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Wykaz skréotéw i akroniméw

AE
AOTMIT
AWA
ChPL
ELA
GUS
MZ
NFZ
OCA
PBC
PLN
RDTL
RSS
SoC
UDCA

analiza ekonomiczna

Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji
Analiza Weryfikacyjna Agencji

Charakterystyka Produktu Leczniczego

elafibranor

Gtowny Urzad Statystyczny

Minister Zdrowia

Narodowy Fundusz Zdrowia

kwas obetycholowy (ang. obeticholic acid)

pierwotne zapalenie drdg zotciowych (ang. Primary biliary cholangitis)
Polski Ztoty

ratunkowy dostep do technologii lekowej

mechanizm dzielenia ryzyka (ang. risk sharing scheme)
standardowe leczenie (ang. Standard of care)

Kwas ursodeoksycholowy (ang. ursodeoxycholic acid)




Streszczenie

Cel pracy

Celem analizy jest oszacowanie wptywu na budzet ptatnika publicznego, wydania pozytywnej decyzji
o finansowaniu ze $rodkdw publicznych Iqgirvo® (elafibranor) finansowaniem w ramach programu
lekowego w leczeniu pierwotnego zapalenia drég zotciowych (PBC) w skojarzeniu z kwasem
ursodeoksycholowym (UDCA) u os6b dorostych, u ktorych stwierdzono niewystarczajaca odpowiedz na
leczenie z zastosowaniem UDCA lub w monoterapii u pacjentéw, u ktorych stwierdzono nietolerancje
UDCA.

Metody i dane wejsciowe

Analize przeprowadzono z perspektywy podmiotu finansujacego swiadczenia ze srodkow publicznych
(Narodowy Fundusz Zdrowia, NFZ) w horyzoncie 2 kolejnych lat (2026-2027). Analize kosztow terapii
Igirvo® (elafibranor) przeprowadzono na tle kosztow terapii SoC (koszty lekdéw oraz zdarzen
niepozadanych). Liczebnos$¢ populacji docelowej oszacowano na podstawie danych literaturowych,
danych GUS oraz pochodzacych z AWA Ocaliva. W analizie uwzgledniono koszty zakupu lekow oraz
leczenia zdarzen niepozadanych. Wszystkie dane kosztowe wykorzystane w analizie wptywu na budzet
pochodza bezposrednio z arkusza kalkulacyjnego modelu ekonomicznego wykorzystanego w analizie
ekonomicznej. Analiza scenariuszowa objeta scenariusz istniejacy, w ktorym oszacowano obecne
koszty leczenia pacjentow w stanie klinicznym wskazanym we wniosku przy zatozeniu braku
pozytywnej decyzji refundacyjnej dla wnioskowanej technologii, oraz scenariusze nowe (warianty:
najbardziej prawdopodobny, mi-nimalny i maksymalny), w ktérych szacowano koszty terapii przy
zatozeniu pozytywnej decyzji refundacyjnej dla wnioskowanej technologii lekowej. W analizie
przedstawiono wariant, w ktorym wnioskowana terapia jest refundowana w ramach nowej grupy
limitowej w katalogu B.

W niniejszym streszczeniu ograniczono opis wynikow do wynikow dla catej wnioskowanej populacji z
uwzglednieniem umoéw podziatu ryzyka, ze wzgledu na fakt, iz dla ptatnika publicznego sa to najistot-
niejsze i najbardziej informatywne wyniki.

Wyniki

Liczebnos$¢ populacji objetej leczeniem z wykorzystaniem Igirvo® oszacowano na:




Whnioski

Analiza wykazata, ze pozytywna decyzja refundacyjna dla terapii Igirvo® (elafibranor) w leczeniu
pierwotnego zapalenia drog zotciowych (PBC) w skojarzeniu z kwasem ursodeoksycholowym (UDCA) u
osob dorostych, u ktorych stwierdzono niewystarczajaca odpowiedz na leczenie z zastosowaniem
UDCA lub w monoterapii u pacjentow, u ktorych stwierdzono nietolerancje UDCA, bedzie wigzac sie
ze wzrostem wydatkow refundacyjnych o _ odpowiednio w 1. i 2. roku
analizy.




