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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 

seladelparu (SEL, produkt leczniczy Lyvdelzi) w leczeniu pierwotnego zapalenia dróg żółciowych (PBC, primary 

biliary cholangitis) u dorosłych pacjentów z niewystarczającą odpowiedzią na leczenie z zastosowaniem kwasu 

ursodeoksycholowego (UDCA, ursodeoxycholic acid) lub z nietolerancją UDCA, a także z nietolerancją lub 

przeciwwskazaniami do fibratów, którzy spełniają 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 seladelpar będzie finansowany w ramach programu lekowego. 

Populację docelową analizy stanowią dorośli pacjenci z pierwotnym zapaleniem dróg żółciowych, u których 

odpowiedź na UDCA w monoterapii jest niewystarczająca lub którzy nie tolerują UDCA, spełniający proponowane 

kryteria kwalifikacji do leczenia seladelparem w programie lekowym. Kryteria te dotyczą w szczególności 

nietolerancji lub przeciwwskazań do leczenia fibratami. 

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

PBC leczonych UDCA, opinie eksperckie przedstawione podczas spotkania grupy ekspertów z 29 kwietnia 2025 

oraz zebrane w ramach badania PEX dotyczące odsetka pacjentów z nietolerancją lub nieskutecznością leczenia 

UDCA oraz odsetka pacjentów leczonych fibratami po nieskuteczności leczenia UDCA, danych literaturowych w 

zakresie odsetka pacjentów z nietolerancją leczenia fibratami oraz arbitralnego założenia dotyczącego odsetka 

pacjentów z przeciwskazaniami do fibratów. 

Dawkowanie oraz koszty leków uwzględnionych w niniejszej analizie określono zgodnie z metodyką przyjętą w 

analizie ekonomicznej. Za analizą ekonomiczną w obliczeniach uwzględniono także koszty leczenia świądu, koszty 

leczenia zdarzeń niepożądanych, koszty kolejnych linii leczenia, koszty stanów zdrowia (w tym koszt diagnostyki i 

monitorowania w programie lekowym) oraz koszty opieki terminalnej. 

W analizie uwzględniono proponowane przez Zamawiającego zasady umowy podziału ryzyka, polegającej na 

zapewnieniu dla świadczeniodawcy maksymalnej ceny hurtowej leku, która będzie niższa niż cena oficjalna 

seladelparu w przypadku rozpoczęcia jego refundacji. 

W scenariuszu istniejącym założono, że preparat Lyvdelzi nie będzie finansowany ze środków publicznych w 

analizowanym wskazaniu oraz przyjęto, że wszyscy pacjenci z populacji docelowej stosuje SOC, z uwagi na brak 

alternatywnych opcji terapeutycznych. W scenariuszu nowym założono, że Lyvdelzi będzie finansowany ze 

środków publicznych w ramach proponowanego programu lekowego począwszy od 1 stycznia 2026 roku, a 
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docelowe rozpowszechnienie SEL w populacji docelowej określono arbitralnie na podstawie prognoz rynkowych 

otrzymanych od Zamawiającego. 

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. Wydatki w scenariuszu nowym oraz wydatki inkrementalne obliczono przy uwzględnieniu 

proponowanych zasad umowy podziału ryzyka oraz bez ich uwzględnienia. Biorąc pod uwagę, że wariant bez 

uwzględnienia RSS nie znajduje odzwierciedlenia w praktyce i został opracowany wyłącznie w celu spełnienia 

wymogów formalnych dla analiz, wyniki w tym wariancie zostały przedstawione w aneksie (rozdz. A.1). 

WYNIKI 

Populacja 

Prognozowana liczba nowych pacjentów z populacji docelowej jest stała i wynosi 662 osób w obu latach horyzontu 

czasowego analizy. Liczebność populacji docelowej jest taka sama w scenariuszu istniejącym oraz w scenariuszu 

nowym. 

W scenariuszu istniejącym żaden pacjent z populacji docelowej nie otrzymuje leczenia SEL. W scenariuszu nowym 

liczba pacjentów z populacji docelowej, którzy rozpoczną leczenie SEL wynosi  osób w roku 2026 oraz  

osób w roku 2027.. 

Scenariusz istniejący 

W przypadku utrzymania aktualnego statusu refundacyjnego prognozowane wydatki całkowite płatnika publicznego 

na leczenie chorych z PBC z populacji docelowej wyniosą 1,55 mln zł w roku 2026 oraz 5,20 mln zł w roku 2027. 

W scenariuszu istniejącym płatnik publiczny nie ponosi kosztów związanych z finansowaniem SEL w leczeniu PBC. 

Scenariusz nowy 

              

              

              

             

                 

Wydatki inkrementalne 

            

                   

     

WNIOSKI 
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         Jednocześnie 

rozpoczęcie finansowania seladelparu w populacji docelowej pozwoli na zapewnienie chorym pierwszej 

refundowanej terapii, której stosowanie przyczynia się do uzyskania istotnych korzyści zdrowotnych. Co więcej, w 

perspektywie wieloletniej dostęp do takiego leczenia przyczyni się do spadku liczby powikłań długoterminowych 

analizowanej jednostki chorobowej, co z kolei przełoży się na uwolnienie zasobów opieki zdrowotnej oraz 

dodatkowe oszczędności dla płatnika publicznego i pacjentów. 



