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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 finansowaniu ze srodkoéw publicznych
leku Evrysdi® (rysdyplam) w postaci tabletek powlekanych w leczeniu chorych z klinicznym
rozpoznaniem SMA typu 1, typu 2 lub typu 3 lub posiadajgcych od jednej do czterech kopii

genu SMN2 w wieku 2 2 lat o masie ciata = 20 kg.

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 chorzy z klinicznym rozpoznaniem SMA typu 1, typu 2 lub typu 3 lub posiadajgcych

od jednej do czterech kopii genu SMN2 w wieku = 2 lat o0 masie ciata = 20 kg.

Rdzeniowy zanik miesni to rzadka, uwarunkowana genetycznie choroba neurodegeneracyjna
0 przebiegu postepujacym. W przebiegu SMA dochodzi do stopniowej degeneracji neuronéw
ruchowych w rogach przednich rdzenia kregowego oraz w jadrach ruchowych dolnej czesci
pnia mozgu. Bezposrednig przyczyng choroby jest homozygotyczna utrata funkcji genu SMN1,
ktéry odpowiada za produkcje biatka SMN — kluczowego dla przezycia i prawidtowego
dziatania neurondéw ruchowych. W organizmie wystepuje rowniez podobny gen — SMN2 — ktory
moze czesciowo kompensowac¢ niedobér biatka SMN. Jednak na skutek réznic
w przetwarzaniu jego transkryptu, wiekszo$¢ czgsteczek SMN powstatych z genu SMN2 jest
niepetna i pozbawiona funkcji biologicznej, poniewaz w procesie alternatywnego sktadania
RNA (splicingu) pomijany jest istotny fragment — ekson 7. Skutkuje to postepujaca hipotonia,
ostabieniem i zanikiem miesni szkieletowych, co ogranicza zdolnos¢ do wykonywania
podstawowych czynnoéci zyciowych. Najciezsze postacie choroby prowadzg do
niewydolnosci oddechowej, zaburzeh potykania oraz braku mozliwosci samodzielnego

poruszania sie [Keinath 2021].

Coraz czesciej zwraca sie uwage na wielonarzadowy charakter SMA. Cho¢ klasyfikowana

jest jako choroba neurondéw ruchowych, ekspresja biatka SMN zachodzi réwniez w innych
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tkankach. U chorych — zwtaszcza z ciezszymi fenotypami — opisywano wady serca, zaburzenia
rytmu, zaburzenia czynno$ci nerek, trzustki i uktadu odpornosciowego. Wydtuzenie przezycia
dzieki leczeniu moze wigzac sie z wiekszym znaczeniem objawdw pozaruchowych w dalszym

przebiegu choroby [Keinath 2021].

Jak podkreslono w licznych publikacjach, SMA jest chorobg uposledzajacg sprawnos¢
fizyczng, prowadzaca do niewydolnosci oddechowej i zagrazajaca zyciu chorego
[Keinath 2021, Gierlak-Wojcicka 2018, Majchrzak-Celinska 2020, Messina 2020,
Szczerba 2018, Wtodarczyk 2019]. Postepujace ostabienie miesni w sposéb znamienny
wptywa na zycie zarowno chorych, jak i ich opiekundéw, stanowigc znaczne obcigzenie
spoteczno-ekonomiczne. Chorzy czesto wymagajg intensywnej opieki medycznej
i pielegnacyjnej, a takze dostosowania otoczenia i statego wsparcia w wykonywaniu
codziennych czynnosci [Yao 2021]. Badania dotyczgce jakosci zycia zwigzanej ze zdrowiem
(HRQoL) wykazaty silne pogorszenie jakosci zycia chorych oraz opiekunéw chorych na
SMA w stosunku do populacji ogélnej. Dotyczy to w szczegdlnosci aspektéw zwigzanych
z niezaleznoscig funkcjonalng, mobilnoscig, integracjg spoteczng oraz dobrostanem

psychicznym [Callan 2018_ab].

Z uwagi na ciezki, postepujacy przebieg choroby oraz jej wielowymiarowy wpltyw na
funkcjonowanie chorych i ich rodzin, szczegdlnego znaczenia nabiera wczesne wdrozenie
skutecznego leczenia modyfikujgcego przebieg SMA. Jedng =z dostepnych opcji
terapeutycznych o udokumentowanej skutecznosci i korzystnym profilu bezpieczenstwa jest
rysdyplam — doustny, systemowo dziatajgcy modulator splicingu, ktérego mechanizm opiera

sie na zwiekszaniu produkgiji funkcjonalnego biatka SMN z genu SMN2 [ChPL Evrysdi®).

Rysdyplam wigze sie z pre-mRNA SMN2 i stabilizuje jego sktadanie, co prowadzi do
zwiekszenia liczby transkryptow zawierajgcych ekson 7. W rezultacie dochodzi do wzrostu
poziomu petnowarto$ciowego biatka SMN, ktérego niedobdr jest bezposrednig przyczynag
neurodegeneracji obserwowanej w SMA. Zwigkszenie dostepnos$ci biatka SMN wystepuje
zarowno w osrodkowym uktadzie nerwowym, jak i w tkankach obwodowych, co moze miec
znaczenie dla ograniczenia pozaruchowych objawéw choroby oraz wptywu uktadowego
[EPAR 2025].

Skutecznos¢ rysdyplamu zostata potwierdzona w wieloosrodkowych badaniach klinicznych
obejmujgcych szerokie spektrum populacji chorych z SMA — od niemowlat po osoby doroste,

zarowno z typem 1, jak i 2 oraz 3 choroby. Wykazano istotne klinicznie korzy$ci w zakresie
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poprawy lub stabilizacji funkcji motorycznych, zwiekszenia przezywalnosci wolnej od trwatej
wentylacji mechanicznej oraz utrzymania dotychczasowych umiejetnosci ruchowych. Efekty
terapeutyczne byly obserwowane réwniez u chorych wczesniej nieleczonych oraz u osob,

ktére utracity zdolno$¢ samodzielnego chodzenia [EPAR 2025].

Rysdyplam jest lekiem podawanym doustnie. Moze by¢ podawany w warunkach domowych,
a wiec redukuje obcigzenia organizacyjne zwigzane z leczeniem. Ogodlnoustrojowe dziatanie
leku pozwala na utrzymanie stabilnych stezeh terapeutycznych w tkankach, przy
jednoczesnym ograniczeniu ryzyka zwigzanego z bardziej inwazyjnymi drogami podania
[EPAR 2025].

Obecnie rysdyplam jest refundowany w postaci proszku do przygotowywania roztworu
doustnego. Forma ta zostata opracowana z mys$lg o chorych, ktérzy nie sg w stanie potkng¢
tabletki, w szczegodlnosci o niemowletach, matych dzieciach oraz osobach z zaburzeniami
potykania. Roztwér doustny moze by¢ fatwo podawany za pomocg strzykawki doustnej,
co umozliwia dostosowanie objetosci dawki do masy ciata chorego. Wymaga on jednak
przygotowania przez farmaceute i przechowywania w warunkach chtodniczych (2—8°C) przez
maksymalnie 64 dni od momentu sporzadzenia, zgodnie z informacjami zawartymi

w Charakterystyce Produktu Leczniczego [ChPL Evrysdi®].

Dzieki mozliwosci indywidualnego dostosowania dawki do masy ciata chorego oraz podania
leku w formie ptynnej, aktualnie refundowana postac roztworu doustnego stanowi odpowiednie
rozwigzanie terapeutyczne dla najmtodszych chorych, u ktérych wymagane jest przeliczenie
dawki w odniesieniu do masy ciata (mg/kg), a takze dla tych, u ktérych wystepujg istotne
trudnosci w potykaniu. U chorych, ktorzy majg zatozong sonde nosowo-zotgdkowg lub
gastrostomijng, roztwor rysdyplamu moze by¢ podawany bezposrednio przez sonde.
Stabilnos¢ farmaceutyczna roztworu przez okres 64 dni oraz przejrzyste zasady dawkowania
pozwalajg na bezpieczne i przewidywalne stosowanie leku w warunkach domowych, przy
wsparciu opiekunow. Jednocze$nie, potrzeba przechowywania roztworu w warunkach
chtodniczych i przygotowania roztworu przez farmaceute sprawia, ze forma ta moze nie by¢
optymalna dla wszystkich chorych — w szczegodlnosci tych, ktérzy osiagneli wiek oraz mase
ciata kwalifikujgce ich do stosowania tabletek i u ktérych mozliwe jest bezpieczne przyjecie

statej postaci doustnej [ChPL Evrysdi®).

