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Wykaz skrótów i akronimów 

AE analiza ekonomiczna 

AOTMiT Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji 

AWA Analiza Weryfikacyjna Agencji 

ChPL Charakterystyka Produktu Leczniczego 

ELA elafibranor 

GUS Główny Urząd Statystyczny 

MZ Minister Zdrowia 

NFZ Narodowy Fundusz Zdrowia 

OCA kwas obetycholowy (ang. obeticholic acid) 

PBC pierwotne zapalenie dróg żółciowych (ang. Primary biliary cholangitis) 

PLN Polski Złoty 

RDTL ratunkowy dostęp do technologii lekowej 

RSS mechanizm dzielenia ryzyka (ang. risk sharing scheme) 

SoC standardowe leczenie (ang. Standard of care) 

UDCA Kwas ursodeoksycholowy (ang. ursodeoxycholic acid) 
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Streszczenie 

Cel pracy 

Celem analizy jest oszacowanie wpływu na budżet płatnika publicznego, wydania pozytywnej decyzji 
o finansowaniu ze środków publicznych Iqirvo® (elafibranor) finansowaniem w ramach programu 
lekowego w leczeniu pierwotnego zapalenia dróg żółciowych (PBC) w skojarzeniu z kwasem 
ursodeoksycholowym (UDCA) u osób dorosłych, u których stwierdzono niewystarczającą odpowiedź na 
leczenie z zastosowaniem UDCA lub w monoterapii u pacjentów, u których stwierdzono nietolerancję 
UDCA. 

Metody i dane wejściowe 

Analizę przeprowadzono z perspektywy podmiotu finansującego świadczenia ze środków publicznych 
(Narodowy Fundusz Zdrowia, NFZ) w horyzoncie 2 kolejnych lat (2026-2027). Analizę kosztów terapii 
Iqirvo® (elafibranor) przeprowadzono na tle kosztów terapii SoC (koszty leków oraz zdarzeń 
niepożądanych). Liczebność populacji docelowej oszacowano na podstawie danych literaturowych, 
danych GUS oraz pochodzących z AWA Ocaliva. W analizie uwzględniono koszty zakupu leków oraz 
leczenia zdarzeń niepożądanych. 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, mi-nimalny i maksymalny), w których szacowano koszty terapii przy 
założeniu pozytywnej decyzji refundacyjnej dla wnioskowanej technologii lekowej. W analizie 
przedstawiono wariant, w którym wnioskowana terapia jest refundowana w ramach nowej grupy 
limitowej w katalogu B. 

W niniejszym streszczeniu ograniczono opis wyników do wyników dla całej wnioskowanej populacji z 
uwzględnieniem umów podziału ryzyka, ze względu na fakt, iż dla płatnika publicznego są to najistot-
niejsze i najbardziej informatywne wyniki. 

Wyniki 

Liczebność populacji objętej leczeniem z wykorzystaniem Iqirvo® oszacowano na:  
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Wnioski 

Analiza wykazała, że pozytywna decyzja refundacyjna dla terapii Iqirvo® (elafibranor) w leczeniu 
pierwotnego zapalenia dróg żółciowych (PBC) w skojarzeniu z kwasem ursodeoksycholowym (UDCA) u 
osób dorosłych, u których stwierdzono niewystarczającą odpowiedź na leczenie z zastosowaniem 
UDCA lub w monoterapii u pacjentów, u których stwierdzono nietolerancję UDCA, będzie wiązać się 
ze wzrostem wydatków refundacyjnych o        odpowiednio w 1. i 2. roku 
analizy. 
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1 Cel analizy 

Celem analizy jest oszacowanie wpływu na budżet płatnika publicznego, wydania pozytyw-

nej decyzji o finansowaniu ze środków publicznych Iqirvo® (elafibranor) finansowaniem w 

ramach programu lekowego w leczeniu pierwotnego zapalenia dróg żółciowych (PBC) w sko-

jarzeniu z kwasem ursodeoksycholowym (UDCA) u osób dorosłych, u których stwierdzono 

niewystarczającą odpowiedź na leczenie z zastosowaniem UDCA lub w monoterapii u pacjen-

tów, u których stwierdzono nietolerancję UDCA. 
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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 refun-

dacją, 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 me-

dycznych (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 re-

fundację ceny wnioskowanej technologii, o ile występuje; 