Analiza wpływu na budżet. Lyvdelzi (seladelpar) w leczeniu dorosłych pacjentów z pierwotnym zapaleniem dróg żółciowych 

 HTA Consulting 2025 (www.hta.pl) Strona 8 

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 seladelparu (SEL, produkt leczniczy Lyvdelzi) w leczeniu pierwotnego zapalenia 

dróg żółciowych (PBC, ang. primary biliary cholangitis) u dorosłych pacjentów z niewystarczającą 

odpowiedzią na leczenie z zastosowaniem kwasu ursodeoksycholowego (UDCA, ang. ursodeoxycholic 

acid) lub z nietolerancją UDCA, a także z nietolerancją lub przeciwwskazaniami do fibratów, którzy 

spełniają 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 [1] 

Rozpoznanie PBC jest równoznaczne z włączeniem leczenia farmakologicznego, także w przypadku 

pacjentów z marskością wątroby kierowanych do ośrodków transplantacyjnych. U części pacjentów 

leczenie rozpoczynane jest jeszcze przed ostatecznym rozpoznaniem, a podstawę takiej decyzji 

stanowi stwierdzenie cholestazy. 

Leczeniem stosowanym w I linii są preparaty kwasu ursodeoksycholowego. Preparaty UDCA to leki 

refundowane w ramach wykazu otwartego: Proursan, Ursopol, Ursoxyn lub Ursocam. Leczenie 

preparatem UDCA jest przewlekłe, zwykle wieloletnie. Pacjenci nieuzyskujący odpowiedzi na leczenie 

UDCA kwalifikują się do terapii II linii. 

U pacjentów z nietolerancją lub nieadekwatną odpowiedzią na UDCA zagraniczne wytyczne kliniczne 

zalecają stosowanie off-label leków z grupy fibratów (bezafibratu i fenofibratu) w skojarzeniu z UDCA 

lub w monoterapii, w przypadku nietolerancji UDCA. Poza stosowaniem off-label w leczeniu PBC, u 

części pacjentów fibraty mogą być stosowane w II linii jako forma leczenia objawowego, zwłaszcza u 

pacjentów ze współistniejącymi zaburzeniami lipidowymi. 
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Ponadto na wykazie leków refundowanych nie są dostępne leki do stosowania w leczeniu pacjentów z 

PBC po niepowodzeniu lub z nietolerancją leczenia UDCA, w związku z czym brak jest możliwości 

wskazania istniejącej grupy limitowej, do której byłoby możliwe dołączenie SEL. 

Biorąc powyższe pod uwagę, w analizie przyjęto że w przypadku rozpoczęcia refundacji SEL zostanie 

utworzona nowa grupa limitowa dla produktu Lyvdelzi. Założenie to jest zgodne z dotychczasową 

praktyką Ministerstwa Zdrowia dla nowych programów lekowych.  

1.4. Kryteria kwalifikacji do programu lekowego 

Zgodnie z proponowanymi zapisami programu lekowego ‘Leczenie pacjentów z pierwotnym zapaleniem 

dróg żółciowych (PBC) (ICD-10: K74.3)’ w programie finansowane będzie leczenie SEL zgodnie ze 

wskazanymi w opisie programu warunkami i kryteriami. 

Kryteria kwalifikacji do leczenia w programie to: 

1) wiek 18 lat i powyżej; 

2) rozpoznanie PBC na podstawie obecności co najmniej 2. spośród 3. wymienionych kryteriów 

diagnostycznych: 

 podwyższona aktywność fosfatazy alkalicznej (ALP > 1,0 x GGN) , 

 obecność przeciwciał przeciwmitochondrialnych (AMA) lub przeciwciał przeciwjądrowych 

(ANA) swoistych dla PBC, 

 cechy uszkodzenia dróg żółciowych w obrazie histopatologicznym wątroby (biopsja); 

3) ALP > 1,67 x GGN; 

4) nietolerancja lub nieskuteczność kwasu ursodeoksycholowego pomimo leczenia trwającego co 

najmniej 12 miesięcy; 

5) nietolerancja lub przeciwwskazania do fibratów; 

6) brak przeciwwskazań do stosowania leku zgodnie z aktualną ChPL; 

7) wykluczenie ciąży i okresu karmienia piersią – dotyczy kobiet w wieku rozrodczym; 

8) zgoda pacjenta na prowadzenie antykoncepcji zgodnie z aktualną ChPL. 

Powyższe kryteria kwalifikacji muszą być spełnione łącznie. 

Ponadto, zgodnie z kryteriami uniemożliwiającymi kwalifikację do programu, do leczenia SEL nie mogą 

zostać zakwalifikowani chorzy, u których stwierdzono: 

1) obecność umiarkowanych do ciężkich zaburzeń czynności wątroby (klasa B lub C wg klasyfikacji 

Child-Pugh); 

2) obecność zwężenia dróg żółciowych; 

3) obecność schyłkowej niewydolności nerek wymagającej dializoterapii; 

4) obecność zdekompensowanej marskości wątroby (np. wodobrzusze, krwawienie z żylaków 

przełyku, dekompensacja wątroby); 
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5) okres ciąży i karmienia piersią. 

1.5. Założenia analizy 

Analiza wpływu na budżet została przeprowadzona w 2-letnim horyzoncie czasowym przy założeniu, że 

refundacja seladelparu (Lyvdelzi) w populacji docelowej w ramach wnioskowanego programu lekowego 

będzie mieć miejsce począwszy od 1 stycznia 2026 roku. 

Populację docelową w niniejszej analizie zdefiniowano jako dorosłych pacjentów z PBC, u których 

stwierdzono niewystarczającą odpowiedź na leczenie z zastosowaniem UDCA lub z nietolerancją 

UDCA a także z nietolerancją lub przeciwwskazaniami do fibratów i którzy spełniają kryteria 

wnioskowanego programu lekowego. 

