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Indeks skrotow

Skrot Rozwiniecie

AEs ang. adverse events — zdarzenia niepozgdane

AOTMIT Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

BIA ang. Budget Impact Analysis — analiza wptywu na budzet

CHB Cena hurtowa brutto

ChPL Charakterystyka Produktu Leczniczego

(o] ang. confidence interval - przedziat ufnosci

ang. chronic kidney disease - przewlekta choroba nerek

Cena zbytu netto

ang. defined daily dose — dobowa dawka leku

Departament Gospodarki Lekami

ang. electronic case report form - elektroniczny formularz zgtoszenia sprawy

ang. End-stage kidney disease - schytkowa niewydolnos¢ nerek

ang. Glycolate oxidase - oksydaza glikolanowa

ang. health technology assessment — ocena technologii medycznych

jednorodne grupy pacjentow

miligram

mililitr

Minister Zdrowia

liczba chorych w grupie, u ktérych wystapito zdarzenie

liczba chorych w grupie

nie dotyczy

Narodowy Fundusz Zdrowia

ang. National Institute for Health and Care Excellence — Brytyjska Agencja Oceny
Technologii Medycznych

ang. Controlled oxalate levels - kontrolowane poziomy szczawianu

ang. Uncontrolled oxalate levels - niekontrolowane poziomy szczawianu

ang. Primary hyperoxaluria type 1 - pierwotna hiperoksaluria typu 1

produkt krajowy brutto

program lekowy

polski ztoty

ang. Risk Sharing Agreement — instrument podziatu ryzyka

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

CEL | ZAKRES

Celem analizy wptywu na system ochrony zdrowia jest oszacowanie wydatkow ptatnika
publicznego w przypadku podjecia pozytywnej decyzji o kontynuacji finansowania ze srodkow

publicznych leku Oxlumo® (lumazyran) w leczeniu pierwotnej hiperoksalurii typu 1.

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

Swiadczen zdrowotnych oraz zestawienia aspektdéw etycznych i spotecznych.
METODYKA

Wszystkie dane wejsciowe sg zgodne z danymi uzytymi w analizie ekonomicznej w przypadku
wariantu podstawowego. Nalezy zauwazyc, ze przerwanie leczenia zostato wymodelowane w
modelu kosztu-efektywnosci, ktory postuzyt do oszacowania wszystkich kosztow i wynikow

uwzglednionych w analizie wptywu na budzet.

Populacje docelowg dla technologii wnioskowanej zgodnie z przedtozonym wnioskiem
stanowig chorzy na pierwotng hiperoksalurie typu 1. Wskazana populacja chorych odznacza
sie szczegolnie niekorzystnym rokowaniem. Brakuje zdefiniownych standardéw postepowania
i istnieje duza niezaspokojona potrzeba chorych na wprowadzenie skutecznej terapii.
Aktualnie w Polsce jest dostepny lek Oxlumo® refundowany od 1 marca 2022 w pierwotnej
hiperoksalurii typu 1 w ramach programu lekowego. Dodatkowo do stosowanych obecnie
technologii zalicza sie ustalone postepowanie kliniczne (ECM, ang. Established Clinical
Management), ECM moze obejmowaé diete kontrolujgcg szczawiany, hiperhydratacje,
witaming B6 i doustne suplementy cytrynianu w celu zahamowania krystalizacji szczawianu
wapnia (Milliner 2022; Cochat 2012; Garrelfs 2021). Hemodializa i dializa otrzewnowa mogg
by¢ réwniez wymagane w celu zmniejszenia przesycenia szczawianem wapnia w 0SOCzU i
zminimalizowania oksalozy ogolnoustrojowej u os6b w bardziej zaawansowanych stadiach
niewydolnosci nerek. W niniejszej analizie lumazyran jest porownywany z ECM. W ramach
analizy uwgledniono wyniki z badania ILUMINATE-A, ILUMINATE-B, ILUMINATE-C.

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

inkrementalnymi wydatkami ptatnika.
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Zgodnie w Wykazem lekow refundowanych, lek Oxlumo® jest objety refundacjg do konca
lutego 2026, po tym okresie nastgpi decyzja o kontynuowaniu refundacji. Zatem w analizie
przyjeto, ze scenariusz istniejgcy obrazuje sytuacje, w ktorej lumazyran od 1 kwietnia 2026 nie
jest refundowany z budzetu ptatnika publicznego. W scenariuszu prognozowanym (nowym)
analizowano sytuacje, w ktorej lumazyran bedzie dalej stosowany w leczeniu pierwotne;j
hiperoksalurii typu 1 i bedzie finansowany ze $rodkéw 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 pozytywne;j
decyzji refundacyjnej dostepny bedzie w programie lekowym i wydawany bedzie
Swiadczeniobiorcy bezpfatnie. Uwzgledniono ponadto finansowanie leku w istniejgcej grupie

limitowe;.

Catkowite koszty uwzgledniane w poszczegolnych scenariuszach (wynikajgce z kosztow

réznigeych leczenia), wyznaczono na podstawie:

koszty lekow;

koszty programu lekowego;

koszty przepisania i podania lekow;

koszty diagnostyki, monitorowania i oceny skutecznosci leczenia;
koszty dializy;

koszty leczenia zdarzeh ostrych PH1;

koszty leczenia zdarzen niepozgdanych;

koszty opieki paliatywnej;

koszty transplantaciji;

koszty leczenia powiktan ogélnoustrojowych.

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

ktora stanowi integralng cze$¢ 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 pacjentéw) przedstawiono w wariancie uwzgledniajgcym i nieuwzgledniajgcym

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

wrazliwosci.

Ze wzgledu na duze podobienstwo wynikébw z perspektywy wspdlnej do wynikow z
perspektywy ptatnika publicznego, zdecydowano na przedstawienie tylko wynikow z

perspektywy pfatnika publicznego.