Dla tej grupy chorych rysdyplam w postaci tabletek powlekanych stanowi alternatywng forme

leczenia, umozliwiajgcg uproszczenie schematu terapeutycznego bez kompromisu w zakresie
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skutecznosci czy bezpieczenstwa. Zgodnie z Charakterystykg Produktu Leczniczego, tabletki
mogg by¢ stosowane u chorych w wieku co najmniej 2 lat i o0 masie ciata 220 kg. Lek moze
by¢ przyjety doustnie poprzez potkniecie tabletki w catosci lub po jej rozpuszczeniu
w niewielkiej objetosci wody (ok. 5 ml), bez koniecznosci uzycia dodatkowych przyrzgdéw do
jego podania [ChPL Evrysd®).

Kazda tabletka zawiera okreslong dawke dobowg rysdyplamu, co eliminuje potrzebe
odmierzania objetosci ptynu i moze zmniejszac ryzyko btedéw dawkowania. W codziennegj
praktyce klinicznej rozwigzanie to moze stanowic istotne utatwienie zaréwno dla chorych, jak
i ich opiekunéw. Ponadto tabletki mogg byc¢ przechowywane w temperaturze pokojowej
(20°C-25°C), co zwieksza wygode leczenia, szczegodlnie u osob aktywnych zawodowo,
uczeszczajgcych do placowek edukacyjnych lub podrozujgcych. Mozliwos¢ przechowywania
w temperaturze pokojowej oraz uproszczony sposéb podania utatwiajg prowadzenie terapii
w warunkach domowych i jej dostosowanie do codziennego funkcjonowania chorego
[ChPL Evrysd®).

Uwzglednienie tej postaci farmaceutycznej w praktyce terapeutycznej moze stanowic istotne

uzupetnienie obecnych mozliwosci leczenia, szczegodlnie w kontekscie zrdéznicowanych

potrzeb klinicznych i funkcjonalnych chorych na SMA [ChPL Evrysdi®).

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.

Scenariusz istniejgcy obrazuje sytuacje obecng, w ktorej rysdyplam w postaci tabletek
powlekanych nie jest refundowany z budzetu ptatnika publicznego. W scenariuszu tym, w
leczeniu populacji docelowej w ramach Programu lekowego B.102.FM stosowany jest
rysdyplam w postaci proszku do sporzadzania roztworu doustnego. W scenariuszu
prognozowanym (nowym) analizowano sytuacje, w ktorej rysdyplam w postaci tabletek

powlekanych stosowany w leczeniu chorych z klinicznym rozpoznaniem SMA typu 1, typu 2
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lub typu 3 lub posiadajacych od jednej do czterech kopii genu SMN2 w wieku 2 2 lat o masie
ciata =2 20 kg, bedzie finansowany ze srodkéw publicznych. Dla kazdego ze scenariuszy
rozpatrywano 3 alternatywne warianty: najbardziej prawdopodobny, minimalny oraz

maksymalny.

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.

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

nastepujgcych kategorii kosztowych:

koszty lekow;

koszty wydania lekdw.

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

ktora stanowi integralng czes¢ raportu oceny technologii medyczne;.

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

proponowang umowe podziatu ryzyka.

Analize wptywu na budzet wykonano z perspektywy wspdlnej (obejmujgcej perspektywe
ptatnika publicznego (NFZ) i pacjenta) oraz z perspektywy ptatnika publicznego. Nalezy
zaznaczy¢, ze wyniki z perspektywy wspolnej sg tozsame z wynikami z perspektywy ptatnika
publicznego, dlatego wyniki przedstawione w analizie sg odpowiednie dla obu perspektyw.
Przyjeto 2-letni horyzont czasowy. Dla kluczowych danych wejsciowych przeprowadzono

analize wrazliwosci.
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WY NIKI

Oszacowanie populacji

Wydatki inkrementalne w perspektywie ptatnika publicznego

Wyniki analizy z uwzglednieniem RSS

Wyniki analizy bez uwzglednienia RSS

Wariant populacii Wartos¢ inkrementalna w 1. Wartos¢ inkrementalna w 2.
pop ] roku analizy roku analizy

Wydatki inkrementalne ogétem (PLN)

Minimalny -8 466 958,69 -11 931 619,31
Prawdopodobny -10 304 620,03 -15594 570,73
-12 142 281,37 -19 257 522,15

Maksymalny
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. . Wartos¢ inkrementalna w 1. Wartos¢ inkrementalna w 2.
Wariant populacji ] .
roku analizy roku analizy

Wyniki z perspektywy wspolnej sg tozsame z wynikami z perspektywy ptatnika publicznego.

Wyniki przeprowadzonej jednokierunkowej analizy wrazliwosci oraz analizy scenariuszy
wskazuijg, ze najwiekszy wptyw na wyniki analizy (w wersji z RSS) majg nastepujgce parametry

/ scenariusze:

Wyniki przeprowadzonej jednokierunkowej analizy wrazliwosci oraz analizy scenariuszy

wskazujg, ze najwiekszy wptyw na wyniki analizy (w wersji bez RSS) majg nastepujace

parametry / scenariusze:

PODSUMOWANIE | WNIOSKI

W niniejszej pracy oceniono wptyw na system ochrony zdrowia w Polsce decyzji o
zakwalifikowaniu rysdyplamu w postaci tabletek powlekanych (Evrysdi®) do finansowania w

ramach Programu lekowego B.102.FM.
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Bezposrednig konsekwencjg pozytywnej decyzji refundacyjnej dla leku Evrysdi® w postaci
tabletek powlekanych bedzie udostepnienie chorym z klinicznym rozpoznaniem SMA typu 1,
typu 2 lub typu 3 lub posiadajgcych od jednej do czterech kopii genu SMN2 w wieku = 2 lat o
masie ciata = 20 kg, nowej opcji terapeutycznej. Rozszerzone zostanie spektrum
terapeutyczne, w zwigzku z czym lekarze, ktorzy dotychczas mogli zastosowacé leczenie przy
pomocy leku Evrysdi® w postaci proszku do sporzgdzania roztworu doustnego teraz bedg

mogli réwniez zastosowaé terapie lekiem Evrysdi® w postaci tabletek powlekanych. | Gz

W konsekwencji finansowanie leku Evrysdi® w postaci tabletek

powlekanych wptynie na poprawe jakoéci zycia chorych w analizowanym wskazaniu. || |l

Przy uwzglednieniu perspektywy wspdlnej ptatnika publicznego i pacjentéw, wnioski z analizy

nie ulegajg zmianie.

Majgc na uwadze racjonalizacje $rodkéw w ochronie zdrowia oraz wychodzgc 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 refundacii leku Evrysdi®
w postaci tabletek powlekanych nalezy oczekiwac duzej korzysci zdrowotnej dla waskiej grupy
chorych, dlatego tez finansowanie technologii jest etycznie i spotecznie uzasadnione. Ponadto
decyzja refundacyjna moze mie¢ wptyw na organizacje udzielania swiadczen, zmniejszajgc
zapotrzebowanie na planowane wizyty ambulatoryjne w celu wydania leku Evrysdi® w postaci
tabletek powlekanych wzgledem leku Evrysdi® w postaci proszku do sporzgdzania roztworu

doustnego.

Konkludujagc nalezy oczekiwaé, ze finansowanie leku Evrysdi® w postaci tabletek powlekanych
przyczyni sie do poprawy diagnostyki i leczenia chordb rzadkich, co jest jednym z priorytetow
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 finansowaniu ze srodkoéw publicznych
leku Evrysdi® (rysdyplam) w postaci tabletek powlekanych w leczeniu chorych z klinicznym
rozpoznaniem SMA typu 1, typu 2 lub typu 3 lub posiadajgcych od jednej do czterech kopii

genu SMN2 w wieku = 2 lat o masie ciata = 20 kg.

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

tabletek powlekanych w przedstawionym wskazaniu.

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

obliczenie prognozowanych wydatkow ptatnika w zaleznos$ci od przyjetych zatozen.
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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 populacji
docelowej oraz przeprowadzono prognoze rozpowszechnienia interwencji po podjeciu

pozytywnej decyzji refundacyjnej dla tej interwenc;ji.

4. Oszacowano koszty terapii technologii wnioskowanej oraz pozostatych opciji

terapeutycznych (rysdyplam w postaci proszku do sporzadzania roztworu doustnego).

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 sSrodkow

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 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 wartosci nizsze od zera oznacza to oszczednosci finansowe zwigzane z
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podjeciem pozytywnej decyzji o finansowaniu technologii wnioskowanej ze srodkow

publicznych.

