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Analiza wptywu na system ochrony zdrowia zostata zmieniona 20 sierpnia 2025 roku w

zwigzku z uwagami zawartymi w Pismie DIPOTM.423.1.1.2025. Pierwotnie analiza zostata

zakonczona 27 czerwca 2025 roku.

Autorzy Wykonywane zadania

Koncepcja analizy;
Kontrola jakosci

Koncepcja analizy;

Zdefiniowanie populaciji;

Oszacowanie wielkosci populacji docelowej;
Opracowanie mozliwych scenariuszy;
Aspekty etyczne i spoteczne

Koncepcja analizy;
Kontrola jako$ci;
Ocena kosztow;
Whnioski koncowe

Koncepcja analizy;
Kontrola jakosci

Zgodnie z procedurami firmy MAHTA Sp. z o.0. raport zostat poddany wewnetrznej kontroli
jakosci, korekcie jezykowej oraz kontroli merytorycznej przez Cezarego Pruszko

i Michata Jachimowicza.
Konflikt interesow:
Raport wykonano na zlecenie firmy Medison Pharma Sp. z 0.0., ktéra finansowata prace.

Autorzy nie mieli innego rodzaju konfliktu intereséw.
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Indeks skrotow

Skroét
AHP
ALA
AOTMIT
BIA
BSC

CHMP

ChPL

EMA

EPAR
FDA
FM
GIw

ICD-10

mc.

Mz

Rozwiniecie

ang. acute hepatic porphyria — ostra porfiria watrobowa

ang. aminolevulinic acid — kwas delta-aminolewulinowy

Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

ang. Budget Impact Analysis — analiza wptywu na budzet

ang. best supportive care — najlepsze leczenie wspomagajgce

ang. Committee for Medicinal Products for Human Use — Komitet ds. Produktow
Leczniczych Stosowanych u Ludzi

Charakterystyka Produktu Leczniczego

ang. European Medicines Agency — Europejska Agencja Lekéw, dawniej uzywanym
skrétem jest EMEA

ang. European Public Assessment Report — Raport EMA

ang. Food and Drug Administration — Amerykanska Agencja ds. Zywnosci i Lekow

Fundusz Medyczny

giwosyran

ang. International Statistical Classification of Diseases and Related Health Problems
— Migdzynarodowa Statystyczna Klasyfikacja Chordb i Probleméw Zdrowotnych

masa ciata

Minister Zdrowia

nie dotyczy

Narodowy Fundusz Zdrowia

porfobilinogen

polski ztoty

ang. risk sharing scheme — schemat podziatu ryzyka

ang. value-added tax — podatek od wartosci dodanej
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Streszczenie

CEL | ZAKRES

Celem analizy wptywu na system ochrony zdrowia jest oszacowanie wydatkow ptatnika
publicznego w przypadku podjecia pozytywnej decyzji o ponownym finansowaniu ze srodkow
publicznych leku Givlaari® (giwosyran, GIW) w leczeniu dorostych i mtodziezy w wieku od 12

lat chorych na ostrg porfirie watrobowa.

Dokument sktada sie z analizy wptywu na budzet, analizy wptywu na organizacje udzielania

Swiadczen zdrowotnych oraz zestawienia aspektdéw etycznych i spotecznych.
METODYKA

Populacje docelowg dla technologii wnioskowanej zgodnie z przediozonym wnioskiem

stanowig dorosli i mtodziez w wieku od 12 lat chorzy na ostrg porfirie watrobowa.

Ostra porfiria watrobowa charakteryzuje sie potencjalnie ciezkimi i zagrazajgcymi zyciu
atakami nerwowo-trzewnymi, a niektorzy chorzy doswiadczajg przewlektych objawow miedzy
atakami, ktére negatywnie wptywajg na codzienne funkcjonowanie i jakos$¢ zycia zwigzang ze
zdrowiem [EXPLORE (Gouya 2020), Besur 2014, Szlendak 2016, Balwani 2017)].

Brak odpowiednich opcji leczenia w celu zmniejszenia czestosci atakéw prowadzi do duzego
wykorzystania zasobdw opieki zdrowotnej i naraza chorych na ryzyko zdarzenh potencjalnie
zagrazajgcych zyciu [Szlendak 2016, Rudnick 2018]. Ponadto, ostra porfiria watrobowa ma
negatywny wptyw na chorych w okresie ich najlepszej wydajnosci w pracy, ograniczajgc przy

tym ich samowystarczalnos¢ i perspektywy zatrudnienia [Bronish 2019].

Warto zaznaczy¢, ze ze wzgledu na przewlekly przebieg choroby, chorzy muszg byé
przygotowani na mozliwos¢ nagtych epizodéw jej zaostrzenia, ktore nie tylko znaczgco
utrudniajg codzienne funkcjonowanie, lecz takze mogg prowadzi¢ do trwatych uszkodzen
narzgdow. Do najczestszych powiktan w przebiegu AHP nalezg bole oraz niedowtady konczyn,
czesto wymagajgce szybkiego rozpoczecia rehabilitacji. Niekiedy chorzy zmuszeni sg do
zmiany miejsca zamieszkania, by znajdowac sie blizej osrodka specjalistycznego, w ktérym

sg leczeni [Wasilewski 2024].
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Giwosyran jest odpowiedzig na potrzebe dostepu chorych do skutecznej terapii w leczeniu
ostrej porfirii watrobowej, zmniejszajgcej czestos¢ ostrych atakdw i korzystnie wptywajgcej na
poprawe w zakresie innych ucigzliwych objawéw choroby. Jest obecnie jedynag opcjg
terapeutyczng w Polsce, stosowang w profilaktyce leczenia atakéw AHP. Przed
wprowadzeniem giwosyranu do praktyki klinicznej opcje postepowania w przypadku leczenia
ostrej porfirii watrobowej koncentrowaty sie na eliminowaniu czynnikow wyzwalajgcych ataki,
leczeniu przewlektego bolu przy zastosowaniu najlepszego leczenia wspomagajgcego oraz
stosowaniu terapii ratunkowej w przypadku wystgpienia ataku (tj. m.in. stosowania heminy).
Miato to na celu przyspieszenie ustepowania objawdw i skrocenie czasu hospitalizacji

spowodowanej leczeniem ataku [Anderson 2019, Balwani 2017)].

W 2017 roku giwosyran otrzymat od FDA status terapii przetomowej w profilaktyce ostrych
atakéw u chorych na AHP [FDA Grant 2017]. Status ten nadawany jest substancjom, ktére
leczg powazng lub zagrazajgcg zyciu chorobe lub zaburzenie oraz sg poparte wstepnymi
dowodami klinicznymi na temat uzyskiwania przez chorych znacznej poprawy w stosunku do
obecnego leczenia [FDA Grant 2017]. Giwosyran zostat zatwierdzony przez FDA w dniu 20
listopada 2019 r. do leczenia oséb dorostych na AHP. Od tego czasu uzyskat pozytywng opinie
CHMP, a nastepnie zostat zarejestrowany w leczeniu AHP u chorych w wieku = 12 lat przez
EMA, uzyskujgc dodatkowo status leku sierocego w marcu 2020 r. [EMA EPAR 2020].

Giwosyran podawany raz w miesigcu w dawce 2,5 mg/kg mc. istotnie i konsekwentnie
zmniejsza stezenie ALA i PBG, bedace czynnikami zwigzanymi z objawami AHP. Powoduje
to klinicznie istotne zmniejszenie $redniego rocznego wskaznika atakéw wymagajacych
hospitalizaciji, pilnych wizyt lekarskich i dozylnego podawania heminy w poréwnaniu z brakiem
leczenia. Zbiorcze dane dotyczgce bezpieczenstwa wskazuja, ze ogdlny profil bezpieczenstwa
i tolerancji giwosyranu u chorych na AHP jest akceptowalny [Sardh 2019, Balwani 2020,
Bonkovsky 2019, Vassiliou 2019].

Obecnie lek Givlaari® (giwosyran) jest refundowany nieprzerwanie od stycznia 2022 roku w

ramach Programu lekowego B.128.FM.