WYNIKI

Oszacowanie populacji

Wydatki inkrementalne w perspektywie ptatnika publicznego

Wyniki analizy z uwzglednieniem RSS
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Wyniki analizy bez uwzglednienia RSS

Wartosé Wartos¢ Wartos¢

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

Wydatki inkrementalne ogétem (PLN)
Minimalny 6 437 125,61 6 732 968,32 6 295 736,32
Prawdopodobny 8 373 182,27 12 493 827,44 15 497 724,91
Maksymalny 13 037 896,09 18 797 987,98 26 369 134,65

Wydatki inkrementalne zwigzane z ceng leku Oxlumo® (PLN)

Minimalny

Prawdopodobny

Maksymalny

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

majg nastepujgce parametry / scenariusze:

Wyniki z perspektywy wspolnej sg zblizone do wynikéw z perspektywy ptatnika publicznego.
PODSUMOWANIE | WNIOSKI

W niniejszej pracy oceniono wptyw na system ochrony zdrowia w Polsce decyzji o refundacji

lumazyranu (Oxlumo®) w ramach programu lekowego.

Bezposrednig konsekwencja tej decyzji bedzie kontynuowanie w Polsce praktyki klinicznej
leczenia chorych na pierwotng hiperoksalurie typu 1. Lekarze nadal bedg posiadali dostep do
terapii dedykowanej chorym na pierwotng hiperoksalurie typu 1, bedg mogli skorzystaé z
terapii lekiem Oxlumo®. |
N, V' konsekwenciji

finansowanie leku Oxlumo® zapewni chorym na pierwotng hiperoksalurie typu 1 dostep do
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skutecznego leczenia oraz wptynie na poprawe ich jakosci zycia. || EGcNGNGNNEEEEE

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

nie ulegajg zmianie.

Y Zatem

kontynuacja refundacji lumazyranu przyczyni sie do leczenia wszystkich pacjentow

kwalifikujgcych sie do leczenia lekiem Oxlumo®.

W analizie wskazano, ze w przypadku odnowienie decyzji refundacyjnej dla leku Oxlumo®
nalezy oczekiwa¢ duzej korzysci zdrowotnej dla waskiej grupy chorych, dlatego tez

finansowanie technologii jest etycznie i spofecznie uzasadnione.
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1. Cel analizy wptywu na system ochrony zdrowia

Celem analizy wptywu na system ochrony zdrowia jest oszacowanie wydatkow ptatnika
publicznego w przypadku podjecia pozytywnej decyzji o finansowania ze srodkoéw publicznych

leku Oxlumo® (lumazyranu) w leczeniu pierwotnej hiperoksalurii typu 1.

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

w przedstawionym wskazaniu.

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

obliczenie prognozowanych wydatkéw pfatnika w zaleznosci od przyjetych zatozen.

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. Na podstawie wynikow przeprowadzonej analizy oszacowano koszty terapii technologii

wnioskowanej oraz pozostatych opcji terapeutycznych.

5. Obliczono przewidywane wydatki ptatnika oraz tgczne wydatki ptatnika i pacjentow w

populacji docelowej w latach ujetych w horyzoncie czasowym analizy dla scenariusza
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istniejgcego, czyli w przypadku braku finansowania technologii wnioskowanej ze srodkow

publicznych.

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

wnioskowanej ze srodkéw publicznych.

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

Srodkow publicznych.

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

wartosciach bez 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 AOTMIT
horyzont czasowy analizy wptywu na budzet powinien obejmowac okres do momentu ustalenia
sie stanu rownowagi na rynku (tj. osiggniecia docelowej stabilnej wielkosci sprzedazy bgdz
liczby leczonych pacjentéw) oraz co najmniej pierwsze 2 lata od daty rozpoczecia

finansowania danej technologii medycznej ze srodkoéw publicznych.

Uzasadnieniem przyjecia takiego horyzontu czasowego jest fakt, iz zgodnie z Ustawg o
refundacji, decyzja o finansowaniu ze $rodkéw publicznych dla lekéw, dla ktérych
nieprzerwanie obowigzywata decyzja administracyjna o objeciu refundacjg przez okres

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

Ze wzgledu na fakt, ze nowa decyzja refundacyjna dla leku Oxlumo® zacznie obowigzywa¢ od

kwietnia 2026 w catej analizie kazdy rok zaczyna sie od kwietnia a konczy w marcu np. rok
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2026 to okres od kwietnia 2026 do marca 2027 dla uproszczenia w catym dokumencie

uzywano zapisu petnych lat.
2.3. Perspektywa

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

dwoch wariantach:

» z perspektywy podmiotu zobowigzanego do finansowania swiadczeh ze $Srodkéw
publicznych (ptatnik publiczny®)
» oraz dodatkowo z perspektywy wspdlnej podmiotu zobowigzanego do finansowania

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

Nalezy zaznaczyC, ze w niniejszej analizie wyniki z perspektywy wspodlnej sg zblizone do
wynikdw z perspektywy ptatnika publicznego, dlatego w niniejszej analizie przedstawiono

wyniki z perspektywy pfatnika publicznego.
2.4. Scenariusze poréwnywane

W analizie wptywu na budzet rozwazano dwa scenariusze: istniejgcy oraz scenariusz nowy.
Scenariusz istniejgcy obrazuje sytuacje, w ktorej technologia wnioskowana nie jest
refundowana w ramach programu lekowego w omawianym wskazaniu z budzetu ptatnika

publicznego.

