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Indeks skrótów 

AE Analiza ekonomiczna 

allo-HSCT Allogeniczne przeszczepienie krwiotwórczych komórek macierzystych 
(Allogenic Hematopoetic Stem-Cell Transplantation) 

AML Ostra białaczka szpikowa 
(Acute Myeloid Leukemia) 

AOTMiT Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji 

APD Analiza problemu decyzyjnego 

AW Analiza wrażliwości 

AWA Analiza weryfikacyjna Agencji 

BAT Najlepsza dostępna terapia 
(Best Available Therapy) 

BIA Analiza wpływu na budżet 
(Budget Impact Analysis) 

ChPL Charakterystyka produktu leczniczego 

FED Fedratynib 
(Fedratinib) 

GUS Główny Urząd Statystyczny 

Hgb Hemoglobina 
(Hemoglobin) 

HTA Ocena technologii medycznych 
(Health Technology Assesment) 

MF Mielofibroza 
(Myelofibrosis) 

MMB Momelotynib 
(Momelotinib) 

MZ Ministerstwo Zdrowia 

NFZ Narodowy Fundusz Zdrowia 



Analiza ekonomiczna. Momelotynib (Omjjara®) w leczeniu pacjentów z mielofibtozą pierwotną lub wtórną 

 HTA Consulting 2024 (www.hta.pl) Strona 6 

PrL Program lekowy 

RBCT Przetoczenie krwinek czerwonych 
(Red Blood Cell Transfusion) 

RSS Umowa podziału ryzyka 
(Risk Sharing Scheme) 

RUX Ruksolitynib 
(Ruxolitinib) 

TD Zależny od przetoczeń 
(Transfusion Dependent) 

TI Niezależny od przetoczeń 
(Transfusion Independent) 

TR Wymagający przetoczeń 
(Transfusion Requiring) 
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Streszczenie 

Cel 

Celem analizy wpływu na budżet jest określenie przewidywanych wydatków płatnika publicznego (Narodowy 

Fundusz Zdrowia, NFZ) i pacjentów w przypadku podjęcia pozytywnej decyzji o finansowaniu ze środków 

publicznych produktu leczniczego Omjjara (momelotynib, MMB) w leczeniu dorosłych z mielofibrozą pierwotną i 

wtórną w przebiegu czerwienicy prawdziwej i nadpłytkowości samoistnej z umiarkowaną do ciężkiej anemią. 

Metodyka 

Analizę przeprowadzono z perspektywy płatnika publicznego oraz z perspektywy wspólnej płatnika i pacjentów. 

Uwzględniono 2 letni horyzont czasowy, począwszy od 1 stycznia 2026 roku. W analizie założono, że 

momelotynib będzie finansowany w ramach programu lekowego B.81 „Leczenie chorych na nowotwory 

mieloproliferacyjne Ph (-) (ICD-10: D45, D47.1)”. 

Populację docelową analizy stanowią dorośli pacjenci z mielofibrozą pierwotną i wtórną w przebiegu czerwienicy 

prawdziwej i nadpłytkowości samoistnej z umiarkowaną do ciężkiej anemią, spełniający proponowane kryteria 

kwalifikacji do leczenia momelotynibem w PrL B.81. Kryteria te dotyczą w szczególności wymaganego przy 

kwalifikacji do leczenia momelotynibem ryzyka progresji choroby (pośrednie-1 i wyższe) oraz precyzyjnie definiują 

umiarkowaną i ciężką anemię jako stężenie hemoglobiny <10 g/dl. Wnioskowane wskazanie obejmuje leczenie 

zarówno pacjentów nieleczonych inhibitorami JAK (populacja JAK-naive, 1. linia leczenia w programie), jak i 

pacjentów uprzednio leczonych z zastosowaniem ruksolitynibu (populacja JAK exp, 2. linia leczenia). 

Proponowane kryteria kwalifikacji do leczenia momelotynibem rozszerzają populację pacjentów aktualnie 

kwalifikujących się do programu lekowego B.81 o pacjentów z ryzykiem pośrednim-1, jednocześnie zawężając ją 

do pacjentów z umiarkowaną lub ciężka anemią. 

Liczebność populacji docelowej wyznaczono kompilując dane NFZ dotyczące liczby pacjentów leczonych w 

ramach programu lekowego B.81 za okres 2017-2022 (w szczególności rozpoczynających leczenie w programie 

oraz przerywających leczenie ruksolitynibem), dane literaturowe w zakresie odsetka pacjentów z ryzykiem 

pośrednim-1 leczonych inhibitorami JAK, powodów dyskontynuacji i odsetka pacjentów podejmujących dalsze 

leczenie po przerwaniu leczenia ruksolitynibem, częstości występowania anemii w podgrupach JAK-naive i 

JAK‑exp. W obliczeniach uwzględniono wzrost liczby pacjentów rozpoczynających 1. i 2. linię leczenia w 

programie po zmianach jego zapisów w listopadzie 2023 roku. 

Dawkowanie oraz koszty leków uwzględnionych w niniejszej analizie określono zgodnie z metodyką przyjętą w 

analizie ekonomicznej. Za analizą ekonomiczną w obliczeniach uwzględniono także koszty podania leków, koszty 

monitorowania w programie, koszty stanów zdrowia (w tym monitorowanie poza programem, przetoczenia 

krwinek czerwonych i terapia chelatujaca żelazo), koszty związane z leczeniem zdarzeń niepożądanych, koszty 

kolejnych linii leczenia oraz koszty opieki paliatywnej.  
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W analizie uwzględniono proponowane przez Podmiot Odpowiedzialny zasady umowy podziału ryzyka.  

           

             

          

W scenariuszu istniejącym założono, że momelotynib nie będzie finansowany ze środków publicznych w 

analizowanym wskazaniu. W scenariuszu nowym założono, że momelotynib będzie finansowany ze środków 

publicznych w ramach zmodyfikowanego programu lekowego B.81 począwszy od 1 stycznia 2026 roku. W 

scenariuszu istniejącym rozpowszechnienie terapii finansowanych w programie w populacji JAK-naive określono 

na podstawie opinii eksperckiej przedstawionej w analizie weryfikacyjnej do wniosku do zlecenia nr 162/2021, a w 

populacji w populacji JAK-exp przyjęto zgodnie z zapisami programu lekowego 100% rozpowszechnienie 

fedratynibu. Ponadto założono, że 100% pacjentów z anemią i ryzykiem pośrednim-1 w scenariuszu istniejącym 

stosuje tzw. BAT, czyli najlepszą dostępną terapię refundowaną dla tej grupy. Prognozowane udziały 

momelotynibu w scenariuszu nowym oraz przejmowanie udziałów leków w poszczególnych liniach leczenia 

określono arbitralnie. W przypadku populacji pacjentów z anemią i ryzykiem pośrednim-1 w scenariuszu nowym 

założono 100% rozpowszechnienie momelotynibu w tej podgrupie. 

Wyniki dla obu scenariuszy przedstawiono w postaci wydatków całkowitych oraz z podziałem na poszczególne 

kategorie kosztowe. Dodatkowo przedstawiono wydatki inkrementalne, tj. różnice między wydatkami w 

scenariuszu nowym i istniejącym. Wydatki w scenariuszu nowym oraz wydatki inkrementalne obliczono przy 

uwzględnieniu proponowanych zasad umowy podziału ryzyka oraz bez ich uwzględnienia. Biorąc pod uwagę, że 

wariant bez uwzględnienia RSS nie znajduje odzwierciedlenia w praktyce i został opracowany wyłącznie w celu 

spełnienia wymogów formalnych dla analiz, wyniki w tym wariancie zostały przedstawione w aneksie (rozdz. A.1). 

