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Streszczenie 

Cel 

Celem przeprowadzonej analizy było określenie 

prawdopodobnych wydatków podmiotu zobo-

wiązanego do finansowania świadczeń ze środ-

ków publicznych (Narodowy Fundusz Zdrowia, 

NFZ) w przypadku podjęcia pozytywnej decyzji 

o objęciu refundacją luspaterceptu (produkt 

leczniczy Reblozyl) stosowanego u dorosłych 

w leczeniu niedokrwistości zależnej od przeto-

czeń z powodu zespołów mielodysplastycznych 

(ang. myelodysplastic syndromes, MDS) o ry-

zyku bardzo niskim, niskim i średnim, w związku 

z rozszerzeniem wskazań w programie lekowym 

i objęciem refundacją chorych nieleczonych le-

kami stymulującymi erytropoezę (ESA) oraz 

chorych, u których wystąpiła niedostateczna 

odpowiedź na ESA, lub którzy nie kwalifikują się 

do takiego leczenia, bez pierścieniowatych sy-

deroblastów. 

Analiza została wykonana na zlecenie firmy Bri-

stol-Myers Squibb Sp. z o.o., w związku z plano-

wanym złożeniem do ministra właściwego do 

spraw zdrowia wniosku o objęcie refundacją 

produktów leczniczych: 

• Reblozyl (luspatercept), proszek do 

sporządzania roztworu do wstrzykiwań, 

25 mg (kod GTIN: 07640133688244), 

• Reblozyl (luspatercept), proszek do 

sporządzania roztworu do wstrzykiwań, 

75 mg (kod GTIN: 07640133688251), 

w ramach proponowanego programu lekowego 

B.142. „Leczenie dorosłych pacjentów z zespo-

łami mielodysplastycznymi z towarzyszącą nie-

dokrwistością zależną od transfuzji (ICD-10: 

D46.0, D46.1)”. 

Metodyka 

Wykonana analiza obejmuje następujące 

główne etapy obliczeniowe: 

• oszacowanie liczebności populacji docelo-

wej dla produktu Reblozyl we wnioskowa-

nym wskazaniu w kolejnych latach złożo-

nego horyzontu czasowego, 

• określenie pozycji rynkowych (udziałów) 

technologii stosowanych we wnioskowa-

nym wskazaniu, w dwóch alternatywnych 

scenariuszach: istniejącym (odzwierciedla-

jącym stan aktualny, tj. brak refundacji 

luspaterceptu w leczeniu chorych nieleczo-

nych lekami stymulującymi erytropoezę 

(ESA) oraz o chorych, u których wystąpiła 

niedostateczna odpowiedź na leczenie le-

kami stymulującymi erytropoezę (ESA), lub 

którzy nie kwalifikują się do takiego lecze-

nia, bez pierścieniowatych syderoblastów 

(populacja RS-; tj. <15% syderoblastów pier-

ścieniowatych lub <5% syderoblastów pier-

ścieniowatych w przypadku obecności mu-

tacji SF3B1) oraz nowym (stan po wprowa-

dzeniu wnioskowanego programu leko-

wego), 

• oszacowanie kosztów opcjonalnych strate-

gii leczenia stosowanych w populacji doce-

lowej, 

• prognozę wydatków podmiotu zobowiąza-

nego do finansowania świadczeń ze środ-

ków publicznych w porównywanych scena-

riuszach – istniejącym i nowym oraz dodat-

kowych (inkrementalnych) wydatków płat-

nika wynikających z realizacji scenariusza 

nowego, z wyszczególnieniem składowej 

kosztu stanowiącego kwotę refundacji pro-

duktu Reblozyl we wnioskowanym wskaza-

niu.  
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Wpływ na budżet płatnika oszacowano przez 

porównanie wydatków płatnika publicznego 

w dwóch alternatywnych scenariuszach: 

• scenariusz istniejący, którym produkt lecz-

niczy Reblozyl (luspatercept) jest finanso-

wany wyłącznie we wskazaniu leczenia do-

rosłych pacjentów z niedokrwistością za-

leżną od transfuzji z powodu zespołów mie-

lodysplastycznych o ryzyku bardzo niskim, 

niskim i pośrednim z obecnością pierście-

niowatych syderoblastów, u których wystą-

piła niedostateczna odpowiedź na leczenie 

erytropoetyną, lub którzy nie kwalifikują się 

do takiego leczenia. Aktualnie we wniosko-

wanym wskazaniu chorzy mogą otrzymy-

wać w ramach katalogu chemioterapii tera-

pię darbepoetyną alfa (DAR), epoetyną alfa 

(EPA) lub najlepszą opiekę wspomagającą 

(BSC) (MZ 18/09/2024), 

• scenariusz nowy, w który zakłada się, że Mi-

nister właściwy do spraw zdrowia wyda po-

zytywną decyzję o rozszerzeniu wskazań 

w programie lekowym B.142 i objęciem re-

fundacją chorych nieleczonych lekami sty-

mulującymi erytropoezę (ESA) oraz cho-

rych, u których wystąpiła niedostateczna 

odpowiedź na ESA, lub którzy nie kwalifikują 

się do takiego leczenia, bez pierścieniowa-

tych syderoblastów. W scenariuszu nowym, 

wnioskowana interwencja zastąpi czę-

ściowo lub w całości technologie opcjo-

nalne stosowane w rozważanej populacji 

docelowej. 

W analizie przyjęto horyzont czasowy obejmu-

jący okres obowiązywania pierwszej decyzji re-

fundacyjnej dla wnioskowanej interwencji 

(2 lata).      

       

      

         

Wynikiem inkrementalnej analizy wpływu na 

budżet jest różnica pomiędzy wydatkami w sce-

nariuszu nowym i wydatkami w scenariuszu ist-

niejącym dla każdego roku horyzontu czaso-

wego.  

W oszacowaniu liczebności populacji docelowej 

posłużono się danymi Głównego Urzędu Staty-

stycznego, danymi literaturowymi oraz wyni-

kami badania ankietowego przeprowadzonego 

wśród polskich ekspertów z zakresu hematolo-

gii klinicznej. 

Analizę wykonano z perspektywy podmiotu zo-

bowiązanego do finansowania świadczeń ze 

środków publicznych (PPP), uwzględniając za-

równo koszty ponoszone w okresie pierwszej li-

nii leczenia niedokrwistości zależnej od transfu-

zji (nabycie i podanie leków, diagnostyka i mo-

nitorowanie leczenia w programie lekowym 

oraz w katalogu chemioterapii jak i koszty zwią-

zane z leczeniem zdarzeń niepożądanych) oraz 

pozostałe koszty ponoszone po progresji cho-

roby (dalsze linie leczenia systemowego, prze-

toczenie KKCz i koszty opieki końca życia). 

Wnioskowane warunki objęcia refundacją pro-

duktu Reblozyl obejmują instrument dzielenia 

ryzyka (RSS), w związku z czym obliczenia kosz-

tów przeprowadzono równolegle w dwóch wa-

riantach: z uwzględnieniem i bez uwzględnienia 

RSS dla produktu Reblozyl we wnioskowanym 

wskazaniu. 

Obliczenia przeprowadzono w alternatywnych 

wariantach: podstawowym (najbardziej praw-

dopodobnym), minimalnym i maksymalnym, 

skonstruowanych w oparciu o czynniki, które 

mają największy wpływ na stosowanie techno-

logii (liczba pacjentów włączanych na terapię 

z powodu niedokrwistości, udziały stosowania 

terapii w ramach leczenia systemowego). Prze-

prowadzono ponadto analizę wrażliwości, 
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w ramach której testowano alternatywne sce-

nariusze i wartości kluczowych parametrów 

modelu. 

Analizę wpływu na budżet uzupełniono o ana-

lizę aspektów etycznych, społecznych, praw-

nych i organizacyjnych wynikających z decyzji 

dotyczącej finansowania produktu leczniczego 

Reblozyl ze środków publicznych. 

Analizę wykonano zgodnie z aktualnymi pol-

skimi wytycznymi Oceny Technologii Medycz-

nych (wersja 3.0; AOTMiT 2016) oraz Rozporzą-

dzeniem Ministra Zdrowia z dnia 24 paździer-

nika 2023 r. „w sprawie minimalnych wymagań, 

jakie muszą spełniać analizy uwzględnione we 

wnioskach o objęcie refundacją i ustalenie ceny 

zbytu netto, o objęcie refundacją i ustalenie 

ceny zbytu netto technologii lekowej o wysokiej 

wartości klinicznej oraz o podwyższenie ceny 

zbytu netto leku, środka spożywczego specjal-

nego przeznaczenia żywieniowego i wyrobu me-

dycznego, które nie mają odpowiednika refun-

dowanego w danym wskazaniu” 

(MZ 24/10/2023). 

