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Streszczenie

el

0

Celem analizy jest ocena wptywu na system ochrony zdrowia, w tym budzet Narodowego Funduszu
Zdrowia (NFZ), finansowania ze srodkow publicznych zilukoplanu (Zilbrysq®) w leczeniu dorostych
chorych z uogolniona miastenig z dodatnim wynikiem badania na obecnos¢ przeciwciat przeciwko
receptorowi acetylocholiny (ang. acetylcholine receptor; AChR), spetniajacych kryteria wtaczenia do
programu lekowego.

Biorac pod uwage dostepnosc alternatywnych, wskazywanych w najnowszych wytycznych klinicznych
(GNS 2024, Gilhus 2024, De Bleecker 2024), opcji terapeutycznych leczenia miastenii uogolnionej,
atakze ich wskazania refundacyjne w Polsce, jako komparatory dla zilukoplanu przyjeto
efgartigimod i rawulizumab.

Wybar komparatorow jest zgodny z wytycznymi Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji
(Wytyczne AOTMIT) oraz Rozporzadzeniem Ministra Zdrowia (MZ) w sprawie minimalnych wymagan
(Rozporzadzenie MZ). Zgodnie z aktualnymi wytycznymi oceny technologii medycznych AOTMIT,
komparatorem dla ocenianej interwencji w pierwszej kolejnosci musi byc tzw. istniejaca praktyka.

Struktura i parametry analizy

Liczebnos¢ populacji chorych, ktorzy beda leczeni zilukoplanem w analizowanym wskazaniu
w kolejnych latach oszacowano na podstawie

W scenariuszu istniejacym zalozono, ze u pacjentow z populacji docelowej beda stosowane
dotychczas refundowane leki (efgartigimod, rawulizumab).

W scenariuszu nowym przyjeto wprowadzenie refundacji preparatu Zilbrysq® (zilukoplan) w leczeniu
docelowej populacji dorostych chorych z uogolniong miastenig z dodatnim wynikiem badania na
obecnosc przeciwciat przeciwko receptorowi acetylocholiny (AChR), spetniajacych kryteria wtaczenia
do programu lekowego. Zatozono stopniowe (liniowe) wtaczanie chorych do programu lekowego.

Analize wptywu na budzet przeprowadzono na podstawie wynikow analizy minimalizacji kosztow (CMA
Zilbrysq). Do oszacowania bezposrednich kosztow medycznych wykorzystano m.in. Zarzadzenia
Prezesa NFZ, aktualne Obwieszczenie MZ oraz dane Wnioskodawcy.

Analize wptywu na budzet przeprowadzono z uwzglednieniem kosztow nabycia substancji czynnych,
kosztow podania i diagnostyki/monitorowania leczenia, uznajac, Ze pozostate koszty zwiazane z:
leczeniem powiktan, stosowaniem innych lekow i leczeniem dziatan niepozadanych nie réznicuja
analizowanych opcji terapeutycznych.

Wnioskowana cena producenta (cena zbytu netto) dla produktu leczniczego Zilbrysq® wynosi
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Koszty efgartigimodu i rawulizumabu oszacowano na podstawie

Dawkowanie lekow przyjeto zgodnie z Charakterystykami Produktow Leczniczych (ChPL Zilbrysqg, ChPL
Ultomiris, ChPL Vyvgart).

W przypadku zilukoplanu przyjeto konserwatywne zatozenie o pelnym przestrzeganiu zalecen
lekarskich i braku mozliwosci zmiany lub przerwania terapii w analizowanym horyzoncie czasowym.

Liczbe cykli w roku dla efgartigimodu przyjeto zgodnie z

Rozklad masy ciata chorych przyjeto zgodnie z [N

Koszty podania lekow oraz koszty diagnostyki i monitorowania przyjeto zgodnie z Zarzadzeniem
9/2025/DGL. Liczbe wizyt w roku dla efgartigimodu przyjeto po uwzglednieniu sredniej liczby cykli
w roku, natomiast dla rawulizumabu - po uwzglednieniu czestosci dawkowania. W przypadku
zilukoplanu zatozono

Z uwagi na wnioskowana refundacje zilukoplanu w ramach programu lekowego, w analizie
podstawowej przyjeto perspektywe NFZ. Perspektywe wspolng (NFZ i chorego) uwzgledniono
w analizie wrazliwosci.

Przyjeto 2-letni horyzont czasowy obserwacji.

W celu zbadania wptywu poszczegolnych parametrow na koncowe wyniki analizy przeprowadzono
deterministyczng analize wrazliwosci.

Wyniki analizy z RSS
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Whioski

Zilukoplan to terapia, ktdéra pacjenci z uogélniong miastenia, po przeszkoleniu przez pracownika
ochrony zdrowia, moga samodzielnie stosowa¢ w postaci szybkiego i dobrze tolerowanego
wstrzykniecia podskérnego. Dzigki temu chory nie jest zmuszony do wizyt w szpitalu w celu
przyjecia kolejnej dawki leku. Wizyty zwigzane z podaniem leku moga stanowié¢ ogromne
wyzwanie, z uwagi na fakt, ze osrodki prowadzace program lekowy sa czesto oddalone od miejsca
zamieszkania, a zatem podanie leku czesto wiaze sie z koniecznoscig wziecia dnia wolnego od
pracy. Mozliwos¢ samodzielnego podania leku w warunkach domowych ma ogromne znaczenie
dla pacjentow, ale jest takze istotne z perspektywy organizacji pracy danego osrodka
realizujacego program lekowy.

Wprowadzenie finansowania zilukoplanu w leczeniu dorostych chorych z uogdlniong miastenig
z dodatnim wynikiem badania na obecnos¢ przeciwcial przeciwko receptorowi acetylocholiny (ang.
acetylcholine receptor; AChR), spetniajacych kryteria wtaczenia do programu lekowego, zwiazane
jest z

Wprowadzenie finansowania zilukoplanu umozliwi dorostym chorym z miastenia uogolniong
z dodatnim wynikiem badania na obecnosc przeciwcial przeciwko receptorowi acetylocholiny (AChR)
dostep do terapii o udowodnionej skutecznosci i korzystnym profilu bezpieczenstwa, ktora
otrzymata pozytywne rekomendacje refundacyjne we Francji (HAS 2024), Holandii (ZN 2024)
i Kanadzie (CADTH 2025b), a takze zostata uwzgledniona w najnowszych niemieckich wytycznych
klinicznych dotyczacych leczenia miastenii (GNS 2024).

Dostep do terapii zilukoplanem wptynie na lepsza kontrole choroby i poprawe funkcjonowania
chorych obciazonych zmiennymi i nieprzewidywalnymi objawami miastenii, a takze poszerzy
ograniczone mozliwosci dedykowanego leczenia miastenii, co w rezultacie przetozy sie na lepsze
zindywidualizowanie terapii. Miastenia to bardzo zréznicowana pod wzgledem przebiegu i jej
objawow choroba, w ktorej wymagane jest zastosowanie indywidualnie dobranej terapii dla
kazdego chorego. Stad, kazdy nowy zarejestrowany produkt leczniczy powinien byc dostepny dla
pacjentéw, co umozliwitoby zastosowanie zindywidualizowanej terapii z wachlarza dostepnych
opcji terapeutycznych.

Zarowno najnowsze wytyczne praktyki klinicznej, jak i opinie i rekomendacje polskich ekspertow
klinicznych wskazuja na potrzebe udostepnienia wszystkich zarejestrowanych innowacyjnych
terapii w leczeniu miastenii uogolnionej, ktére dzigki celowanemu mechanizmowi dziatania
zapewniaja dlugotrwate leczenie bez ucigzliwych dziatann niepozadanych, towarzyszacych
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standardowej terapii, prowadzac do istotnego ograniczenia i opanowania objawow choroby oraz
poprawy jakosci zycia pacjentow (Raport Miastenia 2024). Refundacja zarejestrowanych w Unii

Europejskiej lekow w terapii miastenii bedzie realizacjgq priorytetowego traktowania chorob
rzadkich w Polsce.
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Skroéty i akronimy

AChR
AOTMIT
BC
ChPL
EFG
HTA
IVIG
MG-ADL
MuSK

MZ
NFZ
QALY
PLA
RAW
RR
RSS
SA

receptor acetylocholiny (ang. acetylcholine receptor)

Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

analiza podstawowa (ang. base case)

Charakterystyka Produktu Leczniczego

efgartigimod

ocena technologii medycznych (ang. health technology assessment)
immunoglobulina ludzka podawana dozylnie (ang. intravenous immunoglobulin)
MG-Activities of Daily Living scale

miesniowo-specyficzny receptor kinazy tyrozyny (ang. muscle-specific tyrosine
kinase)

Minister Zdrowia

Narodowy Fundusz Zdrowia

lata zycia skorygowane o jakosc¢ (ang. quality adjusted life years)
placebo

rawulizumab

ryzyko wzgledne (ang. relative risk)

instrument dzielenia ryzyka (ang. Risk Sharing Scheme)

analiza wrazliwosci (ang. sensitivity analysis)

12
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1 Cel analizy

Celem analizy jest ocena wptywu na system ochrony zdrowia, w tym budzet Narodowego
Funduszu Zdrowia (NFZ), finansowania ze srodkow publicznych zilukoplanu (Zilbrysq®)
w leczeniu dorostych chorych z uogolniona miastenig z dodatnim wynikiem badania na
obecnosc¢ przeciwciat przeciwko receptorowi acetylocholiny (ang. acetylcholine receptor;
AChR), spetniajgcych kryteria wtaczenia do programu lekowego.

Biorac pod uwage dostepnosc alternatywnych, wskazywanych w najnowszych wytycznych
klinicznych (GNS 2024, Gilhus 2024, De Bleecker 2024), opcji terapeutycznych leczenia
miastenii uogolnionej, a takze ich wskazania refundacyjne w Polsce, jako komparatory dla
zilukoplanu przyjeto efgartigimod i rawulizumab.

Wybor komparatorow jest zgodny z wytycznymi Agencji Oceny Technologii Medycznych
i Taryfikacji (Wytyczne AOTMIT) oraz Rozporzadzeniem Ministra Zdrowia (MZ) w sprawie
minimalnych wymagan (Rozporzadzenie MZ). Zgodnie z aktualnymi wytycznymi oceny
technologii medycznych AOTMIT, komparatorem dla ocenianej interwencji w pierwszej
kolejnosci musi by¢ tzw. istniejaca praktyka.

Szczegotowy wybor komparatorow, zgodnie z istniejaca praktyka kliniczng w Polsce,
przedstawiono w Analizie problemu decyzyjnego (APD Zilbrysq).

W ponizszej tabeli przedstawiono kontekst analizy wg schematu PICO (populacja,
interwencja, komparator, wyniki, ang. population, intervention, comparison, outcome).

Tab. 1. Kontekst analizy wg schematu PICO.