W scenariuszu nowym przyjeto sytuacje, w ktorej technologia wnioskowana jest nadal
refundowana z budzetu ptatnika publicznego oraz lek jest wydawany bezptatnie. W
scenariuszu tym lek nadal bedzie dostepny w programie lekowym i bedzie wydawany
Swiadczeniobiorcy bezptatnie. W analizie uwzgledniono finansowanie tej technologii

medycznej w istniejgcej grupie limitowej

" Zgodnie z art. 14 Ustawy o $wiadczeniach opieki zdrowotnej.
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Dla kazdego ze scenariuszy przyjeto 3 mozliwe warianty, zalezne od szacowanej na kolejne
lata, wielkosci populacji docelowej. Wptyw na budzet ptatnika, wyznaczony zostat jako réznica

pomiedzy tymi scenariuszami.

Wyniki analizy przedstawiono w dwoch wersjach: bez wprowadzenia instrumentow 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.

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

Scenariusz istniejacy Scenariusz nowy
brak refundaciji technologii refundacja technologii

whnioskowanej w whnioskowanej w
analizowanym wskazaniu analizowanym wskazaniu

brak RSS
- wariant minimalny
brak RSS - wariant prawdopodobny

- wariant minimalny - wariant maksymainy

- wariant prawdopodobny

- wariant maksymalny

RSS
- wariant minimalny

- wariant prawdopodobny
- wariant maksymalny
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2.5. Populacja

2.5.1. Populacja obejmujgca 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 wnioskowanej
technologii. Zgodnie z ChPL Oxlumo®, lumazyran wskazany jest w leczeniu pierwotnej

hiperoksalurii typu 1 (ang. primary hyperoxaluria type 7).

Populacja u ktérych technologia wnioskowana moze by¢ stosowana jest zbiezna z populacjg
wskazang we wniosku refundacyjnym oraz oceniana w niniejszej analizie oraz pokrywa sie z

ChPL Oxlumo®. Wielko$¢ tej populacji przedstawiono ponizej (rozdziat 2.5.2).
2.5.2. Populacja docelowa, wskazana we wniosku

Wskazanie wnioskowane obejmuje wskazanie okreslone w ChPL Oxlumo®. Populacja

wskazana we wniosku refundacyjnym oraz oceniana w niniejszej analizie (populacja

docelowa) obejmuije dzieci i dorostych pacjentow z PH1.
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2.5.3. Populacja, w ktérej technologia wnioskowana jest

obechnie stosowana

Obecnie lumazyran jest w Polsce refundowany w Programie lekowym B.129.FM. Na
podstawie danych ze Sprawozdan NFZ okreslono, iz w 2024 roku liczba chorych leczonych
lumazyranem w Programie lekowym B.129.FM wyniosta 8 i wartos¢ ta odpowiada wielko$ci

populacji, w ktorej technologia wnioskowana jest obecnie stosowana.

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

spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu refundacjag

Populacje, w ktorej wnioskowana technologia bedzie stosowana przy zatozeniu, ze minister
wiasciwy do spraw zdrowia wyda decyzje o kontynuacji refundacji, oszacowano na podstawie
prognozowanych udziatéw, jakie lek Oxlumo® osiggnie w populaciji docelowej oraz oszacowan

wielkosci populacji docelowej (rozdziat 2.5.2.).
2.5.41. Udzialy w rynku

W zwigzku z brakiem refundowanego komparatora we wnioskowanym Programie Lekowym
B.129.FM, przyjeto, ze |
N . Dodatkowym

uzasadnieniem powyzszego jest fakt, iz wnioskowana technologia posiada ugruntowang
pozycje na rynku refundacyjnym (lumazyran jest refundowany nieprzerwanie od marca 2022

roku w ramach Programu lekowego B.129.FM).
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25.4.2. Oszacowanie wielkosci populacji chorych leczonych

technologiag wnioskowana

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

2.5.2.) oszacowano liczbe chorych leczonych technologig wnioskowana.

2.5.5. Populacja, w ktérej wnioskowana technologia bedzie

stosowana przy zalozeniu, ze minister witasciwy do

spraw zdrowia nie wyda decyzji o objeciu refundacjq

W przypadku braku wydania pozytywnej decyzji dotyczgcej odnowienia refundacji dla

lumazyranu, substancja ta nie bedzie stosowana.

2.5.6. Podsumowanie oszacowan liczebnosci populacji

zdefiniowanych w minimalnych wymaganiach

W tabeli ponizej przedstawiono wartosci oszacowan populacyjnych wykonanych w niniejszej

analizie wptywu na system ochrony zdrowia (opisanych w rozdziatach 2.5.1. — 2.5.5.).
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Tabela 3.
Podsumowanie oszacowan liczebnosci populacji zdefiniowanych w Rozporzadzeniu
MZ w sprawie minimalnych wymagan

Oszacowanie rocznej liczebnosci
populacji

Populacja

Podstawa prawna

Populacja obejmujaca wszystkich
chorych, u ktérych technologia
whnioskowana moze zostac¢
zastosowana

art. 6 ust. 1pkt 1 lit. a

Populacja docelowa, wskazana we

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

Populacja, w ktérej technologia

whnioskowana jest obecnie stosowana art. 6 ust. Tpkt 11it. ¢

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

spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu
refundacja

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

spraw zdrowia nie wyda decyzji o

objeciu refundacja

3. Analiza kosztow

W zaleznosci od zastosowanej perspektywy badawczej w analizie uwzgledniono koszty
odpowiadajgce zuzyciu wszystkich istotnych zasobow wynikajacych z zastosowania sie

chorych do aktualnie obowigzujgcej praktyki klinicznej w Polsce.

W celu oceny rzeczywistego obcigzenia finansowego zwigzanego z chorobg w analizie

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

Po dokfadnym przeanalizowaniu wynikéw Analizy klinicznej oraz przestudiowaniu aktualnej

praktyki klinicznej leczenia (zwlaszcza Programu lekowego) w analizie uwzgledniono i
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oceniano nastepujgce kategorie kosztowe ponoszone z perspektywy ptatnika publicznego

oraz z perspektywy wspoélnej:

koszty lekdw;

koszty programu lekowego;

koszty przepisania i podania lekow;

koszty diagnostyki, monitorowania i oceny skutecznosci leczenia;
koszty dializy;

koszty leczenia zdarzen ostrych PH1 (kamica nerkowa);

koszty leczenia zdarzen niepozadanych;

koszty opieki paliatywnej;

koszty transplantaciji;

koszty leczenia powiktan ogdlnoustrojowych.

