci aktow prawnych
oraz danych osobowych autorow
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Analiza wptywu na budzet

Rozdziat/dokument

Komentarz

niepublikowanych badan, analiz, ekspertyz i

opinii?
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rodzaju podstawowa opieka zdrowotna.

Zarzadzenie nr 195/2020/DSOZ Prezesa Narodowego Funduszu Zdrowia z
dnia 11 grudnia 2020 r. w sprawie okreslenia warunkow zawierania i
realizacji umow w rodzajach rehabilitacja lecznicza oraz programy
zdrowotne w zakresie swiadczen - leczenie dzieci i dorostych ze Spigczka.

Zarzadzenie nr 2/2024/DSOZ Prezesa Narodowego Funduszu Zdrowia z
dnia mieniajace zarzadzenie w sprawie okreslenia warunkow zawierania i
realizacji umow o udzielanie swiadczen opieki zdrowotnej w rodzaju
ambulatoryjna opieka specjalistyczna.
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ZUS 2024

Zarzadzenie nr 37/2024/DSOZ Prezesa Narodowego Funduszu Zdrowia z
dnia 29 marca 2024 r. sprawie okreslenia warunkow zawierania i realizacji
umow w rodzaju leczenie szpitalne oraz leczenie szpitalne - swiadczenia
wysokospecjalistyczne

Zarzadzenie nr 49/2024/DGL Prezesa Narodowego Funduszu Zdrowia z
dnia 8 maja 2024 r. zmieniajace zarzadzenie w sprawie okreslenia
warunkow zawierania i realizacji umow w rodzaju leczenie szpitalne w
zakresie programy lekowe

Zarzadzenie nr 54/2024/DSOZ Prezesa Narodowego Funduszu Zdrowia z
dnia 29 maja 2024 r. w sprawie okreslenia warunkow zawierania i
realizacji umoéw w rodzaju opieka paliatywna i hospicyjna.

Zarzadzenie nr 55/2024/DSOZ Prezesa Narodowego Funduszu Zdrowia z
dnia 6 czerwca 2024 r. zmieniajace zarzadzenie w sprawie okreslenia
warunkow zawierania i realizacji umow o udzielanie swiadczen opieki
zdrowotnej w rodzaju opieka psychiatryczna i leczenie uzaleznien

Zarzadzenie nr 57/2023/DSOZ Prezesa Narodowego Funduszu Zdrowia z
dnia 30 marca 2023 r. w sprawie okreslenia warunkow zawierania i
realizacji umow o udzielanie swiadczen opieki zdrowotnej w rodzaju
ambulatoryjna opieka specjalistyczna.

Zarzadzenie nr 7/2023/DSOZ Prezesa Narodowego Funduszu Zdrowia z
dnia 10 stycznia 2023 r zmieniajace zarzadzenie w sprawie okreslenia
warunkow zawierania i realizacji uméw w rodzajach rehabilitacja
lecznicza oraz programy zdrowotne w zakresie swiadczen - leczenie dzieci
i dorostych ze spigczka.

Zaktad Ubezpieczen Spotecznych (ZUS). Minimalne i przecietne
wynagrodzenie. https://www.zus.pl/baza-wiedzy/skladki-wskazniki-
odsetki/wskazniki/minimalne-i-przecietne-wynagrodzenie [dostep:
19.06.2024 r.]
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