Kryterium Charakterystyka

Populacja (P) Dorosli chorzy z uogdlniona miastenia z dodatnim wynikiem badania na
obecnos¢ przeciwciat przeciwko receptorowi acetylocholiny (ang.
acetylcholine receptor; AChR), spetniajacy kryteria wtgczenia do programu
lekowego.

Interwencja (l) Zilukoplan (Zilbrysq®) w dawce zgodnej z Charakterystyka Produktu
Leczniczego (ChPL Zilbrysq) (ok. 0,3 mg/kg) w terapii dodanej do leczenia
standardowego (ang. standard of care, SoC)

Komparator (C) o efgartigimod, rawulizumab (w terapii dodanej do leczenia
standardowego)
Perspektywa e ptatnika publicznego, tj. Narodowego Funduszu Zdrowia (NFZ)

e perspektywa wspolna NFZ i pacjenta

Horyzont czasowy 2 lata

Scenariusz istniejacy Brak finansowania zilukoplanu ze srodkéw publicznych, tj.: stosowanie
efgartigimodu i rawulizumabu w analizowanej populacji

Scenariusz nowy Wprowadzenie finansowania zilukoplanu (Zilbrysq®) w terapii dodanej do
leczenia standardowego w analizowanej populacji chorych
Wyniki (O) « dodatkowe bezposrednie koszty medyczne zwiazane z refundacja
zilukoplanu

« wplyw na organizacje udzielania swiadczen zdrowotnych

« aspekty etyczne i spoteczne

13
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Uzasadnienie grupy limitowej i ceny

Obecnie w Polsce zilukoplan (Zilbrysq®™) nie jest finansowany ze srodkow publicznych.

N

Whnioskowane warunki objecia refundacja obejmuja wprowadzenie finansowania zilukoplanu
w ramach istniejacego programu lekowego B.157 Leczenie chorych z uogoélniona postacia
miastenii (G.70.0).

Zgodnie z ustawg o refundacji lekow, srodkow spozywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego oraz wyrobow medycznych Minister wlasciwy do spraw zdrowia, wydajac
decyzje o objeciu refundacja, dokonuje kwalifikacji leku, srodka spozywczego specjalnego
przeznaczenia zywieniowego stosowanego w ramach programu lekowego do kategorii
odptatnosci ,,bezptatnie”.

W zwiazku z powyzszym, zilukoplan kwalifikuje sie do poziomu refundacji 100%
(kategoria odptatnosci dla pacjenta: bezptatne).

Whnioskowana cena producenta (cena zbytu netto) dla produktu leczniczego Zilbrysq® wynosi

Tab. 2. Uwzgledniona w analizie cena zilukoplanu.

Zawartos¢ | Cena zbytu | Cena Cena Wysokosc Wysokosc Koszt
opakowani | netto, PLN | hurtowa, hurtowa limitu doptaty NFZ, PLN
a PLN* brutto, finansowan | swiadczenio

PLN** ia, PLN biorcy, PLN
B I I N e I
N
I
B N N N e I
]
B B I I e I
I
I
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3 Metodyka

W niniejszym rozdziale przedstawiono zestawienie tabelaryczne wartosci i wyszczegolnienie
zatozen, na podstawie ktorych dokonano oszacowan dotyczacych:

e rocznej liczebnosci populacji;

e rocznej liczebnosci populacji, w ktorej wnioskowana technologia bedzie stosowana
przy zatozeniu, ze minister wtasciwy do spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu
refundacja, o ktorej mowa w art. 11 ust. 1 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji
lekow, srodkow spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow
medycznych (zwana dalej ustawa refundacyjng), lub decyzje o podwyzszeniu ceny, o
ktorej mowa w art. 11 ust. 4 ustawy refundacyjnej;

e aktualnych rocznych wydatkow podmiotu zobowigzanego do finansowania swiadczen
ze $rodkow publicznych, ponoszonych na leczenie pacjentow w stanie klinicznym
wskazanym we wniosku, z wyszczegolnieniem sktadowej wydatkow stanowiacej
refundacje ceny wnioskowanej technologii, o ile wystepuje;

e dodatkowych wydatkow podmiotu zobowiazanego do finansowania Swiadczen ze
srodkow publicznych, jakie beda ponoszone na leczenie pacjentow w stanie
klinicznym wskazanym we wniosku, stanowiacych roznice pomiedzy prognozami,
z wyszczegolnieniem  sktadowej wydatkow stanowigcej refundacje ceny
wnioskowanej technologii, w tym minimalnych i maksymalnych wariantow dla tego
oszacowania;

e ilosciowej prognozy rocznych wydatkow podmiotu zobowigzanego do finansowania
swiadczen ze srodkow publicznych, jakie beda ponoszone na leczenie pacjentéw w
stanie klinicznym wskazanym we wniosku, z wyszczegolnieniem sktadowej wydatkow
stanowigcej refundacje ceny wnioskowanej technologii przy zatozeniu, ze minister
wiasciwy do spraw zdrowia nie wyda decyzji o objeciu refundacja, o ktorej mowa w
art. 11 ust. 1 ustawy refundacyjnej ilosciowej prognozy rocznych wydatkow podmiotu
zobowiazanego do finansowania Swiadczen ze srodkow publicznych, jakie beda
ponoszone na leczenie pacjentow w stanie klinicznym wskazanym we wniosku,
z wyszczegolnieniem  sktadowej wydatkéw  stanowigcej refundacje ceny
wnioskowanej technologii przy zatozeniu, ze minister wtasciwy do spraw zdrowia
wyda decyzje o objeciu refundacja, o ktorej mowa w art. 11 ust. 1 ustawy
refundacyjnej. W analizie zdefiniowano scenariusz istniejacy oraz scenariusze nowe:
najbardziej prawdopodobny oraz minimalny i maksymalny.

3.1 Zrédta danych

Populacja docelowa dla zilukoplanu

Liczebnosc populacji chorych, ktorzy beda leczeni zilukoplanem w analizowanym wskazaniu
w kolejnych latach oszacowano na podstawie
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Dane kosztowe

Analize wptywu na budzet przeprowadzono na podstawie wynikow analizy minimalizacji
kosztow (CMA Zilbrysq). Do oszacowania bezposrednich kosztow medycznych wykorzystano
m.in. Zarzadzenia Prezesa NFZ, aktualne Obwieszczenie MZ oraz dane Wnioskodawcy.

3.2 Populacja

Zgodnie z § 6 ust. 1 pkt 11 2 rozporzadzenia Ministra Zdrowia (MZ) z dnia 24 pazdziernika
2023 roku (Rozporzadzenie MZ) w sprawie minimalnych wymagan, jakie musza spetniac
analizy uwzglednione we wnioskach o objecie refundacjg i ustalenie urzedowej ceny zbytu
oraz o podwyzszenie urzedowej ceny zbytu leku, s$rodka spozywczego specjalnego
przeznaczenia zywieniowego, wyrobu medycznego, ktore nie maja odpowiednika
refundowanego w danym wskazaniu, analiza wptywu na budzet powinna zawierac
oszacowanie rocznej liczebnosci populacji:

e obejmujacej wszystkich pacjentow, u ktorych wnioskowana technologia moze byc
zastosowana (patrz rozdz. 3.2.1);

¢ docelowej, wskazanej we wniosku (patrz rozdz. 3.2.2),;

e w ktorej wnioskowana technologia jest obecnie stosowana (patrz rozdz. 3.2.3);

e w ktorej wnioskowana technologia bedzie stosowana przy zatozeniu, ze minister
wtasciwy do spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu refundacjg analizowanej
interwencji (patrz rozdz. 3.2.4).

3.2.1 Szacowanie liczebnosci populacji obejmujacej
wszystkich pacjentéow, u ktérych wnioskowana
technologia moze by¢ zastosowana

Zgodnie z Charakterystyka Produktu Leczniczego zilukoplan (Zilbrysq®) jest wskazany do
stosowania w terapii dodanej oprocz standardowej terapii w leczeniu uogolnionej miastenii
(ang. gMG - generalised myasthenia gravis) u dorostych pacjentow z dodatnim wynikiem
badania na obecnoS¢ przeciwciat przeciwko receptorowi acetylocholiny (ang. AChR
- acetylcholine receptor; AChR) (ChPL Zilbrysq).

Liczbe chorych z miastenia w Polsce oszacowano na podstawie

Liczbe chorych, u ktorych wnioskowana technologia moze byc zastosowana oszacowano na
podstawie
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Tab. 3. Szacowanie liczebnosci populacji docelowej dla zilukoplanu (na podstawie badania
ankietowego przeprowadzonego pod katem analizy HTA dla rozanoliksyzumabu).

Chorzy AChR+

Liczba chorych z miastenia w Polsce

I
Odsetek chorych dorostych e
I

Liczba dorostych chorych z miastenia

Uogélniona miastenia [
Liczba dorostych chorych z miastenig uogélniona [
Obecnosc przeciwciat przeciwko receptorowi acetylocholiny (AChR) | e
Liczba dorostych chorych z miastenia uogélniona, z AChR+ B [
Historia wczesniejszego leczenia

N

Objawy choroby

Liczbe nowych dorostych chorych rocznie z miastenia w Polsce oszacowano na podstawie
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Liczebnos¢ populacji obejmujacej wszystkich pacjentow, u ktorych wnioskowana
technologia moze byc zastosowana, oszacowano na

3.2.2 Szacowanie liczebnosci  populacji docelowej
wskazanej we wniosku

Przejmowanie rynku przez zilukoplan przyjeto na podstawie

Tab. 4. Przejmowanie rynku przez poszczegolne leki na podstawie

Liczba chorych Scenariusz istniejacy | Scenariusz nowy
Dorosli chorzy z miastenia uogolniona, z AChR+ [ ] [ ]
Efgartigimod [ [
Rawulizumab | -_
Zilukoplan [ ] 1 1]

Liczebnos¢ populacji docelowej na podstawie powyzszego przejmowania rynku oszacowano

e |

Tab. 5. Liczby chorych leczonych poszczegélnymi lekami na podstawie konsultacji z ekspertem
klinicznym doswiadczonym w leczeniu miastenii (wrzesien 2025 r.).

Liczba chorych Scenariusz istniejacy Scenariusz nowy |
| rok Il rok I rok Il rok

Dorosli chorzy z miastenia uogélniona, B B [ [

Zz AChR+

Efgartigimod B B | |

Rawulizumab B B [ ] B

Zilukoplan | | [l ] [ 1]

Liczebnos¢ populacji docelowej wskazanej we wniosku dla zilukoplanu oszacowano na

Oszacowane liczebnosci przyjeto w scenariuszu najbardziej prawdopodobnym (analiza
podstawowa). W scenariuszu minimalnym i maksymalnym przyjeto
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Tab. 6. Liczby chorych leczonych poszczegélnymi lekami przyjete w scenariuszu minimalnym
i maksymalnym.