Wyniki 

Liczebność populacji docelowej 

Wariant podstawowy 

Liczebność populacji docelowej (maksymalny 

potencjał rynkowy leku Reblozyl w pierwszej li-

nii leczenia w Roku 1     

        

        

         

  Z kolei w dalszych liniach leczenia pro-

gnozowana liczba pacjentów kwalifikujących się 

do leczenia luspaterceptem w Roku 1 wynosi 

         

          

        

Na podstawie opinii ekspertów oszacowano 

udziały luspaterceptu na  w leczeniu pa-

cjentów z potwierdzoną obecnością pierście-

niowatych syderoblastów oraz  u pa-

cjentów z brakiem obecności pierścieniowatych 

syderoblastów. 

Warianty minimalny i maksymalny 

Liczebność populacji docelowej w wariantach 

minimalnym i maksymalnym obliczono na pod-

stawie alternatywnych udziałów luspaterceptu 

w poszczególnych podgrupach. W wariancie mi-

nimalnym w pierwszych dwóch latach hory-

zontu czasowego liczebność populacji otrzymu-

jącej leczenie schematem LUS w pierwszej linii 

wynosi kolejno       

     

      

        

     . 

Wpływ na budżet (z uwzględnieniem RSS dla 
Reblozyl) 

Wariant podstawowy 

W wariancie podstawowym analizy, z uwzględ-

nieniem instrumentu dzielenia ryzyka (RSS), 

w przypadku podjęcia decyzji o objęciu refunda-

cją produktu Reblozyl we wskazaniu leczenia 

niedokrwistości zależnej od transfuzji z powodu 

zespołów mielodysplastycznych o ryzyku bar-

dzo niskim, niskim i średnim w ramach pro-

gramu lekowego, prognozowane wydatki płat-

nika publicznego wzrosną w stosunku do scena-

riusza istniejącego o    w pierwszych 

dwóch latach po wprowadzeniu finansowania 

wnioskowanej technologii ( ). 
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Składowa kosztu, stanowiąca kwotę refundacji 

produktu leczniczego Reblozyl we wnioskowa-

nym wskazaniu w scenariuszu nowym, wynosi 

           

Prognozowana w wariancie podstawowym 

liczba zrefundowanych opakowań produktu Re-

blozyl 25 mg i Reblozyl 75 mg w pierwszych 

dwóch latach refundacji we wnioskowanym 

wskazaniu wyniesie odpowiednio      

        w drugim roku. 

Warianty skrajne: minimalny i maksymalny 

W wariancie minimalnym analizy, prognozo-

wane wydatki płatnika publicznego wzrosną 

w stosunku do scenariusza istniejącego, kolejno 

o             

           

w pierwszych dwóch latach po wydaniu pozy-

tywnej decyzji o refundacji produktu leczni-

czego Reblozyl. 

Analiza wrażliwości 

Analiza wrażliwości (AW) potwierdziła stabil-

ność wyników podstawowych. We wszystkich 

wariantach analizy wrażliwości realizacja scena-

riusza nowego wiąże się z umiarkowanym wzro-

stem wydatków płatnika, wynoszącym od 

       w pierwszych dwóch 

latach refundacji leku Reblozyl.  

Prognozowane wydatki NFZ na refundację pro-

duktu Reblozyl wynosiły od     

   łącznie w horyzoncie dwóch pierw-

szych lat refundacji. 

Wpływ na budżet (bez uwzględnienia RSS dla 
Reblozyl) 

Wariant podstawowy 

W wariancie podstawowym analizy, bez 

uwzględnienia instrumentu dzielenia ryzyka 

(RSS), w przypadku podjęcia decyzji o objęciu 

refundacją produktu Reblozyl we wskazaniu le-

czenia niedokrwistości zależnej od transfuzji 

z powodu zespołów mielodysplastycznych o ry-

zyku bardzo niskim, niskim i średnim w ramach 

programu lekowego, prognozowane wydatki 

płatnika publicznego wzrosną w stosunku do 

scenariusza istniejącego o 130,0 mln zł w pierw-

szych dwóch latach po wprowadzeniu finanso-

wania wnioskowanej technologii (             

      ). 

Składowa kosztu, stanowiąca kwotę refundacji 

produktu leczniczego Reblozyl we wnioskowa-

nym wskazaniu w scenariuszu nowym, wynosi 

57,1 mln zł (Rok 1) oraz 140,9 mln zł (Rok 2). 

Należy podkreślić, że wariant bez RSS, rozwa-

żany ze względu na konieczność spełnienia for-

malnych wymogów wynikających z Rozporzą-

dzenia o minimalnych wymaganiach 

(MZ 24/10/2023), przedstawia jedynie teore-

tyczny poziom refundacji, który nie będzie mieć 

zastosowania w rzeczywistości płatnika publicz-

nego, a zaproponowany RSS jest nierozerwalną 

częścią analizy, kształtującym cenę efektywną 

produktu leczniczego Reblozyl. 

Warianty skrajne: minimalny i maksymalny 

W wariancie minimalnym analizy, prognozo-

wane wydatki płatnika publicznego wzrosną 

w stosunku do scenariusza istniejącego, kolejno 

o 23,3 mln zł oraz 50,1 mln zł, a w wariancie 

maksymalnym – wzrosną o 38,9 mln zł oraz 

o 115,3 mln zł w pierwszych dwóch latach po 

wydaniu pozytywnej decyzji o refundacji leku 

Reblozyl w ramach leczenia dorosłych pacjen-

tów z niedokrwistości z powodu MDS. 

Analiza wrażliwości 

Analiza wrażliwości (AW) potwierdziła stabil-

ność wyników podstawowych. We wszystkich 

wariantach analizy wrażliwości realizacja 
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scenariusza nowego wiąże się z umiarkowanym 

wzrostem wydatków płatnika, wynoszącym od 

115,2 mln zł do 137,1 mln zł w pierwszych 

dwóch latach refundacji leku Reblozyl.  

Prognozowane wydatki NFZ na refundację pro-

duktu Reblozyl wynosiły od 133,4 mln zł do 

156,4 mln zł łącznie w horyzoncie dwóch pierw-

szych lat refundacji. 

Wnioski końcowe 

W chwili obecnej pacjenci z niedokrwistością za-

leżną od transfuzji z powodu zespołów mielody-

splastycznych o ryzyku bardzo niskim, niskim 

i średnim wcześniej nieleczeni czynnikami sty-

mulującymi erytropoezę mogą otrzymać ak-

tywne leczenie darbepoetyną alfa lub epoetyną 

alfa, przy czym w chwili sporządzania raportu 

dostępność na polskim rynku epoetyny alfa jest 

marginalna, co bezpośrednio ogranicza do-

stępne opcje terapeutyczne dla pacjentów. 

Z kolei pacjenci z brakiem obecności syderobla-

stów, niekwalifikujący się do leczenia czynni-

kami stymulującymi erytropoezę lub z niepowo-

dzeniem takiego leczenia w chwili obecnej 

mogą otrzymać wyłącznie najlepszą opiekę 

wspomagającą, która w głównej mierze polega 

na przetoczeniu koncentratu krwinek czerwo-

nych.  

Odpowiedzią na wspomniane niezaspokojone 

potrzeby zdrowotne jest terapia luspatercep-

tem (produkt leczniczy Reblozyl), dla którego 

wykazano wysoką skuteczność leczenia pacjen-

tów z niedokrwistością z powodu MDS. Lecze-

nie luspaterceptem pozwoli na zredukowanie 

liczby przetoczeń koncentratu krwinek czerwo-

nym, co wpłynie na obciążenie systemu zdrowia 

oraz poprawi jakość życia pacjentów. 

Wyniki przeprowadzonej analizy wskazują, że 

w przypadku podjęcia decyzji o objęciu 

refundacją produktu Reblozyl w leczeniu niedo-

krwistości zależnej od transfuzji z powodu ze-

społów mielodysplastycznych o ryzyku bardzo 

niskim, niskim i średnim, wydatki płatnika pu-

blicznego wzrosną w stosunku do stanu istnie-

jącego o          w 

drugim roku obowiązywania decyzji refundacyj-

nej (wyniki z uwzględnieniem proponowanego 

instrumentu dzielenia ryzyka). 

Analiza wariantów skrajnych oraz analiza wraż-

liwości potwierdziły względną stabilność uzy-

skanych wyników – w każdym z testowanych 

scenariuszy z uwzględnieniem RSS objęcie re-

fundacją produktu Reblozyl we wnioskowanej 

populacji wiąże się z umiarkowanym wzrostem 

wydatków dla budżetu refundacyjnego NFZ. 

Nie zidentyfikowano problemów natury etycz-

nej i społecznej związanych z finansowaniem ze 

środków publicznych rozważanej technologii. 

