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Wykaz skrotéw i akronimow

AE
AOTMIT
ASCVD

CHD
ChPL
GUS
HeFH

IS

JGP
KLRWP
LDL
MZ
NFZ
NSTEMI
OZW
PAD

PL
PTDL
PTK
PTL
PTNT
RSS
STEMI
UA

analiza ekonomiczna
Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

choroby uktadu sercowo-naczyniowego o podtozu miazdzycowym (ang. atherosclerotic
cardiovascular disease)

stabilna choroba wiencowa (ang. coronary heart disease)
Charakterystyka Produktu Leczniczego
Gltowny Urzad Statystyczny

heterozygotyczna hipercholesterolemia rodzinna (ang. heterozygous familial hypercho-
lesterolemia)

udar niedokrwienny (ang. ischemic stroke)

jednorodne grupy pacjentow

Kolegium Lekarzy Rodzinnych w Polsce

lipoproteina o matej gestosci (ang. low density lipoprotein cholesterol)
Minister Zdrowia

Narodowy Fundusz Zdrowia

zawal serca bez uniesienia odcinka ST (ang. non-ST-elevation myocardial infarction)
ostry zespot wiencowy

choroba tetnic obwodowych (ang. peripheral artery disease)

program lekowy

Polskie Towarzystwo Diagnostyki Laboratoryjne;j

Polskie Towarzystwo Kardiologiczne

Polskie Towarzystwo Lipidologiczne

Polskie Towarzystwo Nadcisnienia Tetniczego

mechanizm dzielenia ryzyka (ang. risk sharing scheme)

zawat serca z uniesieniem odcinka ST (ang. ST elevation myocardial infarction)

niestabilna dtawica piersiowa (ang. unstable angina)



Streszczenie

Cel pracy

Celem niniejszej analizy bylo oszacowanie wptywu wydania pozytywnej decyzji o rozszerzeniu
kryteriow kwalifikacji do terapii preparatem Praluent® (substancja czynna alirokumab) w ramach
programu lekowego B.101 pt. ,Leczenie pacjentow z zaburzeniami lipidowymi (ICD-10: E78.01, 121,
122, 125)”, na wydatki ptatnika publicznego (Narodowy Fundusz Zdrowia, NFZ) oraz wydatki wspolne
— ptatnika publicznego i swiadczeniobiorcow w Polsce.

Analizie poddano wydatki ponoszone w zwiazku z leczeniem nastepujacych populacji:

e dorosli pacjenci z heterozygotyczna hipercholesterolemia rodzinng lub bardzo wy-sokim
ryzykiem choréb uktadu sercowo-naczyniowego,

= pacjenci pediatryczni w wieku 8-18 lat z heterozygotyczna hipercholesterolemig rodzinna.

Metody

Analiza obejmowata nastepujace populacje:
« dorosli pacjenci z heterozygotyczna hipercholesterolemia rodzinna,
» dorosli pacjenci z bardzo wysokim ryzykiem chorob uktadu sercowo-naczyniowego,
e pacjenci pediatryczni w wieku 8-18 lat z heterozygotyczna hipercholesterolemia rodzinna.

Analize przeprowadzono z perspektywy ptatnika publicznego i wspolnej (platnik i pacjent) w
horyzoncie 2 kolejnych lat. Liczebnos¢ docelowej populacji szacowano w oparciu o dane
epidemiologiczne oraz dane dotyczace liczby pacjentow obecnie leczonych w programie lekowym, z
uwzglednieniem miesiecznej liczby wlaczen. W analizie wykorzystano parametr pacjentolat terapii,
aby uwzglednic zarowno liczbe pacjentow, jak i czas leczenia.

W analizie przeprowadzonej dla populacji pacjentow dorostych uwzgledniono koszty wnioskowanego
leku, koszty diagnostyki i monitorowania leczenia oraz koszty powiktan sercowo-naczyniowych. W
populacji pediatrycznej brano pod uwage wytacznie koszty lekéw oraz koszty zwigzane z programem
lekowym. Analiza scenariuszowa objeta scenariusz istniejacy, odpowiadajacy obecnym kryteriom
kwalifikacji do leczenia, oraz scenariusz nowy, w ktorym zatozono, ze niniejszy wniosek zostanie
rozpatrzony pozytywnie. We wszystkich rozwazanych populacjach przeprowadzono analize
wrazliwosci, w ktorej poszczegolne warianty roznity sie liczbg pacjentow rozpoczynajacych terapie
alirokumabem. W analizie zatozono, ze Praluent® jest refundowany w ramach grupy limitowej 1181.0
Alirocumab w kategorii dostepnosci refundacyjnej w ramach programu lekowego.

Analize przeprowadzono dla ceny zbytu netto w dwoch wariantach: z uwzglednieniem i bez
uwzglednienia proponowanych uméw podziatu ryzyka. W niniejszymi streszczeniu ograniczono opis
wynikow do wynikow z uwzglednieniem umodw podziatu ryzyka, ze wzgledu na fakt, ze dla ptatnika
publicznego sa to najistotniejsze i najbardziej informatywne wyniki.

Wyniki

W ponizszych tabelach przedstawiono podsumowanie liczby pacjentolat terapii w poszczegolnych
wariantach analizy oraz zestawienie wynikow w wariancie z RSS.

1 Liczba pacjentolat terapii w zaleznosci od wariantu analizy.
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Analiza wykazata dodatkowe wydatki po stronie NFZ zwiazane z pozytywnym rozpatrzeniem wniosku,
jednakze rozszerzenie warunkow kwalifikacji do leczenia alirokumabem umozliwi dostep do terapii
pacjentom, ktorzy do tej pory otrzymywali wytacznie standardowa terapig hipolipemizujaca.
Zapewnienie pacjentom skutecznego leczenia obnizajacego poziom lipidow, umozliwi redukcje ryzyka
wystapienia powiktan sercowo-naczyniowych.



1 Wprowadzenie

1.1 Cel analizy

Celem niniejszej analizy byto oszacowanie wptywu wydania pozytywnej decyzji o rozszerze-
niu kryteriow kwalifikacji do terapii preparatem Praluent® (substancja czynna alirokumab)
w ramach programu lekowego B.101 pt. ,Leczenie pacjentow z zaburzeniami lipidowymi
(ICD-10: E78.01, 121, 122, 125)”, na wydatki ptatnika publicznego (Narodowy Fundusz Zdrowia,
NFZ) oraz wydatki wspolne — ptatnika publicznego i swiadczeniobiorcow w Polsce.

Analizie poddano wydatki ponoszone w zwiazku z leczeniem nastepujacych populacji:
e dorosli pacjenci z heterozygotyczng hipercholesterolemia rodzinng,
e dorosli pacjenci z bardzo wysokim ryzykiem chorob uktadu sercowo-naczyniowego,

e pacjenci pediatryczni w wieku 8-18 lat z heterozygotyczng hipercholesterolemig ro-
dzinna.

1.2 Perspektywa

W populacji pacjentow dorostych analize wptywu na budzet, zgodnie z obowigzujacymi prze-
pisami [Rozporzadzenie MZ 2023] oraz wytycznymi AOTMIiT [AOTMIT 2016], przeprowadzono
z perspektywy podmiotu zobowigzanego do finansowania swiadczen ze srodkow publicznych
(NFZ) oraz z perspektywy wspélnej podmiotu zobowigzanego do finansowania swiadczen ze
srodkow publicznych i swiadczeniobiorcy (NFZ i pacjent).

W przypadku populacji pediatrycznej zastosowano wytacznie perspektywe platnika, ktora w
analizowanych scenariuszach jest tozsama z perspektywa wspolna.

1.3 Horyzont czasowy i dyskontowanie

Analize, zgodnie z wytycznymi AOTMIT [AOTMIT 2016], przeprowadzono dla dwuletniego ho-
ryzontu czasowego, podyktowanego okresem obowigzywania decyzji o refundacji. Nie prze-
prowadzono dyskontowania kosztow, poniewaz analiza wptywu na budzet ma na celu przed-
stawienie przeptywow srodkow finansowych w czasie wystapienia tych przeptywow, a nie
obliczenie ich biezacej wartosci.

1.4 Cena przedmiotowej technologii i mechanizm
dzielenia ryzyka

Whniosek zaktada dalsze finansowanie alirokumabu ze srodkow publicznych w ramach pro-
gramu lekowego B.101. Zleceniodawca wnioskuje o rozszerzenie warunkow kwalifikacji w
populacjach obecnie leczonych alirokumabem — dorosli pacjenci z heterozygotyczna hiper-
cholesterolemig rodzinng oraz dorosli pacjenci z bardzo wysokim ryzykiem chorob uktadu
sercowo-naczyniowego — oraz wprowadzenie finansowania w nowym wskazaniu — leczenie
pacjentow pediatrycznych w wieku od 8 do 18 lat z heterozygotyczng hipercholesterolemia
rodzinna. Niniejszy wniosek dotyczy dwaoch prezentacji leku Praluent®:

e 150 mg, 2 wstrzykiwacze,



e 300 mg, 1 wstrzykiwacz.

Ponizsza tabela przedstawia wnioskowane ceny leku Praluent®.

Tab. 1. Wnioskowane ceny leku Praluent® — wariant bez RSS.

Zawartos¢ opakowania [1] CZN, [2] CH, [3] CHB, [4] WLF,
PLN PLN PLN PLN

Praluent®, 150 mg, op. 2 wstrzykiwacze e [ [ [ ]

Praluent®, 300 mg, op. 1 wstrzykiwacz ] ] [ ] [ ]

Na szaro zaznaczono podstawe limitu w grupie.

Objasnienia wyliczen:
[2] = [1] + marza hurtowa?® (6% * [1]),
[3] = [2] + VAT (8% z [2]),

[4] — na podstawie ceny podstawy limitu w grupie.
CHB — cena hurtowa brutto; CZN — cena zbytu netto; CH — cena hurtowa; PLN — polski ztoty; RSS
— mechanizm dzielenia ryzyka; WLF — wysokosc limitu finansowania.
2 W przypadku lekow i srodkow spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego stosowanych
w ramach programow lekowych, wysokes¢ marzy hurtowej nie moze by¢ wyzsza niz 2000 zt.

