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Wykaz skrótów i akronimów 

AE analiza ekonomiczna 

AOTMiT Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji 

BIA analiza wpływu na budżet (ang. budget impact analysis) 

BSC najlepsze leczenie wspomagające (ang. best supportive care) 

ChPL Charakterystyka Produktu Leczniczego 

CHT chemioterapia 

epNET guzy neuroendokrynne pozatrzustkowe (ang. extrapancreatic 
neuroendocrine tumors) 

GEP-NEN guzy neuroendokrynne przewodu pokarmowego i trzustki (ang. 
gastroenteropancreatic neuroendocrine neoplasms) 

GI przewód pokarmowy (ang. gastrointestinal) 

GUS Główny Urząd Statystyczny 

MZ Minister Zdrowia 

NEN nowotwory neuroendokrynne (ang. neuroendocrine neoplasms) 

NET guzy neuroendokrynne (ang. neuroendocrine tumors) 

NFZ Narodowy Fundusz Zdrowia 

OS przeżycie całkowite (ang. overall survival) 

PFS  przeżycie wolne od progresji (ang. progression free survival) 

PLN Polski Złoty 

pNET guzy neuroendokrynne trzustkowe (ang. pancreatic neuroendocrine tumors) 

PRRT terapia izotopowa receptorowa (ang. peptide receptor radionuclide 
therapy) 

RSS mechanizm dzielenia ryzyka (ang. risk sharing scheme) 

SSTR receptory somatostatyny (ang. somatostatin receptors) 

TT terapia celowana (ang. targeted therapy) 
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Streszczenie 

Cel pracy 

Celem analizy jest oszacowanie wpływu na budżet związanego z refundacją preparatu Cabometyx® 
(kabozantynib) w leczeniu: 

• dorosłych pacjentów z nieresekcyjnymi lub przerzutowymi, dobrze zróżnicowanymi guzami 
neuroendokrynnymi pozatrzustkowymi (epNET), u których doszło do progresji choroby po 
uprzednim zastosowaniu co najmniej jednej terapii ogólnoustrojowej innej niż analogi 
somatostatyny oraz  

• dorosłych pacjentów z nieresekcyjnymi lub przerzutowymi, dobrze zróżnicowanymi guzami 
neuroendokrynnymi trzustkowymi (pNET), którzy zakończyli leczenie terapią izotopową 
ukierunkowaną na receptory peptydowe (PRRT), sunitynibem i ewerolimusem, lub u których 
istnieją przeciwwskazania do zastosowania tych terapii. 

Analizę kosztów terapii lekiem kabozantynib (Cabometyx®) + BSC przeprowadzono na tle kosztów 
samego BSC (ang. best supportive care). 

Metody 

Analizę przeprowadzono z perspektywy płatnika publicznego (NFZ) w horyzoncie dwóch kolejnych lat 
(2027-2028). Liczebność populacji docelowej szacowano w oparciu o dostępne dane epidemiologiczne, 
obejmujące w szczególności zapadalność na nowotwory neuroendokrynne, a także dane 
demograficzne dotyczące populacji Polski oraz informacje publikowane w literaturze naukowej. 
Stopień przejęcia rynku przez wnioskowaną technologię szacowano na podstawie opinii ekspertów 
klinicznych. W analizie uwzględniono koszty związane z: zakupem leków (kabozantynib, BSC), 
podaniem leków, monitorowaniem, zdarzeniami niepożądanymi oraz opieką terminalną. Wszystkie 
dane kosztowe wykorzystane w analizie wpływu na budżet pochodzą bezpośrednio z arkusza 
kalkulacyjnego modelu ekonomicznego wykorzystanego w analizie ekonomicznej. Analiza 
scenariuszowa objęła scenariusz istniejący, w którym oszacowano obecne koszty leczenia pacjentów 
w stanie klinicznym wskazanym we wniosku przy założeniu braku pozytywnej decyzji refundacyjnej 
dla wnioskowanej technologii, oraz scenariusze nowe (warianty: najbardziej prawdopodobny, 
minimalny i maksymalny), w których szacowano koszty terapii przy założeniu pozytywnej decyzji 
refundacyjnej dla wnioskowanej technologii lekowej. Poszczególne warianty scenariusza istniejącego 
i nowego różnią się liczebnością populacji docelowej oraz tempem przejęcia rynku przez wnioskowaną 
interwencję. W analizie przedstawiono wariant, w którym wnioskowana terapia jest refundowana 
w ramach istniejącej grupy limitowej 1175.0, Kabozantynib w katalogu chemioterapii.  