1 Cel analizy

Celem analizy jest oszacowanie wptywu na budzet ptatnika publicznego, wydania pozytyw-
nej decyzji o finansowaniu ze $rodkéw publicznych Igirvo® (elafibranor) finansowaniem w
ramach programu lekowego w leczeniu pierwotnego zapalenia drog zétciowych (PBC) w sko-
jarzeniu z kwasem ursodeoksycholowym (UDCA) u osoéb dorostych, u ktérych stwierdzono
niewystarczajaca odpowiedz na leczenie z zastosowaniem UDCA lub w monoterapii u pacjen-
tow, u ktorych stwierdzono nietolerancje UDCA.




2 Metodyka

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

rocznej liczebnosci populacji;

rocznej liczebnosci populacji, w ktorej wnioskowana technologia bedzie stosowana
przy zatozeniu, ze minister wtasciwy do spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu refun-
dacja, 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 me-
dycznych (zwana dalej ustawa refundacyjna), lub decyzje o podwyzszeniu ceny,
o ktérej mowa w art. 11 ust. 4 ustawy refundacyjnej;

aktualnych rocznych wydatkéw podmiotu zobowiazanego do finansowania swiadczen
ze Srodkow publicznych, ponoszonych na leczenie pacjentow w stanie klinicznym
wskazanym we wniosku, z wyszczegolnieniem sktadowej wydatkow stanowiacej re-
fundacje ceny wnioskowanej technologii, o ile wystepuje;

dodatkowych wydatkéw podmiotu zobowigzanego do finansowania $wiadczen ze
srodkow publicznych, jakie beda ponoszone na leczenie pacjentéw w stanie klinicz-
nym wskazanym we wniosku, stanowiacych réznice pomiedzy prognozami, z wyszcze-
golnieniem sktadowej wydatkow stanowiacej refundacje ceny wnioskowanej techno-
logii, w tym minimalnych i maksymalnych wariantéw dla tego oszacowania;

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 wydat-
kéw stanowiacej refundacje ceny wnioskowanej technologii przy zatozeniu, ze mini-
ster wtasciwy 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 wydat-
kéw stanowiacej refundacje ceny wnioskowanej technologii przy zatozeniu, ze mini-
ster wtasciwy do spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu refundacja, o ktérej mowa
w art. 11 ust. 1 ustawy refundacyjnej.

W analizie zdefiniowano scenariusz istniejacy: najbardziej prawdopodobny, minimalny
i maksymalny oraz scenariusze nowe: najbardziej prawdopodobny oraz minimalny i maksy-
malny (patrz Rozdziat 2.6.1 oraz 2.6.2).




2.1 Populacja

2.1.1 Szacowanie liczebnosci populacji obejmujacej
wszystkich pacjentow, u ktérych wnioskowana
technologia moze by¢ zastosowana

Zgodnie z Charakterystyka Produktu Leczniczego, preparat Iqirvo® zarejestrowany jest w le-
czeniu pierwotnego zapalenia drog zétciowych (ang. primary biliary cholangitis, PBC) w sko-
jarzeniu z kwasem ursodeoksycholowym (ang. ursodeoxycholic acid, UDCA) u osob dorostych,
u ktorych stwierdzono niewystarczajaca odpowiedz na leczenie z zastosowaniem UDCA lub
w monoterapii u pacjentow, u ktorych stwierdzono nietolerancje UDCA.