Majac na uwadze potrzebe racjonalizacji wydatkow w ochronie zdrowia oraz wychodzac na-
przeciw oczekiwaniom Ministra Zdrowia (MZ) oraz Prezesa Narodowego Funduszu Zdrowia
(NFZ), Wnioskodawca proponuje zawarcie umowy podziatu ryzyka (RSS, ang. risk sharing
scheme). Ponizsza propozycja umowy jest zgodna z zapisem Art. 11 ust. 5 pkt. 4 Ustawy
z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekow, srodkow spozywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego oraz wyrobow medycznych [Ustawa Refundacyjna 2011].

Tab. 2. Wnioskowane ceny leku Praluent® — wariant z RSS.

Zawartosc¢ opakowania [1] CZN, [2] CH, [3] CHB, [4] WLF,
PLN PLN PLN PLN

Praluent®, 150 mg, op. 2 wstrzykiwacze i e [ e

Praluent®, 300 mg, op. 1 wstrzykiwacz (I e [ e

Na szaro zaznaczono podstawe limitu w grupie.

Objasnienia wyliczen:
[2] = [1] + marza hurtowa? (6% * [1]),
[3] = [2] + VAT (8% z [2]),

[4] — na podstawie ceny podstawy limitu w grupie.
CHB — cena hurtowa brutto; CZN — cena zbytu netto; CH — cena hurtowa; PLN — polski ztoty; RSS
— mechanizm dzielenia ryzyka; WLF — wysokosc limitu finansowania.

aW przypadku lekow i srodkow spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego stosowanych
w ramach programow lekowych, wysokosé marzy hurtowej nie moze by¢é wyzsza niz 2000 zi.




2 Metodyka analizy
2.1 Populacja

2.1.1 Pacjenci, u ktérych wnioskowana technologia moze
by¢ stosowana

Zgodnie z Charakterystyka Produktu Leczniczego, preparat Praluent” jest wskazany do sto-
sowania w nastepujacych grupach pacjentow:

1. u dorostych z hipercholesterolemia pierwotna (heterozygotyczng rodzinng i niero-
dzinna) lub z dyslipidemia mieszanga oraz u dzieci i mtodziezy w wieku 8 lat i starszych
z heterozygotyczng hipercholesterolemia jako uzupetnienie diety:

a. w skojarzeniu ze statyng lub ze statyng stosowang razem z innymi lekami hi-
polipemizujacymi, u pacjentow, u ktorych nie jest mozliwe osiagniecie doce-
lowych wartosci stezenia cholesterolu LDL (LDL-C) po zastosowaniu maksy-
malnej tolerowanej dawki statyny, lub

b. w monoterapii lub w skojarzeniu z innymi lekami hipolipemizujacymi u pa-
cjentow, z nietolerancja statyn, lub u ktérych stosowanie statyn jest przeciw-
wskazane.

2. udorostych z rozpoznang miazdzycowg chorobg uktadu sercowo-naczyniowego w celu
zmniejszenia ryzyka wystapienia chorob uktadu sercowo-naczyniowego, poprzez ob-
nizenie stezenia LDL-C, jako uzupetnienie skorygowania innych czynnikow ryzyka:

a. w skojarzeniu z maksymalng tolerowana dawka statyny, z innymi terapiami
zmniejszajacymi stezenie lipidow lub bez nich,

b. w monoterapii lub w skojarzeniu z innymi terapiami zmniejszajacymi stezenie
lipidow u pacjentow z nietolerancja statyn, lub dla ktorych stosowanie statyn
jest przeciwwskazane.

2.1.1.1 Populacja pacjentéw dorostych

W Tab. 3 zaprezentowano zestawienie najwazniejszych badan dotyczacych zaburzen lipido-
wych przeprowadzonych w Polsce. Informacje o badaniach zaczerpnieto z wytycznych kli-
nicznych PTL/KLRWP/PTK/PTDL/PTD/PTNT z roku 2021. W zaleznosci od doboru proby ba-
dawczej, czestosc wystepowania dyslipidemii w Polsce oszacowano na 60-80% osob w popu-
lacji powyzej 18 roku zycia.

Tab. 3. Polskie badania epidemiologiczne dotyczace dyslipidemii [Wytyczne
2021].

Badania z losowym doborem proby w populacji | Badania z udziatem aktywnych pacjentow
ogolnej podstawowej opieki zdrowotnej

Nazwa badania Rok realizacji Nazwa badania Rok realizacji
Pol-MONICA 1984-1993 SPES 1997

NATPOL Il PLUS 2002 POLSCREEN 2002

WOBASZ 2003-2005 LIPIDOGRAM2003 2003

NATPOL 201 201 LIPIDOGRAM2004 2004




WOBASZ Il

2013-2014

LIPIDOGRAM2006 2006
LIPIDOGRAM 5 LAT 2004-2010
LIPIDOGRAM2015 2015-2016

Oszacowanie liczebnosci populacji, w ktorej alirokumab moze by¢ stosowany, oparto na wy-
nikach badania WOBASZ II, poniewaz dobor proby w badaniu byt reprezentatywny dla popu-
lacji ogolnej mieszkancow Polski. W badaniu hipercholestrolemie rozpoznawano, jesli po-
ziom TC wynosit 5 mmol/l lub wiecej, gdy poziom LDL-C wynosit 3 mmol/l lub wiecej albo
gdy uczestnik przyjmowat leki obnizajace poziom lipidow. W grupie uczestnikow powyzej 20
roku zycia, czestos¢ wystepowania hipecholesterolemii wsrod mezczyzn oszacowano na
70,3%, a wsrod kobiet na 64,3%. Ponadto wykazano, ze jedynie 22,4% chorych (22,9% mez-
czyzn oraz 22,0% kobiet) byto poddanych leczeniu hipolipemizujacemu, przy czym leczenie
statynami w wysokich dawkach zastosowano u okoto 12% z nich [WOBASZ Il]. Sposrod pacjen-
tow leczonych statynami jedynie 30% osiagneto cel terapeutyczny.

Przytoczone powyzej dane odniesiono do liczebnosci populacji Polakow w wieku powyzej 18
roku zycia. W tym celu wykorzystano piramide wieku ludnosci Polski [GUS Piramida wieku]
(stan na 2025 rok). W niniejszym oszacowaniu nalezato rowniez uwzglednic odsetek pacjen-
tow, u ktorych obserwuje sie nietolerancje statyn. Wartosc te zaczerpnieto z publikacji By-
tyci 2022, w ktorej czestos¢ wystepowania nietolerancji statyn oszacowano na 9,1%.

Zrezygnowano z estymacji liczebnosci populacji z rozpoznang miazdzycowa choroba uktadu
sercowo-naczyniowego, gdyz uznano, ze chorzy z tej grupy zostana ujeci w populacji osob z
hipercholesterolemia, poddawanych leczeniu hipolipemizujacemu.

W ponizszej tabeli zaprezentowano podsumowanie oszacowan wraz ze zrodtami danych.

Tab. 4. Pacjenci, u ktorych alirokumab moze by¢ stosowany (zgodnie z ChPL)
— populacja pacjentéw dorostych.

Zrodto

Kobiety

Mezczyzni

Ogotem

Polacy w wieku =18 lat (stan na
2025 rok)

16 070 980

14 610 200

30 681180

GUS Pira-
mida wieku

Odsetek osob z hipercholestero-
lemia

64,30%

70,30%

WOBASZ Il

Liczba osob dorostych z hiper-
cholesterolemia

10 333 640

10 270 971

20 604 611

Odsetek chorych poddawanych
leczeniu

22,00%

22,90%

WOBASZ ||

Liczba chorych poddawanych
leczeniu

2273 401

2 352 052

4 625 453

Odsetek chorych korzystajacych
z leczenia statynami*

11,97%

WOBASZ |1

Liczba chorych korzystajacych z
leczenia statynami

553 473

Odsetek pacjentow nieosiagaja-
cych celu terapeutycznego**

70%

WOBASZ I

Liczba pacjentow nieosiagaja-
cych celu terapeutycznego

387 431

Odsetek nietolerancji statyn

9,1%

Bytyci 2022
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Liczba chorych z nietolerancja - - 1875 020 -
statyn***

Suma | = — 2 262 451

*Wysokie dawki statyn, rozumiane jako atorwastatyna w dawce 40-80 mg, rozuwastatyna w dawce
20 mg lub simwastatyna w dawce 80 mg.

**Cel terapeutyczny ustalany indywidualnie, w zaleznosci od ryzyka chorob sercowo-naczyniowych.
***Obliczone jako iloczyn odsetka nietolerancji statyn oraz liczby dorostych osob z hipercholestero-
lemia.

2.1.1.2 Populacja pacjentéw pediatrycznych

Zgodnie z publikacja Mysliwiec 2014, czestosc wystepowania heterozygotycznej hiperchole-
sterolemii rodzinnej w populacji europejskiej wynosi 1:500 oséb. W Polsce jest to choroba
wysoce niedodiagnozowana — szacuje sig, ze rozpoznawanych jest jedynie 20% przypadkow
hipercholesterolemii [Sharifi 2016].

W celu oszacowania liczebnosci populacji pediatrycznej, w ktorej alirokumab moze byc sto-
sowany, powyzsze dane odniesiono do liczby Polakéw w wieku 8-18 lat. Dodatkowo, wzieto
pod uwage odsetek chorych przyjmujacych statyny, tj. 46,7% (szczegdtowy opis zrodet w
sekcji 2.1.4.4). Uwzgledniono takze odsetek pacjentow, u ktorych leczenie nie spowodowato
osiggniecia celu terapeutycznego, przy czym za cel ten przyjeto spadek stezenia choleste-
rolu frakcji LDL ponizej 130 mg/dl [Mysliwiec 2014]. Zgodnie z publikacja Motkowski 2023,
brak spadku LDL-C ponizej zdefiniowanego poziomu obserwuje sig¢ u 52% pacjentow pedia-
trycznych leczonych statynami.

Analogicznie do oszacowania przeprowadzonego w populacji pacjentow dorostych, wzieto
pod uwage odsetek nietolerancji statyn. W badaniu Bytyci 2022, w populacji pacjentow z
hipercholesterolemig rodzinng, odsetek ten wynosit 9%.