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

wartosciach bez zaokrggleh (w celu uzyskania bardziej doktadnych wynikow).

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 wptywu 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 2-letni horyzont czasowy, obejmujgcy okres od stycznia 2026 do konca
grudnia 2027 roku. Uzasadnieniem przyjecia takiego horyzontu czasowego jest fakt, ze
wnioskowana technologia bytaby finansowana w ramach Programu lekowego B.102.FM, ktory
w sposob precyzyjny okresla standard terapeutyczny oraz ogranicza stosowanie technologii
medycznej do wybranych o$rodkéw kontraktujgcych program lekowy. W tej sytuacji
stabilizacja rynku powinna nastgpi¢ w okresie 2 lat od wydania pozytywnej decyzji

refundacyjnej.

Dodatkowo, zgodnie z Ustawg o refundacji, pierwsza decyzja refundacyjna wydawana jest na

2 lata, co potwierdza zasadnos$¢ przyjetego horyzontu czasowego analizy.
2.3. Perspektywa

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

dwoch wariantach:
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» z perspektywy podmiotu zobowigzanego do finansowania $wiadczen ze Srodkéw
publicznych (ptatnik publiczny®)
oraz dodatkowo z perspektywy wspdlnej podmiotu zobowigzanego do finansowania

swiadczenh ze srodkéw publicznych oraz swiadczeniobiorcy (tj. pacjenta).

Nalezy zaznaczy¢, ze w niniejszej analizie wyniki z perspektywy wspolnej sg tozsame z
wynikami z perspektywy ptatnika publicznego, dlatego wyniki przedstawione w analizie sg

odpowiednie dla obu perspektyw.
2.4. Scenariusze porownywane

W analizie wptywu na budzet rozwazano dwa scenariusze: istniejgcy oraz scenariusz nowy.
Scenariusz istniejgcy obrazuje sytuacje obecng, w ktérej technologia wnioskowana zgodnie z
Wykazem lekéw refundowanych nie jest refundowana w omawianym wskazaniu z budzetu

ptatnika publicznego.

W scenariuszu nowym przyjeto sytuacje, w ktérej technologia wnioskowana jest refundowana
w leczeniu chorych z klinicznym rozpoznaniem SMA typu 1, typu 2 lub typu 3 lub posiadajgcych
od jednej do czterech kopii genu SMN2 w wieku = 2 lat o masie ciata = 20 kg. W scenariuszu
tym lek bedzie dostepny w programie lekowym i wydawany 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, wielkoéci populacji docelowej. Wptyw na budzet ptatnika, wyznaczony zostat jako réznica

pomiedzy tymi scenariuszami.

Wyniki analizy przedstawiono w dwdch 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.

" Zgodnie z art. 14 Ustawy o $wiadczeniach opieki zdrowotnej.
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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 Evrysdi®, rysdyplam w postaci tabletek powlekanych wskazany

jest w leczeniu:

chorych z klinicznym rozpoznaniem SMA typu 1, typu 2 lub typu 3 lub posiadajgcych

od jednej do czterech kopii genu SMN2 w wieku = 2 lat o0 masie ciata = 20 kg.
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2.5.2. Populacja docelowa, wskazana we wniosku

Populacja wskazana we wniosku refundacyjnym oraz oceniana w niniejszej analizie pokrywa
sie z ChPL Evrysdi® w postaci tabletek powlekanych, a wiec jest zbiezna z populacjg chorych,
u ktérych technologia wnioskowana moze by¢ stosowana. WielkoS¢ tej populacji
przedstawiono powyzej (rozdziat 2.5.1., | ).

2.5.3. Populacja, w ktérej technologia wnioskowana jest

obecnie stosowana

Obecnie rysdyplam w postaci tabletek powlekanych nie jest w Polsce stosowany.
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2.5.4. Populacja, w ktérej wnioskowana technologia bedzie
stosowana przy zalozeniu, ze minister wiasciwy do

spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu refundacjq

Populacje, w ktorej wnioskowana technologia bedzie stosowana przy zatozeniu, ze minister
wiasciwy do spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu refundacjg, oszacowano na podstawie
prognozowanych udziatow, jakie lek Evrysdi® w postaci tabletek powlekanych osiggnie w

populacji docelowej oraz oszacowan wielkosci populacji docelowej (rozdziat 2.5.2.).

254.1. Udzialy w rynku

Dokfadne oszacowania przedstawiono w arkuszu kalkulacyjnym dotgczonym do raportu,
natomiast podsumowanie liczb chorych leczonych poszczegdlnymi prezentacjami leku

Evrysdi® zaprezentowano w ponizszym podrozdziale.

2.5.4.2. Oszacowanie wielkosci populacji chorych leczonych

technologiag wnioskowana oraz komparatorem

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

2.5.2.) oszacowano liczbe chorych leczonych technologig wnioskowang oraz komparatorem.
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2.5.5. Populacja, w ktérej wnioskowana technologia bedzie
stosowana przy zalozeniu, ze minister witasciwy do

spraw zdrowia nie wyda decyzji o objeciu refundacja

W przypadku braku wydania pozytywnej decyzji dotyczacej refundacji rysdyplamu w postaci

tabletek powlekanych, lek ten nie bedzie stosowany.

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.).

Tabela 9.

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

Oszacowanie rocznej liczebnosci

Populacja populacji

Podstawa prawna

Populacja obejmujgca wszystkich

chorych, u ktérych technologia
wnioskowana moze zostac¢
zastosowana

art. 6 ust. 1 pkt 1lit. a
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Oszacowanie rocznej liczebnosci

Populacja populacji

Podstawa prawna

Populacja docelowa, wskazana we

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

Populacja, w ktérej technologia

. . : art. 6 ust. 1 pkt 1lit. ¢
whnioskowana jest obecnie stosowana

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

spraw zdrowia nie wyda decyzji o

objeciu refundacja

2.6. Analiza kosztow

W zaleznosci od zastosowanej perspektywy badawczej w analizie uwzgledniono koszty
odpowiadajgce zuzyciu wszystkich istotnych zasobow 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 (j. 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 wspélnej:

koszty lekéw;

koszty wydania lekow.

Wymienione kategorie kosztowe stanowig catkowite koszty réznigce oceniane technologie

medyczne.

Pozostate kategorie kosztow bezposrednich: koszty podania lekéw, koszty leczenia zdarzen
niepozadanych, koszty leczenia paliatywnego, koszty kwalifikacji chorych do programu
lekowego, koszty diagnostyki, monitorowania i oceny skutecznosci leczenia uznano za
nieréznigce, zaliczajac je do kategorii kosztéw wspdélnych. Koszty te (jako koszty wspdine dla

technologii wnioskowanej i komparatora) nie majg wptywu na wyniki analizy. Nie byty zatem




@ Evrysdi® (rysdyplam) w postaci tabletek powlekanych wskazany w
NMAHTA leczeniu rdzeniowego zaniku migsni 5q — analiza wptywu na system 31
ISNORANTIA NOCET OChrOny ZdrOWia

ostatecznie brane pod uwage w obliczeniach. W ponizszej tabeli wyszczegdlniono
poszczegodlne koszty nierdznigce oraz przedstawiono zasadnos¢ kwalifikacji do kategorii

kosztéw nieréznigcych.

Tabela 10.
Koszty nieréznigce oceniane technologie medyczne

Kategoria kosztowa Uzasadnienie kwalifikacji

Interwencja i komparator wystepujg w postaci do stosowania
doustnego, ich podanie nie generuje kosztu dla systemu,
natomiast samo wydanie lekdw generuje koszt dla systemu co
zostato uwzglednione w ramach niniejszej analizy

Koszt podania lekéw

W odniesieniu do bezpieczenstwa stosowania terapii w Analizie
Koszt leczenia zdarzen niepozadanych klinicznej nie wykazano roznic pomiedzy technologig oceniang i
komparatorem

Dotyczy wszystkich chorych leczonych technologig oceniang i
komparatorem w tej samej wysokosci

Koszt leczenia paliatywnego

Koszt kwalifikacji chorych do leczenia
biologicznego w Programie lekowym
B.102.FM

Dotyczy wszystkich chorych leczonych technologig oceniang i
komparatorem w tej samej wysokosci

Koszt diagnostyki, monitorowania i Dotyczy wszystkich chorych leczonych technologig oceniang i
oceny skutecznosci leczenia komparatorem w tej samej wysokosci

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

modelowanie i podsumowanie kosztéw.

