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Streszczenie

CEL

Celem analizy wptywu na budzet jest okreslenie przewidywanych wydatkéw pfatnika publicznego (NFZ, Narodowy
Fundusz Zdrowia) i pacjentéw w przypadku podjecia pozytywnej decyzji o finansowaniu ze $rodkéw publicznych
seladelparu (SEL, produkt leczniczy Lyvdelzi) w leczeniu pierwotnego zapalenia drég zotciowych (PBC, primary
biliary cholangitis) u dorostych pacjentéw z niewystarczajgcg odpowiedzig na leczenie z zastosowaniem kwasu
ursodeoksycholowego (UDCA, ursodeoxycholic acid) lub z nietolerancjg UDCA, a takze z nietolerancjg lub

przeciwwskazaniami do fibratow, ktdrzy spetniajg kryteria wnioskowanego programu lekowego.+

METODYKA

Analize przeprowadzono z perspektywy ptatnika publicznego oraz z perspektywy wspélnej ptatnika i pacjentéw przy
uwzglednieniu wspotptacenia za leki. Uwzgledniono 2 letni horyzont czasowy, poczawszy od 1 stycznia 2026 roku.

W analizie zatozono, ze seladelpar bedzie finansowany w ramach programu lekowego.

Populacje docelowag analizy stanowig dorosli pacjenci z pierwotnym zapaleniem drog Zzotciowych, u ktérych
odpowiedz na UDCA w monoterapii jest niewystarczajgca lub ktorzy nie tolerujg UDCA, spetniajgcy proponowane
kryteria kwalifikacji do leczenia seladelparem w programie lekowym. Kryteria te dotyczg w szczegdlnosci

nietoleranc;ji lub przeciwwskazan do leczenia fibratami.

Liczebno$¢ populacji docelowej wyznaczono kompilujgc dane NFZ dotyczace liczby pacjentéw z rozpoznaniem
PBC leczonych UDCA, opinie eksperckie przedstawione podczas spotkania grupy ekspertow z 29 kwietnia 2025
oraz zebrane w ramach badania PEX dotyczgce odsetka pacjentow z nietolerancjg lub nieskutecznoscig leczenia
UDCA oraz odsetka pacjentéw leczonych fibratami po nieskutecznosci leczenia UDCA, danych literaturowych w
zakresie odsetka pacjentdw z nietolerancjg leczenia fibratami oraz arbitralnego zatozenia dotyczgcego odsetka

pacjentow z przeciwskazaniami do fibratow.

Dawkowanie oraz koszty lekdéw uwzglednionych w niniejszej analizie okreslono zgodnie z metodykg przyjeta w
analizie ekonomicznej. Za analizg ekonomiczng w obliczeniach uwzgledniono takze koszty leczenia $wigdu, koszty
leczenia zdarzen niepozadanych, koszty kolejnych linii leczenia, koszty stanéw zdrowia (w tym koszt diagnostyki i

monitorowania w programie lekowym) oraz koszty opieki terminalnej.

W analizie uwzgledniono proponowane przez Zamawiajgcego zasady umowy podziatu ryzyka, polegajgcej na
zapewnieniu dla swiadczeniodawcy maksymalnej ceny hurtowej leku, ktéra bedzie nizsza niz cena oficjalna

seladelparu w przypadku rozpoczecia jego refundacii.

W scenariuszu istniejgcym zatozono, ze preparat Lyvdelzi nie bedzie finansowany ze srodkéw publicznych w
analizowanym wskazaniu oraz przyjeto, ze wszyscy pacjenci z populacji docelowej stosuje SOC, z uwagi na brak
alternatywnych opcji terapeutycznych. W scenariuszu nowym zatozono, ze Lyvdelzi bedzie finansowany ze

srodkoéw publicznych w ramach proponowanego programu lekowego poczgwszy od 1 stycznia 2026 roku, a
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docelowe rozpowszechnienie SEL w populacji docelowej okreslono arbitralnie na podstawie prognoz rynkowych
otrzymanych od Zamawiajgcego.

Wyniki dla obu scenariuszy przedstawiono w postaci wydatkéw catkowitych oraz z podziatem na poszczegdine
kategorie kosztowe. Dodatkowo przedstawiono wydatki inkrementalne, tj. réznice miedzy wydatkami w scenariuszu
nowym i istniejgcym. Wydatki w scenariuszu nowym oraz wydatki inkrementalne obliczono przy uwzglednieniu
proponowanych zasad umowy podziatu ryzyka oraz bez ich uwzglednienia. Biorgc pod uwage, ze wariant bez
uwzglednienia RSS nie znajduje odzwierciedlenia w praktyce i zostat opracowany wytgcznie w celu spetnienia

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

WYNIKI
Populacja

Prognozowana liczba nowych pacjentéw z populacji docelowej jest stata i wynosi 662 oséb w obu latach horyzontu
czasowego analizy. Liczebnos¢ populacji docelowej jest taka sama w scenariuszu istniejgcym oraz w scenariuszu

nowym.

W scenariuszu istniejgcym zaden pacjent z populacji docelowej nie otrzymuje leczenia SEL. W scenariuszu nowym
liczba pacjentéw z populacji docelowej, ktorzy rozpoczng leczenie SEL wynosi [JJlij oséb w roku 2026 oraz |Ili}
oséb w roku 2027..

Scenariusz istniejacy

W przypadku utrzymania aktualnego statusu refundacyjnego prognozowane wydatki catkowite ptatnika publicznego
na leczenie chorych z PBC z populacji docelowej wyniosg 1,55 min zt w roku 2026 oraz 5,20 min zt w roku 2027.

W scenariuszu istniejgcym ptatnik publiczny nie ponosi kosztéw zwigzanych z finansowaniem SEL w leczeniu PBC.

Scenariusz nowy

Wydatki inkrementalne
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|
N . ccinoczesnie
rozpoczecie finansowania seladelparu w populacji docelowej pozwoli na zapewnienie chorym pierwszej
refundowanej terapii, ktorej stosowanie przyczynia sie do uzyskania istotnych korzysci zdrowotnych. Co wiecej, w
perspektywie wieloletniej dostep do takiego leczenia przyczyni sie do spadku liczby powiktan dtugoterminowych
analizowanej jednostki chorobowej, co z kolei przetozy sie na uwolnienie zasobow opieki zdrowotnej oraz

dodatkowe oszczedno$ci dla ptatnika publicznego i pacjentéw.
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1. Wprowadzenie do analizy

1.1. Cel analizy

Celem analizy wptywu na budzet jest okreslenie przewidywanych wydatkow ptatnika publicznego (NFZ,
Narodowy Fundusz Zdrowia) i pacjentéw w przypadku podjecia pozytywnej decyzji o finansowaniu ze
srodkow publicznych seladelparu (SEL, produkt leczniczy Lyvdelzi) w leczeniu pierwotnego zapalenia
drog zotciowych (PBC, ang. primary biliary cholangitis) u dorostych pacjentéw z niewystarczajgca
odpowiedzig na leczenie z zastosowaniem kwasu ursodeoksycholowego (UDCA, ang. ursodeoxycholic
acid) lub z nietolerancjg UDCA, a takze z nietolerancjg lub przeciwwskazaniami do fibratow, ktorzy

spetniajg kryteria wnioskowanego programu lekowego.

Szczegotowy 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 réwnoznaczne z wtgczeniem leczenia farmakologicznego, takze w przypadku
pacjentow z marskoscig watroby kierowanych do osrodkéw transplantacyjnych. U czesci pacjentow
leczenie rozpoczynane jest jeszcze przed ostatecznym rozpoznaniem, a podstawe takiej decyziji

stanowi stwierdzenie cholestazy.

Leczeniem stosowanym w | linii sg preparaty kwasu ursodeoksycholowego. Preparaty UDCA to leki
refundowane w ramach wykazu otwartego: Proursan, Ursopol, Ursoxyn lub Ursocam. Leczenie
preparatem UDCA jest przewlekte, zwykle wieloletnie. Pacjenci nieuzyskujgcy odpowiedzi na leczenie

UDCA kwalifikujg sie do terapii Il linii.

U pacjentéw z nietolerancjg lub nieadekwatng odpowiedzig na UDCA zagraniczne wytyczne kliniczne
zalecajg stosowanie off-label lekéw z grupy fibratow (bezafibratu i fenofibratu) w skojarzeniu z UDCA
lub w monoterapii, w przypadku nietolerancji UDCA. Poza stosowaniem off-label w leczeniu PBC, u
czesci pacjentéw fibraty mogg by¢ stosowane w Il linii jako forma leczenia objawowego, zwtaszcza u

pacjentow ze wspotistniejgcymi zaburzeniami lipidowymi.
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U pacjentéw, u ktérych leczenie fibratami jest niemozliwe ze wzgledu na przeciwskazania lub
nietolerancje, ze wzgledu na brak innych dostepnych i refundowanych opcji terapeutycznych jedyna
forma jest intensyfikacja / modyfikacja terapii UDCA polegajaca najczesciej na zmianie preparatu UDCA
(przy problemach z tolerancjg leczenia), modyfikacji dawkowania oraz wigczaniu badz odstawianiu
leczenia objawowego.

Obecnie nie stosuje sie kwasu obetycholowego (preparat Ocaliva), ktéry byt zalecany w Il linii leczenia.

Lek zostat wycofany z rynku europejskiego.

Ponadto na rynku dostepne sa dwa nowe preparaty agonisty receptora aktywowanego proliferatorem
peroksysoméw (PPAR) wskazywane przez najnowsze zagraniczne wytyczne z 2025 roku do
stosowania po nieskutecznosci / nietolerancji preparatow UDCA - seladelpar (preparat Lyvdelzi) i
elafibranor (preparat Iqirvo). Oba te preparaty sg aktualnie nierefundowane i nie sg dostepne w polskich
aptekach. W 2024 roku elafibranor (ELA) zostat poddany ocenie w ramach opracowania analitycznego
dotyczacego technologii o wysokiej innowacyjnosci w ramach Funduszu Medycznego za rok 2025 [2],
finalnie jednak nie zostat ujety na wykazie technologii lekowych o wysokim poziomie innowacyjnosci [3].
W trakcie prac nad niniejsza analizg nie zidentyfikowano trwajgcych postepowan majacych na celu
uzyskania finansowania ze S$rodkéw publicznych przez preparat Iqgirvo — w Biuletynie Informac;ji

Publicznej AOTMIT nie odnaleziono zlecen dotyczacych przygotowania rekomendaciji dla tego leku.

1.2.2. Aktualna liczebnos¢ populacji docelowej

Definicje populacji docelowej przedstawiono w rozdziale 2.5. Oszacowanie liczebnosci populacji
docelowej w 2025 roku przeprowadzono na podstawie tej samej metodyki oraz zroédet danych, ktore
wykorzystano w analizie BIA do prognozy liczebnosci populacji docelowej na lata 2026-2027.

Szczegotowe obliczenia dotyczace liczebnosci populacji docelowej zaprezentowano w rozdz. 2.5.
Zgodnie z wynikami przeprowadzonych obliczen aktualna liczba pacjentéw z populacji docelowej

wynosi 662 osoby i jest taka sama jak liczebno$¢ populacji docelowej w latach 2026-2027.

Tabela 1.
Liczebnos¢ populacji docelowej w 2025 roku

Parametr Liczba pacjentow w roku

Aktualna liczebnos¢ populacji docelowej 662

1.2.3. Aktualne roczne wydatki w populacji docelowej

Aktualne wydatki ptatnika publicznego ponoszone na leczenie pacjentéw z populacji docelowej zostaty
wyznaczone dla liczebnoéci tej populacji w 2025 roku (Tabela 1). Pozostate dane populacyjne i
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kosztowe uwzglednione w obliczeniach oraz metodyka przeprowadzonych oszacowan jest analogiczna,
jak w przypadku szacowania wydatkéw w scenariuszu aktualnym analizy BIA (szczegotowe dane

przedstawiono w rozdz. 2).

Oszacowane aktualne wydatki ptatnika publicznego ponoszone na leczenie PBC wsérédd pacjentdéw z
populacji docelowej w roku 2025 wynoszg 1,55 min zt w przypadku nowych chorych z populaciji
docelowej lub 5,20 min zt na chorych z populacji docelowej skumulowanych z lat 2024-2025. Aktualnie

ptatnik publiczny nie ponosi kosztéw leczenia seladelparem w populacji docelowe;j.

Tabela 2.
Wydatki ptatnika publicznego w populacji docelowej 2025 roku [min zi]

Kategoria Wydatki na nowych chorych w Wydatki na nowych chorych
danym roku skumulowanych z dwoch lat
Wydatki catkowite, w tym: 1.55 5,20
Koszt lekow UDCA 0,47 1,29
Koszty leczenia swigdu 0,33 0,87
Koszty stanow zdrowia 0,75 3,02
Koszty opieki terminalnej 0,00 0,01
Koszty leczenia zdarzen niepozadanych 0,01 0,01

Poniewaz w podstawowych oszacowaniach populacyjnych liczba nowych chorych z populacji docelowej
jest stata, szacowane aktualne wydatki ptatnika publicznego sg takie same jak w scenariuszu

istniejgcym analizy.

1.2.4. Populacja, w ktorej wnioskowana technologia jest obecnie

stosowana

Aktualnie preparat Lyvdelzi nie jest finansowany ze $rodkéw publicznych w populacji dorostych chorych
z PBC. Liczebnos¢ populacji, w ktoérej jest aktualnie stosowany SEL jest rowna 0. W trakcie prac nad

analizg nie odnaleziono informacji, aby lek ten byt stosowany przez chorych z PBC poza refundacja.

1.2.5. Populacja obejmujaca wszystkich pacjentow, u ktorych

whnioskowania technologia moze byc¢ stosowana

Zgodnie z charakterystyka produktu leczniczego (ChPL) produkt leczniczy Lyvdelzi jest wskazany do
stosowania w leczeniu PBC w skojarzeniu z UDCA u dorostych, u ktérych odpowiedz na sam UDCA

jest niewystarczajaca lub w monoterapii u pacjentoéw, ktérzy nie tolerujg UDCA [4].
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Definicja populacji rejestracyjnej jest wiec szersza niz definicja populacji docelowej niniejszej analizy
(rozdz. 2.5), nie zawiera bowiem szczegotowych kryteriow kwalifikacji do programu lekowego.

Niemniej jednak, szacowanie liczebnosci populacji wszystkich pacjentéw, u ktérych mozna stosowaé
SEL, przeprowadzono z wykorzystaniem tych samych zrédet danych, ktére postuzyly do oszacowania
liczebnosci populacji docelowej analizy. Ze wzgledu na roéznice pomiedzy populacjg docelowg a
rejestracyjng, w niniejszym rozdziale pominieto dane dotyczace leczenia fibratami.

W ponizszej tabeli przedstawiono oszacowang w analizie dla SEL liczebno$é populacji rejestracyjnej
dla SEL.

Tabela 3.
Liczebnos¢ populacji pacjentow, u ktéorych wnioskowana technologia moze by¢ zastosowana

Kategoria / parametr Odsetek Liczba osob
Chorzy z PBC leczeni UDCA w Polsce - 3962
Niewystarczajaca odpowiedz na leczenie UDCA lub nietolerancja leczenia UDCA [ ] [ |

Doktadny opis powyzszych danych oraz sposdb szacowania liczebnosci populacji rejestracyjnej
znajduje sie w rozdz. 2.5.

1.3. Kwalifikacja do grupy limitowej

W analizie zatozono, ze SEL bedzie finansowany ze $rodkéw publicznych w populacji docelowej w
ramach wnioskowanego programu lekowego ,Leczenie pacjentéw z pierwotnym zapaleniem drog
zotciowych (PBC) (ICD-10: K74.3)".

Zgodnie z brzmieniem art. 15 ust. 2 ustawy refundacyjnej z dnia 12 maja 2011 r. [5] do grupy limitowej
kwalifikuje sie leki o podobnym dziataniu terapeutycznym i zblizonym mechanizmie dziatania, przy

zastosowaniu nastepujacych kryteriow:

e te same wskazania lub przeznaczenia, w ktérych sa refundowane,

e podobna skutecznos¢.
Aktualnie SEL nie jest finansowany w Polsce ze $rodkéw publicznych w zadnym wskazaniu.