W ponizszej tabeli przedstawiono podsumowanie oszacowan.

Tab. 5. Pacjenci, u ktorych alirokumab moze by¢ stosowany (zgodnie z ChPL)
— populacja pediatryczna.

% n Zrodto

Polacy w wieku 8-18 lat (stan = 4 066 300 GUS Piramida wieku

na 2025 rok)

Osoby z heterozygotyczng hi- 0,2% 8133 Mysliwiec 2014

percholesterolemia rodzinng

Chorzy zdiagnozowani 20% 1627 Sharifi 2016

Pacjenci leczeni statynami 46,7% 760 Oszacowanie w sekcji
2.1.4.4

Pacjenci, ktorzy nie osiagneli 52% 395 Motkowski 2023

celu terapeutycznego*

Pacjenci nietolerujacy statyn 9% 732 Bytyci 2022

Suma - 127 -

*Cel terapeutyczny zdefiniowany jako stezenie LDL-C ponizej 130 mg/dl.
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2.1.2 Populacja docelowa zgodna z wnioskiem

Populacja zgodna z wnioskiem zostata oszacowana w oparciu o proponowane kryteria wtg-
czenia do leczenia alirokumabem w ramach programu B.101 (Aneks 1. Projekt programu le-
kowego).

W celu zachowania spojnosci opisu oszacowania populacji docelowej uwzglednionej w ana-
lizie, liczebnosci populacji zgodnej z wnioskiem zostata szczegotowo przedstawiona w sekcji
2.1.4. W Tab. 6 podsumowano oszacowane liczebnosci.

Tab. 6. Podsumowanie liczebnosci populacji zgodnej z wnioskiem.

Liczebnosé Rozdziat

Populacja dorostych pacjentow z heterozygo- | ] 2.1.4.1.2
tyczng hipercholesterolemia rodzinna
Populacja dorostych pacjentéw z bardzo wyso- | 2.1.4.2.2
kim ryzykiem chorob uktadu sercowo-naczynio-
wego

Pacjenci pediatryczni z heterozygotyczng hiper- - 2.1.4.4
cholesterolemia rodzinng

2.1.3 Liczebnos¢ populacji, w ktorej wnioskowana
technologia jest obecnie stosowana

Obecnie alirokumab jest finansowany w Polsce w ramach programu lekowego B.101 ,Leczenie
pacjentow z zaburzeniami lipidowymi (ICD-10: E78.01, 121, 122, 125)”. W ponizszej tabeli
przedstawiono zestawienie liczebnosci populacji pacjentow leczonych obecnie w ramach
wymienionego programu. Przytoczone dane zostaty zaczerpnigete z Uchwaty Nr 6/2025/IV w
sprawie przyjecia okresowego sprawozdania z dziatalnosci Narodowego Funduszu Zdrowia za
IV kwartat 2024 roku.

Tab. 7. Liczebnos¢ populacji, w ktorej alirokumab jest obecnie stosowany.

Populacja Liczebnosé

Populacja dorostych pacjentow z heterozygotyczna hiperchole- 853
sterolemia rodzinng

Populacja dorostych pacjentow z bardzo wysokim ryzykiem cho-
rob uktadu sercowo-naczyniowego

Pacjenci pediatryczni z heterozygotyczna hipercholesterolemia Brak refundacji
rodzinng

2.1.4 Populacja docelowa uwzgledniona w analizie wptywu
na budzet
Populacje docelowg uwzgledniong w analizie wptywu na budzet stanowia:
e dorosli pacjenci z heterozygotyczna hipercholesterolemia rodzinna,
e dorosli pacjenci z bardzo wysokim ryzykiem chorob uktadu sercowo-naczyniowego,
* pacjenci pediatryczni z heterozygotyczng hipercholesterolemig rodzinna.
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Szczegotowe kryteria kwalifikacji pacjentow, zgodne z wnioskiem, przedstawiono w progra-
mie lekowym stanowigcym aneks do niniejszego dokumentu (rozdziat Aneks 1. Projekt pro-
gramu lekowego).

Zgodnie z danymi zaczerpnietymi ze sprawozdania z dziatalnosci NFZ za IV kwartat 2024
roku, w programie lekowym B.101 leczonych jest okoto 2300 pacjentow, co jak wskazuja dane
przytoczone w dalszej czesci rozdziatu, znaczaco odbiega od epidemiologicznych oszacowan
liczebnosci populacji zgodnej z kryteriami kwalifikacji. Nalezy przypuszczac, iz po wprowa-
dzeniu zmian w warunkach wtgczenia do PL, w dalszym ciagu leczeniem nie zostanie objete
100% potencjalnej populacji, czego nie oddaje estymacja bazujaca na epidemiologii.

-
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2.1.4.1 Subpopulacja dorostych pacjentéw z heterozygotyczna
hipercholesterolemia rodzinng (HeFH)

2.1.4.1.1 Wariant bazowy — subpopulacja dorostych pacjentow z HeFH

Zgodnie z programem lekowym B.101, obowiazujacym od kwietnia 2024 roku, w subpopulacji
dorostych pacjentow z HeFH obowigzuja nastepujace kryteria kwalifikacji do leczenia:

1. potwierdzona diagnoza rodzinnej heterozygotycznej hipercholesterolemii, tj. > 8
punktéw w skali Dutch Lipid Clinic Network

2. poziom LDL-C > 100 mg/dl (2,5 mmol/l) pomimo stosowania diety i:

a. intensywnego leczenia statynami (stosowanego tacznie przez 3 miesigce, w
tym leczenia skojarzonego przez minimum 1 miesigc) w maksymalnych tole-
rowanych dawkach, a nastepnie w skojarzeniu z ezetymibem w dawce 10 mg

lub

b. catkowita nietolerancja statyn, definiowana wedtug obowiazujacych wytycz-
nych towarzystw naukowych w zakresie diagnostyki i leczenia zaburzen lipi-
dowych (PTL/KLRWP/PTK/PTDL/PTD/PTNT), jako udokumentowany brak to-
lerancji co najmniej 2 statyn — jednej w najmniejszej poczatkowej dawce na
dobe i drugiej w dowolnej dostepnej dawce (okres leczenia statynami usta-
lony przez lekarza prowadzacego, ale nie krotszy niz przez 3 miesiace);

albo

3. pacjenci, z heterozygotyczng hipercholesterolemia rodzinng leczeni ewolokumabem
zakwalifikowani do programu lekowego B.101 zgodnie z podpunktem 1.2.5. po osig-
gnieciu petnoletniosci, ktorzy podlegaja przeniesieniu leczenia do osrodka dla doro-
stych bez koniecznosci spetnienia kryteriow ogolnych kwalifikacji (1.1.) [PL B.101].

Oszacowanie liczebnosci subpopulacji dorostych pacjentow z HeFH rozpoczeto od wyznacze-
nia liczby oséb chorujacych na hipercholesterolemie w Polsce.

Obecnie do programu kwalifikuja sie jedynie pacjenci z pewnym rozpoznaniem FH rozumia-
nym jako wynik powyzej 8 punktow w skali The Dutch Lipid Clinic Network (DLCN). W celu
uwzglednienia w oszacowaniach rodzaju rozpoznania, przyjeto, iz

Tab. 8. Dane z rejestru TERCET [Dyrbus FH 2019].

Diagnoza Liczba pacjentéw w | Odsetek Liczba chorych na FH
rejestrze TERCET w Polsce
Il I
|| ||
| .
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| | __1l 1] .

HeFH pewna: >8 pkt. w skali DLCN, HeFH prawdopodobna: 6-8 pkt. w skali DLCN, HeFH mozliwa: 3-5 pkt. w
skali DLCN

Jednym z warunkow kwalifikacji do programu lekowego jest utrzymanie poziomu LDL-C po-
wyzej 100 mg/dl, pomimo leczenia skojarzonego statynami z ezetymibem. W zwigzku z tym,
w nastepnych etapach oszacowania wzigeto pod uwage odsetek pacjentow przyjmujacych
leczenie skojarzone,

Ostatnim etapem estymacji liczebnosci populacji byto uwzglednienie odsetka pacjentow z

hipercholesterolemia rodzinna, |
[

Podsumowanie oszacowan przedstawiono w Tab. 9. | EGTGTcNGNGEGEGEGEGEGEGEGEEEEE

Tab. 9. Liczebnosc¢ subpopulacji dorostych z HeFH, wariant bazowy.
Odsetek | Popula- Metoda Zrédto

[

Catkowita populacja
*Brak skutecznosci w wariancie bazowym rozumiany jest jako brak spadku poziomu LDL-C ponizej
100 mg/dl, mimo zastosowania leczenia hipolipemizujacego, co odpowiada kryteriom PL obowigzu-
jacego od kwietnia 2024 r.

cja, n oszacowa-
nia
A Pacjenci z FH w Polsce I |
B Pacjenci z pewnym rozpozna- || [}
niem HeFH il
C | Pacjenci przyjmujacy leczenie | I
skojarzone statynami z ezetymi- -
bem
D | Brak skutecznosci leczenia sko- [ [
jarzonego* [
E Nietolerancja statyn - -
|
||

2.1.4.1.2 Wariant docelowy — subpopulacja dorostych pacjentéw z HeFH

Wariant docelowy, zgodny z niniejszym wnioskiem, zaktada wprowadzenie nastepujacych
zmian w kryteriach kwalifikacji do programu lekowego dla subpopulacji dorostych pacjentow
Z HeFH:

¢ zmiana rodzaju rozpoznania HeFH z pewnego na pewne lub prawdopodobne, co ro-
zumiane jest jako osiagniecie minimum 6 punktow w skali DLCN,

= zmiana progu LDL-C ze 100 mg/dl na 70 mg/dl.

Petne brzmienie programu lekowego po uwzglednieniu wymienionych modyfikacji przedsta-
wiono w sekcji Aneks 1. Projekt programu lekowego.