W analizie wptywu na budzet rozpatrywano dwa scenariusze: istniejgcy oraz nowy. Wynikiem
analizy wptywu na budzet jest rdznica pomiedzy tymi scenariuszami wyrazona

inkrementalnymi wydatkami ptatnika.
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Scenariusz istniejgcy obrazuje sytuacje, w ktérej giwosyran nie bedzie dtuzej refundowany z
budzetu ptatnika publicznego. W scenariuszu tym, w leczeniu dorostych i mtodziezy w wieku
od 12 lat chorych na ostrg porfirie watrobowg stosowane jest najlepsze leczenie
wspomagajgce. W scenariuszu prognozowanym (nowym) analizowano sytuacje, w ktérej
giwosyran stosowany w leczeniu dorostych i mtodziezy w wieku od 12 lat chorych na ostrg
porfirie watrobowag bedzie dalej finansowany ze srodkéw publicznych. Dla kazdego ze
scenariuszy rozpatrywano 3 alternatywne warianty: najbardziej prawdopodobny, minimalny

oraz maksymaliny.

W analizie zgodnie z wnioskiem refundacyjnym uwzgledniono, ze lek po wydaniu pozytywnej
decyzji refundacyjnej dostepny bedzie w programie lekowym i wydawany bedzie
Swiadczeniobiorcy bezptatnie. Uwzgledniono ponadto finansowanie leku w istniejacej grupie

limitowej.

Catkowite koszty (wynikajace z kosztow réznigcych leczenia) zostaly ujete w ramach

nastepujgcych kategorii kosztowych:

koszty lekow;

koszty przepisania i podania lekow;

koszty leczenia zdarzen niepozgdanych;

koszty leczenia choréb przewlektych;

koszty leczenia napadu porfirii;

koszty leczenia uzaleznienia od opioidéw;

koszty kwalifikacji chorych do programu lekowego;

koszty diagnostyki, monitorowania i oceny skutecznosci leczenia;

koszty opieki paliatywne;j.

Kategorie te sg tozsame z kategoriami kosztowymi analizowanymi w Analizie ekonomicznej,

ktora stanowi integralng czesc¢ raportu oceny technologii medyczne;.

W obliczeniach analizy uwzgledniono tez zatozenia proponowanej przez Wnioskodawce
umowy podziatu ryzyka (RSS). Wydatki ptatnika publicznego (i tgczne wydatki ptatnika
publicznego i pacjentéw) przedstawiono w wariancie uwzgledniajgcym i nieuwzgledniajgcym

proponowang umowe podziatu ryzyka.

Analize wptywu na budzet wykonano z perspektywy wspdlnej (obejmujacej perspektywe
ptatnika publicznego (NFZ) i pacjenta) oraz z perspektywy ptatnika publicznego. Przyjeto
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3-letni horyzont czasowy. Dla kluczowych danych wejsciowych przeprowadzono analize

wrazliwosci.

WY NIKI

Oszacowanie populacji

Wydatki inkrementalne w perspektywie ptatnika publicznego

Wyniki analizy z uwzglednieniem RSS
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Wyniki analizy bez uwzglednienia RSS

Wartos¢ Wartos¢ Wartos¢
Wariant populacji inkrementalnaw 1. inkrementalnaw 2. inkrementalna w 3.
roku analizy roku analizy roku analizy

Wydatki inkrementalne ogétem (PLN)
Minimalny 42 397 233,28 44 063 910,27 46 854 254,58
Prawdopodobny 44 932 143,46 51677 691,86 58 882 677,36
Maksymalny 48 312 023,71 61 829 400,63 74 920 574,40

Wydatki inkrementalne zwigzane z ceng leku Givlaari® (PLN)

Minimalny

Prawdopodobny

Maksymalny

Wyniki przeprowadzonej jednokierunkowej analizy wrazliwosci oraz analizy scenariuszy
wskazujg, ze najwiekszy wptyw na wyniki analizy (zaréwno w wersji z RSS jaki i bez RSS)

majg nastepujgce parametry / scenariusze:

Wyniki z perspektywy wspdlnej sg zblizone do wynikdw z perspektywy ptatnika publicznego.
PODSUMOWANIE | WNIOSKI

W niniejszej pracy oceniono wplyw na system ochrony zdrowia w Polsce decyzji o
zakwalifikowaniu giwosyranu (Givlaari®) do ponownego finansowania w ramach programu

lekowego.

Bezposrednig konsekwencjg odnowienia decyzji refundacyjnej dla leku Givlaari® bedzie
utrzymanie zwigkszonych szans na skuteczne leczenie ostrej porfirii watrobowe;]. || Gz
.|
|

I ' konsekwenciji finansowanie leku Givlaari® zapewni dorostym i mtodziezy w wieku
od 12 lat chorym na ostrg porfirie watrobowg ciagty dostep do skutecznego leczenia oraz
wplynie na poprawe ich jakosci zycia. |
e
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Przy uwzglednieniu perspektywy wspolnej ptatnika publicznego i pacjentéw, wnioski z analizy

nie ulegajg zmianie.

Majgc na uwadze racjonalizacje $srodkéw w ochronie zdrowia oraz wychodzgc naprzeciw
oczekiwaniom Ministerstwa Zdrowia oraz Narodowego Funduszu Zdrowia w zakresie

refundacji lekéw, Wnioskodawca proponuje zawarcie umowy podziatu ryzyka (RSS).

W analizie wskazano, ze w przypadku pozytywnej decyzji dotyczgcej odnowienia refundacji
dla leku Givlaari® nalezy oczekiwa¢ duzej korzysci zdrowotnej dla waskiej grupy chorych,
dlatego tez finansowanie technologii jest etycznie i spotecznie uzasadnione. Ponadto decyzja

refundacyjna nie spowoduje nowych konsekwencji w organizacji udzielania swiadczen.

Konkludujgc nalezy oczekiwaé¢, ze odnowienie decyzji refundacyjnej dla leku Givlaari®
przyczyni sie do utrzymania poprawy diagnostyki i leczenia chorob rzadkich w Polsce, co jest
jednym z priorytetéw zdrowotnych Ministerstwa Zdrowia (zgodnie z Rozporzgdzeniem MZ w

sprawie priorytetow zdrowotnych).
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1. Cel analizy wplywu na system ochrony zdrowia

Celem analizy wptywu na system ochrony zdrowia jest oszacowanie wydatkow ptatnika
publicznego w przypadku podjecia pozytywnej decyzji o ponownym finansowaniu ze srodkow
publicznych leku Givlaari® (giwosyran) w leczeniu dorostych i mtodziezy w wieku od 12 lat

chorych na ostrg porfirie watrobowa.

Ponadto, w ramach niniejszej analizy oceniano etyczne oraz spoteczne konsekwencje
podjecia pozytywnej decyzji o ponownym finansowaniu ze $rodkéw publicznych leku Givlaari®

w przedstawionym wskazaniu.

Analiza wptywu na system ochrony zdrowia sktada sie z dwdoch czesci — niniejszego
dokumentu oraz arkusza kalkulacyjnego wykonanego w programie MS Excel, umozliwiajgcego

obliczenie prognozowanych wydatkow ptatnika w zaleznos$ci od przyjetych zatozen.




@ Givlaari® (giwosyran) w leczeniu ostrej porfirii watrobowej
NAHTA u dorostych i mtodziezy w wieku od 12 lat — analiza wptywu na 13
IGNORANTIA NOCET system ochrony zdrowia

2. Analiza wptywu na budzet

2.1. Metodyka analizy

1. Analize wykonano w oparciu o Rozporzgdzenie MZ w sprawie minimalnych wymagan,

Wytyczne AOTMIT oraz Ustawe o refundacji.

2. Przeprowadzono prognoze liczebnosci populacji w kolejnych latach horyzontu

czasowego. |

3. Oszacowano rozpowszechnienie technologii medycznych stosowanych w populacii
docelowej oraz przeprowadzono prognoze rozpowszechnienia interwencji po podjeciu

pozytywnej decyzji refundacyjnej dla tej interwenc;ji.

4. Na podstawie wynikéw przeprowadzonej analizy ekonomicznej oszacowano koszty terapii

technologii wnioskowanej oraz komparatora (najlepsze leczenie wspomagajgce, BSC).

