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Indeks skrótów 

AE Działania niepożądane 
(Adverse Events) 

AOTMiT Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji 

ChPL Charakterystyka Produktu Leczniczego 

CILTA Ciltakabtagen autoleucel 

DARA Daratumumab 

DVd Schemat leczenia chorych - daratumumab, bortezomib, deksametazon 

EloPd Schemat leczenia chorych - elotuzumab, pomalidomid, deksametazon 

IP Inhibitor proteasomu 

IsaPd Schemat lecenia chorych – izatuksymab, pomalidomid, deksametazon 

Kd Schemat lecenia chorych - karfilzomib, deksametazon 

LEN Lenalidomid 

NFZ Narodowy Fundusz Zdrowia 

PCd Schemat leczenia chorych - pomalidomid, cyklofosfamid, deksametazon 

Pd Schemat leczenia chorych - pomalidomid, deksametazon 

PL Program Lekowy 

PVd Schemat lecenia chorych - pomalidomid, bortezomib, deksametazon 
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Streszczenie 

CEL 

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

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

ciltakabtagenu autoleucelu (Carvykti®, CILTA) stosowanego w leczeniu dorosłych pacjentów z opornym lub 

nawrotowym szpiczakiem plazmocytowym, u których stosowano uprzednio jedną lub dwie linie leczenia, w tym lek 

immunomodulujący i inhibitor proteasomu, oraz u których stwierdzono progresję choroby w trakcie lub po 

zakończeniu ostatniego leczenia, a także oporność na leczenie lenalidomidem, spełniający kryteria wnioskowanego 

programu lekowego. 

METODYKA 

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

uwzględnieniu współpłacenia za leki. Uwzględniono 2 letni horyzont czasowy, począwszy od 1 stycznia 2026 roku. 

W analizie założono, że w przypadku podjęcia pozytywnej decyzji refundacyjnej dla produktu Carvykti® będzie on 

finansowany w ramach programu lekowego (PL).  

Populację docelową zdefiniowano zgodnie z projektem proponowanego PL jako dorosłych pacjentów z opornym 

lub nawrotowym szpiczakiem plazmocytowym, u których stosowano uprzednio jedną lub dwie linie leczenia, w tym 

lek immunomodulujący i inhibitor proteasomu, oraz u których stwierdzono progresję choroby w trakcie lub po 

zakończeniu ostatniego leczenia, a także oporność na leczenie lenalidomidem, spełniających kryteria 

wnioskowanego programu lekowego.  

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

rozpoznaniem MM w latach 2014-2016 oraz dane KRN w zakresie dynamiki zmian zachorowalności na MM. W 

kolejnym kroku populację chorych na MM podzielono na kolejne linie leczenia zgodnie z prawdopodobieństwem 

kontynuacji leczenia. Następnie określono odsetki pacjentów leczonych uprzednio z zastosowaniem inhibitora 

proteasomu i lenalidomidu oraz odsetki z opornością na lenalidomid (w zależności od linii leczenia). 

Rozpowszechnienie schematów uwzględnionych w analizie określono na podstawie wyników badania ankietowego 

przeprowadzonego wśród ekspertów klinicznych, którzy oszacowali aktualne i przyszłe (tj. zakładające refundację 

Carvykti®) rozpowszechnienie schematów stosowanych wśród pacjentów z MM w Polsce. 

W analizie uwzględniono następujące kategorie kosztowe: 

 koszty leków, 

 koszty podania leków, 

 koszty monitorowania, 

 koszty kolejnych linii leczenia, 

 koszty leczenia zdarzeń niepożądanych, 

 koszty opieki terminalnej. 

W analizie wyznaczono wydatki płatnika publicznego oraz płatnika publicznego i pacjentów w scenariuszu 

istniejącym, tj. przy utrzymaniu aktualnych zasad refundacji leków stosowanych w populacji docelowej oraz w 
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scenariuszu nowym, przy założeniu finansowania Carvykti® ze środków publicznych we wnioskowanym wskazaniu. 

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

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

nowym i istniejącym.  
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1. Wprowadzenie do analizy 

1.1. Cel analizy 

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

Narodowy Fundusz Zdrowia) i pacjentów w przypadku podjęcia pozytywnej decyzji o finansowaniu ze 

środków publicznych ciltakabtagenu autoleucelu (Carvykti®, CILTA) stosowanego w leczeniu dorosłych 

pacjentów z opornym lub nawrotowym szpiczakiem plazmocytowym, u których stosowano uprzednio 

jedną lub dwie linie leczenia, w tym lek immunomodulujący i inhibitor proteasomu, oraz u których 

stwierdzono progresję choroby w trakcie lub po zakończeniu ostatniego leczenia, a także oporność na 

leczenie lenalidomidem, spełniający kryteria wnioskowanego programu lekowego. 