Jedynym lekiem refundowanym we wskazaniu PBC jest UDCA. Jednoczes$nie w analizie klinicznej
wskazano, ze stosowanie SEL w terapii skojarzonej przynosi istotne statystyczne i klinicznie korzy$ci w
zakresie ztozonej odpowiedzi biochemiczne w poréwnaniu z UDCA w monoterapii. Ponadto UDCA
finansowane sg w ramach refundacji aptecznej, zas SEL ubiega sie o refundacje w ramach programu
lekowego. Nie spetnione sa zatem kryteria zezwalajace na kwalifikacje SEL do Zzadnej z istniejacych
grup limitowych.
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Ponadto na wykazie lekow refundowanych nie sg dostepne leki do stosowania w leczeniu pacjentéw z
PBC po niepowodzeniu lub z nietolerancjg leczenia UDCA, w zwigzku z czym brak jest mozliwosci

wskazania istniejgcej grupy limitowej, do ktdrej bytoby mozliwe dotgczenie SEL.

Biorgc powyzsze pod uwage, w analizie przyjeto ze w przypadku rozpoczecia refundacji SEL zostanie
utworzona nowa grupa limitowa dla produktu Lyvdelzi. Zatozenie to jest zgodne z dotychczasowag

praktyka Ministerstwa Zdrowia dla nowych programow lekowych.

1.4. Kryteria kwalifikacji do programu lekowego

Zgodnie z proponowanymi zapisami programu lekowego ‘Leczenie pacjentow z pierwotnym zapaleniem
drog zotciowych (PBC) (ICD-10: K74.3) w programie finansowane bedzie leczenie SEL zgodnie ze

wskazanymi w opisie programu warunkami i kryteriami.

Kryteria kwalifikacji do leczenia w programie to:
1) wiek 18 lat i powyzej;
2) rozpoznanie PBC na podstawie obecnosci co najmniej 2. sposréd 3. wymienionych kryteriow
diagnostycznych:
e podwyzszona aktywno$c¢ fosfatazy alkalicznej (ALP > 1,0 x GGN),
e obecnos$c¢ przeciwciat przeciwmitochondrialnych (AMA) lub przeciwciat przeciwjgdrowych
(ANA) swoistych dla PBC,
e cechy uszkodzenia drég zétciowych w obrazie histopatologicznym watroby (biopsja);
3) ALP>1,67 x GGN;
4) nietolerancja lub nieskutecznos¢ kwasu ursodeoksycholowego pomimo leczenia trwajgcego co

najmniej 12 miesiecy;

5) nietolerancja lub przeciwwskazania do fibratow;

6) brak przeciwwskazan do stosowania leku zgodnie z aktualng ChPL;

7) wykluczenie cigzy i okresu karmienia piersig — dotyczy kobiet w wieku rozrodczym;
8) zgoda pacjenta na prowadzenie antykoncepcji zgodnie z aktualng ChPL.

Powyzsze kryteria kwalifikacji muszg by¢ spetnione facznie.

Ponadto, zgodnie z kryteriami uniemozliwiajgcymi kwalifikacje do programu, do leczenia SEL nie mogg

zosta¢ zakwalifikowani chorzy, u ktérych stwierdzono:

1) obecnos¢é umiarkowanych do ciezkich zaburzen czynnosci watroby (klasa B lub C wg klasyfikaciji
Child-Pugh);

2) obecnos¢ zwezenia drog zotciowych;

3) obecnos¢ schytkowej niewydolnosci nerek wymagajgcej dializoterapii;

4) obecnos¢ zdekompensowanej marskosci watroby (np. wodobrzusze, krwawienie z zylakow

przetyku, dekompensacja watroby);
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5) okres cigzy i karmienia piersia.

1.5. Zatozenia analizy

Analiza wptywu na budzet zostata przeprowadzona w 2-letnim horyzoncie czasowym przy zatozeniu, ze
refundacja seladelparu (Lyvdelzi) w populacji docelowej w ramach wnioskowanego programu lekowego

bedzie mie¢ miejsce poczgwszy od 1 stycznia 2026 roku.

Populacje docelowg w niniejszej analizie zdefiniowano jako dorostych pacjentéw z PBC, u ktérych
stwierdzono niewystarczajagcg odpowiedz na leczenie z zastosowaniem UDCA lub z nietolerancja
UDCA a takze z nietolerancjg lub przeciwwskazaniami do fibratow i ktérzy spetniajg kryteria

wnioskowanego programu lekowego.

Nie zidentyfikowano polskich danych literaturowych w zakresie wspotczynnikow zapadalnosci i
chorobowosci PBC. Z uwagi na brak danych epidemiologicznych o liczbie chorych na PBC w Polsce,
oszacowania populacji docelowej dokonano w oparciu o najlepsze dostepne zrodio, tj. dane NFZ

dotyczace liczby pacjentéw z rozpoznaniem ICD-10: K74.3.

Biorgc pod uwage definicje populacji docelowej, prognoze jej liczebnosci oparto na danych NFZ

dotyczacych liczby pacjentdow z rozpoznaniem PBC realizujgcych recepty na preparaty UDCA.

Nastepnie zgodnie z kryteriami wigczenia do PrL populacje te ograniczano kolejno do:

e pacjentéw z nieskutecznoscig lub nietolerancijg leczenia UDCA,

e pacjentéw leczonych fibratami oraz z przeciwskazaniami do leczenia fibratami wsréd pacjentow z
nietolerancjg / nieskutecznoscig UDCA oraz

e pacjentéw z nietolerancjg leczenia fibratami wsréd pacjentéw leczonych lekami z tej grupy.

Na ponizszym rysunku przedstawiono schemat obrazujgcy kolejne etapy oszacowania populaciji.
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Rysunek 1.
Schemat przedstawiajace kolejne etapy oszacowania populacji docelowej

Leczenie UDCA

N\

Nieskutecznos¢ / nietolerancja
leczenia UDCA

I\

Seluld Leczenie fibratami Fihwskazanlado.
i leczenia fibratami

O\

Nietolerancja
leczenia fibratami

¥

POPULACJA DOCELOWA

W ramach analizy wyznaczono wydatki ptatnika publicznego w przypadku utrzymania aktualnego

* Mimo braku przeciwskazan do tego leczenia

statusu refundacyjnego, czyli braku finansowania SEL ze srodkéw publicznych (scenariusz istniejgcy)
oraz w przypadku rozpoczecia jego finansowania ze $rodkéw publicznych w ramach programu
lekowego w latach 2026-2027 (scenariusz nowy). Przedstawiono takze wydatki inkrementalne,

tj. roznice w wydatkach miedzy scenariuszem nowym a istniejgcym.

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

okreslono na podstawie zatozen Producenta, zgodnie z ktorymi [ GTcNGNGEEEEEEEEEEEE
|
_. W obliczeniach przyjeto, ze zardwno w scenariuszu aktualnym, jak i nowym, pacjenci
z populacji docelowej nie stosujg terapii elafibranorem (nazywanej w dalszej czesci dokumentu
ELA + SOC). Lek ten nie jest obecnie refundowany, zas relatywnie wysoki koszt leczenia
(prawdopodobny miesieczny koszt leczenia ELA to ok. 20 tys. zl, patrz analiza ekonomiczna [6])
najpewniej przewyzsza mozliwosci finansowe chorych. Z kolei biorgc pod uwage informacije
przedstawione w rozdz. 1.2.1 (ELA finalnie nie ujety na wykazie TLI 2025, brak trwajgcych postepowan
majgcych na celu uzyskania finansowania ze srodkéw publicznych) zatozono, ze status refundacyjny
ELA nie ulegnie zmianie w horyzoncie czasowym analizy. Jednocze$nie nalezy zauwazy¢, ze z uwagi
na jednakowa skutecznos¢ SEL oraz ELA (zgodnie z wnioskami z analizy klinicznej [7]), w przypadku
uwzglednienia ELA w obliczeniach niniejszej analizy wptyw na szacowane wydatki ptatnika publicznego
i pacjentow miatby wytgcznie koszt tego leku. Biorgc pod uwage, ze na obecnym etapie nie jest mozliwe
wiarygodne okreslenie realnej ceny tego leku w warunkach polskich, uwzglednienie ELA w obliczeniach
nieniniejszej analizy nie wniostoby dodatkowej wartos$ci, skutkujgc jedynie ograniczeniem wiarygodnosci
otrzymanych wynikéw. W pliku obliczeniowym opracowanym na potrzeby niniejszej analizy istnieje

mozliwosci uwzglednienia ELA w obliczeniach poprzez wprowadzenie niezerowych udziatow
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ELA + SOC. Obliczenia dla ELA + SOC zaktadajg przerywanie leczenia i skuteczno$é (wyrazang
poprzez naliczane koszty) takie same, jak dla SEL + SOC oraz koszt ELA zgodny z danymi

uwzglednionymi w analizie ekonomiczne;.

Zuzycie zasobow oraz koszty jednostkowe zwigzane ze stosowaniem interwencji uwzglednionych w
analizie, a takze koszty kwalifikacji do PrL i monitorowania terapii, koszty zwigzane z monitorowaniem i
leczeniem stanu zdrowia pacjenta oraz koszty leczenia $wiadu i zdarzen niepozadanych przyjeto
zgodnie z oszacowaniami przeprowadzonymi w ramach analizy ekonomicznej. W ramach niniejszej
analizy parametry zaczerpniete z analizy ekonomicznej zostaty odpowiednio zaaplikowane do
liczebnosci populacji docelowej w celu wyznaczenia catkowitych wydatkéw zwigzanych z leczeniem

pacjentéw z PBC w okresie objetym analiza.

W obliczeniach analizy kazdy rok podzielono na 12 miesiecznych cykli. Pozwala to rownomierne
wigczanie do obliczen pacjentéw z populacji docelowej. Koszty analizowanych terapii (SEL + SOC oraz
terapii standardowej oznaczanej w dalszej czesci dokumentu jako SOC + PLC) okreslono na podstawie
krzywych czasu trwania leczenia wyznaczonych zgodnie z danymi uwzglednionymi w modelu

wykorzystanym na potrzeby analizy ekonomicznej.

W ponizszej tabeli znajduje sie zestawienie zrodet danych wykorzystanych w przygotowanej analizie.

Tabela 4.
Zestawienie zrodet danych wykorzystanych w niniejszej analizie
Parametr Zrédto Referencje
Liczba chorych leczonych UDCA w Polsce rocznie Dane NFZ [8, 9]
Odsetek pacjentéw z nletqleranCJa / nieskutecznoscia Dane z AdBoard [10]
leczenia UDCA
Dane S - - - o,
. Qdsetek pacjentow leczonych fibratami po nietolerancji/  Zestawienie ‘Cholestazy’
populacyjne nieskutecznosci leczenia UDCA / badanie PEX 8, 1]
Odsetek pacjentow z nietolerancja leczenia fibratami Publikacja Abbas 2023 [12]
Odsetek pacjentow z przeciwskazaniami do fibratow Zalozenie -

Informacje uzyskane od

Rozpowszechnienie SEL + SOC w populacji docelowej Zamawiajacego

Zuzycie zasobow i dane kosztowe Analiza ekonomiczna [6]
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2. Metodyka i dane zrodtowe

2.1. Sposob przeprowadzenia analizy

Analize wptywu na budzet przeprowadzono w nastepujgcy sposob:

Zdefiniowano populacje docelowg dla SEL w leczeniu PBC jako dorostych pacjentéw, u ktérych
odpowiedz na monoterapie UDCA jest niewystarczajgca lub ktérzy nie tolerujg UDCA oraz ktorzy
spetniajg kryteria wtgczenia do leczenia w ramach programu lekowego.

Na podstawie odnalezionych / otrzymanych zrédet danych przeprowadzono prognoze liczebnosci
populacji docelowej w kolejnych 2 latach, poczgwszy od 1 stycznia 2026 roku. W dalszych
obliczeniach kazdy rok analizy podzielono na miesigce.

Na podstawie dostepnych danych oszacowano rozpowszechnienie SEL + SOC oraz pozostatych
interwencji uwzglednionych w analizie w populacji docelowe;.

W oparciu o dawkowanie oraz koszty jednostkowe SEL, UDCA oraz lekéw stosowanych w leczeniu
Swigdu okreslone zgodnie z metodykg analizy ekonomicznej, oszacowano koszty zwigzane z
leczeniem pacjentow z populacji docelowe;.

Wykorzystujgc koszty monitorowania skutecznosci leczenia w PrL, koszty swiadczen zwigzanych z
leczeniem $wigdu, koszty opieki medycznej w zaleznosci od stanu zdrowia pacjenta, koszty
leczenia zdarzen niepozadanych, koszty kolejnych linii leczenia oraz koszty opieki paliatywnej
oszacowane w ramach analizy ekonomicznej, okreslono pozostate wydatki ptatnika publicznego
oraz pacjentdw w horyzoncie czasowym analizy.

Obliczono przewidywane wydatki ptatnika w populacji docelowej w latach 2026—2027:

o dla scenariusza istniejgcego, czyli w przypadku utrzymania aktualnego statusu refundacyjnego,
tj. w przypadku braku finansowania SEL ze srodkéw publicznych.
o dla scenariusza nowego, czyli w przypadku podjecia pozytywnej decyzji o finansowaniu SEL ze

Srodkdéw publicznych.

Wyznaczono wydatki inkrementalne, czyli réznice w wydatkach pomiedzy scenariuszem istniejgcym
a scenariuszem nowym. W przypadku, gdy wydatki inkrementalne sg ujemne, oznacza to
oszczednosci dla ptatnika. W przypadku oszacowania dodatnich wydatkéw inkrementalnych,
oznaczajg one dodatkowe naktady finansowe ptatnika.

Przeprowadzono analize wrazliwosci dla zmiennych, ktére w najwiekszym stopniu wptywajg na
wyniki analizy wptywu na budzet oraz takich, ktérych oszacowanie charakteryzuje sie najwiekszg
niepewnoscig. Dla kazdej zmiennej zdefiniowano wariant oznaczony literg (A, B, ...). W obrebie
danego wariantu badany parametr podlegat zmianie, przyjmujgc wartosci: podstawowg oznaczong
cyfrg 0 (np. wariant AQ) oraz wartosci uwzglednione w analizie wrazliwosci oznaczone cyframi 1i 2
(np. wariant A1 i A2).
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2.2. Forma analizy

Analiza wptywu na budzet sklada sie z dwdch czesci — niniejszego dokumentu oraz arkusza
kalkulacyjnego wykonanego w programie Microsoft Office 365, umozliwiajgcego obliczenie
prognozowanych wydatkéw ptatnika w zaleznoéci od przyjetych zatozeh. Arkusz kalkulacyjny umozliwia

réwniez przeprowadzenie jednokierunkowych i wielokierunkowych analiz wrazliwosci.

2.3. Perspektywa analizy

Zgodnie z rozporzgdzeniem Ministra Zdrowia z dnia 24 pazdziernika 2023 roku w sprawie minimalnych
wymagan, jakie muszg spetnia¢ analizy uwzglednione we wnioskach o objecie refundacjg i ustalenie
urzedowej ceny zbytu oraz o podwyzszenie urzedowej ceny zbytu leku, srodka spozywczego
specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobu medycznego, ktére nie majg odpowiednika
refundowanego w danym wskazaniu [13], analize przeprowadzono z perspektywy pfatnika publicznego
oraz z perspektywy wspolnej ptatnika i pacjentow, przy uwzglednieniu kosztéw wspotptacenia za leki
oraz wspoiptacenia za koszty opieki po przeszczepieniu watroby (rozdz. 2.7 oraz analiza ekonomiczna

[6])-

Ze wzgledu na zaktadany sposob finansowania SEL w populacji docelowej, koszt tej terapii bedzie
ponoszony w catosci przez ptatnika publicznego. W przypadku rozpoczecia refundacji ELA, koszt
leczenia rowniez bedzie w catosci ponoszony przez ptatnika publicznego. Wspotptacenie za leki dotyczy
wytgcznie lekdéw UDCA, znajdujgcych sie na wykazie lekéw refundowanych w ramach sprzedazy
aptecznej. Koszt stosowania UDCA dla pacjenta jest niewielki, podobnie jak koszt pacjenta bedacego
w stanie zdrowia po przeszczepieniu watroby. W konsekwencji wyniki analizy z obu uwzglednionych

perspektyw mozna uznaé za tozsame.