Wedtug publikacji Gazda 2021, zapadalnosc na pierwotne zapalenie drog zotciowych (PBC)
wynosi 1,87 (1,46-2,34) na 100 000 oséb, a rozpowszechnienie choroby to 22,27 (17,98-
27,01) na 100 000 osdb. Przy uwzglednieniu liczebnosci populacji Polski w 2024 roku [GUS
2024], szacowana liczba chorych na PBC wynosi 9 054 (7 291-11 008). PBC jest schorzeniem,
ktore hepatolodzy czesto diagnozuja pozno, dlatego odsetek pacjentdw, u ktorych choroba
zostata rozpoznana, wynosi 47% (42%-51%) [AWA Ocaliva]. Oznacza to, ze liczba zdiagnozo-
wanych przypadkow wynosi 4 278 (3 073-5 637). Wigkszos¢ pacjentow z rozpoznanym PBC,
bo az 85%, jest leczona kwasem ursodeoksycholowym (UDCA) [AWA Ocaliva; raport NFZ].
Jednak u 33% z nich odpowiedz na leczenie jest niepetna [Roberts 2024], a 7,5% (5%-10%) w
ogole nie toleruje UDCA [AWA Ocaliva, ELATIVE]. Liczba pacjentow, u ktorych mozna zasto-
sowac wnioskowang technologie, wynosi 1 471 (943 - 2 218).

Tab. 1. Liczebnosci populacji obejmujacej wszystkich pacjentéw, u ktérych
whnioskowana technologia moze by¢ zastosowana.

PBC

/100 000

Populacja Odsetek Liczebnos¢ populacji | Zrédto

Populacja w Polsce 37 507 000 | GUS 2024

Zapadalnosc na PBC 1,87 (1,46 - 701 (548 - 878) | Gazda 2021
2,34)/100 000

Rozpowszechnienie 22,27 (17,98 - 27,01) 8 353 (6 744 - 10 131) | Gazda 2021

Pacjenci z PBC

9 054 (7 291 - 11 008)

Pacjenci ze zdiagnozo-
wanym PBC

47% (42% - 51%)

4278 (3073 - 5637

Obliczenia wtasne na
podstawie danych NFZ
z AWA dla leku Ocaliva

Pacjenci ze zdiagnozo-
wanym PBC leczeni
UDCA

85% (81% - 92%)

3632 (2 483 - 5 159)

Obliczenia wtasne na
podstawie danych NFZ
z AWA dla leku Oca-
liva; raport NFZ

Pacjenci z niepetng od-
powiedzig na UDCA

33%

1199 (819 - 1 702)

Roberts 2024




Populacja Odsetek Liczebnosé populacji | Zrédto

Pacjenci z nietoleran- 7,5% (5% - 10%) 272 (124 - 516) | AWA Ocaliva, ELATIVE
cja UDCA
Pacjenci z nietoleran- 1471 (943 - 2 218)

cja lub niepetna odpo-
wiedzig na UDCA

PBC - pierwotnego zapalenia drog zotciowych (ang. primary biliary cholangitis); GUS - Gtowny
Urzad Statystyczny; UDCA - kwas ursodeoksycholowy (ang. ursodeoxycholic acid); NFZ - Narodowy
Fundusz Zdrowia; AWA - Analiza Weryfikacyjna Agencji.

2.1.2 Szacowanie liczebnosci populacji docelowej
wskazanej we wniosku

Whnioskowane wskazanie refundacyjne dla produktu leczniczego Iqirvo® brzmi:

leczenie pierwotnego zapalenia drog zotciowych (ang. primary biliary cholangitis, PBC) w
skojarzeniu z kwasem ursodeoksycholowym (ang. ursodeoxycholic acid, UDCA) u oséb doro-
stych, u ktorych stwierdzono niewystarczajaca odpowiedz na leczenie z zastosowaniem UDCA
lub w monoterapii u pacjentow, u ktdrych stwierdzono nietolerancje UDCA.