Szczegółowy opis problemu zdrowotnego, interwencji ocenianej i technologii opcjonalnych 

przedstawiono w ramach analizy problemu decyzyjnego [1]. 

1.2. Stan aktualny 

1.2.1. Aktualna praktyka kliniczna 
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2. Metodyka i dane źródłowe 

2.1. Sposób przeprowadzenia analizy 

Analizę wpływu na budżet przeprowadzono w następujący sposób: 

 Zdefiniowano populację docelową dla CILTA jako dorosłych pacjentów z opornym lub nawrotowym 

szpiczakiem plazmocytowym, u których stosowano uprzednio jedną lub dwie linie leczenia, w tym 

lek immunomodulujący i inhibitor proteasomu, oraz u których stwierdzono progresję choroby w 

trakcie lub po zakończeniu ostatniego leczenia, a także oporność na leczenie lenalidomidem, 

spełniających kryteria wnioskowanego programu lekowego. 

 Na podstawie odnalezionych źródeł danych oraz opinii ekspertów klinicznych przeprowadzono 

prognozę liczebności populacji docelowej w kolejnych 2 latach, począwszy od początku 2026 roku.  

 Na podstawie przeprowadzonych ankiet oszacowano rozpowszechnienie CILTA oraz pozostałych 

interwencji uwzględnionych w analizie w populacji docelowej. 

 Określono koszty związane z leczeniem pacjentów, zgodnie z analizą ekonomiczną. 

 Obliczono przewidywane wydatki płatnika w populacji docelowej w latach 2026–2027: 

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

tj. w przypadku braku finansowania CILTA ze środków publicznych. 

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

ze środków publicznych. 

 Wyznaczono wydatki inkrementalne, czyli różnicę w wydatkach pomiędzy scenariuszem istniejącym 

a scenariuszem nowym. W przypadku, gdy wydatki inkrementalne są ujemne, oznacza to 

oszczędności dla płatnika. W przypadku oszacowania dodatnich wydatków inkrementalnych, 

oznaczają one dodatkowe nakłady finansowe płatnika. 

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

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

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

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

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

(np. wariant A1 i A2). 

2.2. Forma analizy 

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

kalkulacyjnego wykonanego w programie Microsoft Excel, umożliwiającego obliczenie prognozowanych 

wydatków płatnika w zależności od przyjętych założeń. Arkusz kalkulacyjny umożliwia również 

przeprowadzenie jednokierunkowych i wielokierunkowych analiz wrażliwości. 
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2.3. Perspektywa analizy 

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

wymagań, jakie muszą spełniać analizy uwzględnione we wnioskach o objęcie refundacją i ustalenie 

urzędowej ceny zbytu oraz o podwyższenie urzędowej ceny zbytu leku, środka spożywczego 

specjalnego przeznaczenia żywieniowego, wyrobu medycznego, które nie mają odpowiednika 

refundowanego w danym wskazaniu [14], analizę przeprowadzono z perspektywy płatnika publicznego 

oraz z perspektywy wspólnej płatnika i pacjentów, przy uwzględnieniu kosztów współpłacenia za leki. 

Uwzględnione koszty pacjentów stanowią znikomą część całkowitych kosztów NFZ ponoszonych na 

leczenie analizowanej jednostki chorobowej i w związku z tym wyniki z łącznej perspektywy płatnika 

publicznego i pacjentów przy uwzględnieniu współpłacenia za leki należy uznać za wyniki dodatkowe. 

Wyniki z perspektywy NFZ + pacjent przestawiono wyłącznie jako wariant analizy wrażliwości 

(scenariusz E). 

2.4. Horyzont czasowy 

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

ze środków publicznych dla pacjentów z populacji docelowej w ramach proponowanego PL począwszy 

od 1 stycznia 2026 roku. Zgodnie z wytycznymi Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji 

(AOTMiT) [15] horyzont czasowy analizy wpływu na budżet powinien obejmować okres do momentu 

ustalenia się stanu równowagi lub co najmniej w ciągu 2 lat od wprowadzenia nowej technologii. 

Dodatkowo, zgodnie z ustawą refundacyjną z dnia 12 maja 2011 roku [3], pierwsza decyzja 

refundacyjna wydawana jest na 2 lata. 