Analizę przeprowadzono z perspektywy płatnika publicznego w dwóch wariantach, tj. 
z uwzględnieniem i bez uwzględnienia umów podziału ryzyka. W niniejszym streszczeniu ograniczono 
opis wyników do wyników z uwzględnieniem umów podziału ryzyka, ze względu na fakt, że dla płatnika 
publicznego są to najistotniejsze i najbardziej informatywne wyniki. 

Wyniki 

Liczebność docelowej populacji oszacowano na 511 (405-625) oraz 525 (419-641) pacjentów 
odpowiednio w 1. i 2. roku analizy. 

Wyniki wszystkich wariantów przeprowadzonej analizy wskazują, że pozytywna decyzja dotycząca 
finansowania wnioskowanego preparatu będzie wiązała się ze wzrostem wydatków NFZ. 
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1 Cel analizy 

Celem analizy jest oszacowanie wpływu na budżet płatnika publicznego, wydania 

pozytywnej decyzji o finansowaniu ze środków publicznych preparatu Cabometyx® 

(kabozantynib) stosowanego w leczeniu: 

• dorosłych pacjentów z nieresekcyjnymi lub przerzutowymi, dobrze zróżnicowanymi 

guzami neuroendokrynnymi pozatrzustkowymi (epNET), u których doszło do progresji 

choroby po uprzednim zastosowaniu co najmniej jednej terapii ogólnoustrojowej 

innej niż analogi somatostatyny oraz  

• dorosłych pacjentów z nieresekcyjnymi lub przerzutowymi, dobrze zróżnicowanymi 

guzami neuroendokrynnymi trzustkowymi (pNET), którzy zakończyli leczenie terapią 

izotopową ukierunkowaną na receptory peptydowe (PRRT), sunitynibem 

i ewerolimusem, lub u których istnieją przeciwwskazania do zastosowania tych 

terapii. 

Wniosek refundacyjny, złożony przez zleceniodawcę analizy, obejmuje trzy prezentacje 

produktu leczniczego Cabometyx®: 

• 20 mg x 30 tabletek; 

• 40 mg x 30 tabletek; 

• 60 mg x 30 tabletek. 

Analizę kosztów terapii lekiem Cabometyx® w skojarzeniu z BSC przeprowadzono 

w porównaniu z kosztami leczenia samym BSC (najlepsze leczenie wspomagające, ang. best 

supportive care). W zakresie kosztów terapii BSC uwzględniono wydatki związane ze 

stosowaniem analogów somatostatyny, tj. lanreotydu i oktreotydu. Ze względu na 

wnioskowane warunki refundacji preparatu Cabometyx®, tj. refundacja w ramach katalogu 

chemioterapii odstąpiono od przeprowadzania analizy dopłat pacjentów. 
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2 Metodyka  

W niniejszym rozdziale przedstawiono zestawienie tabelaryczne wartości i wyszczególnienie 

założeń, na podstawie których dokonano oszacowań dotyczących: 

• rocznej liczebności populacji; 

• rocznej liczebności populacji, w której wnioskowana technologia będzie stosowana 

przy założeniu, że minister właściwy do spraw zdrowia wyda decyzję o objęciu 

refundacją, o której mowa w art. 11 ust. 1 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji 

leków, środków spożywczych specjalnego przeznaczenia żywieniowego oraz wyrobów 

medycznych (zwana dalej ustawą refundacyjną), lub decyzję o podwyższeniu ceny, 

o której mowa w art. 11 ust. 4 ustawy refundacyjnej; 

• aktualnych rocznych wydatków podmiotu zobowiązanego do finansowania świadczeń 

ze środków publicznych, ponoszonych na leczenie pacjentów w stanie klinicznym 

wskazanym we wniosku, z wyszczególnieniem składowej wydatków stanowiącej 

refundację ceny wnioskowanej technologii, o ile występuje; 