Liczba chorych Scenariusz istniejacy Scenariusz nowy
I rok Il rok I rok Il rok

Scenariusz minimalny

Dorosli chorzy z miastenia uogélniona, B B B ]

z AChR+

Efgartigimod | N H |

Rawulizumab B B | [ |

Zilukoplan | | i ]

Scenariusz maksymalny

Dorosli chorzy z miastenia uogéiniona, [ ] [ ] [ [

z AChR+

Efgartigimod | | || N

Rawulizumab B B B B

Zilukoplan | | . -

W ponizszej tabeli zestawiono liczebnosci populacji docelowej wskazanej we wniosku dla
zilukoplanu dla analizy podstawowej oraz wariantu minimalnego i wariantu maksymalnego.

Tab. 7. Liczby chorych rozpoczynajacych leczenie zilukoplanem w kolejnych latach od
wprowadzenia finansowania - wariant minimalny i maksymalny.

I rok Il rok
Analiza podstawowa . .
Wariant minimalny . .
Wariant maksymalny . .

3.2.3 Szacowanie liczebnosci populacji, w ktorej
whnioskowana technologia jest obecnie stosowana

Zgodnie z danymi Wnioskodawcy [
00|
|
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3.2.4 Szacowanie rocznej liczebnosci populacji, w ktorej
wnioskowana technologia bedzie stosowana przy
zatozeniu, ze minister wtasciwy do spraw zdrowia
wyda decyzje o objeciu refundacja

Roczng liczebnosc populacji, w ktorej wnioskowana technologia bedzie stosowana przy
zalozeniu, ze minister wlasciwy do spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu refundacja,
oszacowano po uwzglednieniu stopniowego (liniowego) wtaczania chorych do programu
lekowego (chorzy rozpoczng leczenia od 4 miesigca po objeciu zilukoplanu refundacja).

Tab. 8. Liczebnosc¢ populacji, w ktorej zilukoplan bedzie stosowany - liczba pacjento-lat terapii.

Liczba chorych Scenariusz istniejacy Scenariusz nowy
I rok Il rok I rok Il rok

Analiza podstawowa

Dorosli chorzy z miastenia uogolniona, [ | [ | [ | [ |

z AChR+

Efgartigimod H | | H

Rawulizumab B B B |

Zilukoplan | | ] -

Scenariusz minimalny

Dorosli chorzy z miastenia uogélniona, [ | [ ] B B

z AChR+

Efgartigimod B B B [ |

Rawulizumab B B B [ |

Zilukoplan | | . .

Scenariusz maksymalny

Dorosli chorzy z miastenig uogolniona, B | | I

Z AChR+

Efgartigimod [ | | N |

Rawulizumab B [ | B B

Zilukoplan | | . .

3.2.5 Podsumowanie szacunkow rocznej liczebnosci
populacji

Podsumowanie szacunkow rocznej liczebnosci populacji zestawiono w tabeli ponizej.
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Tab. 9. Podsumowanie szacunkow rocznej liczebnosci populacji.

Populacja Liczebnosc Odnosnik
populacji
| rok Il rok

Populacja chorych, u ktorych technologia moze byc [ | [ Rozdz.
zastosowana 3.2.1
Populacja docelowa B B Rozdz.

3.2.2
Pacjenci, u ktorych wnioskowana technologia jest obecnie . Rozdz.
stosowana 3.2.3
Pacjenci stosujacy wnioskowang technologie w scenariuszu B B Rozdz.
nowym - analiza podstawowa* 3.2.4
Pacjenci stosujacy wnioskowang technologie w scenariuszu | |
nowym - wariant minimalny*
Pacjenci stosujacy wnioskowana technologie w scenariuszu B B
nowym - wariant maksymalny*

I  liczba pacjento-lat terapii.

3.3 Perspektywa

Zgodnie z Wytycznymi oceny technologii medycznych (HTA) Agencji Oceny Technologii
Medycznych i Taryfikacji analize wptywu na budzet nalezy przeprowadzi¢ z perspektywy
podmiotu zobowiazanego do finansowania swiadczen ze S$rodkow publicznych oraz
- w przypadku wspotptacenia - z perspektywy wspolnej ptatnikow: ptatnika publicznego
i pacjentow (Wytyczne AOTMIT), natomiast zgodnie z rozporzadzeniem Ministra Zdrowia
dotyczacym minimalnych wymagan, jakie musza spetnia¢ analizy uwzglednione we
wnioskach refundacyjnych, analiza wptywu na budzet jest przeprowadzana z perspektywy
podmiotu zobowigzanego do finansowania s$wiadczen ze Srodkéw publicznych
(Rozporzadzenie MZ).

Z uwagi na wnioskowang refundacje zilukoplanu w ramach programu lekowego, w analizie
podstawowej przyjeto perspektywe NFZ. Perspektywe wspolng (NFZ i chorego) uwzgledniono
w analizie wrazliwosci.

3.4 Horyzont czasowy

W analizie przyjeto 2-letni horyzont czasowy obserwacji. Wydtuzenie horyzontu czasowego
analizy przy mozliwym pojawieniu sie alternatywnych sposobow leczenia, powoduje, ze
oszacowania w wydtuzonym horyzoncie czasowym moga by¢ obarczone btedem.

Zgodnie z rozporzadzeniem Ministra Zdrowia dotyczacym minimalnych wymagan, jakie
muszg spetnia¢ analizy uwzglednione we wnioskach refundacyjnych, horyzont czasowy
wtasciwy dla analizy wptywu na budzet powinien obejmowac perspektywe czasowa, w ktorej
szacowane sa wydatki podmiotu zobowiazanego do finansowania Swiadczen ze $rodkow
publicznych, zwigzane ze stosowaniem wnioskowanej technologii, obejmujaca
przewidywany przedziat czasu wystarczajacy do ustalenia rownowagi na rynku i nie krotszy
niz 2 lata od zajscia zmiany wynikajacej z wydania przez ministra wtasciwego do spraw
zdrowia decyzji o objeciu refundacja (Rozporzadzenie MZ).

21



Zilukoplan (Zilbrysq®) w leczeniu uogolnionej miastenii
Analiza wptywu na budzet

Zatozony horyzont czasowy jest zgodny z Wytycznymi oceny technologii medycznych (HTA)
Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji (Wytyczne AOTMIT).

3.5 Scenariusze

W przypadku aktualnej praktyki (scenariusz istniejacy) przyjeto ilosciowa prognoze liczby
chorych i rocznych wydatkow podmiotu zobowigzanego do finansowania $wiadczen ze
srodkow publicznych, jakie beda ponoszone na leczenie pacjentow w stanie klinicznym
wskazanym we wniosku, z wyszczegolnieniem sktadowej wydatkow stanowigcej refundacje
ceny wnioskowanej technologii, przy zatozeniu, ze minister wtasciwy do spraw zdrowia nie
wyda decyzji o objeciu refundacja.

W scenariuszu istniejagcym zatozono, ze u pacjentow z populacji docelowej (rozdz. 3.2.2)
beda stosowane dotychczas refundowane leki (efgartigimod, rawulizumab).

Scenariusz nowy przedstawia ilosciowa prognoze liczby chorych i rocznych wydatkow
podmiotu zobowigzanego do finansowania swiadczen ze srodkow publicznych, jakie beda
ponoszone na leczenie pacjentow w stanie klinicznym wskazanym we wniosku,
z wyszczegolnieniem sktadowej wydatkow stanowiacej refundacje ceny wnioskowanej
technologii, przy zatozeniu, ze minister wtasciwy do spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu
refundacja.

W scenariuszu nowym przyjeto wprowadzenie refundacji preparatu Zilbrysq® (zilukoplan)
w leczeniu docelowej populacji dorostych chorych z uogoélniona miastenia z dodatnim
wynikiem badania na obecnosc przeciwciat przeciwko receptorowi acetylocholiny (AChR),
spetniajacych kryteria wtaczenia do programu lekowego. Zatozono stopniowe (liniowe)
wtaczanie chorych do programu lekowego.

3.6 Dyskontowanie

W analizie wptywu na system ochrony zdrowia nie przeprowadzono dyskontowania kosztow,
poniewaz ten typ analizy przedstawia przeptyw srodkow finansowych w czasie (Wytyczne
AOTMIT).

3.7 Parametry

Analize wptywu na budzet przeprowadzono z uwzglednieniem kosztow nabycia substancji
czynnych, kosztow podania i diagnostyki/monitorowania leczenia, uznajac, Ze pozostate
koszty zwiazane z: leczeniem powiktan, stosowaniem innych lekow i leczeniem dziatan
niepozadanych nie roznicuja analizowanych opcji terapeutycznych.
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3.8

3.8.1 Zilukoplan

Koszty nabycia substancji czynnych

Wnioskowana cena producenta (cena zbytu netto) dla produktu leczniczego Zilbrysq®™ wynosi

Tab. 10. Uwzgledniona w analizie cena zilukoplanu,

Zawartosc | Cena zbytu | Cena Cena Wysokosc Wysokosc Koszt
opakowani | netto, PLN | hurtowa, hurtowa limitu doptaty NFZ, PLN
a PLN* brutto, finansowan | swiadczenio

PLN** ia, PLN biorcy, PLN
I I I N e I
I
B N N I e I
I
]
I I N I e I
I
]

Tab. 11. Sredni koszt zilukoplanu za mg.

Wariant

Wysokos¢ doptaty NFZ za mg,
PLN

Wysokosc doplaty NFZ
i chorego za mg, PLN

3.8.2 Efgartigimod

Koszt efgartigimodu oszacowano na podstawie
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Tab. 12. Cena efgartigimodu I

Zawartosc¢ opakowania, mg Koszt NFZ, PLN
400 I
Tab. 13. Cena efgartigimodu (Obwieszczenie MZ).
Zawartosc | Cena zbytu | Urzedowa Cena Wysokos¢ Wysokosc Koszt
opakowani | netto, PLN | cena hurtowa limitu dopfaty NFZ, PLN
a, mg zbytu, PLN | brutto, PLN | finansowan | Swiadczenio
ia, PLN biorcy, PLN
400 33 500,00 36 180,00 38 340,00 38 340,00 0,00 38 340,00

W ponizszej tabeli przedstawiono sredni koszt efgartigimodu za mg.

Tab. 14. Sredni koszt efgartigimodu za mg.

| Wysokosé doptaty NFZ za mg,
PLN

- Substancja czynna Wysokosc doptaty NFZ

i chorego za mg, PLN

3.8.3 Rawulizumab

Koszt rawulizumabu oszacowano na podstawie

Tab. 15. Cena rawulizumabu [ IGN

Zawartosc opakowania, mg
1100
300

Koszt NFZ, PLN
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Tab, 16. Cena rawulizumabu (Obwieszczenie MZ).