Nie zidentyfikowano polskich danych literaturowych w zakresie współczynników zapadalności i 

chorobowości PBC. Z uwagi na brak danych epidemiologicznych o liczbie chorych na PBC w Polsce, 

oszacowania populacji docelowej dokonano w oparciu o najlepsze dostępne źródło, tj. dane NFZ 

dotyczące liczby pacjentów z rozpoznaniem ICD-10: K74.3. 

Biorąc pod uwagę definicję populacji docelowej, prognozę jej liczebności oparto na danych NFZ 

dotyczących liczby pacjentów z rozpoznaniem PBC realizujących recepty na preparaty UDCA. 

Następnie zgodnie z kryteriami włączenia do PrL populację tę ograniczano kolejno do:  

 pacjentów z nieskutecznością lub nietolerancją leczenia UDCA, 

 pacjentów leczonych fibratami oraz z przeciwskazaniami do leczenia fibratami wśród pacjentów z 

nietolerancją / nieskutecznością UDCA oraz  

 pacjentów z nietolerancją leczenia fibratami wśród pacjentów leczonych lekami z tej grupy.  

Na poniższym rysunku przedstawiono schemat obrazujący kolejne etapy oszacowania populacji. 



Analiza wpływu na budżet. Lyvdelzi (seladelpar) w leczeniu dorosłych pacjentów z pierwotnym zapaleniem dróg żółciowych 

 HTA Consulting 2025 (www.hta.pl) Strona 14 

Rysunek 1.   
Schemat przedstawiające kolejne etapy oszacowania populacji docelowej  

 
* Mimo braku przeciwskazań do tego leczenia 

W ramach analizy wyznaczono wydatki płatnika publicznego w przypadku utrzymania aktualnego 

statusu refundacyjnego, czyli braku finansowania SEL ze środków publicznych (scenariusz istniejący) 

oraz w przypadku rozpoczęcia jego finansowania ze środków publicznych w ramach programu 

lekowego w latach 2026-2027 (scenariusz nowy). Przedstawiono także wydatki inkrementalne, 

tj. różnice w wydatkach między scenariuszem nowym a istniejącym. 

Rozpowszechnienie interwencji ocenianej (nazywanej w dalszej części dokumentu SEL + SOC) 

określono na podstawie założeń Producenta, zgodnie z którymi      

              

  . W obliczeniach przyjęto, że zarówno w scenariuszu aktualnym, jak i nowym, pacjenci 

z populacji docelowej nie stosują terapii elafibranorem (nazywanej w dalszej części dokumentu 

ELA + SOC). Lek ten nie jest obecnie refundowany, zaś relatywnie wysoki koszt leczenia 

(prawdopodobny miesięczny koszt leczenia ELA to ok. 20 tys. zł, patrz analiza ekonomiczna [6]) 

najpewniej przewyższa możliwości finansowe chorych. Z kolei biorąc pod uwagę informacje 

przedstawione w rozdz. 1.2.1 (ELA finalnie nie ujęty na wykazie TLI 2025, brak trwających postępowań 

mających na celu uzyskania finansowania ze środków publicznych) założono, że status refundacyjny 

ELA nie ulegnie zmianie w horyzoncie czasowym analizy. Jednocześnie należy zauważyć, że z uwagi 

na jednakową skuteczność SEL oraz ELA (zgodnie z wnioskami z analizy klinicznej [7]), w przypadku 

uwzględnienia ELA w obliczeniach niniejszej analizy wpływ na szacowane wydatki płatnika publicznego 

i pacjentów miałby wyłącznie koszt tego leku. Biorąc pod uwagę, że na obecnym etapie nie jest możliwe 

wiarygodne określenie realnej ceny tego leku w warunkach polskich, uwzględnienie ELA w obliczeniach 

nieniniejszej analizy nie wniosłoby dodatkowej wartości, skutkując jedynie ograniczeniem wiarygodności 

otrzymanych wyników. W pliku obliczeniowym opracowanym na potrzeby niniejszej analizy istnieje 

możliwości uwzględnienia ELA w obliczeniach poprzez wprowadzenie niezerowych udziałów 
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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 SEL w leczeniu PBC jako dorosłych pacjentów, u których 

odpowiedź na monoterapię UDCA jest niewystarczająca lub którzy nie tolerują UDCA oraz którzy 

spełniają kryteria włączenia do leczenia w ramach programu lekowego. 

 Na podstawie odnalezionych / otrzymanych źródeł danych przeprowadzono prognozę liczebności 

populacji docelowej w kolejnych 2 latach, począwszy od 1 stycznia 2026 roku. W dalszych 

obliczeniach każdy rok analizy podzielono na miesiące. 

 Na podstawie dostępnych danych oszacowano rozpowszechnienie SEL + SOC oraz pozostałych 

interwencji uwzględnionych w analizie w populacji docelowej. 

 W oparciu o dawkowanie oraz koszty jednostkowe SEL, UDCA oraz leków stosowanych w leczeniu 

świądu określone zgodnie z metodyką analizy ekonomicznej, oszacowano koszty związane z 

leczeniem pacjentów z populacji docelowej. 

 Wykorzystując koszty monitorowania skuteczności leczenia w PrL, koszty świadczeń związanych z 

leczeniem świądu, koszty opieki medycznej w zależności od stanu zdrowia pacjenta, koszty 

leczenia zdarzeń niepożądanych, koszty kolejnych linii leczenia oraz koszty opieki paliatywnej 

oszacowane w ramach analizy ekonomicznej, określono pozostałe wydatki płatnika publicznego 

oraz pacjentów w horyzoncie czasowym analizy.  