• dodatkowych wydatków podmiotu zobowiązanego do finansowania świadczeń ze 

środków publicznych, jakie będą ponoszone na leczenie pacjentów w stanie klinicz-

nym wskazanym we wniosku, stanowiących różnicę pomiędzy prognozami, z wyszcze-

gólnieniem składowej wydatków stanowiącej refundację ceny wnioskowanej techno-

logii, 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 wydat-

ków stanowiącej refundację ceny wnioskowanej technologii przy założeniu, że mini-

ster 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 wydat-

ków stanowiącej refundację ceny wnioskowanej technologii przy założeniu, że mini-

ster 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 maksy-

malny (patrz Rozdział 2.6.1 oraz 2.6.2).  
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według  wyniku ryzyka PARIS II jest spójny z tym założeniem. Natomiast, odpowiedź na le-

czenie według PARIS II nie odbiega znacząco od oceny skuteczności leczenie w Programie 

Lekowym, które obejmują osiągnięcie aktywności ALP < 1,67 x górna granica normy oraz gdy 

bilirubina osiągnie stężenie <  górnej granicy normy. Punktacja ryzyka wg skali Paris II, zde-

finiowana jest jako ALP ≤ 1,5 x górna granica normy i AST ≤1,5 x górna granica normy oraz 

bilirubina w granicach normy. 

W modelu BIA również uwzględniono 3-miesięczny cykl analizy — właściwy horyzont modelu 

zamyka się w 8 cyklach tj. 2 lata. W BIA, w zakresie danych kosztowych wykorzystano dane 

z modelu ekonomicznego tj. zsumowano koszty dla kolejnych kwartałów analizowanego ho-

ryzontu. 

Kalkulator BIA składa się 6 głównych arkuszy: 

• „Ustawienia” — arkusz umożliwiający wybranie analizowanej perspektywy oraz wy-

branie wariantu analizy; 

• „Populacja_rozpowszechnienie” oraz „Populacja_zapadalność” — arkusze z szacun-

kami populacji docelowej kwalifikującej się do leczenia elafibranorem + 

UDCA/UDCA; 

• „Dane kosztowe” — arkusz z danymi kosztowymi; 

• „Wyniki” — arkusz z wynikami analizy; 

• „Referencje” — arkusz z referencjami prac wykorzystanych w zakresie szacowania 

liczebności populacji. 

Dodatkowo kalkulator zawiera arkusze pomocnicze i obliczeniowe w tym: 

Arkusze obliczeniowe: 

• „SoC – nowy”, „Elafibranor – nowy” — obliczenia dla scenariuszy nowych; 

• „SoC – obecny”, „Elafibranor – obecny”  — obliczenia dla scenariuszy istniejących. 

2.3 Perspektywa analizy 

Zgodnie z obowiązującymi przepisami [Rozporządzenie MZ 2023] analizę należy przeprowa-

dzić z perspektywy podmiotu finansującego świadczenia ze środków publicznych (Narodowy 

Fundusz Zdrowia, NFZ). 

Ze względu na zakładany sposób finansowania produktu leczniczego Iqirvo® (wnioskowane 

jest finansowanie w ramach nowej grupy limitowej w wykazie B w bezpłatnym programie 

lekowym) nie dochodzi do współpłacenia przez pacjenta, dlatego nie przeprowadzano do-

datkowej 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 
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konieczny na przeprowadzenie postępowania administracyjnego dotyczącego wniosku o re-

fundację, horyzont czasowy obejmuje lata: 2026 — 2027. 

2.5 Analizowane koszty 

W wariancie podstawowym analizy wpływu na budżet uwzględniono jedynie koszt leczenia i 

koszty działań niepożądanych. Jest to ograniczenie modelu, testowane w analizie wrażliwo-

ści i wynika z faktu, że model ekonomiczny nie uwzględnia kryterium przerwania leczenia 

po 12 miesiącach związanego z brakiem skuteczności leczenia. 