Wyniki 

Populacja 

Prognozowana liczba pacjentów z populacji docelowej wynosi 339 osoby w roku 2026 oraz 340 osoby w roku 

2027. Liczebność populacji docelowej jest taka sama w scenariuszu istniejącym oraz w scenariuszu nowym.  

W scenariuszu istniejącym żaden pacjent z populacji docelowej nie otrzymuje leczenia z zastosowaniem MMB.  

            

            

Scenariusz istniejący 
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Scenariusz nowy 

             

           

 

                 

                   

             

                   

Wydatki inkrementalne 

        

                 

                   

Wnioski końcowe 

Podjęcie pozytywnej decyzji dotyczącej finansowania momelotynibu ze środków publicznych spowoduje wzrost 

wydatków płatnika publicznego i pacjentów na leczenie pacjentów w populacji docelowej. W celu zmniejszenia 

dodatkowych wydatków płatnika publicznego oraz wychodząc naprzeciw oczekiwaniom Ministra Zdrowia, 

Zamawiający proponuje zawarcie umowy podziału ryzyka        

  

            

             

                  

 Należy przy tym zauważyć, że znaczna część dodatkowych wydatków generowana jest w populacji z 

anemią i ryzykiem pośrednim-1, tj. w populacji, która aktualnie ma dostęp wyłącznie do leków stosowanych w 

ramach BAT – koszty tych leków są stosunkowo niskie, jednak ich skuteczność w leczeniu MF nie została 

potwierdzona w badaniach randomizowanych. Podkreślenia wymaga fakt, że rozpoczęcie finansowania 

momelotynibu przyczyni się do spadku wydatków związanych z koniecznością stosowania przetoczeń krwinek 

czerwonych oraz że wraz z poszerzaniem perspektywy analizy wzrost całkowitych wydatków zmniejsza się. 

Należy także zauważyć, że pacjenci z ML objawiającą się anemią mają ograniczone możliwości stosowania 

leków aktualnie refundowanych w PrL – jest to populacja o niezaspokojonych potrzebach medycznych 

(ang. unmet clinical need), która potrzebuje dostępu do terapii skutecznej zarówno w redukcji objętości śledziony, 

jak i leczenia anemii. Biorąc pod uwagę szeroki zakres fenotypów MF oraz różne potrzeby terapeutyczne 

poszczególnych pacjentów, wprowadzenie nowego produktu do refundacji spowoduje zwiększenie liczby opcji 

terapeutycznych dostępnych dla pacjentów. 
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1. Wprowadzenie do analizy 

1.1. Cel analizy 

Celem analizy wpływu na budżet jest określenie przewidywanych wydatków płatnika publicznego 

(NFZ, Narodowy Fundusz Zdrowia) i pacjentów w przypadku podjęcia pozytywnej decyzji o 

finansowaniu ze środków publicznych produktu leczniczego Omjjara (momelotynib) w leczeniu 

dorosłych z mielofibrozą pierwotną i wtórną w przebiegu czerwienicy prawdziwej i nadpłytkowości 

samoistnej z umiarkowaną do ciężkiej anemią. 

Szczegółowy opis problemu zdrowotnego, interwencji ocenianej i technologii opcjonalnych 

przedstawiono w ramach analizy problemu decyzyjnego (APD) [1]. 

1.2. Stan aktualny 

1.2.1. Aktualna praktyka kliniczna 

Chorzy na mielofibrozę (MF, ang. myelofibrosis), u których nie występuje anemia, powiększona 

śledziona lub inne objawy kliniczne choroby, nie wymagają leczenia. Postępowanie u pacjentów z tej 

grupy polega na ścisłej obserwacji lekarskiej, zgodnie z metodą „watch and wait”. U nielicznych 

pacjentów ze szczególnie niekorzystnym rokowaniem, opcję terapeutyczną może stanowić 

allogeniczne przeszczepienie krwiotwórczych komórek macierzystych (allo-HSCT, ang. allogenic 

hematopoetic stem-cell transplantation). 

W przypadku pozostałych pacjentów, tj. pacjentów objawowych, nie kwalifikujących się do allo-HSCT, 

stosuje się objawowe leczenie cytoredukcyjne. Leczenie to obejmuje zastosowanie leków 

cytostatycznych, immunomodulujących i innych wchodzących w skład tzw. BAT (ang. best available 

treatment) oraz inhibitorów JAK. Dostęp pacjentów do leków stosowanych w ramach BAT 

gwarantowany jest w ramach katalogu chemioterapii lub wykazu otwartego.  

Finansowanie inhibitorów JAK odbywa się w ramach programu lekowego B.81 „Leczenie chorych na 

nowotwory mieloproliferacyjne Ph (-) (ICD-10: D45, D47.1)”, w ramach którego refundowane są 

ruksolitynib (RUX) oraz fedratynib (FED). Do programu B.81 włączani są pacjenci z objawową MF z 

grup ryzyka pośredniego-2 lub wysokiego spełniający szczegółowe kryteria kwalifikacji, a leczenie 

obejmuje dwie linie terapii – w ramach 1. linii leczenia stosowany może być RUX lub FED, zaś 2. linia 

daje możliwość zastosowania FED u pacjentów po niepowodzeniu leczenia RUX.  
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1.4. Założenia analizy 

Analizę przeprowadzono w 2-letnim horyzoncie czasowym, zakładając finansowanie preparatu 

Omjjara ze środków publicznych w ramach proponowanego PrL począwszy od 1 stycznia 2026 roku. 

Długość horyzontu czasowego analizy jest zgodna z wytycznymi AOTMiT. 

Populację docelową w niniejszej analizie zdefiniowano jako dorosłych pacjentów z mielofibrozą 

pierwotną lub wtórną w przebiegu czerwienicy prawdziwej lub nadpłytkowości samoistnej 

spełniających proponowane kryteria kwalifikacji do leczenia MMB w PrL B.81. Kryteria te określają 

między innymi wymagane przy kwalifikacji do leczenia MMB ryzyko progresji choroby (pośrednie-1 i 

wyższe) oraz ciężkość anemii (definiowaną przez stężenie Hbg <10 g/dl). Wnioskowane wskazanie 

obejmuje leczenie zarówno pacjentów nieleczonych inhibitorami JAK (populacja JAK-naive), jak i 

pacjentów uprzednio leczonych z zastosowaniem RUX (populacja JAK-exp).  

Z uwagi na bardzo zróżnicowany przebieg MF i fakt, że u niektórych chorych trzeba wielu lat, aby 

osiągnąć stopień zaawansowania kwalifikujący do leczenia, a u innych następuje to szybko, ani 

zachorowalność, ani chorobowość nie umożliwiają określenia dokładnej i wiarygodnej liczby chorych 

kwalifikujących się do leczenia w programie. W związku z tym oszacowania populacji docelowej 

dokonano w oparciu o najlepsze dostępne źródła: historyczne dane NZF dotyczące realizacji PrL B.81 

oraz zagraniczne dane literaturowe.  

W ramach analizy wpływu na budżet wskazano przewidywaną liczbę nowych chorych włączanych do 

PrL w kolejnych latach oraz chorych przerywających leczenie RUX w ramach PrL w kolejnych latach. 