5. Obliczono przewidywane wydatki ptatnika oraz tgczne wydatki ptatnika i pacjentow w
populacji docelowej w latach ujetych w horyzoncie czasowym analizy dla scenariusza
istniejgcego, czyli w przypadku braku finansowania technologii wnioskowanej ze Srodkow

publicznych.

6. Obliczono przewidywane wydatki ptatnika oraz tgczne wydatki ptatnika i pacjentow w
populacji docelowej w horyzoncie czasowym analizy dla scenariusza nowego, czyli w
przypadku podjecia przez ptatnika pozytywnej decyzji o ponownym finansowaniu

technologii wnioskowanej ze srodkow publicznych.

7. Obliczono wydatki inkrementalne, czyli réznice pomiedzy wydatkami w scenariuszu
nowym, a wydatkami w scenariuszu istniejgcym. W przypadku, gdy wydatki inkrementalne
przyjmujg wartos$ci wyzsze od zera oznacza to dodatkowe obcigzenia finansowe zwigzane
z podjeciem pozytywnej decyzji o ponownym finansowaniu technologii wnioskowanej ze

Srodkow publicznych.

8. W niniejszym dokumencie wyniki oraz wartosci parametréw podawano najczesciej z
doktadnoécia do dwdch miejsc po przecinku, natomiast obliczenia wykonano na

wartosciach bez zaokraglen (w celu uzyskania bardziej doktadnych wynikéw).
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9. Przeprowadzono analize wrazliwosci dla oszacowania populacji docelowej oraz

kluczowych parametrow uwzglednianych w niniejszej analizie.
2.2. Horyzont czasowy

Zgodnie z Rozporzgdzeniem MZ w sprawie minimalnych wymagan oraz Wytycznymi AOTMIiT
horyzont czasowy analizy wplywu na budzet powinien obejmowac okres do momentu ustalenia
sie stanu réwnowagi na rynku (tj. osiggniecia docelowej stabilnej wielkosci refundacji badz
liczby leczonych chorych) oraz co najmniej pierwsze 2 lata od daty rozpoczecia finansowania

danej technologii medycznej ze srodkéw publicznych.

W analizie przyjeto 3-letni horyzont czasowy, obejmujgcy okres od stycznia 2026 do kohca
grudnia 2028 roku. Uzasadnieniem przyjecia takiego horyzontu czasowego jest fakt, iz zgodnie
z Ustawg o refundacji, decyzja o finansowaniu ze srodkéw publicznych dla lekow, dla ktérych
nieprzerwanie obowigzywata decyzja administracyjna o objeciu refundacjg przez okres

dtuzszy niz 3 lata, wydawana jest na okres 3. lat.

Powyzsze potwierdza zasadnosé przyjetego horyzontu czasowego analizy.
2.3. Perspektywa

Zgodnie z Rozporzgdzeniem MZ w sprawie minimalnych wymagan, dotyczagcym minimalnych
wymagan, jakie muszg spetnia¢ analizy wptywu na budzet, analiza zostata przeprowadzona w

dwéch wariantach:

» z perspektywy podmiotu zobowigzanego do finansowania swiadczen ze srodkéw
publicznych (ptatnik publiczny?)
oraz dodatkowo z perspektywy wspdlnej podmiotu zobowigzanego do finansowania

Swiadczen ze srodkdw publicznych oraz swiadczeniobiorcy (ij. pacjenta).

Nalezy zaznaczyC, ze w niniejszej analizie wyniki z perspektywy wspdlnej sg zblizone do
wynikow z perspektywy pfatnika publicznego, dlatego w niniejszej analizie przedstawiono

wyniki z perspektywy ptatnika publicznego.

" Zgodnie z art. 14 Ustawy o $wiadczeniach opieki zdrowotnej.
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2.4. Scenariusze porownywane

W analizie wptywu na budzet rozwazano dwa scenariusze: istniejgcy oraz scenariusz nowy.
Scenariusz istniejgcy obrazuje sytuacje, w ktérej technologia wnioskowana nie bedzie diuzej

refundowana w omawianym wskazaniu z budzetu pfatnika publicznego.

W scenariuszu nowym przyjeto sytuacje, w ktorej technologia wnioskowana jest dalej
refundowana w leczeniu dorostych i miodziezy w wieku od 12 lat chorych na ostrg porfirie
watrobowg. W scenariuszu tym lek dostepny bedzie w programie lekowym i wydawany bedzie
Swiadczeniobiorcy bezptatnie. W analizie uwzgledniono finansowanie tej technologii
medycznej w istniejgcej grupie limitowej, zgodnie z uzasadnieniem wskazanym w zatgczniku
(rozdziat 8.1.).

Dla kazdego ze scenariuszy przyjeto 3 mozliwe warianty, zalezne od szacowanej na kolejne
lata, wielkosci populacji docelowej. Wptyw na budzet ptatnika, wyznaczony zostat jako roznica

pomiedzy tymi scenariuszami.

Wyniki analizy przedstawiono w dwoch wersjach: bez wprowadzenia instrumentéw dzielenia

ryzyka oraz po wprowadzeniu proponowanych instrumentéw dzielenia ryzyka (RSS).

Analizowane scenariusze (istniejgcy, nowy), wersje (z RSS, bez RSS) oraz ich warianty

(minimalny, prawdopodobny, maksymalny) przedstawiono na ponizszym schemacie.
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Rysunek 1.

Mozliwe scenariusze brane pod uwage w analizie wptywu na budzet

Scenariusz istniejgcy Scenariusz nowy
brak refundacji technologii refundacja technologii
whioskowanej w wnioskowanej w
analizowanym wskazaniu analizowanym wskazaniu
brak RSS
- wariant minimalny
brak RSS - wariant prawdopodobny
- wariant minimalny - wariant maksymailny
- wariant prawdopodobny
- wariant maksymalny
RSS
- wariant minimalny

- wariant prawdopodobny
- wariant maksymalny

2.5. Populacja

2.5.1. Populacja obejmujaca wszystkich chorych, u ktérych

technologia wnioskowana moze zosta¢ zastosowana

Populacje badang w analizie wptywu na budzet stanowig chorzy, u ktérych oceniania
technologia moze by¢ zastosowana. Zdefiniowano jg w oparciu o ChPL wnioskowane;j
technologii. Zgodnie z ChPL Givlaari®, giwosyran wskazany jest do stosowania w leczeniu
ostrej porfirii watrobowej (AHP, ang. acute hepatic porphyria) u dorostych i miodziezy w wieku
od 12 lat.

Populacja obejmujgca wszystkich chorych, u ktérych technologia wnioskowana moze by¢
zastosowana jest zbiezna z populacjg wskazang we wniosku refundacyjnym oraz oceniang w

niniejszej analizie. Wielkosc¢ tej populacji przedstawiono ponizej (rozdziat 2.5.2.).
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2.5.2. Populacja docelowa, wskazana we wniosku
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2.5.3. Populacja, w ktérej technologia wnioskowana jest

obecnie stosowana

Obecnie giwosyran jest w Polsce refundowany w Programie lekowym B.128.FM. Na podstawie
danych ze Sprawozdan NFZ okreslono, iz w 2024 roku liczba chorych leczonych giwosyranem
w Programie lekowym B.128.FM wyniosta 22 i wartos¢ ta odpowiada wielkosci populacji, w

ktérej technologia wnioskowana jest obecnie stosowana.

2.5.4. Populacja, w ktérej wnioskowana technologia bedzie
stosowana przy zalozeniu, ze minister witasciwy do

spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu refundacjag

Populacje, w ktorej wnioskowana technologia bedzie stosowana przy zatozeniu, ze minister
wiasciwy do spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu refundacjg, oszacowano na podstawie
prognozowanych udziatéw, jakie lek Givlaari® osiggnie w populacji docelowej oraz oszacowan

wielkosci populaciji docelowej (rozdziat 2.5.2.).

2.5.41. Udzialy w rynku
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25.4.2. Oszacowanie wielkosci populacji chorych leczonych

technologig wnioskowana

Uwzgledniajgc udziaty w rynku (rozdziat 2.5.4.1.) oraz wielkosé populacji docelowej (rozdziat

2.5.2.) oszacowano liczbe chorych leczonych technologig wnioskowana.