2.6.1. Koszt stosowania wnioskowanej technologii medycznej

oraz komparatora

Do obliczenia kosztu stosowania uwzglednianych technologii medycznych konieczne byto
okreslenie zuzycia zasobéw (dawkowania) oraz cen jednostkowych poszczegdlinych

prezentacji lekow.
2.6.1.1. Dawkowanie
RYSDYPLAM W POSTACI TABLETEK POWLEKANYCH

Zgodnie z dawkowaniem okre$lonym w ChPL Evrysdi®, zalecana dawka dobowa rysdyplamu
w postaci tabletek powlekanych dla chorych z klinicznym rozpoznaniem SMA typu 1, typu 2
lub typu 3 lub posiadajgcych od jednej do czterech kopii genu SMN2 w wieku = 2 lat o masie

ciata =2 20 kg wynosi 5 mg. Chorzy, ktérzy wymagajg stosowania sondy nosowo-zotgdkowej
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lub gastrostomijnej nie mogg zastosowac leku Evrysdi® w postaci tabletek powlekanych, moga
natomiast zastosowac lek Evrysdi® w postaci proszku do sporzgdzania roztworu doustnego
[ChPL Evrysdi®]. Dawka ta byta réwniez stosowana u chorych w badaniach odnalezionych w
ramach przegladu systematycznego Analizy klinicznej. Ponadto dawka ta jest zgodna z

dobowa dawkg leku (DDD) dla rysdyplamu ustalong przez WHO.
RYSDYPLAM W POSTACI PROSZKU DO SPORZADZANIA ROZTWORU DOUSTNEGO

Zgodnie z dawkowaniem okre$lonym w ChPL Evrysdi®, zalecana dawka dobowa rysdyplamu
w postaci proszku do sporzgdzania roztworu doustnego dla chorych z Klinicznym
rozpoznaniem SMA typu 1, typu 2 lub typu 3 lub posiadajgcych od jednej do czterech kopii
genu SMN2 ustalana jest wedlug wieku i masy ciata pacjentéw. Produkt Evrysdi® jest
przyjmowany doustnie raz na dobe po positku, mniej wiecej o tej samej porze kazdego dnia.
W przypadku pacjentéw w wieku = 2 lat o masie ciata = 20 kg zalecana dawka dobowa wynosi
5 mg. Dawka ta byta rowniez stosowana u chorych w badaniach odnalezionych w ramach
przegladu systematycznego Analizy klinicznej. Ponadto dawka ta jest zgodna z dobowg dawka

leku (DDD) dla rysdyplamu ustalong przez WHO.
2.6.1.2. Ceny poszczegdlnych prezentacji

Obecnie lek Evrysdi®w postaci tabletek powlekanych nie 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. Przyjeto takze, ze podstawe
limitu w grupie 1254.0, Rysdyplam wyznacza¢ bedzie lek Evrysdi®, proszek do sporzgdzania
roztworu doustnego, 0,75 mg/ml, 1 but. po 80 ml (kod GTIN: 07613326029896), {j. lek, ktory
zgodnie z Wykazem lekéw refundowanych wyznacza podstawe limitu w tej grupie w momencie

sktadania niniejszej analizy.
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Wartosci poszczegolnych cen leku prezentuje ponizsza tabela (Tabela 11.).

Tabela 11.
Charakterystyka kosztowa leku Evrysdi® w postaci tabletek powlekanych (PLN)

2.6.1.3. Koszt stosowania komparatora

Komparator jest obecnie finansowany w programie lekowym i wydawany jest

Swiadczeniobiorcy bezptatnie.

Cena zbytu netto leku Evrysdi® w postaci proszku do sporzgdzania roztworu doustnego wynosi

35 625,21 PLN za opakowanie z 1 butelkg o zawarto$ci 60 mg rysdyplamu [Wykaz lekow

refundowanychl.

Wartosci poszczegolnych cen leku prezentuje ponizsza tabela.

Tabela 12.
Charakterystyka kosztowa leku Evrysdi® w postaci proszku do sporzadzania roztworu
doustnego (PLN)
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2.6.1.4. Zestawienie kosztow lekow

Na podstawie dawkowania, cen lekdw oraz proponowanych warunkéw RSS wyznaczono koszt

lekdéw w przeliczeniu na opakowanie oraz sredni koszt na cykl. Wartosci wskazano w ponizszej

tabeli.

Tabela 13.

Koszt lekéw w analizowanym wskazaniu, brany pod uwage w analizie (PLN)

Koszt opakowania

Perspektywa
ptatnika
publicznego

Substancja Perspektywa

wspolna

Koszt w cyklu

Perspektywa
ptatnika
publicznego

Perspektywa
ptatnika
publicznego

Rysdyplam w postaci
tabletek powlekanych
bez RSS

Rysdyplam w postaci
tabletek powlekanych z
RSS

Rysdyplam w postaci
proszku do
sporzgdzania roztworu
doustnego bez RSS

Rysdyplam w postaci
proszku do
sporzadzania roztworu
doustnego z RSS

2.6.2. Pozostale kategorie kosztowe

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

rozdziale 6. Analizy ekonomicznej.

2.6.3. Modelowanie kosztow
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|
N Choremu, ktory
rozpocznie terapie w styczniu, pierwszego roku analizy przypisany zostanie koszt
odpowiadajgcy 2 latom leczenia w modelu ekonomicznym (niezdyskontowany), przy czym w
pierwszym roku analizy BIA przypisany zostanie koszt pierwszych 12 miesiecy terapii, w
drugim roku koszt od 13 do 24 miesigca terapii w modelu. Z kolei choremu, ktéry rozpocznie
leczenie np. w 6 miesigcu roku, w pierwszym roku analizy BIA zostanie przyporzgdkowany
koszt pierwszych 7 miesiecy terapii w modelu, w drugim roku BIA koszt od 8 do 19 miesigca

modelu itd.

W tabelach ponizej przedstawiono sposob naliczania kosztéw dla terapii rysdyplamem w
postaci tabletek powlekanych, ktéry nastepnie krotko omowiono. Pierwsza tabela przedstawia
koszty rocznej terapii chorego wnioskowang technologig w zaleznosci od okresu rozpoczecia
leczenia (odpowiedni miesigc roku), kolejna przedstawia $rednie koszty roczne dla

wnioskowanej technologii.

Tabela 14.
Koszty ponoszone w terapii rysdyplamem w postaci tabletek powlekanych w zaleznosci
od okresu rozpoczecia leczenia w czasie roku (PLN) z uwzglednieniem umowy podziatu

ryzyka

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

kolumny reprezentujg koszt jaki ponosi chory w kolejnych latach horyzontu czasowego analizy.
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W przypadku, gdy chory przystgpi do leczenia w drugim roku horyzontu czasowego analizy
BIA na jego catkowity koszt leczenia sktadajg sie jedynie koszty 1. roku terapii. Sredni roczny
koszt leczenia chorego zostat policzony jako srednia wazona odsetka zaprezentowanego
odpowiednio w 2 i 3 kolumnie powyzszej tabeli i kosztu zaprezentowanego w kolumnie dla
odpowiedniego roku leczenia. Srednie koszty roczne (1. i 2. roku terapii) ponoszone w

zaleznosci od roku rozpoczecia leczenia przedstawiono w tabeli ponizej.

Tabela 15.
Koszty ponoszone w terapii rysdyplamem w postaci tabletek powlekanych w zaleznosci
od roku rozpoczecia leczenia (PLN) z uwzglednieniem umowy podziatu ryzyka

W kolumnie drugiej, w pierwszym wierszu przedstawiono sredni roczny koszt leczenia chorego
(I PL\) rozpoczynajgcego terapie rysdyplamem w postaci tabletek powlekanych
w 1. roku analizy, ponoszony w pierwszym roku horyzontu czasowego BIA. W kolumnie
trzeciej, wiersz pierwszy przedstawiono $redni roczny koszt leczenia chorego ([ EGczN
PLN) rozpoczynajgcego terapie w 1. roku BIA, ponoszony w drugim roku horyzontu

czasowego BIA itd.

W ponizszych tabelach przedstawiono $redni roczny koszt leczenia chorego rysdyplamem w
postaci proszku do sporzadzania roztworu doustnego w populacji docelowej w podziale na

scenariusz istniejgcy oraz nowy.
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Tabela 16.

Koszty ponoszone w terapii rysdyplamem w postaci proszku do sporzadzania roztworu
doustnego w zaleznosci od roku rozpoczecia leczenia (PLN) z uwzglednieniem umowy
podziatu ryzyka — scenariusz istniejacy

Tabela 17.