W celu wykazania tozsamosci wnioskow ptyngcych z analizy, a takze w celu spetnienia minimalnych
wymagan, przeprowadzono analize wrazliwosci w tym zakresie (wariant H1), w ktérym wyniki
wygenerowano z uwzglednieniem kosztow catkowitych ptatnika i pacjentow dla tych kategorii

kosztowych. Analogiczne podej$cie zastosowano w przeprowadzonej analizie ekonomiczne;j.

2.4. Horyzont czasowy

Analize opracowano w 2—letnim horyzoncie czasowym przy zatozeniu, ze SEL bedzie finansowany ze
srodkéw publicznych dla pacjentéw z populacji docelowej w ramach programu lekowego poczgwszy od
1 stycznia 2026 roku. Zgodnie z wytycznymi AOTMIT [14] horyzont czasowy analizy wptywu na budzet

powinien obejmowac okres do momentu ustalenia sie stanu réwnowagi lub co najmniej w ciggu 2 lat od
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wprowadzenia nowej technologii. Dodatkowo, zgodnie z ustawa refundacyjng z dnia 12 maja 2011 roku

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

2.5. Populacja docelowa

Populacje docelowg w analizie zdefiniowano jako dorostych pacjentéw z PBC, u ktérych stwierdzono
niewystarczajgcg odpowiedz na leczenie z zastosowaniem UDCA lub z nietolerancjg UDCA, a takze z
nietolerancjg lub przeciwwskazaniami do fibratow i ktorzy spetniajg wszystkie kryteria wnioskowanego
programu lekowego przedstawione w rozdz. 1.4. Zgodnie ze schematem przedstawionym w rozdz. 1.5
(Rysunek 1), kluczowymi w kontekscie oszacowania populacji docelowej sg kryteria dotyczgce

nietolerancji lub nieskutecznosci kwasu UDCA oraz nietolerancji lub przeciwwskazan do fibratéw.

W oszacowaniu wielkosci analizowanej populacji w pierwszej kolejno$ci poszukiwano danych
epidemiologicznych w zakresie wspotczynnikéw zapadalnosci i chorobowosci PBC. Nie odnaleziono
polskich zrodet danych w tym zakresie. Zgodnie z odnalezionymi metaanalizami europejskich danych
epidemiologicznych opracowanych w ramach publikacjach Gazda 2021 [11] oraz Jie-Rae Tan 2025 [15]
wspotczynnik chorobowosci wynosi od 18,6 do 22,27 / 100 tys. oséb, zas wspétczynnik zapadalnosci —
od 1,87 do 2,0/ 100 tys. oséb, co przektada sie na liczbe chorych w Polsce wynoszacg okoto 7-8 tys.

0s0b oraz okoto 675-700 nowych zachorowan rocznie (szczegoty w rozdz. A.3.1.1).

Jednoczesnie z danych NFZ dostepnych w:

e analizie weryfikacyjnej do zlecenia 31/2022 dotyczgcego refundacji leku Ocaliva [9],
¢ serwisie ‘Otwarte dane’ [16] oraz

e zestawieniu ‘Cholestazy’ dostepnych w portalu ezdrowie.gov.pl [8]

wynika, ze liczba pacjentéw z rozpoznaniem ICD-10 K73.4 oraz korzystajgcych z publicznych
Swiadczen w ramach opieki zdrowotnej to okoto 4-5 tys. oséb rocznie. Szczegétowe dane raportowane

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

W swietle informacji przedstawionych w analizie problemu decyzyjnego [1], w ktérej wskazano ze
rozpoznanie PBC jest réwnoznaczne z wilgczeniem leczenia farmakologicznego, poréwnanie liczby
pacjentdow oszacowanej na podstawie zagranicznych danych epidemiologicznych oraz danych NFZ w
zakresie liczby pacjentéw z rozpoznaniem PBC w Polsce pozwala podejrzewac, ze oszacowanie oparte
na zagranicznych wspoétczynnikach epidemiologicznych moze by¢ zawyzone. Potencjalng przyczyng
réznic miedzy rzeczywistg (tj. okreslong na podstawie danych literaturowych) a obserwowang
liczebnoscig analizowanej populacji mogg by¢ trudnosci diagnostyczne, przez ktére czes$¢ pacjentow

prawdopodobnie dtugo pozostaje niezdiagnozowana lub diagnozowana jest z btednym kodem ICD-10.
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W zwigzku z powyzszym uznano, ze oszacowanie liczby pacjentéw z PBC na podstawie danych NFZ,
ktore pozwala uwzgledni¢ realny poziom diagnozowania PBC w Polsce, jest bardziej odpowiednie do
zastosowania w oszacowaniu wielkosci populacji docelowej. Finalnie obliczenia rozpoczeto wychodzac
od danych NFZ w zakresie liczby pacjentéw podejmujacych leczenie UDCA, dzieki czemu ograniczono
liczbe etapébw oszacowania i parametrow wykorzystanych w obliczeniach, ktére wprowadzatyby

dodatkowe zrodta niepewnosci. A zatem zastosowane podejscie mozna uznac¢ za optymalne.

2.5.1. Leczenie UDCA

Na podstawie przeprowadzonej prognozy danych raportowanych w AWA Ocaliva [9] w zakresie liczby
dorostych pacjentéw z rozpoznaniem PBC (gtéwnym lub wspdtistniejgcym), u ktorych zrealizowano
recepte na refundowane preparaty UDCA w latach 2017-2020 oraz danych sprzedazowych NFZ z lat
2017-2025 (dostepnych za posrednictwem serwisu IKAR Pro [17]) okreslono, ze w roku 2025 liczba
pacjentéw z rozpoznaniem PBC, u ktérych zrealizowano recepte na UDCA, to 5 335 oséb. Szczegdtowy

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 dotyczace liczby pacjentéw korzystajgcych ze swiadczen ambulatoryjnych i leczenia
szpitalnego z rozpoznaniem gtdwnym PBC i realizujgcych recepty na UDCA oraz leki z grupy fibratéw
(szczegoty w rozdz. A.3.1.2). Zgodnie z tymi danymi sposrod 4 348 pacjentow, ktérym udzielono

Swiadczen w zwigzku z PBC, 3 962 chorych realizowato recepty na leki oparte o UDCA.

Liczba pacjentéw leczonych UDCA oszacowana na podstawie danych dostepnych z AWA Ocaliva oraz

danych sprzedazowych cechuje sie niepewnoscig zwigzang z prognoza historycznych danych z dwoch
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zrédet oraz dodatkowych zatozen w zakresie liczby tabletek UDCA / pacjenta / rok i odsetka pacjentéw
z rozpoznaniem PBC wsroéd pacjentéw leczonych UDCA ogoétem. W zwiazku z tym w analizie
podstawowej oszacowanie populacji przeprowadzono na podstawie danych za rok 2024 dostepnych w
zestawieniu ‘Cholestazy’. Dane te sg wzglednie aktualne i nie wymagaja prognozy, a oszacowanie
populacji na ich podstawie cechuje sie najmniejszg liczbg dodatkowych zatozen. W ramach analizy
wrazliwosci w oszacowaniu populacji uwzgledniono wyzsza liczbe pacjentéw leczonych UDCA
wyznaczong w ramach prognozy danych raportowanych w AWA Ocaliva, zgodnie z ponizsza tabelg. W
obliczeniach przyjeto upraszczajaco statg liczbe pacjentéw leczonych UDCA w kolejnych latach, co
moze byé zatozeniem konserwatywnym w Swietle malejacego trendu chorobowosci PBC w Europie
(patrz rozdz. A.3.1.1, Rysunek 2).

Tabela 5.
Liczba pacjentow leczonych UDCA

: S Liczba -
Wariant obliczen pacientow / rok Zrodio
Analiza podstawowa 3962 Zestawienie ‘Cholestazy’, dane za rok 2024 (Tabela 43)
Analiza wrazliwosci, wariant A1 5335 AWA Ocaliva, prognoza danych z lat 2017-2020 (Tabela 44)

2.5.2. Nietolerancja lub nieskutecznosc leczenia UDCA

W opracowaniu analitycznym AOTMIT dotyczacym ELA w leczeniu PBC u pacjentéw, u ktérych
stwierdzono niewystarczajgcg odpowiedz na leczenie z zastosowaniem UDCA lub u pacjentéw, u
ktorych stwierdzono nietolerancje UDCA [2] wskazano, zgodnie z informacjami zawartymi w publikacji
Kowdley 2024 [18], ze do 40% pacjentéw wykazuje niewystarczajgcg odpowiedz na leczenie UDCA, a
u 3% do 5% pacjentéw wystepuja niedopuszczalne zdarzenia niepozadane ($rednia 4%). Finalnie w
oszacowaniu populacji docelowej dla ELA analitycy Agencji przyjeli, ze u 44% pacjentow leczonych
UDCA wystepuje nietolerancja lub nieskutecznos$¢ terapii.

29 kwietnia 2025 roku miato miejsce spotkanie grupy ekspertéw dotyczace diagnostyki i leczenia
pacjentéw z PBC w $wietle nowych opcji terapeutycznych [10]. Informacje w zakresie braku
skutecznosci i/lub tolerancji na leczenie UDCA prezentowane przez ekspertow na wspomnianym

spotkaniu zestawiono w ponizsze] tabeli. |
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Tabela 6.
Odsetek pacjentow z nieskutecznoscia lub nietolerancja leczenia UDCA na podst. danych ze spotkania grupy
ekspertow

Ekspert Wartosc
Ekspert 1 Il
Ekspert 2 Il
Ekspert 3 -

Srednia ]

_ Finalnie w analizie podstawowej odsetek pacjentéw z

nietolerancjg lub nieskutecznoscia leczenia UDCA okreslono na podstawie $redniej wartosci z danych
prezentowanych przez ekspertdw — warto$¢ ta miesci sie w zakresie danych raportowanych w
analizowanych zrédtach. Z uwagi na dostepnos¢ alternatywnych wartosci dla tego parametru, w ramach
analizy wrazliwosci w obliczeniach uwzgledniono minimalny oraz maksymalny spos$réd odnalezionych

odsetkéw, zgodnie z tabelg ponizej.

Tabela 7.
Liczba pacjentow z nietolerancja lub nieskutecznoscia leczenia UDCA

Parametr Odsetek* pacjtl;ri::cz’:t\;lal rok Zrédto
Analiza podstawowa [ [ ] Dane z AdBoard [10]
Analiza wrazliwosci, wariant B1 [ [ ] Badanie PEX [11]
Analiza wrazliwosci, wariant B2 44 0% 1743 Opracowanie AOTMIT [2]

* Wsréd pacjentow leczonych UDCA (Tabela 5)

Nalezy pamietaé, ze oszacowana powyzej grupa pacjentéw z nietolerancjg lub nieskutecznoscig
leczenia potencjalnie moze obejmowaé takze pacjentéw z bardzo pdzng prezentacjg PBC, w stadium
marskos$ci watroby, w tym z dekompensacjg w klasie B lub C wg klasyfikacji Childa-Pugha, a wiec
pacjenci, ktérzy z zatozenia beda rozwazani jako potencjalni kandydaci do transplantacji watroby,
niekwalifikujgcy sie do leczenia w ramach wnioskowanego programu lekowego. Tym samym
oszacowania przedstawione w powyzszej tabeli nalezy traktowaé¢ jako konserwatywne,
prawdopodobnie przeszacowujace populacje spetniajgca kryteria kwalifikacji do leczenia SEL.

2.5.3. Leczenie fibratami po nieskutecznosci lub nietolerancji UDCA

Jak wskazano w rozdz. 1.2.1 w cze$ci zagranicznych wytycznych praktyki klinicznej u pacjentéw z
nieadekwatng odpowiedzig na UDCA nalezy rozwazyé stosowanie off-label lekéw z grupy fibratow.

Jednoczes$nie polskie wytyczne praktyki klinicznej z roku 2018 nie uwzgledniajg terapii pacjentéw

nieodpowiadajacych na UDCA [1]. [
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Dane NFZ w zakresie leczenia fibratami w populacji pacjentéow z PBC dostepne w ramach
przytaczanego wczesniej zestawienia ‘Cholestazy’ [8] przedstawiono w rozdz. A.3.1.2. Zgodnie z tymi
danymi liczba pacjentéw, ktérym udzielono $wiadczenie z rozpoznaniem PBC i realizujgcych w latach
2022-2024 recepty na leki refundowane z grupy fibratow to okoto 460 osob. Odnoszac te liczbe do
oszacowanej we wczesniejszym kroku populacji pacjentéw z nietolerancjg lub nieskutecznoscia
leczenia UDCA (1 539 oso6b, Tabela 7) oszacowano, ze fibraty sg stosowane u 30% pacjentow
leczonych w Il linii terapii PBC. Jednoczesnie nie jest jasne, czy liczba ta obejmuje pacjentéw, u ktérych
fibraty zostaty zrefundowane w zwigzku z wspoétwystepujaca hipertrojglicerydemig lub hiperlipidemia, w
leczeniu ktorych fibraty sg finansowane ze srodkéw publicznych, czy obejmujg wszystkich pacjentow
stosujgcych leki z grupy fibratow niezaleznie od tego, czy byly one refundowane w zwigzku z chorobami

wspotwystepujacymi, czy tez byly stosowane poza refundacjg bezposrednio we wskazaniu PBC.
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przedstawiono wyniki badania przeprowadzonego metodg delfickg (w dwoch rundach konsultacji i
warsztatach walidacji wynikéw) ws$réd 28 lekarzy specjalistow (57% hepatologow, 39%
gastroenterologéw, 4% internistéw). Zgodnie z informacjami przedstawionymi w publikacji 6wczesne
krajowe wytyczne praktyki klinicznej nie zawieraly zalecen dotyczacych leczenia pacjentow
nieskutecznoscia lub nietolerancjg UDCA, a lekarze, z uwagi na brak alternatywnych opcji terapii, leczyli
tych pacjentéw fibratami stosowanymi off-label u 57%/32% pacjentéw z nieskutecznoscig / nietolerancjg
UDCA. taczac te dane z odsetkami pacjentéw z tolerancjg/nietolerancjig UDCA uwzglednionymi w
obliczeniach (rozdz. 2.7) oszacowano, ze fibraty moglyby by¢ stosowane u 55% pacjentow
nieskutecznie leczonych UDCA lub nietolerujgcych tego leczenia.

Z uwagi na wskazang powyzej niepewnosc¢ zwigzang z danymi NFZ raportowanymi w zestawieniu
‘Cholestazy’, w analizie podstawowej uwzgledniono odsetek pacjentéw leczonych fibratami po

niepowodzeniu lub nietolerancji UDCA okreslony w ramach badania PEX. W analizie wrazliwosci
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uwzgledniono alternatywne dane dostepne w zestawieniu ‘Cholestazy’, zgodnie z tabelg ponizej. Nie
uwzgledniono odsetka obliczonego na podstawie danych z Parés 2018, gdyz jest on bliski wartosci z

obliczen analizy podstawowej.

Tabela 8.
Liczba pacjentow leczonych fibratami w Il linii leczenia

* Liczba o -
Parametr Odsetek pacjentow / rok Zrodto
Analiza podstawowa [ | || Badanie PEX [11]
Analiza wrazliwosci, wariant C1 29,9% - Zestawienie ‘Cholestazy’ [8]

* Wsrdd pacjentow z nietolerancja / nieskutecznoscia leczenia UDCA (Tabela 7)

2.5.4. Nietolerancja leczenia fibratami

Informacje dotyczace przebiegu terapii fibratami w |l linii leczenia PBC odnaleziono w publikacji Abbas
2023 [12]. W pracy tej przedstawiono wyniki ogélnokrajowego obserwacyjnego badania kohortowego
przeprowadzonego w okresie od sierpnia 2017 r. do czerwca 2021 r. w Wielkiej Brytanii. W ramach
badania zebrano dane od 457 pacjentéw leczonych w Il linii, z czego 349/ 108 oso6b stosowato kwas
obetycholowy / pochodne kwasu fibrynowego. W ciggu 12-miesiecznej prospektywnej obserwacji w
badaniu 28 (25,9%) pacjentéw przerwato leczenie fibratami. Informacje o powodach przerwania

leczenia podano w przypadku 23 pacjentow, dane te zestawiono w tabeli ponizej.