 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 SEL ze środków publicznych. 

o dla scenariusza nowego, czyli w przypadku podjęcia pozytywnej decyzji o finansowaniu SEL 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). 
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2.2. Forma analizy 

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

kalkulacyjnego wykonanego w programie Microsoft Office 365, umożliwiającego obliczenie 

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

również przeprowadzenie jednokierunkowych i wielokierunkowych analiz wrażliwości. 

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 [13], analizę przeprowadzono z perspektywy płatnika publicznego 

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

oraz współpłacenia za koszty opieki po przeszczepieniu wątroby (rozdz. 2.7 oraz analiza ekonomiczna 

[6]). 

Ze względu na zakładany sposób finansowania SEL w populacji docelowej, koszt tej terapii będzie 

ponoszony w całości przez płatnika publicznego. W przypadku rozpoczęcia refundacji ELA, koszt 

leczenia również będzie w całości ponoszony przez płatnika publicznego. Współpłacenie za leki dotyczy 

wyłącznie leków UDCA, znajdujących się na wykazie leków refundowanych w ramach sprzedaży 

aptecznej. Koszt stosowania UDCA dla pacjenta jest niewielki, podobnie jak koszt pacjenta będącego 

w stanie zdrowia po przeszczepieniu wątroby. W konsekwencji wyniki analizy z obu uwzględnionych 

perspektyw można uznać za tożsame.  

W celu wykazania tożsamości wniosków płynących z analizy, a także w celu spełnienia minimalnych 

wymagań, przeprowadzono analizę wrażliwości w tym zakresie (wariant H1), w którym wyniki 

wygenerowano z uwzględnieniem kosztów całkowitych płatnika i pacjentów dla tych kategorii 

kosztowych. Analogiczne podejście zastosowano w przeprowadzonej analizie ekonomicznej. 

2.4. Horyzont czasowy 

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

środków publicznych dla pacjentów z populacji docelowej w ramach programu lekowego począwszy od 

1 stycznia 2026 roku. Zgodnie z wytycznymi AOTMiT [14] horyzont czasowy analizy wpływu na budżet 

powinien obejmować okres do momentu ustalenia się stanu równowagi lub co najmniej w ciągu 2 lat od 
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wprowadzenia nowej technologii. Dodatkowo, zgodnie z ustawą refundacyjną z dnia 12 maja 2011 roku 

z późn. zm. [5] pierwsza decyzja refundacyjna wydawana jest na 2 lata. 

2.5. Populacja docelowa 

Populację docelową w analizie zdefiniowano jako dorosłych pacjentów z PBC, u których stwierdzono 

niewystarczającą odpowiedź na leczenie z zastosowaniem UDCA lub z nietolerancją UDCA, a także z 

nietolerancją lub przeciwwskazaniami do fibratów i którzy spełniają wszystkie kryteria wnioskowanego 

programu lekowego przedstawione w rozdz. 1.4. Zgodnie ze schematem przedstawionym w rozdz. 1.5 

(Rysunek 1), kluczowymi w kontekście oszacowania populacji docelowej są kryteria dotyczące 

nietolerancji lub nieskuteczności kwasu UDCA oraz nietolerancji lub przeciwwskazań do fibratów. 

W oszacowaniu wielkości analizowanej populacji w pierwszej kolejności poszukiwano danych 

epidemiologicznych w zakresie współczynników zapadalności i chorobowości PBC. Nie odnaleziono 

polskich źródeł danych w tym zakresie. Zgodnie z odnalezionymi metaanalizami europejskich danych 

epidemiologicznych opracowanych w ramach publikacjach Gazda 2021 [11] oraz Jie-Rae Tan 2025 [15] 

współczynnik chorobowości wynosi od 18,6 do 22,27 / 100 tys. osób, zaś współczynnik zapadalności – 

od 1,87 do 2,0 / 100 tys. osób, co przekłada się na liczbę chorych w Polsce wynoszącą około 7-8 tys. 

osób oraz około 675-700 nowych zachorowań rocznie (szczegóły w rozdz. A.3.1.1).  

Jednocześnie z danych NFZ dostępnych w: 

 analizie weryfikacyjnej do zlecenia 31/2022 dotyczącego refundacji leku Ocaliva [9], 

 serwisie ‘Otwarte dane’ [16] oraz  

 zestawieniu ‘Cholestazy’ dostępnych w portalu ezdrowie.gov.pl [8] 

wynika, że liczba pacjentów z rozpoznaniem ICD-10 K73.4 oraz korzystających z publicznych 

świadczeń w ramach opieki zdrowotnej to około 4-5 tys. osób rocznie. Szczegółowe dane raportowane 

w ww. źródłach przedstawiono w aneksie (rozdz. A.3.1.2). 

W świetle informacji przedstawionych w analizie problemu decyzyjnego [1], w której wskazano że 

rozpoznanie PBC jest równoznaczne z włączeniem leczenia farmakologicznego, porównanie liczby 

pacjentów oszacowanej na podstawie zagranicznych danych epidemiologicznych oraz danych NFZ w 

zakresie liczby pacjentów z rozpoznaniem PBC w Polsce pozwala podejrzewać, że oszacowanie oparte 

na zagranicznych współczynnikach epidemiologicznych może być zawyżone. Potencjalną przyczyną 

różnic między rzeczywistą (tj. określoną na podstawie danych literaturowych) a obserwowaną 

liczebnością analizowanej populacji mogą być trudności diagnostyczne, przez które część pacjentów 

prawdopodobnie długo pozostaje niezdiagnozowana lub diagnozowana jest z błędnym kodem ICD-10.  
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W związku z powyższym uznano, że oszacowanie liczby pacjentów z PBC na podstawie danych NFZ, 

które pozwala uwzględnić realny poziom diagnozowania PBC w Polsce, jest bardziej odpowiednie do 

zastosowania w oszacowaniu wielkości populacji docelowej. Finalnie obliczenia rozpoczęto wychodząc 

od danych NFZ w zakresie liczby pacjentów podejmujących leczenie UDCA, dzięki czemu ograniczono 

liczbę etapów oszacowania i parametrów wykorzystanych w obliczeniach, które wprowadzałyby 

dodatkowe źródła niepewności. A zatem zastosowane podejście można uznać za optymalne. 