Koszty ponoszone w terapii rysdyplamem w postaci proszku do sporzadzania roztworu
doustnego w zaleznosci od roku rozpoczecia leczenia (PLN) z uwzglednieniem umowy
podziatu ryzyka — scenariusz nowy

2.6.4. Podsumowanie kosztow

W ponizszych tabelach przedstawiono podsumowanie srednich kosztéw rocznych.

W ponizszej tabeli przedstawiono sredni roczny koszt leczenia chorego ponoszony w terapii
rysdyplamem w postaci tabletek powlekanych w zaleznosci od roku rozpoczecia leczenia w
wersji z RSS oraz bez RSS.

Tabela 18.

Koszty ponoszone w terapii rysdyplamem w postaci tabletek powlekanych w zaleznosci
od roku rozpoczecia leczenia (PLN)

W ponizszej tabeli przedstawiono sredni roczny koszt leczenia chorego ponoszony na lek

Evrysdi® w terapii rysdyplamem w postaci tabletek powlekanych w zaleznosci od roku
rozpoczecia leczenia w wersji z RSS oraz bez RSS.
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Tabela 19.

Koszty ponoszone na lek Evrysdi® w terapii rysdyplamem w postaci tabletek
powlekanych w zaleznosci od roku rozpoczecia leczenia (PLN)

W ponizszych tabelach przedstawiono $redni roczny koszt leczenia chorego rysdyplamem w
postaci proszku do sporzgdzania roztworu doustnego w populacji docelowej w wersji z RSS

oraz bez RSS w podziale na scenariusz istniejgcy oraz nowy.

Tabela 20.
Koszty ponoszone w terapii rysdyplamem w postaci proszku do sporzadzania roztworu
doustnego w zaleznosci od roku rozpoczecia leczenia (PLN) — scenariusz istniejagcy

Tabela 21.
Koszty ponoszone w terapii rysdyplamem w postaci proszku do sporzadzania roztworu
doustnego w zaleznosci od roku rozpoczecia leczenia (PLN) — scenariusz nowy
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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 22.

Dane wejsciowe uwzgledniane w analizie wptywu na budzet

Parametr

Horyzont czasowy analizy
Liczebnos¢ populacji docelowej

Udziaty w rynku poszczegdlnych
technologii medycznych

Liczebnos¢ chorych leczonych
technologiag wnioskowana

Wartos¢
parametru z
analizy
podstawowej

2-letni

Zakres zmiennosci
wartosci parametru

(wartos¢ alternatywna — Uzasadnienie przyjetego zakresu zmiennosci

alter, minimalna — min,
maksymalna — max)

Parametry analizy wplywu na budzet
n/d

n/d

Zrédta danych dla
wartosci
parametru

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.
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Zakres zmiennosci

wartosci parametru Zrédta danych dla
(wartos¢ alternatywna — Uzasadnienie przyjetego zakresu zmiennosci wartosci
alter, minimalna — min, parametru

maksymalna — max)

Wartos¢
parametru z
EW LAY
podstawowej

Parametr

Parametry kosztowe
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Zakres zmiennosci

wartosci parametru Zrédta danych dla
(wartos¢ alternatywna — Uzasadnienie przyjetego zakresu zmiennosci wartosci
alter, minimalna — min, parametru

maksymalna — max)

n/d

Wartos¢
parametru z

Parametr .
ELELFAY

podstawowej

Marza hurtowa 6%

Ustawa o refundacji

CZN za opakowanie leku Evrysdi®,
proszek do sporzadzania roztworu Wykaz lekow
doustnego, 0,75 mg/ml, 1 but. po 80 mi
(PLN)

35 625,21 n/d n/d refundowanych

.

Wartos¢ punktowa swiadczenia "przyjecie pacjenta w

trybie ambulatoryjnym zwigzane z wykonaniem Zarzgdzenie
Koszt wizyty ambulatoryjnej w ramach 191 44 n/d programu" [Zarzgdzenie programy lekowe] programy lekowe,
Programu lekowego B.102.FM (PLN) ’ przemnozona przez wycene punktu produktu Informator o
kontraktowego "Program lekowy - Leczenie chorych na umowach NFZ

rdzeniowy zanik miesni" [Informator o umowach NFZ).
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o Zakres zmiennosci
Wartos¢

parametru z wartosci parametru Zrédta danych dla

Parametr analiz (wartos¢ alternatywna — Uzasadnienie przyjetego zakresu zmiennosci wartosci
Yy alter, minimalna — min, parametru

TG EEENE maksymalna — max)

Wartos$¢ punktowa swiadczenia "hospitalizacja w trybie
Koszt hosnpitalizacii iednodniowei w jednodniowym zwigzana z wykonaniem programu" Zarzgdzenie
ramach Prop ramu I(Je kjowe oB 1021 FM 861.49 n/d [Zarzadzenie programy lekowe] przemnozona przez programy lekowe,
9 (PLN) go B.102. ’ wycene punktu produktu kontraktowego "Program Informator o
lekowy - Leczenie chorych na rdzeniowy zanik miesni" umowach NFZ
[Informator o umowach NFZ).

Zgodnie z ChPL Evrysdi® przed wydaniem pacjentowi
proszek Evrysdi® musi zosta¢ rozpuszczony przez
osobe z fachowego personelu medycznego (np.
farmaceute) w celu uzyskania roztworu doustnego,
natomiast okres waznosci sporzgdzonego roztworu
wynosi 64 dni. W zwigzku z tym w analizie podstawowej .
przyjeto, ze wydanie leku Evrysdi® w postaci proszku Zarzqdzenie
do sporzadzania roztworu doustnego odbywa sie co2 | Programy lekowe
miesigce i zatozono, iz jest ono rozliczane w ramach
wizyty ambulatoryjnej.

W scenariuszu alternatywnym testowano jak na wyniki
analizy wptywa uwzglednienie rozliczania wydania leku
w ramach hospitalizacji jednodniowe;.

przyjecie
pacjenta w
trybie
ambulatoryjnym alter
zwigzane z
wykonaniem
programu

hospitalizacja w
trybie
jednodniowym
zwigzana z
wykonaniem
programu

Swiadczenie, w ramach ktorego
rozliczane jest co 2 miesigce wydanie
leku Evrysdi® w postaci proszku do

sporzadzania roztworu doustnego

W analizie podstawowej przyjeto, iz wydanie leku
Evrysdi® w postaci tabletek powlekanych odbywa sie w
Czestotliwos$¢ wydawania pacjentowi ramach wizyty ambulatoryjnej co 6 miesiecy.

leku Evrysdi® w postaci tabletek co 6 miesiecy alter co 3 miesigce W scenariuszu alternatywnym testowano jak na wyniki Zatozenie

powlekanych analizy wptywa uwzglednienie czestszych wizyt
ambulatoryjnych pacjenta w celu wydania leku, tj. co 3
miesigce.
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Wartos¢
parametru z

Parametr .
analizy

podstawowej

Lek Evrysdi®,
proszek do
sporzadzania

roztworu

doustnego, 0,75

mg/ml, 1 but. po

80 ml

Podstawa limitu grupy limitowej
1254.0, Rysdyplam

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

alter

Lek Evrysdi®,
tabl. powl., 5
mg, 28 szt.

Pozostate parametry

Uzasadnienie przyjetego zakresu zmiennosci

Analiza podstawowa: podstawa limitu lek Evrysdi®,
proszek do sporzgdzania roztworu doustnego, 0,75
mg/ml, 1 but. po 80 ml.

Analiza wrazliwosci: podstawa limitu lek Evrysdi®, tabl.
powl., 5 mg, 28 szt.