Zawartosc | Cena zbytu | Urzedowa | Cena Wysokos¢ Wysokosc Koszt
opakowani | netto, PLN | cena hurtowa limitu doptaty NFZ, PLN
a, mg zbytu, PLN | brutto, PLN | finansowan | swiadczenio
ia, PLN biorcy, PLN
1100 71 401,00 77 113,08 79 273,08 79 273,08 0,00 79 273,08
300 19 473,00 21 030,84 22 292,69 22 292,69 0,00 22 292,69
W ponizszej tabeli przedstawiono sredni koszt rawulizumabu za mg.
Tab. 17. Sredni koszt rawulizumabu za mg.
Substancja czynna Wysokos¢ doptaty NFZ za mg, | Wysokosc doptaty NFZ

PLN

i chorego za mg, PLN

Do obliczen na podstawie Obwieszczenia przyjeto nizszy koszt rawulizumabu - 72,07 PLN za

mg.

3.9

Dawkowanie lekow

Dawkowanie lekow przyjeto zgodnie z Charakterystykami Produktow Leczniczych (ChPL
Zilbrysq, ChPL Ultomiris, ChPL Vyvgart) (patrz ponizsza tabela).

Tab. 18. Dawkowanie lekow.

Substancja czynna

Dawkowanie

Zrédto

Zilukoplan

Catkowita dawka dobowa wynosi:
<56 kg = 16,6 mg

>56 kg <77 kg = 23,0 mg

277 kg = 32,4 mg

Zalecana dawke nalezy podawac w postaci wstrzykniecia
podskornego raz na dobe, codziennie mniej wiecej o tej
samej porze,

ChPL Zilbrysg

Efgartigimod

Zalecana dawka to 10 mg/kg w postaci 1-godzinnego
wlewu dozylnego podawanego w cyklach raz w tygodniu
przez 4 tygodnie. Kolejne cykle leczenia nalezy podawac
zgodnie z oceng kliniczna.

U pacjentéw o masie ciata 120 kg lub wiekszej zalecana
dawka wynosi 1 200 mg (3 fiolki) na wlew.

ChPL Vyvgart
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Substancja czynna | Dawkowanie Zrodto

Rawulizumab Zalecany schemat dawkowania obejmuje podanie dawki ChPL Ultomiris
nasycajacej droga infuzji dozylnej, a nastepnie podawanie
tq samgq droga dawek podtrzymujacych. Podawane dawki
nalezy okreslic w oparciu o mase ciata pacjenta:
e od =40 do <60: dawka nasycajaca 2400 mg, dawka
podtrzymujaca 3000 mg;
» od =60 do <100 dawka nasycajaca 2700 mg, dawka
podtrzymujaca 3300 mg;

» >100 dawka nasycajaca 3000 mg, dawka
podtrzymujaca 3600 mg.

U dorostych pacjentow (w wieku =18 lat) dawki
podtrzymujace nalezy podawac co 8 tygodni,
rozpoczynajac po 2 tygodniach od podania dawki
nasycajacej.
Dozwolone sg sporadyczne odstepstwa od schematu
dawkowania o + 7 dni wzgledem zaplanowanego dnia
infuzji (z wyjatkiem pierwszej dawki podtrzymujacej
rawulizumabu), lecz kolejna dawka powinna zostac
podana zgodnie z pierwotnym schematem.
Czestotliwosc cykli leczenia moze sie rozni¢ w zaleznosci
od pacjenta. W programie badan klinicznych
najwczesniejszy czas rozpoczecia kolejnego cyklu leczenia
wynosit 7 tygodni od pierwszego wlewu w poprzednim
cyklu.

W przypadku zilukoplanu przyjeto konserwatywne zatozenie o

W przypadku rawulizumabu przyjeto podanie zgodnie z Charakterystyka Produktu
Leczniczego.

Rozktad masy ciata chorych przyjeto zgodnie z

Tab. 19. Masa i powierzchnia ciata chorych z miastenia.

Grupa masy ciala I
||
I

<56 kg
>=56 <77 kg
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>=77 kg I I ||
<=40 kg B | |

+40 <=80 kg [ H |
>80 kg | | ||
>=40 <60 kg [ | [ | [ ]

>=60 <100 kg [ [ [}
>=100 kg B H |

Przyjeta liczbe mg w roku poszczegolnych substancji czynnych przedstawiono w tabeli
ponizej.

Tab. 20. Liczba mg w roku dla poszczegolnych substancji czynnych.

Substancja czynna Liczba mg w roku
Zilukoplan

<56 kg

>=56 <77 kg

>=77 kg
Efgartigimod

<=40 kg

>40 <=80 kg

>80 kg

Rawulizumab - | rok
>=40 <60 kg

>=60 <100 kg

>=100 kg
Rawulizumab - Il rok
>=4( <60 kg

>=60 <100 kg

>=100 kg

3.10 Koszty podania

Koszty podania poszczegélnych lekéw przyjeto zgodnie z Zarzadzeniem 9/2025/DGL
(Zarzadzenie 9/2025/DGL) po uwzglednieniu Sredniej wyceny punktu na poziomie 1,77
PLN/pkt (NFZ Informator o umowach).

Liczbe wizyt w roku dla efgartigimodu przyjeto po uwzglednieniu Sredniej liczby cykli w
roku, natomiast dla rawulizumabu - po uwzglednieniu czestosci dawkowania (patrz rozdz.

3.9). W przypadku zilukoplanu zatozono |
|

27



Zilukoplan (Zilbrysq™) w leczeniu uogolnionej miastenii
Analiza wptywu na budzet

Tab. 21. Koszty podania poszczegolnych substancji czynnych,

Substancja czynna Wartosc Koszt Liczba wizyt w roku Komentarz
punktowa | podania
, PLN

. ™ I
F--

Efgartigimod 486,72 861,49 Hospitalizacja zwigzana

z wykonaniem programu
Rawulizumab - | rok 486,72 861,49 Hospitalizacja zwiazana
Rawulizumab - Il rok 486,72 | 861,49 Ziwykonaniem programu

3.11 Koszty diagnostyki i monitorowania

Koszt diagnostyki i monitorowania przyjeto zgodnie z Zarzadzeniem 9/2025/DGL
(Zarzadzenie 9/2025/DGL) po uwzglednieniu sredniej wyceny punktu na poziomie 1,77
PLN/pkt (NFZ Informator o umowach).

Koszt diagnostyki i monitorowania dla zilukoplanu przyjeto || EGcGcNGGEEEE
I

Tab. 22. Koszty diagnostyki i monitorowania dla poszczegoélnych substancji czynnych.

Substancja czynna Rok Wartos¢ punktowa Koszt, PLN
Zilukoplan | rok e (.
Il rok e i
Efgartigimod | rok 975,00 1725,75
1l rok 900,00 1593,00
Rawulizumab | rok 600,00 1062,00
Il rok 450,00 | 796,50

3.12 Walidacja modelu

Przed przeprowadzeniem ostatecznej analizy, wykonano walidacje modelu w celu
weryfikacji technicznej poprawnosci. Model zostat przetestowany z uzyciem roznych
ustawien parametrow wejsciowych, zeby sprawdzi¢, czy kierunki zmian wynikow sa
uzasadnione. Walidacja obejmowata sprawdzenie wynikow dla ekstremalnych (w tym
zerowych) wartosci parametrow wejsciowych. Wyniki weryfikowano pod wzgledem logicznej
SpOjnosci.
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3.13 Analiza wrazliwosci

Analize wrazliwosci przeprowadzono w celu okreslenia wrazliwosci uzyskanych wynikow
w odniesieniu do niepewnosci gtéwnych danych wejsciowych. W analizie wrazliwosci
uwzgledniono alternatywne wartosci/zatozenia dla:

s perspektywy;

e masy i powierzchni ciata chorych;

e sredniej rocznej liczby cykli stosowania efgartigimodu;
e ceny efgartigimodu i rawulizumabu.

W przeprowadzonych analizach wrazliwosci, poza parametrem zmienionym zgodnie z opisem
zamieszczonym w ponizszej tabeli, pozostate parametry byly takie jak w przypadku analizy
podstawowej.

29



Zilukoplan (Zilbrysq™) w leczeniu uogolnionej miastenii

Analiza wptywu na budzet

Tab. 23. Opis scenariuszy wrazliwosci rozpatrywanych w ramach analizy (wartosci zmienionych parametrow i Zzrodta).

Wariant Parametr Analiza Uzasadnienie/zrodto Analiza Uzasadnienie/zrodlo Rozdziat
podstawowa danych wrazliwosci danych
1 Perspektywa NFZ Wytyczne AOTMIT Wspolna (NFZ Wytyczne AOTMIT 3.3
i chorego)

2A Masa i powierzchnia Zgodnie z Tab. 19 M Zgodnie z Tab. 19 3.9
ciata chorych

2B Zgodnie z Tab. 19 —
cykli stosowania
efgartigimodu

4 Cena efgartigimodu Zgodnie z Tab. 12 - zgodnie z Tab. 13 | | GG 3.8
i rawulizumabu i Tab. 17 i Tab. 17
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3.14 Podsumowanie zatozen i parametrow

Zatozenia, na podstawie ktorych dokonano oszacowan oraz kalkulacji:

przeciwciat przeciwko receptorowi acetylocholiny (AChR), spetniajacych kryteria
wiaczenia do programu lekowego.

e Biorac pod uwage dostepnos¢ alternatywnych, wskazywanych w najnowszych
wytycznych klinicznych (GNS 2024, Gilhus 2024, De Bleecker 2024), opcji
terapeutycznych leczenia miastenii uogolnionej, a takze ich wskazania refundacyjne
w Polsce, jako komparatory dla zilukoplanu przyjeto efgartigimod i rawulizumab.

IlLiczebnos¢ populacji chorych, ktérzy beda leczeni zilukoplanem w analizowanym
wskazaniu w kolejnych latach oszacowano na podstawie
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stosowane dotychczas refundowane leki (efgartigimod, rawulizumab).

e W scenariuszu nowym przyjeto wprowadzenie refundacji preparatu Zilbrysq®
(zilukoplan) w leczeniu docelowej populacji dorostych chorych z uogolniong
miastenia z dodatnim wynikiem badania na obecnos¢ przeciwcial przeciwko
receptorowi acetylocholiny (AChR), spetniajacych kryteria wtaczenia do programu
lekowego. Zatozono stopniowe (liniowe) wtaczanie chorych do programu lekowego.

e Analize wptywu na budzet przeprowadzono na podstawie wynikow analizy
minimalizacji kosztow (CMA Zilbrysq). Do oszacowania bezposrednich kosztow

substancji czynnych, kosztow podania i diagnostyki/monitorowania leczenia,
uznajac, ze pozostate koszty zwiazane z: leczeniem powiktan, stosowaniem innych
lekow i leczeniem dziatan niepozadanych nie roznicuja analizowanych opcji
terapeutycznych.