2.5. Populacja docelowa 

Populację docelową w analizie stanowią dorośli pacjenci z opornym lub nawrotowym MM, u których 

stosowano uprzednio jedną lub dwie linie leczenia, w tym lek immunomodulujący i IP, oraz u których 

stwierdzono progresję choroby w trakcie lub po zakończeniu ostatniego leczenia, a także oporność na 

leczenie LEN, spełniający kryteria wnioskowanego programu lekowego. 

Podczas szacowania liczebności populacji docelowej uwzględniono konieczność zastosowania jednej 

lub dwóch wcześniejszych linii leczenia. Ponadto zgodnie z kryteriami włączenia do PL, aby możliwe 

było zastosowanie CILTA, pacjent musi zastosować schemat leczenia, w skład którego wchodzą 

następujące klasy leków: 

 inhibitor proteasomu (bortezomib/karfilzomib/iksazomib), 

 lek immunomodulujący (talidomid, lenalidomid, pomalidomid), 
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a także musi zostać u niego stwierdzona oporność na leczenie LEN. 

W związku z powyższym oszacowanie liczebności populacji docelowej przeprowadzono w 

następujących krokach: 

 oszacowano liczbę pacjentów rozpoczynających leczenie chemioterapią dedykowaną szpiczakowi, 

 określono odsetki pacjentów, u których dochodzi do progresji leczenia do kolejnych linii (drugiej i 

trzeciej linii), 

 określono odsetki pacjentów leczonych uprzednio z zastosowaniem IP i LEN, 

 określono odsetki pacjentów, u których stwierdzono oporność na LEN. 

W celu oszacowania liczebności populacji pacjentów w Polsce spełniających kryteria włączenia do 

leczenia w ramach proponowanego wskazania, poszukiwano polskich źródeł dotyczących MM. 

Przeszukano strony internetowe AOTMiT, KRN, NFZ (Zdrowe dane). 

W ramach niniejszej analizy przeprowadzono ponadto badanie ankietowe wśród ekspertów klinicznych 

w dziedzinie hematologii, a następnie wyniki badania oraz oszacowaną liczebność populacji poddano 

dyskusji w ramach Spotkania Doradczego z dnia 15 kwietnia 2025 r. Wyniki ankiety przedstawiono w 

aneksie (rozdz. A.3). 

W analizie wykorzystano następujące źródła danych do wyznaczenia liczby pacjentów spełniających 

kryteria włączenia do populacji docelowej: 

 dane NFZ przedstawione w raporcie Szpiczak plazmocytowy (mnogi). Ocena jakości informacyjnej 

rejestru kontraktowego dotyczące liczby pacjentów leczonych rocznie z zastosowaniem 

chemioterapii dedykowanej MM [5], 

 dane KRN w zakresie dynamiki zmian zachorowalności na MM w Polsce [16], 

 dane z zagranicznej praktyki klinicznej dotyczące przepływu pacjentów na kolejne linii leczenia, 

 opinie ekspertów klinicznych zebrane w ramach badania ankietowego oraz Spotkania Doradczego 

z dnia 15 kwietnia 2025 r. 

2.5.1. Nowo rozpoznani pacjenci z MM kwalifikujący się do leczenia 

farmakologicznego 

Dane dotyczące nowo rozpoznanych pacjentów z MM odnaleziono w raporcie NFZ Szpiczak 

plazmocytowy (mnogi). Ocena jakości informacyjnej rejestru kontraktowego oraz w bazie KRN. 

Pomiędzy wspomnianymi źródłami danych zauważyć można znaczną różnicę w raportowanych 

przypadkach (w KRN o ok. 1000 osób/rok mniej niż w raporcie NFZ). Dane KRN są najprawdopodobniej 

zaniżone z powodu niedorejestrowania [17–19]. Biorąc pod uwagę jakość danych KRN oszacowanie 

przeprowadzono w oparciu o dane z raportu NFZ dotyczące pacjentów nowo zdiagnozowanych 

podejmujących leczenia farmakologiczne. Warto jednak zauważyć, że dane te obejmują okres 3 lat tj. 
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2.5.2. Przepływ pacjentów na kolejne linie leczenia 

Informacje dotyczące przechodzenia pacjentów na kolejne linie leczenia odnaleziono w publikacjach 

Yong 2016 [6], Coriu 2018 [7], Hájek 2018 [8], Bruno 2020 [9], Touzeau 2021 [10], Benda 2023 [11] 

oraz McCurdy 2023 [12].  