Zrédta danych dla
wartosci
parametru

Zatozenie

sporzadzania roztworu doustnego,
0,75 mg/ml, 1 but. po 80 ml (mg)

Liczba dni w roku 365,25 n/d n/d Zatozenie
Zgodnie z danymi ze Statystyk NFZ nie odnotowanego
Dav_vka dobom{a BYS CLE G ITCE D) 0,15 n/d ani jednego chorego leczonego RYS w wieku < 1 roku ChPL Evrysdi®
wieku < 2 miesigce (mg/kg m.c.) 2ycia w latach 2022-2023
Dawka dobowa RYS dla chorego w
wieku 2 2 miesigce do < 2 lat (mg/kg 0,20 n/d n/d ChPL Evrysdi®
m.c.)
Dawka dobowa RYS dla chorego w
wieku 2 2 lat i masie ciata < 20 kg 0,25 n/d n/d ChPL Evrysdi®
(mg/kg m.c.)
Dawka dobowa RYS dla chorego w
wieku 2 2 lat i masie ciata 2 20 kg (mg) 5 n/d n/d ChPL Eviysdf®
DDD dla rysdyplamu (mg) ‘ 5,0 n/d n/d WHO
Liczba mg rysdyplamu w opakowaniu
leku Evrysdi®, tabl. powl., 5 mg, 28 szt. 140 n/d n/d ChPL Evrysdi®
(mg)
Liczba mg rysdyplamu w opakowaniu
)
CLO TR [IEEE <D 60 n/d n/d ChPL Evrysd®
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Zakres zmiennosci

wartosci parametru Zrédta danych dla
(wartos¢ alternatywna — Uzasadnienie przyjetego zakresu zmiennosci wartosci
alter, minimalna — min, parametru

maksymalna — max)

e |___—

Wartos¢
parametru z
EW LAY
podstawowej

Parametr
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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 oraz w
perspektywie wspolnej. Wydatki te beda sie rézni¢ 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 sposéb aktualne wydatki budzetowe
wynoszg okoto | PLN w skali roku.

Obecnie rysdyplam w postaci tabletek powlekanych nie jest refundowany w analizowanej

populacji chorych. Koszt leku jest zatem zerowy.
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).
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Tabela 23.
Wyniki analizy wplywu na budzet z perspektywy ptatnika publicznego i perspektywy wspélnej z uwzglednieniem

Tabela 24.

RSS

Wyniki analizy wplywu na budzet z perspektywy ptatnika publicznego i perspektywy wspélnej bez uwzglednienia RSS

‘ Wydatki inkrementalne
Wariant - - ‘

1. rok analizy

(o] &:11F:1174Y

Catkowite koszty roznigce (PLN)
minimalny -8 466 958,69

-11 931 619,31

prawdopodobny -10 304 620,03

-15594 570,73

maksymalny -12 142 281,37

-19 257 522,15
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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 zakreséow zmienno$ci,

wskazano w rozdziale 2.7.

Wyniki analizy wrazliwosci w perspektywie wspolnej sg tozsame z wynikami w perspektywie
ptatnika publicznego. W zwigzku z tym w ponizszych tabelach wyniki sg odpowiednie dla obu

perspektyw.

Wyniki analizy wrazliwosci oraz analizy scenariuszy przedstawiono w ponizszych tabelach.
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Tabela 25.
Wyniki analizy wrazliwosci w zaleznosci od wariantu z perspektywy ptatnika publicznego i z perspektywy wspolnej oraz wersji z RSS
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Tabela 26.
Wyniki analizy wrazliwosci w zaleznosci od wariantu z perspektywy ptatnika publicznego i z perspektywy wspodinej oraz wersji bez RSS

Wynik inkrementalny (PLN) Wynik inkrementalny (PLN) Wynik inkrementalny (PLN)
wariant minimalny wariant prawdopodobny wariant maksymainy

1. rok 2. rok 1. rok 2. rok 1. rok 2. rok

-19 257 522,15

-12 142 281,37

-15 594 570,73

-10 304 620,03

-11 931 619,31

-8 466 958,69

-8 340 625,30 | -11 753 590,57 | -10 150 867,35 | -15 361 888,00 | -11 961 109,40 | -18 970 185,43




A A @ Evrysdi® (rysdyplam) w postaci tabletek powlekanych wskazany w leczeniu rdzeniowego zaniku miesni 5q 51
N1 T, — analiza wptywu na system ochrony zdrowia

IBMNORANTLA NOCET

Wynik inkrementalny (PLN)
wariant minimalny

Wynik inkrementalny (PLN)
wariant prawdopodobny

Wynik inkrementalny (PLN)
wariant maksymalny

1. rok

-8 466 958,69

2. rok

-11 931 619,31

1. rok

-10 304 620,03

2. rok

-15 594 570,73

1. rok

-12 142 281,37

2. rok

-19 257 522,15

-10 105 916,86

-14 298 945,94

-12 753 838,29

-19 513 434,93

-15 401 759,73

-24 727 923,93

-11 196 799,36

-11 931 619,31

-13 503 012,23

-15 594 570,73

-15 809 225,11

-19 257 522,15

-9 354 989,84

-13 183 030,83

-11 385 388,69

-17 230 159,74

-13 415 787,54

-21 277 288,66

-8 382 384,30

-11 812 437,26

-10 201 689,69

-15 438 800,35

-12 020 995,07

-19 065 163,44

-169 148,79

-238 364,10

-205 860,70

-311 540,76

-242 572,60

-384 717,43
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Wynik inkrementalny (PLN)
wariant minimalny

1. rok 2. rok

-8 466 958,69

-11 931 619,31

Wynik inkrementalny (PLN)
wariant prawdopodobny

1. rok

-10 304 620,03

2. rok

-15 594 570,73

Wynik inkrementalny (PLN)
wariant maksymalny

1. rok 2. rok

-12 142 281,37 | -19 257 522,15
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4. Wpltyw na organizacje udzielania swiadczen

Terapia lekiem Evrysdi® w postaci tabletek powlekanych stanowigc alternatywe dla leczenia
lekiem Evrysdi® w postaci proszku do sporzgdzania roztworu doustnego jest opcjg
terapeutyczng, ktéra przez inng postac leku moze wpltyng¢ znaczaco na jako$ zycia chorych,
ale réwniez na organizacje udzielania $wiadczen. Zgodnie z ChPL Evrysdi® przed wydaniem
pacjentowi proszek Evrysdi® musi zosta¢ rozpuszczony przez osobe z fachowego personelu
medycznego (np. farmaceute) w celu uzyskania roztworu doustnego, natomiast okres
waznosci sporzgdzonego roztworu wynosi 64 dni. Tym samym wydanie choremu leku Evrysdi®
w postaci proszku do sporzgdzania roztworu doustnego odbywa sie co 2 miesigce. Z kolei
wydanie choremu wnioskowanej technologii moze odbywa¢ sie znaczgco rzadziej ze wzgledu
na postac leku, tj. tabletki powlekane. Zastgpienie terapii lekiem Evrysdi® w postaci proszku
do sporzgdzania roztworu doustnego terapig lekiem Evrysdi® w postaci tabletek powlekanych
wplyng¢ moze zatem na obnizenie zapotrzebowania na planowe wizyty szpitalne oraz

wykorzystanie specjalistycznych swiadczen.

W wyniku rozpoczecia finansowania ocenianej technologii medycznej, nie wystgpi
koniecznos¢ dodatkowych szkolen personelu medycznego czy tez tworzenia nowych
wytycznych okre$lajgcych sposéb podawania leku. Objecie refundacjg technologii
wnioskowanej moze mie¢ jednak wptyw na organizacje udzielania swiadczen zdrowotnych
poprzez zmniejszenie zapotrzebowania na realizacje specjalistycznych swiadczen szpitalnych

zwigzanych z wydaniem lekow.
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5. Aspekty etyczne i spoteczne

Rdzeniowy zanik miesni to rzadka, uwarunkowana genetycznie choroba neurodegeneracyjna
0 przebiegu postepujacym. W przebiegu SMA dochodzi do stopniowej degeneracji neuronow
ruchowych w rogach przednich rdzenia kregowego oraz w jadrach ruchowych dolnej czesci
pnia mézgu. Bezposrednig przyczyng choroby jest homozygotyczna utrata funkciji genu SMN1,
ktéry odpowiada za produkcje biatka SMN — kluczowego dla przezycia i prawidtowego
dziatania neuronéw ruchowych. W organizmie wystepuje rowniez podobny gen — SMN2 — ktéry
moze czesciowo kompensowac¢ niedobér biatka SMN. Jednak na skutek réznic
w przetwarzaniu jego transkryptu, wiekszos¢ czgsteczek SMN powstatych z genu SMN2 jest
niepetna i pozbawiona funkcji biologicznej, poniewaz w procesie alternatywnego skfadania
RNA (splicingu) pomijany jest istotny fragment — ekson 7. Skutkuje to postepujgca hipotonia,
ostabieniem i zanikiem miesni szkieletowych, co ogranicza zdolnos¢ do wykonywania
podstawowych czynnoéci zyciowych. Najciezsze postacie choroby prowadzg do
niewydolnosci oddechowej, zaburzen potykania oraz braku mozliwosci samodzielnego

poruszania sie [Keinath 2021].