Wedtug publikacji Gazda 2021, zapadalnosc¢ na pierwotne zapalenie drog zotciowych (PBC)
wynosi 1,87 (1,46-2,34) na 100 000 osob, a rozpowszechnienie choroby to 22,27 (17,98-27,01)
na 100 000 osob. Przy uwzglednieniu liczebnosci populacji Polski w 2024 roku [GUS 2024],
szacowana liczba chorych na PBC wynosi 8 353 (6 744 - 10 131) oraz 701 (548 - 878) nowo
zdiagnozowanych. PBC jest schorzeniem, ktore hepatolodzy czesto diagnozuja pozno, dla-
tego odsetek pacjentow, u ktorych choroba zostata rozpoznana, wynosi 47% (42%-51%) [AWA
Ocaliva]. Oznacza to, ze liczba zdiagnozowanych przypadkow wynosi odpowiednio, 3 946 (2
842 - 5 187) oraz 331 (231-449). Wigkszos¢ pacjentow z rozpoznanym PBC, bo az 85%, jest
leczona kwasem ursodeoksycholowym (UDCA) [AWA Ocaliva; raport NFZ]. Jednak u 33% z nich
odpowiedz na leczenie jest niepetna [Roberts 2024], a 7,5% (5%-10%) w ogodle nie toleruje
UDCA [AWA Ocaliva, ELATIVE]. Pacjenci nowo zdiagnozowani nie stosuja zadnego leczenia,
jednak posrdd tych chorych ktdrzy sa leczeni, 40% nie stosuje fibratow [AWA Ocaliva]. Choc
fibraty nie sa zarejestrowane do leczenia PBC, sa powszechnie stosowane off-label w polskiej
praktyce klinicznej. Trzeba rowniez zatozyc, ze nie kazdy specjalista zdecyduje sie na sto-
sowanie elafibranoru, dlatego zatozono, ze 90% pacjentow z wyliczonej populacji bedzie
leczonych wnioskowang terapia (zatozenie przyjete w AWA Ocaliva). Liczba pacjentéw, u
ktorych mozna zastosowac wnioskowana technologie wynosi 592 (378 - 894) w 1. roku oraz
694 (442 - 1053) w 2-gim roku (suma pacjentéw z 1 roku powiekszona o nowozdiagnozowa-
nych).
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Tab. 2. Liczebnosci populacji docelowej wskazanej we wniosku.

Populacja Odsetek Liczebnosc Liczebnosc Zrédto
populacji - za- | populacji -
padalnos¢ rozpowszech-
nienie
Populacja w Polsce 37 507 000 37 507 000 | GUS 2024
Zapadalnosc/rozpowszechnienie 1,87 (1,46 - | 701 (548 - 878) | 8 353 (6 744 - | Gazda 2021
PBC 2,34)/100 10 131)
000
22,27 (17,98
- 27,01) /100
000
Pacjenci ze zdiagnozowanym 47% (42% - | 331 (231-449) 3946 (2 842- | Obliczenia
PBC 51%) 5 187) | wtasne na
podstawie
danych NFZ z
AWA dla leku
Ocaliva
Pacjenci ze zdiagnozowanym 85% (81% - | 281 (186-411) 3 351 (2 296- | Obliczenia
PBC leczeni UDCA 92%) 4748) | wtasne na
podstawie
danych NFZ z
AWA dla leku
Ocaliva; ra-
port NFZ
Pacjenci z niepetng odpowie- 33% 93 (62-136) 1 106 (758- | Roberts 2024
dzig na UDCA 1 567)
Pacjenci z nietolerancja UDCA 7,5% (5% - 21 (9-41) 251 (115 - | AWA Ocaliva,
10%) 475) | ELATIVE
Pacjenci z nietolerancja lub 114 (71-177) 1 357 (873 -
niepetng odpowiedzig na UDCA 2 042)
Pacjenci stosujacy fibraty 40% 543 (349 - | AWA Ocaliva
817)
Rzeczywista liczba pacjentow 90% 103 (64-159) 489 (314 - [ AWA Ocaliva
potencjalnie kwalifikowanych 735)

do leczenia

Populacja docelowa - 1 rok

591 (378 - 894)

Populacja docelowa - 1 rok

694 (442 - 1053)

PBC - pierwotnego zapalenia drog zotciowych (ang. primary biliary cholangitis); GUS - Gtowny
Urzad Statystyczny; UDCA - kwas ursodeoksycholowy (ang. ursodeoxycholic acid); NFZ - Narodowy
Fundusz Zdrowia; AWA - Analiza Weryfikacyjna Agencji.
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2.1.3 Szacowanie liczebnosci populacji, w ktorej
whnioskowana technologia jest obecnie stosowana