Badanie Yong 2016 przeprowadzono w celu określenia ścieżek leczenia pacjentów z MM 

w 7 państwach Europy Zachodniej. Badanie miało charakter obserwacyjny i zostało przeprowadzone w 

2014 roku wśród 435 hematologów, hematoonkologów, onkologów oraz internistów zajmujących się 

leczeniem pacjentów w Belgii, Francji, Niemczech, Włoszech, Hiszpanii, Szwajcarii i Wielkiej Brytanii, 

którzy dostarczyli dokumentację medyczną 4997 pacjentów.  

W publikacji Coriu 2018 przedstawiono wyniki analogicznego badania obserwacyjnego dotyczącego 

praktyki klinicznej w 6 państwach Europy Środkowo-Wschodniej (Bułgarii, Chorwacji, Czechach, 

Polsce, Rumunii i Słowacji) i przeprowadzonego między kwietniem 2015 a czerwcem 2016. Badanie 

przeprowadzono w formie badania przekrojowego oraz retrospektywnego longitudinalnego. W badaniu 

przekrojowym udział wzięło 39 lekarzy, którzy raportowali dane dotyczące leczenia 522 pacjentów, zaś 

w badaniu podłużnym było to odpowiednio 35 lekarzy i 277 pacjentów. 

W publikacji Hájek 2018 przedstawiono wyniki analizy dokumentacji medycznej 2446 czeskich 

pacjentów leczonych z powodu MM. Analizowane dane pochodzą z rejestru RMG (ang. Registry of 

Monoclonal Gammopathies) gromadzącego długookresowe dane dotyczące pacjentów z nowotworami 

układu krwiotwórczego, który jest jednym z największych rejestrów tego typu w Europie. W ramach 

omawianej publikacji przedstawiono wyniki dotyczące dorosłych pacjentów zdiagnozowanych między 

majem 2007 roku a czerwcem 2014 roku. Informacje dotyczące charakterystyki pacjentów i choroby, 

zastosowanego leczenia, jego wyników i występowania zdarzeń niepożądanych zbierano od momentu 

diagnozy do śmierci, utraty z obserwacji w badaniu lub do czerwca 2015 roku (w zależności od tego, co 

nastąpiło wcześniej). 

Celem publikacji Bruno 2020 było zaprezentowanie wyników retrospektywnej dwu-etapowej analizy 

bazy danych medycznych ION (ang. International Oncology Network), która stanowi źródło danych 

ponad 650 tys. pacjentów raportowanych przez 350 współpracujących świadczeniodawców z USA. 

W ramach pierwszej fazy badania analizie poddano wyłącznie elektroniczne rekordy pacjentów (ang. 

electronic medical record, EMR). W drugiej fazie badania wyszczególniono subpopulację pacjentów, dla 

których możliwa była również szczegółowa analiza dokumentacji medycznej. W pierwszej fazie badania 

z bazy ION EMR wyodrębniono 1601 rekordów dorosłych pacjentów z rozpoznaniem MM, którzy 

rozpoczęli leczenie 1. linii między 1 stycznia 2011 a 31 maja 2017 i otrzymali co najmniej 2 linie leczenia. 

Następnie w drugiej fazie badania spośród wspomnianych 1601 pacjentów przeanalizowano 

szczegółowo ścieżki leczenia 456 z nich. Spośród 456 pacjentów, którzy otrzymali 2. linię leczenia 40% 

rozpoczęło 3. linię, wśród nich u 41% zastosowano 4. linię leczenia, zaś 5. i 6. linię otrzymało 

odpowiednio 39% oraz 45% pacjentów. 
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5. Podsumowanie 
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6. Wnioski 
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7. Ograniczenia 

 W analizie wpływu na budżet wykorzystano dane kliniczne i kosztowe zaczerpnięte z analizy 

klinicznej i analizy ekonomicznej, w związku z czym ograniczenia tych analiz przekładają się również 

na ograniczenia niniejszej analizy. 