2.5.1. Leczenie UDCA 

Na podstawie przeprowadzonej prognozy danych raportowanych w AWA Ocaliva [9] w zakresie liczby 

dorosłych pacjentów z rozpoznaniem PBC (głównym lub współistniejącym), u których zrealizowano 

receptę na refundowane preparaty UDCA w latach 2017-2020 oraz danych sprzedażowych NFZ z lat 

2017-2025 (dostępnych za pośrednictwem serwisu IKAR Pro [17]) określono, że w roku 2025 liczba 

pacjentów z rozpoznaniem PBC, u których zrealizowano receptę na UDCA, to 5 335 osób. Szczegółowy 

opis danych oraz ich prognozy w rozdz. A.3.1.2 oraz A.3.2.  

W czerwcu 2025 roku w portalu ezdrowie.gov.pl w ramach zestawienia ‘Cholestazy’ [8] opublikowano 

dane za rok 2024 dotyczące liczby pacjentów korzystających ze świadczeń ambulatoryjnych i leczenia 

szpitalnego z rozpoznaniem głównym PBC i realizujących recepty na UDCA oraz leki z grupy fibratów 

(szczegóły w rozdz. A.3.1.2). Zgodnie z tymi danymi spośród 4 348 pacjentów, którym udzielono 

świadczeń w związku z PBC, 3 962 chorych realizowało recepty na leki oparte o UDCA.  

Liczba pacjentów leczonych UDCA oszacowana na podstawie danych dostępnych z AWA Ocaliva oraz 

danych sprzedażowych cechuje się niepewnością związaną z prognozą historycznych danych z dwóch 
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Dane NFZ w zakresie leczenia fibratami w populacji pacjentów z PBC dostępne w ramach 

przytaczanego wcześniej zestawienia ‘Cholestazy’ [8] przedstawiono w rozdz. A.3.1.2. Zgodnie z tymi 

danymi liczba pacjentów, którym udzielono świadczenie z rozpoznaniem PBC i realizujących w latach 

2022-2024 recepty na leki refundowane z grupy fibratów to około 460 osób. Odnosząc tę liczbę do 

oszacowanej we wcześniejszym kroku populacji pacjentów z nietolerancją lub nieskutecznością 

leczenia UDCA (1 539 osób, Tabela 7) oszacowano, że fibraty są stosowane u 30% pacjentów 

leczonych w II linii terapii PBC. Jednocześnie nie jest jasne, czy liczba ta obejmuje pacjentów, u których 

fibraty zostały zrefundowane w związku z współwystępującą hipertrójglicerydemią lub hiperlipidemią, w 

leczeniu których fibraty są finansowane ze środków publicznych, czy obejmują wszystkich pacjentów 

stosujących leki z grupy fibratów niezależnie od tego, czy były one refundowane w związku z chorobami 

współwystępującymi, czy też były stosowane poza refundacją bezpośrednio we wskazaniu PBC.  

         

             

                 

              

              

             

                

   dane hiszpańskie prezentowane w publikacji Parés 2018 [19]. W publikacji 

przedstawiono wyniki badania przeprowadzonego metodą delficką (w dwóch rundach konsultacji i 

warsztatach walidacji wyników) wśród 28 lekarzy specjalistów (57% hepatologów, 39% 

gastroenterologów, 4% internistów). Zgodnie z informacjami przedstawionymi w publikacji ówczesne 

krajowe wytyczne praktyki klinicznej nie zawierały zaleceń dotyczących leczenia pacjentów 

nieskutecznością lub nietolerancją UDCA, a lekarze, z uwagi na brak alternatywnych opcji terapii, leczyli 

tych pacjentów fibratami stosowanymi off-label u 57%/32% pacjentów z nieskutecznością / nietolerancją 

UDCA. Łącząc te dane z odsetkami pacjentów z tolerancją/nietolerancją UDCA uwzględnionymi w 

obliczeniach (rozdz. 2.7) oszacowano, że fibraty mogłyby być stosowane u 55% pacjentów 

nieskutecznie leczonych UDCA lub nietolerujących tego leczenia. 

Z uwagi na wskazaną powyżej niepewność związaną z danymi NFZ raportowanymi w zestawieniu 

‘Cholestazy’, w analizie podstawowej uwzględniono odsetek pacjentów leczonych fibratami po 

niepowodzeniu lub nietolerancji UDCA określony w ramach badania PEX. W analizie wrażliwości 
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W jednokierunkowej analizie wrażliwości, we wszystkich wariantach analizy obliczano prognozowane 

wydatki w sytuacji, gdy jeden parametr podlegał zmianie, przyjmując wartość uwzględnioną w analizie 

wrażliwości, natomiast pozostałe zmienne przyjmowały wartości uwzględnione w analizie podstawowej. 

W ten sposób oszacowano, jaki wpływ na zmianę wydatków może mieć niepewność w oszacowaniu 

poszczególnych zmiennych. 