Zgodnie z informacjami dostarczonymi przez wnioskodawce, liczba pacjentow, ktorzy otrzy-

muja elafibranor w PBC w ramach RDTL wynosi |||

2.1.4 Szacowanie rocznej liczebnosci populacji, w ktorej
whnioskowana technologia bedzie stosowana przy
zatozeniu, Zze minister wtasciwy do spraw zdrowia
wyda decyzje o objeciu refundacja

Szacowanie rocznej liczebnosci populacji, w ktorej wnioskowana technologia bedzie stoso-
wana przy zatozeniu, ze minister wtasciwy do spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu refun-
dacja przeprowadzono w oparciu o szacunki liczebnosci populacji docelowej wskazanej we
whniosku.

Zdefiniowano trzy warianty analizy:

e najbardziej prawdopodobny, w ktorym przyjeto srednie wartosci liczebnosci popula-
cji wiaczanej do terapii;

e minimalny, w ktorym przyjeto minimalne wartosci liczebnosci populacji wtaczanej do
terapii;

e maksymalny, w ktorym przyjeto maksymalne wartosci liczebnosci populacji wtacza-
nej do terapii;

Tab. 3 Odsetki przejecia rynku.




Oszacowang roczng liczebnos¢ populacji, w ktorej wnioskowana technologia bedzie stoso-
wana przedstawiono w ponizszej tabeli — patrz Tab. 4.

Tab. 4. Liczebnos¢ populacji, w ktérej wnioskowana technologia bedzie sto-
sowana przy zatozeniu, ze minister wtasciwy do spraw zdrowia wyda decyzje
o objeciu refundacja preparatu Iqirvo® - wariant podstawowy.

Liczebnos¢ populacji

Wariant analizy Zrédto
1. rok 2. rok
Najbardziej prawdopo- B [
dobny Liczebnosci populacji wtaczanej do
. terapii na podstawie danych literatu-
Minimalny - - rowych oraz odsetek przejecia rynku.
Maksymalny B [

13



14



2.1.5 Podsumowanie szacunkow rocznej liczebnosci
populacji
Podsumowanie szacunkow rocznej liczebnosci populacji przedstawione w rozdziatach 2.1.1-

2.1.4 zestawiono w tabeli ponizej.

Tab. 7. Podsumowanie szacunkéw rocznej liczebnosci populacji.

Populacja Liczebnos¢ populacji Odnosnik do roz-

dziatu i tabeli
1. rok 2. rok

Pacjenci ze wskaza- 591 (378 - 894) 694 (442 - 1053) | Rozdziat 2.1.2, Tab. 2

niem okreslonym we

whniosku

Pacjenci, u ktorych B | Rozdziat 2.1.3

wnioskowana technolo-

gia jest obecnie stoso-

wana

Pacjenci stosujacy - - Rozdziat 2.1.4, Tab. 4

wnioskowang technolo-
gie w scenariuszu no-
wym wariant najbar-
dziej prawdopodobny

Pacjenci stosujacy - - Rozdziat 2.1.4, Tab. 4
wnioskowang technolo-
gie w scenariuszu no-
wym wariant mini-
malny

Pacjenci stosujacy - - Rozdziat 2.1.4, Tab. 4
wnioskowang technolo-
gie w scenariuszu no-
wym wariant maksy-
malny

2.2 Opis modelu

Model analizy wptywu na budzet oparto na zatozeniach i wynikach modelu analizy ekono-
micznej (patrz zataczona dokumentacja — analiza ekonomiczna [AE Iqgirvo]). Model BIA
opiera sie na silniku modelu ekonomicznego (arkusze model sa ukryte z wyjatkiem arkusza
»ettings”).