W celu oszacowania liczebnosci subpopulacji po wprowadzeniu powyzszych zmian, zmodyfi-
kowano odpowiednie odsetki wykorzystane w estymacji liczebnosci w wariancie bazowym.
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Nastepnie zmodyfikowano odsetek pacjentow, u ktorych terapia nie wykazata skutecznosci,

Podsumowanie oszacowan zaprezentowano w ponizszej tabeli.

Tab. 10. Liczebnosc subpopulacji dorostych z HeFH, wariant docelowy.

Odsetek Popula- Metoda oszaco- | Zrodlo
cja, n wania

A Pacjenci z FH w Polsce
Pacjenci z pewnym lub prawdo-
podobnym rozpoznaniem HeFH

m

C | Pacjenci przyjmujacy leczenie [
skojarzone statynami z ezetymi-
bem

D Brak skutecznosci leczenia sko- B
jarzonego®

E Nietolerancja statyn [ |

Catkowita populacja
Wzrost liczebnosci populacji, n

nir

WAL

Wspotczynnik wzrostu wzgledem wa-
riantu bazowego

*Brak skutecznosci w wariancie bazowym rozumiany jest jako brak spadku poziomu LDL-C ponizej
70 mg/dl, mimo zastosowania leczenia hipolipemizujacego, co odpowiada postulowanym zmianom
kryteriow kwalifikacji do PL.
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2.1.4.2 Subpopulacja dorostych pacjentéw z bardzo wysokim
ryzykiem choréb uktadu sercowo-naczyniowego

2.1.4.2.1 Wariant bazowy — subpopulacja dorostych pacjentow z wysokim
ryzykiem CVD

W subpopulacji dorostych pacjentéow z bardzo wysokim ryzykiem chorob uktadu sercowo-
naczyniowego obowiazuja nastepujace kryteria kwalifikacji do leczenia w ramach programu
lekowego B.101:

1. LDL-C >70 mg/dl (1,8 mmol/l) pomimo stosowania diety i:

a.

intensywnego leczenia statynami (stosowanego tacznie przez co najmniej 3
miesigce, w tym leczenia skojarzonego przez minimum 1 miesigc) w maksy-
malnych tolerowanych dawkach, a nastepnie statynami w maksymalnych to-
lerowanych dawkach w skojarzeniu z ezetymibem,

lub

catkowita nietolerancja statyn, definiowana wedtug obowiazujacych wytycz-
nych towarzystw naukowych w zakresie diagnostyki i leczenia zaburzen lipi-
dowych (PTL/KLRWP/PTK/PTDL/PTD/PTNT), jako udokumentowany brak to-
lerancji co najmniej 2 statyn — jednej w najmniejszej poczatkowej dawce na
dobe i drugiej w dowolnej dostepnej dawce (okres leczenia statynami usta-
lony przez lekarza prowadzacego, ale nie krotszy niz przez 3 miesiace).

2. przebyty zawat serca z udokumentowana w koronarografii lub tomografii miazdzyca
tetnic wiencowych, ktory wystgpit do 24 miesiecy przed wtaczeniem do programu
lekowego oraz dodatkowym jednym zdarzeniem sercowo-naczyniowym:

a.

o]

wiencowym:
z dodatkowo przebytym zawatem serca w wywiadzie
lub

wielonaczyniowa chorobg wiencowa, zdefiniowang jako co najmniej 50% zwe-
zenie swiatta naczynia w co najmniej 2 naczyniach

lub
wiekiem ponizej 50 lat w chwili pierwszego zawatu,
lub

po uprzednio wykonanym zabiegu PCl lub CABG wielonaczyniowej choroby
wiencowej,

.z chorobg miazdzycowa tetnic innych niz wiencowe, rozumiang jako:

choroba tetnic obwodowych (PAD), tj.:

i. chromanie przestankowe ze wskaznikiem kostka-ramie (ABI)
<0,85

lub

ii.  przebyta rewaskularyzacja tetnic obwodowych
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lub
ili.  amputacja konczyny z powodu choroby miazdzycowej
lub
choroba tetnic mozgowych, tj.:
i.  przebyty udar mozgu niedokrwienny
lub
il.  przemijajacy atak niedokrwienny (TIA)
lub
iil.  przebyta rewaskularyzacja tetnic dogtowowych [PL B.101].

Wyznaczenie liczebnosci subpopulacji w wariancie bazowym rozpoczeto od oszacowania
liczby zyjacych osob, u ktorych w ciggu dwoch lat poprzedzajacych kwalifikacje do programu
wystapit zawat serca.

Tab. 11. Liczba pacjentow z historig zawatu przebytego w ciggu dwoch lat
poprzedzajacych kwalifikacje do programu lekowego [NFZ Zawaty].

Zapadalnosc

Rok

Liczba przypadkow

Smiertelnos¢

Liczba zyjacych osob po przebytym
zawale w ciggu dwoch ostatnich lat

Nastepnie uwzgledniono odsetki wspotwystepowania zawatu i innych zdarzen sercowo-na-
czyniowych, takich jak:

dodatkowy zawat w wywiadzie,

wielonaczyniowa choroba wiencowa (ang. multivessel coronary artery dise-
ase; MVD),

choroba tetnic obwodowych (ang. peripheral artery disease; PAD),

udar.




Tab. 12. Odsetki wspotwystepowanie zawatu i innych zdarzen sercowo-naczy-
niowych.

Zdarzenie Odsetek przypadkéw w populacji | Zrodto

0s0b po przebytym zawale

Dodatkowy zawat w wywiadzie
MVD

PAD
Udar

MVD — wielonaczyniowa choroba wiencowa (ang. multivessel coronary arte'f;;dr'sease], PAD — choroba tetnic
obwodowych (ang. peripheral artery disease)

Warunkiem kwalifikacji do leczenia alirokumabem jest utrzymanie poziomu LDL-C powyzZej
progu 70 mg/dl, pomimo leczenia statynami, a nastepnie statynami w potaczeniu z ezetymi-
bem.

Ostatni etap oszacowania stanowito uwzglednienie nietolerancji statyn.

Podsumowanie oszacowan liczebnosci populacji przedstawiono w Tab. 13. || G

Tab. 13. Liczebnos¢ subpopulacji dorostych z bardzo wysokim ryzykiem cho-
rob sercowo-naczyniowych, wariant bazowy.

Odsetek Populacja | Metoda Zrodto

oszacowa-
nia
A Pacjenci po zawale serca prze- l - l
bytym w ciagu dwoch lat po-
przedzajacych kwalifikacje do
programu
B | Pacjenci z dodatkowymi zdarze- | | |
niami sercowo-naczyniowymi**
B1 Dodatkowy zawat serca w wy- - -
wiadzie
B2 MVD R I

19



B3 Wspotwystepowanie dodatko-
wego zawatu w wywiadzie i

MVD
B4 PAD
B5 Udar

C Pacjenci, ktorzy przyjmujg le-
czenie skojarzone statynami z

ezetymibem

D Brak skutecznosci leczenia sko-
jarzonego™®

E Nietolerancja statyn

Catkowita populacja
MVD — wieloﬁaczyhiowa choroba wiencowa (ang. multivessel cofbnary arm-dfsease}, PAD — cho-
roba tetnic obwodowych (ang. peripheral artery disease)

*Brak skutecznosci w wariancie bazowym rozumiany jest jako brak spadku poziomu LDL-C ponizej
70 mg/dl, mimo zastosowania leczenia hipolipemizujacego, co odpowiada kryteriom PL obowigzu-
jacego od kwietnia 2024 r.

**Zastosowano korekte o wspolwystepowanie dodatkowego zawatu w wywiadzie oraz MVD wsrod
pacjentow po przebytym zawale serca.

2.1.4.2.2 Wariant docelowy — subpopulacja dorostych z wysokim ryzykiem
choréb sercowo-naczyniowych

Wariant docelowy, zgodny z niniejszym wnioskiem, zaktada wprowadzenie nastgpujacych
zmian w kryteriach kwalifikacji do programu lekowego B.101:

e zmiana kryterium przebytego zawatu w ciggu dwoch lat od kwalifikacji do programu
na przebyty ostry zespot wiencowy (OZW) w ciagu 5 lat od kwalifikacji do programu,

e zmiana dodatkowego zawatu w wywiadzie na dodatkowy ostry zespot wiencowy w
wywiadzie,

e usuniecie kryterium wskaznika ABI<0,85 dla chromania przestankowego,

e skrocenie czasu leczenia statynami w potaczeniu z ezetymibem z 3 miesiecy do 6
tygodni.

Petne brzmienie programu lekowego po uwzglednieniu wymienionych modyfikacji przedsta-
wiono w sekcji Aneks 1. Projekt programu lekowego.

Biorac pod uwage powyzsze, w oszacowaniu liczebnosci subpopulacji w wariancie docelo-
wym skupiono si¢ na zastapieniu kryterium zawatu serca przez OZW i wydltuzeniu kryterium
czasowego oraz zmianie w zakresie dodatkowych zdarzen sercowo-naczyniowych.

20



Estymacje liczebnosci subpopulacji rozpoczeto od wyznaczenia liczby Polakow, u ktorych w
ciagu 5 lat poprzedzajacych kwalifikacje do programu lekowego wystapit ostry zespot wien-
COWY.

Tab. 14. Liczba pacjentéw z historiag OZW przebytego w ciagu pieciu lat po-
przedzajacych kwalifikacje do programu lekowego [NFZ Zawaty].

Zapadalnosc

Rok Liczba przypadkow (tys.)

Smiertelnos¢

Liczba zyjacych osob po przebytym
OZW w ciagu pieciu ostatnich lat

OZW — ostre zespoty wiencowe

Analogicznie do wariantu bazowego, uwzgledniono odsetki wspotwystepowania OZW i zda-
rzen sercowo-naczyniowych takich jak:

« dodatkowy ostry zespot wiencowy w wywiadzie,

e wielonaczyniowa choroba wiencowa (ang. multivessel coronary artery dise-
ase; MVD),

e choroba tetnic obwodowych (ang. peripheral artery disease; PAD),
e udar.