Tabela 9.
Przyczyny przerwania leczenia fibratami w Il linii leczenia na podst. badania Abbas 2023

Przyczyna przerwania leczenia Liczba (odsetek) pacjentow

Mialgia (przewlekty bol migsniowy) 2 (9%)
Podwyzszona kreatynina 1 (4%)
Pogorszenie biochemii watroby 3 (13%)
Kwalifikacja do przeszczepienia watroby 1 (4%)

Nietolerancja™ 13 (57%)
Nieprzestrzeganie zalecen przez pacjenta 1 (4%)
Brak odpowiedzi 2 (9%)

tacznie 23 (100%)

* Obejmuje dziatania niepozadane ze strony przewodu pokarmowego (biegunka, skurcze, nudnosci, wymioty, bol brzucha), podwyzszony poziom
kreatyniny, zamroczenie (ang. light-headedness), zawroty gtowy i bol glowy

W oszacowaniu populacji w analizie podstawowej uwzgledniono odsetek pacjentéw z nietolerancjg
leczenia fibratami oszacowany jako iloczyn odsetka pacjentéw, u ktérych powodem przerwania leczenia
byta nietolerancja (57%, patrz tabela powyzej) oraz odsetka pacjentdow przerywajacych leczenie
fibratami w publikacji (26%). W analizie wrazliwosci w oszacowaniach populacyjnych uwzgledniono
odsetek pacjentéw przerywajacych leczenie fibratami w publikacji Abbas 2023 niezaleznie przyczyny
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przerwania. Podsumowanie danych i obliczen dotyczgcych ograniczenia populacji docelowej do
pacjentéw z nietolerancjg leczenia fibratami przedstawia ponizsza tabela.

Tabela 10.
Liczba pacjentow z nietolerancjg leczenia fibratami

. Liczba S .
Parametr Odsetek pacientow / rok Zrodto
. Publikacja Abbas 2023 [12], przerywanie
Analiza podstawowa 14.7% L leczenia z powodu nietoleranciji
Analiza wrazliwosci, wariant D2 25,9% m Publikacja Abbas 2023 [12], przerywanie

leczenia z dowolnej przyczyny

* Wsrdd pacjentow leczonych fibratami (Tabela 8)

2.5.5. Przeciwskazania do fibratow

Nie odnaleziono danych w zakresie odsetka pacjentéw z przeciwskazaniami do fibratéw wéréd chorych
na PBC z nietolerancjg lub nieskutecznosciag leczenia UDCA. Jednocze$nie zgodnie z ChPL produktow
leczniczych zawierajgcych fenofibrat u pacjentdéw z zaburzeniami czynnosci watroby lek nie jest
zalecany ze wzgledu na brak danych klinicznych dotyczacych tej grupy [20, 21]. Ponadto wsréd
przeciwskazan do leczenia fenofibratem wymienia sie niewydolno$é watroby (w tym zétciowa marskosé

watroby i niewyjasnione, dtugotrwate zaburzenia czynnosci watroby).

W zwiazku z tym w analizie przyjeto arbitralnie wysoki odsetek pacjentéw z przeciwskazaniami,
zaktadajgc, ze dotycza one 75% chorych nieleczonych fibratami. W analizie wrazliwosci
przeprowadzono obliczenia zaktadajgce, ze odsetek z przeciwskazaniami do fibratow jest o 25 p.p.

mniejszy/wiekszy od wartosci uwzglednionej w analizie podstawowej, zgodnie z ponizszg tabela.

Tabela 11.
Liczba pacjentow z przeciwskazaniami do fibratow

Odsetek wsrod Liczba

Parametr pacjentc:i\gr:igl:‘ti:zonych pacjentow / rok Zrédto
Analiza podstawowa 75% |
Analiza wrazliwosci, wariant E1 50% [ | Zatozenie
Analiza wrazliwosci, wariant E2 100% [ |

2.5.6. Podsumowanie

Na podstawie opisanych powyzej danych oszacowano liczebnosé populacji docelowej tj. dorostych
pacjentéw z PBC z nietolerancja Iub nieskutecznoscia UDCA oraz nietolerancja lub

przeciwwskazaniami do fibratow. Pozostate kryteria kwalifikacji do leczenia w ramach programu
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lekowego, potencjalnie zawezajace liczebnos¢ populacji docelowej, nie zostaty uwzglednione w
obliczeniach.

Podsumowanie oszacowania populacji docelowej przeprowadzonego w ramach analizy podstawowej
przedstawia ponizsza tabela.

Tabela 12.
Podsumowanie oszacowania populacji docelowej — analiza podstawowa

Liczba

Parametr Odsetek e i Zrédto
Pacjenci leczeni UDCA, w tym: - 3962 Tabela 5
Z%%in% zt;wrzstolerancja lub nieskutecznoscig leczenia - - Tabela 7
Pacjenci leczeni fibratami w I linii leczenia, w tym: [ ] [ Tabela 8
Pacjenci z nietolerancja leczenia fibratami (A) [ ] [ ] Tabela 10
Pacjenci nieleczeni fibratami w I linii leczenia, w tym: [ ] [ -
Pacjenci z przeciwskazaniami do fibratow (B) [ ] [ Tabela 11
Populacja docelowa (A+B) 662 -

Dodatkowo w tabeli ponizej zestawiono oszacowang liczbe pacjentéw z populacji docelowej, gdy
nastepujg zmiany dla parametréw uwzglednionych w oszacowaniu populacji, zgodnie z zatozeniami

opisanymi w niniejszym rozdziale.

Tabela 13.
Podsumowanie oszacowania populacji docelowej — analiza wrazliwosci

Liczebnos¢ populacji

Wariant analizy docelowej / rok

Analiza podstawowa 662

Pacjenci leczeni UDCA (A1) 891

Pacjenci z nietolerancja lub nieskutecznoscia leczenia UDCA (B1) 426
Pacjenci z nietolerancja lub nieskutecznoscia leczenia UDCA (B2) 750
Pacjenci leczeni fibratami w |l linii leczenia (C1)* 876
Pacjenci z nietolerancjg leczenia fibratami (D1) 754

Pacjenci z przeciwskazaniami do fibratow (E1) 481

Pacjenci z przeciwskazaniami do fibratow (E2) 843

* Zmiana parametru wptywa zaréwno na liczbe pacjentow z nietolerancja leczenia fibratami, jak i pacjentow z przeciwskazaniami do fibratow
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2.6. Udziat opcji terapeutycznych w populacji docelowej

2.6.1.Scenariusz istniejacy

W scenariuszu istniejgcym zatozono utrzymanie obecnego statusu refundacyjnego i brak finansowania

SEL ze srodkéw publicznych, co oznacza, ze zaden pacjent z populacji docelowej nie stosuje SEL.

Zgodnie z uzasadnieniem przedstawionym w rozdz. 1.4, w obliczeniach zatozono, ze aktualnie zaden

pacjent nie stosuje ELA.

Z uwagi na brak alternatywnych opcji terapeutycznych, w analizie przyjeto, ze 100% pacjentéw
z populacji docelowej stosuje SOC, ktéra w podgrupie pacjentéw:
e 2z nietolerancjg UDCA oznacza stosowanie wytacznie objawowego leczenia $wigdu,

e z niewystarczajgca skutecznoscig UDCA oznacza stosowanie leczenia objawowego i UDCA.

Podsumowanie zatozen dotyczacych udziatow opcji terapeutycznych w populacji docelowej w

scenariuszu istniejgcym przedstawia ponizsza tabela.

Tabela 14.
Udzialy opcji terapeutycznych w populacji docelowej w scenariuszu istniejagcym

Interwencja 2026 2027
SEL + SOC 0% 0%
ELA + SOC 0% 0%
SOC + PLC 100% 100%

2.6.2.Scenariusz nowy

Seladelpar zostat dopuszczony do obrotu w Stanach Zjednoczonych w sierpniu 2024 w procedurze
przyspieszonej rejestracji [22], zas w grudniu 2024 roku zakonczyta sie procedura centralna rejestraciji
SEL w krajach europejskich — EMA podjeta pozytywna decyzje rejestracyjng, udzielajgc pozwolenia na
dopuszczenie do obrotu w procedurze dopuszczenia warunkowego umozliwiajacej szybka rejestracje
leku, ktéry zaspokaja niezaspokojong potrzebe medyczna, gdy korzysci dla zdrowia publicznego
wynikajace z natychmiastowej dostepnosci przewazajg nas ryzykiem zwigzanym z koniecznoscig
uzyskania dodatkowych danych [23]. Nie odnaleziono danych o stosowaniu SEL, ktére umozliwityby
oszacowanie jego rozpowszechnienia w populacji docelowej. Ewentualne informacje z tego zakresu
musiatyby by¢ ponadto w sposéb oczywisty bardzo ograniczone z powodu krétkiej dostepnosci leku na

rynku.
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Z tego powodu rozpowszechnienie SEL + SOC okreslono na podstawie zatozen Producenta, zgodnie z

toryrni |

Nalezy zaznaczy¢, ze wysokie rozpowszechnienie SEL + SOC zdaja sie potwierdzaé opinie ekspertow
przedstawione w AWA Ocaliva [9] dotyczace odsetka pacjentdw, u ktérych kwas obetycholowy (preparat
Ocaliva) bytby stosowany po objeciu refundacjg w ramach wnioskowanego programu. Jednocze$nie z
uwagi na znaczne rozbieznosci w szacowanej przez ekspertéw liczebnosci populacji kwalifikujacej sie
do leczenia kwasem obetycholowym, odstgpiono od obliczen na podstawie opinii ekspertow.

Zgodnie z uzasadnieniem przedstawionym w rozdz. 1.4, w obliczeniach przyjeto, ze w scenariuszu
nowym zaden pacjent nie bedzie stosowat ELA + SOC w horyzoncie czasowym analizy. Oznacza to, ze

poza SEL + SOC w populacji docelowej dostepne jest wytacznie SOC + PLC.

Udziaty opcji terapeutycznych w populacji docelowej w scenariuszu nowym w kolejnych miesigcach

horyzontu czasowego analizy przedstawiono w tabeli ponizej.

Tabela 15.
Udzialy opcji terapeutycznych w populacji docelowej w scenariuszu nowym — analiza podstawowa

2026 2027
Miesiac
SEL + SOC ELA + SOC SOC +PLC SEL + SOC ELA + SOC SOC +PLC

Styczen [ | [ I | [
Luty (| H [ I | [
Marzec [ | [ I | [
Kwiecien [ ] [ ] [ ] ] [ ] [ ]
Maj I | [ I | [
Czerwiec [ B | [ B [
Lipiec [ [ [ . | [
Sierpieri ] | [ ] | [
Wrzesien [ B | [ [ [
Pazdziemik . = . . = .
Listopad [ [ | [ | [ [ | [ |
Grudzien [ [ [ [ [ [

W ramach analizy wrazliwosci w obliczeniach przyjeto, ze docelowe rozpowszechnienie SEL + SOC
bedzie o0 20 p.p. nizsze/wyzsze od zaktadanego w analizie podstawowej. Udziaty opcji terapeutycznych
w kolejnych miesigcach horyzontu czasowego analizy uwzglednione w analizie wrazliwosci

przedstawiajg ponizsze tabele.
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Tabela 16.

Udzialy opcji terapeutycznych w populacji docelowej w scenariuszu nowym — analiza wrazliwosci, wariant F1

Miesiac

2026

2027

SEL + SOC

ELA + SOC SOC +PLC

SEL + SOC

ELA + SOC

SOC +PLC

Styczen
Luty
Marzec
Kwiecien
Maj
Czerwiec
Lipiec
Sierpien
Wrzesien
Pazdziernik
Listopad

Grudzien

Tabela 17.

Udzialy opcji terapeutycznych w populacji docelowej w scenariuszu nowym — analiza wrazliwosci, wariant F2

Miesiac

2026

2027

SEL + SOC

ELA + SOC SOC +PLC

SEL + SOC

ELA + SOC

SOC +PLC

Styczen
Luty
Marzec
Kwiecien
Maj
Czerwiec
Lipiec
Sierpien
Wrzesien
Pazdziernik
Listopad

Grudzien
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2.7. Odsetki pacjentow z tolerancja/nietolerancja UDCA

Whnioskowana populacja obejmuje dwie roztgczne podgrupy w zaleznosci od mozliwosci stosowania

UDCA, tj. pacjentow:

e z suboptymalng odpowiedzig na leczenie z zastosowaniem UDCA, u ktérych UDCA moze byé
stosowane po optymalizacji leczenia (podgrupa z tolerancjg UDCA) oraz

e 2z nietolerancjg UDCA, u ktérych dalsze stosowanie tej terapii jest niemozliwe.

W zaleznosci od podgrupy chorych SEL jest stosowany w skojarzeniu z UDCA lub w monoterapii.
Analogicznie w ramach SOC stosowane jest leczenie objawowe z lub bez UDCA. Tym samym koszty
farmakoterapii PBC sg zréznicowane w analizowanych podgrupach, a réznica wynika z uwzglednienia
lub nieuwzglednienia kosztu UDCA.

W celu zréznicowania kosztow farmakoterapii PBC w analizie okreslono odsetki pacjentdéw z tolerancjg
i nietolerancja UDCA, wykorzystujac dane z badania klinicznego RESPONSE, zgodnie z metodyka
analizy ekonomicznej [6]. Dane uwzglednione w obliczeniach przedstawiono w ponizszej tabeli.

Tabela 18.
Odsetki pacjentow z tolerancja/nietolerancja UDCA na podst. badania RESPONSE uwzglednione w analizie

Podgrupa Liczba pacjentow Odsetek
Pacjenci tolerujacy UDCA 181 93,8%
Pacjenci nietolerujacy UDCA 12 6,2%
tacznie 193 100,0%

2.8. Koszty

Zgodnie z metodyka analizy ekonomicznej [6] w analizie uwzgledniono nastepujace kategorie kosztowe:

e koszt lekéw (SEL, UDCA),
e pozostate kategorie kosztowe, do ktdrych naleza:
o koszty lekéw w kolejnej linii leczenia
o koszty leczenia $wigdu (leki i $wiadczenia medyczne),
o koszty stanéw zdrowia (w tym koszt diagnostyki i monitorowania w programie lekowym),
o koszty leczenia zdarzen niepozadanych,

o koszty opieki terminalnej.
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2.8.1. Koszt leku Lyvdelzi

Cene zbytu netto dla preparatu Lyvdelzi uzyskano od Zamawiajgcego. _

W analizie uwzgledniono proponowane przez Podmiot Odpowiedzialny zasady umowy podziatu ryzyka.

Tabela 19.
Koszt preparatu Lyvdelzi (seladelpar)

. Warunki Urzedowa cena Cena hurtowa
Opakowanie e Cena zbytu netto zbytu (a) Cena hurtowa (b) brutto (c)
BezRSS I I I I
10 mg x 30 tabl.
ZRSS I | | I

a) Urzedowa cena zbytu: cena zbytu netto + VAT
b) Cena hurtowa: cena zbytu netto + marza hurtowa
¢) Cena hurtowa brutto: cena hurtowa + VAT

Biorac pod uwage schemat dawkowania SEL (patrz analiza ekonomiczna [6], rozdz. 3.9) wyznaczono
zuzycie opakowan preparatu Lyvdelzi na miesigc oraz miesieczny koszt leczenia SEL, zgodnie z
ponizszg tabelg. Biorgc pod uwage zaktadany sposéb finansowania (w ramach programu lekowego)

koszt leczenia SEL jest taki sam niezaleznie od perspektywy i w catosci pokrywany przez ptatnika
publicznego.