• dodatkowych wydatków podmiotu zobowiązanego do finansowania świadczeń ze 

środków publicznych, jakie będą ponoszone na leczenie pacjentów w stanie 

klinicznym wskazanym we wniosku, stanowiących różnicę pomiędzy prognozami, 

z wyszczególnieniem składowej wydatków stanowiącej refundację ceny 

wnioskowanej technologii, w tym minimalnych i maksymalnych wariantów dla tego 

oszacowania; 

• ilościowej prognozy rocznych wydatków podmiotu zobowiązanego do finansowania 

świadczeń ze środków publicznych, jakie będą ponoszone na leczenie pacjentów 

w stanie klinicznym wskazanym we wniosku, z wyszczególnieniem składowej 

wydatków stanowiącej refundację ceny wnioskowanej technologii przy założeniu, że 

minister właściwy do spraw zdrowia nie wyda decyzji o objęciu refundacją, o której 

mowa w art. 11 ust. 1 ustawy refundacyjnej  

• ilościowej prognozy rocznych wydatków podmiotu zobowiązanego do finansowania 

świadczeń ze środków publicznych, jakie będą ponoszone na leczenie pacjentów 

w stanie klinicznym wskazanym we wniosku, z wyszczególnieniem składowej 

wydatków stanowiącej refundację ceny wnioskowanej technologii przy założeniu, że 

minister właściwy do spraw zdrowia wyda decyzję o objęciu refundacją, o której 

mowa w art. 11 ust. 1 ustawy refundacyjnej.  

W analizie zdefiniowano scenariusz istniejący: najbardziej prawdopodobny, minimalny 

i maksymalny oraz scenariusze nowe: najbardziej prawdopodobny oraz minimalny 

i maksymalny (patrz Rozdział 2.6.1 oraz 2.6.2).  
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2.1 Populacja 

2.1.1 Szacowanie liczebności populacji obejmującej 

wszystkich pacjentów, u których wnioskowana 

technologia może być zastosowana 

Zgodnie z Charakterystyką Produktu Leczniczego, produkt leczniczy Cabometyx® 

zarejestrowany jest w następujących wskazaniach [ChPL Cabometyx]:  

Rak nerkowokomórkowy (RCC) 

• Cabometyx® w monoterapii jest wskazany w leczeniu zaawansowanego raka 

nerkowokomórkowego: 

o jako pierwsza linia leczenia dorosłych pacjentów z grupy pośredniego lub 

niekorzystnego ryzyka, 

o u dorosłych pacjentów, u których uprzednio zastosowano terapię celowaną na 

czynnik wzrostu śródbłonka naczyniowego (VEGF). 

• Cabometyx® w skojarzeniu z niwolumabem jest wskazany jako leczenie pierwszej linii 

zaawansowanego RCC u dorosłych pacjentów. 

Rak wątrobowokomórkowy (HCC) 

• Cabometyx® w monoterapii jest wskazany do leczenia HCC u dorosłych pacjentów 

wcześniej leczonych sorafenibem. 

Zróżnicowany rak tarczycy (DTC) 

• Cabometyx® w monoterapii jest wskazany do leczenia miejscowo zaawansowanego 

lub z przerzutami, zróżnicowanego raka tarczycy u dorosłych pacjentów z opornością 

na jod promieniotwórczy lub niekwalifikujących się do tej terapii, u których 

stwierdzono progresję choroby w trakcie lub po zakończeniu wcześniejszego leczenia 

systemowego. 

Guzy neuroendokrynne (NET) 

• Cabometyx® jest wskazany u dorosłych pacjentów z nieresekcyjnymi lub 

przerzutowymi, dobrze zróżnicowanymi guzami neuroendokrynnymi 

pozatrzustkowymi (epNET) oraz trzustkowymi (pNET), u których doszło do progresji 

choroby po co najmniej jednej wcześniejszej terapii ogólnoustrojowej innej niż 

analogi somatostatyny. 