Wprowadzenie refundacji produktu leczniczego 

Reblozyl we wnioskowanym wskazaniu nie bę-

dzie nakładało dodatkowych wymogów związa-

nych z organizacją udzielenia świadczeń zdro-

wotnych, jak również nie będzie wymagać do-

datkowych nakładów związanych np. z potrzebą 

przeszkolenia personelu, opracowaniem no-

wych wytycznych klinicznych czy też zasad 

zmiany diagnostyki. 

Wnioskowane objęcie refundacją produktu Re-

blozyl w programie leczenia dorosłych pacjen-

tów z zespołami mielodysplastycznymi z towa-

rzyszącą niedokrwistością zależną od transfuzji 

pozwoli na rozszerzenie spektrum dostępnych 

terapii. Biorąc pod uwagę wyższą skuteczność 

schematu LUS nad komparatorami, przyczyni 

się do uzyskania w populacji docelowej dodat-

kowych korzyści zdrowotnych mierzonych w zy-

skanych latach życia skorygowanych o jakość. 
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1 Cel analizy 

Analizę wpływu na budżet przeprowadzono w celu określenia prawdopodobnych wydatków podmiotu 

zobowiązanego do finansowania świadczeń ze środków publicznych (Narodowego Funduszu Zdrowia) 

w przypadku podjęcia decyzji o objęciu refundacją luspaterceptu (produkt leczniczy Reblozyl) stosowa-

nego u dorosłych w leczeniu niedokrwistości zależnej od przetoczeń z powodu zespołów mielodyspla-

stycznych (ang. myelodysplastic syndromes, MDS) o ryzyku bardzo niskim, niskim i średnim, w związku 

z rozszerzeniem wskazań w programie lekowym i objęciem refundacją chorych nieleczonych lekami sty-

mulującymi erytropoezę (ESA) oraz chorych, u których wystąpiła niedostateczna odpowiedź na ESA, lub 

którzy nie kwalifikują się do takiego leczenia, bez pierścieniowatych syderoblastów. 

Analiza została wykonana na zlecenie firmy Bristol-Myers Squibb Sp. z o.o., w związku z planowanym 

złożeniem do ministra właściwego do spraw zdrowia wniosku o objęcie refundacją produktu leczniczego 

Reblozyl w następującej prezentacji: 

• Reblozyl (luspatercept), proszek do sporządzania roztworu do wstrzykiwań, 25 mg (kod GTIN: 

07640133688244), 

• Reblozyl (luspatercept), proszek do sporządzania roztworu do wstrzykiwań, 75 mg (kod GTIN: 

07640133688251), 

w ramach proponowanego programu lekowego B.142. „Leczenie dorosłych pacjentów z zespołami mie-

lodysplastycznymi z towarzyszącą niedokrwistością zależną od transfuzji (ICD-10: D46.0, D46.1)”. Zapisy 

projektu programu lekowego przedstawiono w APD Reblozyl 2024. 

2 Metodyka 

Populację docelową analizy stanowią chorzy z niedokrwistością zależną od przetoczeń z powodu zespo-

łów mielodysplastycznych z: 

• w przebiegu nowotworów mielodysplastycznych (MDS) o bardzo niskim, niskim lub pośrednim 

ryzyku wg R-IPSS; 

• niedokrwistością zależną od przetoczeń (≥3 jednostki kkcz w ciągu 16 tygodni) przed kwalifikacją 

do programu; 
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• jeśli do programu kwalifikowane są kobiety mogące zajść w ciążę muszą stosować skuteczną 

metodę antykoncepcji w trakcie leczenia i przez okres co najmniej 3 miesięcy po przyjęciu ostat-

niej dawki leku. 

Szczegółowy zapis programu lekowego przedstawiono w analizie problemu decyzyjnego APD Reblo-

zyl 2024.  

Wykonana analiza obejmuje następujące etapy obliczeniowe: 

• oszacowanie liczebności populacji docelowej dla produktu leczniczego Reblozyl we wnioskowa-

nym wskazaniu, w kolejnych latach założonego horyzontu czasowego; 

• określenie pozycji rynkowej (udziałów) technologii stosowanych we wnioskowanym wskazaniu, 

w dwóch alternatywnych scenariuszach: istniejącym [odzwierciedlającym stan aktualny, tj. brak 

refundacji luspaterceptu w leczeniu chorych nieleczonych lekami stymulującymi erytropoezę 

(ESA) oraz o chorych, u których wystąpiła niedostateczna odpowiedź na leczenie lekami stymu-

lującymi erytropoezę (ESA), lub którzy nie kwalifikują się do takiego leczenia, bez pierścieniowa-

tych syderoblastów (populacja RS-; tj. <15% syderoblastów pierścieniowatych lub <5% sydero-

blastów pierścieniowatych w przypadku obecności mutacji SF3B1) oraz nowym (stan po wpro-

wadzeniu wnioskowanego programu lekowego); 

• oszacowanie kosztów opcjonalnych strategii leczenia stosowanych w populacji docelowej; 

• prognoza wydatków podmiotu zobowiązanego do finansowania świadczenia ze środków pu-

blicznych w porównywanych scenariuszach – istniejącym i nowym, oraz dodatkowych (inkre-

mentalnych) wydatków płatnika wynikających z realizacji scenariusza nowego, z wyszczególnie-

niem składowej kosztu stanowiącego kwotę refundacji produktu Reblozyl. 

W toku przygotowywania analizy wpływu na budżet płatnika w pierwszej kolejności poszukiwano danych 

źródłowych odnoszących się do populacji polskiej, natomiast w przypadku ich braku wykorzystano dane 

pochodzące z odnalezionych w wyniku przeglądu literaturowego opracowań światowych. 

Analizę przeprowadzono w wariantach: podstawowym (najbardziej prawdopodobnym), minimalnym 

i maksymalnym. Warianty skrajne, tj. wariant minimalny i maksymalny, oparto o alternatywne udziały 

stosowania terapii w leczeniu niedokrwistości z powodu MDS. W ramach walidacji modelu przeprowa-

dzono również analizę wrażliwości, w której zmieniano wartości istotnych parametrów modelu i gene-

rowano wyniki przy nowych ustawieniach.  
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Model wpływu na budżet przygotowano w arkuszu kalkulacyjnym programu Microsoft Office Excel. 

W załączonym arkuszu obliczeniowym wszystkie obliczenia przeprowadzono bez zaokrąglania poszcze-

gólnych wartości, natomiast w niniejszym dokumencie, dla zachowania przejrzystości prezentacji wyni-

ków i założeń, przedstawiono wartości zaokrąglone. 

2.1 Porównywane scenariusze 

W analizie wpływu na budżet (BIA) porównano prognozowane wydatki płatnika publicznego w dwóch 

alternatywnych scenariuszach: istniejącym (aktualnym) i nowym (przyszłym). 

Scenariusz istniejący obrazuje stan aktualny (obecnie obowiązujący status refundacyjny), zgodnie z któ-

rym produkt leczniczy Reblozyl (luspatercept) jest finansowany wyłącznie we wskazaniu leczenia doro-

słych pacjentów z niedokrwistością zależną od transfuzji z powodu zespołów mielodysplastycznych o ry-

zyku bardzo niskim, niskim i pośrednim z obecnością pierścieniowatych syderoblastów, u których wy-

stąpiła niedostateczna odpowiedź na leczenie erytropoetyną, lub którzy nie kwalifikują się do takiego 

leczenia. Aktualnie we wnioskowanym wskazaniu chorzy mogą otrzymywać w ramach katalogu chemio-

terapii terapię darbepoetyną alfa (DAR), epoetyną alfa (EPA) lub najlepszą opiekę wspomagającą (BSC) 

(MZ 18/09/2024). 

Scenariusz nowy odpowiada sytuacji, w której Minister właściwy do spraw zdrowia wyda pozytywną 

decyzję o rozszerzeniu wskazań w programie lekowym B.142 i objęciem refundacją chorych nieleczo-

nych lekami stymulującymi erytropoezę (ESA) oraz chorych, u których wystąpiła niedostateczna odpo-

wiedź na ESA, lub którzy nie kwalifikują się do takiego leczenia, bez pierścieniowatych syderoblastów. 

W scenariuszu nowym, wnioskowana interwencja zastąpi częściowo lub w całości technologie opcjo-

nalne stosowane w rozważanej populacji docelowej.  

2.2 Perspektywa analizy 

Zgodnie z Wytycznymi Oceny Technologii Medycznych w analizie wpływu na budżet w sytuacji, w której 

nie dochodzi do współpłacenia ze strony świadczeniobiorców lub jest ono z perspektywy pacjenta zni-

kome, można uwzględnić jedynie perspektywę płatnika publicznego (AOTMiT 2016). Ze względu na zni-

kome udziały wydatków świadczeniobiorców w łącznych kosztach leczenia, w szczególności pełne finan-

sowanie ze środków budżetowych technologii wnioskowanej i technologii opcjonalnych (w zakresie pro-

gramu lekowego i chemioterapii), w analizie przyjęto perspektywę podmiotu zobowiązanego do finan-

sowania świadczeń ze środków publicznych (w skrócie: perspektywa płatnika publicznego, PPP), uznając 
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tym samym, że przyjęta w analizie perspektywa jest tożsama z perspektywą wspólną płatnika publicz-

nego i świadczeniobiorców. 