Ze względu na praktykę kliniczną oraz zgodnie z zapisami PrL, w danym roku spośród pacjentów 

kwalifikujących się do PrL B.81 tylko pacjenci z wymienionych wyżej podgrup będą mogli rozpocząć 

terapię MMB w sytuacji jej dostępności. Pozostali pacjenci leczeni w programie w danym roku, tj. 

kontynuujący wcześniej rozpoczęte leczenie RUX, nie będą kwalifikować się do terapii MMB. 

Porównując aktualne zapisy dotyczące populacji objętej PrL B.81 i wnioskowane wskazanie, 

populację docelową podzielono na trzy podgrupy, a dalsze oszacowania przeprowadzono z 

uwzględnieniem tego podziału:  

 pacjentów JAK-naive z anemią i ryzykiem pośrednim-2 lub wysokim – podgrupa aktualnie 

leczona w PrL w ramach 1. linii leczenia z zastosowaniem RUX lub FED, 

 pacjentów JAK-naive z anemią i ryzykiem pośrednim-1 – podgrupa aktualnie nieujęta w PrL, 

 pacjentów JAK-exp z anemią i ryzykiem pośrednim-2 lub wysokim – podgrupa aktualnie 

leczona w PrL w ramach 2. linii leczenia z zastosowaniem FED.  

W przypadku populacji pacjentów JAK-naive określono kolejno liczbę pacjentów rozpoczynających 

leczenie w PrL B.81 w horyzoncie czasowym analizy, liczbę dodatkowych pacjentów potencjalnie 

kwalifikujących się do leczenia MMB w PrL, tj. z ryzykiem pośrednim-1 oraz odsetki pacjentów z 

anemią wśród pacjentów aktualnie rozpoczynających leczenie w programie zgodnie z aktualnymi 

kryteriami (ryzyko pośrednie-2 lub wysokie) oraz wśród pacjentów z ryzkiem pośrednim-1. W ramach 



Analiza ekonomiczna. Momelotynib (Omjjara®) w leczeniu pacjentów z mielofibtozą pierwotną lub wtórną 

 HTA Consulting 2024 (www.hta.pl) Strona 18 

oszacowania populacji pacjentów JAK-exp określono liczbę pacjentów przerywających leczenie RUX 

w PrL w horyzoncie czasowym analizy wraz z powodami przerwania terapii, odsetek pacjentów 

podejmujących dalsze leczenie oraz odsetek pacjentów z anemią wśród pacjentów podejmujących 

leczenie po przerwaniu terapii RUX.  

W listopadzie 2023 roku w PrL B.81 wprowadzono szereg zmian porządkujących, zwiększających 

efektywność programu i dostosowujących go do najnowszych osiągnięć w leczeniu mielofibrozy. W 

związku z tym, obliczenia opierające się na historycznych danych NFZ wymagały korekty 

uwzględniającej wpływ zmian zapisów programu na oszacowania populacji docelowej. Nie 

odnaleziono danych, które pozwoliłyby określić wpływ wprowadzonych zmian na liczebność populacji 

leczonej w programie, w szczególności trudność stanowi rozdzielenie wpływu zmian dotyczących 

rozszerzenia wskazań refundacyjnych dla RUX o czerwienicę prawdziwą od pozostałych dotyczących 

mielofibrozy. Arbitralnie przyjęto, że liczba pacjentów kwalifikujących się do 1. i 2. linii leczenia w 

programie wzrośnie o 20% - wpływ tego założenia zbadano w ramach analizy wrażliwości.  

W scenariuszu istniejącym założono utrzymanie obecnego statusu refundacyjnego, co oznacza brak 

finansowania MMB w leczeniu MF. Zgodnie z zapisami PrL B.81 w populacji JAK-exp 100% 

pacjentów stosuje FED. Określenie udziałów RUX i FED w populacji JAK-naive z na podstawie 

danych dostępnych NFZ jest niemożliwe z uwagi sposób raportowania danych NFZ w dostępnych 

źródłach (dane dla FED raportowane łącznie dla 1. i 2. linii leczenia). W związku z tym, udziały leków 

stosowanych w populacji JAK-naive z ryzkiem pośrednim-2 i wysokim określono na podstawie opinii 

eksperckiej przedstawionej w AWA Inrebic 2022 [11]. Chorzy z podgrupy JAK-naive z ryzykiem 

pośrednim-1 aktualnie nie kwalifikują się do leczenia w PrL – zgodnie z ustaleniami APD w populacji 

tej stosuje się BAT. Prognozowane rozpowszechnienie MMB w scenariuszu nowym oraz szacowane 

udziały leków aktualnie stosowanych w rozważanych subpopulacjach określono na podstawie 

arbitralnie przyjętych założeń. 

W obliczeniach przyjęto, że pacjenci z populacji docelowej są włączani do obliczeń równomiernie w 

kolejnych 4-tygodniowych cyklach. Tym samym założono, że co cykl do obliczeń włączonych jest 1/13 

pacjentów z populacji docelowej w danym roku. Tak wyznaczoną liczbę pacjentów rozpoczynających 

leczenie w kolejnych cyklach modelu podzielono zgodnie z prognozowanymi udziałami opcji 

terapeutycznych na pacjentów leczonych z zastosowaniem MMB oraz pacjentów leczonych RUX, 

FED lub BAT. 

Plik obliczeniowy opracowany na potrzeby niniejszej analizy opiera się na symulacji przebiegu 

choroby i jej leczenia przeprowadzonej w modelu wykorzystywanym w analizie ekonomicznej dla 

porównania MMB vs RUX [12, 13]. Zużycie zasobów oraz koszty jednostkowe związane ze 

stosowaniem interwencji uwzględnionych w analizie, a także koszty podania leków, koszty 

monitorowania terapii w PrL, koszty stanów zdrowia (w tym monitorowanie poza PrL, przetoczenia 

krwinek czerwonych i terapia chelatujaca żelazo), koszty związane z leczeniem zdarzeń 

niepożądanych, koszty kolejnych linii leczenia oraz koszty opieki paliatywnej przyjęto zgodnie z 

oszacowaniami przeprowadzonymi w ramach analizy ekonomicznej [14]. W ramach niniejszej analizy 
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2. Metodyka i dane źródłowe 

2.1. Sposób przeprowadzenia analizy 

Analizę wpływu na budżet przeprowadzono w następujący sposób: 

1. Zdefiniowano populację docelową dla MMB w leczeniu dorosłych pacjentów z mielofibrozą z 

umiarkowaną do ciężkiej anemią spełniających proponowane kryteria kwalifikacji do leczenia MMB 

w PrL B.81. Porównując aktualne zapisy dotyczące populacji objętej PrL B.81 i wnioskowane 

wskazanie populację docelową podzielono na 3 podgrupy: 

 pacjentów JAK-naive (uprzednio nieleczonych inhibitorami JAK) z anemią i ryzykiem 

pośrednim-2 lub wysokim, 

 pacjentów JAK-naive z anemią i ryzykiem pośrednim-1, 

 pacjentów JAK-exp (uprzednio leczonych RUX) z anemią i ryzykiem pośrednim-2 lub wysokim. 

2. Na podstawie dostępnych źródeł danych przeprowadzono prognozę liczebności populacji w ww. 

podgrupach w kolejnych 2 latach, począwszy od 1 stycznia 2026 roku. W dalszych obliczeniach 

każdy rok analizy podzielono na 4-tygodniowe cykle przy założeniu, że rok obejmuje 52 tygodnie 

(13 cykli). 

3. Na podstawie dostępnych danych oraz przyjętych założeń określono rozpowszechnienie MMB oraz 

pozostałych interwencji uwzględnionych w analizie w poszczególnych podgrupach populacji 

docelowej. 