Liczebność populacji pacjentów, u których wnioskowana technologia może być stosowana 

w leczeniu raka nerkowokomórkowego, raka wątrobowokomórkowego oraz zróżnicowanego 

raka tarczycy, oszacowano na podstawie danych NFZ dotyczących liczby osób leczonych 

w programach lekowych B.5, B.10 i B.119. W analizie wykorzystano najnowsze dostępne dane 

ze sprawozdań NFZ (II kwartał 2024 – dane półroczne, IV kwartał 2024 – dane roczne oraz II 

kwartał 2025 – dane półroczne). Założono, że tempo narastania liczby pacjentów od II do IV 
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Prognoza zapadalności na GEP-NEN 

Szacowanie liczebności populacji docelowej wskazanej we wniosku przeprowadzono 

w oparciu o dane epidemiologiczne dotyczące zapadalności na GEP-NEN. Dla roku 2027 

zapadalność na GEP-NEN oszacowano na podstawie prognozy opartej na danych z lat 2007–

2011 raportowanych w publikacji Trofimiuk-Müldner 2017. W celu sporządzenia prognozy 

wykorzystano narzędzie „Arkusz prognozy” dostępne w programie Microsoft Excel, które 

umożliwia tworzenie prognoz w oparciu o dane historyczne. W ramach przeprowadzonej 

prognozy, oprócz wartości podstawowych, wyznaczono również wartości minimalną 

i maksymalną, które stanowią dolną i górną granicę 95% przedziału ufności. Na Rys. 1 

przedstawiono dane z zakresu prognozowanej zapadalności w Polsce. 

Rys. 1. Zapadalność w latach 2007-2011 oraz prognozowane wartości 
zapadalności GEP-NEN w Polsce (liczba przypadków na 100 tys.). 

 

Przeliczenie zapadalności GEP-NEN na wszystkie wnioskowane lokalizacje 

Ponieważ badanie Trofimiuk-Müldner 2017 dotyczyło zapadalności na GEP-NEN, konieczne 

było przeliczenie danych tak, aby uzyskać wartości odpowiadające wszystkim NET. Ponieważ 

wskazanie obejmuje guzy neuroendokrynne trzustkowe i pozatrzustkowe (w tym guzy 

przewodu pokarmowego, płuc oraz inne lub o nieznanej lokalizacji), zapadalność GEP-NEN 

przeskalowano, uwzględniając odsetek pacjentów z NET płuc oraz NET o innych lub 

nieznanych lokalizacjach. Strukturę lokalizacji guzów NET oszacowano na podstawie liczby 

przypadków zarejestrowanych w latach 2011–2018 w badaniu White 2022. Lokalizacje 

szczegółowe pogrupowano do czterech kategorii: NET przewodu pokarmowego, NET trzustki, 

NET płuc oraz NET w innych/nieznanych lokalizacjach. Udział procentowy każdej kategorii 

obliczono jako liczbę przypadków w danej grupie podzieloną przez sumę wszystkich 

przypadków NET w analizowanym okresie — wyniki przedstawiono w Tab. 3. 
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Dodatkowo kalkulator zawiera arkusze pomocnicze i obliczeniowe w tym: 

• „Lista” — arkusz pomocniczy zawierający definicje list rozwijanych uwzględnionych 

w modelu; 

• „Ankieta” — arkusz zawierający wyniki ankiety przeprowadzonej wśród ekspertów 

klinicznych; 

• „Szacowanie populacji”, „Prognoza zapadalności” — arkusze pomocnicze, 

zawierające dane wykorzystane do szacowania populacji docelowej kwalifikującej 

się do leczenia technologiami uwzględnionymi w analizie; 

• „Cabo_nowy”, „BSC_nowy” — obliczenia dla scenariuszy nowych; 

• „Cabo_obecny”, „BSC_obecny” — obliczenia dla scenariuszy istniejących. 

2.3 Perspektywa analizy 

Zgodnie z obowiązującymi przepisami [Rozporządzenie MZ 2023] analizę należy 

przeprowadzić z perspektywy podmiotu finansującego świadczenia ze środków publicznych 

(Narodowy Fundusz Zdrowia, NFZ). 

Ze względu na zakładany sposób finansowania terapii lekiem kabozantynib (Cabometyx®) 

(wnioskowane jest finansowanie w ramach katalogu chemioterapii) nie dochodzi do 

współpłacenia przez pacjenta, dlatego nie przeprowadzano dodatkowej analizy kosztów 

ponoszonych przez pacjenta. 

2.4 Horyzont czasowy analizy 

W analizie przyjęto dwuletni horyzont obserwacji. Przyjęty horyzont analizy wynika z czasu 

obowiązywania decyzji refundacyjnej. Mając na uwadze termin przygotowania analizy i czas 

konieczny na przeprowadzenie postępowania administracyjnego dotyczącego wniosku 

o refundację, horyzont czasowy obejmuje lata 2027 — 2028. 