2.5.5. Populacja, w ktérej wnioskowana technologia bedzie

stosowana przy zalozeniu, ze minister wiasciwy do

spraw zdrowia nie wyda decyzji o objeciu refundacjaq

W przypadku braku wydania pozytywnej decyzji dotyczgcej odnowienia refundacji dla

giwosyranu, substancja ta nie bedzie stosowana.

2.5.6. Podsumowanie oszacowan liczebnosci populacji

zdefiniowanych w minimalnych wymaganiach

W tabeli ponizej przedstawiono wartosci oszacowan populacyjnych wykonanych w niniejszej

analizie wptywu na system ochrony zdrowia (opisanych w rozdziatach 2.5.1. — 2.5.5.).
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Tabela 6.

Podsumowanie oszacowan liczebnosci populacji zdefiniowanych w Rozporzadzeniu
MZ w sprawie minimalnych wymagan

Oszacowanie rocznej liczebnosci
populacji

Populacja

Podstawa prawna

Populacja obejmujgca wszystkich
chorych, u ktérych technologia
whioskowana moze zostac¢
zastosowana

art. 6 ust. 1 pkt 1lit. a

Populacja docelowa, wskazana we

whiosku art. 6 ust. 1 pkt 1 lit. b

Populacja, w ktérej technologia

whnioskowana jest obecnie stosowana art. 6 ust. 1 pkt 11it. ¢

Populacja, w ktorej wnioskowana
technologia bedzie stosowana przy
zatozeniu, ze minister wiasciwy do art. 6 ust. 1 pkt 2

spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu
refundacja

Populacja, w ktorej wnioskowana
technologia bedzie stosowana przy
zalozeniu, ze minister wlasciwy do art. 6 ust. 1 pkt 4

spraw zdrowia nie wyda decyzji o

objeciu refundacja

2.6. Analiza kosztow

W zaleznoéci od zastosowanej perspektywy badawczej w analizie uwzgledniono koszty
odpowiadajgce zuzyciu wszystkich istotnych zasobéw wynikajgcych z zastosowania sie

chorego do aktualnie obowigzujgcej praktyki klinicznej w Polsce.

W celu oceny obcigzenia finansowego w praktyce, zwigzanego z chorobg, w analizie

uwzgledniono wszystkie istotne rodzaje kosztow (tj. koszty bezposrednie medyczne).

Po doktadnym przeanalizowaniu badan wtgczonych do Analizy klinicznej oraz przestudiowaniu
zapiséw programu lekowego w analizie uwzgledniono i oceniano nastepujgce kategorie

kosztowe ponoszone z perspektywy ptatnika publicznego oraz z perspektywy wspolnej:

koszty lekow;
koszty przepisania i podania lekow;
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koszty leczenia zdarzen niepozgdanych;

koszty leczenia choréb przewlektych;

koszty leczenia napadu porfirii;

koszty leczenia uzaleznienia od opioidow;

koszty kwalifikacji chorych do programu lekowego;

koszty diagnostyki, monitorowania i oceny skutecznosci leczenia;

koszty opieki paliatywne;.

Wymienione kategorie kosztowe stanowig catkowite koszty réznigce oceniane technologie

medyczne.

Pozostate kategorie kosztdw bezposrednich uznano za nierdznigce, zaliczajgc je do kategorii
kosztow wspoélnych. Koszty te (jako koszty wspodline dla technologii wnioskowanej i
komparatora) nie majg wptywu na wyniki analizy. Nie byly zatem ostatecznie brane pod uwage

w obliczeniach.

Poniewaz poszczegolne kategorie kosztowe zostaty scharakteryzowane i skalkulowane w
ramach Analizy ekonomicznej w analizie wptywu na system ochrony zdrowia zaprezentowano
jedynie koszt stosowania wnioskowanej technologii medycznej oraz modelowanie i

podsumowanie kosztow.
2.6.1. Koszt stosowania wnioskowanej technologii medycznej

Do obliczenia kosztu stosowania wnioskowanej technologii medycznej konieczne byto
okreslenie zuzycia zasobow (dawkowania) oraz ceny jednostkowej wnioskowanej prezentacji

leku.
2.6.1.1. Dawkowanie
GIWOSYRAN

Na podstawie ChPL Givlaari® i Programu lekowego B.128.FM okreslono, ze w leczeniu
dorostych i mtodziezy w wieku od 12 lat chorych na ostrg porfirie watrobowg giwosyran
podawany jest w dawce 2,5 mg/kg mc. raz na miesigc we wstrzyknieciu podskérnym. Dawka
ta byta rowniez stosowana u chorych w badaniach odnalezionych w ramach przegladu

systematycznego Analizy klinicznej.
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2.6.1.2. Cena wnioskowanej prezentaciji leku

Obecnie lek jest finansowany w analizowanym wskazaniu. W analizie zgodnie z wnioskiem
refundacyjnym uwzgledniono, ze lek po wydaniu pozytywnej decyzji refundacyjnej dostepny
bedzie w programie lekowym i wydawany bedzie swiadczeniobiorcy bezptatnie. Uwzgledniono
ponadto finansowanie leku w istniejgcej grupie limitowej, zgodnie z uzasadnieniem
wskazanym w rozdziale 8.1. Uwzgledniona w niniejszej analizie prezentacja jest jedyng

whnioskowana, w zwigzku z czym przyjeto, ze prezentacja ta bedzie podstawg limitu w grupie.

Wartosci poszczegdlnych cen leku prezentuje ponizsza tabela (Tabela 7.).
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Tabela 7.

Charakterystyka kosztowa leku Givlaari® (PLN)

2.6.1.3. Zestawienie kosztow leku

Na podstawie dawkowania przedstawionego w rozdziale 2.6.1.1., Sredniej masy ciata chorych
przedstawionej w Analizie ekonomicznej oraz ceny jednostkowej wnioskowanej prezentacji
leku wyznaczono koszt leku w przeliczeniu na opakowanie oraz w rocznym okresie. Wartosci

wskazano w ponizszej tabeli.

Tabela 8.
Koszt leku w analizowanym wskazaniu, brany pod uwage w analizie (PLN)

Koszt opakowania Koszt na rok

Substancja Perspektywa Perspektywa
ptatnika ptatnika

publicznego publicznego

Giwosyran bez RSS I I

Giwosyran z RSS

Perspektywa
wspolna

Perspektywa
wspolna

.
.|
|

2.6.2. Pozostate kategorie kosztowe

W obliczeniach analizy wptywu na budzet uwzgledniono dokfadnie te same kategorie kosztow
jak w Analizie ekonomicznej — dokfadny opis sposobu oszacowania kosztéw znajduje sie w

rozdziale 6. Analizy ekonomiczney.
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2.6.3. Modelowanie kosztow

Koszty uwzglednione w niniejszym opracowaniu stanowig wynik przeprowadzonego
w Analizie ekonomicznej modelowania z uwzglednieniem 3-letniego horyzontu analizy wptywu
na budzet. W analizie uwzgledniono fakt, ze nie wszyscy chorzy rozpoczynajg terapie
jednoczesnie a kwalifikacja do leczenia giwosyranem odbywa sie ptynnie w czasie catego
roku. Stosowanie najlepszego leczenia wspomagajgcego nie wymaga spetnienia kryteriéw
kwalifikacji jakie wystepujg w przypadku kwalifikacji chorego do Programu lekowego
B.128.FM. Tym samym w ramieniu komparatora nie wystepuje opdznienie w przyznaniu
dostepu do leczenia. W zwigzku z powyzszym w ramieniu komparatora (najlepsze leczenie

wspomagajgce) przyjeto, iz wszyscy chorzy rozpoczynajg leczenie jednoczesnie.

W tabeli ponizej przedstawiono sposob naliczania kosztéw w ramieniu interwencji (giwosyran),

ktéry nastepnie krotko omoéwiono.