4. W oparciu o schematy dawkowania oraz koszty jednostkowe MMB, RUX, FED i leków 

stosowanych w ramach BAT określone zgodnie z metodyką analizy ekonomicznej, oszacowano 

koszty związane z leczeniem pacjentów z populacji docelowej w scenariuszu istniejącym i nowym.  

5. Wykorzystując koszty podania leków w ramach PrL i poza programem, koszty monitorowania 

skuteczności leczenia w PrL, koszty świadczeń związanych ze stanem zdrowia pacjenta i 

leczeniem zdarzeń niepożądanych, koszty kolejnych linii leczenia oraz koszty opieki paliatywnej 

oszacowane w ramach analizy ekonomicznej, określono pozostałe wydatki płatnika publicznego 

oraz pacjentów w całym horyzoncie czasowym w obydwu scenariuszach.  

6. Obliczono przewidywane wydatki płatnika w populacji docelowej w latach 2025–2026: 

 dla scenariusza istniejącego, czyli w przypadku utrzymania aktualnego statusu refundacyjnego, 

tj. w przypadku braku finansowania MMB ze środków publicznych. 

 dla scenariusza nowego, czyli w przypadku podjęcia pozytywnej decyzji o finansowaniu 

preparatu Omjjara ze środków publicznych. 

7. Wyznaczono wydatki inkrementalne, czyli różnicę w wydatkach pomiędzy scenariuszem 

istniejącym a scenariuszem nowym. W przypadku, gdy wydatki inkrementalne są ujemne, oznacza 
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to oszczędności dla płatnika. W przypadku oszacowania dodatnich wydatków inkrementalnych, 

oznaczają one dodatkowe nakłady finansowe płatnika. 

8. Przeprowadzono analizę wrażliwości dla zmiennych, które w największym stopniu wpływają na 

wyniki analizy wpływu na budżet oraz takich, których oszacowanie charakteryzuję się największą 

niepewnością. Dla każdej zmiennej zdefiniowano wariant oznaczony literą (A, B, …). W obrębie 

danego wariantu badany parametr podlegał zmianie, przyjmując wartości: podstawową oznaczoną 

cyfrą 0 (np. wariant A0) oraz wartości uwzględnione w analizie wrażliwości oznaczone cyframi 1 i 2 

(np. wariant A1 i A2). 

2.2. Forma analizy 

Analiza wpływu na budżet składa się z dwóch części – niniejszego dokumentu oraz arkusza 

kalkulacyjnego wykonanego w programie Microsoft Office 365, umożliwiającego obliczenie 

prognozowanych wydatków płatnika w zależności od przyjętych założeń. Arkusz kalkulacyjny 

umożliwia również przeprowadzenie jednokierunkowych i wielokierunkowych analiz wrażliwości. 

2.3. Perspektywa analizy 

Zgodnie z rozporządzeniem Ministra Zdrowia z dnia 24 października 2023 roku w sprawie 

minimalnych wymagań, jakie muszą spełniać analizy uwzględnione we wnioskach o objęcie 

refundacją i ustalenie urzędowej ceny zbytu oraz o podwyższenie urzędowej ceny zbytu leku, środka 

spożywczego specjalnego przeznaczenia żywieniowego, wyrobu medycznego, które nie mają 

odpowiednika refundowanego w danym wskazaniu [25], analizę przeprowadzono z perspektywy 

płatnika publicznego oraz z perspektywy wspólnej płatnika i pacjentów.  

Ze względu na zakładany sposób finansowania MMB oraz obowiązujący sposób finansowania 

pozostałych interwencji (RUX i FED w PrL B.81 oraz leki spoza PrL B.81 stosowane u pacjentów z MF 

finansowane w ramach katalogu chemioterapii lub wykazu otwartego z zerową odpłatnością pacjenta) 

uwzględnionych w analizie nie dochodzi do współpłacenia pacjentów za rozważane technologie 

medyczne. 

Koszty leków chelatujących żelazo stosowanych u pacjentów wymagających RBCT, suplementacji 

witaminy B1 oraz kwasu acetylosalicylowego są pokrywane w całości przez pacjentów, w związku z 

czym wyniki analizy przedstawiono z rozróżnieniem perspektywy płatnika oraz łącznej perspektywy 

płatnika publicznego i pacjentów. 
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2.4. Horyzont czasowy 

Analizę opracowano w 2–letnim horyzoncie czasowym przy założeniu, że MMB będzie finansowany 

ze środków publicznych dla pacjentów z populacji docelowej w ramach PrL B.81 począwszy od 

1 stycznia 2026 roku. Zgodnie z wytycznymi AOTMiT [26] horyzont czasowy analizy wpływu na budżet 

powinien obejmować okres do momentu ustalenia się stanu równowagi lub co najmniej w ciągu 2 lat 

od wprowadzenia nowej technologii. Dodatkowo, zgodnie z ustawą refundacyjną z dnia 12 maja 

2011 roku [10], pierwsza decyzja refundacyjna wydawana jest na 2 lata. 

2.5. Populacja docelowa 

Populację docelową analizy stanowią dorośli pacjenci z mielofibrozą pierwotną lub wtórną w przebiegu 

czerwienicy prawdziwej lub nadpłytkowości samoistnej spełniający łącznie wszystkie kryteria ogólne 

programu lekowego B.81 oraz wszystkie poniższe kryteria szczegółowe dla leczenia momelotynibem:  

1. rozpoznanie  

a. pierwotnej mielofibrozy (PMF) albo 

b. mielofibrozy w przebiegu czerwienicy prawdziwej (Post-PV MF) albo 

c. mielofibrozy w przebiegu nadpłytkowości samoistnej (Post- ET MF) 

- zgodnie z aktualnymi kryteriami WHO (Światowej Organizacji Zdrowia) oraz IWG-MRT (do 

rozpoznania wymagany jest wynik badania morfologii krwi obwodowej z rozmazem ocenionym 

mikroskopowo oraz wynik trepanobiopsji szpiku); 

2. ryzyko 

a. pośrednie – 1 albo 

b. pośrednie – 2 albo 

c. wysokie 

- wg IPSS (ang. International Prognostic Scoring System) dla pacjentów z noworozpoznaną PMF 

lub wg DIPSS (Dynamic International Prognostic Scoring System); 

3. liczba płytek krwi >50 tysięcy/µl 

4. splenomegalia (powiększenie śledziony w badaniu ultrasonograficznym) lub wystąpienie co 

najmniej 2 z 6 poniżej wymienionych objawów ogólnych ocenianych w skali MPN- SAF TSS: 

a. poty nocne (≥4 pkt), 

b. utrata masy ciała (>10% w okresie ostatnich 6 miesięcy) (≥4 pkt), 

c. gorączka o nieznanej etiologii (>37,5°C) (≥4 pkt), 

d. bóle kostne (≥4 pkt), 

e. świąd (≥4 pkt), 

f. zmęczenie (≥4 pkt); 
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5. brak wcześniejszego leczenia inhibitorami kinazy janusowej lub wcześniejsze leczenie z 

zastosowaniem ruksolitynibu oraz rozpoznanie umiarkowanej lub ciężkiej anemii (zdefiniowanej 

jako stężenie hemoglobiny <10 g/dl). 

Proponowane kryteria kwalifikacji do leczenia MMB są w większości zgodne z kryteriami dla 

pozostałych leków dostępnych w analizowanym PrL, ale rozszerzają populację pacjentów aktualnie 

kwalifikujących się do PrL o pacjentów z ryzykiem pośrednim-1, jednocześnie zawężając ją do 

pacjentów z umiarkowaną lub ciężka anemią.  