Coraz czesciej zwraca sie uwage na wielonarzadowy charakter SMA. Cho¢ klasyfikowana
jest jako choroba neuronéw ruchowych, ekspresja biatka SMN zachodzi réwniez w innych
tkankach. U chorych — zwtaszcza z ciezszymi fenotypami — opisywano wady serca, zaburzenia
rytmu, zaburzenia czynnosci nerek, trzustki i uktadu odpornosciowego. Wydtuzenie przezycia
dzieki leczeniu moze wigzac sie z wiekszym znaczeniem objawdw pozaruchowych w dalszym

przebiegu choroby [Keinath 2021].

Jak podkreslono w licznych publikacjach, SMA jest chorobg uposledzajaca sprawnos¢
fizyczna, prowadzaca do niewydolnosci oddechowej i zagrazajaca zyciu chorego
[Keinath 2021, Gierlak-Wojcicka 2018, Majchrzak-Celinska 2020, Messina 2020,
Szczerba 2018, Wtodarczyk 2019]. Postepujace ostabienie miesni w sposéb znamienny
wplywa na zycie zaréwno chorych, jak i ich opiekundow, stanowigc znaczne obcigzenie
spoteczno-ekonomiczne. Chorzy czesto wymagajg intensywnej opieki medycznej
i pielegnacyjnej, a takze dostosowania otoczenia i statego wsparcia w wykonywaniu
codziennych czynno$ci [Yao 2021]. Badania dotyczace jako$ci zycia zwigzanej ze zdrowiem
(HRQoL) wykazaty silne pogorszenie jakosci zycia chorych oraz opiekunéw chorych na

SMA w stosunku do populacji ogélnej. Dotyczy to w szczegdlnosci aspektéw zwigzanych
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z niezaleznoscig funkcjonalng, mobilnoscig, integracjg spoteczng oraz dobrostanem

psychicznym [Callan 2018_ab].

Z uwagi na ciezki, postepujacy przebieg choroby oraz jej wielowymiarowy wptyw na
funkcjonowanie chorych i ich rodzin, szczegélnego znaczenia nabiera wczesne wdrozenie
skutecznego leczenia modyfikujgcego przebieg SMA. Jedng =z dostepnych opcji
terapeutycznych o udokumentowanej skutecznosci i korzystnym profilu bezpieczenstwa jest
rysdyplam — doustny, systemowo dziatajgcy modulator splicingu, ktérego mechanizm opiera

sie na zwiekszaniu produkgji funkcjonalnego biatka SMN z genu SMN2 [ChPL Evrysdi®).

Rysdyplam wigze sie z pre-mRNA SMN2 i stabilizuje jego sktadanie, co prowadzi do
zwiekszenia liczby transkryptéw zawierajgcych ekson 7. W rezultacie dochodzi do wzrostu
poziomu petnowartosciowego biatka SMN, ktérego niedobdr jest bezposrednig przyczyna
neurodegeneracji obserwowanej w SMA. Zwiekszenie dostepnosci biatka SMN wystepuje
zarowno w osrodkowym uktadzie nerwowym, jak i w tkankach obwodowych, co moze miec
znaczenie dla ograniczenia pozaruchowych objawéw choroby oraz wptywu ukiadowego
[EPAR 2025].

Skutecznosc¢ rysdyplamu zostata potwierdzona w wieloosrodkowych badaniach klinicznych
obejmujgcych szerokie spektrum populacji chorych z SMA — od niemowlat po osoby doroste,
zarowno z typem 1, jak i 2 oraz 3 choroby. Wykazano istotne klinicznie korzy$ci w zakresie
poprawy lub stabilizacji funkcji motorycznych, zwiekszenia przezywalnosci wolnej od trwatej
wentylacji mechanicznej oraz utrzymania dotychczasowych umiejetnosci ruchowych. Efekty
terapeutyczne byty obserwowane réwniez u chorych wczesniej nieleczonych oraz u oséb,

ktére utracity zdolno$¢ samodzielnego chodzenia [EPAR 2025].

Rysdyplam jest lekiem podawanym doustnie. Moze by¢ podawany w warunkach domowych,
a wiec redukuje obcigzenia organizacyjne zwigzane z leczeniem. Ogodlnoustrojowe dziatanie
leku pozwala na utrzymanie stabilnych stezen terapeutycznych w tkankach, przy
jednoczesnym ograniczeniu ryzyka zwigzanego z bardziej inwazyjnymi drogami podania
[EPAR 2025].

Obecnie rysdyplam jest refundowany w postaci proszku do przygotowywania roztworu
doustnego. Forma ta zostata opracowana z myslg o chorych, ktorzy nie sg w stanie potkng¢
tabletki, w szczegdlnosci o niemowletach, matych dzieciach oraz osobach z zaburzeniami
potykania. Roztwér doustny moze by¢ fatwo podawany za pomocg strzykawki doustnej,

co umozliwia dostosowanie objetosci dawki do masy ciata chorego. Wymaga on jednak
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przygotowania przez farmaceute i przechowywania w warunkach chtodniczych (2—8°C) przez
maksymalnie 64 dni od momentu sporzgadzenia, zgodnie z informacjami zawartymi

w Charakterystyce Produktu Leczniczego [ChPL Evrysdi®).

Dzieki mozliwosci indywidualnego dostosowania dawki do masy ciata chorego oraz podania
leku w formie ptynnej, aktualnie refundowana posta¢ roztworu doustnego stanowi odpowiednie
rozwigzanie terapeutyczne dla najmtodszych chorych, u ktérych wymagane jest przeliczenie
dawki w odniesieniu do masy ciata (mg/kg), a takze dla tych, u ktérych wystepujg istotne
trudnosci w potykaniu. U chorych, ktérzy majg zatozong sonde nosowo-zotagdkowg lub
gastrostomijng, roztwér rysdyplamu moze by¢ podawany bezposrednio przez sonde.
Stabilno$¢ farmaceutyczna roztworu przez okres 64 dni oraz przejrzyste zasady dawkowania
pozwalajg na bezpieczne i przewidywalne stosowanie leku w warunkach domowych, przy
wsparciu opiekundéw. Jednoczesnie, potrzeba przechowywania roztworu w warunkach
chtodniczych i przygotowania roztworu przez farmaceute sprawia, ze forma ta moze nie byc¢
optymalna dla wszystkich chorych — w szczegdlnosci tych, ktérzy osiggneli wiek oraz mase
ciata kwalifikujgce ich do stosowania tabletek i u ktérych mozliwe jest bezpieczne przyjecie

statej postaci doustnej [ChPL Evrysdi®].

Dla tej grupy chorych rysdyplam w postaci tabletek powlekanych stanowi alternatywng forme
leczenia, umozliwiajgcg uproszczenie schematu terapeutycznego bez kompromisu w zakresie
skutecznosci czy bezpieczenstwa. Zgodnie z Charakterystykg Produktu Leczniczego, tabletki
mogg by¢ stosowane u chorych w wieku co najmniej 2 lat i 0 masie ciata 220 kg. Lek moze
by¢ przyjety doustnie poprzez potkniecie tabletki w catosci lub po jej rozpuszczeniu
w niewielkiej objetosci wody (ok. 5 ml), bez koniecznosci uzycia dodatkowych przyrzadéw do
jego podania [ChPL Evrysd®).

Kazda tabletka zawiera okreslong dawke dobowg rysdyplamu, co eliminuje potrzebe
odmierzania objeto$ci ptynu i moze zmniejszacC ryzyko btedow dawkowania. W codziennej
praktyce klinicznej rozwigzanie to moze stanowic istotne utatwienie zaréwno dla chorych, jak
iich opiekunow. Ponadto tabletki mogg by¢ przechowywane w temperaturze pokojowej
(20°C-25°C), co zwieksza wygode leczenia, szczegdlnie u osob aktywnych zawodowo,
uczeszczajgcych do placéwek edukacyjnych lub podrozujgcych. Mozliwos¢ przechowywania
w temperaturze pokojowej oraz uproszczony sposob podania utatwiajg prowadzenie terapii
w warunkach domowych i jej dostosowanie do codziennego funkcjonowania chorego
[ChPL Evrysd®).
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Uwzglednienie tej postaci farmaceutycznej w praktyce terapeutycznej moze stanowic istotne
uzupetnienie obecnych mozliwosci leczenia, szczegolnie w kontekscie zréznicowanych

potrzeb klinicznych i funkcjonalnych chorych na SMA [ChPL Evrysdi®).

Decyzja dotyczaca objecia refundacjg produktu Evrysdi® w postaci tabletek powlekanych
dotyczy wylgcznie chorych kwalifikujgcych sie do programu lekowego, a zatem chorych
spetniajacych wszystkie kryteria wtgczenia, co zapewnia, ze technologia bedzie stosowana w

populacji chorych, u ktérych spodziewane sg najwieksze korzysci kliniczne.