Tabela 9.
Odsetek chorych leczonych w zaleznosci od okresu rozpoczecia leczenia w ciggu roku

Odsetek chorych Liczba mozliwych
Miesiac wiaczanych w miesiecy leczenia

danym miesigcu w 1. roku
1 8,33% 12
2 8,33% 11
3 8,33% 10
4 8,33% 9
5 8,33% 8
6 8,33% 7
7 8,33% 6
8 8,33% 5
9 8,33% 4
10 8,33% 3
11 8,33% 2
12 8,33% 1

W pierwszej kolumnie powyzszej tabeli przedstawiono okres w ciggu roku, w ktérym chory
przystepuje do leczenia, w drugiej kolumnie znajdujg sie udziaty chorych odzwierciedlajgce
réwnomierng zachorowalnosc¢ (i rozpoczecie terapii przez chorych) w ciggu roku. W trzeciej

kolumnie przedstawiono liczbe mozliwych miesiecy leczenia chorego w pierwszym roku w
zaleznosci od momentu rozpoczecia leczenia. |
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Na podstawie przedstawionych powyzej obliczen i zatozen naliczono koszty leczenia w
pierwszym, drugim oraz trzecim roku horyzontu czasowego analizy wptywu na budzet. W
ponizszej tabeli przedstawiono natomiast srednie koszty roczne (od 1. do 7. roku terapii) na
1. chorego ponoszone w terapii giwosyranem w zaleznosci od roku rozpoczecia leczenia w

perspektywie ptatnika publicznego w wariancie uwzgledniajgcym umowe podziatu ryzyka.

Tabela 10.
Koszty ponoszone w terapii giwosyranem w zaleznosci od roku rozpoczecia leczenia —
pers. ptatnika publicznego z uwzglednieniem umowy podziatu ryzyka (PLN)

N I
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Zgodnie z powyzszg tabelg $redni roczny koszt leczenia chorego rozpoczynajgcego terapie

giwosyranem w danym roku wynosi |l PLN. W drugim roku $redni roczny koszt
leczenia chorego wynosi |l PLN. Z kolei w trzecim roku $redni roczny koszt leczenia
chorego wynosi | PN itd. W pierwszym roku horyzontu analizy BIA uwzgledniono
koszt leczenia chorych, ktérzy rozpoczeli stosowanie giwosyranu w 2022, 2023, 2024, 2025 i
2026 roku ponoszony w 2026 roku. W drugim roku horyzontu analizy BIA uwzgledniono koszt
leczenia chorych, ktdrzy rozpoczeli stosowanie giwosyranu w 2022, 2023, 2024, 2025, 2026 i
2027 roku ponoszony w 2027 roku itd.

2.6.4. Podsumowanie kosztow

W ponizszych tabelach przedstawiono podsumowanie srednich kosztéw rocznych.

W ponizszej tabeli przedstawiono srednie koszty roczne ponoszone w terapii giwosyranem u

chorych w zalezno$ci od roku rozpoczecia leczenia.

Tabela 11.
Koszty ponoszone w terapii giwosyranem u chorych w zaleznosci od roku rozpoczecia
leczenia — pers. platnika publicznego (PLN)
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W ponizszej tabeli przedstawiono srednie koszty roczne ponoszone na lek Givlaari® w terapii

giwosyranem u chorych w zaleznosci od roku rozpoczecia leczenia.

Tabela 12.
Koszty ponoszone na lek Givlaari® w terapii giwosyranem u chorych w zaleznosci od
roku rozpoczecia leczenia — pers. ptatnika publicznego (PLN)
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W ponizszej tabeli przedstawiono srednie koszty roczne ponoszone w terapii komparatorem
u chorych w populacji docelowe;j.

Tabela 13.
Koszty ponoszone w terapii komparatorem w zaleznosci od roku rozpoczecia leczenia

2.7. Podsumowanie danych wejsciowych

Podsumowanie danych wejsciowych oraz przyjetych zatozen, a takze scenariusze analizy

podstawowej i analizy wrazliwosci zebrano w ponizszej tabeli.
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Tabela 14.
Dane wejsciowe uwzgledniane w analizie wptywu na budzet

Zakres zmiennosci
wartosci parametru
(wartos¢ alternatywna —
alter, minimalna — min,
maksymalna — max)

Parametry analizy wplywu na budzet

Zrédta danych dla
wartosci parametru

Uzasadnienie przyjetego zakresu
zmiennosci

Wartos¢ parametru z
analizy podstawowej

Parametr

Horyzont czasowy analizy
Liczebnos¢ populacji docelowej

Udziaty w rynku poszczegélnych
technologii medycznych

Liczebnos$é chorych leczonych
technologia wnioskowana

Dawkowanie

VAT

n/d

Rozdziat 2.2.

Rozdziat 2.5.2.

Rozdziat 2.5.2.

Rozdziat 2.5.2.

Rozdziat 2.5.2.

Rozdziat 2.5.4.1.

Rozdziat 2.5.4.1.

Rozdziat 2.5.4.1.

Rozdziat 2.5.4.1.

Rozdziat 2.5.4.2.

Rozdziat 2.5.4.2.

Rozdziat 2.5.4.2.

Rozdziat 2.5.4.2.

8%

Rozdziat 2.6.1.1.

Rozdziat 2.6.1.1.
Parametry kosztowe
n/d

n/d

Rozdziat 2.6.1.1.

Rozdziat 2.6.1.1.

Ustawa o refundacji
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Parametr

Zakres zmiennosci
wartosci parametru
(wartos¢ alternatywna —
alter, minimalna — min,
maksymalna — max)

Wartos¢ parametru z
analizy podstawowej

Uzasadnienie przyjetego zakresu
Zmiennosci

Zrédta danych dla
wartosci parametru

Uwzglednienie kosztu podania
wnioskowanej technologii

Tak alter Nie

W analizie podstawowej uwzgledniono
koszt podania wnioskowanej technologii.

W analizie wrazliwos$ci testowano jak na
wyniki analizy wptywu na budzet wplywa
nieuwzglednienie kosztu podania
wnioskowanej technologii.

Zatozenie

Koszty

Liczba dni w roku

Pozostate parametry

n/d

Analiza ekonomiczna

Zatozenie
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2.8. Wydatki budzetowe w horyzoncie analizy

Na podstawie oszacowania wielkosci populacji chorych leczonych, wykorzystujgc szacunkowe
udziaty w rynku lekéw oraz catkowite koszty réznigce leczenia jednego chorego w ciggu roku,
wyznaczono roczne wydatki budzetowe w perspektywie ptatnika publicznego. Wydatki z
perspektywy wspolnej sg zblizone do wydatkow z perspektywy ptatnika publicznego. Wydatki

te bedg sie rozni¢ w zaleznosci od przyjetego scenariusza oraz jego wariantu.
2.8.1. Aktualne wydatki budzetowe

Aktualne wydatki budzetowe, zwigzane z leczeniem populacji docelowej oszacowano, biorgc
pod uwage liczebnos$¢ populacji docelowej wtasciwej dla 2025 roku. Uwzgledniono udziaty w
rynku poszczegodlnych technologii medycznych oraz koszty ich stosowania analogicznie, jak
dla scenariusza istniejgcego®. Oszacowane w ten sposob aktualne wydatki budzetowe
wynoszg okoto [l PLN w skali roku, sktadowa wydatkéw stanowigca refundacje ceny
wnioskowanej technologii wynosi okoto ||}l PLN.

2.8.2. Prognozowane wydatki budzetowe

Wyniki analizy przedstawiono w uwzglednianym horyzoncie czasowym, z perspektywy
ptatnika publicznego i wspdlnej. Dodatkowo wyniki przedstawiono z uwzglednieniem lub nie
instrumentéw dzielenia ryzyka (wersja z RSS, wersja bez RSS) oraz w wariantach (minimalny,

prawdopodobny, maksymalny).

3 W niniejszej analizie scenariusz istniejgcy dla 2026, 2027 i 2028 roku obrazuje sytuacje, w ktorej
wnioskowana technologia nie bedzie diuzej refundowana. Scenariusz istniejgcy dla 2025 roku dotyczy
sytuacji, w ktérej wnioskowana technologia jest dalej refundowana.
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Tabela 15.
Wyniki analizy wplywu na budzet z perspektywy ptatnika publicznego z uwzglednieniem RSS

Tabela 16.
Wyniki analizy wplywu na budzet z perspektywy ptatnika publicznego bez uwzglednienia RSS

Scenariusz istniejacy ‘ Scenariusz nowy Wydatki inkrementalne

Wariant
1. rok analizy 2. rok analizy 3. rok analizy ‘ 1. rok analizy @ 2. rok analizy 3. rok analizy 1. rok analizy | 2. rok analizy 3. rok analizy

Catkowite koszty roznigce (PLN)

minimalny I

prawdopodobny I

maksymainy I 48 312 023,71

42 397 233,28 | 44 063 910,27 | 46 854 254,58
44 932 143,46 | 51677 691,86 | 58 882 677,36
61829 400,63 | 74 920 574,40
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3. Analiza wrazliwosci

Analize wrazliwosci przeprowadzono dla parametrow, ktére w najwiekszym stopniu obarczone
sg niepewnoscig i majg potencjalnie najwiekszy wplyw na wyniki. Dla parametréw tych
przeprowadzono analize wartosci skrajnych (ang. extreme value analysis), ktéra ocenia wptyw

na wyniki analizy przyjecia przez te parametry wartosci ekstremalnych.