Ze wzgledu na kryteria wtaczenia do Programu Lekowego uzyto danych, ktore uwzgledniaja
odpowiedz na leczenie wedtug wyniku ryzyka PARIS Il. Kryteria kwalifikacji obejmuja ak-
tywnosc¢ ALP >1,67 x gorna granica normy oraz poziom bilirubiny catkowitej <2 x GGN. Kry-
teria te nie obejmuja pacjentow z niskim ryzykiem progresji choroby. Poczatkowy rozktad
pacjentow pomigdzy stanami zdrowia dla analizy uwzgledniajacej odpowiedz na leczenie
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wedtug wyniku ryzyka PARIS Il jest spojny z tym zatozeniem. Natomiast, odpowiedz na le-
czenie wedtug PARIS Il nie odbiega znaczaco od oceny skutecznosci leczenie w Programie
Lekowym, ktore obejmuja osiagniecie aktywnosci ALP < 1,67 x gérna granica normy oraz gdy
bilirubina osiagnie stezenie < gdrnej granicy normy. Punktacja ryzyka wg skali Paris Il, zde-
finiowana jest jako ALP < 1,5 x gorna granica normy i AST <1,5 x gorna granica normy oraz
bilirubina w granicach normy.

W modelu BIA rowniez uwzgledniono 3-miesieczny cykl analizy — wtasciwy horyzont modelu
zamyka sie w 8 cyklach tj. 2 lata. W BIA, w zakresie danych kosztowych wykorzystano dane
z modelu ekonomicznego tj. zsumowano koszty dla kolejnych kwartatow analizowanego ho-
ryzontu.

Kalkulator BIA sktada sie 6 gtownych arkuszy:

e ,Ustawienia” — arkusz umozliwiajacy wybranie analizowanej perspektywy oraz wy-
branie wariantu analizy;

e ,Populacja_rozpowszechnienie” oraz ,Populacja_zapadalnos¢” — arkusze z szacun-
kami populacji docelowej kwalifikujacej sie do leczenia elafibranorem +
UDCA/UDCA;

e ,Dane kosztowe” — arkusz z danymi kosztowymi;
o ,Wyniki” — arkusz z wynikami analizy;

o ,Referencje” — arkusz z referencjami prac wykorzystanych w zakresie szacowania
liczebnosci populacji.

Dodatkowo kalkulator zawiera arkusze pomocnicze i obliczeniowe w tym:
Arkusze obliczeniowe:
e ,SoC - nowy”, ,Elafibranor - nowy” — obliczenia dla scenariuszy nowych;

e ,S0C - obecny”, ,Elafibranor - obecny” — obliczenia dla scenariuszy istniejacych.

2.3 Perspektywa analizy

Zgodnie z obowiazujacymi przepisami [Rozporzadzenie MZ 2023] analize nalezy przeprowa-
dzic¢ z perspektywy podmiotu finansujacego swiadczenia ze srodkéw publicznych (Narodowy
Fundusz Zdrowia, NFZ).

Ze wzgledu na zaktadany sposob finansowania produktu leczniczego Iqirvo® (wnioskowane
jest finansowanie w ramach nowej grupy limitowej w wykazie B w bezptatnym programie
lekowym) nie dochodzi do wspotptacenia przez pacjenta, dlatego nie przeprowadzano do-
datkowej analizy kosztow ponoszonych przez pacjenta.

2.4 Horyzont czasowy analizy

W analizie przyjeto dwuletni horyzont obserwacji. Przyjety horyzont analizy wynika z czasu
obowiazywania decyzji refundacyjnej. Majac na uwadze termin przygotowania analizy i czas
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konieczny na przeprowadzenie postepowania administracyjnego dotyczacego wniosku o re-
fundacje, horyzont czasowy obejmuje lata: 2026 — 2027.

2.5 Analizowane koszty

W wariancie podstawowym analizy wptywu na budzet uwzgledniono jedynie koszt leczenia i
koszty dziatan niepozadanych. Jest to ograniczenie modelu, testowane w analizie wrazliwo-
$ci i wynika z faktu, ze model ekonomiczny nie uwzglednia kryterium przerwania leczenia
po 12 miesigcach zwiazanego z brakiem skutecznosci leczenia.