Tabela 20.
Koszt SEL uwzgledniony w obliczeniach

Parametr Bez RSS ZRSS

Koszt / opak.
1,01

Zuzycie opak / miesiac®
Koszt leczenia seladelparu / miesiac [

a) obliczone przy zatozeniu, ze rok ma 365,25 dni

[
I
2.8.2. Koszt UDCA

Koszt UDCA stosowanego w skojarzeniu z SEL w subpopulacji pacjentéw z brakiem nietolerancji UDCA

okreslono na podstawie analizy ekonomicznej [6], zgodnie z ponizsza tabela.
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Tabela 21.
Koszt UDCA uwzgledniony w obliczeniach
Parametr Perspektywa NFZ Perspektywa NFZ + pacjent
Koszt leczenia UDCA / dzien 3,62zt 453z
Koszt leczenia UDCA / miesigc* 110,13 zt 137,74 zt

* Przy zalozeniu, ze rok to 365,25 dni

2.8.3. Pozostate koszty

Wartosci dla pozostatych kategorii kosztowych, na potrzeby niniejszej analizy, zostaty wyznaczone na
podstawie modelu obliczeniowego wykorzystanego w analizie ekonomicznej [6]. W celu uzyskania
danych kosztowych dla niniejszej analizy, wyniki analizy ekonomicznej zostaty wygenerowane w
horyzoncie rocznym oraz 2-letnim bez uwzglednienia dyskontowania, a nastepnie na ich podstawie
wyznaczono miesieczne koszty dla pozostatych kategorii kosztowych, odpowiednio dla pierwszych
12 miesiecy oraz kolejnych 12 miesiecy od wigczenia pacjenta do populacji docelowej. Koszty w 1. roku
leczenia okreslono bezposrednio na podstawie warto$ci wygenerowanych w modelu w rocznym
horyzoncie czasowym, natomiast koszty w 2. roku leczenia wyznaczono jako réznice wartosci w 2-letnim
i rocznym horyzoncie czasowym. Wyniki analizy ekonomicznej w tym zakresie przedstawiono w aneksie
A.4 oraz znajduja sie w pliku obliczeniowym niniejszej analizy na arkuszu ‘Koszty’ w sekcji ‘Pozostate
koszty’.

W ponizszej tabeli przedstawiono wyznaczone warto$ci miesiecznych kosztéw w populacji docelowej.
Sa one naliczane w kolejnych cyklach dla chorych wiaczanych do populacji docelowej / obliczen analizy,

z wyjatkiem kosztéw leczenia zdarzen niepozadanych, ktére naliczane sa tylko w 1. miesigcu terapii.

Tabela 22.
Pozostate koszty uwzglednione w analizie — koszty miesieczne
SEL + SOC SOC +PLC
Dl 1. rok 2. rok 1. rok 2. rok
leczenia leczenia leczenia leczenia

Perspektywa NFZ
Leki - kolejne linie leczenia
Leki - leczenie Swiadu
Swiadczenia - leczenie $wiadu
Swiadczenia - monitorowanie i leczenie stanéw zdrowia
Opieka terminalna
Leczenie zdarzen niepozadanych

Perspektywa NFZ + pacjent

Kolejne linie leczenia

Leczenie $wiadu

HTA Consulting 2025 (www._hta.pl) Strona 31



Analiza wplywu na budzet. Lyvdelzi (seladelpar) w leczeniu dorostych pacjentow z pierwotnym zapaleniem drog zoiciowych

SEL + SOC SOC +PLC
Dl 1. rok 2. rok 1. rok 2. rok
leczenia leczenia leczenia leczenia

Monitorowanie i leczenie stanu zdrowia* [ ] [ ] [ ] [ ]
Leczenie $wiadu [ I I [
Koszty opieki terminalnej [ [ ] [ | [ |
. . . .

Koszty leczenia zdarzen niepozadanych

* W tym koszty diagnostyki i monitorowania leczenia w programie lekowym

W obliczeniach niniejszej analizy nie uwzgledniono wplywu na oszacowane pozostate koszty zmiany
parametréw testowanych w analizie ekonomicznej, takich jak: zmiana danych dotyczacych skutecznosci
|/ przebiegu choroby czy dotyczacych czasu trwania leczenia. W testowanych scenariuszach analizy
ekonomicznej zmiana pozostatych kategorii kosztowych jest niewielka, a przyjete uproszczenie ma

pomijalny wptyw na wyniki w krétkim, 2-letnim horyzoncie czasowym.

2.9. Obliczenia

W ramach analizy BIA dla kolejnych lat horyzontu czasowego analizy koszty przedstawione w rozdz.
2.7 skompilowano z danymi dotyczacymi liczebnosci populacji docelowej i prognozowanych udziatéw

rozwazanych opcji terapeutycznych (rozdz. 2.5 oraz 2.6).

W obliczeniach analizy kazdy rok podzielono na 12 miesiecznych cykli. Pozwala to rownomierne
wigczanie do obliczen pacjentéow z populacji docelowej. Koszty lekéw stosowanych w | linii leczenia
nowych chorych z populacji docelowej, tj. koszt SEL + SOC dla interwencji ocenianej lub koszt
monoterapii UDCA dla komparatora (leczenie stosowane przez 94% chorych przypisanych do
SOC + PLC) okreslono na podstawie krzywych czasu trwania leczenia wyznaczonych zgodnie z danymi
uwzglednionymi w modelu wykorzystanym na potrzeby analizy ekonomicznej. W celu zachowania
spojnosci z zatozeniami analizy ekonomicznej, dla krzywej SEL + SOC uwzgledniono, poza
podstawowa, krzywa wygenerowanag przy zatozeniu dwukrotnie wyzszego prawdopodobienstwa
przerwania leczenia (wariant G analizy wrazliwosci)

Krzywe czasu trwania leczenia na potrzeby analizy BIA wyznaczono na podstawie modelu
obliczeniowego analizy ekonomicznej. Diugo$é cyklu w modelu ekonomicznym wynosi 1 miesigc dla
cyklu 1., 2 miesigce dla cyklu 2. oraz 3 miesigce dla cyklu 3. Na potrzeby niniejszej analizy, gdzie kazdy
cykl jest miesieczny, krzywe z modelu ekonomicznego odpowiednio przeliczono i finalne krzywe

wykorzystane w obliczeniach przedstawiono w tabeli ponizej.
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Tabela 23.
Krzywe czasu trwania leczenia uwzglednione w obliczeniach

SEL +SOC SEL +SOC
Cykl - Analiza lrjzla)n?:l\chw Cykl i Analiza l,’f,,?:\c:
poceiaiows 'wEOE SC

1 . . [ ] 13 I ] ]
2 L [ [ 14 I . .
3 . . [ ] 15 I . ]
4 L [ [ 16 I . .
5 L [ [ 17 I . .
6 . . [ ] 18 I . ]
7 . [ [ 19 I . .
8 . . HEE . e ]
9 . [ [ 21 I . .
10 . . mE > . I .
11 . . m = . . .
12 I [ [ ] 24 ] I .

Wyjsciowe dane z modelu ekonomicznego oraz kolejne kroki ich dostosowania znajdujg sie w pliku
obliczeniowym analizy na arkuszu ‘Dane kliniczne’.

2.10. Analiza wrazliwosci

Parametry uwzglednione w analizie BIA moga podlegaé¢ zmianom w zaleznosci od rozrzutu i
niepewnosci oszacowan danych wejsciowych. W zwigzku z tym, przeprowadzono jednokierunkowe
analizy wrazliwoséci, zaktadajgce zmienno$¢ nastepujacych parametréw:
e populacyjnych:

o wariant A: liczby pacjentéw leczonych UDCA,

o wariant B: odsetka pacjentéw z nietolerancja lub nieskutecznoscia leczenia UDCA,

o wariant C: odsetka pacjentéw leczonych fibratami w Il linii leczenia,

o wariant D: odsetka pacjentéw z nietolerancja leczenia fibratami,

o wariant E: odsetka pacjentéw z przeciwwskazaniami do fibratow,
e dotyczacych rozpowszechnienia opcji terapeutycznych:

o wariant F: docelowego rozpowszechnienia SEL + SOC,
e pozostatych:

o wariant G: przerywania leczenia SEL + SOC,
o wariant H: uwzglednienie wspéiptacenia przez pacjentéw.
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W jednokierunkowej analizie wrazliwosci, we wszystkich wariantach analizy obliczano prognozowane
wydatki w sytuacji, gdy jeden parametr podlegat zmianie, przyjmujgc warto$¢ uwzgledniong w analizie
wrazliwosci, natomiast pozostate zmienne przyjmowaty wartosci uwzglednione w analizie podstawowe.
W ten sposdb oszacowano, jaki wptyw na zmiane wydatkéw moze mie¢ niepewnos¢ w oszacowaniu

poszczegodlnych zmiennych.

Szczegotowe wyniki analizy wrazliwosci oraz dane dotyczgce zakresu zmiennos$ci poszczegdlnych
parametréw uwzglednionych w analizie wrazliwosci wraz z uzasadnieniem przedstawiono w aneksie
(rozdz. A.1). Ponadto, w zatgczonym arkuszu kalkulacyjnym istnienie mozliwos¢ wygenerowania
wynikow analizy przy uwzglednieniu dowolnych wartosci uwzglednionych parametréw populacyjnych

oraz docelowego rozpowszechnienia SEL + SOC.
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3. Wyniki analizy

W niniejszym rozdziale przedstawiono oszacowane wyniki podstawowe analizy z perspektywy NFZ przy
uwzglednieniu proponowanych zapiséw RSS dla Lyvdelzi w leczeniu dorostych chorych z PBC w
ramach proponowanego programu lekowego. Wyniki podstawowe bez uwzglednienia RSS

przedstawiono w aneksie w rozdz. A.1.

Zgodnie z przyjetg metodyka (rozdz. 2.3) wyniki podstawowe analizy z perspektywy wspdlnej ptatnika
publicznego i pacjentéw (z i bez uwzglednienia RSS), przedstawione zostaty w ramach jednego z
wariantéow analizy wrazliwosci w rozdziale A.2.

3.1. Populacja docelowa

Prognozowana liczba nowych pacjentéw z populacji docelowej jest stata i wynosi 662 osdb w obu latach
horyzontu czasowego analizy. Liczebno$¢ populacji docelowej jest taka sama w scenariuszu

istniejgcym oraz w scenariuszu nowym.

W scenariuszu istniejgcym zaden pacjent z populacji docelowej nie otrzymuje leczenia SEL. W
scenariuszu nowym liczba pacjentéw z populacji docelowej, ktérzy rozpoczng leczenie SEL wynosi
Il osob w roku 2026 oraz ] osob w roku 2027.

Szczegotowe dane dotyczace liczebnosci populacji docelowej oraz pacjentéw objetych leczeniem w obu
scenariuszach analizy przedstawia ponizsza tabela.

Tabela 24.
Liczebnos¢ populacji docelowej w latach 2026-2027

Liczba pacjentow 2026 2027

Scenariusz istniejacy
Razem populacja docelowa, w tym: 662 662
Pacjenci, ktorzy rozpoczna leczenie SEL + SOC 0 0
Scenariusz nowy
Razem populacja docelowa, w tym: 662 662

Pacjenci, ktérzy rozpoczna leczenie SEL + SOC [ [ ]
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3.2. Scenariusz istniejacy

W przypadku utrzymania aktualnego statusu refundacyjnego prognozowane wydatki catkowite ptatnika
publicznego na leczenie chorych z PBC z populacji docelowej wyniosg 1,55 min zt w roku 2026 oraz

5,20 min zt w roku 2027.

W scenariuszu istniejacym ptatnik publiczny nie ponosi kosztéw zwigzanych z finansowaniem SEL w

leczeniu PBC.
Tabela 25.
Wydatki ptatnika publicznego — analiza podstawowa, scenariusz istniejagcy [min zi]
Kategoria 2026 2027
Wydatki catkowite, w tym: 1,55 5,20
Koszt lekow dla PBC, w tym: 0,47 1,29
Seladelpar 0,00 0,00
UDCA? 0,47 1,29
Koszty leczenia swigdu 0,33 0,87
Koszty monitorowania i leczenia stanow zdrowia 0,75 3,02
Koszty opieki terminalnej 0,00 0,01
Koszty leczenia zdarzen niepozadanych 0,01 0,01

a) w dowolnej linii leczenia

3.3. Scenariusz nowy
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Tabela 26.
Wydatki ptatnika publicznego — analiza podstawowa z RSS, scenariusz nowy [min zi]

Kategoria

Wydatki catkowite, w tym:
Koszt lekow dla PBC, w tym:
Seladelpar
UDCA:
Koszty leczenia swigdu
Koszty monitorowania i leczenia stanow zdrowia®

Koszty opieki terminalnej

N
o
]
o
N
(=]
]
~

Koszty leczenia zdarzen niepozadanych

a) w dowolnej linii leczenia; b) w scenariuszu nowym obejmuje monitorowanie w ramach programu lekowego oraz poza programem

3.4. Wydatki inkrementalne

Tabela 27.
Wydatki inkrementalne ptatnika publicznego - analiza podstawowa z RSS [miIn zi]

Kategoria
Wydatki catkowite, w tym:
Koszt lekéw dla PBC, w tym:
Seladelpar
UDCA:
Koszty leczenia swigdu
Koszty monitorowania i leczenia stanéw zdrowia®

Koszty opieki terminalnej

n
=]
]
o
N
S
]
~

Koszty leczenia zdarzen niepozadanych

a) w dowolnej linii leczenia; b) w scenariuszu nowym obejmuje monitorowanie w ramach programu lekowego oraz poza programem

3.5. Podsumowanie

Ponizej w formie tabelarycznej przedstawiono podsumowanie wynikéw przeprowadzonej analizy
wplywu na budzet.
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Tabela 28.
Podsumowanie wynikow analizy podstawowej — populacja docelowa

Liczba pacjentow 2026 2027
Liczba pacjentow z populacji docelowej rozpoczynajacych leczenie SEL
Scenariusz istniejacy 0 0
Scenariusz nowy [ ] [ ]
Liczebnos¢ populacji docelowej
Scenariusz istniejacy 662 662
Scenariusz nowy 662 662
Tabela 29.

Podsumowanie wynikow analizy podstawowej — wydatki ptatnika publicznego z uwzglednieniem RSS [min zi]

Liczba pacjentow 2026 2027

Scenariusz istniejacy 1,55 5,20

Scenariusz nowy [ ] [ ]
[ [

Wydatki inkrementalne
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4. Analiza wptywu na system ochrony

zdrowia

4.1. Wptyw na organizacje udzielania Swiadczen

zdrowotnych

Lyvdelzi podawany jest pacjentom w formie doustnej. Jego podawanie nie wigze sie wiec z dodatkowymi
kosztami dotyczgcymi wyposazenia placowek medycznych (sprzetowe, osobowe i inne). Podawanie

Lyvdelzi nie generuje dodatkowych kosztow, gdyz jest on stosowany jest przez pacjenta samodzielnie.

Wymogi dotyczace wyposazenia placowek medycznych (sprzetowe, osobowe i inne) w przypadku
podawania leku, monitorowania terapii oraz leczenia dziatan niepozgdanych nie zmienig sie w
przypadku finansowania seladelparu ze srodkéw publicznych w stosunku do wymogoéw stawianych
obecnie osrodkom prowadzgcym obecnie leczenie PBC. Zgodnie z zapisami proponowanego programu
lekowego, zasady monitorowania terapii SEL nie réznig sie w sposob istotny od zasad monitorowania
terapii UDCA. Ponadto stosowanie SEL nie wigze sie z wiekszym ryzykiem wystepowania zdarzen
niepozadanych w poréwnaniu do aktualnie stosowanych terapii. W zwigzku z tym osrodki prowadzgce

aktualnie leczenie choroby PBC bedg w stanie prowadzi¢ réwniez terapie seladelparem.

Biorgc pod uwage wyzszg skutecznosé terapeutyczng SEL w poréwnaniu do aktualnie stosowanych
opcji terapeutycznych, w kilkuletnim / wieloletnim horyzoncie czasowym dostepnos¢ tego leku moze
przyczynic sie do spadku liczby pacjentow z dlugoterminowymi powiktaniami PBC (marsko$¢ watroby,
rak watrobowokomorkowy), co przyczyni sie do uwolnienia dodatkowych zasobéw dostepnych w

ramach opieki zdrowotnej.

Podjecie decyzji o finansowaniu Lyvdelzi ze srodkéw publicznych nie powinno spowodowac istotnych
konsekwencji w wydatkach publicznych w innych sektorach niz ochrona zdrowia, dlatego nie

przeprowadzano oddzielnej analizy w tym zakresie.