W ramach analizy wrazliwosci wykonano rowniez analize scenariuszy, w przypadku ktorej
testowano alternatywne zatozenia dla modelowania kosztéw lub tez testowano przyjmowanie

alternatywnych wartosci przez wiele parametréw jednoczes$nie.

Parametry uzyte w analizie wrazliwosci oraz warianty testowane w analizie scenariuszy, wraz
z zakresem zmiennoéci, zrédtem danych oraz uzasadnieniem zakresow zmiennosci,

wskazano w rozdziale 2.7.

Wyniki analizy wrazliwoéci w perspektywie wspdlnej sg zblizone do wynikow z perspektywy
ptatnika publicznego. W zwigzku z tym w ponizszych tabelach przedstawiono wyniki z

perspektywy pfatnika publicznego.
.
I

Wyniki analizy wrazliwosci oraz analizy scenariuszy przedstawiono w ponizszych tabelach.
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Tabela 17.
Wyniki analizy wrazliwosci w zaleznosci od wariantu z perspektywy ptatnika publicznego w wersji z RSS

Tabela 18.
V\Ia:neikai a?lalizy wrazliwosci w zaleznosci od wariantu z perspektywy ptatnika publicznego w wersji bez RSS
Inkrementalny koszt catkowity
| rok Il rok 1l rok
44932143 | 51677 692 | 58 882 677

42 397 233 | 44 063 910 | 46 854 255

48 312024 | 61829401 | 74 920 574

41428 866 | 48 736 242 | 56 277 928
48 435420 | 54619142 | 61487 427

44 869 905 | 51602756 | 58 796 197
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4. Wpltyw na organizacje udzielania swiadczen

Decyzja dotyczgca odnowienia refundacji dla produktu Givlaari® (giwosyran) w leczeniu
dorostych i miodziezy w wieku od 12 lat chorych na ostrg porfirie watrobowg, w ramach
dostepnosci w programie lekowym, nie spowoduje nowych konsekwencji w organizacji

udzielania swiadczen.

W zwigzku z powyzszym, w wyniku rozpoczecia ponownego finansowania ocenianej
technologii medycznej, nie wystgpi koniecznos¢ dodatkowych szkolen personelu
medycznego, czy tez tworzenia nowych wytycznych okreslajgcych sposéb podawania leku.
Objecie ponowng refundacjg technologii wnioskowanej nie bedzie zatem mie¢ istotnego

wptywu na organizacje udzielania Swiadczen zdrowotnych.




@ Givlaari® (giwosyran) w leczeniu ostrej porfirii  watrobowe;
NAHF TA u dorostych i mtodziezy w wieku od 12 lat — analiza wptywu na 36

IGNORANTIA NOCET system ochrony zdrowia

5. Aspekty etyczne i spoteczne

Ostra porfiria watrobowa charakteryzuje sie potencjalnie ciezkimi i zagrazajgcymi zyciu
atakami nerwowo-trzewnymi, a niektérzy chorzy doswiadczajg przewlektych objawéw miedzy
atakami, ktére negatywnie wptywajg na codzienne funkcjonowanie i jakos¢ zycia zwigzang ze
zdrowiem [EXPLORE (Gouya 2020), Besur 2014, Szlendak 2016, Balwani 2017)].

Brak odpowiednich opcji leczenia w celu zmniejszenia czestosci atakéw prowadzi do duzego
wykorzystania zasobow opieki zdrowotnej i naraza chorych na ryzyko zdarzeh potencjalnie
zagrazajgcych zyciu [Szlendak 2016, Rudnick 2018]. Ponadto, ostra porfiria watrobowa ma
negatywny wptyw na chorych w okresie ich najlepszej wydajnosci w pracy, ograniczajgc przy

tym ich samowystarczalnosé i perspektywy zatrudnienia [Bronish 2019].

Warto zaznaczy¢, ze ze wzgledu na przewlekly przebieg choroby, chorzy muszg byé
przygotowani na mozliwos¢ nagtych epizodow jej zaostrzenia, ktére nie tylko znaczaco
utrudniajg codzienne funkcjonowanie, lecz takze mogg prowadzi¢ do trwatych uszkodzen
narzgdow. Do najczestszych powiktan w przebiegu AHP nalezg bole oraz niedowtady koriczyn,
czesto wymagajagce szybkiego rozpoczecia rehabilitacji. Niekiedy chorzy zmuszeni sg do
zmiany miejsca zamieszkania, by znajdowac sie blizej osrodka specjalistycznego, w ktorym

sg leczeni [Wasilewski 2024].

Giwosyran jest odpowiedzig na potrzebe dostepu chorych do skutecznej terapii w leczeniu
ostrej porfirii watrobowej, zmniejszajgcej czestos¢ ostrych atakow i korzystnie wptywajacej na
poprawe w zakresie innych ucigzliwych objawéw choroby. Jest obecnie jedyng opcjg
terapeutyczng w Polsce, stosowang w profilaktyce leczenia atakow AHP. Przed
wprowadzeniem giwosyranu do praktyki klinicznej opcje postepowania w przypadku leczenia
ostrej porfirii watrobowej koncentrowaty sie na eliminowaniu czynnikow wyzwalajgcych ataki,
leczeniu przewlektego bdlu przy zastosowaniu najlepszego leczenia wspomagajgcego oraz
stosowaniu terapii ratunkowej w przypadku wystgpienia ataku (tj. m.in. stosowania heminy).
Miato to na celu przyspieszenie ustepowania objawow i skréocenie czasu hospitalizacji

spowodowanej leczeniem ataku [Anderson 2019, Balwani 2017)].

W 2017 roku giwosyran otrzymat od FDA status terapii przetomowej w profilaktyce ostrych
atakéw u chorych na AHP [FDA Grant 2017]. Status ten nadawany jest substancjom, ktére
leczg powazng lub zagrazajgcg zyciu chorobe lub zaburzenie oraz sg poparte wstepnymi

dowodami klinicznymi na temat uzyskiwania przez chorych znacznej poprawy w stosunku do
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obecnego leczenia [FDA Grant 2017]. Giwosyran zostat zatwierdzony przez FDA w dniu 20
listopada 2019 r. do leczenia oséb dorostych na AHP. Od tego czasu uzyskat pozytywng opinie
CHMP, a nastepnie zostat zarejestrowany w leczeniu AHP u chorych w wieku = 12 lat przez
EMA, uzyskujgc dodatkowo status leku sierocego w marcu 2020 r. [EMA EPAR 2020].

Giwosyran podawany raz w miesigcu w dawce 2,5 mg/kg mc. istotnie i konsekwentnie
zmniejsza stezenie ALA i PBG, bedgce czynnikami zwigzanymi z objawami AHP. Powoduje
to klinicznie istotne zmniejszenie sredniego rocznego wskaznika atakow wymagajacych
hospitalizaciji, pilnych wizyt lekarskich i dozylnego podawania heminy w poréwnaniu z brakiem
leczenia. Zbiorcze dane dotyczace bezpieczenstwa wskazujg, ze ogdélny profil bezpieczenstwa
i tolerancji giwosyranu u chorych na AHP jest akceptowalny [Sardh 2019, Balwani 2020,
Bonkovsky 2019, Vassiliou 2019].

Decyzja dotyczgca objecia ponowng refundacjg produktu Givlaari® dotyczy wytgcznie chorych
kwalifikujgcych sie do programu lekowego, a zatem chorych spetniajgcych wszystkie kryteria
wigczenia, co zapewnia, ze technologia bedzie stosowana w populacji chorych, u ktérych

spodziewane sg najwieksze korzysci kliniczne.