Koszty nie zostały poddane dyskontowaniu, gdyż analiza wpływu na budżet przedstawia przepływ środ-

ków finansowych w czasie (AOTMiT 2016).  

2.3 Horyzont czasowy 

W analizie wpływu na budżet zaleca się stosowanie przedziału czasu wystarczającego do ustalenia rów-

nowagi na rynku (tj. osiągnięcia docelowej stabilnej wielkości sprzedaży bądź liczby leczonych pacjen-

tów) lub obejmującego co najmniej pierwsze 2 lata (tj. 24 miesiące) od daty rozpoczęcia finansowania 

danej technologii medycznej ze środków publicznych (AOTMiT 2016). 

W niniejszej analizie oszacowano jednoroczny wpływ objęcia refundacją leku Reblozyl na budżet płat-

nika w horyzoncie pierwszych dwóch lat od przewidywanej daty wprowadzenia refundacji schematu LUS 

we wnioskowanym wskazaniu, tj. w okresie obowiązywania pierwszej decyzji refundacyjnej dla leku Re-

blozyl w rozważanym wskazaniu. Ponieważ w analizach założono wysokie udziały terapii luspaterceptem 

w pierwszej linii leczenia pacjentów w podgrupie RS+ oraz fakt, że obecnie Reblozyl finansowany jest 

w ramach programu lekowego można uznać, że horyzont czasowy analizy obejmuje osiągnięcie równo-

wagi rynkowej w populacji docelowej. 

Biorąc pod uwagę datę złożenia wniosku oraz przewidywany czas trwania procedury refundacyjnej, jako 

realistyczny termin wprowadzenia refundacji wnioskowanej technologii ustalono 1 stycznia 2026 roku. 

W związku z powyższym, horyzont analizy obejmował pełne lata kalendarzowe 2026-2027.  

W ramach przeprowadzonego modelowania horyzont czasowy podzielono na 12-tygodniowe cykle 

(3 miesiące), w których wyznaczano koszty ponoszone przez płatnika w porównywanych scenariuszach. 

Długość cyklu pozwala na zachowanie spójności z modelem analizy ekonomicznej (AE Reblozyl 2024).  

3 Aktualny sposób finansowania produktu leczniczego Reblozyl oraz 

wnioskowane warunki objęcia refundacją 

Produkt leczniczy Reblozyl® jest obecnie refundowany ze środków płatnika publicznego w ramach pro-

gramu lekowego „B.142. Leczenie dorosłych pacjentów z zespołami mielodysplastycznymi z towarzy-

szącą niedokrwistością zależną od transfuzji (ICD-10: D46.1)” we wskazaniu leczenia dorosłych pacjen-

tów z niedokrwistością zależną od transfuzji z powodu zespołów mielodysplastycznych o ryzyku bardzo 
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• w przebiegu nowotworów mielodysplastycznych (MDS) o bardzo niskim, niskim lub pośrednim 

ryzyku wg R-IPSS; 

• niedokrwistością zależną od przetoczeń (≥3 jednostki kkcz w ciągu 16 tygodni) przed kwalifikacją 

do programu; 

• jeśli do programu kwalifikowane są kobiety mogące zajść w ciążę muszą stosować skuteczną 

metodę antykoncepcji w trakcie leczenia i przez okres co najmniej 3 miesięcy po przyjęciu ostat-

niej dawki leku. 

Wszystkie kryteria włączenia do wnioskowanego programu lekowego opisano szczegółowo w analizie 

problemu decyzyjnego (APD Reblozyl 2024). Kolejne etapy oszacowania liczebności populacji docelowej 

przedstawiono w poniższych punktach. 

4.1 Epidemiologia 

Zgodnie z informacjami udostępnionymi przez NFZ, w oparciu o dane pacjentów z danym rozpoznaniem 

sprawozdanych w ramach systemu ochrony zdrowia finansowanego ze środków publicznych, w 2014 r. 

współczynnik zapadalności na zespoły mielodysplastyczne był równy 3,8/100 000, a chorobowość osza-

cowano na 11,5/100 000 (Budziszewska 2017). Z kolei, w analizie przeprowadzonej w 2012 r. na pod-

stawie danych pacjentów leczonych w 21 ośrodkach hematologicznych, koordynowanych jest przez Sto-

warzyszenie Polskiej Grupy ds. Leczenia Białaczek u Dorosłych (PALG, z ang. Polish Adult Leukemia 

Group) surowy współczynnik chorobowości dla całej analizowanej populacji chorych był równy 6,2/100 

000 osobolat, był wyższy dla mężczyzn (6,86/100 000 osobolat) niż dla kobiet (5,58 /100 000 osobolat) 

(Drozd-Sokołowska 2016). Biorąc pod liczebność populacji Polski w maju 2024 r. równą 37,571 mln osób 

(GUS 2024a) oznacza to, że aktualnie w Polsce na zespoły mielodysplastyczne choruje 2,3-4,3 tys. osób. 

Niedokrwistość jest najczęstszą cytopenią występującą w przebiegu zespołu mielodysplastycznego, 

w momencie diagnozy MDS jest obecna u 80-85% pacjentów. Najczęściej niedokrwistość związana 

z MDS ma charakter normocytarny lub makrocytarny. Rzadziej występuje niedokrwistość mikrocytarna, 

które może być wynikiem nabytej lub wrodzonej hemoglobinopatii lub współistniejącego niedoboru że-

laza. Neutropenia występuje u 40% pacjentów w momencie diagnozy MDS, a w dalszym przebiegu cho-

roby rozwija się u znacznie większego odsetka chorych. Z kolei, małopłytkowość obserwuje się w 35-

45% przypadków zespołu mielodysplastycznego (Steensma 2006). 

W analizie pacjentów z rozpoznaniem MDS, przeprowadzonej przez sekcję MDS Stowarzyszenia Polskiej 

Grupy Ds. Białaczek u Dorosłych (PALG) uwzględniono 966 chorych leczonych w jednym z 24 ośrodków 
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4.3.1 Pacjenci z niedokrwistością zależną od transfuzji z powodu zespo-

łów mielodysplastycznych o ryzyku bardzo niskim, niskim i śred-

nim 

Produkt leczniczy Reblozyl wskazany jest do stosowania u dorosłych w leczeniu niedokrwistości zależnej 

od transfuzji z powodu zespołów mielodysplastycznych o ryzyku bardzo niskim, niskim i średnim. Powyż-

sze wskazanie zgodne jest z wnioskowanym wskazaniem dla produktu leczniczego Reblozyl, w związku 

z czym liczebność populacji docelowej odpowiada populacji oszacowanej w Rozdziale 4.2. 

4.3.1 Pacjenci z niedokrwistością związaną z β-talasemią zależną od 

transfuzji i niezależną od transfuzji 

Talasemie to heterogenna grupa genetycznie uwarunkowanych niedokrwistości hemolitycznych wyni-

kających z zaburzeń syntezy białkowych części hemoglobiny (Hb), spowodowanych mutacjami w kodu-

jących je genach, w wyniku których dochodzi do obniżenia lub całkowitego braku ekspresji poszczegól-

nych łańcuchów globin, a w konsekwencji do zachwiania wzajemnych proporcji między różnymi typami 

Hb występującymi u człowieka. Najczęściej zaburzenia dotyczą ekspresji α (alfa)-globiny (α-talasemia) 

lub β (beta)-globiny (β-talasemia), choć występują także talasemie związane z obniżoną syntezą innych 

globin, na przykład δ (delta)-globiny. Szacuje się, że co roku rodzi się około 60 tysięcy nowych nosicieli 

β-talasemii, a w sumie około 1,5% ogólnej populacji ludzkiej na ziemi (Turowski 2013). W Europie cho-

robowość na β-talasemię zawiera się w przedziale od 1 na 100 tys. osób (Austria, Finlandia, Irlandia, 

Portugalia, Hiszpania) do 563 na 100 tys. osób na Cyprze. W Niemczech chorobowość wynosi 3 na 

100 tys. osób, natomiast we Francji czy Danii – 4 na 100 tys. osób. (Kattamis 2020). Z racji nieodnalezie-

nia polskich danych dotyczących chorobowości na β-talasemię odpowiednie wydaje się wykorzystanie 

danych dla krajów bezpośrednio graniczących z Polską, dlatego liczebność chorych na β-talasemię w Pol-

sce obliczono wykorzystując dane dla Niemiec. Biorąc pod liczebność populacji Polski w maju 2024 r. 

równą 37,571 mln osób (GUS 2024a) aktualna liczba pacjentów chorych na β-talasemię wynosi 1 503. 