Wnioskowane wskazanie, analogicznie jak w przypadku wskazania dla FED w analizowanym PrL, 

obejmuje pacjentów leczonych w ramach: 

 1. linii terapii, tj. pacjentów uprzednio nieleczonych inhibitorami JAK (populacja JAK-naive) i 

 2. linii, tj. pacjentów leczonych uprzednio RUX (populacja JAK-exp.). 

Wydaje się, że stan pacjentów przerywających leczenie RUX będzie kwalifikował ich do grupy ryzyka 

pośredniego-2 lub wysokiego, w związku z czym zapisy programu rozszerzające populację docelową 

o pacjentów z ryzykiem pośrednim-1 nie mają znaczenia dla szacunków dotyczących tej subpopulacji i 

dotyczą wyłącznie populacji JAK-naive. 

Biorąc pod uwagę powyższe rozważania, obliczenia populacyjne w niniejszej analizie oparto na 

danych NFZ dotyczących liczby pacjentów leczonych w PrL B.81, na podstawie których wyznaczono 

liczbę pacjentów rozpoczynających leczenie w PrL (populacja JAK-naive) oraz pacjentów leczonych 

RUX i przerywających to leczenie (populacja JAK-exp). Następnie na podstawie danych literaturowych 

określono przewidywane zwiększenie populacji JAK-naive związane z włączaniem pacjentów z 

ryzykiem pośrednim-1 oraz odsetek pacjentów podejmujących dalsze leczenie po przerwaniu terapii 

RUX w przypadku oszacowań dotyczących populacji JAK-exp. W ostatnim kroku obliczeń obie 

subpopulacje zawężono do pacjentów z anemią na podstawie odnalezionych danych literaturowych.  

Należy zauważyć, że historyczne dane NFZ, na których oparto przeprowadzone oszacowanie 

populacji docelowej, odpowiadają zapisom PrL B.81 sprzed listopada 2023 roku. W listopadzie 2023 

roku program zmienił swoją nazwę na „Leczenie chorych na nowotwory mieloproliferacyjne Ph (-) 

(ICD-10: D45, D47.1)” a wskazania kwalifikujące do leczenia RUX w ramach tegoż programu zostały 

rozszerzone na czerwienicę prawdziwą. Ponadto przeprowadzono szereg zmian porządkujących 

zwiększających efektywność programu i dostosowujących go do najnowszych osiągnięć w leczeniu 

mielofibrozy. Zmiany te dotyczyły m.in.:  

 usunięcia warunku wcześniejszej splenektomii podczas kwalifikacji do programu,  

 uogólnienie zapisu dla kryterium dotyczącego powiększenia śledziony – zastąpienie zapisu 

mówiącego o „powiększeniu śledziony ≥5 cm poniżej lewego łuku żebrowego w badaniu 

palpacyjnym oraz w badaniu ultrasonograficznym” zapisem o „powiększeniu śledziony w badaniu 

ultrasonograficznym”,  
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 obligatoryjne spełnienie przynajmniej jednego z dwóch kryteriów: kryterium powiększenia śledziony 

oraz kryterium w zakresie identyfikacji objawów ocenianych w skali MPN-SAF TSS – do listopada 

2023 roku obligatoryjne było spełnienie obu tych kryteriów, 

 dodanie zapisów i wskaźników dotyczących oceny skuteczności terapii.  

O ile zmiana dotycząca nowego wskazania dla RUX pozostaje bez wpływu na oszacowanie populacji 

docelowej dla MMB w oparciu o historyczne dane NFZ, pozostałe zmiany takowy wpływ mają. 

Jednocześnie w trakcie prac nad analizą nie odnaleziono opublikowanych opracowań, raportów, czy 

też oszacowań eksperckich pozwalających na uchwycenie wpływu ww. zmian w obliczeniach. W 

obliczeniach przyjęto, że opisane powyższej zmiany zapisów PrL spowodują wzrost liczby pacjentów 

JAK-naive oraz JAK-exp rozpoczynających leczenie w ramach odpowiednio 1. i 2. linii leczenia o 20% 

(względem prognoz na podstawie historycznych danych NFZ). 

Z uwagi na arbitralność przyjętego założenia i związaną z tym niepewność, w analizie wrażliwości 

zbadano jego wpływ uwzględniając:  

 wzrost liczby pacjentów rozpoczynających 1. i 2. linię leczenia o 10% (wariant A1), 

 wzrost liczby pacjentów rozpoczynających 1. i 2. linię leczenia o 30% (wariant A2). 

2.5.1. Populacja JAK-naive 

Oszacowanie liczby pacjentów rozpoczynających leczenie w PrL 

W celu oszacowania populacji pacjentów JAK-naive kwalifikujących się do leczenia MMB w ramach 

1. linii leczenia w PrL, na podstawie dostępnych danych NFZ wyznaczono liczbę pacjentów 

rozpoczynających leczenie w aktualnym programie oraz przeprowadzono jej prognozę na lata 

2026-2027. Przeprowadzone obliczenia wskazują, że liczba pacjentów rozpoczynających leczenie jest 

względnie stała w kolejnych latach realizacji programu i wynosi średnio 278 osób rocznie. 

Szczegółowy opis danych i obliczeń w tym zakresie przedstawiono w rozdz. B.1.2.1.  

Liczbę pacjentów rozpoczynających 1. linię leczenia w PrL oszacowaną w poprzednim kroku obliczeń 

przeskalowano o 20%, uwzględniając przyjęte założenia dotyczące wzrostu tej populacji w wyniku 

zmian zapisów PrL w listopadzie 2023 roku.  

W ramach analizy wrażliwości przetestowano scenariusze zakładające, że liczba pacjentów 

rozpoczynających leczenie w PrL będzie: 

 o 10% niższa od liczby pacjentów w analizie podstawowej (wariant B1) oraz 

 o 10% wyższa od liczby pacjentów w analizie podstawowej (wariant B2). 

Podsumowanie oszacowania liczby pacjentów rozpoczynających leczenie w PrL B.81 w horyzoncie 

czasowym analizy przedstawia poniższa tabela.  
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2.7. Dawkowanie 

Dawkowanie leków w PrL B.81 określono następująco:  

 RUX:  

o zalecana dawka początkowa jest ustalana na podstawie liczby płytek krwi zgodnie z 

aktualną ChPL, w zakresie od 5 mg doustnie podawanych 2 razy na dobę (co odpowiada 

całkowitej dawce dobowej 10 mg) do 20 mg doustnie podawanych 2 razy na dobę (co 

odpowiada całkowitej dawce dobowej 40 mg); 

o jeśli leczenie zostanie uznane za mało skuteczne, a morfologia krwi będzie odpowiednia, 

można zwiększać dawkę maksymalnie o 5 mg dwa razy na dobę, do maksymalnej dawki 

25 mg dwa razy na dobę; 

o dawki początkowej nie należy zwiększać w ciągu pierwszych czterech tygodni leczenia, a w 

późniejszym okresie nie należy tego robić częściej niż w odstępach 2-tygodniowych; 

 FED: zalecana dawka wynosi 400 mg doustnie podawana 1 raz na dobę. 

Program dopuszcza modyfikacje dawkowania leków, tj. ewentualne czasowe wstrzymanie leczenia 

i/lub ewentualne zmniejszenie dawki, zgodnie z aktualnymi ChPL.  