Szczegółowe wyniki analizy wrażliwości oraz dane dotyczące zakresu zmienności poszczególnych 

parametrów uwzględnionych w analizie wrażliwości wraz z uzasadnieniem przedstawiono w aneksie 

(rozdz. A.1). Ponadto, w załączonym arkuszu kalkulacyjnym istnienie możliwość wygenerowania 

wyników analizy przy uwzględnieniu dowolnych wartości uwzględnionych parametrów populacyjnych 

oraz docelowego rozpowszechnienia SEL + SOC. 
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4. Analiza wpływu na system ochrony 

zdrowia 

4.1. Wpływ na organizację udzielania świadczeń 

zdrowotnych 

Lyvdelzi podawany jest pacjentom w formie doustnej. Jego podawanie nie wiąże się więc z dodatkowymi 

kosztami dotyczącymi wyposażenia placówek medycznych (sprzętowe, osobowe i inne). Podawanie 

Lyvdelzi nie generuje dodatkowych kosztów, gdyż jest on stosowany jest przez pacjenta samodzielnie. 

Wymogi dotyczące wyposażenia placówek medycznych (sprzętowe, osobowe i inne) w przypadku 

podawania leku, monitorowania terapii oraz leczenia działań niepożądanych nie zmienią się w 

przypadku finansowania seladelparu ze środków publicznych w stosunku do wymogów stawianych 

obecnie ośrodkom prowadzącym obecnie leczenie PBC. Zgodnie z zapisami proponowanego programu 

lekowego, zasady monitorowania terapii SEL nie różnią się w sposób istotny od zasad monitorowania 

terapii UDCA. Ponadto stosowanie SEL nie wiąże się z większym ryzykiem występowania zdarzeń 

niepożądanych w porównaniu do aktualnie stosowanych terapii. W związku z tym ośrodki prowadzące 

aktualnie leczenie choroby PBC będą w stanie prowadzić również terapię seladelparem. 

Biorąc pod uwagę wyższą skuteczność terapeutyczną SEL w porównaniu do aktualnie stosowanych 

opcji terapeutycznych, w kilkuletnim / wieloletnim horyzoncie czasowym dostępność tego leku może 

przyczynić się do spadku liczby pacjentów z długoterminowymi powikłaniami PBC (marskość wątroby, 

rak wątrobowokomórkowy), co przyczyni się do uwolnienia dodatkowych zasobów dostępnych w 

ramach opieki zdrowotnej. 

Podjęcie decyzji o finansowaniu Lyvdelzi ze środków publicznych nie powinno spowodować istotnych 

konsekwencji w wydatkach publicznych w innych sektorach niż ochrona zdrowia, dlatego nie 

przeprowadzano oddzielnej analizy w tym zakresie. 

4.2. Aspekty etyczne i społeczne 

Podjęcie pozytywnej decyzji o finansowaniu SEL zwiększyłoby w sposób istotny spektrum 

terapeutyczne dla pacjentów z populacji docelowej. Ze względów etycznych i społecznych (poprawa 
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5. Podsumowanie 

POPULACJA 

Prognozowana liczba nowych pacjentów z populacji docelowej jest stała i wynosi 662 osób w obu latach 

horyzontu czasowego analizy. Liczebność populacji docelowej jest taka sama w scenariuszu 

istniejącym oraz w scenariuszu nowym. 

W scenariuszu istniejącym żaden pacjent z populacji docelowej nie otrzymuje leczenia SEL. W 

scenariuszu nowym liczba pacjentów z populacji docelowej, którzy rozpoczną leczenie SEL wynosi 

 osób w roku 2026 oraz  osób w roku 2027. 

SCENARIUSZ ISTNIEJĄCY 

W przypadku utrzymania aktualnego statusu refundacyjnego prognozowane wydatki całkowite płatnika 

publicznego na leczenie chorych z PBC z populacji docelowej wyniosą 1,55 mln zł w roku 2026 oraz 

5,20 mln zł w roku 2027. W scenariuszu istniejącym płatnik publiczny nie ponosi kosztów związanych z 

finansowaniem SEL w leczeniu PBC. 

SCENARIUSZ NOWY 

            

             

                 

            

                  

WYDATKI INKREMENTALNE 
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6. Wnioski 

          

            

               

          

   Jednocześnie rozpoczęcie finansowania seladelparu w populacji 

docelowej pozwoli na zapewnienie chorym pierwszej refundowanej terapii, której stosowanie przyczynia 

się do uzyskania istotnych korzyści zdrowotnych. Co więcej, w perspektywie wieloletniej dostęp do 

takiego leczenia przyczyni się do spadku liczby powikłań długoterminowych analizowanej jednostki 

chorobowej, co z kolei przełoży się na uwolnienie zasobów opieki zdrowotnej oraz dodatkowe 

oszczędności dla płatnika publicznego i pacjentów. 
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7. Ograniczenia 

 Liczebność populacji docelowej oszacowano na podstawie kilku źródeł danych oraz przyjmując 

dodatkowe założenia o arbitralnym charakterze, co wpływa na niepewność w zakresie oszacowanej 

liczebności populacji docelowej. W ramach prac nad analizą nie odnaleziono jednego źródła 

danych, na podstawie którego byłoby możliwe oszacowanie liczebności populacji docelowej. 

Niemniej tam gdzie było możliwe, na etapie oszacowań uwzględniono możliwe najlepsze spośród 

dostępnych danych, w tym dane NFZ, uzyskane opinie ekspertów klinicznych a także dane 

literaturowe. 