4.4 Oszacowanie populacji, w której wnioskowana technologia jest 

obecnie stosowana 

Aktualnie produkt leczniczy Reblozyl jest stosowany w Polsce od 1 stycznia 2023 r. we wskazaniu lecze-

nia dorosłych pacjentów z niedokrwistością zależną od transfuzji z powodu zespołów mielodysplastycz-

nych o ryzyku bardzo niskim, niskim i pośrednim z obecnością pierścieniowatych syderoblastów, u któ-

rych wystąpiła niedostateczna odpowiedź na leczenie erytropoetyną, lub którzy nie kwalifikują się do 
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takiego leczenia (MZ 18/09/2024). W danych raportowanych przez NFZ na koniec II półrocza 2023 r. 

liczba pacjentów leczonych luspaterceptem w ramach programu lekowego „B.142. Leczenie dorosłych 

pacjentów z zespołami mielodysplastycznymi z towarzyszącą niedokrwistością zależną od transfuzji 

(ICD-10: D46.1)” wynosiła 145 osób (UR NFZ 5/2024/IV). 

5 Struktura udziałów w liczbie leczonych pacjentów 

W kolejnych dwóch podrozdziałach przedstawiono udziały rynkowe przyjęte odpowiednio w scenariu-

szu istniejącym (brak refundacji leku Reblozyl we wskazaniu leczenia chorych nieleczonych lekami sty-

mulującymi erytropoezę (ESA) oraz chorych, u których wystąpiła niedostateczna odpowiedź na ESA, lub 

którzy nie kwalifikują się do takiego leczenia, bez pierścieniowatych syderoblastów w ramach programu 

lekowego i tym samym przedłużenie obowiązującej praktyki klinicznej na kolejne lata horyzontu czaso-

wego analizy) oraz nowym, przedstawiającym sytuację, w której lek Reblozyl w opisanym wskazaniu 

otrzymuje pozytywną decyzję refundacyjną. 

5.1.1 Scenariusz istniejący 

Obecnie chorzy nieleczeni lekami stymulującymi erytropoezę, spełniający kryteria do zastosowania te-

rapii mogą otrzymać leczenie darbepoetyną alfa lub epoetyną alfa w ramach katalogu chemioterapii 

(MZ 18/09/2024). 

Chorzy, u których wystąpiła niedostateczna odpowiedź na leczenie lekami stymulującymi erytropoezę 

(ESA), lub którzy nie kwalifikują się do takiego leczenia, bez pierścieniowatych syderoblastów (populacja 

RS-; tj. <15% syderoblastów pierścieniowatych lub <5% syderoblastów pierścieniowatych w przypadku 

obecności mutacji SF3B1) otrzymują najlepszą opiekę wspomagającą (BSC), natomiast w pacjenci z sy-

deroblastami pierścieniowatymi (MDS-RS definiowane jest przy ≥15% syderoblastów pierścieniowatych 

lub ≥5% syderoblastów pierścieniowatych w przypadku obecności mutacji SF3B1) mogą być leczeni 

luspaterceptem lub otrzymać najlepszą opiekę wspomagającą. 

W oparciu o dane o kwocie refundacji produktów leczniczych opublikowaną przez Departament Gospo-

darki Lekami (DGL) określono, że kwota refundacji leku Binocrit (epoetyna alfa) wynosiła w kwietniu 

2024 r. 66 009,91 zł (DGL 02/07/2024), natomiast w maju 2024 r. 77 246,23 zł (DGL 07/08/2024). Biorąc 

pod uwagę cenę hurtową brutto produktu Binocrit, roztwór do wstrzykiwań, 5000 j.m./0,5 ml, 6 amp.-

strz.po 0,5 ml równą 686,88 zł (MZ 18/09/2024) oznacza to, że w okresie od styczeń-kwiecień 2024 r. 

zrefundowano 96 opakowań Binocrit, natomiast w okresie styczeń-maj 2024 r. – 112 opakowań, 
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Parametry dotyczące średniej masy pacjentów oraz powierzchni ciała wykorzystano do obliczenia zuży-

cia leków stosowanych w leczeniu MDS. 

6.2 Struktura modelu obliczeniowego 

Do przeprowadzenia obliczeń na potrzeby analizy wpływu na budżet sporządzono model obliczeniowy 

bazujący na modelu ekonomicznym wykorzystanym w obliczeniach do AE Reblozyl 2024. Model ma 

strukturę modelu Markova z wyszczególnieniem 7 stanów zdrowia, w których mogą znajdować się pa-

cjenci: 

• odpowiedź na pierwszą linię leczenia definiowaną jako uzyskanie RBC-TI, przy jednoczesnym 

utrzymaniu stężenia hemoglobiny ≥1,5 g/dl, 

• brak odpowiedzi na pierwszą linię leczenia (TD), 

• druga linia leczenia pacjentów z odpowiedzią na leczenie w ramach pierwszej linii leczenia, 

• druga linia leczenia pacjentów z brakiem odpowiedzi na leczenie w ramach pierwszej linii lecze-

nia, 

• progresja choroby do zespołów mielodysplastycznych o wysokim ryzyku (HrMDS), 

• progresja choroby do ostrej białaczki szpikowej (AML), 

• zgon pacjenta. 

Graficznie strukturę modelu przedstawiono na poniższym wykresie. 
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COMMANDS, do których dopasowano standardowo stosowane modele parametryczne. Dopasowane 

krzywe do ramienia LUS i EPA przedstawiono na dwóch kolejnych wykresach. 

Wykres 2. Dopasowanie modeli parametrycznych do krzywych KM dla TTD – pacjenci TI, ramię LUS (po-
pulacja ITT). 

 

Wykres 3. Dopasowanie modeli parametrycznych do krzywych KM dla TTD – pacjenci TI, ramię EPA (po-
pulacja ITT). 

 

W poniższej tabeli przedstawiono ocenę dopasowania krzywych na podstawie kryteriów AIC i BIC. 
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6.4.3 Podgrupa RS- 

Obliczenia na potrzeby analizy wpływu na budżet płatnika przeprowadzono niezależnie w podgrupie 

pacjentów z obecnością oraz brakiem syderoblastów. W dostępnych wynikach z badania COMMANDS 

nie odnaleziono danych umożliwiających bezpośrednie oszacowanie czasu do rozpoczęcia drugiej linii 

leczenia w podgrupie RS-, z tego względu do estymacji krzywych u pacjentów z odpowiedzią na leczenie 

wykorzystano krzywe właściwe dla populacji ITT i podgrupy RS+.  

Korzystając z modeli parametrycznych dopasowanych do krzywych Kaplana-Meiera dla populacji ITT 

(zob. Rozdział 6.4.1) oraz podgrupy RS+ (zob. Rozdział 6.4.2) obliczono czas przebywania pacjentów 

w danym stanie zgodnie ze wzorem przedstawionym w Rozdziale 6. 

Uzyskane krzywe właściwe dla podgrupy RS- zestawiono z krzywymi dopasowanymi do populacji ITT 

i RS+. 

Wykres 6. Zestawienie krzywych TTD w populacjach ITT, RS+ i RS- (ramię LUS). 
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Wykres 7. Zestawienie krzywych TTD w populacjach ITT, RS+ i RS- (ramię EPA). 

 

Wykres 8. Zestawienie krzywych TTD w populacjach ITT, RS+ i RS- (ramię DAR). 

 

Na podstawie powyższych modeli parametrycznych obliczono prawdopodobieństwo rozpoczęcia dal-

szych linii leczenia u pacjentów z odpowiedzią na leczenie. 

6.5 Czas do zakończenia dalszej linii leczenia 

W analizie założono, że wszyscy pacjenci przerywający leczenie w trakcie pierwszej linii (m.in. z powodu 

progresji choroby) i pozostający przy życiu przechodzą do stanu dalszego leczenia niedokrwistości.  
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6.7 Przeżycie całkowite (OS) 

6.7.1 Populacja ITT 

Śmiertelność pacjentów w modelu dla pierwszych 24 tygodni określono na podstawie danych z badania 

COMMANDS, niezależnie od stosowanego schematu oraz linii leczenia (jednakowe prawdopodobień-

stwo zgonu dla wszystkich pacjentów). Po 24 tygodniu oceny odpowiedzi na leczenie krzywe Kaplana-

Meiera z badania COMMANDS poddano stratyfikacji ze względu na status odpowiedzi na leczenie z wy-

korzystaniem modeli parametrycznych dopasowanych wspólnie do krzywych czasu leczenia. Szczegóły 

dotyczące modelowania przeżycia całkowitego przedstawiono poniżej. 

Na kolejnych wykres (Wykres 10, Wykres 11, Wykres 12, Wykres 13) przedstawiono dopasowanie mo-

deli parametrycznych do krzywych Kaplana-Meiera z badania COMMANDS dla populacji ITT zarówno 

u pacjentów z odpowiedzią na leczenie jak i z brakiem odpowiedzi. 