Pozytywna decyzja dotyczgca ponownego finansowania technologii wnioskowanej, nie stoi w
sprzecznosci z aktualnie obowigzujgcymi regulacjami prawnymi i nie naktada na chorego

dodatkowych wymogdw zwigzanych z rozpoczeciem leczenia.

Ponizsza tabela przedstawia ocene aspektéw spotecznych i etycznych dotyczgcg stosowania

technologii wnioskowanej w omawianym wskazaniu.

Tabela 19.
Aspekty spoteczne i etyczne

Warunek Wartosé

Czy i ktére grupy pacjentéw moga byé faworyzowane na skutek zatozen przyjetych w Zadne
analizie ekonomicznej;

Czy niekwestionowany jest réwny dostep do technologii medycznej przy jednakowych

potrzebach; Tak

Duza korzys¢ dla
waskiej grupy
chorych

Czy spodziewana jest duza korzys¢ dla waskiej grupy osob, czy korzys¢ mata, ale
powszechna;

Czy technologia stanowi odpowiedz dla os6b o istotnych potrzebach zdrowotnych, dla

*
ktérych nie ma obecnie dostepnej zadnej metody leczenia. Tak

Czy pozytywna decyzja w odniesieniu do ocenianej technologii moze powodowa¢ problemy spoteczne,

w tym:

wpltywac na poziom satysfakcji pacjentow z otrzymywanej opieki medycznej; Nie
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grozi¢ niezaakceptowaniem postepowania przez poszczegolnych chorych; Nie
powodowa¢ lub zmienia¢ stygmatyzacije; Nie
wywotywac ponadprzecietny lek; Nie
powodowac dylematy moralne; Nie
stwarzaé problemy dotyczace ptci lub rodzinne. Nie

Czy decyzja dotyczaca rozwazanej technologii:

Czy stosowanie technologii naktada szczegolne wymogi, takie jak:

stoi w sprzecznosci z aktualnie obowigzujgcymi regulacjami prawnymi, Nie
czy stwarza konieczno$¢ dokonania zmian w prawie/przepisach; Nie
oddziatuje na prawa pacjenta lub prawa cztowieka. Nie

w podejmowaniu decyzji o wyborze metody postepowania.

koniecznos¢ szczegdinego informowania pacjenta lub uzyskiwania jego zgody; Nie
potrzeba zapewnienia pacjentowi prawa do poszanowania godnosci i intymnosci oraz Nie
tajemnicy informacji z nim zwigzanych;

potrzeba uwzgledniania indywidualnych preferenc;ji, potrzeba czynnego udziatu pacjenta Nie

*W przypadku braku wydania pozytywnej decyzji dotyczgcej odnowienia refundacji dla wnioskowanej
technologii chorzy nie bedg mieli dostepu do terapii stanowigcej aktywne leczenie, dostepne bedzie
wytgcznie najlepsze leczenie wspomagajgce.
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6. Ograniczenia

W analizie uwzgledniono, ze nowodiagnozowani chorzy bedg stopniowo, w ciggu catego roku,
kwalifikowani do leczenia w programie lekowym. W scenariuszu, w ktérym giwosyran nie
bedzie dtuzej refundowany wszyscy chorzy zmieniajg leczenie na najlepsze leczenie

wspomagajgce.

Catkowite koszty uwzgledniane w poszczegolnych scenariuszach (wynikajgce z kosztow
réznigcych leczenia), wyznaczono na podstawie: kosztu lekoéw, kosztu przepisania i podania
lekéw, kosztu leczenia zdarzeh niepozgdanych, kosztu leczenia chorob przewlekiych, kosztu
leczenia napadu porfirii, kosztu leczenia uzaleznienia od opioidéw, kosztu kwalifikacji chorych
do programu lekowego, kosztu diagnostyki, monitorowania i oceny skutecznosci leczenia,

kosztu opieki paliatywnej.

W analizie przyjeto 3-letni horyzont czasowy (obejmujgcy okres od stycznia 2026 do konca

grudnia 2028 roku) zgodnie z uzasadnieniem wskazanym w rozdziale 2.2.

W analizie uwzgledniono ponadto, ze technologia wnioskowana finansowana bedzie w ramach
istniejgcej grupy limitowej, zgodnie z uzasadnieniem wskazanym w rozdziale 8.1. Podstawe
limitu w tej grupie limitowej stanowi¢ bedzie lek Givlaari®. Podejscie takie jest zgodne z

zapisami Ustawy o refundaciji.
Dodatkowo przyjeto, ze przecietny rok trwa doktadnie 365,25 dni.

Dla parametréw, ktore w najwiekszym stopniu obarczone sg niepewnosciag i majg potencjalnie

najwiekszy wplyw na wyniki, przeprowadzono analize wrazliwoéci oraz analize scenariuszy.
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7. Podsumowanie i wnioski koncowe

W niniejszej pracy oceniono wptyw na system ochrony zdrowia w Polsce decyzji o ponownym
zakwalifikowaniu Givlaari® (giwosyran) do Wykazu lekow refundowanych w ramach kategorii

dostepnosci lek stosowany w programie lekowym.

Populacje docelowg dla technologii wnioskowanej zdefiniowano zgodnie z przedtozonym
whnioskiem refundacyjnym. Stanowig jg dorosli i miodziez w wieku od 12 lat chorzy na ostrg

porfirie watrobowa.
Wpltyw na system ochrony zdrowia okres$lono w odniesieniu do nastepujgcych obszaréw:

populacyjnych (oszacowanie potencjatu rynkowego leku oraz prognoza liczebnosci
populacji, ktéra prawdopodobnie skorzysta z leku w sytuacji jego sfinansowania);
finansowych (analiza wptywu na budzet);

organizacji udzielania swiadczeh;

etycznych i spotecznych.

Konstrukcja analizy wptywu na budzet objeta zestawienie ze sobg dwodch scenariuszy, w
ktorym pierwszy zaktada brak refundacji, a drugi odnowienie decyzji refundacyjnej dla
technologii wnioskowanej. Wynikiem analizy wptywu na budzet jest roznica pomiedzy tymi
scenariuszami wyrazona inkrementalnymi wydatkami pfatnika publicznego oraz ptatnika

publicznego i pacjenta.

Analize wykonano dla okresu od stycznia 2026 roku do konca grudnia 2028 roku , ktory
stanowi horyzont czasowy analizy. Elementy analizy wptywu na budzet objety: estymacje

populacji docelowej i udziatow rynkowych technologii wnioskowanej oraz analize kosztowa.

W analizie uwzgledniono koszty lekow, koszty przepisania i podania lekéw, koszty leczenia
zdarzen niepozgdanych, koszty leczenia choréb przewlektych, koszty leczenia napadu porfirii,
koszty leczenia uzaleznienia od opioidéw, koszty kwalifikacji chorych do programu lekowego,

koszty diagnostyki, monitorowania i oceny skutecznosci leczenia, koszty opieki paliatywne;.




@ Givlaari® (giwosyran) w leczeniu ostrej porfirii  watrobowe;
NAHTA u dorostych i mtodziezy w wieku od 12 lat — analiza wptywu na 41
IGNORANTIA NOCET system ochrony zdrowia

W analizie zgodnie z wnioskiem refundacyjnym uwzgledniono, ze lek po wydaniu pozytywnej
decyzji refundacyjnej wydawany bedzie swiadczeniobiorcy bezptatnie. Uwzgledniono ponadto
finansowanie leku w istniejgcej grupie limitowej. Cene zbytu netto giwosyranu otrzymano od

Whnioskodawcy [Dane dostarczone przez Wnioskodawece].

Wplyw na organizacje udzielania $wiadczen zdrowotnych oraz aspekty etyczne i spoteczne

zostaty okreslone zgodnie z metodykg zaproponowang w Wytycznych AOTMIT.