-Wnioskowana cena producenta (cena zbytu netto) dla preduktu leczniczego Zilbrysq®

<
=
o
i

31



Zilukoplan (Zilbrysq®) w leczeniu uogolnionej miastenii
Analiza wptywu na budzet

-Koszty efgartigimodu i rawulizumabu oszacowano na podstawie _

-Liczbe cykli w roku dla efgartigimodu przyjeto zgodnie z

-Rozklad masy ciata chorych przyjeto zgodnie z

Dawkowanie lekow przyjeto zgodnie z Charakterystykami Produktow Leczniczych
(ChPL Zilbrysq, ChPL Ultomiris, ChPL Vyvgart).

Bl<oszty podania lekow oraz koszty diagnostyki i monitorowania przyjeto zgodnie
z Zarzadzeniem 9/2025/DGL. Liczbe wizyt w roku dla efgartigimodu przyjeto po
uwzglednieniu sredniej liczby cykli w roku, natomiast dla rawulizumabu - po
W  przypadku zilukoplanu

uwzglednieniu czestosci dawkowania. zatozono

Z uwagi na wnioskowana refundacje zilukoplanu w ramach programu lekowego, w
analizie podstawowej przyjeto perspektywe NFZ. Perspektywe wspolng (NFZ i

chorego) uwzgledniono w analizie wrazliwosci.
e Przyjeto 2-letni horyzont czasowy obserwacji.
e W celu zbadania wptywu poszczegolnych parametrow na koncowe wyniki analizy
przeprowadzono deterministyczna analize wrazliwosci.

Zestawienie wartosci,
przedstawiono w tabeli ponizej.

na podstawie ktorych dokonano oszacowan oraz kalkulacji

Tab. 24. Zestawienie wartosci, na podstawie ktorych dokonano oszacowan oraz kalkulacji.

Parametr

Wartosc

[ Zrédto danych

Populacja

Liczebnos¢ populacji docelowej

Patrz rozdz. 3.2.1
i3.2.2

Liczebnosc populacji chorych,
u ktorych zilukoplan bedzie stosowany

Patrz rozdz. 3.2.4

Koszty lekow za mg

Zilukoplan, [ IEGN Patrz Tab. 11 Dane Wnioskodawcy
Efgartigimod, | NGGc_cG Patrz Tab. 12 i

Tab. 13
Rawulizumab, [ Gz Patrz Tab. 17 r

Dawkowanie lekow

Zilukoplan

Patrz rozdz. 3.9

ChPL Zilbrysq

Efgartigimod

Patrz rozdz. 3.9

ChPL Vyvgart

Rawulizumab

Patrz rozdz. 3.9

ChPL Ultomiris

Srednia roczna liczba cykli stosowania
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Parametr

Wartosc

Zrédto danych

Efgartigimod

Masa i powierzchnia ciata chorych

<56 kg

>=56 <77 kg

>=77 kg

<=40 kg

>40 <=80 kg

>80 kg

>=40 <60 kg

>=60 <100 kg

>=100 kg

$rednia masa ciata, kg

Srednia powierzchnia ciata, m2

Koszty podania lekow

Koszty podania lekow

‘ Zgodnie z Tab. 21

| Zarzadzenie 9/2025/DGL

Koszty diagnostyki i monitorowania

Koszty diagnostyki i monitorowania

| Zgodnie z Tab. 22

| Zarzadzenie 9/2025/DGL
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4 Wyniki analizy

W rozdz. 4.1 przedstawiono aktualne roczne wydatki NFZ ponoszone na leczenie pacjentow
w stanie klinicznym wskazanym we wniosku.

W kolejnych rozdziatach przedstawiono catkowite obcigzenia budzetowe zwigzane
z wprowadzeniem refundacji zilukoplanu (Zilbrysq®) w leczeniu dorostych chorych
z uogolniong miastenig z dodatnim wynikiem badania na obecnosc przeciwciat przeciwko
receptorowi acetylocholiny (AChR).

4.1 Oszacowania aktualnych wydatkow
(pierwszy rok analizy)

Zgodnie z § 6. ust. 1 pkt 3 Rozporzadzenia MZ analiza wptywu na budzet powinna zawierac
oszacowania aktualnych rocznych wydatkow podmiotu zobowigzanego do finansowania
swiadczen ze $rodkow publicznych, ponoszonych na leczenie pacjentow w stanie klinicznym
wskazanym we wniosku, z wyszczegolnieniem sktadowej wydatkow stanowiacej refundacje
ceny wnioskowanej technologii, o ile wystepuje.

Zgodnie z obowigzujacym Obwieszczeniem Ministra Zdrowia zilukoplan (produkt Zilbrysg®)
nie jest aktualnie refundowany w leczeniu miastenii, w zwigzku z czym wydatki podmiotu
zobowigzanego do finansowania swiadczen ze srodkow publicznych ponoszone na leczenie
pacjentow w analizowanym stanie klinicznym, stanowiace refundacje ceny analizowanej
technologii wynosza 0 PLN.

Ponizej przedstawiono catkowite obcigzenia budzetowe z perspektywy NFZ zwigzane ze
stosowaniem scenariusza istniejacego w populacji chorych z miastenia zgodnie
z proponowanym wskazaniem refundacyjnym, dla zatozen przyjetych w analizie
podstawowej.

Liczbe chorych przyjeto jako liczebnos¢ populacji docelowej w | roku, zgodnie
z oszacowaniami przedstawionymi w rozdz. 3.2.11 3.2.2.

Aktualne obcigzenia budzetowe z perspektywy NFZ zwigzane z leczeniem chorych w ramach
analizowanej populacji chorych oszacowano na || GG

Tab. 25. Oszacowania aktualnych wydatkow.
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* liczebnos¢ populacji docelowej; **szacowane przy zatozeniu wszystkich parametrow scenariusza
podstawowego.

4.2  Wyniki analizy z RSS

4.2.1 Wariant podstawowy

Liczbe chorych, u ktorych zilukoplan bedzie stosowany w wariancie najbardziej

prawdopodobnym (pacjento-lata terapii) oszacowano na || KEGTcNTNTNGNGNGNGE

Zestawienie wynikow koncowych dla 2 kolejnych lat przedstawiono w ponizszej tabeli.
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Tab. 26. Prognozowane obcigzenia budzetowe w | i Il roku analizy (PLN) - wariant podstawowy.

uPURTIE
el Ll 1l II

[¥%]
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4.2.2 Wariant minimalny

Liczbe chorych, u ktorych zilukoplan bedzie stosowany w wariancie minimalnym (pacjento-

lata terapii) oszacowano na || GG

Zestawienie wynikow koncowych dla 2 kolejnych lat przedstawiono w ponizszej tabeli.
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Tab. 27. Prognozowane obcigzenia budzetowe w | i Il roku analizy (PLN) - wariant minimalny.

pIRTIE
ol Ll Ll II

[¥%]
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4.2.3 Wariant maksymalny

Liczbe chorych, u ktorych zilukoplan bedzie stosowany w wariancie maksymalnym (pacjento-

lata terapii) oszacowano na [

Zestawienie wynikow koncowych dla 2 kolejnych lat przedstawiono w ponizszej tabeli.
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Tab. 28. Prognozowane obcigzenia budzetowe w | i Il roku analizy (PLN) - wariant maksymalny.

pIRTIE
ol Ll Ll II

I

0
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4.2.4 Analiza wrazliwosci
Wyniki scenariuszy analizy wrazliwosci zebrano ponizej.

W analizie wrazliwosci dodatkowe obciazenia budzetowe zwigzane z wprowadzeniem
finansowania zilukoplanu w analizowanej populacji chorych wyniosa

Tab. 29. Prognozowane obcigzenia budzetowe w horyzoncie 2 lat - analiza wrazliwosci.

Wariant | rok, PLN Zmiana vs BC Il rok, PLN Zmiana vs BC
L I |
L I ||
|| I .
H | I
| I |
I 1 ]
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4.3  Wyniki analizy bez RSS

4.3.1 Wariant podstawowy

Liczbe chorych, u ktorych zilukoplan bedzie stosowany w wariancie najbardziej

prawdopodobnym (pacjento-lata terapii) oszacowano na | GGG

Dodatkowe obciazenia budzetowe zwigzane z wprowadzeniem finansowania zilukoplanu
w analizowanym wskazaniu wyniosg 5,04 min PLN w | roku i 12,04 min PLN w Il roku.

Zestawienie wynikow koncowych dla 2 kolejnych lat przedstawiono w ponizszej tabeli.

42



Zilukoplan (Zilbrysq®) w leczeniu uogolnione] miastenii
Analiza wptywu na budzet

Tab. 30. Prognozowane obcigzenia budzetowe w | i Il roku analizy (PLN) - wariant podstawowy.

PIPIPTI
el Ll 1l II
Al Lul Ll

12040 211

I
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4.3.2 Wariant minimalny

Liczbe chorych, u ktorych zilukoplan bedzie stosowany w wariancie minimalnym (pacjento-

lata terapii) oszacowano na || GTccNNNGNGEGEGEL.

Dodatkowe obciazenia budzetowe zwigzane z wprowadzeniem finansowania zilukoplanu
w analizowanym wskazaniu wyniosga 4,56 min PLN w | roku i 10,86 mln PLN w Il roku.

Zestawienie wynikow koncowych dla 2 kolejnych lat przedstawiono w ponizszej tabeli.
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Tab. 31. Prognozowane obcigzenia budzetowe w | i Il roku analizy (PLN) - wariant minimalny.

PUTIP
ol Ll Ll II
Al Lul Ll

10 862 571

I
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4.3.3 Wariant maksymalny

Liczbe chorych, u ktorych zilukoplan bedzie stosowany w wariancie maksymalny (pacjento-

lata terapii) oszacowano na [

Dodatkowe obciazenia budzetowe zwigzane z wprowadzeniem finansowania zilukoplanu
w analizowanym wskazaniu wyniosg 5,52 min PLN w | roku i 13,22 min PLN w Il roku.

Zestawienie wynikow koncowych dla 2 kolejnych lat przedstawiono w ponizszej tabeli.
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Tab. 32. Prognozowane obcigzenia budzetowe w | i Il roku analizy (PLN) - wariant maksymalny.
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4.3.4 Analiza wrazliwosci

Wyniki scenariuszy analizy wrazliwosci zebrano ponizej.

W analizie wrazliwosci dodatkowe obcigzenia budzetowe zwigzane z wprowadzeniem
finansowania zilukoplanu w analizowanej populacji chorych wyniosa od -5,05 min PLN
(oszczednosci; SAS - koszty komparatorow na podstawie || ) do 7,13 min PLN
(SA2B - masa i powierzchnia ciata zgodnie z |GGG
w | roku oraz od -12,70 mln PLN (oszczednosci; SA5 - koszty komparatorow na podstawie

B (o 16,84 min PLN (SA2B - masa i powierzchnia ciata zgodnie z || EGzG

I ) v II roku analizy.