Wykres 10. Dopasowanie modeli parametrycznych do krzywych Kaplana-Meiera dla OS u pacjentów 
z odpowiedzią na leczenie– populacja ITT (luspatercept). 
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Wykres 11. Dopasowanie modeli parametrycznych do krzywych Kaplana-Meiera dla OS u pacjentów 
z odpowiedzią na leczenie – populacja ITT (epoetyna alfa). 

 

Wykres 12. Dopasowanie modeli parametrycznych do krzywych Kaplana-Meiera dla OS u pacjentów 
z brakiem odpowiedzi na leczenie– populacja ITT (luspatercept). 
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dostępne dane za 2023 r.) tak, by śmiertelność chorych z MDS nie była niższa niż w przypadku populacji 

ogólnej. Analogiczne założenia zostały przyjęte w ramieniu darbepoetyny alfa. 

6.7.1 Podgrupa RS+ 

Śmiertelność pacjentów w modelu dla pierwszych 24 tygodni określono na podstawie danych z badania 

COMMANDS, niezależnie od stosowanego schematu oraz linii leczenia (jednakowe prawdopodobień-

stwo zgonu dla wszystkich pacjentów). Po 24 tygodniu oceny odpowiedzi na leczenie krzywe Kaplana-

Meiera z badania COMMANDS poddano stratyfikacji ze względu na status odpowiedzi na leczenie z wy-

korzystaniem modeli parametrycznych dopasowanych wspólnie do krzywych czasu leczenia. Szczegóły 

dotyczące modelowania przeżycia całkowitego przedstawiono poniżej. 

Na kolejnych wykres (Wykres 14, Wykres 15, Wykres 16, Wykres 17) przedstawiono dopasowanie mo-

deli parametrycznych do krzywych Kaplana-Meiera z badania COMMANDS dla podgrupy RS+ zarówno 

u pacjentów z odpowiedzią na leczenie jak i z brakiem odpowiedzi. 

Wykres 14. Dopasowanie modeli parametrycznych do krzywych Kaplana-Meiera dla OS u pacjentów 
z odpowiedzią na leczenie– luspatercept (podgrupa RS+). 
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Wykres 15. Dopasowanie modeli parametrycznych do krzywych Kaplana-Meiera dla OS u pacjentów 
z odpowiedzią na leczenie – epoetyna alfa (podgrupa RS+). 

 

Wykres 16. Dopasowanie modeli parametrycznych do krzywych Kaplana-Meiera dla OS u pacjentów 
z brakiem odpowiedzi na leczenie– luspatercept (podgrupa RS+). 
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chorych z MDS nie była niższa niż w przypadku populacji ogólnej. Analogiczne założenia zostały przyjęte 

w ramieniu darbepoetyny alfa. 

6.7.2 Podgrupa RS- 

Obliczenia na potrzeby analizy wpływu na budżet płatnika przeprowadzono niezależnie w podgrupie 

pacjentów z obecnością oraz brakiem syderoblastów. W dostępnych wynikach z badania COMMANDS 

nie odnaleziono danych umożliwiających bezpośrednie oszacowanie czasu do rozpoczęcia drugiej linii 

leczenia w podgrupie RS-, z tego względu do estymacji krzywych u pacjentów z odpowiedzią na leczenie 

wykorzystano krzywe właściwe dla populacji ITT i podgrupy RS+.  

Korzystając z modeli parametrycznych dopasowanych do krzywych Kaplana-Meiera dla populacji ITT 

(zob. Rozdział 6.4.1) oraz podgrupy RS+ (zob. Rozdział 6.4.2) obliczono czas przebywania pacjentów 

w danym stanie zgodnie ze wzorem przedstawionym w Rozdziale 6. 

Uzyskane krzywe właściwe dla podgrupy RS- zestawiono z krzywymi dopasowanymi do populacji ITT 

i RS+. 

Wykres 18. Krzywe parametryczne dla OS u pacjentów z brakiem odpowiedzi na leczenie– podgrupa RS- 
(LUS). 
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Wykres 19. Krzywe parametryczne dla OS u pacjentów z brakiem odpowiedzi na leczenie– podgrupa RS- 
(EPA). 

 

Wykres 20. Krzywe parametryczne dla OS u pacjentów z odpowiedzią na leczenie–podgrupa RS- (LUS). 
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Wykres 21. Krzywe parametryczne dla OS u pacjentów z odpowiedzią na leczenie–podgrupa RS- (EPA). 

 

Na podstawie powyższych modeli parametrycznych obliczono prawdopodobieństwo rozpoczęcia dal-

szych linii leczenia u pacjentów z odpowiedzią na leczenie. 

6.7.3 Dalsze linie leczenia 

Krzywe przeżycia całkowitego dla pacjentów z odpowiedzią i z brakiem odpowiedzi na leczenie podczas 

kolejnych linii leczenia zaczerpnięto z badania MEDALIST dla terapii luspaterceptem pacjentów z niedo-

krwistością wymagającą transfuzji krwinek czerwonych (≥2 jednostki/8 tygodni) z powodu zespołów 

mielodysplastycznych o ryzyku bardzo niskim, niskim lub średnim według oceny na podstawie IPSS-R, 

z obecnością pierścieniowatych syderoblastów (≥15%), którzy otrzymali wcześniejsze leczenie ESA z nie-

dostateczną odpowiedzią, nie spełniali kryteriów kwalifikacyjnych do leczenia z zastosowaniem ESA (pa-

cjenci, w przypadku których stwierdzono znikome prawdopodobieństwo odpowiedzi na leczenie z za-

stosowaniem ESA w postaci stężenia erytropoetyny w surowicy (EPO) wynoszącego >200 U/l) lub wyka-

zywali nietolerancję na leczenie ESA. Dla pierwszych 24 tygodni (2 cykle) do modelowania czasu przeży-

cia całkowitego wykorzystano bezpośrednio krzywe Kaplana-Meiera dla pacjentów zależnych od trans-

fuzji. Dla dalszego okresu wykorzystano dopasowany wcześniej do danych z badania MEDALIST z okresu 

powyżej 24 tygodnia model parametryczny Weibulla. Rozkład przeżycia całkowitego w dalszych liniach 

leczenia prezentuje wykres poniżej. 
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Wykres 22. Rozkład przeżycia całkowite pacjentów otrzymujących dalsze linie leczenia. 

 

Estymowane przeżycie całkowite skorygowano o przeżycie ludności w populacji ogólnej (GUS 2024, do-

stępne dane za 2023 r.) tak, by śmiertelność chorych z MDS nie była niższa niż w przypadku populacji 

ogólnej. Czas przeżycia w trakcie dalszego leczenia estymowano niezależnie od terapii stosowanej w ra-

mach pierwszej linii 

Szczegółowe rozkłady przebywania pacjentów w poszczególnych stanach na etapie dalszego leczenia 

przedstawiają Wykres 23 i Wykres 24. 
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Wykres 23. Rozkład przebywania pacjentów w poszczególnych stanach zdrowotnych – dalsze leczenie 
(ramię LUS). 

 

Wykres 24. Rozkład przebywania pacjentów w poszczególnych stanach zdrowotnych – dalsze leczenie 
(ramię BSC). 

 

7 Analiza kosztów 

W analizie wpływu na budżet uwzględniono następujące kategorie bezpośrednich kosztów medycznych: 

• koszty porównywanych interwencji (LUS, EPA, DAR, BSC), 
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• koszty podania leków, 

• koszty diagnostyki i monitorowania leczenia, 

• koszty leczenia zaostrzeń choroby (HrMDS, AML), 

• koszty przetoczeń KKCz i terapii ICT, 

• koszty leczenia zdarzeń niepożądanych. 

Nie uwzględniono przy tym kosztów ponoszonych przez pacjenta, a także kosztów pośrednich, co jest 

zgodne z przyjętą w analizie perspektywą płatnika publicznego. 

Uwzględnione w analizie ceny jednostkowe leków obecnie refundowanych pochodzą z najbardziej ak-

tualnych danych NFZ, MZ i danych przetargowych: 

o obwieszczenia Ministra Zdrowia na 1 października 2024 r. (MZ 18/09/2024), 

o platforma zakupowa dla podmiotów publicznych (platformazakupowa.pl), 

o komunikat dotyczący średniego kosztu rozliczenia wybranych substancji czynnych stosowanych 

w programach lekowych i chemioterapii za okres od stycznia 2018 r. do czerwca 2024 r. 