W przypadku MMB zgodnie z proponowanymi zapisami PrL zalecana początkowa dawka wynosi 

200 mg doustnie podawana 1 raz na dobę. Dawkowanie może być następnie modyfikowane 

tj. leczenie może zostać czasowo wstrzymane i/lub dawka może zostać zmniejszona, zgodnie z 

aktualną ChPL. 

Dawkowanie leków w niniejszej analizie określono zgodnie z metodyką przyjętą w analizie 

ekonomicznej [14]. Głównym źródłem danych dotyczących dawkowania MMB i RUX w analizie 

podstawowej jest badanie kliniczne SIMPLIFY-1.  

              

              

           Jako że w 

sytuacji wystąpienia zdarzeń niepożądanych ChPL obu tych leków dopuszczają czasowe wstrzymanie 

leczenia, na podstawie badania SIMPLIFY-1 określono, że w przypadku obu analizowanych 

interwencji średnio około 1% pacjentów wymaga czasowego wstrzymania leczenia, zaś pozostałe 

99% leczonych pacjentów stosuje dziennie 1 tabletkę MMB lub 2 tabletki RUX.  

Jako że FED nie był badaną opcją terapeutyczną w badaniu SIMPLIFY-1, a średnie dawki dobowe 

raportowane w zidentyfikowanych źródła cechują się znaczną heterogenicznością, średnią dawkę 

FED w ramach analizy podstawowej określono na podstawie dawki początkowej zalecanej przez 

ChPL oraz zmiany dawkowania dla RUX w badaniu SIMPLIFY-1, gdzie średnia dawka leku w 

analizowanym okresie wynosiła 87% dawki początkowej. 
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wykorzystywanym w ramach analizy ekonomicznej, określono średnie koszty kolejnych cykli leczenia 

w modelu. Pozwoliło to na uwzględnienie w obliczeniach czasu trwania leczenia, śmiertelności wśród 

pacjentów z populacji docelowej oraz skuteczności leczenia, która ma wpływ na stan zdrowia 

pacjentów i związane z nim zużycie zasobów. 

Efektywność (w postaci czasu trwania leczenia, przeżycia całkowitego oraz rozkładu pacjentów 

między stany zdrowia w kolejnych cyklach) oraz bezpieczeństwo interwencji określono na podstawie 

danych z badań SIMPLIFY zaimplementowanych w modelu wykorzystanym w analizie ekonomicznej 

dla porównania MMB vs RUX. Model ten pozwala na porównanie MMB i RUX w populacji JAK-naive 

(w oparciu o dane z badania SIMPLIFY-1) oraz MMB i BAT w populacji JAK-exp (na podstawie 

danych z badania SIMPLIFY-2), jednak w analizie ekonomicznej wykorzystano wyłącznie moduł dla 

porównania MMB vs RUX w populacji JAK-naive. W niniejszej analizie uwzględniono także dane dla 

MMB w populacji JAK-exp dostępne w modelu, lecz niewykorzystywane w analizie ekonomicznej. Z 

powodu braku szczegółowych danych umożliwiających zasilenie obliczeń dotyczących leczenia z 

zastosowaniem FED, skuteczność i bezpieczeństwo FED w analizie określono na podstawie danych 

dla MMB z badań SIMPLIFY. Analogiczne założenia przyjęto dla obliczeń dotyczących BAT. 

Dodatkowo w populacji JAK-naive testowano scenariusz analizy zakładający zrównanie efektywności i 

bezpieczeństwa FED i RUX (wariant O). 

Dane w zakresie efektywności i bezpieczeństwa MMB i RUX dostępne są w modelu w 3 wariantach: 

1. dla populacji ITT z badania, 

2. dla podgrupy pacjentów z ryzykiem pośrednim-2 lub wysokim i anemią zdefiniowaną jako 

wyjściowe stężenie hemoglobiny <12 g/dl oraz 

3. dla podgrupy pacjentów z ryzykiem pośrednim-2 lub wysokim i anemią zdefiniowaną jako 

wyjściowe stężenie hemoglobiny <10 g/dl. 

Dla dwóch z trzech podgrup pacjentów wyszczególnionych z populacji docelowej, tj. dla populacji 

JAK-naive z ryzykiem pośrednim-2 lub wysokim oraz JAK-exp, odpowiednim wariantem danych do 

obliczeń jest wariant 3 (dla podgrupy pacjentów z ryzykiem pośrednim-2 lub wysokim i anemią 

zdefiniowaną jako wyjściowe stężenie hemoglobiny <10 g/dl). Żaden z dostępnych wariantów danych 

nie odpowiada stricte populacji JAK-naive z ryzykiem pośrednim-1. W związku z tym efektywność i 

bezpieczeństwo MMB w tej podgrupie pacjentów określono również na podstawie danych w wariancie 

3. W ramach analizy wrażliwości (scenariusz P) obliczenia przeprowadzono z uwzględnieniem danych 

dla populacji ITT we wszystkich trzech podgrupach pacjentów z populacji docelowej.  
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2.10. Analiza wrażliwości 

Parametry uwzględnione w analizie BIA mogą podlegać zmianom w zależności od rozrzutu i 

niepewności oszacowań danych wejściowych. W związku z tym, przeprowadzono jednokierunkowe 

analizy wrażliwości, zakładające zmienność: 

 parametrów populacyjnych: 

o wariant A: wzrostu liczby pacjentów rozpoczynających leczenia w PrL wynikający ze zmian 

zapisów PrL B.81 z listopada 2023 roku, 

o wariant B: liczby pacjentów rozpoczynających leczenie w PrL, 

o wariant C: liczby pacjentów z ryzykiem pośrednim-1,  

o wariant D: częstości występowania anemii w populacji JAK-naive, 

o wariant E: liczby pacjentów leczonych RUX w PrL,  

o wariant F: odsetka pacjentów przerywających leczenie RUX, 

o wariant G: odsetka pacjentów przerywających leczenie z powodów innych niż zgon i 

transformacja w AML, 

o wariant H: odsetka pacjentów podejmujących dalsze leczenie, 

o wariant I: częstości występowania anemii w populacji JAK-exp, 

 udziałów MMB (wariant J),  

 dawkowania leków: 

o wariant K: RUX, 

o wariant L: FED, 

 pozostałych parametrów: 

o wariant M: udziałów leków stosowanych w ramach BAT, 

o wariant N: kosztu leczenia anemii, 

o wariant O: założeń dotyczących skuteczności i bezpieczeństwa FED, 

o wariant P: założeń dotyczących skuteczności i bezpieczeństwa MMB i RUX. 

W jednokierunkowej analizie wrażliwości, we wszystkich wariantach analizy obliczano prognozowane 

wydatki płatnika w sytuacji, gdy jeden parametr podlegał zmianie, przyjmując wartość uwzględnioną w 

analizie wrażliwości, natomiast pozostałe zmienne przyjmowały wartości uwzględnione w analizie 

podstawowej. W ten sposób oszacowano, jaki wpływ na zmianę wydatków płatnika może mieć 

niepewność w oszacowaniu poszczególnych zmiennych. 

Szczegółowe wyniki analizy wrażliwości oraz dane dotyczące zakresu zmienności poszczególnych 

parametrów uwzględnionych w analizie wrażliwości wraz z uzasadnieniem przedstawiono w aneksie 

(rozdz. A.1). Ponadto, w załączonym arkuszu kalkulacyjnym istnienie możliwość wygenerowania 

wyników analizy przy uwzględnieniu dowolnych wartości uwzględnionych parametrów populacyjnych. 





