Oszacowanie populacji

Bezposrednig konsekwencjg odnowienia decyzji refundacyjnej dla wnioskowanej technologii
bedzie utrzymanie zwiekszonych szans na skuteczne leczenie ostrej porfirii wagtrobowej. W
konsekwencji finansowanie leku Givlaari® zapewni dorostym i mtodziezy w wieku od 12 lat
chorym na ostrg porfirie watrobowg ciggty dostep do skutecznego leczenia oraz wptynie na

poprawe ich jakosci zycia.
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Majgc na uwadze racjonalizacje $rodkéw w ochronie zdrowia oraz wychodzac naprzeciw
oczekiwaniom Ministerstwa Zdrowia oraz Narodowego Funduszu Zdrowia w zakresie

refundacji lekow, Wnioskodawca proponuje zawarcie umowy podziatu ryzyka (RSS).

W analizie wskazano, ze w przypadku pozytywnej decyzji dotyczgcej odnowienia refundacji
dla leku Givlaari® nalezy oczekiwa¢ duzej korzysci zdrowotnej dla waskiej grupy chorych,
dlatego tez finansowanie technologii jest etycznie i spotecznie uzasadnione. Ponadto decyzja

refundacyjna nie spowoduje nowych konsekwencji w organizacji udzielania swiadczen.
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8. Zataczniki

8.1. Uzasadnienie finansowania technologii

wnioskowanej w ramach istniejgcej grupy limitowej

Zgodnie z Wykazem lekow refundowanych lek Givlaari® jest aktualnie finansowany w ramach
grupy limitowej 1237.0, Giwosyran. Dostepna jest jedna prezentacja leku, ktéra stanowi we
wspomnianej grupie podstawe limitu. Niniejszy wniosek dotyczy odnowienia decyziji

refundacyjnej dla wspomnianej prezentacji leku Givlaari®.

Na podstawie art. 15 ust. 2. pkt 1 Ustawy o refundacji nalezy wiec stwierdzi¢, iz lek Givlaari®
spetnia kryteria kwalifikacji do juz istniejgcej grupy limitowej ze wzgledu na obecnos¢ tej samej
nazwy miedzynarodowej w poréwnaniu do juz refundowanego w Polsce produktu leczniczego
Givlaari®. W odniesieniu do prezentacji juz refundowanej w ramach wskazanej grupy limitowe;j
1237.0, Giwosyran niniejszy wniosek obejmuje odnowienie decyzji refundacyjnej dla dostepnej

prezentacji leku.

8.2. Sprawdzenie zgodnosci analizy z minimalnymi
wymaganiami opisanymi w Rozporzadzeniu MZ

w sprawie minimalnych wymagan

Tabela 20.
Check-lista zgodnosci analizy wptywu na system ochrony zdrowia z minimalnymi
wymaganiami przedstawionymi w Rozporzadzeniu MZ w sprawie minimalnych
wymagan

[\ Zadanie Tak/Nie/nie dotyczy

1. Oszacowanie rocznej liczebnosci populaciji n/d

11 obejmujgcej wszystkich pacjentéw, u ktérych wnioskowana

. . ) TAK, rozdziat 2.5.1.
technologia moze by¢ zastosowana

1.2. | docelowej, wskazanej we wniosku TAK, rozdziat 2.5.2.

1.3. | w ktérej wnioskowana technologia jest obecnie stosowana TAK, rozdziat 2.5.3.

w ktérej wnioskowana technologia bedzie stosowana przy
1.4. zatozeniu, ze minister wtasciwy do spraw zdrowia wyda TAK, rozdziat 2.5.4.
decyzje o objeciu refundacja lub decyzje o podwyzszeniu ceny

Oszacowanie rocznych wydatkéw podmiotu zobowigzanego
do finansowania swiadczen ze srodkéw publicznych,
ponoszonych na leczenie pacjentow w stanie klinicznym
wskazanym we wniosku

TAK, rozdziat 2.8.
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Nr ‘ Zadanie Tak/Nie/nie dotyczy
2.1. Aktualnych TAK, rozdziat 2.8.1.

2.2.

z wyszczegolnieniem sktadowej wydatkéw stanowigcej
refundacje ceny wnioskowanej technologii, o ile wystepuje

TAK, rozdziat 2.8.1.

lloSciowa prognoza rocznych wydatkéw podmiotu
zobowigzanego do finansowania swiadczen ze srodkow
publicznych, jakie bedg ponoszone na leczenie pacjentow w
stanie klinicznym wskazanym we wniosku przy zatozeniu, ze
minister wiasciwy do spraw zdrowia nie wyda decyzji o objeciu
refundacjg lub decyzji o podwyzszeniu ceny

TAK, rozdziat 2.8.2.

3.1.

z wyszczegolnieniem sktadowej wydatkow stanowigcej
refundacje ceny wnioskowanej technologii

TAK, rozdziat 2.8.2.

llosciowa prognoza rocznych wydatkéw podmiotu
zobowigzanego do finansowania swiadczen ze srodkow
publicznych, jakie bedg ponoszone na leczenie pacjentow w
stanie klinicznym wskazanym we wniosku, przy zatozeniu, ze
minister wiasciwy do spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu
refundacjg lub decyzje o podwyzszeniu ceny

TAK, rozdziat 2.8.2.

4.1.

z wyszczegolnieniem sktadowej wydatkéw stanowigcej
refundacje ceny wnioskowanej technologii,

TAK, rozdziat 2.8.2.

Oszacowanie dodatkowych wydatkéw podmiotu
zobowigzanego do finansowania swiadczen ze srodkow
publicznych, jakie bedg ponoszone na leczenie pacjentow w
stanie klinicznym wskazanym we wniosku

TAK, rozdziat 2.8.2.

5.1.

z wyszczegolnieniem sktadowej wydatkow stanowigcej
refundacje ceny wnioskowanej technologii

TAK, rozdziat 2.8.2.

Minimalny i maksymalny wariant oszacowania dodatkowych
wydatkéw podmiotu zobowigzanego do finansowania
Swiadczenh ze srodkéw publicznych

TAK, rozdziat 2.8.2.

Zestawienie tabelaryczne wartosci, na podstawie ktérych
dokonano oszacowan analizy oraz prognoz

TAK, rozdziat 2.7.

Wyszczegolnienie zatozen, na podstawie ktorych dokonano
oszacowan analizy oraz prognoz

TAK, rozdziat 2.7.

8.1.

wyszczegolnienie zatozen dotyczgcych kwalifikacji
wnioskowanej technologii do grupy limitowej i wyznaczenia
podstawy limitu

TAK, rozdziat 8.1.

Do analizy dotgczono dokument elektroniczny, umozliwiajacy
powtorzenie wszystkich kalkulacji oraz prognoz

TAK

10.

Oszacowan analizy oraz prognoz dokonano w horyzoncie
czasowym wiasciwym dla analizy wptywu na budzet

TAK

1.

Oszacowan oraz prognoz w analizie dokonano w
szczegolnosci na podstawie rocznej liczebnosci populacii

TAK

w analizie wptywu na budzet przedstawiono dodatkowy
wariant, w ktérym oszacowania i prognozy uzyskano w oparciu
o inne dane

(w przypadku braku wiarygodnych oszacowan rocznej
liczebnosci populaciji)

n/d, obliczenia w analizie
przeprowadzono na podstawie
oszacowania liczebnosci populacji
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Nr Zadanie Tak/Nie/nie dotyczy

Oszacowania analizy oraz prognozy przedstawiono w
nastepujacych wariantach

z uwzglednieniem proponowanego instrumentu dzielenia
12. ryzyka (jezeli wnioskowane warunki objecia refundacjg TAK
obejmujg instrumenty dzielenia ryzyka),

bez uwzglednienia proponowanego instrumentu dzielenia
ryzyka

Wskazano dowody niespetnienia wymagan, o ktérych mowa:
=w art. 15 ust. 2 pkt 1 Ustawy o refundacji

(jezeli wnioskowane warunki objecia refundacjg obejmujg

utworzenie nowej, odrebnej grupy limitowej)

12.1. TAK, rozdziat 8.1.

Wskazano dowody spetnienia wymagan, o ktérych mowa:
»w art. 15 ust. 2. pkt 1 Ustawy o refundacji

(jezeli wnioskowane warunki objecia refundacjg obejmujg
kwalifikacje do wspolnej, istniejgcej grupy limitowej)
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10. Spis rysunkéw

Rysunek 1. Mozliwe scenariusze brane pod uwage w analizie wptywu na budzet
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