(DGL 28/08/2024), 

o raport refundacyjny o wielkości kwoty refundacji i pozostałych parametrów określonych 

w ustawie leków, środków spożywczych specjalnego przeznaczenia żywieniowego oraz jed-

nostkowych wyrobów medycznych za styczeń–grudzień 2023 r. (DGL 01/03/2024), 

o raport refundacyjny o wielkości kwoty refundacji i pozostałych parametrów określonych 

w ustawie leków, środków spożywczych specjalnego przeznaczenia żywieniowego oraz jed-

nostkowych wyrobów medycznych za styczeń–czerwiec 2024 r. (DGL 02/09/2024), 

o Uchwała Rady NFZ z dnia 02.04.2024 w sprawie przyjęcia okresowego Sprawozdania z działal-

ności Narodowego Funduszu Zdrowia za IV kwartał 2023 r. (UR NFZ 02/04/2024). 

W związku z opublikowaniem przez AOTMiT raportu w sprawie zmiany sposobu lub poziomu finanso-

wania świadczeń opieki zdrowotnej w związku ze wzrostem najniższego wynagrodzenia (AOT-

MiT WT.543.5.2024) oraz rekomendacji prezesa AOTMiT w sprawie zmiany sposobu lub poziomu finan-

sowania świadczeń opieki zdrowotnej (AOTMiT 13/06/2024) w analizie uwzględniono ceny punktów 
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7.2 Zużycie leków i koszt cyklu leczenia 

Średnią liczbę zużytych jednostek substancji czynnych w przeliczeniu na 12-tygodniowy cykl modelu ob-

liczono jako iloczyn liczby zużytych jednostek (miligramów) zgodnie z planowanym dawkowaniem po-

szczególnych substancji czynnych. 

Planowe dawki luspaterceptu, epoetyny alfa i darbepoetyny przyjęto następująco: 

• zgodnie ChPL Reblozyl 2024 zalecana początkowa dawka luspaterceptu wynosi 1,0 mg/kg mc. 

raz na 3 tygodnie. Jeżeli po co najmniej 2 kolejnych dawkach 1,0 mg/kg mc. pacjent jest nadal 

zależny od transfuzji czerwonych krwinek lub nie osiągnie stężenia Hb wynoszącego ≥10 g/dl, 

a zwiększenie stężenia Hb wynosić będzie <1 g/dl dawkę należy zwiększyć do 1,33 mg/kg mc. 

Jeżeli po co najmniej 2 kolejnych dawkach 1,33 mg/kg mc. pacjent jest nadal zależny od trans-

fuzji czerwonych krwinek lub nie osiągnie stężenia Hb wynoszącego ≥10 g/dl, a zwiększenie stę-

żenia Hb wynosić będzie <1 g/dl dawkę należy zwiększyć do 1,75 mg/kg mc., 

• zgodnie z ChPL Binocrit 2024 początkowa dawka epoetyny alfa wynosi 150 j.m./kg mc. 3 razy 

w tygodniu lub alternatywnie 450 j.m./kg mc. raz w tygodniu. Następnie dawkowanie należy 

odpowiednio dostosować w celu utrzymania stężeń hemoglobiny w wymaganym zakresie 10-

12 g/dl, 

• zgodnie z ChPL Aranesp 2024 zaleca się stosowanie dawki początkowej darbepoetyny alfa wy-

noszącej 500 μg (6,75 μg/kg mc.), podawanej raz na trzy tygodnie lub można również podawać 

dawkę 2,25 μg/kg mc. raz na tydzień. Jeśli cel leczenia danego pacjenta został osiągnięty, dawkę 

należy zmniejszyć o 25-50% tak, by mieć pewność, że aby utrzymać stężenie hemoglobiny po-

zwalające opanować objawy niedokrwistości, produkt Aranesp podawany jest w najmniejszej 

zatwierdzonej dawce. Należy uwzględnić właściwe dostosowanie dawki w zakresie od 500 μg, 

przez 300 μg do 150 μg. 

W poniższej tabeli przedstawiono zestawienie zużycie substancji czynnych stosowanych w leczeniu nie-

dokrwistości. W obliczeniach uwzględniono udziały poszczególnych dawek na podstawie badania COM-

MANDS.  
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Wykres 35. Wyniki analizy wrażliwości, wariant bez RSS. 

 

Analogicznie jak w wariancie z uwzględnieniem instrumentu dzielenia ryzyka największa różnicę wyni-

ków względem analizy podstawowej uzyskano w scenariuszu zakładającym obniżenie masy ciała pacjen-

tów (-10,0% w Roku 1 i -11,9% w Roku 2), z kolei największy wzrost wyniku inkrementalnego otrzymano 

w scenariuszu przyjmującym zapadalność z PTOK 2020 do oszacowania populacji docelowej. 

12 Aspekty etyczne i społeczne 

Finansowanie produktu leczniczego Reblozyl ze środków publicznych nie wymaga dodatkowych nakła-

dów, związanych np. z potrzebą przeszkolenia personelu, pacjentów lub ich opiekunów, opracowaniem 

nowych wytycznych klinicznych, zmiany zasad diagnostyki, itd. Decyzja dotycząca finansowania pro-

duktu leczniczego Reblozyl ze środków publicznych nie oddziałuje w jakikolwiek sposób na prawa pa-

cjenta czy też prawa człowieka, nie wiąże się również ze szczególnymi wymogami w stosunku do pa-

cjenta. Podsumowując wpływ na aspekty społeczne i etyczne, a także organizacyjne i prawne, nie ziden-

tyfikowano żadnych potencjalnych problemów związanych z finansowaniem ze środków publicznych 

rozważanej technologii (Tabela 70). 
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wprowadzenie wnioskowanej technologii spowoduje wzrost wydatków płatnika o       

    w Roku 2, przy założeniu zastosowania instrumentu dzielenia ryzyka, który polega na 

obniżeniu ceny każdego zrefundowanego opakowania tego produktu leczniczego (mechanizm raba-

towy).  

Punktem wyjściowym do oszacowania populacji docelowej była liczebność populacji Polski w latach 

2020-2024 oraz prognozy na dalsze lata wg Głównego Urzędu Statystycznego, na podstawie których 

przeprowadzono ekstrapolację na lata horyzontu czasowego analizy. Następnie na podstawie danych 

literaturowych oszacowano zapadalność oraz chorobowość na zespoły mielodysplastyczne w Polsce. 

Dane o zapadalności posłużyły do obliczenia liczby nowych pacjentów z niedokrwistością z powodu MDS, 

kwalifikujących się do leczenia ESA, natomiast na podstawie chorobowości określono liczebność pacjen-

tów bez obecności pierścieniowatych syderoblastów, u których wystąpiła niedostateczna odpowiedź na 

leczenie erytropoetyną, lub którzy nie kwalifikują się do takiego leczenia. Bazując na badaniu Papaem-

manuil 2013 odrębnie oszacowano populację z obecnością oraz brakiem syderoblastów, po czym na 

podstawie publikacji Mądry 2015 określono udziały pacjentów zależnych od przetoczeń koncentratu 

krwinek czerwonych oraz z ryzykiem bardzo niskim, niskim i średnim. Jako że obecnie produkt leczniczy 

Reblozyl jest refundowany we wskazaniu leczenia dorosłych pacjentów z niedokrwistością zależną od 

transfuzji z powodu zespołów mielodysplastycznych o ryzyku bardzo niskim, niskim i pośrednim z obec-

nością pierścieniowatych syderoblastów, u których wystąpiła niedostateczna odpowiedź na leczenie 

erytropoetyną, lub którzy nie kwalifikują się do takiego leczenia założono, że w przyjętym horyzoncie 

czasowym w tej podgrupie pacjentów nie będzie pacjentów oczekujących na leczenie, w związku z czym 

pacjenci będą rozpoczynali leczenie luspaterceptem po zakończeniu terapii w trakcie pierwszej linii le-

czenia niedokrwistości. Na tej podstawie oszacowano, że do pierwszej linii leczenia kwalifikować się bę-

dzie ok.   pacjentów rocznie w podgrupie MDS RS+ i ok.       . 

Z kolei w podgrupie pacjentów, u których wystąpiła niedostateczna odpowiedź na leczenie erytropoet-

yną, lub którzy nie kwalifikują się do takiego leczenia wynosi ok.   rocznie w podgrupie MDS RS+ oraz 

       Roku 2 w podgrupie MDS RS-. 

Oszacowanie kosztów ponoszonych przez płatnika oraz ilość zużywanych w trakcie leczenia zasobów 

(leków, świadczeń opieki zdrowotnej) oparto na analizie kosztów wykonanej w ramach przeprowadzo-

nej równolegle analizy ekonomicznej (AE Reblozyl 2024), co zapewnia spójność pomiędzy obliczeniami 

przeprowadzonymi w analizie wpływu na budżet oraz w analizie ekonomicznej. 