4.2. Aspekty etyczne i spoteczne

Podjecie pozytywnej decyzji o finansowaniu SEL zwiekszyloby w sposob istotny spektrum

terapeutyczne dla pacjentow z populacji docelowej. Ze wzgledéw etycznych i spotecznych (poprawa
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réwnosci dostepu do $wiadczen) nalezy rozwazy¢ finansowanie ocenianej interwencji w populacji
dorostych chorych z PBC, spetniajacych kryteria kwalifikacji do programu lekowego. Podejmujac
decyzje refundacyjng dotyczacg SEL, warto wzigé pod uwage, ze skutecznos¢ aktualnie dostepnych
opc;ji terapeutycznych jest niezadowalajgca.

Tabela 30.
Podsumowanie wynikow analizy aspektow etycznych i spotecznych decyzji o finansowaniu SEL ze srodkow
publicznych

Analiza aspektow etycznych i spotecznych

Ocena wplywu pozytywnej decyzji refundacyjnej w swietle wynikow analizy kosztow efektywnosci

Czy koszty efektywnosci roznia sie w

poszczegolnych podgrupach? Nie przeprowadzono analizy w podgrupach

Grupy pacjentow, ktore moga by¢ faworyzowane
na skutek zatozen przyjetych w analizie Brak zidentyfikowanych grup.
ekonomicznej
Ocena wplywu pozytywnej decyzji refundacyijnej w swietle aspektow spotecznych

Zapewnienie rownosci dostepu pacjentow o Finansowanie SAC pozwoli zapewnic¢ rowny dostep do skutecznego
zblizonych potrzebach do badanej technologii leczenia dla wszystkich potrzebujacych pacjentow.

Zaspokajanie niezaspokojonych dotychczas

potrzeb grup spotecznie uposiedzonych Obecnie dla chorych z PBC z analizowanej populacji docelowej nie

sg dostepne opcje terapeutyczne o wysokiej skutecznosci leczenia.

Odpowiedz na potrzeby osob o najwiekszych Rozpoczecie finansowania SEL byloby wiec odpowiedza na wysoce
potrzebach zdrowotnych, dla ktérych nie ma niezaspokojone potrzeby medyczne chorych.

obecnie dostepnej zadnej metody leczenia

Zgodnos¢ z aktualnie obowiazujacymi - - . L
regulacjami prawnymi Finansowanie technologii jest zgodne z obowigzujacym prawem.

Wplyw na prawa pacjenta lub prawa cziowieka Zblizona do alternatywnych technologii.
Ocena wplywu pozytywnej decyzji refundacyjnej w swietle aspektow etycznych

Jak wykazano w przeprowadzonej analizie klinicznej [7] skutecznos¢
SEL w populacji docelowej analizy jest istotnie wyzsza niz
Wplyw na poziom satysfakcji pacjentow z skutecznosc aktualnie stosowanej terapii SOC. A zatem poszerzenie
otrzymywanej opieki medycznej spektrum terapeutycznego poprzez rozpoczecie finansowania SEL
w ramach programu lekowego istotnie wplynie na wzrost poziomu
satysfakcji pacjentow z otrzymywanej opieki medycznej.

Ryzyko niezaakceptowania terapii przez

poszczegéinych chorych Ryzyko niezaakceptowania terapii przez pacjentow jest niewielkie.

Mozliwos¢ stygmatyzaciji chorych Zblizona do alternatywnych technologii.
Mozliwos¢ wywolywania leku Zblizona do alternatywnych technologii.
Mozliwos¢ powodowania dylematow moralnych Zblizona do alternatywnych technologii.

Mozliwosé st\n;aiga::ti’arz;c;ll?rlﬁ‘n;g\:v dotyczacych Zblizona do alternatywnych technologii.
ﬁ:;;i?;’::‘?: zs;g:;g:;z;gf;;r;f: r;gz::ir;iﬂ:: Zblizona do alternatywnych technologii.
Pomﬁ%::gae;zgi:T:J::;E':’ozv;iprggg‘ei5‘:&:’“" Zblizona do alternatywnych technologii.

pi‘:’:jz'::;gﬁ: ';eeg;z‘;f si;';lb%?‘z:ier:fami Zblizona do alternatywnych technologii.
Potrzeba uwzgledniania indywidualnych

preferencii pacjenta przy wyborze terapii Zblizona do alternatywnych technologii.
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5. Podsumowanie

POPULACJA

Prognozowana liczba nowych pacjentéw z populacji docelowej jest stata i wynosi 662 oséb w obu latach
horyzontu czasowego analizy. Liczebno$¢ populacji docelowej jest taka sama w scenariuszu

istniejacym oraz w scenariuszu nowym.

W scenariuszu istniejgcym zaden pacjent z populacji docelowej nie otrzymuje leczenia SEL. W
scenariuszu nowym liczba pacjentéw z populacji docelowej, ktérzy rozpoczng leczenie SEL wynosi
Il osob w roku 2026 oraz [} osob w roku 2027.

SCENARIUSZ ISTNIEJACY

W przypadku utrzymania aktualnego statusu refundacyjnego prognozowane wydatki catkowite ptatnika
publicznego na leczenie chorych z PBC z populacji docelowej wyniosg 1,55 min zt w roku 2026 oraz
5,20 min zt w roku 2027. W scenariuszu istniejgcym ptatnik publiczny nie ponosi kosztéw zwigzanych z

finansowaniem SEL w leczeniu PBC.

SCENARIUSZ NOWY

WYDATKI INKREMENTALNE
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6. Whioski

I -dhoczesnie rozpoczecie finansowania seladelparu w populacii

docelowej pozwoli na zapewnienie chorym pierwszej refundowanej terapii, ktorej stosowanie przyczynia
sie do uzyskania istotnych korzysci zdrowotnych. Co wiecej, w perspektywie wieloletniej dostep do
takiego leczenia przyczyni sie do spadku liczby powiktan dlugoterminowych analizowanej jednostki
chorobowej, co z kolei przetozy sie na uwolnienie zasoboéw opieki zdrowotnej oraz dodatkowe

oszczednosci dla ptatnika publicznego i pacjentow.
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/. Ograniczenia

o Liczebnos$¢ populacji docelowej oszacowano na podstawie kilku zrédet danych oraz przyjmujac
dodatkowe zatozenia o arbitralnym charakterze, co wptywa na niepewnos¢ w zakresie oszacowanej
liczebnosci populacji docelowej. W ramach prac nad analizag nie odnaleziono jednego zrodta
danych, na podstawie ktérego byloby mozliwe oszacowanie liczebnosci populacji docelowej.
Niemniej tam gdzie byto mozliwe, na etapie oszacowan uwzgledniono mozliwe najlepsze sposréd
dostepnych danych, w tym dane NFZ, uzyskane opinie ekspertow klinicznych a takze dane
literaturowe.

e Nie zidentyfikowano danych, ktére pozwolityby na okreslenie rozpowszechnienia seladelparu w
populacji docelowej w przypadku rozpoczecia jego refundacji. Zostato ono okreslone na podstawie
informacji / prognoz rynkowych przekazanych przez Zamawiajgcego.

o Dane dotyczace przerywania leczenia seladelparem przyjeto analogicznie jak w przeprowadzone;j
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 petni odpowiadajg zapisom programu lekowego w tym zakresie.

o Koszty uwzglednione w niniejszej analizie przyjeto na podstawie wynikéw analizy ekonomicznej w
krotkim horyzoncie czasowym. Na wyniki te skladajg sie zatozenia dotyczgce efektywnos$ci i
przebiegu PBC oraz dotyczgce kosztéw uwzglednionych w tejze analizie. W zwigzku z tym
ograniczenia analizy ekonomicznej w zakresie tych danych przektadajg sie rowniez na ograniczenia

niniejszej analizy.
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8. Dyskusja

Celem niniejszej analizy bylo oszacowanie zmian w wydatkach ptatnika publicznego i pacjentéw w
przypadku rozpoczecia refundacji seladelparu w leczeniu dorostych chorych z PBC. Szczegdétowe
kryteria wigczenia do populacji docelowej sg definiowane przez zapisy proponowanego programu

lekowego.

Biorgc pod uwage wszystkie kryteria wigczenia chorych z PBC do populacji docelowej, wskazanie jej
liczebnosci jest procesem ztozonym. Nie odnaleziono jednego zrédta danych, ktdre pozwolitoby na
wiarygodne wskazanie kohcowej liczby chorych kwalifikujgcych sie do leczenia, skompilowano wiec
dane z kilku zrédet oraz przyjmowano dodatkowe zatozenia. Juz na poczatkowym etapie obliczen
widoczne sg rozbieznosci miedzy omoéwionymi w analizie zagranicznymi danymi epidemiologicznymi
(polskie dane w tym zakresie nie sg dostepne) a danymi NFZ dotyczacymi liczby chorych z PBC oraz
korzystajacych ze swiadczen opieki zdrowotnej. W opublikowanej w 2022 roku analizie weryfikacyjnej
dla leku Ocaliva [9], ktéry ubiegat sie o refundacje w populacji dorostych chorych z PBC z
niepowodzeniem / nietolerancjg terapii UDCA, cytowane sg opinie 3 ekspertow klinicznych w zakresie
liczebnosci takiej populacji docelowej. Opinie te sg rozbiezne, np. wskazywana liczba pacjentéw z
rozpoznaniem PBC w Polsce miesci sie od 1 tys. do 10 tys. chorych. Niezgodno$¢ miedzy
ankietowanymi ekspertami w cytowanej analizie weryfikacyjnej dla podstawowej informacji
epidemiologicznej potwierdza istniejgce trudnosci w zakresie identyfikacji danych niezbednych do

wiarygodnego oszacowania dowolnej populacji docelowej w obrebie PBC.

Pomimo ograniczen zwigzanych z oszacowaniem liczebnosci populacji, nalezy podkreslic, ze
wykorzystanie w oszacowaniach dane sg mozliwie najlepsze sposrod mozliwych. Do takich nalezy
rzetelna baza danych NFZ, uzyskane opinie ekspertéw klinicznych, zajmujgcych sie leczeniem chorych
PBC w Polsce, w tym chorych spetniajgcych kryteria wigczenia do wnioskowanego programu lekowego,

a takze odnalezione dane literaturowe.

Koszt aktualnie stosowanej terapii standardowej jest niewielki. A zatem z punktu widzenia
oszacowanych wydatkéw dla scenariusza istniejgcego, ewentualnie niedoszacowanie lub
przeszacowanie liczebnosci populacji docelowej nie bedzie w sposdb istotny wptywaé na wiarygodnos$é
wynikow dla tego scenariusza. Z kolei szacowane wydatki w scenariuszu nowym sg wyzsze niz dla
scenariusza istniejagcego, co wynika z faktu, ze koszt stosowania seladelparu jest wyzszy niz koszt
terapii standardowej. A wigc wzrost lub spadek szacowanej liczebnosci populacji docelowej bedzie

wptywaé na oszacowane wydatki dla tego scenariusza.

Jak wskazujg wyniki przeprowadzonej analizy, catkowite wydatki inkrementalne w 2-letnim horyzoncie

czasowym [ O-nacza to, ze kiuczowa dia

wynikow analizy jest liczba chorych, ktérzy rozpoczng leczenie seladelparem w przypadku rozpoczecia
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jego refundacji. Ta z kolei wynika z oszacowanej liczebnosci populacji docelowej oraz przyjetych
zatozen dotyczacych rozpowszechnienia analizowanej terapii. W zakresie rozpowszechnienia dla

oszacowanej liczebnoéci populaciji przyjeto, ze docelowo bedzie ono dosé wysokie i osiagnie | Gz

Ponadto dla szacowanych wydatkdw na seladelpar istotne sg dane o czasie trwania terapii — im
mniejszy odsetek pacjentéw przerywajgcych leczenie, tym wyzszy koszt terapii. Dane dotyczace
przerywania leczenia SEL przyjeto analogicznie jak w analizie ekonomicznej. W $wietle zapisow
proponowanego programu lekowego zatozenie to moze prowadzi¢ do ewentualnego przeszacowania
czasu trwania terapii. Aczkolwiek jak wskazano w jednym ze scenariuszy analizy wrazliwo$ci, w 2-letnim
horyzoncie czasowym zmiana danych dotyczacych przerywania leczenia nie wptyneta istotnie na wyniki

analizy.

Wobec powyzszych rozwazan wydaje sie, ze pomimo ograniczeh niniejszej analizy w zakresie
oszacowanej liczebnosci populacji docelowej oraz przewidywanego rozpowszechnienia interwencji
ocenianej, potencjalny wzrost wydatkéw pfatnika publicznego zwigzany z podjeciem pozytywnej decyzji

refundacyjnej dla seladelparu moze by¢ nizszy, niz wynika z oszacowan niniejszej analizy.

W analizie wptywu na budzet odstgpiono od szczegétowego modelowania efektywnosci oraz przebiegu
choroby, tak jak ma to miejsce w przeprowadzonej analizie ekonomicznej. Podejscie takie miato na celu
uproszczenie obliczen analizy wplywu na budzet, co w swietle oméwionej powyzej zaleznosci okazuje
sie podejsciem uzasadnionym. Ponadto w Swietle wynikow analiz ekonomicznej oraz wptywu na budzet
mozna wnioskowacé, ze potencjalne oszczednosci ptatnika publicznego wynikajgce z mniejszej liczby
chorych z dtugoterminowymi powiktaniami PBC takimi jak niewyréwnana marsko$¢ watroby lub rak
watrobowokomorkowy wykraczajg poza czas obowigzywania pierwszej decyzji refundacyjnej. Niemniej

warto wzigé¢ je pod uwage, podejmujgc decyzje refundacyjng dla ocenianej technologii lekowej.
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11. Zestawienie weryfikacyjne
analizy ze wzgledu na minimalne

wymagania Ministerstwa Zdrowia

Tabela 31.
Wskazanie spetnienia minimalnych wymagan Rozporzadzenia Ministra Zdrowia z dn. 24.10.2023 r. dla analizy wplywu
na budzet

Wymagania Rozdziat
§3.
Informacje zawarte w analizach musza by¢ aktualne na dzien zlozenia Dane w zakresie cen lekow oraz sposobu
whniosku, co najmniej w zakresie skutecznosci, bezpieczenstwa, cen oraz finansowania ocenianych technologii sa
poziomu i sposobu finansowania technologii wnioskowanej 1 technologii aktualne na dzien ztozenia wniosku

opcjonalnych.
§ 6.1 Analiza wplywu na budzet zawiera:

1. Oszacowanie rocznej liczebnosci populaciji:

* obejmujacej wszystkich pacjentéw, u ktorych wnioskowana technologia
moze byc zastosowana, Rozdz. 1.2.5,1.2.2, 2.5 oraz 1.2.4

* docelowej, wskazanej we wniosku,
* w ktdrej technologia wnioskowana jest obecnie stosowana,

2. oszacowanie rocznej liczebnosci populacji, w ktérej wnioskowana
technologia bedzie stosowana przy zatozeniu, ze minister wkasciwy do Rozdz. 3.1
spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu refundacja (...)

3. oszacowanie aktualnych rocznych wydatkéw podmiotu zobowiazanego
do finansowania Swiadczen (...) ponoszonych na leczenie pacjentéw w
stanie klinicznym wskazanym we wniosku, z wyszczegoélnieniem Rozdz. 1.2.3
sktadowej wydatkow stanowiacej refundacje ceny wnioskowanej
technologii, o ile wystepuije;

4. ilosciowa prognoze rocznych wydatkow podmiotu zobowigzanego do
finansowania Swiadczen (...), jakie beda ponoszone na leczenie
pacjentow w stanie klinicznym wskazanym we wniosku z Rozdz 3.2
wyszczegolnieniem sktadowej wydatkow stanowiacej refundacje ceny o
wnioskowanej technologii przy zatozeniu, ze minister wlasciwy do spraw
zdrowia nie wyda decyzji o objeciu refundacja (...)

5. iloSciowa prognoze rocznych wydatkéw podmiotu zobowigzanego do
finansowania Swiadczen (...), jakie beda ponoszone na leczenie
pacjentow w stanie klinicznym wskazanym we wniosku z Rozdz 3.3
wyszczegolnieniem skladowej wydatkow stanowiacej refundacje ceny o
wnioskowanej technologii przy zatozeniu, ze minister wlasciwy do spraw
zdrowia wyda decyzje o objeciu refundacja (...)