 Oszacowanie populacji docelowej przeprowadzono w oparciu o dane NFZ dotyczące liczby 

pacjentów leczonych rocznie z zastosowaniem chemioterapii dedykowanej MM oraz odsetka 

pacjentów leczonych z zastosowaniem ASCT oraz dane KRN w zakresie dynamiki zmian 

zachorowalności na MM w Polsce. Dane KRN wykorzystane do wyznaczenia wzrostu 

zachorowalności to dane z lat 1999–2022, w związku z czym obliczenia na ich podstawie mogą być 

obarczone niepewnością wynikającą z uwzględnienia historycznych trendów zmian zachorowalności 

sprzed ponad 10 lat. Jednocześnie, jako że zmiany zachorowalności w stosunku do roku 

poprzedniego wyznaczone na podstawie danych KRN podlegają dużym zmianom na przestrzeni lat, 

ograniczenie zakresu danych wykorzystanych w obliczeniach nie wydaje się zasadne. Dodatkowo 

należy zaznaczyć, że wzrost zachorowalności wyznaczony w oparciu o dane KRN utożsamiono z 

rokrocznym wzrostem liczby pacjentów rozpoczynających leczenie. 

 Odsetki pacjentów leczonych uprzednio z zastosowaniem IP i LEN oraz odsetki pacjentów, u których 

stwierdzono oporność na LEN określono w oparciu o badanie ankietowe. Nie odnaleziono 

alternatywnych danych pozwalających na oszacowanie tych parametrów. 

 Udziały schematów stosowanych obecnie w populacji docelowej oraz liczbę pacjentów leczonych 

CILTA określono w oparciu o badanie ankietowe. Dostępność produktu będzie istotnie zależała od 

liczby certyfikowanych ośrodków wykonujących wysokospecjalistyczną procedurę CAR-T. W celu 

zbadania niepewności założeń w tym zakresie przeprowadzono stosowne analizy wrażliwości.  
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8. Dyskusja 

Celem analizy wpływu na budżet było określenie przewidywanych wydatków płatnika publicznego 

i pacjentów w przypadku podjęcia pozytywnej decyzji o finansowaniu ze środków publicznych CILTA w 

populacji docelowej. 

Definicja populacji docelowej odnosi się do konieczności zastosowania wcześniej określonych terapii 

(inhibitor proteasomu, lek immunomodulujący) i uzyskania oporności na lenalidomid. Dostępne w 

przestrzeni publicznej dane nie pozwalają na prześledzenie historii leczenia pacjentów i określenie linii 

leczenia, w której zastosowano poszczególne terapie oraz sekwencje leczenia. W konsekwencji, 

liczebność populacji docelowej oszacowano kompilując dane z kilku źródeł danych, tj. określając liczbę 

pacjentów rozpoczynających leczenie MM na podstawie danych NFZ i KRN, liczbę pacjentów 

przechodzących do kolejnych linii leczenia na podstawie zagranicznych danych literaturowych oraz 

stosowne odsetki pacjentów spełniających kryteria dotyczące wcześniejszego leczenia na podstawie 

badania ankietowego przeprowadzonego wśród ekspertów klinicznych. W efekcie, uzyskano 

maksymalnie wiarygodne liczby pacjentów, przy ograniczonej dostępności danych.  

Schematy stosowane wśród pacjentów z populacji docelowej, a także ich rozpowszechnienie 

w scenariuszu istniejącym i nowym określono na podstawie opinii ekspertów.   

              

              

            

            

           

         

Dynamiczny postęp w leczeniu MM i rejestracja kolejnych leków i schematów leczenia może w 

przyszłości, w przypadku jednoczesnego poszerzania dostępności do leczenia w ramach refundacji, 

wpłynąć na liczebność populacji i rozpowszechnienie schematów stosowanych w terapii MM. Niemniej 

jednak, biorąc pod uwagę, że głównym czynnikiem determinującym dostęp do terapii CILTA jest liczba 

i przepustowość certyfikowanych ośrodków, ewentualne zmiany w refundacji będą miały ograniczony 

wpływ na liczbę pacjentów leczonych CILTA. 

W oparciu o oszacowaną liczebność populacji docelowej i dane dotyczące przepływu pacjentów oraz 

kosztów z analizy ekonomicznej oszacowano prognozowane wydatki w populacji docelowej. Leczenie 

CILTA związane jest z wyższym kosztem niż leczenie komparatorami, ponoszonym jednorazowo na 

początku leczenia, co wpływa na generowanie wyższych wydatków. Warto zwrócić uwagę na istotne 

korzyści zdrowotne, jakie odniosą pacjenci stosujący CILTA, tj. istotne wydłużenie czasu przeżycia i 

czasu bez progresji choroby. Należy zaznaczyć, iż finansowanie preparatu CILTA pozwoli na 

poszerzenie opcji terapeutycznych dla pacjentów z populacji docelowej, dając im dostęp do wysoce 

skutecznej terapii.  
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A.2.4. Podsumowanie 

             

           

                 

                

    

            

                  

            

              

                   

  
