Ostre zespoty wiencowe definiowane sg jako zespot zdarzen sercowo-naczyniowych obejmu-
jacych zawat serca oraz niestabilng dtawice piersiowa (ang. unstable angina; UA) [MP 2024].
W zwiazku z tym w niniejszej analizie, wystapienie ,,dodatkowego ostrego zespotu wienco-
wego w wywiadzie” rozumiane jest jako przebyty zawal serca lub wystapienie UA w wywia-
dzie.

o]
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Tab. 15. Odsetki wspotwystepowania OZW i innych zdarzen sercowo-naczy-
niowych.

Zdarzenie Odsetek przypadkéow w popu- | Zrodto
lacji osob po przebytym OZW

Zawat w wywiadzie

UA w wywiadzie
MVD
PAD

Udar B |

MVD — wielonaczyniowa choroba wiencowa (ang. multivessel coronary arters; disease), PAD — choroba tetnic
obwodowych (ang. peripheral artery disease), UA — niestabilna dlawica piersiowa (ang. unstable angina)

Pozostate etapy oszacowania nie ulegty zmianie w stosunku do wariantu bazowego.

W Tab. 16 przedstawiono podsumowanie oszacowan.

Tab. 16. Liczebnos¢ subpopulacji dorostych z bardzo wysokim ryzykiem cho-
rob sercowo-naczyniowych, wariant docelowy.

Odsetek Populacja | Metoda Zrodto
(tys.) oszacowa-
nia
A~ [ Pacjenci po OZW przebytym w 1 i ]
ciqgu pieciu lat poprzedzaja-
cych kwalifikacje do programu 1 |
B Pacjenci z dodatkowymi zdarze- | | I | |
niami sercowo-naczyniowymi** [ ]
B Zawal serca w wywiadzie H B B
I
B2 UA w wywiadzie Il B I
I
B3 MVD I B | |
I
B4 Wspotwystepowanie dodatko- - -—- f
B wego OZW w wywiadzie i MVD ) I | _ |
B5 PAD Il B I
. |
B6 Udar Il B EE
I
C [ Pacjenci, ktorzy przyjmuja le- B B I
czenie skojarzone statynami z ]
ezetymibem
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D Brak skutecznosci leczenia sko- | B
jarzonego® [ - |
E Nietolerancja statyn - -i—-
H
Catkowita populacja ) [ | 0
Wzrost liczebnosci populacji (tys.) - — '
I
I
I
I
I
I
I
I
Wspoétczynnik wzrostu wzgledem wa- N N
riantu bazowego -
I
I
I
I
I
I
I

MVD — wielonaczyniowa choroba wiencowa (ang. multivessel corenary artery disease), PAD — cho-
roba tetnic obwodowych (ang. peripheral artery disease), UA — niestabilna dtawica piersiowa (ang.
unstable angina)

*Brak skutecznosci w wariancie bazowym rozumiany jest jako brak spadku poziomu LDL-C ponizej
70 mg/dl, mimo zastosowania leczenia hipolipemizujacego, co odpowiada kryteriom PL obowigzu-
jacego od kwietnia 2024 r.

**Zastosowano korekte o wspotwystepowanie dodatkowego OZW w wywiadzie oraz MVD wsrod pa-
cjentéw po przebytym OZW.

2.1.4.3 Podsumowanie liczebnosci populacji dorostych pacjentow z
HeFH oraz pacjentow z bardzo wysokim ryzykiem choréb
uktadu sercowo-naczyniowego

Jak pokazano w sekcjach 2.1.4.1.2 i 2.1.4.2.2, wprowadzenie wnioskowanych modyfikacji w

warunkach kwalifikacji do programu lekowego B.101 | GTGNGNGNGNGGEGNGEEEEEEEEEEE

W celu okreslenia docelowej liczebnosci subpopulacji w | i Il roku analizy wptywu na budzet,
wykorzystano dane dotyczace struktury wtaczen do programu lekowego udostepnione przez
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Rys. 1. Miesieczna liczba wtaczen do PL — ramie HeFH.

Rys. 2. Miesieczna liczba wiaczen do PL — ramie bardzo wysokiego ryzyka
sercowo-naczyniowego.
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Rys. 3. Srednia liczba wtaczen do programu lekowego — populacja pacjen-
tow dorostych, wariant podstawowy.

Tab. 17. Srednia miesieczna i roczna liczba wiaczen do PL.

Pacjenci z HeFH Pacjenci z bardzo wy- | Lacznie
sokim ryzykiem cho-
rob sercowo-naczy-
niowych

HeFH — heterozygotyczna hipercholesterolemia rodzinna

oS
(5]



Tab. 18. Liczebnos¢ populacji osob dorostych w analizie wptywu na budzet

(wariant podstawowy).

Pacjenci Pacjenci wia- | Pacjenci wig- | Lacznie QOdsetek
obecnie le- | czeni do le- | czeni do le-
czeni aliroku- | czenia aliro- | czenia aliro-
mabem w ra- | kumabem w | kumabem w
mach PL | ramach PL w | ramach PL w
B.101* danym roku roku poprze-
dzajgcym
| rok i ] i i |
HeFH H || | | | 1
0zZW || || ] | ]
Il rok [ ] | ] ] I
HeFH | | | 1 |1 I ||
0zZW || || || | | ]

PL — program lekowy

2.1.4.4 Populacja pacjentéw pediatrycznych z heterozygotyczng
hipercholesterolemia rodzinng

Whnioskowane jest wprowadzenie refundacji alirokumabu w ramach programu lekowego
B.101, w grupie pacjentow pediatrycznych z heterozygotyczna hipercholesterolemia ro-
dzinng, zgodnie z nastepujacymi kryteriami:

1. wiek 8

- 18 lat;

2. potwierdzona diagnoza hipercholesterolemii rodzinnej na podstawie wyniku skali Du-
tch Lipid Clinic Network w przypadku heterozygotycznej hipercholesterolemii rodzin-
nej (HeFH)

3. LDL-C > 100 mg/dl (2,5 mmol/l) pomimo stosowania diety i:

a. zoptymalizowanego leczenia statynami zgodnie z aktualnymi wytycznymi to-
warzystw naukowych w zakresie diagnostyki i leczenia zaburzen lipidowych
(stosowanego nie krocej niz 3 miesigce),

lub

pacjenci z catkowitg nietolerancja statyn, definiowana wedtug aktualnych wy-
tycznych towarzystw naukowych w zakresie diagnostyki i leczenia zaburzen
lipidowych, jako udokumentowany brak tolerancji co najmniej 2 statyn - jed-
nej w najmniejszej poczatkowej dawce na dobe i drugiej w dowolnej dostep-
nej dawce (okres leczenia statynami ustalony przez lekarza prowadzacego,
ale nie krotszy niz przez 3 miesiace).

Oszacowanie populacji docelowej rozpoczeto od wyznaczenia liczy pacjentow pediatrycz-
nych ze zdiagnozowang HeFH.
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Nastepnie uwzgledniono odsetek chorych przyjmujacych statyny. W

Tab. 19. Odsetek pacjentow pediatrycznych z rozpoznaniem HeFH leczonych
statynami.

Zrodto Odsetek

Nalezy zaznaczyc, ze zgodnie ze stanowiskiem Forum Ekspertow Lipidowych w Polsce, w
standardowym postepowaniu terapeutycznym, statyny mogg byc¢ wykorzystywane dopiero po
ukonczeniu przez pacjenta 8 roku zycia [Mysliwiec 2014].

Warunkiem kwalifikacji do programu lekowego jest utrzymanie poziomu LDL-C powyzej 100

mg/dl, pomimo leczenia statynami.

Ostatnim etapem estymacji liczebnosci populacji byto uwzglednienie odsetka pacjentow, u
ktorych wystepuje nietolerancja statyn.

Podsumowanie oszacowan zaprezentowano w Tab. 20.

Tab. 20. Liczebnos$¢ subpopulacji pacjentéw pediatrycznych z HeFH.

Odsetek Populacja | Metoda Zrédio

OosZacowa-
nia
A | Pacjenci ponizej 18 roku zycia z | | ||
rozpoznaniem E78.0
B Pacjenci leczeni statynami - -
C Brak skutecznosci leczenia sko- |
jarzonego®

27



D Nietolerancja statyn || || ‘

Catkowita populacja
*Brak skutecznosci rozumiany jest jako brak spadku poziomu LDL-C ponizej 100 mg/dl, mimo za-
stosowania leczenia hipolipemizujacego.

W celu oszacowania liczebnosci populacji docelowej w BIA, wzieto pod uwage, iz w analizo-
wanej subpopulacji lekiem konkurencyjnym dla alirokumabu bedzie ewolokumab, ktory
zgodnie z ChPL leku Repatha®, wskazany jest do stosowania u pacjentow powyzej 10 roku
zycia [ChPL Repatha].

Strukture wieku pacjentow pediatrycznych oszacowano na podstawie publikacji Motkowski
2023, z ktorej zaczerpnieto informacje dotyczace s$redniej i odchylenia standardowego
wieku w chwili rozpoczecia farmakoterapii.

Tab. 21. Struktura wieku pacjentéow pediatrycznych w momencie rozpoczecia

farmakoterapii.
Wiek w momencie rozpoczecia farmakoterapii (Srednia = SD) 13+2,47
Odsetek pacjentow w wieku 8-10 lat [
Odsetek pacjentéow w wieku 10-18 lat [ |

Uwzgledniajac zatozenie dotyczace udziatu alirokumabu w rynku w poszczegélnych grupach
wiekowych oraz przyjmujac, ze pacjenci beda systematycznie wtaczani do PL w ciggu dwoch
lat analizy, obliczono liczebnosc¢ populacji w | i Il roku BIA. Podsumowanie liczebnosci subpo-
pulacji pediatrycznej przedstawiono w Tab. 22.

Tab. 22. Liczebnosc¢ populacji pediatrycznej w analizie wptywu na budzet

Rok analizy Liczba pacjentow
| rok [ ]
I rok [ |
2.1.5 Podsumowanie liczebnosci populacji w | i Il roku
analizy

W Tab. 23 przedstawiono podsumowanie liczebnosci populacji uwzglednionych w analizie
wptywu na budzet.