6. oszacowanie dodatkowych wydatkow (...), jakie bedg ponoszone na
leczenie pacjentow w stanie klinicznym wskazanym we wniosku, Rozdz. 3.4
stanowigcych réznice pomiedzy prognozami (...)

7. minimalny i maksymalny wariant oszacowania (...) Rozdz. A2 4
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Wymagania

Rozdziat

8. zestawienie tabelaryczne wartosci, na podstawie ktérych dokonano
oszacowan (...) oraz prognoz (...)

9. wyszczegolnienie zalozen, na podstawie ktérych dokonano oszacowan
(...) oraz prognoz (...), w szczegolnosci zatozen dotyczacych kwalifikacji
wnioskowanej technologii do grupy limitowej i wyznaczenia podstawy
limitu,

10. dokument elektroniczny, umozliwiajacy powtorzenie wszystkich
kalkulacji, w wyniku ktérych uzyskano oszacowania (...) oraz prognozy
(--)

§6.2.

Oszacowania (...) oraz prognozy (...) dokonywane sga w horyzoncie
czasowym wiasciwym dla analizy wplywu na budzet.

§6.3.

Oszacowan, o ktérych mowa w ust. 1 pkt 3, 6 i 7 oraz prognozy, o ktérych
mowa w ust. 1 pkt4 i5, dokonuje sie w szczegdlnosci na podstawie
oszacowan, o ktérych mowa w ust. 1 pkt 11 2. (...). Jezeli nie jest mozliwe
przedstawienie wiarygodnych oszacowan, o ktérych mowa w ust. 1 pkt 112,
analiza wplywu na budzet moze zawiera¢ dodatkowy wariant, w ktorym
oszacowania te uzyskano w oparciu o inne dane.

§64

Jezeli wnioskowane warunki objecia  z uwzglednieniem proponowanego
refundacja obejmuja instrumenty instrumentu dzielenia ryzyka.
dzielenia ryzyka (...), oszacowania

(...) oraz prognozy (...) powinny by¢  bez uwzglednienia proponowanego
przedstawione w nastepujacych instrumentu dzielenia ryzyka.
wariantach:

§7.1

W analizach, o ktorych mowa (...) wnioskodawca prezentuje oszacowania
uwzgledniajace wiaczenie wnioskowanej technologii do istniejacej grupy
limitowej albo oszacowania uwzgledniajace utworzenie nowej grupy limitowej

§7.2

W przypadku gdy istniejg przestanki do utworzenia nowej, odrebnej grupy
limitowej | wnioskowane warunki objecia refundacja obejmuja utworzenie
nowej, odrebnej grupy limitowej, analizy (...) zawieraja dodatkowo dowody
uzasadniajace utworzenie nowej, odrebnej grupy limitowej wraz z
dodatkowymi oszacowaniami (...)

§ 8. Analizy, o ktorych mowa w § 1, musza zawierac:

dane bibliograficzne wszystkich wykorzystanych publikacji, z zachowaniem
stopnia szczegotowosci umozliwiajacego jednoznaczna identyfikacje kazdej
z wykorzystanych publikacji.

wskazanie innych zrédel informacji zawartych w analizach, w szczegélnosci
aktéw prawnych oraz danych osobowych autoréw niepublikowanych badan,
analiz, ekspertyz i opinii.

Rozdz. 2

Rozdz. 1.3 oraz 1.4

Zalacznik analizy

Rozdz. 2.4

Nie dotyczy

Rozdz. 3 oraz A 1

Rozdz. 1.3

Rozdz. 1.3

Rozdz. 9
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Aneks A.

A.1. Wyniki analizy w wariancie bez RSS

W niniejszym rozdziale przedstawiono wyniki podstawowe analizy w zakresie przewidywanych
wydatkéw ptatnika publicznego w przypadku braku uwzglednienia proponowanych zasad umowy
podziatu ryzyka dla SEL. Przedstawiono wydatki dla scenariusza nowego oraz wydatki inkrementalne,

wydatki dla scenariusza istniejgcego sg takie same, jak przedstawiono w rozdziale 3.2.

A.1.1.Scenariusz nowy

Tabela 32.
Wydatki ptatnika publicznego — analiza podstawowa bez RSS, scenariusz nowy [min zi]

Kategoria

Wydatki catkowite, w tym:
Koszt lekéw dla PBC, w tym:
Seladelpar
UDCA*
Koszty leczenia swigdu
Koszty monitorowania i leczenia stanow zdrowia®

Koszty opieki terminalnej

N
o
N
(-]
N
o
N
~

Koszty leczenia zdarzen niepozadanych

a) w dowolnej linii leczenia; b) w scenariuszu nowym obejmuje monitorowanie w ramach programu lekowego oraz poza programem

A.1.2.Wydatki inkrementalne

W przypadku podjecia pozytywnej decyzji o finansowaniu SEL ze $rodkéw publicznych w analizowanym

wskazaniu nastgpi wzrost wydatkéw ptatnika publicznego na leczenie pacjentéw z populacji docelowe).
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Prognozowany wzrost wydatkéw catkowitych ptatnika publicznego zwigzany z finansowaniem SEL w
leczeniu chorych z PBC z populacji docelowej oraz przy braku uwzglednienia RSS, wyniesie 12,91 min
zt w roku 2026 oraz 77,20 min zt w roku 2027.

Tabela 33.
Wydatki inkrementalne ptatnika publicznego - analiza podstawowa bez RSS

Kategoria 2026 2027

Wydatki catkowite, w tym: 12,91 77,20

Koszt lekéw dla PBC, w tym: | [ ]
Seladelpar [ [ ]

UDCA? [ ] [ ]

Koszty leczenia swiadu [ ] [ ]

Koszty monitorowania i leczenia stanéw zdrowia® [ ] [
Koszty opieki terminalnej [ ] [

| |

Koszty leczenia zdarzen niepozadanych

a) w dowolnej linii leczenia; b) w scenariuszu nowym obejmuje monitorowanie w ramach programu lekowego oraz poza programem

A.2. Analiza wrazliwosci

A.2.1.Warianty analizy wrazliwosci

W analizie wrazliwosci przedstawiono, w jakim zakresie moga sie zmienia¢ wydatki ptatnika publicznego
i pacjentow, jesli zmianie bedg podlegaé parametry, ktérych nie udato sie oszacowaé z wystarczajaca
precyzjg lub pewnoscia.

Ponizej w formie tabelarycznej przedstawiono parametry podlegajgce zmianie w poszczegdlnych

wariantach analizy wrazliwoéci, wraz z zakresem zmian oraz ich uzasadnieniem.

Tabela 34.
Parametry jednokierunkowej analizy wrazliwosci

Parametr Wariant Wartos¢ parametru Uzasadnienie
Liczba pacjentow leczonych A0 3 962 0s6b rocznie
UDCA i : Rozdz. 2.5.1
A1 5 335 0sob rocznie
BO i
Odsetek pacjentow
z nieskutecznoscia / B1 [ ] Rozdz. 2.5.2
nietolerancja leczenia UDCA
B2 44%
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Parametr Wariant Wartos¢ parametru Uzasadnienie
Odsetek pacjentow leczonych co - Rozdz 2.5.3
fibratami w Il linii leczenia c1 30%
Odsetek pacjentow DO 15%
z nietolerancja leczenia Rozdz. 2.5.4
fibratami D1 26%
Odsetek pacjentow z EO 75%
przeciwwskazaniami do
leczenia fibratami wsrod E1 50% Rozdz. 2.5.5
pacjentow nieleczonych
fibratami E2 100%
FO [
Docelowe
rozpowszechnienie SEL i - Rozdz. 262
F2 [
GO Na podst. badan RESPONSE i ASSURE " -
Przerywanie leczenia SEL Anallzraoglégntz)rglczna,
G1 Zwiekszone dwukrotnie T
Wspoélptacenie pacjentow HO Nieuwzglgdnione Rozdz 2.3
(perspektywa NFZ + pacjent) H1 Uwzglednione

Ponizej przedstawiono wyniki jednokierunkowych analiz wrazliwosci.

A.2.2.Wyniki z uwzglednieniem RSS

Tabela 35.

Wydatki ptatnika publicznego +/- pacjentow — analiza wrazliwosci z uwzglednieniem RSS [min zi]

Wariant Kategoria

Scenariusz nowy

Wydatki inkrementalne

Wydatki na SEL

Analiza
podstawowa Wydatki catkowite
Wydatki na SEL
A1
Wydatki catkowite
Wydatki na SEL
B1
Wydatki catkowite
Wydatki na SEL
B2
Wydatki catkowite
Wydatki na SEL
c1
Wydatki catkowite
Wydatki na SEL
D1

Wydatki catkowite
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N
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Scenariusz nowy Wydatki inkrementalne

Wariant Kategoria
2026 2027 2026 2027
Wydatki na SEL [ ] [ [ | [ ]
. Wydatki catkowite - - - -
Wydatki na SEL [ ] [ | | [
£ Wydatki catkowite - - - -
Wydatki na SEL [ ] [ ] [ | ]
A1 Wydatki catkowite [ ] [ [ | [
Wydatki na SEL [ ] [ ] [ ] [ ]
F2 Wydatki catkowite [ ] [ [ | [
Wydatki na SEL [ ] [ | [ ] ]
¢ Wydatki catkowite - - - -
Wydatki na SEL [ ] [ ] [ [
" Wydatki catkowite [ [ [ ] [

A.2.3.Wyniki bez uwzglednienia RSS

Tabela 36.
Wydatki ptatnika publicznego +/- pacjentow — analiza wrazliwosci bez uwzglednienia RSS [min zi]

Scenariusz nowy Wydatki inkrementalne
Wariant Kategoria

2026 2027 2026 2027

Analiza Wydatki na SEL ] [ ] [ ] [
podstawowa Wydatki catkowite - - - -
Wydatki na SEL [ [ [ | [
Al Wydatki catkowite - - - -
Wydatki na SEL [ ] [ ] [ [

&1 Wydatki catkowite [ | [ [ ] [
Wydatki na SEL [ [ ] [ | I

82 Wydatki catkowite [ [ [ ] [
Wydatki na SEL [ ] [ ] [ [
“ Wydatki catkowite - - - -
Wydatki na SEL [ [ | [ [

o1 Wydatki catkowite B [ ] [ ] ]
Wydatki na SEL [ ] [ | [ | I

o Wydatki catkowite B [ ] [ | [
Wydatki na SEL ] [ [ |

£ Wydatki catkowite [ [ [ | [
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Scenariusz nowy

Wydatki inkrementalne

Wariant Kategoria

2026 2027 2026 2027

Wydatki na SEL [ | [ | | [

o Wydatki catkowite - - - -
Wydatki na SEL [ ] [ [ ] ]

F2 Wydatki catkowite - - - -
Wydatki na SEL [ ] [ ] [ ] ]

¢ Wydatki catkowite [ ] [ [ | [
Wydatki na SEL [ ] [ ] [ ] [ ]

. Wydatki catkowite [ ] [ [ | [
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A.3. Populacja docelowa

A.3.1.Zrodta danych

A.3.1.1 DANE LITERATUROWE

Ocene skali chorobowosci i zapadalno$ci PBC przeprowadzono w oparciu o przeglady systematyczne
danych literaturowych, ktérych wyniki przedstawiono w publikacjach Gazda 2021 [24] oraz Jie-Rae Tan
2025 [15].

W ramach publikacji Gazda 2021 [24] przeprowadzono przeszukanie systematyczne baz informacji
medycznych Medline i Scopus majace na celu okreslenie wspotczynnikow epidemiologicznych PBC w
krajach europejskich w latach 2000-2020. Ostatnie wyszukiwanie przeprowadzono 7 lipca 2020 roku.
Wspotczynniki zapadalnosci i chorobowosci raportowane w zidentyfikowanych publikacjach oraz
wspotczynniki tgczne wyznaczone w ramach metaanalizy z wykorzystaniem modelu z efektem
zmiennym (ang. random-effects model) i prezentowane w publikacji Gazda 2021 przedstawia tabela

ponizej.

Tabela 37.
Epidemiologia PBC w krajach europejskich w latach 2000-2020 na podst. Gazda 2021

e
Rautiainen, 2007 Finlandia 1,68 17,97
Pla, 2007 Hiszpania 1,72 19,50
Eaton, 2007 Dania - 11,99
Baldursdottir, 2012 Islandia 249 38,09
Koulentaki, 2014 Grecja 2,09 36,50
Boonstra, 2014 Holandia 1,10 13,18

McNally, 2014 Anglia 4,50 -

Heetun, 2015 Irlandia 1,40 10,00
Lleo, 2016 Wiochy 1,67 29,50
Lleo, 2016 Dania 1,14 12,20
Gatselis, 2017 Grecja - 58,13
Pares, 2018 Hiszpania 2,20 20,20
Marzioni, 2019 Wiochy 5,23 27,82
Madir, 2019 Chorwacja — cze$¢ kontynentalna 0,78 11,47
Madir, 2019 Chorwacja — cze$¢ nadmorska 0,87 12,49
Marschall, 2019 Szwecja 2,60 34,59
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oo
Drazilova, 2020 Slowacja 1,20 14,88
Sebode, 2020 Niemcy - 36,89
tacznie 1,87 22,27

Celem publikacji Jie-Rae Tan 2025 [15] byto okreslenie globalnych wspoétczynnikow epidemiologicznych
PBC w latach 1976-2024. Autorzy przeprowadzili systematyczne przeszukanie oraz metaanalize badan
opublikowanych do 20 sierpnia 2024 roku. Przeszukaniem objeto trzy elektroniczne bazy danych
(PubMed, EMBASE i Cochrane). Ponadto przeprowadzono analize podgrup wedtug rodzaju badania,
okresu badania, regionu geograficznego, pici, wskaznika rozwoju spotecznego, metody diagnozy i
szerokosci geograficznej oraz opracowano trend czasowy chorobowosci i zapadalnosci na PBC za
pomocg metaregresji. Wspotczynniki epidemiologiczne w zaleznosci od regionu geograficznego
wyznaczone w publikacji Jie-Rae Tan 2025, przedstawiono w ponizszej tabeli. Analiza trendéw zmian
czestosci wystepowania PBC wykazata, ze chorobowosé¢ PBC wazrosta zaréwno w regionie
Zachodniego Pacyfiku, jak i Ameryki, ale spadta w Europie (Rysunek 2).

Tabela 38.
Epidemiologia PBC na podst. Jie-Rae Tan 2025

Region Lic_zba - Zapadalnosc¢™ Chorobowos¢™
publikacji (na 100 tys.) (na 100 tys.)
Amerykanski (AMR, ang. Region of the Americas) 12 2,7(1,44.3) 28,5 (18,8-40,1)
Europejski (EUR, ang. European Region) 30 2,0(1,6-2,5) 18,6 (14,3-23,4)
Zachodniego Pacyfiku (WPR, ang. Western Pacific Region) 13 0,9(0,8-1,2) 9.9 (6,2-14,5)
tacznie 55 1,8 (1,5-2,2) 18,1 (14,6-22,0)

* Srednia (95% CI)
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Rysunek 2.
Trendy zmian chorobowosci PBC w czasie w zaleznosci od regionu geograficznego na podst. Jie-Rae Tan 2025
40
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taczac przedstawione w Tabela 37 oraz Tabela 38 tgczne wspotczynniki zapadalnosci i chorobowosci
z liczebnoscig populacji Polski w roku 2024 [25] (zaktadajac konserwatywnie, ze liczba ludnoéci Polski
bedzie stata) liczbe nowych zachorowan na PBC okreslono na okoto 700 oso6b rocznie, natomiast liczbe
chorych na PBC na okoto 8 350 oséb, zgodnie z ponizsza tabela.