Analiza ekonomiczna. Momelotynib (Omjjara®) w leczeniu pacjentów z mielofibtozą pierwotną lub wtórną 

 HTA Consulting 2024 (www.hta.pl) Strona 61 

5. Podsumowanie i wnioski 

POPULACJA 

Prognozowana liczba pacjentów z populacji docelowej wynosi 339 osoby w roku 2026 oraz 340 osoby 

w roku 2027. Liczebność populacji docelowej jest taka sama w scenariuszu istniejącym oraz w 

scenariuszu nowym.  

W scenariuszu istniejącym żaden pacjent z populacji docelowej nie otrzymuje leczenia z 

zastosowaniem MMB.          

                

SCENARIUSZ ISTNIEJĄCY 

W przypadku utrzymania aktualnego statusu refundacyjnego prognozowane wydatki całkowite: 

 płatnika publicznego 18,13 mln zł w roku 2026 oraz 39,81 mln zł w roku 2027, 

 płatnika publicznego i pacjentów na leczenie MF w populacji docelowej wynoszą 19,20 mln zł w 

roku 2026 oraz 42,52 mln zł w roku 2027. 

W scenariuszu istniejącym płatnik publiczny nie ponosi kosztów związanych z finansowaniem MMB. 

SCENARIUSZ NOWY 

            

          

   

                 

                   

           

                     

WYDATKI INKREMENTALNE 

        

                 

                   



Analiza ekonomiczna. Momelotynib (Omjjara®) w leczeniu pacjentów z mielofibtozą pierwotną lub wtórną 

 HTA Consulting 2024 (www.hta.pl) Strona 62 

WNIOSKI 

Podjęcie pozytywnej decyzji dotyczącej finansowania momelotynibu ze środków publicznych 

spowoduje wzrost wydatków płatnika publicznego i pacjentów na leczenie pacjentów w populacji 

docelowej. W celu zmniejszenia dodatkowych wydatków płatnika publicznego oraz wychodząc 

naprzeciw oczekiwaniom Ministra Zdrowia, Zamawiający proponuje zawarcie umowy podziału ryzyka, 

        

           

           

           

           Należy przy tym zauważyć, że znaczna 

część dodatkowych wydatków generowana jest w populacji z anemią i ryzykiem pośrednim-1, tj. w 

populacji, która aktualnie ma dostęp wyłącznie do leków stosowanych w ramach BAT – koszty tych 

leków są stosunkowo niskie, jednak ich skuteczność w leczeniu MF nie została potwierdzona w 

badaniach randomizowanych. Podkreślenia wymaga fakt, że rozpoczęcie finansowania momelotynibu 

przyczyni się do spadku wydatków związanych z koniecznością stosowania przetoczeń krwinek 

czerwonych oraz że wraz z poszerzaniem perspektywy analizy wzrost całkowitych wydatków 

zmniejsza się. 

Należy także zauważyć, że pacjenci z ML objawiającą się anemią mają ograniczone możliwości 

stosowania leków aktualnie refundowanych w PrL – jest to populacja o niezaspokojonych potrzebach 

medycznych (ang. unmet clinical need), która potrzebuje dostępu do terapii skutecznej zarówno w 

redukcji objętości śledziony, jak i leczeniu anemii. Biorąc pod uwagę szeroki zakres fenotypów MF 

oraz różne potrzeby terapeutyczne poszczególnych pacjentów, wprowadzenie nowego produktu do 

refundacji spowoduje zwiększenie liczby opcji terapeutycznych dostępnych dla pacjentów. 
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6. Ograniczenia 

 Analiza wpływu na budżet wykorzystuje dawkowanie oraz dane kosztowe określone w ramach 

analizy ekonomicznej [14] i opiera się na przeprowadzonej w niej symulacji przebiegu choroby i jej 

leczenia. W związku z tym ograniczenia analizy ekonomicznej mają zastosowanie także w 

niniejszej analizie.  

o Brak jest danych, które umożliwiłyby zasilenie obliczeń w zakresie efektywności i 

bezpieczeństwa FED, w związku z czym konserwatywnie założono w nich brak różnic między 

MMB a FED. Tym samym rozkład pacjentów na stany zdrowia w kolejnych cyklach, przeżycie, 

czas trwania leczenia, zużycie zasobów i częstość występowania zdarzeń niepożądanych u 

pacjentów leczonych FED określono na podstawie danych z badań SIMPLIFY dla MMB. W AW 

testowano wpływ tego założenia na wyniki analizy, określając parametry związane z 

efektywnością i bezpieczeństwem leczenia FED w populacji JAK-naive na podstawie danych 

dla RUX. Podobnie, w przypadku BAT stosowanego w populacji JAK-naive, efektywność i 

bezpieczeństwo tego leczenia określono na podstawie danych dla MMB. 

o Dostępne dane nie umożliwiają zróżnicowania parametrów dotyczących skuteczności, w 

szczególności przeżycia, między pacjentami JAK-naive z ryzykiem pośrednim-1 a pośrednim-2 i 

wysokim – w obu tych podgrupach zastosowano ten sam zestaw danych wyznaczony dla 

populacji JAK-naive ze stężeniem Hbg <10 g/dl oraz ryzykiem pośrednim-2 i wysokim. Biorąc 

pod uwagę wskazywane w APD [1] różnice w przeżyciu między poszczególnymi grupami 

ryzyka, w obliczeniach najpewniej zawyża się śmiertelność w podgrupie z ryzykiem 

pośrednim-1. Ponadto wpływ MMB na zużycie zasobów jest „numerycznie” większy w 

przypadku pacjentów z grup ryzyka pośredniego-2 i wysokiego niż u pacjentów z populacji ITT 

(Tabela 40 oraz Tabela 42), możliwe jest zatem zawyżenie efektów leczenia MMB w podgrupie 

z ryzykiem pośrednim-1. 

 Biorąc pod uwagę brak danych epidemiologicznych dotyczących liczby chorych na MF w Polsce 

obliczenia populacyjne oparto na danych dotyczących realizacji PrL B.81. Tym samym 

prognozowaną liczbę pacjentów z populacji docelowej (rozpoczynający lub zmieniający leczenie w 

PrL B.81) w kolejnych latach obliczono na podstawie historycznych danych NFZ. Każda prognoza 

oparta na danych historycznych jest obarczona ryzykiem błędu. W szczególności przeprowadzona 

prognoza nie uwzględnia wpływu zmian zapisów programu w listopadzie 2023 roku. W związku z 

czym wpływ ten określono arbitralnie. 

 Analogicznie udziały leków w scenariuszu istniejącym oraz nowym określono na podstawie 

opublikowanej opinii eksperckiej oraz przyjętych założeń, z uwagi na sposób raportowania danych 

NFZ uniemożliwiający określenie liczby pacjentów leczonych FED w 1. i 2. linii oraz brak 
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zagranicznych danych o stosowaniu MMB, które umożliwiłyby oszacowanie rozpowszechnienia 

MMB w populacji docelowej. 



Analiza ekonomiczna. Momelotynib (Omjjara®) w leczeniu pacjentów z mielofibtozą pierwotną lub wtórną 

 HTA Consulting 2024 (www.hta.pl) Strona 65 

7. Dyskusja 

Celem analizy wpływu na budżet było określenie przewidywanych wydatków płatnika publicznego 

(NFZ) i pacjentów w przypadku podjęcia pozytywnej decyzji o finansowaniu ze środków publicznych 

preparatu Omjjara (momelotynib) stosowanego w leczeniu dorosłych pacjentów z mielofibrozą 

pierwotną i wtórną w przebiegu czerwienicy prawdziwej i nadpłytkowości samoistnej z umiarkowaną 

do ciężkiej anemią w ramach PrL B.81. 