Tab. 23. Liczebnos¢ populacji w analizie wptywu na budzet

Rok analizy

Populacja dorostych
pacjentow z HeFH

Populacja pacjentow
z bardzo wysokim ry-

Populacja pedia-
tryczna z HeFH

zykiem chorob uktadu
sercowo-naczynio-
wego

Il rok

2.1.6 Implementacja w modelu budzetowym

W niniejszej analizie zatozono, Ze zarowno pacjenci dorosli, jak i pediatryczni beda dotaczali
do programu lekowego stopniowo w horyzoncie dwoch lat. W celu uwzglednienia zaréwno
liczby pacjentéw, jak i czasu leczenia w danym roku analizy, postuzono sie parametrem pa-
cjentolat terapii. W celu oszacowania liczby pacjentolat leczenia przyjeto nastepujace za-
tozenia:

e miesieczna liczba dorostych pacjentow nowo zakwalifikowanych do leczenia rosnie w
sposob liniowy, co przedstawiono na Rys. 3,

e w populacji pediatrycznej miesieczna liczba wtaczen do programu jest wartoscia
statg,

e w pierwszym miesigcu | roku analizy do terapii alirokumabem zostang wiaczeni wszy-
scy pacjenci obecnie leczeni w ramach programu,

e wszyscy pacjenci wtaczeni do terapii w | roku analizy beda kontynuowac leczenie od
pierwszego miesigca |l roku terapii.

W Tab. 24 przedstawiono podsumowanie liczby pacjentolat terapii w populacji dorostych
pacjentow z HeFH, pacjentow z bardzo wysokim ryzykiem chorob uktadu sercowo-naczynio-
wego oraz pacjentow pediatrycznych.

Tab. 24. Liczba pacjentolat terapii przyjeta w wariancie podstawowym ana-
lizy wptywu na budzet.

Liczba pacjentolat terapii
Populacja dorostych | Populacja pacjen- | Populacja pacjen-
pacjentow z HeFH tow z bardzo wy- | tow pediatrycznych
sokim  ryzykiem
chorob uktadu ser-
cowo-naczynio-
wego

Populacja

| rok

Nowe witaczenia
Pacjenci aktualnie wiaczeni
do PL*

1 amn
1 mnl
Ll

Il rok
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Nowe wtaczenia - -
Pacjenci aktualnie wlaczeni || - I
do PL*

*Zgodnie z Uchwata Nr 6/2025/1V oraz danymi Wnioskodawcy.

2.2 Scenariusze poréwnywane

W ramach analizy przedstawiono dwa scenariusze: scenariusz obrazujacy aktualng sytuacje
(finansowanie alirokumabu w ramach programu lekowego B.101 zgodnie z jego obecnym
brzmieniem) — scenariusz istniejacy, oraz scenariusz przewidywany po wprowadzeniu finan-
sowania technologii zgodnie z proponowanymi zmianami w programie lekowym B.101 — sce-
nariusz nowy. Analizy dla obu scenariuszy przeprowadzono dla dwoch perspektyw — perspek-
tywy ptatnika publicznego oraz perspektywy wspolnej. W przypadku populacji pediatrycznej
przeprowadzono analize wytacznie z perspektywy ptatnika, poniewaz wszystkie koszty roz-
nicujace scenariusz istniejacy i nowy sa ponoszone w catosci przez NFZ. Opis poszczegolnych
scenariuszy przedstawiono ponizej.

2.2.1 Scenariusz istniejacy

Scenariusz istniejacy odpowiada ilosciowej prognozie rocznych wydatkow z perspektywy
podmiotu zobowigzanego do finansowania swiadczen ze srodkow publicznych oraz z perspek-
tywy wspolnej (ptatnika i pacjenta), jakie beda ponoszone na leczenie pacjentow w stanie
klinicznym wskazanym we wniosku, z wyszczegolnieniem sktadowej wydatkow stanowiacej
refundacje ceny wnioskowanej technologii przy zatozeniu, ze minister wtasciwy do spraw
zdrowia nie wyda pozytywnej decyzji o objeciu leku Praluent® finansowaniem w ramach pro-
gramu lekowego B.101, zgodnie z wnioskowanymi warunkami.

2.2.1.1 Populacja dorostych pacjentow z HeFH lub bardzo wysokim
ryzykiem choréb uktadu sercowo-naczyniowego

W scenariuszu istniejacym, w populacji pacjentow dorostych, zatozono, ze alirokumab w
dalszym ciggu bedzie finansowany w ramach programu lekowego B.101, jednak jedynie w
populacji zgodnej z obowiazujacymi obecnie (stan na czerwiec 2025 roku) kryteriami kwali-
fikacji do leczenia.

Brak pozytywnej decyzji dotyczacej rozszerzenia warunkow wtaczenia do programu leko-
wego skutkowac bedzie wyodrebnieniem w scenariuszu istniejacym dwoch subpopulacji pa-
cjentow:

e pacjenci, ktorzy mimo negatywnej decyzji MZ beda leczeni w ramach programu le-
kowego, poniewaz spetniaja obecne kryteria wtaczenia do leczenia,

« pacjenci, ktorzy z powodu negatywnej decyzji MZ nie zostana wtaczeni do leczenia
w ramach programu lekowego, ale spetniaja kryteria kwalifikacji zgodne z wnio-
skiem.

Przeprowadzenie analizy z uwzglednieniem wyzej wymienionych subpopulacji umozliwia jak
najdoktadniejsze przedstawienie kosztow inkrementalnych. Jak wykazano w analizie ekono-
micznej stanowiacej jeden z elementow wniosku, leczenie alirokumabem wptywa na cze-
stosc wystepowania zdarzen sercowo-naczyniowych, a zatem takze na ponoszone koszty. W
analizie nie uwzgledniono subpopulacji pacjentow, ktorzy zaréwno w scenariuszu
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istniejacym, jak i nowym nie kwalifikuja sie do leczenia alirokumabem, poniewaz koszt zwia-
zany z ich terapig nie stanowi kosztu réznicujacego.

W celu estymacji kosztow w scenariuszu istniejgcym, oszacowano liczbe pacjentow, ktorzy
w ciagu dwoch lat analizy zakwalifikuja sie do leczenia alirokumabem zgodnie z obowigzu-
jacym obecnie programem lekowym.

Tab. 25. Liczebnosc populacji zakwalifikowanej do leczenia w scenariuszu
istniejacym, w wariancie podstawowym.

Pacjenci Pacjenci wia- | Pacjenci wia- | Lacznie Odsetek
obecnie le- | czeni do le- | czeni do le-
czeni aliroku- | czenia aliro- | czenia aliro-
mabem w ra- | kumabem w | kumabem w

mach PL | ramach PL w | ramach PL w
B.101* danym roku roku poprze-
dzajacym

I rok [ ] || |
HeFH | | | B
ozW | I 1
Il rok | || | |
HeFH || [ | 1
ozw [ [ [ N |

PL — program lekowy

W subpopulacjach w scenariuszu istniejacym, rowniez zastosowano parametr pacjentolat
leczenia. Ponownie zatozono, ze wszyscy pacjenci leczeni obecnie w programie, beda kon-
tynuowac leczenie w pierwszym i drugim roku analizy oraz ze pacjenci, ktorzy rozpoczeli
leczenie w pierwszym roku beda w dalszym ciggu leczeni w roku kolejnym.

Tab. 26. Liczba pacjentolat terapii w scenariuszu istniejagcym w wariancie
podstawowym analizy — populacja pacjentow dorostych.

Subpopulacja pacjentow leczonych w | Subpopulacja pacjentéw leczonych
ramach PL w scenariuszu istniejacym | poza PL w scenariuszu istniejgcym
| rok
HeFH || |
o - | .
Il rok : - o
HeFH B 1
ozZW | 1




2.2.1.2 Populacja pediatryczna z HeFH

W scenariuszu istniejacym, w populacji pacjentow pediatrycznych, zatozono, ze brak pozy-
tywnego rozpatrzenia wniosku spowoduje, ze pacjenci otrzymajg lek konkurencyjny — ewo-
lokumab. Uwzgledniono fakt, ze do leczenia ewolokumabem zakwalifikujg sie wytacznie pa-
cjenci spetniajacy kryterium wiekowe przyjete w obowigzujacym obecnie programie leko-
wym oraz ChPL produktu Repatha®, czyli pacjenci w wieku 10-18 lat. W analizie pominieto
pacjentow, ktorzy zgodnie z zatozonym podziatem rynku (50% alirokumab, 50% ewolokumab),
zarowno w scenariuszu istniejacym, jak i nowym beda leczeni ewolokumebem, poniewaz nie
generujg oni kosztow roznicujacych.

Liczbe pacjentow, u ktorych zastosowana zostanie terapia ewolokumabem zamiast aliroku-
mabem oszacowano przyjmujac strukture wieku populacji zgodng z danymi w Tab. 21. Po-
nownie zastosowano parametr pacjentolat leczenia. Podsumowanie oszacowan przedsta-
wiono w ponizszej tabeli.

Tab. 27. Liczba pacjentolat terapii w scenariuszu istniejacym w wariancie
podstawowym analizy — populacja pediatryczna.

Liczba pacjentow w wieku 10-18 | Liczba pacjentolat terapii
lat leczonych ewolokumabem*

| rok [ | |
Il rok || |
*Wyltacznie pacjenci roznicujacy, czyli ci ktérzy w przypadku pozytywnej opinii MZ otrzymaliby
leczenie alirokumabem.

Miesieczna liczba wtaczen — 6,75.

2.2.2 Scenariusz nowy

Scenariusz nowy odpowiada ilosciowej prognozie rocznych wydatkow z perspektywy pod-
miotu zobowigzanego do finansowania swiadczen ze srodkow publicznych oraz z perspektywy
wspolnej (ptatnika i pacjenta), jakie beda ponoszone na leczenie pacjentow w stanie kli-
nicznym wskazanym we wniosku, z wyszczegolnieniem sktadowej wydatkow stanowiacej re-
fundacje ceny wnioskowanej technologii przy zatozeniu, ze wydana zostanie pozytywna de-
cyzja o refundacji preparatu Praluent® w ramach PL B.101. zgodnie z rozszerzonymi kryte-
riami kwalifikacji do leczenia.

Liczebnos¢ populacji uwzglednionej w scenariuszu nowym przedstawiono w sekcjach 2.1.5
oraz 2.1.6.