Tab. 33. Prognozowane obciazenia budzetowe w horyzoncie 2 lat - analiza wrazliwosci.

Wariant I rok, PLN Zmiana vs BC Il rok, PLN Zmiana vs BC

BC 5 039 593 s 12 040 211

1 5 039 593 | 0% 12 040 211 0%
2A 6 953 026 38% 16 434 724 36%
2B 7 129 656 41% 16 835 632 40%
3 4595 657 -9% | 10 871 246 -10%
4 -5 054 521 -200% | -12 704 723 -206%
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5 Aspekty etyczne, spoteczne, prawne,
wptyw na organizacje udzielania
Swiadczen zdrowotnych

Wnioskowane jest wprowadzenie finansowania zilukoplanu (Zilbrysq®) w leczeniu dorostych
chorych z uogodlniona miastenia z dodatnim wynikiem badania na obecnos¢ przeciwciat
przeciwko receptorowi acetylocholiny (AChR).

Wnioskowana do objecia refundacja populacja jest zgodna z populacja objeta wskazaniem
rejestracyjnym w Charakterystyce Produktu Leczniczego (ChPL Zilbrysq), przy czym
liczebnos¢ populacji jest bardzo ograniczona. Powoduje to w petni zachowang kontrole
budzetu ptatnika publicznego.

Nie zidentyfikowano dziedziny zycia spotecznego, ktora mogtaby poniesc straty, ani sytuacji
budzacych dylematy moralne zwiazane z wprowadzeniem finansowania zilukoplanu
(Zilbrysq®) w leczeniu uogolnionej miastenii. Zapewnienie dostepu do skutecznej opcji
terapeutycznej umozliwia pacjentom powrot do zycia spotecznego i zawodowego, m.in.
dzieki mozliwosci samodzielnego podawania leku bez koniecznosci wizyt w placéwce
zdrowotnej.

Jak kazde leczenie, rowniez terapia zilukoplanem moze nie by¢ zaakceptowana przez
poszczegolnych chorych. Zastosowanie terapii powinno by¢ poprzedzone szczegotowa
informacja dla chorego o potencjalnych korzysciach i ryzyku jej stosowania, w tym
specyficznych dziataniach niepozadanych i ostrzezeniach zawartych w Charakterystyce
Produktu Leczniczego. Z uwagi na indywidualng odpowiedz chorego na leczenie, a takze
zmiennos¢ i nieprzewidywalnos¢ objawow choroby, konieczna jest dostepnos¢ do jak
najszerszego wachlarza lekow w leczeniu miastenii.

Nie zidentyfikowano zadnych obowigzujacych regulacji prawnych, ktore wymagatyby
korekty. Poprzez wprowadzenie finansowania zilukoplanu spodziewany jest wzrost poziomu
satysfakcji pacjentow wynikajacy z dostepu do nowoczesnej opcji terapeutycznej
i mozliwosci wyboru terapii, a takze mozliwosci samodzielnego stosowania leku w warunkach
domowych (po przeszkoleniu przez pracownika ochrony zdrowia).

Wprowadzenie finansowania zilukoplanu (Zilbrysq®) w leczeniu uogolnionej miastenii bedzie
wymagato utworzenia nowej grupy limitowej. Podobnie, jak w przypadku innych lekow w
programie, zwigzane to bedzie z natozeniem na podmioty $wiadczace ten rodzaj terapii
wymogu raportowania danych i bedzie dawac mozliwosC szczegotowego monitorowania
chorych oraz zuzycia zasobow.

Nie zidentyfikowano dodatkowych bezposrednich kosztow zwigzanych ze stosowaniem
zilukoplanu, ktore dotycza bezposrednio ptatnika publicznego lub pacjenta.
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Ograniczenia i dyskusja

Celem analizy jest ocena wptywu na system ochrony zdrowia, w tym budzet Narodowego
Funduszu Zdrowia (NFZ), finansowania ze srodkow publicznych zilukoplanu w leczeniu
dorostych chorych z uogolniona miastenia z dodatnim wynikiem badania na obecnosc
przeciwcial przeciwko receptorowi acetylocholiny (AChR), spetniajacych kryteria wlaczenia
do programu lekowego.

o

Biorac pod uwage dostepnosc alternatywnych, wskazywanych w najnowszych wytycznych
klinicznych (GNS 2024, Gilhus 2024, De Bleecker 2024), opcji terapeutycznych leczenia
miastenii uogolnionej, a takze ich wskazania refundacyjne w Polsce, jako komparatory dla
zilukoplanu przyjeto efgartigimod i rawulizumab. Wybor komparatorow jest zgodny
z wytycznymi Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji (Wytyczne AOTMIT) oraz
Rozporzadzeniem Ministra Zdrowia (MZ) w sprawie minimalnych wymagan (Rozporzadzenie
MZ). Zgodnie z aktualnymi wytycznymi oceny technologii medycznych AOTMIT,
komparatorem dla ocenianej interwencji w pierwszej kolejnosci musi byc¢ tzw. istniejaca
praktyka.

Liczebnosc populacji chorych, ktorzy beda leczeni zilukoplanem w analizowanym wskazaniu
w kolejnych latach oszacowano na podstawie

W scenariuszu istniejacym zatozono, ze u pacjentow z populacji docelowej bedg stosowane
dotychczas refundowane leki (efgartigimod, rawulizumab). W scenariuszu nowym przyjeto
wprowadzenie refundacji preparatu Zilbrysq™ (zilukoplan) w leczeniu docelowej populacji
dorostych chorych z uogolniong miastenia z dodatnim wynikiem badania na obecnosc¢
przeciwciat przeciwko receptorowi acetylocholiny (AChR), spetniajacych kryteria wtaczenia
do programu lekowego. Zatozono stopniowe (liniowe) wtaczanie chorych do programu
lekowego.

Srednia liczbe chorych z miastenia,
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Analize wptywu na budzet przeprowadzono na podstawie wynikow analizy minimalizacji
kosztow (CMA Zilbrysq). Do oszacowania bezposrednich kosztow medycznych wykorzystano
m.in. Zarzadzenia Prezesa NFZ, aktualne Obwieszczenie MZ oraz dane Wnioskodawcy.
Analize wptywu na budzet przeprowadzono z uwzglednieniem kosztéw nabycia substancji
czynnych, kosztow podania i diagnostyki/monitorowania leczenia, uznajac, ze pozostate
koszty zwigzane z: leczeniem powiktan, stosowaniem innych lekow i leczeniem dziatan
niepozadanych nie roznicuja analizowanych opcji terapeutycznych.

Brak uwzglednienia kosztow stosowania terapii standardowej, do ktdrej dodawane sa
zilukoplan, efgartigimod i rawulizumab, jest podejsciem konserwatywnym analizy, gdyz na
podstawie zebranych dowodow mozna domniemywac, ze dzieki zastosowaniu zilukoplanu
w praktyce klinicznej bedzie nastepowac zmniejszenie dawki lub odstawienie stosowania
kortykosteroidow przy zachowaniu skutecznosci leczenia (Genge 2024), co moze przetozyc
sie na redukcje kosztow w ramieniu interwencji.

Sredni koszt zilukoplanu, efgartigimodu i rawulizumabu oszacowano po uwzglednieniu
rozktadu masy ciata chorych. Zastosowane podejscie wynika z faktu, iz dawkowanie tych
lekow jest rozne w roznych kategoriach masy ciata. Rozktad masy ciata chorych przyjeto
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Dawkowanie lekow przyjeto zgodnie z Charakterystykami Produktéw Leczniczych. Liczbe

cykli w roku dla efgartigimodu przyijeto zgodnie z || GKcNGE

Liczbe wizyt w roku dla efgartigimodu przyjeto po uwzglednieniu $redniej liczby cykli

Z uwagi na wnioskowang refundacje zilukoplanu w ramach programu lekowego, w analizie
podstawowej przyjeto perspektywe NFZ. Perspektywe wspolng (NFZ i chorego) uwzgledniono
w analizie wrazliwosci. Przyjeto 2-letni horyzont czasowy obserwacji.
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Ze wzgledu na brak wiarygodnych danych, w analizie nie uwzgledniono wykluczenia chorych
z programu, m.in. z uwagi na brak skutecznosci terapii, a zatem obcigzenia budzetowe
zwiazane z finansowaniem ze Srodkow publicznych zilukoplanem w analizowanej populacji
chorych w rzeczywistosci beda nizsze niz oszacowane.

W celu zbadania wptywu poszczegolnych parametrow na koncowe wyniki analizy
przeprowadzono deterministyczng analize wrazliwosci.

Wprowadzenie finansowania zilukoplanu w leczeniu dorostych chorych z uogolniong
miastenig z dodatnim wynikiem badania na obecnosc przeciwciat przeciwko receptorowi
acetylocholiny (ang. acetylcholine receptor; AChR), spetniajacych kryteria wtaczenia do
programu lekowego, zwigzane jest z
I /<tualnie w programie lekowym leczenia
miastenii dostepne pozostaja leki o roznym koszcie rocznej terapii, ktore na podstawie
analiz posrednich nie wykazaty korzysci klinicznych miedzy sobg, jednoczesnie umozliwiajac
indywidualny dobor terapii dla kazdego pacjenta na podstawie opinii klinicysty.

Dostep do terapii zilukoplanem wptynie na lepsza kontrole choroby i poprawe
funkcjonowania chorych obcigzonych zmiennymi i nieprzewidywalnymi objawami
miastenii (zaostrzenia choroby, przetomy miasteniczne stanowigce stan zagrozenia
zycia), atakze poszerzy ograniczone mozliwosci dedykowanego leczenia miastenii
(wtym u chorych po wyczerpaniu innych dostepnych opcji terapeutycznych), co
w rezultacie przelozy sie na lepsze zindywidualizowanie terapii, a co z tym zwigzane -
na lepsze wyniki leczenia.

Zaréwno najnowsze wytyczne praktyki klinicznej, jak i opinie i rekomendacje polskich
ekspertow klinicznych wskazuja na potrzebe udostepnienia wszystkich zarejestrowanych
innowacyjnych terapii w leczeniu miastenii uogélnionej, ktore dzieki celowanemu
mechanizmowi dziatania zapewniaja diugotrwate leczenie bez ucigzliwych dziatan
niepozadanych, towarzyszacych standardowej terapii (np. sterydoterapii), prowadzac do
istotnego ograniczenia i opanowania objawéw choroby oraz poprawy jakosci zycia
pacjentow (Raport Miastenia 2023b, Raport Miastenia 2024). Refundacja zarejestrowanych
w Unii Europejskiej lekow w terapii miastenii bedzie realizacja priorytetowego
traktowania chorob rzadkich i neurologicznych w Polsce (Raport Miastenia 2023). Z uwagi
na indywidualng odpowiedz chorego na leczenie, a takze zmiennosc
i nieprzewidywalnos¢ objawoéw choroby, konieczna jest dostepnosc do jak najszerszego
wachlarza lekow w leczeniu miastenii.