Wymienione kategorie kosztowe stanowig catkowite koszty réznigce oceniane technologie

medyczne.

Cene jednostkowg wnioskowanej technologii uzyskano od Wnioskodawcy [dane dostarczone
przez Whnioskodawce]. Koszt swiadczen zdrowotnych finansowanych ze srodkéw publicznych
w ramach umow przyjeto w oparciu o Zarzadzenia Prezesa NFZ [Zarzgdzenie programy
lekowe, Zarzgdzenie ambulatoryjna opieka specjalistyczna, Zarzgdzenie leczenie szpitalne,
Zarzgdzenie opieka psychiatryczna i leczenie uzaleznien, Zarzgdzeniem opieka paliatywna i

hospicyjnal.

Koszt Swiadczen zostat pomnozony razy wycene punktéw dla uwzglednionych Swiadczen
okreslono na podstawie Informatora o umowach NFZ za 2025 rok i przedstawiono w ponizszej
tabeli.

Tabela 4.
Wycena sSredniej wartosci punktu, w zaleznosci od s$wiadczenia, na podstawie
Informatora o umowach NFZ za 2025 rok

Swiadczenie Cena za 1 punkt (PLN)

Ambulatoryjna opieka specjalistyczna
Leczenie szpitalne

Zespot srodowiskowej opieki psychologicznej i psychoterapeutycznej
dla dzieci i mtodziezy - | poziom referencyjny
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Swiadczenie Cena za 1 punkt (PLN)

Dializoterapia otrzewnowa I I

Hemodializoterapia

Programy lekowe I I
i

Swiadczenia w oddziale medycyny paliatywnej/hospicjum stacjonarnym

3.1. Koszt lekow

LUMAZYRAN

Na podstawie Charakterystyki Produktu Leczniczego Oxlumo® okreslono, ze produkt leczniczy
Oxlumo® jest podawany we wstrzyknieciu podskérnym. Zalecana dawka Oxlumo® obejmuje
dawki nasycajgce podawane raz w miesigcu przez 3 miesigce, a nastepnie jako dawki
podtrzymujgce rozpoczynajgc miesigc po podaniu ostatniej dawki nasycajgcej. Dawkowanie
ustala sie w oparciu 0 mase ciata. Dawki nasycajgce i podtrzymujgce lumazyranu sg oparte
na pomiarach masy ciata. Ponizsza tabela pokazuje dawke lumazyranu na podanie i liczbe

podan na kwartat.

Tabela 5.
Dawkowanie leku Oxlumo®

Waga <10 kg 210 do <20 kg

Dawka (mg/kg) na podanie

Dawka nasycajaca

Dawka podtrzymujaca

Liczba podan na kwartat

Dawka nasycajaca

Dawka podtrzymujaca

Srednia liczba podan na kwartat wynosi trzy w fazie dawki nasycajgcej i jedno w fazie dawki
podtrzymujgcej, niezaleznie od populacji. Odpowiada to sredniej liczbie fiolek na jedng czwartg
wynoszgacej trzy w fazie dawki nasycajgcej i jedng w fazie dawki podtrzymujgcej dla populacji
pediatrycznej oraz odpowiednio dziewie¢ i trzy fiolki dla populacji dorostych. Dlatego $rednia
liczba podan na cykl w modelu wynosi cztery dla cyklu 1 i dwa dla kolejnych cykli, niezaleznie
od populacji. Srednia liczba fiolek na cykl w modelu wynosi cztery dla cyklu 1 i dwie dla
kolejnych cykli dla populacji pediatrycznej oraz 12 dla cyklu pierwszego i 6 dla kolejnych cykli
dla populacji dorostych. Nalezy zauwazyé, ze gdyby odsetek chorych pediatrycznych rést z
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czasem, gdy chorzy z incydentami wchodzili do leczonej populacji, mozna by oczekiwaé
zmniejszenia sredniego zuzycia fiolki, zmniejszajgc w ten sposéb srednie koszty leczenia w
ramieniu lumazyranu co wptywatoby na wynik analizy. Analiza nie zakfada dzielenia fiolek, co
oznacza, ze zadna otwarta fiolka nie moze by¢ ponownie uzyta, a zatem caly koszt jest

uwzgledniany, nawet jesli dawka zostata podana w mniejszej ilosci niz cata fiolka.
3.1.1. Ceny lekow

LUMAZYRAN

Ceny zbytu netto leku Oxlumo® przyjeto na podstawie danych otrzymanych od Wnioskodawcy

[Dane dostarczone przez Wnioskodawce].

Witamina B6

Witamina B6 jest uwzgledniona w modelu jako skfadnik ECM. Cena witaminy B6 zostata
zaczerpnieta z bazy lekdéw? koszt to 0 PLN z perspektywy NFZ i 9,22 PLN za opakowanie na
dzien 04.11.2025, (50 szt. Tabletki, 50 mg). Koszt jednego cyklu leczenia witaming B6 zostat
obliczony na podstawie dawki na kilogram masy ciata, sredniej masy ciata populacji dzieci i
dorostych oraz proporgiji kohort lumazyranu i ECM | NG
I~ -<iada sie, ze koszt podania na cykl wynosi 0 PLN,

poniewaz witamina B6 jest kuracjg doustng.