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

wymogoéw zwigzanych z rozpoczeciem leczenia.

Ponizsza tabela przedstawia ocene aspektéw spotecznych i etycznych dotyczgcg stosowania

technologii wnioskowanej w omawianym wskazaniu.

Tabela 27.
Aspekty spoteczne i etyczne

Warunek Wartosé

Czy i ktére grupy pacjentdow mogg by¢ faworyzowane na skutek zatozen przyjetych w Zadne
analizie ekonomicznej;

Czy niekwestionowany jest réwny dostep do technologii medycznej przy jednakowych

potrzebach; Tak

Duza korzysc¢ 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. Nie

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

w tym:

wptywac na poziom satysfakcji pacjentdow z otrzymywanej opieki medycznej; Nie
grozi¢ niezaakceptowaniem postepowania przez poszczegodlnych chorych; Nie
powodowac lub zmienia¢ stygmatyzacje; Nie
wywotywac ponadprzecietny lek; Nie
powodowac¢ dylematy moralne; Nie
stwarzaé problemy dotyczace pici lub rodzinne. Nie
stoi w sprzecznosci z aktualnie obowigzujgcymi regulacjami prawnymi, Nie
czy stwarza koniecznos$¢ dokonania zmian w prawie/przepisach; Nie
oddziatuje na prawa pacjenta lub prawa cztowieka. Nie

Czy stosowanie technologii naktada szczegélne wymogi, takie jak:
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Warunek Wartos¢
konieczno$¢ szczegdlnego 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 preferenciji, potrzeba czynnego udziatu pacjenta Nie
w podejmowaniu decyzji o wyborze metody postepowania.




@ Evrysdi® (rysdyplam) w postaci tabletek powlekanych wskazany w
NAHF TA leczeniu rdzeniowego zaniku miesni 5q — analiza wptywu na system 59
IGNORANTIA NOCET ochrony zdrowia

o
o
Q
q
Y
=4
0
N
®
=4
o

Catkowite koszty uwzgledniane w poszczegolnych scenariuszach (wynikajgce z kosztow

réznigcych leczenia), wyznaczono na podstawie: kosztéw lekow oraz kosztéw wydania lekow.

W analizie uwzgledniono ponadto, ze technologia wnioskowana finansowana bedzie w ramach
istniejgcej grupy limitowej, zgodnie z uzasadnieniem wskazanym w rozdziale 8.1. Przyjeto
takze, ze podstawe limitu w grupie 1254.0, Rysdyplam wyznacza¢ bedzie lek Evrysdi®,
proszek do sporzadzania roztworu doustnego, 0,75 mg/ml, 1 but. po 80 ml (kod GTIN:
07613326029896), tj. lek, kitory zgodnie z Wykazem lekéw refundowanych wyznacza

podstawe limitu w tej grupie w momencie sktadania niniejszej analizy.

W analizie przyjeto 2-letni horyzont czasowy (obejmujgcy okres od stycznia 2026 roku do

konca grudnia 2027 roku) zgodnie z uzasadnieniem wskazanym w rozdziale 2.2.
Dodatkowo przyjeto, ze przecietny rok trwa doktadnie 365,25 dni.

Dla parametrow, ktére w najwiekszym stopniu obarczone sg niepewnoscig i majg potencjalnie

najwiekszy wplyw na wyniki, przeprowadzono analize wrazliwo$ci 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
zakwalifikowaniu leku Evrysdi® (rysdyplam) w postaci tabletek powlekanych do Wykazu lekéw

refundowanych w ramach kategorii dostepnosci lek stosowany w programie lekowym.

Populacje docelowg dla technologii wnioskowanej zdefiniowano zgodnie z przedtozonym
whnioskiem refundacyjnym. Stanowig jg chorzy z klinicznym rozpoznaniem SMA typu 1, typu 2
lub typu 3 lub posiadajgcych od jednej do czterech kopii genu SMN2 w wieku = 2 lat 0 masie
ciata = 20 kg.

Wpltyw na system ochrony zdrowia okreslono 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
ktéorym pierwszy zaktada brak refundacji, a drugi wprowadzenie do refundacji technologii
wnioskowanej. Wynikiem analizy wptywu na budzet jest roznica pomiedzy tymi scenariuszami
wyrazona inkrementalnymi wydatkami ptatnika publicznego oraz ptatnika publicznego

i pacjenta.

Analize wykonano dla okresu od stycznia 2026 roku do konca grudnia 2027 roku, ktéry stanowi
horyzont czasowy analizy. Elementy analizy wptywu na budzet objety: estymacje populacji

docelowej i udziatéw rynkowych technologii wnioskowanej oraz analize kosztowa.
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W analizie uwzgledniono koszty lekow oraz koszty zwigzane z wydaniem lekow jako koszty

réznigce rozpatrywane terapie.

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 rysdyplamu w postaci

tabletek powlekanych otrzymano od Wnioskodawcy.

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

zostaty okreslone zgodnie z metodykg zaproponowang w Wytycznych AOTMIT.

Oszacowanie populacji

Bezposrednig konsekwencjg pozytywnej decyzji refundacyjnej dla wnioskowanej technologii
bedzie uksztattowanie sie w Polsce nowej praktyki klinicznej leczenia chorych z klinicznym
rozpoznaniem SMA typu 1, typu 2 lub typu 3 lub posiadajgcych od jednej do czterech kopii
genu SMN2 w wieku = 2 lat o masie ciata = 20 kg. Rozszerzone zostanie spektrum
terapeutyczne, w zwigzku z czym lekarze, ktérzy dotychczas mogli stosowac leczenie przy
pomocy leku Evrysdi® w postaci proszku do sporzgdzania roztworu doustnego teraz bedg
mogli skorzysta¢ rowniez z terapii lekiem Evrysdi® w postaci tabletek powlekanych. W
konsekwencji finansowanie leku Evrysdi® w postaci tabletek powlekanych wptynie na poprawe

jakoséci zycia chorych w analizowanym wskazaniu.
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Majgc na uwadze racjonalizacje $rodkow w ochronie zdrowia oraz wychodzgc naprzeciw
oczekiwaniom Ministerstwa Zdrowia oraz Narodowego Funduszu Zdrowia w zakresie

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

Dodatkowo w analizie wskazano, ze w przypadku pozytywnej decyzji dotyczacej refundac;ji
leku Evrysdi® w postaci tabletek powlekanych nalezy oczekiwaé¢ duzej korzysci zdrowotnej dla
waskiej grupy chorych, dlatego tez finansowanie technologii jest etycznie i spotecznie
uzasadnione. Ponadto decyzja refundacyjna moze mie¢ wplyw na organizacje udzielania
Swiadczen, zmniejszajgc zapotrzebowanie na planowane wizyty ambulatoryjne w celu
wydania leku Evrysdi® w postaci tabletek powlekanych wzgledem leku Evrysdi® w postaci

proszku do sporzgdzania roztworu doustnego.
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8. Zataczniki

8.1. Uzasadnienie finansowania technologii

wnioskowanej w ramach istniejgcej grupy limitowej

Na podstawie art. 15 ust. 2. pkt 1 Ustawy o refundacji nalezy stwierdzi¢, iz lek Evrysdi® w
postaci tabletek powlekanych spetnia kryteria kwalifikacji do juz istniejgcej, wspdlnej grupy
limitowej ze wzgledu na obecno$¢ tej samej nazwy miedzynarodowej, podobnego dziatania
terapeutycznego i zblizonego mechanizmu dziatania w poréwnaniu do juz refundowanego w
Polsce produktu leczniczego Evrysdi® w postaci proszku do sporzgdzania roztworu doustnego
znajdujgcego sie w grupie limitowej 1254.0, Rysdyplam. W zwigzku z powyzszym nalezy
stwierdzi¢, ze lek Evrysdi® w postaci tabletek powlekanych kwalifikuje sie do juz istniejgcej
grupy limitowej w ramach Wykazu lekéw refundowanych, a podstawe limitu refundacyjnego w
tej grupie bedzie wyznaczat, tak jak dotychczas, lek Evrysdi®, proszek do sporzgdzania
roztworu doustnego, 0,75 mg/ml, 1 but. po 80 ml (kod GTIN: 07613326029896).

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

w sprawie minimalnych wymagan

Tabela 28.
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

obejmujgcej wszystkich pacjentéw, u ktérych wnioskowana

11 technologia moze by¢ zastosowana

TAK, rozdziat 2.5.1.

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 pacjentéw 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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