52



Zilukoplan (Zilbrysq®) w leczeniu uogolnionej miastenii
Analiza wptywu na budzet

7 Podsumowanie i wnioski

Celem analizy jest ocena wptywu na system ochrony zdrowia, w tym budzet Narodowego
Funduszu Zdrowia (NFZ), finansowania ze srodkow publicznych zilukoplanu (Zilbrysq®)
w leczeniu dorostych chorych z uogolniong miastenig z dodatnim wynikiem badania na
obecnosc¢ przeciwciat przeciwko receptorowi acetylocholiny (ang. acetylcholine receptor;
AChR), spetniajacych kryteria wtaczenia do programu lekowego.

Biorac pod uwage dostepnosc alternatywnych, wskazywanych w najnowszych wytycznych
klinicznych (GNS 2024, Gilhus 2024, De Bleecker 2024), opcji terapeutycznych leczenia
miastenii uogolnionej, a takze ich wskazania refundacyjne w Polsce, jako komparatory dla
zilukoplanu przyjeto efgartigimod i rawulizumab.

Wyniki analizy z RSS
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Wyniki analizy bez RSS

Perspektywa NFZ

Dodatkowe obcigzenia budzetowe zwiazane z wprowadzeniem finansowania
zilukoplanu w analizowanym wskazaniu wyniosa 5,04 min PLN w | roku i 12,04
miln PLN w Il roku.

Dodatkowe obcigzenia budzetowe zwigzane z wprowadzeniem finansowania
zilukoplanuw analizowanym wskazaniu wyniosa 4,56 mln PLN w | roku i 10,86
min PLN w Il roku.

¢ Dodatkowe obcigzenia budzetowe zwigzane z wprowadzeniem finansowania
zilukoplanu w analizowanym wskazaniu wyniosa 5,52 mln PLN w | roku i 13,22

min PLN w Il roku.
4, W analizie wrazliwosci dodatkowe obcigzenia budzetowe zwiazane z wprowadzeniem
finansowania zilukoplanu w analizowanej populacji chorych wyniosg od -5,05 mln PLN
(oszczednosci; SA5 - koszty komparatorow na podstawie | ) do 7,13 min
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PLN (SA2B - masa i powierzchnia ciata zgodnie z || EGczczNzNzINIEILNLH

B | roku oraz od -12,70 mln PLN (oszczednosci; SA5 - koszty komparatorow
na podstawie | I do 16,84 mln PLN (SA2B - masa i powierzchnia ciata

zgodnie z | ) v || roku analizy.

Perspektywa wspolna

e Z uwagi na brak doptaty chorych do lekow, podania
i diagnostyki/monitorowania leczenia, wyniki z perspektywy wspolnej sg
tozsame z wynikami z perspektywy NFZ.

e Dodatkowe obcigzenia budzetowe zwigzane z wprowadzeniem finansowania
zilukoplanu w analizowanym wskazaniu wyniosg 5,04 mln PLN w | roku i 12,04
mln PLN w Il roku.

Whnioski

Zilukoplan to terapia, ktora pacjenci z uogdlniong miastenia, po przeszkoleniu przez
pracownika ochrony zdrowia, moga samodzielnie stosowac w postaci szybkiego i dobrze
tolerowanego wstrzykniecia podskornego. Dzieki temu chory nie jest zmuszony do wizyt
w szpitalu w celu przyjecia kolejnej dawki leku. Wizyty zwigzane z podaniem leku moga
stanowi¢ ogromne wyzwanie, z uwagi na fakt, ze osrodki prowadzace program lekowy s3
czesto oddalone od miejsca zamieszkania, a zatem podanie leku czesto wiagze sie
z koniecznoscia wziecia dnia wolnego od pracy. Mozliwos¢ samodzielnego podania leku
w warunkach domowych ma zatem ogromne znaczenie dla pacjentow, ale jest takze
istotne z perspektywy organizacji pracy danego osrodka realizujagcego program lekowy.

Wprowadzenie finansowania zilukoplanu w leczeniu dorostych chorych z uogodlniong
miastenia z dodatnim wynikiem badania na obecnos¢ przeciwciat przeciwko receptorowi
acetylocholiny (ang. acetylcholine receptor; AChR), spetniajacych kryteria wtaczenia do
programu lekowego, zwigzane jest z

Wprowadzenie finansowania zilukoplanu umozliwi dorostym chorym z miastenig uogolniong
z dodatnim wynikiem badania na obecnos¢ przeciwciat przeciwko receptorowi
acetylocholiny (AChR) dostep do terapii o udowodnionej skutecznosci i korzystnym
profilu bezpieczenstwa, ktéra otrzymata pozytywne rekomendacje refundacyjne we
Francji (HAS 2024), Holandii (ZN 2024) i Kanadzie (CADTH 2025b), a takze zostata
uwzgledniona w najnowszych niemieckich wytycznych klinicznych dotyczacych leczenia
miastenii (GNS 2024).

Dostep do terapii zilukoplanem wptynie na lepsza kontrole choroby i poprawe
funkcjonowania chorych obcigzonych zmiennymi i nieprzewidywalnymi objawami
miastenii, a takze poszerzy ograniczone mozliwosci dedykowanego leczenia miastenii,
co w rezultacie przetozy sie na lepsze zindywidualizowanie terapii. Miastenia to bardzo
zroznicowana pod wzgledem przebiegu i jej objawow choroba, w ktorej wymagane jest
zastosowanie indywidualnie dobranej terapii dla kazdego chorego. Stad, kazdy nowy
zarejestrowany produkt leczniczy powinien by¢ dostepny dla pacjentow, co
umozliwitoby zastosowanie zindywidualizowanej terapii z wachlarza dostepnych opcji
terapeutycznych.
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Zarowno najnowsze wytyczne praktyki klinicznej, jak i opinie i rekomendacje polskich
ekspertow  klinicznych  wskazuja na potrzebe udostepnienia  wszystkich
zarejestrowanych innowacyjnych terapii w leczeniu miastenii uogolnionej, ktore dzieki
celowanemu mechanizmowi dziatania zapewniajg dtugotrwate leczenie bez uciazliwych
dziatan niepozadanych, towarzyszacych standardowej terapii, prowadzac do istotnego
ograniczenia i opanowania objawéw choroby oraz poprawy jakosci Zycia pacjentow
(Raport Miastenia 2024). Refundacja zarejestrowanych w Unii Europejskiej lekow w terapii
miastenii bedzie realizacjg priorytetowego traktowania choréb rzadkich w Polsce.

56



Zilukoplan (Zilbrysq®) w leczeniu uogolnionej miastenii
Analiza wptywu na budzet

8 Aneks

8.1  Aspekty etyczne

CZY POZYTYWNE ROZPATRZENIE WNIOSKU WPLYNIE NA OSOBY INNE NIZ STOSUJACE TE
TECHNOLOGIE (WPLYWY ZEWNETRZNE)?

Czy i ktore grupy pacjentow moga byc faworyzowane na skutek zatozen przyjetych w analizie?

Spodziewana jest korzy$¢ dla dorostych chorych z uogélniong miastenig z dodatnim
wynikiem badania na obecnos¢ przeciwciat przeciwko receptorowi acetylocholiny (AChR),
spetniajacych kryteria wiaczenia do programu lekowego.

Czy niekwestionowany jest rowny dostep do technologii medycznej przy jednakowych potrzebach?
Tak - w ramach populacji spetniajacej kryteria wlaczenia do programu lekowego.
Czy spodziewana jest duza korzysc dla waskiej grupy osob, czy korzys¢ mata, ale powszechna?

Dostep do analizowanej technologii bedzie ograniczony do dorostych chorych z uogdlniong
miastenig z dodatnim wynikiem badania na obecnos¢ przeciwciat przeciwko receptorowi
acetylocholiny (AChR), spetniajacych kryteria wtaczenia do programu lekowego.

Czy technologia jest odpowiedzig na niezaspokojone dotychczas potrzeby grup spotecznie
uposledzonych?

Technologia nie dotyczy grup spotecznie uposledzonych.

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

Proponowana technologia jest skierowana do chorych z uogolniong miastenia z dodatnim
wynikiem badania na obecnosc przeciwciat przeciwko receptorowi acetylocholiny (AChR).
W analizowanym wskazaniu refundowane sg obecnie inne opcje terapeutyczne.

CZY POZYTYWNA DECYZJA MOZE POWODOWAC PROBLEMY SPOLECZNE?
Czy moze wplywac na poziom satysfakcji pacjentow z otrzymywanej opieki medycznej?
Spodziewany jest wzrost poziomu satysfakcji pacjentow przez utatwiony dostep (ze

wzgledow finansowych) do skutecznej i rekomendowanej przez autorow wytycznych
klinicznych opcji terapeutycznej.

Czy moze grozi¢ niezaakceptowaniem postepowania przez poszczegolnych chorych?

Mato prawdopodobne. Analizowana terapia, podobnie jak kazda technologia medyczna,
moze byc nieakceptowana przez poszczegolnych chorych.

Czy moze powodowac lub zmieniac stygmatyzacje?
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Nie.
Czy moze wywotywac lek?
Mato prawdopodobne.
Czy moze powodowac dylematy moralne?
Mato prawdopodobne.
Czy moze stwarzac problemy dotyczace ptci lub rodzinne?
Nie.
CZY DECYZJA DOTYCZACA TECHNOLOGII NIE KOLIDUJE Z PRAWEM?
Czy nie stoi w sprzecznosci z aktualnie obowigzujacymi regulacjami prawnymi?
Nie zidentyfikowano sprzecznosci z regulacjami prawnymi.
Czy stwarza koniecznos¢ dokonania zmian w prawie/przepisach?
W przypadku pozytywnej decyzji refundacyjnej wymagane bedzie utworzenie nowej grupy
limitowej. Podobnie, jak w przypadku innych lekow w programie, zwiazane to bedzie
z natozeniem na podmioty Swiadczace ten rodzaj terapii wymogu raportowania danych
i bedzie dawac mozliwosc szczegotowego moniterowania chorych oraz zuzycia zasobow.
Czy oddziatuje na prawa cztowieka lub pacjenta?
Tak. Zgodnie z Art. 6.1. na podstawie Ustawy z dnia 6 listopada 2008 r. o prawach pacjenta
i Rzeczniku Praw Pacjenta, ,,pacjent ma prawo do swiadczen zdrowotnych odpowiadajqcych
wymaganiom aktualnej wiedzy medycznej.”
CZY STOSOWANIE TECHNOLOGII NAKLADA SZCZEGOLNE WYMOGI?
Czy jest koniecznosc szczegolnego informowania pacjenta lub uzyskiwania jego zgody?
Tak. Podobnie jak w przypadku wszystkich innych technologii medycznych.
Czy istnieje potrzeba zapewnienia pacjentowi poufnosci postepowania?
Tak. Podobnie jak w przypadku wszystkich innych technologii medycznych.