Najważniejsze ograniczenia analizy wymieniono w kolejnych podpunktach. 
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Udziały stosowania luspaterceptu w populacji docelowej 

Udziały luspaterceptu w scenariuszu nowym dla pierwszej linii leczenia podgrupie MDS RS+ przyjęto 

arbitralnie na poziomie  w pierwszych dwóch latach horyzontu czasowego, z kolei w podgrupie 

MDS RS- zarówno w pierwszej jak i dalszych liniach leczenia udziały LUS przyjęto na poziomie  

rocznie.             

              

  W przypadku pacjentów w podgrupie pacjentów bez obecności syderoblastów, niższe 

udziały w porównaniu z podgrupą pacjentów z obecnością syderoblastów wynikają   

       zob. AKL Reblozyl 2024) oraz  

      , u których wystąpiła niedo-

stateczna odpowiedź na leczenie lekami stymulującymi erytropoezę (ESA), lub którzy nie kwalifikują się 

do takiego leczenia, bez pierścieniowatych syderoblastów (populacja RS-; tj. <15% syderoblastów pier-

ścieniowatych lub <5% syderoblastów pierścieniowatych w przypadku obecności mutacji SF3B1). Należy 

jednak zaznaczyć, że prognozowane udziały zostały przedstawione w ramach badania ankietowego pol-

skim ekspertom klinicznym, którzy zaakceptowali powyższe wartości. 

Liczebność pacjentów, u których wystąpiła niedostateczna odpowiedź na leczenie erytropoetyną, lub 
którzy nie kwalifikują się do takiego leczenia 

Liczebność populacji pacjentów kwalifikujących się do leczenia luspaterceptem w podgrupie MDS RS- 

oszacowano na podstawie oszacowanej chorobowości w Polsce, pomniejszonej o nowych pacjentów 

leczonych luspaterceptem w trakcie pierwszej linii leczenia, natomiast w podgrupie MDS RS+ przyjęto, 

że pacjenci rozpoczynający kolejną linię leczenia będą przechodzili bezpośrednio z pierwszej linii lecze-

nia niedokrwistości z powodu zespołów mielodysplastycznych. Liczba pacjentów uwzględnionych w dal-

szych liniach leczenia bezpośrednio zależy od udziałów poszczególnych terapii w pierwszej linii leczenia 

niedokrwistości oraz oszacowania populacji docelowej leczonej w trakcie pierwszej linii leczenia, co 

może wpływać na niepewność oszacowania. Należy mieć jednak na uwadze, że zarówno udziały jak 

i oszacowanie populacji docelowej wykonano w oparciu o wstępne oszacowanie populacji przedsta-

wione polskim ekspertom klinicznym, którzy zaakceptowali podstawowej założenia przyjęte w oblicze-

niach.  
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Czas leczenia i czas przeżycia całkowitego pacjentów bez obecności syderoblastów 

W badaniu COMMANDS oraz MEDALIST nie były dostępne dane umożliwiające bezpośrednią estymację 

czasu leczenia i czasu przeżycia całkowitego pacjentów bez obecności syderoblastów. Z tego względu 

dane dla pierwszej linii leczenia MDS RS- obliczono na podstawie dostępnych danych dla populacji ITT 

oraz MDS RS+ ważąc je liczbami pacjentów w danej populacji w badaniu COMMANDS. W badaniu kli-

nicznym dla luspaterceptu spośród 363 pacjentów, u 100 stwierdzono brak obecności syderoblastów, 

w związku z czym przyjęta metoda obliczeń w prawidłowy sposób oddaje wyniki dla podgrupy pacjentów 

MDS RS-. W przypadku obliczeń dla drugiej linii leczenia przyjęto założenie, że początkowa odpowiedź 

na leczenie zarówno u pacjentów z obecnością syderoblastów jak i z brakiem obecności syderoblastów 

jest jednakowa, natomiast prawdopodobieństwo zgonu pacjenta przyjęto analogicznie jak w ramieniu 

BSC, dla którego przyjęto krzywe parametryczne jak w modelu elektronicznym zaadaptowanym do pol-

skich warunków na potrzeby równolegle przeprowadzonej analizy ekonomicznej AE Reblozyl 2024. Przy-

jętą krzywą estymowano na podstawie krzywych Kaplana-Meiera z badania MEDALIST, do których 

wspólnie dopasowano model parametryczny Weibulla, w związku z czym wykorzystana w analizie 

wpływu na budżet krzywa OS uwzględnia zarówno efektywność kliniczną luspaterceptu jak i BSC. 

14 Wnioski końcowe 

W chwili obecnej pacjenci z niedokrwistością zależną od transfuzji z powodu zespołów mielodysplastycz-

nych o ryzyku bardzo niskim, niskim i średnim wcześniej nieleczeni czynnikami stymulującymi erytropo-

ezę mogą otrzymać aktywne leczenie darbepoetyną alfa lub epoetyną alfa, przy czym w chwili sporzą-

dzania raportu dostępność na polskim rynku epoetyny alfa jest marginalna, co bezpośrednio ogranicza 

dostępne opcje terapeutyczne dla pacjentów. Z kolei pacjenci z brakiem obecności syderoblastów, nie-

kwalifikujący się do leczenia czynnikami stymulującymi erytropoezę lub z niepowodzeniem takiego le-

czenia w chwili obecnej mogą otrzymać wyłącznie najlepszą opiekę wspomagającą, która w głównej 

mierze polega na przetoczeniu koncentratu krwinek czerwonych.  

Odpowiedzią na wspomniane niezaspokojone potrzeby zdrowotne jest terapia luspaterceptem (produkt 

leczniczy Reblozyl), dla którego wykazano wysoką skuteczność leczenia pacjentów z niedokrwistością 

z powodu MDS. Leczenie luspaterceptem pozwoli na zredukowanie liczby przetoczeń koncentratu krwi-

nek czerwonym, co wpłynie na obciążenie systemu zdrowia oraz poprawi jakość życia pacjentów. 
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Wyniki przeprowadzonej analizy wskazują, że w przypadku podjęcia decyzji o objęciu refundacją pro-

duktu Reblozyl w leczeniu niedokrwistości zależnej od transfuzji z powodu zespołów mielodysplastycz-

nych o ryzyku bardzo niskim, niskim i średnim, wydatki płatnika publicznego wzrosną w stosunku do 

stanu istniejącego o         zł w drugim roku obowiązywania decyzji refun-

dacyjnej (wyniki z uwzględnieniem proponowanego instrumentu dzielenia ryzyka). 

Analiza wariantów skrajnych oraz analiza wrażliwości potwierdziły względną stabilność uzyskanych wy-

ników – w każdym z testowanych scenariuszy z uwzględnieniem RSS objęcie refundacją produktu Reblo-

zyl we wnioskowanej populacji wiąże się z umiarkowanym wzrostem wydatków dla budżetu refundacyj-

nego NFZ. 

Nie zidentyfikowano problemów natury etycznej i społecznej związanych z finansowaniem ze środków 

publicznych rozważanej technologii. Wprowadzenie refundacji produktu leczniczego Reblozyl we wnio-

skowanym wskazaniu nie będzie nakładało dodatkowych wymogów związanych z organizacją udzielenia 

świadczeń zdrowotnych, jak również nie będzie wymagać dodatkowych nakładów związanych np. z po-

trzebą przeszkolenia personelu, opracowaniem nowych wytycznych klinicznych czy też zasad zmiany 

diagnostyki. 

Wnioskowane objęcie refundacją produktu Reblozyl w programie leczenia dorosłych pacjentów z zespo-

łami mielodysplastycznymi z towarzyszącą niedokrwistością zależną od transfuzji pozwoli na rozszerze-

nie spektrum dostępnych terapii. Biorąc pod uwagę wyższą skuteczność schematu LUS nad komparato-

rami, przyczyni się do uzyskania w populacji docelowej dodatkowych korzyści zdrowotnych mierzonych 

w zyskanych latach życia skorygowanych o jakość. 
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Wykres 38. Prognoza zużycia produktu leczniczego Reblozyl – wariant podstawowy, z RSS (podgrupa 
RS+). 

 

Prognozowana w wariancie podstawowym liczba zrefundowanych opakowań produktu Reblozyl (łącznie 

dla prezentacji Reblozyl 25 mg i Reblozyl 75 mg) wyniesie w pierwszym roku  , natomiast w drugim 

roku refundacji –   opakowań.  
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Wykres 39. Oszacowanie populacji docelowej wg zapadalności – badanie ankietowe. 

 

Wykres 40. Oszacowanie populacji docelowej wg chorobowości– badanie ankietowe. 

 

Następnie bazując na powyższych oszacowaniach przedstawiono prognozowane udziały luspaterceptu 

w poszczególnych wskazaniach oraz odpowiadające im liczby pacjentów na terapii w pierwszych dwóch 

latach rozważanego horyzontu czasowego (lata ). Wyniki przedstawione ekspertom klinicz-

nym przedstawiono poniżej. 
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15.4.2 Szablon kwestionariusza 

Tabela 80. Szablon kwestionariusza w badaniu ankietowym. 
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