2.5 Analizowane koszty 

W analizie uwzględniono następujące koszty: 

• koszt leku kabozantynib; 

• koszt BSC; 

• koszt podania leczenia; 

• koszt monitorowania leczenia; 

• koszt opieki terminalnej; 

• koszt leczenia zdarzeń niepożądanych. 
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„Cabozantinib Trace” oraz komórki: AE16:AN41 w arkuszu „BSC Trace”). Podsumowanie 

danych kosztowych przedstawiono w Tab. 13 i Tab. 14.  

Dane kosztowe wykorzystane w analizie wrażliwości zebrano w Tab. 21 i Tab. 22 w Aneksie 1. 
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4 Ograniczenia i dyskusja 

Celem analizy było oszacowanie wpływu na budżet płatnika publicznego, wydania 

pozytywnej decyzji o finansowaniu ze środków publicznych preparatu Cabometyx® 

(kabozantynib) stosowanego w leczeniu: 

• dorosłych pacjentów z nieresekcyjnymi lub przerzutowymi, dobrze zróżnicowanymi 

guzami neuroendokrynnymi pozatrzustkowymi (epNET), u których doszło do progresji 

choroby po uprzednim zastosowaniu co najmniej jednej terapii ogólnoustrojowej 

innej niż analogi somatostatyny oraz  

• dorosłych pacjentów z nieresekcyjnymi lub przerzutowymi, dobrze zróżnicowanymi 

guzami neuroendokrynnymi trzustkowymi (pNET), którzy zakończyli leczenie terapią 

izotopową ukierunkowaną na receptory peptydowe (PRRT), sunitynibem 

i ewerolimusem, lub u których istnieją przeciwwskazania do zastosowania tych 

terapii. 

Analizę przeprowadzono z perspektywy płatnika publicznego (NFZ) w horyzoncie dwóch 

kolejnych lat (2027-2028). Analizę kosztów terapii lekiem kabozantynib (Cabometyx®) + BSC 

przeprowadzono na tle kosztów samego BSC (ang. best supportive care). Liczebność 

populacji docelowej oszacowano w oparciu o dostępne dane epidemiologiczne, obejmujące 

w szczególności zapadalność na nowotwory neuroendokrynne, a także dane demograficzne 

dotyczące populacji Polski oraz informacje publikowane w literaturze naukowej. Stopień 

przejęcia rynku przez wnioskowaną technologię został oszacowany w oparciu o opinie 

ekspertów klinicznych. W analizie uwzględniono koszty związane z: zakupem leków 

(kabozantynib, BSC), podaniem leków, monitorowaniem, zdarzeniami niepożądanymi oraz 

opieką terminalną. Wszystkie dane kosztowe wykorzystane w analizie wpływu na budżet 

pochodzą bezpośrednio z arkusza kalkulacyjnego modelu ekonomicznego wykorzystanego 

w analizie ekonomicznej. Analiza scenariuszowa objęła scenariusz istniejący, w którym 

oszacowano obecne koszty leczenia pacjentów w stanie klinicznym wskazanym we wniosku 

przy założeniu braku pozytywnej decyzji refundacyjnej dla wnioskowanej technologii, oraz 

scenariusze nowe (warianty: najbardziej prawdopodobny, minimalny i maksymalny), 

w których szacowano koszty terapii przy założeniu pozytywnej decyzji refundacyjnej dla 

wnioskowanej technologii lekowej. Poszczególne warianty scenariusza istniejącego i nowego 

różnią się liczebnością populacji docelowej oraz tempem przejęcia rynku przez wnioskowaną 

interwencję. W analizie przedstawiono wariant, w którym wnioskowana terapia jest 

refundowana w ramach istniejącej grupy limitowej 1175.0, Kabozantynib w katalogu 

chemioterapii. Wnioskodawca przewidział schemat podziału ryzyka (RSS). 