 Nie zidentyfikowano danych, które pozwoliłyby na określenie rozpowszechnienia seladelparu w 

populacji docelowej w przypadku rozpoczęcia jego refundacji. Zostało ono określone na podstawie 

informacji / prognoz rynkowych przekazanych przez Zamawiającego. 

 Dane dotyczące przerywania leczenia seladelparem przyjęto analogicznie jak w przeprowadzonej 

analizie ekonomicznej, tj. na podstawie danych z randomizowanego badania klinicznego 

RESPONSE (w 1. roku leczenia) oraz badania ASSURE (> 1. roku leczenia). Zasady przerywania 

leczenia w tych badaniach nie w pełni odpowiadają zapisom programu lekowego w tym zakresie. 

 Koszty uwzględnione w niniejszej analizie przyjęto na podstawie wyników analizy ekonomicznej w 

krótkim horyzoncie czasowym. Na wyniki te składają się założenia dotyczące efektywności i 

przebiegu PBC oraz dotyczące kosztów uwzględnionych w tejże analizie. W związku z tym 

ograniczenia analizy ekonomicznej w zakresie tych danych przekładają się również na ograniczenia 

niniejszej analizy. 
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8. Dyskusja 

Celem niniejszej analizy było oszacowanie zmian w wydatkach płatnika publicznego i pacjentów w 

przypadku rozpoczęcia refundacji seladelparu w leczeniu dorosłych chorych z PBC. Szczegółowe 

kryteria włączenia do populacji docelowej są definiowane przez zapisy proponowanego programu 

lekowego. 

Biorąc pod uwagę wszystkie kryteria włączenia chorych z PBC do populacji docelowej, wskazanie jej 

liczebności jest procesem złożonym. Nie odnaleziono jednego źródła danych, które pozwoliłoby na 

wiarygodne wskazanie końcowej liczby chorych kwalifikujących się do leczenia, skompilowano więc 

dane z kilku źródeł oraz przyjmowano dodatkowe założenia. Już na początkowym etapie obliczeń 

widoczne są rozbieżności między omówionymi w analizie zagranicznymi danymi epidemiologicznymi 

(polskie dane w tym zakresie nie są dostępne) a danymi NFZ dotyczącymi liczby chorych z PBC oraz 

korzystających ze świadczeń opieki zdrowotnej. W opublikowanej w 2022 roku analizie weryfikacyjnej 

dla leku Ocaliva [9], który ubiegał się o refundację w populacji dorosłych chorych z PBC z 

niepowodzeniem / nietolerancją terapii UDCA, cytowane są opinie 3 ekspertów klinicznych w zakresie 

liczebności takiej populacji docelowej. Opinie te są rozbieżne, np. wskazywana liczba pacjentów z 

rozpoznaniem PBC w Polsce mieści się od 1 tys. do 10 tys. chorych. Niezgodność między 

ankietowanymi ekspertami w cytowanej analizie weryfikacyjnej dla podstawowej informacji 

epidemiologicznej potwierdza istniejące trudności w zakresie identyfikacji danych niezbędnych do 

wiarygodnego oszacowania dowolnej populacji docelowej w obrębie PBC.  

Pomimo ograniczeń związanych z oszacowaniem liczebności populacji, należy podkreślić, że 

wykorzystanie w oszacowaniach dane są możliwie najlepsze spośród możliwych. Do takich należy 

rzetelna baza danych NFZ, uzyskane opinie ekspertów klinicznych, zajmujących się leczeniem chorych 

PBC w Polsce, w tym chorych spełniających kryteria włączenia do wnioskowanego programu lekowego, 

a także odnalezione dane literaturowe.  

Koszt aktualnie stosowanej terapii standardowej jest niewielki. A zatem z punktu widzenia 

oszacowanych wydatków dla scenariusza istniejącego, ewentualnie niedoszacowanie lub 

przeszacowanie liczebności populacji docelowej nie będzie w sposób istotny wpływać na wiarygodność 

wyników dla tego scenariusza. Z kolei szacowane wydatki w scenariuszu nowym są wyższe niż dla 

scenariusza istniejącego, co wynika z faktu, że koszt stosowania seladelparu jest wyższy niż koszt 

terapii standardowej. A więc wzrost lub spadek szacowanej liczebności populacji docelowej będzie 

wpływać na oszacowane wydatki dla tego scenariusza. 

Jak wskazują wyniki przeprowadzonej analizy, całkowite wydatki inkrementalne w 2-letnim horyzoncie 

czasowym        . Oznacza to, że kluczowa dla 

wyników analizy jest liczba chorych, którzy rozpoczną leczenie seladelparem w przypadku rozpoczęcia 
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jego refundacji. Ta z kolei wynika z oszacowanej liczebności populacji docelowej oraz przyjętych 

założeń dotyczących rozpowszechnienia analizowanej terapii. W zakresie rozpowszechnienia dla 

oszacowanej liczebności populacji przyjęto, że docelowo będzie ono dość wysokie i osiągnie   

   .  

Ponadto dla szacowanych wydatków na seladelpar istotne są dane o czasie trwania terapii – im 

mniejszy odsetek pacjentów przerywających leczenie, tym wyższy koszt terapii. Dane dotyczące 

przerywania leczenia SEL przyjęto analogicznie jak w analizie ekonomicznej. W świetle zapisów 

proponowanego programu lekowego założenie to może prowadzić do ewentualnego przeszacowania 

czasu trwania terapii. Aczkolwiek jak wskazano w jednym ze scenariuszy analizy wrażliwości, w 2-letnim 

horyzoncie czasowym zmiana danych dotyczących przerywania leczenia nie wpłynęła istotnie na wyniki 

analizy. 