2 https://www.gdziepolek.pl/produkty/83207/vitaminum-b6-teva-tabletki/statystyki?pvid=19806
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Tabela 7.
Koszty leku i podawania witaminy B6 na cykl z perspektywy wspdlnej (PLN)

3.1.1. Pozostale kategorie kosztowe

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

rozdziale 6. Analizy ekonomicznej.
3.1.2. Modelowanie kosztéow

Koszty uwzglednione w niniejszym opracowaniu stanowig wynik przeprowadzonego
w Analizie ekonomicznej modelowania z uwzglednieniem 3-letniego horyzontu analizy wptywu
na budzet. W analizie uwzgledniono fakt, ze nie wszyscy chorzy rozpoczynajg terapie
jednoczesnie a kwalifikacja do leczenia lumazyranem odbywa sie ptynnie w czasie catego
roku. Stosowanie najlepszego leczenia wspomagajgcego nie wymaga spetnienia kryteriow
kwalifikacji jakie wystepujg w przypadku kwalifikacji chorego do Programu lekowego
B.129.FM. Tym samym w ramieniu komparatora nie wystepuje opdznienie w przyznaniu
dostepu do leczenia. W zwigzku z powyzszym w ramieniu komparatora (najlepsze leczenie

wspomagajgce) przyjeto, iz wszyscy chorzy rozpoczynajg leczenie jednoczes$nie.

W tabeli ponizej przedstawiono sposéb naliczania kosztow w ramieniu interwencji (lumazyran),

ktéry nastepnie krétko oméwiono.
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Tabela 8.
Odsetek chorych leczonych w zaleznosci od okresu rozpoczecia leczenia w ciggu roku

Odsetek chorych Liczba mozliwych
Miesiac wiaczanych w miesiecy leczenia
danym miesigcu w 1. roku

8,33% 12
8,33% 11
8,33%
8,33%
8,33%
8,33%
8,33%
8,33%
8,33%
10 8,33%
11 8,33%
12 8,33%

—

-
o

Ol N O || WIDN

NlWw|dlOO|O | N[0 | ©

—_

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

kolumnie przedstawiono liczbe mozliwych miesiecy leczenia chorego w pierwszym roku w

zaleznosci od momentu rozpoczecia leczenia.
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Na podstawie przedstawionych powyzej obliczen i zatozeh naliczono koszty leczenia w
pierwszym, drugim oraz trzecim roku horyzontu czasowego analizy wptywu na budzet. W
ponizszej tabeli przedstawiono natomiast Srednie koszty roczne (od 1. do 7. roku terapii) na
1. chorego ponoszone w terapii lumazyranem w zaleznosci od roku rozpoczecia leczenia w

perspektywie ptatnika publicznego w wariancie uwzgledniajgcym umowe podziatu ryzyka.

Tabela 9.
Koszty ponoszone w terapii lumazyranem w zaleznosci od roku rozpoczecia leczenia —
pers. platnika publicznego z uwzglednieniem umowy podziatu ryzyka (PLN)

Zgodnie z powyzszg tabelg sredni roczny koszt leczenia chorego rozpoczynajgcego terapie
lumazyranem w danym roku wynosi | | 3. \V drugim roku $redni roczny koszt
leczenia chorego wynosi | Z kolei w trzecim roku $redni roczny koszt leczenia
chorego wynosi | NI itd. \V pierwszym roku horyzontu analizy BIA uwzgledniono
koszt leczenia chorych, ktdrzy rozpoczeli stosowanie lumazyranem w 2022, 2023, 2024, 2025
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i 2026 roku ponoszony w 2026 roku. W drugim roku horyzontu analizy BIA uwzgledniono koszt
leczenia chorych, ktorzy rozpoczeli stosowanie lumazyranem w 2022, 2023, 2024, 2025, 2026
i 2027 roku ponoszony w 2027 roku itd.

3.1.3. Podsumowanie kosztow

W ponizszych tabelach przedstawiono podsumowanie $rednich kosztéw rocznych.

W ponizszej tabeli przedstawiono $rednie koszty roczne ponoszone w terapii lumazyranem u

chorych w zaleznosci od roku rozpoczecia leczenia.

Tabela 10.
Koszty ponoszone w terapii lumazyranem u chorych w zaleznosci od roku rozpoczecia
leczenia — pers. ptatnika publicznego (PLN) — wariant prawdopodobny

W ponizszej tabeli przedstawiono srednie koszty roczne ponoszone na lek Oxlumo® w terapii

lumazyranem u chorych w zaleznosci od roku rozpoczecia leczenia.
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Tabela 11.
Koszty ponoszone na lek Oxlumo® w terapii lumazyranem u chorych w zaleznosci od
roku rozpoczecia leczenia — pers. platnika publicznego (PLN)

W perspektywie wspodlnej koszty ponoszone na lek Oxlumo® sg tozsame z kosztami w
perspektywie ptatnika publicznego.

W ponizszej tabeli przedstawiono $rednie koszty roczne ponoszone w terapii komparatorem
u chorych w populacji docelowej.

Tabela 12.

Koszty ponoszone w terapii komparatorem w zaleznosci od roku rozpoczecia leczenia
(PLN)
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3.2. Podsumowanie danych wejsciowych

Podsumowanie danych wejsciowych przedstawiono w ponizszej tabeli.
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Tabela 13.
Dane wejsciowe uwzgledniane w analizie wptywu na budzet

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

Zrédta danych dla
wartosci parametru

Uzasadnienie przyjetego zakresu zmiennosci

Parametr

Parametry analizy wptywu na budzet

n/d

Rozdziat 2.2

n/d

Horyzont czasowy analizy 3 lata
Liczebnos¢ populacji docelowej Rozdziat 2.5.2., Rozdziat 2.5.2. Rozdziat 2.5.2. Rozdziat 2.5.2.

Udzlaly w rynku poszczegolnych Rozdziat 2.5.4.1. Rozdziat 2.5.4.1. Rozdziat 2.5.4.1. Rozdziat 2.5.4.1.
technologii medycznych

Liczebnosé¢ (:.horyfzh leczonych Rozdziat 2.5.3.
technologiag wnioskowana

Rozdziat 2.5.3.