2.5.1 Koszt wnioskowanego leku 

2.5.1.1 Uzasadnienie kategorii odpłatności i kwalifikacji do grupy 

limitowej wnioskowanego leku 

Uzasadnienie kategorii odpłatności 

Wnioskowane warunki objęcia refundacją obejmują utworzenie nowej grupy limitowej w 

ramach wykazu B obwieszczenia refundacyjnego w bezpłatnym programie lekowym.  

Zgodnie z Ustawą z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji leków, środków spożywczych specjalnego 

przeznaczenia żywieniowego oraz wyrobów medycznych Minister właściwy do spraw zdrowia, 

wydając decyzję o objęciu refundacją, dokonuje kwalifikacji leku, środka spożywczego spe-

cjalnego przeznaczenia żywieniowego stosowanego w ramach programu lekowego do odpłat-

ności 0 PLN. 

W związku z powyższym, Iqirvo® kwalifikuje się do poziomu refundacji poziomu refundacji 

100% (kategoria odpłatności dla pacjenta: bezpłatne). 

Uzasadnienie kwalifikacji do grupy limitowej 

Wnioskowane jest wprowadzenie finansowania leku Iqirvo® ze środków publicznych w lecze-

niu pierwotnego zapalenia dróg żółciowych w ramach programu lekowego. 

1. Nie zidentyfikowano grupy limitowej, w której byłyby leki o tej samej nazwie mię-

dzynarodowej lub innej nazwie międzynarodowej, ale podobnym działaniu terapeutycznym 

i zbliżonym mechanizmie działania do leku Iqirvo® - brak spełnienia kryteriów wymienionych 

w art. 15 ust. 2 ustawy zezwalających na kwalifikację do istniejącej grupy limitowej.  

2. Nie zidentyfikowano również grupy limitowej, w której byłyby leki uzyskujące po-

dobny efekt zdrowotny lub podobny dodatkowy efekt zdrowotny do leku Iqirvo®, pomimo 

odmiennych mechanizmów działania leków – brak spełnienia kryteriów wymienionych w art. 

15 ust. 3 pkt 2 ustawy zezwalających na kwalifikację do istniejącej grupy limitowej.  

Iqirvo® jest lekiem, co oznacza, że art. 15 ust. 3 pkt 3 ustawy odnoszący się do środków 

spożywczych specjalnego przeznaczenia żywieniowego nie znajduje zastosowania. 
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2.5.1.3 Opis schematu podziału ryzyka 

           

         

             

                  

            

      

          

          

             

2.5.2 Podsumowanie danych kosztowych wykorzystanych w 

modelu 

Wszystkie dane kosztowe wykorzystane w analizie wpływu na budżet pochodzą bezpośrednio 

z arkusza kalkulacyjnego modelu ekonomicznego wykorzystanego w analizie ekonomicznej. 

Dane są zaciągane z silników modelu ekonomicznego (komórki w arkuszach „Markov Trace 

(Elafibranor)”, „Markov Trace (UDCA)” oraz „Koszt Elafibranor”). 

W Programie Lekowym pacjenci leczeni elafibranorem, którzy po 12 miesiącach nie wykazują 

spadku ALP <1,67x górna granica normy lub bilirubiny < górna granica normy, zostają wyklu-

czeni z dalszego leczenia. W modelu ekonomicznym są to pacjenci z wysokim ryzykiem pro-

gresji choroby. Z tego względu, po 4. cyklu, koszty wnioskowanej terapii są wyzerowane dla 

tej podgrupy, a jedynie pozostają koszty UDCA. Dla pacjentów leczonych elabibranorem poza 

programem lekowym (scenariusz obecny) ograniczenie to nie wystepuje. 