Wobec powyższych rozważań wydaje się, że pomimo ograniczeń niniejszej analizy w zakresie 

oszacowanej liczebności populacji docelowej oraz przewidywanego rozpowszechnienia interwencji 

ocenianej, potencjalny wzrost wydatków płatnika publicznego związany z podjęciem pozytywnej decyzji 

refundacyjnej dla seladelparu może być niższy, niż wynika z oszacowań niniejszej analizy. 

W analizie wpływu na budżet odstąpiono od szczegółowego modelowania efektywności oraz przebiegu 

choroby, tak jak ma to miejsce w przeprowadzonej analizie ekonomicznej. Podejście takie miało na celu 

uproszczenie obliczeń analizy wpływu na budżet, co w świetle omówionej powyżej zależności okazuje 

się podejściem uzasadnionym. Ponadto w świetle wyników analiz ekonomicznej oraz wpływu na budżet 

można wnioskować, że potencjalne oszczędności płatnika publicznego wynikające z mniejszej liczby 

chorych z długoterminowymi powikłaniami PBC takimi jak niewyrównana marskość wątroby lub rak 

wątrobowokomórkowy wykraczają poza czas obowiązywania pierwszej decyzji refundacyjnej. Niemniej 

warto wziąć je pod uwagę, podejmując decyzję refundacyjną dla ocenianej technologii lekowej. 
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powinny być stosowane. Ekspert wyjaśnił, iż problem dotyczący klasyfikacji jest wynikiem zmiany 

nazewnictwa z „pierwotnej żółciowej marskości wątroby” na „pierwotne zapalenie dróg żółciowych”, w 

związku z czym niektórzy mogą poszukiwać kodu w grupie zapaleń dróg żółciowych, co w opinii 

eksperta jest niewłaściwe. 

Dane sprzedażowe dostępne za pośrednictwem portalu IkarPro 

Dane o liczbie zrefundowanych opakowań produktów leczniczych zawierających UDCA zaczerpnięto z 

portalu IkarPro [17]. Następnie uwzględniając liczbę tabletek zawartych w poszczególnych 

opakowaniach, oszacowano liczbę sprzedanych tabletek w okresie od stycznia 2017 do kwietnia 2025 

(najnowsze dostępne dane). Zgodnie z obowiązującym Obwieszczeniem MZ w grupie limitowej 245.0 

refundowane są produkty lecznicze Proursan (EAN: 5909991203924), Ursocam (5909990414741, 

5909991314675), Ursopol (5909990798223) oraz Ursoxyn (5909991325794). Natomiast lek Uroxym 

(590999132577) był refundowany do września 2022 roku. Jako, że był on ujęty w danych NFZ 

wskazanych w AWA Ocaliva, w niniejszej analizie danych sprzedażowych uwzględniono wszystkie 

produkty lecznicze o kodach wskazanych w AWA Ocaliva (stan refundacji na 04.08.2022), dla których 

przedstawiono dane na temat liczby dorosłych pacjentów, u których zrealizowano receptę na UDCA 

refundowany w ramach grupy limitowej 245.0. W poniższej tabeli przedstawiono liczbę sprzedanych 

opakowań leków UDCA w latach od 2017 do 2025 (styczeń – maj). 
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A.3.2. Analiza danych 

A.3.2.1 LICZBA PACJENTÓW Z ROZPOZNANIEM PBC – DANE NFZ 

W AWA Ocaliva przedstawiono dane na temat liczby pacjentów z PBC w okresie od 2017 roku do 2020 

roku. W celu określenia liczby osób, u których rozpoznano PBC i u których zrealizowano receptę na 

UDCA po roku 2020 wykorzystano dane sprzedażowe dla UDCA za okres od 2017 roku do 2025. W 

związku z tym, że dla 2025 roku dostępne są dane tylko do maja, do oszacowań przyjęto dla roku 2025 

sprzedaż na podstawie ostatnich 12 miesięcy. W pierwszej kolejności oszacowano: 

 średnią liczbę tabletek na osobę w roku wyznaczony jako iloraz liczby sprzedanych tabletek w 

danym roku (na podstawie danych przedstawionych w Tabela 41) oraz liczby osób, u których 

zrealizowano receptę na UDCA (na podstawie danych przedstawionych w Tabela 40) oraz  

 średni odsetek osób z PBC wśród osób, u których zrealizowano receptę na UDCA wyznaczony jako 

iloraz liczby osób, u których rozpoznano PBC i u których zrealizowano receptę na UDCA (na 

podstawie danych przedstawionych w Tabela 40) oraz liczby osób, u których zrealizowano receptę 

na UDCA (na podstawie danych przedstawionych w Tabela 40).  

Następnie wykorzystując dane sprzedażowe w tych latach oraz oszacowaną średnią liczbę tabletek 

przypadającą na jedną osobę rocznie (371 tabletek), oszacowano liczbę osób, u których zrealizowano 

receptę na UDCA w latach od 2021 do 2025. W kolejnym kroku dla każdego roku przyjęto oszacowany 

średni odsetek osób z PBC wśród osób, u których zrealizowano receptę na UDCA (13,8%) i 

zastosowano do liczby osób, u których zrealizowano receptę na UDCA otrzymując liczbę pacjentów z 

PBC stosujących UDCA.  

W poniższej tabeli przedstawiono dane, na podstawie których dokonano oszacowań oraz wynik 

końcowy prognozy liczby pacjentów, u których zdiagnozowano PBC i u których zrealizowano receptę 

na UDCA. 