Rozdziat 2.5.3.

Rozdziat 2.5.3.

Rozdziat 3.1.1

Rozdziat 3.1.1 Rozdziat 3.1.1

Parametry kosztowe

s
< ]
.

Dawkowanie lekow Rozdziat 3.1.1

R
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Zakres zmiennosci

Wartosé wartosci parametru )
Zrédta danych dla

parametru z (wartos¢ alternatywna — . . -
Parametr - o Uzasadnienie przyjetego zakresu zmiennosci At
analizy — alter, minimalna — wartosci parametru

podstawowej min, maksymalna —

W analizie podstawowej uwzgledniono koszt
podania wnioskowanej technologii.

W analizie wrazliwos$ci testowano jak na wyniki Zalozenie
analizy wptywu na budzet wptywa
nieuwzglednienie kosztu podania wnioskowane;j

technologii.

Uwzg.lednienie k_osztu poda_r_lia Tak alter Nie
whnioskowanej technologii

W analizie podstawowej nie uwzgledniono

) kosztéw spotecznych.

Nie alter Tak W analizie wrazliwosci testowano jak na wyniki

analizy wptywu na budzet wptywa uwzglednienie
kosztow spotecznych.

Uwzglednienie kosztéw spotecznych Zatozenie

W analizie podstawowej nie uwzgledniono
Uwzglednienie kosztéw opiekunéw , kosztow opiekunow. o
sprawujacych opieke Nie alter Tak W analizie wrazliwosci testowano jak na wyniki Zatozenie
analizy wplywu na budzet wptywa uwzglednienie

kosztow opiekundw.

n/d Analiza ekonomiczna

Koszty n/d n/d
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Zakres zmiennosci

Wartosé wartosci parametru
parametru z (wartos¢ alternatywna

analizy — alter, minimalna —

podstawowej min, maksymalna —

Zrédta danych dla

Parametr o
wartosci parametru

Uzasadnienie przyjetego zakresu zmiennosci

Pozostate parametry

Liczba dni w roku Zatozenie

Liczba dni w miesigcu Zatozenie

|
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3.3. 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, ktére sa
tozsame z wydatkami w perspektywie wspodlnej. Wydatki te bedg sie rézni¢ w zaleznosci od

przyjetego scenariusza oraz jego wariantu.
3.3.1. Aktualne wydatki budzetowe

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

3.3.2. Prognozowane wydatki budzetowe

Wyniki analizy przedstawiono w uwzglednianym horyzoncie czasowym, z perspektywy

ptatnika publicznego z RSS oraz bez RSS.

4 W niniejszej analizie scenariusz istniejgcy dla 2026, 2027 i 2028 roku obrazuje sytuacje, w ktérej
wnioskowana technologia nie bedzie dtuzej refundowana. Scenariusz istniejgcy dla 2025 roku dotyczy
sytuacji, w ktérej wnioskowana technologia jest dalej refundowana.
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Tabela 14.
Wyniki analizy wplywu na budzet z perspektywy ptatnika publicznego z uwzglednieniem RSS (PLN)

Tabela 15.
Wyniki analizy wplywu na budzet z perspektywy ptatnika publicznego bez uwzglednienia RSS (PLN)
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Wyniki analizy wptywu na budzet przedstawiono réwniez graficznie na ponizszym wykresie.
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4. Analiza wrazliwosci

Analize wrazliwosci przeprowadzono dla parametrow, ktére w najwiekszym stopniu obarczone
sSg niepewnoscig i majg potencjalnie najwiekszy wpltyw 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 parametrow jednoczes$nie.

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

wskazano w rozdziale 3.1.1

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

perspektywy ptatnika publicznego.
e
|

Wyniki analizy wrazliwo$ci oraz analizy scenariuszy przedstawiono w ponizszych tabelach
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Tabela 16.
Wyniki analizy wrazliwosci w zaleznosci od wariantu z perspektywy ptatnika publicznego z RSS

Tabela 17.
Wyniki analizy wrazliwosci w zaleznosci od wariantu z perspektywy ptatnika publicznego bez RSS
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5. Wplyw na organizacje udzielania swiadczen

Decyzja dotyczacg refundacji produktu Oxlumo® (lumazyranu) w leczeniu pierwotnej
hiperksalurii typu 1, w ramach programu lekowego, nie spowoduje nowych konsekwencji w

organizacji udzielania swiadczenh.

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

organizacje udzielania swiadczen zdrowotnych.
6. Aspekty etyczne i spoteczne

Whioskowana populacja chorych odznacza sie szczegdlnie niekorzystnym rokowaniem. Jest
to nowy standard postepowania i istnieje duza niezaspokojona potrzeba spoteczna na
wprowadzenie skutecznej terapii. Aktualnie w Polsce jest dostepna jedna technologia
refundowana w leczeniu zapobiegawczym pierwotnej hiperoksalurii typu 1 i jest nig lek

Oxlumo®.

Lek Oxlumo® znalazt sie na pierwszym wykazie technologii lekowych o wysokim poziomie
innowacyjnosci finansowanych z Funduszu Medycznego. Opinia Rady Przejrzystosci nr
35/2021 z dnia 22 lutego 2021 roku w sprawie listy technologii lekowych o wysokim poziomie
innowacyjnosci przygotowywanej przez Ministra Zdrowia wskazata 11 substanciji, ktére nalezy
traktowac priorytetowo. Lumazyran jest jedng z tych substancji, co dodatkowo potwierdzg silng
potrzebe utrzymania refundacji tej innowacyjnej terapii genetycznej mogacej prowadzi¢ do

radykalnej poprawy przebiegu pierotnej hiperoksalurii typu 1.