Czy istnieje potrzeba uwzgledniania indywidualnych preferencji, potrzeba czynnego udziatu
pacjenta w podejmowaniu decyzji o wyborze metody postepowania?

Tak. Podobnie jak w przypadku wszystkich innych technologii medycznych.
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8.2 Ankieta dla rozanoliksyzumabu

Uogdlniona postac¢ miastenii
- populacja docelowa dla rozanoliksyzumabu

Badanie opinii

!lmie i nazwisko

"Tytut naukowy
|

iSpecjalizacja

'Nazwa i adres reprezentowanego Osrodka

\Podpis |

iPanstwa dane osobowe i afiliacje zostang przedstawione w raporcie HTA wytacznie informacyijnie,
;jako ekspertow konsultujacych i wskazujgacych dane w oparciu o wtasne doswiadczenia.

Celem niniejszego badania jest zebranie danych dotyczacych populacji docelowej dla
rozanoliksyzumabu (Rystiggo®) w leczeniu uogélnionej postaci miastenii.

Prosimy o weryfikacje/uzupetnienie ponizszych danych. Dane do uzupetnienia zaznaczone
zostaty dwoma [Jl] wyroznionymi na kolor zétty.

8.2.1 Charakterystyka populacji

Charakterystyke populacji docelowej dla rozanoliksyzumabu (okreslong zapisami programu
lekowego) przedstawiono ponizej. Przedstawiono dwie wersje populacji - ZAWEZONA
i SZEROKA.

Tab. 34. Kryteria wilaczenia do programu lekowego dla rozanoliksyzumabu.
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|
|

]

8.2.2 Liczebnos¢ populacji

8.2.2.1 Chorobowosé¢

Liczbe chorych z miastenia w Polsce oszacowano na || GGG

Prosimy o weryfikacje ponizszych odsetkow chorych dotyczacych populacji docelowej dla
rozanoliksyzumabu.

UWAGA: Na tym etapie dla obu lekow populacja chorych pokrywa sie, a elementem
roznicujgcym jest populacja chorych z MuSK+.

Tab. 35. Szacowanie liczebnosci populacji docelowej dla rozanoliksyzumabu.

Oszacowania

Liczba chorych z miastenia w Polsce

Odsetek chorych dorostych

Liczba dorostych chorych z miastenia

Uogolniona posta¢ miastenii

B
O
a
(=]

Liczba dorostych chorych z miastenia
uogolniong

Obecnosc przeciwciat przeciwko
receptorowi acetylocholiny (AChR)
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Oszacowania

Liczba dorostych chorych z miastenig [
uogolniona, z AChR+

Obecnos¢ przeciwciat przeciwko
swoistej kinazie tyrozyny (MuSK)

Liczba dorostych chorych z miastenia B
uogolniong, z MuSK+

~
2=
o
Q
(=]

Liczba dorostych chorych z miastenig
uogolniona, z AChR+ lub MuSK+

Komentarz/Zrodto danych

Kolejnymi kryteriami rozpoczecia terapii rozanoliksyzumabem jest historia wczesniejszego
leczenia (A), a nastepnie objawy choroby (B).

W tabeli ponizej prosimy o uzupetnienie/weryfikacje odsetkow chorych:
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Tab. 36. Liczby chorych z objawami choroby pomimo leczenia.

Dorosli chorzy | Dorosli chorzy
Z miastenia Z miastenia
uogolniona, uogodlniong,
z AChR+ Z MuSK+
[ | N
. L L
]
]
|
I
.
.
I
I | N
. I
|
] | N
]
I
I L L
]
.
I
|
i | N
I
I
I
.
I
|

Komentarz/Zrodto danych

8.2.2.2 Zachorowalnosé¢

Liczbe nowych dorostych chorych rocznie z miastenia w Polsce oszacowano na [ GzG

I
. 0000000O00O0O0O0O0O0O0O0O0O0O0O0O0O0OoO0OoOoO@O@o___
|
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Prosimy o weryfikacje odsetka chorych z uogodlniona postacig miastenii wsrod nowo
rozpoznanych dorostych chorych z miastenig w Polsce.

Tab. 37. Szacowanie liczebnosci nowo rozpoznanych chorych z miastenig uogélniona.

Oszacowania

Liczba dorostych nowo rozpoznanych chorych z miastenia

Odsetek nowo rozpoznanych chorych z miastenia
uogolniong

Liczba nowo rozpoznanych chorych z miastenia
uogodlniona

Komentarz/Zrodlo danych

...........................................

.....................................................................................................

Zgodnos¢ z minimalnymi
(Rozporzadzenie MZ)

wymaganiami

Tab. 38. Zgodnos¢ opracowania z minimalnymi wymaganiami dla analizy wpltywu na budzet.

Nr | Analiza wptywu na budzet [ Rozdziat/dokument ] Komentarz

1 | Czy zawiera oszacowanie rocznej liczebnosci populacji:
obejmujacej wszystkich pacjentow, u ktorych 3.2.1 Tak
wnioskowana technologia moze by¢ zastosowana,
docelowej, wskazanej we wniosku, 3.2.2 Tak
w ktorej wnioskowana technologia jest obecnie 3.2.3 Tak
stosowana?

2 | Czy zawiera oszacowanie rocznej liczebnosci 3.2.4 Tak
populacji, w ktérej wnioskowana technologia
bedzie stosowana przy zatozeniu, wydania decyzji
o objeciu refundacja?

3 | Czy zawiera oszacowanie aktualnych rocznych 4.1 Tak: brak
wydatkow srodkow publicznych, ponoszonych na refundacji
leczenie pacjentow w stanie klinicznym wnioskowanej
wskazanym we wniosku, z wyszczegolnieniem technologii
sktadowej wydatkow stanowiacej refundacje ceny
wnioskowanej technologii, o ile wystepuje?

4 | Czy zawiera iloSciowa prognoze rocznych 4.2,4.3 Tak: scenariusz
wydatkow srodkow publicznych, jakie beda istniejacy
ponoszone na leczenie pacjentow w stanie w kolejnych
klinicznym wskazanym we wniosku, latach
z wyszczegolnieniem sktadowej
wydatkow stanowiacej refundacje ceny
wnioskowanej technologii, przy zatozeniu, ze
minister wtasciwy do spraw zdrowia nie wyda
decyzji o objeciu refundacja?
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Nr

Analiza wptywu na budzet

Rozdziat/dokument

Komentarz

Czy zawiera ilosciowa prognoze rocznych
wydatkow podmiotu zobowiazanego do
finansowania swiadczen ze srodkow publicznych,
jakie beda ponoszone na leczenie pacjentow

w stanie klinicznym wskazanym we wniosku, z
wyszczegolnieniem sktadowej

wydatkow stanowiacej refundacje ceny
wnioskowanej technologii, przy zatozeniu, ze
minister wtasciwy do spraw zdrowia wyda decyzje
o objeciu refundacja?

42,43

Tak: scenariusz
nowy w kolejnych
latach

Czy zawiera oszacowanie dodatkowych wydatkow
srodkow publicznych, jakie bedg ponoszone na
leczenie pacjentéw w stanie klinicznym
wskazanym we wniosku, stanowiacych roznice
pomiedzy prognozami, o ktorych mowa w pkt. 24
i 25, z wyszczegolnieniem sktadowej

wydatkow stanowigcej refundacje ceny
wnioskowanej technologii?

4.2, 4.3

Tak: roznica
kosztow pomiedzy
scenariuszami
nowym i
istniejacym

Czy zawiera minimalny i maksymalny wariant
oszacowania, o ktorym mowa w pkt. 62

4.2,4.3

Tak

Czy zawiera zestawienie tabelaryczne wartosci,
na podstawie ktorych dokonano oszacowan, o
ktorych mowa w pkt 1-3, 6 1 7 oraz prognoz, o
ktorych mowa w pkt 4 i 57

3.14

Tak

Czy zawiera wyszczegolnienie zatozen, na
podstawie ktorych dokonano oszacowan, o
ktorych mowa w pkt 1-3, 6 i 7 oraz prognoz, o
ktorych mowa w pkt 4 i 5, w szczegolnosci
zatozen dotyczacych kwalifikacji wnioskowanej
technologii do grupy limitowej i wyznaczenia
podstawy limitu?

3.14

Tak

10

Czy zawiera dokument elektroniczny,
umozliwiajacy powtorzenie wszystkich kalkulacii,
w wyniku ktarych uzyskano oszacowania

oraz prognozy?

Dotaczony

11

Czy oszacowania i prognozy dokonywane sa w
horyzoncie czasowym wiasciwym dla analizy
wptywu na budzet (nie krotszy niz 2 lata)?

3.4

Tak

12

Czy oszacowania oraz prognozy dokonano na
podstawie oszacowan rocznej liczebnosci
populacji?

3.2.4

Tak

13

Czy jezeli nie jest mozliwe przedstawienie
wiarygodnych oszacowan rocznej liczebnosci
populacji analiza zawiera dodatkowy wariant,
w ktorym oszacowania te uzyskano w oparciu o
inne dane?

Tak

14

Jezeli wnioskowane warunki objecia refundacjg obejmuja instrumenty dzi

elenia ryzyka, to

czy oszacowania i prognozy (pkt. 21-27), zostaty przedstawione w nastepujacych wariantach;

z uwzglednieniem proponowanego instrumentu 4.2 Tak
dzielenia ryzyka,
bez uwzglednienia proponowanego instrumentu 4.3 Tak

dzielenia ryzyka?
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Nr

Analiza wptywu na budzet

Rozdzial/dokument

Komentarz

15

Czy jezeli wnioskowane warunki objecia
refundacja obejmuja utworzenie nowej, odrebnej
grupy limitowej, analiza zawiera wskazanie
dowodow spetnienia wymagan ustawowych?

2

Tak

16

Czy jezeli wnioskowane warunki objecia
refundacja obejmuja kwalifikacje do wspolnej,
istniejacej grupy limitowej, analiza wptywu na
budzet zawiera wskazanie dowodow spetnienia
wymagan ustawowych?

Nie dotyczy

Ogolne adnotacje

17

Czy analizy: kliniczna, ekonomiczna, wptywu na budzet podmiotu zobowigzanego do
finansowania swiadczen ze srodkow publicznych i racjonalizacyjna zawierajq:

dane bibliograficzne wszystkich wykorzystanych Bibliografia Tak
publikacji, z zachowaniem stopnia

szczegotowosci, umozliwiajacego jednoznaczng

identyfikacje kazdej wykorzystanej publikacji,

wskazanie innych zrodet informacji zawartych w Bibliografia Tak

analizach, w szczegolnosci aktow prawnych
oraz danych osobowych autorow
niepublikowanych badan, analiz, ekspertyz i
opinii?
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