2.3 Analizowane koszty

2.3.1 Koszt substancji

2.3.1.1 Koszt alirokumabu w populacji dorostych pacjentéw z HeFH
lub bardzo wysokim ryzykiem chorob uktadu sercowo-
naczyniowego

Whniosek refundacyjny, ztozony przez Zleceniodawce analizy dotyczy dwaoch prezentacji pro-
duktu leczniczego Praluent®:

32



e 150 mg, 2 wstrzykiwacze,
e 300 mg, 1 wstrzykiwacz.

Obecnie lek objety wnioskiem jest finansowany w ramach programu lekowego B.101 , Lecze-
nie pacjentow z zaburzeniami lipidowymi (ICD-10: E78.01, 121, 122, 125)”. Niniejszy wniosek
zaktada dalsza refundacje leku Praluent™ w ramach tego samego programu lekowego, jednak
zgodnie z proponowanym przez Wnioskodawce rozszerzeniem kryteriow kwalifikacji do le-
czenia. Podsumowanie cen leku w wariancie bez uwzgledniania i z uwzglednieniem mecha-
nizmu dzielenia ryzyka przedstawiono w ponizszej tabeli.

Tab. 28. Wnioskowane ceny leku Praluent®.

Zawartos¢ opakowania [1] CZN, [2] CH, [3] CHB, [4] WLF,
PLN PLN PLN

Bez RSS

Praluent®, 150 mg, op. 2 wstrzykiwacze ) @ )

Praluent®, 300 mg, op. 1 wstrzykiwacz - —-

Z RSS

Praluent®, 150 mg, op. 2 wstrzykiwacze N -

Praluent®, 300 mg, op. 1 wstrzykiwacz | ) B )

Na szaro zaznaczono podstawe limitu w grupie.

Objasnienia wyliczen:

[2] = [1] + marza hurtowa?® (6% * [1]),

[3] = [2] + VAT (8% z [2]),

[4] — na podstawie ceny podstawy limitu w grupie.

CHB — cena hurtowa brutto; CZN — cena zbytu netto; CH — cena hurtowa; PLN — polski ztoty; RSS
— mechanizm dzielenia ryzyka; WLF — wysokosé limitu finansowania.

W przypadku lekéw i srodkow spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego stosowa-
nych w ramach programow lekowych, wysokos¢ marzy hurtowej nie moze by¢ wyzsza niz 2000 zt.

W modelu budzetowym zaimplementowano roczny koszt terapii lekiem Praluent®. Oszaco-
wanie rocznego kosztu leczenia przedstawiono w ponizszej tabeli.

Tab. 29. Roczny koszt leczenia alirokumabem.

Z RSS

Koszt jednego opakowania leku (2 x 150 mg/1 x 300
mg)

Liczba DDD w opakowaniu

Roczna liczba opakowan

Koszt roczny

DDD — dawka dobowa definiowana (ang. daily defined dose)

2.3.1.2 Koszt alirokumabu w populacji pediatrycznej

Zgodnie z Charakterystyka Produktu Leczniczego Praluent®, dawkowanie alirokumabu po-
winno odbywac sie zgodnie ze schematem przedstawionym w ponizszej tabeli.
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Tab. 30. Dawkowanie alirokumabu [ChPL Praluent].

Masa ciata pacjenta Zalecana dawka Zalecana dawka, jesli ko-
nieczna jest dodatkowa re-
dukcja stezenia LDL-C*

Ponizej 50 kg | 150 mg co 4 tygodnie 75 mg co 2 tygodnie

50 kg i wiecej 300 mg co 4 tygodnie | 150 mg co 2 tygodnie

*Stezenie lipidéw mozna ocenic 8 tygodni po rozpoczeciu leczenia lub dostosowaniu dawki i od-

powiednio zmodyfikowac dawke.

Tab. 31.
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150 mg/1 x 300 mg)

Koszt jednego opakowania leku (2 x T B

Liczba DDD w opakowaniu

Roczna liczba opakowan
Koszt roczny

i)

DDD — dawka dobowa definiowana (ang. daily defined dose)

|
I
]
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Roczny koszt leczenia alirokumbem w wariancie bez RSS i z RSS obliczono jako srednig wa-

zona rocznych kosztéw leczenia w [

Tab. 33. Sredni roczny koszt leczenia alirokumabem w populacji pediatrycz-

nej.
% Koszt roczny
Bez RSS Z RSS
L | I 1
L N [ 1
I I 1

2.3.2 Koszt ewolokumabu w populacji pediatrycznej

W wariancie bez RSS roczny koszt leczenia ewolokumabem wyznaczono na podstawie Ob-
wieszczenia Ministra Zdrowia z dnia 19 marca 2025 r. w sprawie wykazu refundowanych le-
kow, srodkow spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycz-
nych na 1 kwietnia 2025 .

Tab. 34. Cena hurtowa brutto leku Reaptha® [Obwieszczenie MZ].

Substancja Nazwa postac i dawka Zawarto$¢ opa- | Numer GTIN Cena hurtowa
czynna leku kowania brutto
Evolocuma- Repatha, roztwor do 2 wstrzykiwacze | 05909991224370 1802,14
bum wstrzykiwan, 140 mg

Ze wzgledu na brak informacji dotyczacych rzeczywistego kosztu jednego miligrama ewolo-
kumabu, zdecydowano sie przeprowadzi¢ wtasne oszacowanie bazujace na danych zaczerp-
nietymi z Uchwaty Nr 6/2025/1V w sprawie przyjecia okresowego sprawozdania z dziatalnosci
Narodowego Funduszu Zdrowia za IV kwartat 2024 roku oraz raportu refundacyjnego za okres
od stycznia do grudnia 2024 roku. Na podstawie raportowanej liczby jednostek rozliczenio-
wych oraz kwoty refundacji obliczono koszt 1 mg substancji czynnej, na podstawie ktorego
oszacowano koszt jednego opakowania leku Repatha® w wariancie z RSS.

Tab. 35. Cena leku Repatha® w wariancie z RSS [Uchwata 6/2025/1V, Raport
refundacyjny 2024].

Jednostka ro- Liczba rozliczo- Kwota refunda- | PLN/mg Cena za opako-
zliczeniowa nych jednostek cji wanie
rozliczeniowych
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Zgodnie z Charakterystyka Produktu Leczniczego Reaptha, modyfikacja dawki ewolokumabu
ze wzgledu na mase ciata nie jest konieczna, w zwiazku z czym przyjeto dawkowanie zgodne
z programem lekowym B.101 — 140 mg ewolokumabu podawane co 2 tygodnie. Podsumowanie
rocznych kosztow leczenia ewolokumabem zamieszczono w Tab. 36.

Tab. 36. Roczny koszt leczenia ewolokumabem.

Koszt jednego opakowania leku (2 x 140 mg) m |
|
||

Liczba DDD w opakowaniu
Roczna liczba opakowan

Koszt roczny -

DDD — dawka dobowa definiowana (ang. daily defined dose)
Dawkowanie ewolokumabu przyjeto zgodnie z programem lekowym B.101.

2.3.3 Koszt diagnostyki i monitorowania leczenia w
programie lekowym

Zgodnie z Zarzadzeniem 175/2023/DGL ryczatt diagnostyczny definiowany jest jako ,,produkt
rozliczeniowy, w ramach ktorego finansowany jest usredniony koszt badan diagnostycznych
wymaganych przy kwalifikacji i w trakcie realizacji programu lekowego, wykonywanych u
swiadczeniobiorcy objetego tym programem w danym roku kalendarzowym, z wytaczeniem
badan genetycznych wykonywanych w trakcie kwalifikacji do programu lekowego, z zastrze-
zeniem § 24 ust. 4”.

Uznano zatem, ze w populacji pacjentow dorostych koszt diagnostyki i monitorowania lecze-
nia preparatem Praluent® bedzie rowny ryczattowi diagnostycznemu odpowiadajacemu
Swiadczeniu ,,Diagnostyka w programie leczenia dorostych pacjentow z zaburzeniami lipido-
wymi alirokumabem, ewolokumabem lub inklisiranem”.

W populacji pediatrycznej, zatozono, ze wysokosc ryczattu diagnostycznego w przypadku
terapii alirokumabem bedzie rowna ryczattowi obowigzujacemu w populacji leczonej ewo-
lokumabem, zgodnie z nastepujacymi swiadczeniami:

e ,Diagnostyka w programie leczenia pediatrycznych pacjentéw z zaburzeniami lipido-
wymi ewolokumabem — 1 rok terapii”,

e ,Diagnostyka w programie leczenia pediatrycznych pacjentow z zaburzeniami lipido-
wymi ewolokumabem — 2 i kolejny rok”.

Podsumowanie kosztow diagnostyki i monitorowania leczenia w programie lekowym przed-
stawiono w ponizszej tabeli.

Tab. 37 Koszt diagnostyki i monitorowania leczenia w programie lekowym le-
czenia hipercholesterolemii rodzinnej.

Populacja Kod Nazwa swiadczenia Ryczatt
roczny
Pacjenci dorosli 5.08.08.0000124 | Diagnostyka w programie leczenia doro- 100,00

stych pacjentéw z zaburzeniami lipido-
wymi alirokumabem, ewolokumabem lub
inklisiranem
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Pacjenci pediatryczni | 5.08.08.0000246 | Diagnostyka w programie leczenia pedia- | 225,00
trycznych pacjentow z zaburzeniami lipi-
| dowymi ewolokumabem — 1 rok terapii |

5.08.08.0000247 | Diagnostyka w programie leczenia pedia- 150,00
trycznych pacjentow z zaburzeniami lipi-
dowymi ewolokumabem — 2 i kolejny rok
terapii

2.3.4 Koszt leczenia hipolipemizujacego

Koszt leczenia hipolipemizujacego w postaci terapii skojarzonej statynami i ezetymibem zo-
stat uwzgledniony wytacznie w scenariuszu obecnym. W scenariuszu istniejacym i nowym
koszt ten zostat pominiety, poniewaz nie stanowi kosztu roznicujacego — optymalna terapia
zmniejszajaca stezenie lipidow stosowana jest jako terapii tta w obu rozwazanych scenariu-
szach.