Decyzja dotyczaca kontynuaciji refundacji produktu Oxlumo®, dotyczy wytgcznie chorych
kwalifikujgcych sie do programu lekowego, a zatem pacjentow spetniajacych wszystkie kryteria
wigczenia, co zapewnia, ze technologia bedzie stosowana w populacji chorych, u ktorych

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

wymogow zwigzanych z rozpoczeciem leczenia.
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Ponizsza tabela przedstawia ocene aspektéw spotecznych i etycznych dotyczgcej stosowania

technologii wnioskowanej w omawianym wskazaniu.

Tabela 18.
Aspekty spoteczne i etyczne

Warunek Wartosé

Czy i ktére grupy pacjentéw moga by¢é faworyzowane na skutek zatozen przyjetych w
analizie ekonomicznej;

Zadne

Czy niekwestionowany jest réwny dostep do technologii medycznej przy jednakowych
potrzebach;

Tak

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

Duza korzysc¢ dla
waskiej grupy
chorych

Czy technologia stanowi odpowiedz dla os6b o istotnych potrzebach zdrowotnych, dla
ktérych nie ma obecnie dostepnej zadnej metody leczenia.

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

Tak

w tym:

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

Czy decyzja dotyczaca rozwazanej technologii:

Czy stosowanie technologii naktada szczegolne wymogi, takie jak:

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

w podejmowaniu decyzji o wyborze metody postepowania.

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

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

7. Zalozenia i ograniczenia

W analizie przyjeto, ze chorzy na pierwotng hiperoksalurie typu 1 sg obecnie monitorowani tak

samo czesto jak zaktadajg zapisy wnioskowanego programu lekowego. Ewentualne réznice w
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czestosciach wykonywanych badanh uznano za pomijalne. Ze wzgledu na wysoki koszt terapii

niniejsze koszty uznano za pomijalne.

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

wspomagajgce.

Catkowite koszty uwzgledniane w poszczegolnych scenariuszach (wynikajgce z kosztow
réznigcych leczenia), wyznaczono na podstawie: koszty lekow, koszt programu lekowego,
koszty przepisania i podania lekéw, koszty diagnostyki, monitorowania i oceny skutecznosci
leczenia, koszt dializy, koszt leczenia zdarzeh ostrych PH1, koszty leczenia zdarzen
niepozadanych, koszt opieki paliatywnej, koszty transplantacji, koszt leczenia powiktan

ogolnoustrojowych.

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

marca 2029 roku) zgodnie z uzasadnieniem wskazanym w rozdziale 2.2.

W analizie uwzgledniono ponadto, ze technologia wnioskowana finansowana bedzie w ramach
istniejgcej grupy limitowej, zgodnie z uzasadnieniem wskazanym w rozdziale 9.1. Podstawe
limitu w tej grupie limitowej stanowi¢ bedzie lek Oxlumo®. Podej$cie takie jest zgodne z

zapisami Ustawy rafundacyjnej.

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

najwiekszy wplyw na wyniki, przeprowadzono analize wrazliwo$ci oraz analize scenariuszy.

Dodatkowo przyjeto, ze przecietny rok trwa doktadnie 365,25 dni.
8. Podsumowanie i wnioski koncowe

W niniejszej pracy oceniono wptyw na system ochrony zdrowia w Polsce decyzji o
kontynuowaniu refundacji lumazyranu (Oxlumo®) w ramach kategorii dostepnosci lek

stosowany w programie lekowym
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Wskazanie wnioskowane obejmuje wskazanie okreslone w ChPL Oxlumo®. Populacja
wskazana we wniosku refundacyjnym oraz oceniana w niniejszej analizie (populacja

docelowa) obejmuje dzieci i dorostych pacjentéw z PH1.

Szacunki opierajg sie na nastepujgcych informacjach:

Poniewaz $wiadomos¢ choroby i doswiadczenie w leczeniu wzrastajg, oczekuje sie, ze
liczba pacjentéw bedzie nieco wyzsza niz prawdopodobny scenariusz przedstawiony

w poprzedniej analizie wptywu na budzet;

Z uwagi na zaobserwowany trend wzrostowy w odniesieniu do zachorowalno$ci wykonano
prognoze liczebnosci populacji docelowej w kolejnych latach wczesniej zdefiniowanego

horyzontu czasowego analizy.

Konstrukcja analizy wptywu na budzet objeta zestawienie ze sobg dwoch scenariuszy, w
ktérym pierwszy obrazuje sytuacje obecna, w ktérej lumazyran nie jest refundowany z budzetu
ptatnika publicznego, a w drugim analizowano sytuacje, w ktorej lumazyran stosowany w
leczeniu pierwotnej hiperoksalurii typu 1 bedzie finansowany ze s$rodkéw publicznych.
Wynikiem analizy wptywu na budzet jest roznica pomiedzy tymi scenariuszami wyrazona
inkrementalnymi wydatkami ptatnika publicznego oraz pacjenta. Analize wykonano dla okresu
3 lat, ktory stanowi horyzont czasowy analizy. Elementy analizy wplywu na budzet objety:
estymacje populacji docelowej i udziatow rynkowych technologii wnioskowanej oraz analize

kosztowg. Uwzgledniono:

koszty lekow;

koszt programu lekowego;

koszty przepisania i podania lekow;

koszty diagnostyki, monitorowania i oceny skutecznosci leczenia;
koszt dializy;

koszt leczenia zdarzen ostrych PH1;

koszty leczenia zdarzen niepozadanych;

koszt opieki paliatywne;;

koszty transplantaciji;

koszt leczenia powiktan ogolnoustrojowych.
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W analizie zgodnie z wnioskiem refundacyjnym uwzgledniono, ze lek po wydaniu pozytywnej
decyzji refundacyjnej dostepny bedzie w programie lekowym i wydawany bedzie

Swiadczeniobiorcy bezptatnie. Cene zbytu netto substancji 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

Prognozowana tgczna liczba chorych w populacji docelowej wynosi w 3-letnim horyzoncie
analizy: ] Wielkos¢ ta stanowi o petnym potencjale rynkowym leku dla wnioskowanego

wskazania refundacyjnego.