Tabela 39.
Oszacowanie liczby nowych zachorowan oraz liczebnosci populacji chorych na PBC w Polsce na podst.
wspotczynnikow epidemiologicznych

Publikacja Parametr Wartos¢ Populacja polski* Liczba chorych w Polsce
Zapadalnos¢ 1,87 / 100 000 701
Gazda 2021 [24]
Chorobowos$¢ 22,27 /100 000 8 349
- 37 489 087
Jie-Rae Tan Zapadalnos¢ 2,0/100 000 675
2025 [15] Chorobowosé 18,6 / 100 000 6786

* Ludno$¢. Stan i struktura ludno$ci oraz ruch naturalny w przekroju terytorialnym w 2024 r. [25]

A.3.1.2 DANE NFZ

AWA Ocaliva 2022

Dane na temat liczby pacjentéw z PBC znajdujg sie w analizie weryfikacyjnej do zlecenia 31/2022
dotyczacego refundacji leku Ocaliva [9]. W ramach przytoczonego opracowania przedstawiono dane

NFZ dotyczace liczby dorostych pacjentéw (niepowtarzajace sie numery PESEL) z rozpoznaniem ICD-
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10: K74.3 Pierwotne zapalenie drég zétciowych oraz przedstawiono, zgodnie z danymi uzyskanymi z
bazy LEK, liczbe dorostych pacjentéw, u ktérych zrealizowano recepte na kwas ursodeoksycholowy
(UDCA) refundowany w ramach grupy limitowej 245.0. Nalezy jednak zaznaczy¢, ze zakres wskazan
dla UDCA objetych refundacjg jest szerszy niz wskazanie PBC i obejmuje rowniez:

e zaburzenia czynnosci watroby i drog zétciowych zwigzane z mukowiscydoza,

e cholestaze ciezarnych.

W ponizszej tabeli zestawiono dane przedstawione w AWA Ocaliva na temat liczby pacjentéw, u ktérych

rozpoznano PBC i/lub zrealizowano recepte na UDCA w latach 2017-2020.

Tabela 40.
Liczba pacjentow, u ktérych rozpoznano PBC i/lub zrealizowano recepte na UDCA — AWA Ocaliva, dane NFZ

Liczba pacjentow w wieku 218 lat

Rok u ktorych rozpoznano u ktorych zrealizowano u ktorych rozpoznano ICD-10: K74.3 iu
ICD-10: K74.3 (gtowny recepte na UDCA w ramach ktorych zrealizowano recepte na UDCA
lub wspolistniejacy) grupy limitowej 245.0* w ramach grupy limitowej 245.0*

2017 3448 21001 2785
2018 3837 25123 3198
2019 4 265 28 093 3635
2020 4126 21508 3521
2017-2020 7334 60 455 5952

*Produkty lecznicze o kodach EAN: 05909991203924; 0590999041474 1; 05909991314675; 05909990798223; 05909991325794; 05909991325770

W AWA Ocaliva zwrécono uwage na ograniczenia danych NFZ, ktére moga mie¢ wptyw na wyznaczenie

liczby zdiagnozowanych pacjentéw z PBC, {j.:

e kod K74.3 sprawozdawany jest u stosunkowo niewielkiego odsetka pacjentéw stosujacych UDCA
tj. 12-16% w latach 2017-2020,

* najczesciej sprawozdawanym gtéwnym kodem ICD-10 w grupie pacjentéw, u ktérych zrefundowano
UDCA, jest kod Z76.0 (Powtérne recepty); w latach 2017-2020 raportowano go u ok. 39-62% oséb,

e sposrod choréb watroby (kod ICD-10: K70-K77) najczesciej sprawozdawanym kodem gtéwnym byt
K76 ,Inne choroby watroby”, w latach 2017-2020 kod ten sprawozdano u ok. 13-16% pacjentow, u
ktorych zrefundowano UDCA.

Uzyskane dane wskazujg na to, ze mogg istnie¢ rozbieznosci w raportowaniu PBC. Liczba chorych na
pierwotne zapalenie drég zotciowych jest z wysokim prawdopodobienstwem niedoszacowana, ze
wzgledu na to, ze czes$é pacjentéw z PBC zgtaszana jest pod innym kodem ICD-10, np. K76: inne
choroby watroby. Analitycy Agencji chcac wyjasni¢ watpliwosci zwigzane z prawidtowa klasyfikacja
wnioskowanego wskazania zwrécili sie do ekspertéw klinicznych. Prof. dr hab. n. med. Marek Hartleb
wskazat, iz poza kodem K74.3 w klasyfikacji ICD-10 PBC moze by¢ sprawozdawane jako K73.0, K73.1,
K73.2, K73.8, K73.9, czyli jako niesklasyfikowane przewlekie zapalenie watroby, ewentualnie jako
K74.0 (wtéknienie watroby). Podczas gdy prof. dr hab. n. med. Jarostaw Reguta zaznaczyt, ze
prawidtowym kodem ICD-10 dla PBC jest jedynie K74.3, a inne kody (np. K83.0, K.83.8, K.83.9) nie
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powinny by¢ stosowane. Ekspert wyjasnit, iz problem dotyczgcy klasyfikacji jest wynikiem zmiany
nazewnictwa z ,pierwotnej zotciowej marskosci watroby” na ,pierwotne zapalenie drog zétciowych”, w
zwigzku z czym niektdrzy mogg poszukiwa¢ kodu w grupie zapalen drég zétciowych, co w opinii

eksperta jest niewtasciwe.

Dane sprzedazowe dostepne za posrednictwem portalu lkarPro

Dane o liczbie zrefundowanych opakowan produktéw leczniczych zawierajgcych UDCA zaczerpnieto z
portalu lkarPro [17]. Nastepnie uwzgledniajgc liczbe tabletek zawartych w poszczegdlnych
opakowaniach, oszacowano liczbe sprzedanych tabletek w okresie od stycznia 2017 do kwietnia 2025
(najnowsze dostepne dane). Zgodnie z obowigzujgcym Obwieszczeniem MZ w grupie limitowej 245.0
refundowane sg produkty lecznicze Proursan (EAN: 5909991203924), Ursocam (5909990414741,
5909991314675), Ursopol (5909990798223) oraz Ursoxyn (5909991325794). Natomiast lek Uroxym
(590999132577) byt refundowany do wrzesnia 2022 roku. Jako, ze byt on ujety w danych NFZ
wskazanych w AWA Ocaliva, w niniejszej analizie danych sprzedazowych uwzgledniono wszystkie
produkty lecznicze o kodach wskazanych w AWA Ocaliva (stan refundacji na 04.08.2022), dla ktérych
przedstawiono dane na temat liczby dorostych pacjentéw, u ktérych zrealizowano recepte na UDCA
refundowany w ramach grupy limitowej 245.0. W ponizszej tabeli przedstawiono liczbe sprzedanych
opakowan lekow UDCA w latach od 2017 do 2025 (styczer — maj).
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Tabela 41.
Refundowane leki UDCA uwzglednione w statystykach w AWA Ocaliva i liczba sprzedanych opakowan oraz tabletek w okresie 2017-2025

Nazwa leku Dawka Opakowanie Kod EAN 2017 2018 2019 2020 2021 2022 2023 2024 2025

Liczba sprzedanych opakowan

Proursan 250 mg 90 szt. 5909991203924 75574 85458 96 829 83 892 93 511 101 137 110 656 128 154 55 886
Ursocam 250 mg 100 szt. 5909990414741 4582 6 936 9 066 8 005 1826 2833 3747 3802 1736
Ursocam 250 mg 90 szt. 5909991314675 246 4129 4991 6 809 2 565 3249 3896 4107 1726
Ursopol 300 mg 50 szt. 5909990798223 19 31 33 5581 10970 17 660 22 265 27 105 13 192
Ursoxyn 250 mg 100 szt. 5909991325794 - - 36 189 920 975 1212 1388 434
Ursoxyn* 250 mg 50 szt. 5909991325770 - - 5 48 128 54 - - -

Liczba sprzedanych tabletek

Proursan 250 mg 90 szt. 5909991203924 6801638 7691246 8714 630 7550280 8416010 9102350 9 959 060 11533818 5029770
Ursocam 250 mg 100 szt. 5909990414741 458 200 693 600 906 600 800 500 182 600 283 300 374 700 380 200 173 600
Ursocam 250 mg 90 szt. 5909991314675 22140 371610 449 190 612810 230 850 292 410 350 640 369 630 155 340
Ursopol 300 mg 50 szt. 5909990798223 950 1550 1650 279 050 548 490 883 000 1113 250 1355 250 659 600
Ursoxyn 250 mg 100 szt. 5909991325794 0 0 3600 18 900 92 000 97 500 121 200 138 800 43 400
Ursoxyn® 250 mg 50 szt. 5909991325770 0 0 250 2400 6400 2700 0 0 0
Lacznie sprzedanych tabletek 7282928 8758006 10075920 9263940 9476350 10661260 11918850 13777698 6061710

* Produkt leczniczy refundowany do wrzesnia 2022 .
** Za okres od stycznia do maja
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Serwis ‘Otwarte dane’

Rokrocznie w ramach serwisu ‘Otwarte dane’ publikowana jest baza danych w zakresie liczb pacjentow
z udzielonym w danym roku $wiadczeniem, ktére zostato sprawozdane do NFZ z danym kodem
rozpoznania gtéwnego $wiadczenia wg klasyfikacji ICD-10 (do poziomu 5 znakéw) [16]. Dostepne w

ramach serwisu dane przedstawia ponizsza tabela.

Tabela 42.
Liczba pacjentow z udzielonym w danym roku swiadczeniem, ktore zostato sprawozdane do NFZ z kodem rozpoznania
giownego swiadczenia wg klasyfikacji ICD-10 K74.3

Rok Liczba pacjentow
2015 1961
2016 2612
2017 3035
2018 3308
2019 3635
2020 3342
2021 3771
2022 4280
2023 4 658
2024 5082

Zestawienie ‘Cholestazy’

27 maja 2025 roku w portalu ezdrowie.gov.pl opublikowano zestawienie ‘Cholestazy’ [8] zawierajace
informacje o liczbie pacjentow, ktérym w roku 2024 udzielono Swiadczen w zwigzku z rozpoznaniami
ICD-10 K74.3, K76.8 oraz Q44.7. Raportowane dane obejmowaly m.in. liczbe pacjentéw, ktérym
udzielono swiadczen w zwigzku z rozpoznaniem gtéwnym K74.3 oraz informacje ilu pacjentéw sposrod
tej grupy realizowato recepty na leki oparte o kwas ursodeoksycholowy oraz leki z grupy fibratow.

Tabela 43.
Liczba pacjentow, ktorym w roku 2024, udzielono swiadczenie z rozpoznaniem PBC

Pacjenci realizujacy w roku 2024 Pacjenci realizujacy w latach
Rodzaj swiadczen Ogotem recepty na leki refundowane 2022-2024 recepty na leki
zawierajace UDCA refundowane z grupy fibratow
Ambulatoryjna opieka
specjalistyczna 3848 3522 414
Leczenie szpitalne 500 440 46
tacznie® 4 348 3 962 460

* Liczby pacjentow wyznaczone jako sumy pacjentow korzystajacych ze swiadczen w ramach AOS i lecznictwa szpitalnego — potencjalnie zawyzone
z uwagi na fakt, ze pacjenci mogli korzysta¢ z obu rodzajow $wiadczen
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A.3.2.Analiza danych

A.3.2.1 LICZBA PACJENTOW Z ROZPOZNANIEM PBC — DANE NFZ

W AWA Ocalliva przedstawiono dane na temat liczby pacjentéw z PBC w okresie od 2017 roku do 2020
roku. W celu okreslenia liczby osob, u ktérych rozpoznano PBC i u ktérych zrealizowano recepte na
UDCA po roku 2020 wykorzystano dane sprzedazowe dla UDCA za okres od 2017 roku do 2025. W
zwigzku z tym, ze dla 2025 roku dostepne sg dane tylko do maja, do oszacowan przyjeto dla roku 2025

sprzedaz na podstawie ostatnich 12 miesiecy. W pierwszej kolejnosci oszacowano:

e Srednig liczbe tabletek na osobe w roku wyznaczony jako iloraz liczby sprzedanych tabletek w
danym roku (na podstawie danych przedstawionych w Tabela 41) oraz liczby oséb, u ktérych
zrealizowano recepte na UDCA (na podstawie danych przedstawionych w Tabela 40) oraz

e Sredni odsetek oséb z PBC ws$rdd osoéb, u ktérych zrealizowano recepte na UDCA wyznaczony jako
iloraz liczby oséb, u ktorych rozpoznano PBC i u ktérych zrealizowano recepte na UDCA (na
podstawie danych przedstawionych w Tabela 40) oraz liczby oséb, u ktérych zrealizowano recepte
na UDCA (na podstawie danych przedstawionych w Tabela 40).

Nastepnie wykorzystujgc dane sprzedazowe w tych latach oraz oszacowang srednig liczbe tabletek
przypadajgca na jedng osobe rocznie (371 tabletek), oszacowano liczbe oséb, u ktérych zrealizowano
recepte na UDCA w latach od 2021 do 2025. W kolejnym kroku dla kazdego roku przyjeto oszacowany
Sredni odsetek os6b z PBC wsrod osob, u ktérych zrealizowano recepte na UDCA (13,8%) i
zastosowano do liczby osoéb, u ktérych zrealizowano recepte na UDCA otrzymujac liczbe pacjentéw z
PBC stosujgcych UDCA.

W ponizszej tabeli przedstawiono dane, na podstawie ktérych dokonano oszacowan oraz wynik
koncowy prognozy liczby pacjentéw, u ktorych zdiagnozowano PBC i u ktérych zrealizowano recepte
na UDCA.
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Tabela 44.

Liczba osob, u ktérych rozpoznano PBC i u ktérych zrealizowano recepte na UDCA (kolorem niebieskim zaznaczono

prognozy wyznaczone na podst. dostepnych danych)

o Liczba osob, u Liczba osob, u ktorych Liczba % osob z PBC wsrod
ktorych rozpoznano PBCiu tabletek / 0sob u ktérych
Rok sprzedanych N A . .
tabletek [A] zrealizowano ktorych zrealizowano osobe zrealizowano recepte
recepte na UDCA [B] recepte na UDCA [C] [A/B] na UDCA [C/B]
2017 7 282 928 21001 2785 347 13,3%
2018 8 758 006 25123 3198 349 12,7%
2019 10 075 920 28 093 3635 359 12,9%
2020 9 263 940 21508 3521 431 16,4%
Srednia z okresu 2017-2020 371 13,8%
2021 9 476 350 25529 3529 - -
2022 10 661 260 28721 3971 - -
2023 11918 850 32109 4439 - -
2024 13777 698 37117 5131 - -
2025 14 325 078* 38 592 5335 - E

* Uwzgledniono dane z ostatnich 12 miesiecy, dla ktérych dostepne byly dane sprzedazowe (tj. okres czerwiec 2024 — maj 2025)

A.4. Wyniki analizy ekonomicznej w 2-letnim horyzoncie

Na potrzeby niniejszej analizy na podstawie wynikow analizy ekonomicznej wygenerowanych w krétkich

horyzontach czasowych (rocznym, 2-letnim) okreslono pozostate koszty leczenia pacjentéw z populacji

docelowej. W ponizszej tabeli przedstawiono wygenerowane wyniki analizy ekonomicznej dla tych

kategorii kosztowych. Wyniki wygenerowano przy braku dyskontowania.

Tabela 45.
Analiza ekonomiczna - pozostate koszty — wyniki analizy

SEL + SOC SOC +PLC
Kategoria kosztows Roczny 2-letni Roczny 2-letni
horyzont horyzont horyzont

Perspektywa NFZ
Leki - kolejne linie leczenia
Leki - leczenie Swiadu
Swiadczenia - leczenie $wiadu
Swiadczenia - monitorowanie i leczenie stanéw zdrowia
Opieka terminalna
Leczenie zdarzen niepozadanych

Perspektywa NFZ + pacjent

Kolejne linie leczenia

Leczenie $wiadu

=
o
R
[=]
=
=
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Analiza wplywu na budzet. Lyvdelzi (seladelpar) w leczeniu dorostych pacjentow z pierwotnym zapaleniem drog zoiciowych

SEL + SOC SOC +PLC
Dl Roczny 2-letni Roczny 2-letni
horyzont horyzont horyzont horyzont
Monitorowanie i leczenie stanu zdrowia* I

Leczenie Swigdu

I I
I I
Koszty opieki terminalnej [ ] [ | [ ]
Koszty leczenia zdarzen niepozadanych I [ [

* W tym koszty diagnostyki i monitorowania leczenia w programie lekowym

Powyzsze wartosci postuzyty do wyznaczenia wartosci dla pozostatych kategorii kosztowych (rozdz.
2.8.3).
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