2.3.4.1Populacja dorostych pacjentow z HeFH lub bardzo wysokim
ryzykiem choréb uktadu sercowo-naczyniowego

Zgodnie z programem lekowym skojarzona terapia hipolipemizujaca rozumiana jest jako le-
czenie statynami w potaczeniu z ezetymibem.

. W niniejszej analizie,
przyjeto, ze ceny lekow sa zgodne z cenami z Obwieszczenia MZ z dnia 19 marca 2025 roku
[Obwieszczenie MZ]. W celu obliczenia Sredniej ceny miligrama substancji czynnej, ceny
lekow zostaty zwazone udziatem w rynku wszystkich preparatow zawierajacych dang sub-
stancje aktywna, bazujac przy tym na danych z raportu refundacyjnego za okres od stycznia
do lutego 2025 r. [Raport refundacyjny 2025]. Szczegotowe zestawienie preparatow uwzgled-
nionych w niniejszej analizie znajduje sie w rozdziale Aneks 3: Leczenie hipolipemizujace.

Tab. 38. Sredni roczny koszt terapii hipolipemizujacej.

Schemat leczenia* Udziat** Sredni roczny Sredni roczny
koszt, perspek- koszt, perspek-
tywa ptatnika, tywa wspolna,

PLN PLN

1

-

*Wysoka dawka statyn - 80 mg atorwastatyny, umiarkowana dawka statyn - 40 mg atorwastatyny,
niska dawka statyn - 10 mg atorwastatyny. Ezetymib w dawce 10 mg.
**Oszacowanie na podstawie Nowowiejska 2023.



2.3.4.2Populacja pediatryczna z HeFH

Koszt terapii hipolipemizujacej w populacji pediatrycznej oszacowano w oparciu o analize
ekonomiczng dla leku Repatha® [AE 114/2023].

Koszt terapii statynami

Przyjeto, Ze ceny lekow sq zgodne z cenami z Obwieszczenia MZ z dnia 19 marca 2025 roku
[Obwieszczenie MZ]. W celu obliczenia sredniej ceny miligrama substancji czynnej, ceny
lekow zostaty zwazone udziatem w rynku wszystkich preparatow zawierajacych dang sub-
stancje aktywna, bazujac przy tym na danych z raportu refundacyjnego za okres od stycznia
do lutego 2025 r. [Raport refundacyjny 2025]. Szczegotowe zestawienie preparatow uwzgled-
nionych w niniejszej analizie znajduje sie w rozdziale Aneks 3: Leczenie hipolipemizujace.
Koszt statyn przedstawiono wytacznie z perspektywy ptatnika, poniewaz wszystkie uwzgled-
nione preparaty znajduja sie na liscie refundacyjnej D1, zatem w przypadku pacjentow po-
nizej 18 roku zycia, sa wydawana bez optat po stronie swiadczeniobiorcy.

Podsumowanie kosztow przedstawiono w ponizszej tabeli.

Tab. 39. Sredni koszt statyn w populacji pediatrycznej.

Dawka Sredni Sredni koszt | Liczba sprzeda- | Sredni koszt za
maksy- koszt za Za dawke nych opakowani | mg*, PLN
malna, mg mg, PLN maksy-
malna, PLN
Atorwastatyna . - _ -
Simwastatyna || || | T |
Rozuwastatyna | [ [ | -}

*Srednia wazona liczba sprzedanych opakowan.
Koszt terapii ezetymibem

Koszt terapii ezetymibem w populacji pediatrycznej obliczono analogicznie do kosztu statyn.
Preparaty zawierajace ezetymib nie znajduja sie na liscie D1, zatem ich koszt zostat wyra-
zony zarowno z perspektywy ptatnika, jak i wspolnej. Oszacowanie przedstawiono w poniz-
szej tabeli.

Tab. 40. Sredni koszt ezetymibu w populacji pediatrycznej.

Dawka mak- |Sredni koszt |Sredni koszt | Sredni koszt za | Sredni koszt za
symalna, mg |za mg, per- za mg, per- |dawke maksy- |dawke maksy-
spektywa spektywa malna, per- malna, perspek-
ptatnika, PLN |wspdlna, spektywa ptat- |tywa wspolna,
PLN nika, PLN PLN
| Ezetymib H I I [ ]

Podsumowanie rocznego kosztu leczenia hipolipemizujgcego w populacji pediatrycznej

W Tab. 41 przedstawiono podsumowanie rocznego kosztu terapii hipolipemizujacej stosowa-
nej w populacji pediatrycznej.
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Tab. 41. Sredni roczny koszt terapii hipolipemizujacej — populacja pedia-

tryczna.
Sredni roczny koszt, perspek- Sredni roczny koszt, perspek-
tywa ptatnika, PLN tywa wspolna, PLN
Statyny -
Ezetymib ||
Koszt catkowity ||

2.3.5 Koszt opieki medycznej w przypadku zdarzen

sercowo-naczyniowych

2.3.5.1Populacja dorostych pacjentow z HeFH lub bardzo wysokim

ryzykiem choréb uktadu sercowo-naczyniowego

Koszt zwigzany z wystapieniem zdarzen sercowo-naczyniowych w populacji dorostych pa-
cjentow z HeFH oraz pacjentow z bardzo wysokim ryzykiem choréb uktadu sercowo-naczy-
niowego oszacowano przy pomocy modelu ekonomicznego.

W tym celu w modelu ekonomicznym zaimplementowano odpowiednie parametry charakte-
rystyki populacji, zgodnie z tabelg przedstawiong w rozdziale Aneks 2: Zestawienie parame-
trow charakterystyki populacji w scenariuszu obecnym, istniejacym i nowym. Koszty przed-
stawiono dla nastepujacych subpopulacji:

populacja obecnie leczona w ramach programu lekowego (rownorzedna populacji
zakwalifikowanej do programu lekowego w scenariuszu istniejacym),

populacja niezakwalifikowana do programu lekowego w scenariuszu istniejacym,

populacja zakwalifikowana do terapii w scenariuszu nowym.

Tab. 42, Koszt leczenia zdarzen sercowo-naczyniowych w populacji dorostych

pacjentow z HeFH.
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Tab. 43. Koszt leczenia zdarzen sercowo-naczyniowych w populacji pacjen-
tow z bardzo wysokim ryzykiem choréb uktadu sercowo-naczyniowego.

1y

2.3.5.2Populacja pediatryczna

W populacji pediatrycznej pominieto koszt zwiazany z leczeniem zdarzen sercowo-naczynio-
wych. Analogicznie do analizy wptywu na budzet przeprowadzonej dla leku Repatha® [BIA
114/2023], zatozono, ze w analizowanym okresie, w grupie wiekowej 8-18 lat nie wystapia
powiktania sercowo-naczyniowe.

2.3.6 Podsumowanie analizowanych kosztow

W ponizszej tabeli przedstawiono podsumowanie kosztow uwzglednionych w analizie wptywu

na budzet.

Tab. 44, Posumowanie kosztéw uwzglednionych w analizie wptywu ma bu-

dzet.

Kategoria kosztow

| Koszt

Populacja

dorostych

pacjentéw z HeFH

Populacja pacjen-
téw z bardzo wyso-
kim ryzykiem cho-
rob uktadu

Populacja pacjentow
pediatrycznych




Roczny koszt leku Pralu-
ent®

tha®

Roczny koszt leku Repa- I

sercowo-naczynio-
wego

Roczny koszt leczenia
hipolipemizujgcego (wy-
tacznie z perspektywy
ptatnika)

Roczny koszt diagnostyki
i monitorowania lecze-
nia w PL

Roczny koszt leczenia
zdarzen sercowo-naczy-
niowych (koszt catko-
wity)
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2.4 Zakres analizy wrazliwosci

Przeprowadzono analize wrazliwosci, w ktorej testowano wptyw danych wejsciowych obar-
czonych najwieksza niepewnoscig oszacowan na wyniki analizy. Ponizej zdefiniowano wa-
rianty analizy wrazliwosci, ktore wykorzystano, aby zbadac odpornos¢ uzyskiwanych wyni-
kow na niepewnosc dotyczaca wielkosci nowo zdiagnozowanej populacji uwzglednionej w ni-

niejszej analizie.
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2.4.1 Populacja dorostych pacjentéw z HeFH oraz
pacjentow z bardzo wysokim ryzykiem choréb uktadu
sercowo-naczyniowego
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Tab. 45. Liczba wtaczen w wariancie minimalnym — populacja pacjentow do-

rostych.
Srednia mie- | Odchylenie Wartos¢ przy- | Maksymalna mie-
sieczna liczba wia- | standardowe jeta w warian- | sieczna liczba
czen w wariancie cie minimal- | wilaczen po
podstawowym™* nym** uwzglednieniu
wspotczynnika
wzrostu***
HeFH I H || 1
ozW I || [ B |
Razem || i || 1

EFH——hetemzygotyana Hiperchdlesterb'l'emia rodzinna
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Rys. 4. Srednia liczba wiaczen do programu lekowego — populacja pacjen-
tow dorostych, wariant minimalny.

Podsumowanie liczebnosci populacji pacjentow dorostych w wariancie minimalnym analizy
przedstawiono w ponizszej tabeli.

Tab. 46. Liczebnos¢ populacji w wariancie minimalnym w scenariuszu nowym
— populacja pacjentow dorostych.

" PL — program lekowy

Pacjenci Pacjenci wia- | Pacjenci wia- | Lacznie Odsetek
obecnie le- | czeni do le- | czeni do le-
czeni aliroku- | czenia aliro- | czenia aliro-
mabem w ra- | kumabem w | kumabem w
mach PL | ramach PL w | ramach PL w
B.101* danym roku roku poprze-
dzajacym
| rok | | - i
HeFH i | N |
OzZW | | B
Il rok || | ] | |
HeFH I I 1
ozW || | B

Analogicznie do wariantu podstawowego, obliczono liczbe pacjentolat terapii oraz zdefinio-
wano liczebnosc subpopulacji w scenariuszu istniejacym, co zaprezentowano w ponizszych
tabelach.






































































































































































