Bezposrednig konsekwencjg tej decyzji bedzie kontynuowanie w Polsce praktyki klinicznej
leczenia chorych na pierwotng hiperoksalurie typu 1. Lekarze nadal bedg posiadali dostep do
terapii dedykowanej chorym na pierwotng hiperoksalurie typu 1, bedg mogli skorzystaé z
terapii lekiem Oxlumo®. Zgodnie z przedstawionymi szacunkami w przeciggu trzech lat
refundacji z terapii substancjg skorzysta prawdopodobnie okoto | chorych. W konsekwenc;i

finansowanie leku Oxlumo® zapewni chorym na pierwotng hiperoksalurie typu 1 dostep do

skutecznego leczenia oraz wptynie na poprawe ich jakosci zycia.
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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 refundacji leku Oxlumo®
nalezy oczekiwa¢ duzej korzysci zdrowotnej dla waskiej grupy chorych, dlatego tez

finansowanie technologii jest etycznie i spofecznie uzasadnione.
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9. Zalaczniki

9.1. Uzasadnienie finansowania technologii

wnioskowanej w ramach istniejgcej grupy limitowej

Zgodnie z Wykazem lekéw refundowanych lek Oxlumo® jest aktualnie finansowany w ramach
grupy limitowej 1238.0, Lumazyran. Dostepna jest jedna prezentacja leku, ktéra stanowi we
wspomnianej grupie podstawe limitu. Niniejszy wniosek dotyczy odnowienia decyzji

refundacyjnej dla wspomnianej prezentacji leku Oxlumo®.

Na podstawie art. 15 ust. 2. pkt 1 Ustawy refundacyjnej nalezy wiec stwierdzi¢, iz lek Oxlumo®
spetnia kryteria kwalifikacji do juz istniejgcej grupy limitowej ze wzgledu na obecnosc¢ tej samej
nazwy miedzynarodowej w porownaniu do juz refundowanego w Polsce produktu leczniczego
Oxlumo®. W odniesieniu do prezentacji juz refundowanej w ramach wskazanej grupy limitowe;
1238.0, Lumazyran niniejszy wniosek obejmuje odnowienie decyzji refundacyjnej dla

dostepnej prezentaciji leku.
9.2. Sprawdzenie zgodnosci analizy z minimalnymi

wymaganiami opisanymi w Rozporzadzeniu MZ

w sprawie minimalnych wymagan

Tabela 19.
Check-lista zgodnosci analizy wpltywu na system ochrony zdrowia z minimalnymi
wymaganiami przedstawionymi w Rozporzadzeniu MZ w sprawie minimalnych
wymagan

Nr Zadanie Tak/Nie/nie dotyczy
1. Oszacowanie rocznej liczebnosci populacii n/d

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. | zalozeniu, ze minister wiasciwy do spraw zdrowia wyda TAK, rozdziat 2.5.4.
decyzje o objeciu refundacjg podwyzszeniu ceny

Oszacowanie rocznych wydatkéw podmiotu zobowigzanego
5 do finansowania $wiadczen ze srodkow publicznych,

) ponoszonych na leczenie pacjentéw w stanie klinicznym
wskazanym we wniosku

TAK, rozdziat 3.3.
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[\ ‘
2.1.

Zadanie

Aktualnych

Tak/Nie/nie dotyczy
TAK, rozdziat 3.3.1.

2.2.

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

TAK, rozdziat 3.3.1.

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

TAK, rozdziat 3.3.2.

3.1.

z wyszczegolnieniem sktadowej wydatkéw stanowigcej
refundacje ceny wnioskowanej technologii

TAK, rozdziat 3.3.2.

llosciowa prognoza rocznych wydatkéw podmiotu
zobowigzanego do finansowania $wiadczen 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 podwyzszeniu ceny

TAK, rozdziat 3.3.2.

4.1.

z wyszczegolnieniem sktadowej wydatkéw stanowigcej
refundacje ceny wnioskowanej technologii,

TAK, rozdziat 3.3.2.

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 3.3.2.

5.1.

z wyszczegolnieniem sktadowej wydatkéw stanowigcej
refundacje ceny wnioskowanej technologii

TAK, rozdziat 3.3.2.

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

TAK, rozdziat 3.3.2.

Zestawienie tabelaryczne warto$ci, na podstawie ktérych
dokonano oszacowan analizy oraz prognoz

TAK, rozdziat 3.

Wyszczegdlnienie zatozen, na podstawie ktérych dokonano
oszacowan analizy oraz prognoz

TAK, rozdziat 7.

9.1.

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

TAK, rozdziat 7.

10.

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

TAK

11.

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

TAK

12.

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

TAK

12.1.

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 populaciji

13.

Oszacowania analizy oraz prognozy przedstawiono w
nastepujacych wariantach

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

TAK
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Nr

Zadanie

e bez uwzglednienia proponowanego instrumentu dzielenia
ryzyka

Tak/Nie/nie dotyczy

13.1.

Wskazano dowody niespetnienia wymagan, o ktérych mowa:
e w art. 15 ust. 2 pkt 1 Ustawy o refundacji
(jezeli wnioskowane warunki objecia refundacjg obejmujg
utworzenie nowej, odrebnej grupy limitowej)
Wskazano dowody spetnienia wymagan, o ktérych mowa:
e w art. 15 ust. 2. pkt 1 Ustawy o refundacji

(jezeli wnioskowane warunki objecia refundacjg obejmujg
kwalifikacje do wspolnej, istniejgcej grupy limitowej)

TAK, rozdziat 9.1.
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