Poniżej, podsumowano wyniki uzyskane dla wariantu z uwzględnieniem RSS. 
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W zakresie ograniczeń analizy należy wymienić następujące kwestie: 

• W BIA wykorzystano dane pochodzące z modelu ekonomicznego bazującego na 

wynikach badań klinicznych, które prowadzone są w warunkach ściśle 

kontrolowanych i zgodnych z protokołem badania. Pacjenci uczestniczący 

w badaniach klinicznych pozostają pod stałym nadzorem medycznym, wykazują 

wyższą adherencję do terapii, a odstępstwa od schematu leczenia są ograniczone. 

W konsekwencji dane obserwowane w badaniach klinicznych mogą nie w pełni 

odzwierciedlać rzeczywisty sposób stosowania technologii w praktyce klinicznej, 

w której decyzje terapeutyczne zależą od szeregu czynników klinicznych, 

organizacyjnych oraz indywidualnych preferencji pacjenta. Z tego względu istnieje 

niepewność dotycząca rzeczywistego czasu leczenia, a tym samym kosztów 

ponoszonych przez płatnika publicznego.  

W analizie podstawowej czas leczenia wnioskowaną technologią oraz czas leczenia 

BSC oszacowano w oparciu o krzywą TTD, która odzwierciedla moment zakończenia 

leczenia. Jest to podejście częste w modelach ekonomicznych, jednak obarczone 

ryzykiem przeszacowania lub niedoszacowania rzeczywistej długości terapii, 

zwłaszcza gdy schematy leczenia w codziennej praktyce odbiegają od protokołu 

badań. Aby ocenić wpływ tej niepewności na oszacowany koszt budżetowy, 

przeprowadzono scenariuszową analizę wrażliwości, w ramach której: przyjęto 

alternatywne założenie, że czas leczenia odpowiada czasowi przeżycia wolnego od 

progresji (PFS).  

• Niepewność dotycząca liczebności populacji docelowej. W analizie przyjęto 

podejście etapowe do oszacowania populacji pacjentów z guzami 

neuroendokrynnymi (NET), wynikające z ograniczonej dostępności bezpośrednich 

danych epidemiologicznych dla tej jednostki w Polsce. Aby uzyskać przybliżoną 

wartość zapadalności dla populacji NET, konieczne było zastosowanie szeregu założeń 

pośrednich i wykorzystanie wielu niezależnych źródeł. Takie podejście pozwoliło na 

uzyskanie możliwie najbardziej realistycznych szacunków populacji, jednak wiąże się 

z kumulacją niepewności wynikających z heterogeniczności źródeł danych, 

odmiennych definicji populacji badanych w poszczególnych publikacjach oraz różnic 

w okresach obserwacji. Niepewność dotyczącą liczebności populacji docelowej 

analizowano w ramach wariantu minimalnego oraz maksymalnego. 

• Niepewność dotycząca rzeczywistego przejęcia rynku przez wnioskowaną 

technologię. W analizie przyjęto założenia dotyczące zakresu wdrażania terapii 

kabozantynibem (Cabometyx®) oparte na opiniach ekspertów klinicznych. Dodatkowo 
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założono, że lek stopniowo zastąpi dotychczas stosowane opcje terapeutyczne 

w określonych liniach leczenia, osiągając pełne przejęcie populacji w trzecim cyklu 

(wariant najbardziej prawdopodobny). W praktyce klinicznej stopień i szybkość 

wprowadzania nowych technologii leczniczych zależą od wielu czynników, w tym 

dostępności terapii w ośrodkach onkologicznych, uwarunkowań refundacyjnych, 

poziomu wiedzy i doświadczenia lekarzy, czynników organizacyjnych oraz logistyki 

dostępu do leczenia. Niepewność dotyczącą tempa przejęcia rynku przez 

wnioskowaną technologię analizowano w ramach wariantu minimalnego oraz 

maksymalnego. 
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5 Aspekty etyczne, społeczne, prawne, wpływ 

na organizację udzielania świadczeń 

Nie zidentyfikowano żadnego istotnego wpływu pozytywnej decyzji refundacyjnej dla 

omawianej technologii na aspekty etyczne, społeczne, prawne a także organizację 

udzielania świadczeń. 



 

 

 

 

50 

 

6 Wnioski 

Analiza wykazała, że pozytywna decyzja refundacyjna dla preparatu Cabometyx® 

(kabozantynib) będzie wiązać się ze wzrostem wydatków refundacyjnych o    

    odpowiednio w 1. i 2. roku analizy. 
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