Proponowane kryteria kwalifikacji do leczenia MMB są węższe niż kryteria dla leków aktualnie 

finansowanych w PrL B.81, jako że koniecznym jest spełnienie warunku rozpoznania umiarkowanej 

lub ciężkiej anemii. Jednocześnie populacja docelowa dla MMB obejmuje pacjentów z grupy ryzyka 

pośredniego-1, u których rozpoznano umiarkowaną lub ciężką anemię, a więc populację, która 

aktualnie nie ma dostępu do leczenia w PrL B.81.  

Określenie liczby pacjentów rozpoczynających lub zmieniających leczenie w programie 

przeprowadzono w oparciu o dane NFZ dostępne w Statystykach NFZ [3]. W związku z faktem, że 

zmiany w opisie programu lekowego wprowadzone od 1 listopada 2023 roku, mogą wpłynąć na 

liczebność populacji docelowej, a dostępne dane liczbowe nie pozwalają na określenie ich wpływu na 

liczbę pacjentów rozpoczynających leczenie w kolejnych liniach terapii, w oszacowaniach założono 

arbitralnie że populacja pacjentów rozpoczynających leczenie w ramach 1. linii w PrL B.81 wzrośnie o 

20% oraz że wzrost populacji pacjentów rozpoczynających leczenie w 2. linii będzie taki sam.  

Liczebność populacji z ryzykiem pośrednim-1 wyznaczono, porównując liczbę pacjentów ze MF 

leczonych w ramach 1. linii terapii w PrL B.81 w Polsce, gdzie leczenie ograniczone jest aktualnie do 

pacjentów z ryzykiem pośrednim-2 lub wysokim, z populacją osób leczonych inhibitorami JAK na 

świecie, tj. w sytuacji braku ograniczeń dotyczących ryzyka progresji choroby podczas kwalifikowania 

pacjentów do leczenia. Podejście takie umożliwia oszacowanie populacji docelowej bez określania 

współczynników epidemiologicznych i odsetków pacjentów spełniających kryteria kwalifikacji do 

leczenia w PrL, które wiązałoby się niepewnością wynikającą z braku wiarygodnych polskich danych 

epidemiologicznych dotyczących MF. Zgodnie z APD w aktualnie obowiązującej w Polsce klasyfikacji 

chorób ICD-10 brak jest kodu przyporządkowanego jednoznacznie tej chorobie, a specjaliści 

zazwyczaj przypisują mielofibrozie kod D.47 „Inne nowotwory o niepewnym lub nieznanym 

charakterze tkanki limfatycznej, układu krwiotwórczego i tkanek pokrewnych” lub szczegółowo D.47.1 

„Przewlekła choroba mieloproliferacyjna”. Zdaniem polskich hematologów optymalnym kodem 

dedykowanym mielofibrozie powinien być D.47.4 „Włóknienie szpiku”, jednak nie występuje on w 

większości polskich tłumaczeń słownika ICD-10 [1]. Na problematyczność wyodrębnienia populacji 

pacjentów z dostępnych danych wskazywano w analizach weryfikacyjnych dla wniosków 

refundacyjnych RUX [8] oraz FED [11]. W szczególności fakt ten podkreślał ekspert kliniczny 
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udzielający opinii dotyczącej liczebności populacji kwalifikującej się do leczenia FED w ramach AWA 

Jakavi 2016 [8], który podkreślał, że w Polsce nie ma żadnej statystyki dotyczącej MF, a oszacowanie 

populacji pacjentów zarówno z mielofibrozą pierwotną jak i wtórną jest istotnie utrudnione, z uwagi na 

bardzo zróżnicowany przebieg. W opinii ankietowanego eksperta u niektórych chorych trzeba wielu 

lat, aby osiągnąć stopień zaawansowania kwalifikujący do programu, a u innych następuje to szybko, 

w zawiązku z tym ani zachorowalność ani chorobowość nie umożliwiają określenia dokładnej liczby 

chorych kwalifikujących się do leczenia w programie. 

Aktualnie w Polsce postępowanie terapeutyczne w populacji pacjentów z MF z ryzykiem pośrednim-1 i 

anemią jest ograniczone do leków cytoredukcyjnych, takich jak hydroksymocznik, stosowanych w 

ramach BAT oraz objawowego leczenia w postaci RBCT. Koszty BAT są stosunkowo niskie, jednak 

skuteczność leków w leczeniu MF nie została potwierdzona w badaniach randomizowanych. Biorąc 

pod uwagę, że nie ma możliwości przeprowadzenia porównania MMB względem BAT, w obliczeniach 

przeprowadzonych w niniejszej analizie dla populacji pacjentów z ryzykiem pośrednim-1 przyjęto 

założenie dotyczące takiej samej skuteczności obu interwencji. W związku z tym finansowanie 

produktu leczniczego Omjjara w tej podgrupie pacjentów, w oczywisty sposób implikuje wzrost 

prognozowanych wydatków płatnika publicznego. Jednocześnie należy podkreślić, że realnie wzrost 

ten będzie najpewniej niższy.  

             

            

             

           

Należy jednak mieć na uwadze, że MMB wykazał wyższą skuteczność w zakresie redukcji liczby 

pacjentów zależnych od tych transfuzji w porównaniu z RUX. Ponadto, mimo że zgodnie z wynikami 

analizy klinicznej nie ma możliwości wnioskowania o różnicach w zakresie zależności od transfuzji 

pomiędzy MMB oraz FED [31], wyniki porównania pośredniego w zakresie profilu bezpieczeństwa 

wskazują, iż zarówno w populacji JAK-naive jak i JAK-exp, stosowanie MMB w porównaniu do FED 

wiązało się z istotną redukcją ryzyka wystąpienia anemii, w tym anemii ≥ 3 stopnia. Tym samym 

wzrost wydatków związanych z finansowaniem MMB jest częściowo kompensowany oszczędnościami 

wynikającymi ze zmniejszonego zużycia świadczeń i preparatów związanych z przetoczeniami 

krwinek czerwonych.  

Zgodnie z informacjami przedstawionymi w APD, obie terapie dostępne aktualnie w PrL B.81 (RUX i 

FED) mogą zwiększać ryzyko wystąpienia anemii [1]. Tym samym pacjenci z ML objawiającą się 

anemią mają ograniczone możliwości stosowania leków aktualnie refundowanych w PrL – jest to 

populacja o niezaspokojonych potrzebach medycznych (ang. unmet clinical need), która potrzebuje 

dostępu do terapii skutecznej zarówno w redukcji objętości śledziony, jak i leczenia anemii 

prowadzącej do zmniejszenia odsetka pacjentów zależnych od transfuzji oraz zwiększenia poziomu 

hemoglobiny. Na uwagę zasługuje także fakt, że preparat Omjjara posiada status leku sierocego w 

leczeniu pierwotnej i wtórnej mielofibrozy. Biorąc pod uwagę szeroki zakres fenotypów MF oraz różne 



Analiza ekonomiczna. Momelotynib (Omjjara®) w leczeniu pacjentów z mielofibtozą pierwotną lub wtórną 

 HTA Consulting 2024 (www.hta.pl) Strona 67 

potrzeby terapeutyczne poszczególnych pacjentów, wprowadzenie nowego produktu do refundacji 

spowoduje zwiększenie liczby opcji terapeutycznych dostępnych dla pacjentów. 
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