W tabelach poniżej (Tab. 9, Tab. 10, Tab. 11) zestawiono dane kosztowe dla poszczególnych 

cykli terapii wykorzystane w modelu.
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4 Ograniczenia i dyskusja 

 

Celem analizy było oszacowanie wpływu na budżet płatnika publicznego, wydania pozytyw-

nej decyzji o finansowaniu ze środków publicznych Iqirvo® (elafibranor) finansowaniem w 

ramach programu lekowego w leczeniu pierwotnego zapalenia dróg żółciowych (PBC) w sko-

jarzeniu z kwasem ursodeoksycholowym (UDCA) u osób dorosłych, u których stwierdzono 

niewystarczającą odpowiedź na leczenie z zastosowaniem UDCA lub w monoterapii u pacjen-

tów, u których stwierdzono nietolerancję UDCA. 

Analizę przeprowadzono z perspektywy podmiotu finansującego świadczenia ze środków pu-

blicznych (Narodowy Fundusz Zdrowia, NFZ) w horyzoncie 2 kolejnych lat (2026-2027). Ana-

lizę kosztów terapii Iqirvo® (elafibranor) przeprowadzono na tle kosztów SoC. Liczebność 

populacji docelowej oszacowano na podstawie danych literaturowych, danych GUS oraz po-

chodzących z AWA Ocaliva. W analizie uwzględniono koszty zakupu leków oraz leczenia zda-

rzeń niepożądanych. 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 osza-

cowano obecne koszty leczenia pacjentów w stanie klinicznym wskazanym we wniosku przy 

założeniu braku pozytywnej decyzji refundacyjnej dla wnioskowanej technologii, oraz sce-

nariusze nowe (warianty: najbardziej prawdopodobny, minimalny i maksymalny), w których 

szacowano koszty terapii przy założeniu pozytywnej decyzji refundacyjnej dla wnioskowanej 

technologii lekowej. W analizie przedstawiono wariant, w którym wnioskowana terapia jest 

refundowana w ramach nowej grupy limitowej w katalogu B w bezpłatnym programie leko-

wym. 

We wszystkich analizowanych wariantach analizy (najbardziej prawdopodobny, minimalny, 

maksymalny) wskazano na spodziewany wzrost kosztów po stronie płatnika publicznego w 

sytuacji objęcia refundacją terapii Iqirvo®.      

          

           

   

Biorąc po uwagę cofnięcie pozwolenia na dopuszczenie OCA do obrotu w Unii Europejskiej 

oraz stosowanie pochodnych kwasu fibrynowego poza rejestracją, w tej grupie chorych ist-

nieje niezaspokojona potrzeba medyczna, ponieważ opcje terapeutyczne dostępne dla cho-

rych na PBC są bardzo ograniczone. 

W zakresie ograniczeń analizy należy wymienić następujące kwestie: 

• Niepewności dotyczące rzeczywistego stosowania leku – w analizie wykorzystano 

dane z modelu ekonomicznego opartego na badaniu klinicznym. 

• Niepewność dotycząca liczebności populacji pacjentów. Dane dotyczące liczby pa-

cjentów z wnioskowanym wskazaniem oraz włączanej do leczenia terapią Iqirvo® po-

chodzą z danych literaturowych, GUS oraz z AWA Ocaliva. Niepewności odnośnie do 
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liczby pacjentów kwalifikujących się do leczenia wnioskowaną technologią testowano 

w wariancie minimalnym oraz maksymalnym. 
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5 Aspekty etyczne, społeczne, prawne, wpływ 

na organizację udzielania świadczeń 

Nie zidentyfikowano żadnego istotnego wpływu pozytywnej decyzji refundacyjnej dla oma-

wianej technologii na aspekty etyczne, społeczne, prawne a także organizację udzielania 

świadczeń. 
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6 Wnioski 

Analiza wykazała, że pozytywna decyzja refundacyjna dla terapii Iqirvo® (elafibranor) w le-

czeniu pierwotnego zapalenia dróg żółciowych (PBC) w skojarzeniu z kwasem ursodeoksy-

cholowym (UDCA) u osób dorosłych, u których stwierdzono niewystarczającą odpowiedź na 

leczenie z zastosowaniem UDCA lub w monoterapii u pacjentów, u których stwierdzono nie-

tolerancję UDCA, będzie wiązać się ze wzrostem wydatków refundacyjnych o    

    odpowiednio w 1. i 2. roku analizy.  
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