2.5.1 Koszt wnioskowanego leku

2.5.1.1 Uzasadnienie kategorii odptatnosci i kwalifikacji do grupy
limitowej wnioskowanego leku

Uzasadnienie kategorii odptatnosci

Whnioskowane warunki objecia refundacja obejmuja utworzenie nowej grupy limitowej w
ramach wykazu B obwieszczenia refundacyjnego w bezptatnym programie lekowym.

Zgodnie z Ustawa z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekow, srodkéw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych Minister wtasciwy do spraw zdrowia,
wydajac decyzje o objeciu refundacja, dokonuje kwalifikacji leku, Srodka spozywczego spe-
cjalnego przeznaczenia zywieniowego stosowanego w ramach programu lekowego do odptat-
nosci O PLN.

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

Uzasadnienie kwalifikacji do grupy limitowej

Whnioskowane jest wprowadzenie finansowania leku Igirvo® ze srodkéw publicznych w lecze-
niu pierwotnego zapalenia drog zétciowych w ramach programu lekowego.

1. Nie zidentyfikowano grupy limitowej, w ktorej bytyby leki o tej samej nazwie mie-
dzynarodowej lub innej nazwie miedzynarodowej, ale podobnym dziataniu terapeutycznym
i zblizonym mechanizmie dziatania do leku Igirvo® - brak spetnienia kryteriow wymienionych
w art. 15 ust. 2 ustawy zezwalajacych na kwalifikacje do istniejacej grupy limitowej.

2. Nie zidentyfikowano réwniez grupy limitowej, w ktorej bytyby leki uzyskujace po-
dobny efekt zdrowotny lub podobny dodatkowy efekt zdrowotny do leku Igirvo®, pomimo
odmiennych mechanizmoéw dziatania lekow - brak spetnienia kryteriéw wymienionych w art.
15 ust. 3 pkt 2 ustawy zezwalajacych na kwalifikacje do istniejacej grupy limitowej.

Iqirvo® jest lekiem, co oznacza, ze art. 15 ust. 3 pkt 3 ustawy odnoszacy sie do srodkow
spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego nie znajduje zastosowania.
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W Analizie klinicznej [AK Igirvo] wykazano, ze stosowanie elafibranoru daje dodatkowe
efekty zdrowotne w poréwnaniu do standardowego postepowania - spetnienie kryteriow wy-
mienionych w art. 15 ust. 2 pkt 1 ustawy zezwalajacych na utworzenie nowej grupy limito-
wej.

W zwiazku z powyzszym, ze wzgledu na brak spetnienia kryteriow wymienionych w art. 15
ust. 2 ustawy i zapisow art. 15 ust. 3 pkt 2 wskazujacych na kwalifikacje do istniejacej grupy
limitowej oraz uzyskiwane efekty zdrowotne i dodatkowe efekty zdrowotne wykazane w ra-
mach Analizy klinicznej (spetnienie kryteriow wymienionych w art. 15 ust. 2 pkt 1 zezwala-
jacych na utworzenie odrebnej grupy limitowej) wnioskowane jest utworzenie nowej grupy
limitowej.

2.5.1.2 Koszt Igirvo®

Whniosek refundacyjny, ztozony przez zleceniodawce analizy dotyczy produktu leczniczego
Igirvo®, 80 mg, 30 tabletek powlekanych.

Whnioskowane warunki objecia refundacja obejmuja utworzenie nowej grupy limitowej w
ramach wykazu B w bezptatnym programie lekowym.

Whnioskowana jest refundacja Igirvo® w leczeniu pierwotnego zapalenia drog zotciowych
(PBC) w skojarzeniu z kwasem ursodeoksycholowym (UDCA) u osob dorostych, u ktorych
stwierdzono niewystarczajaca odpowiedz na leczenie z zastosowaniem UDCA lub w monote-
rapii u pacjentow, u ktorych stwierdzono nietolerancje UDCA w ramach bezptatnego pro-
gramu lekowego (wykaz B).

Ze wzgledu na brak spetnienia kryteriow wymienionych w ustawie refundacyjnej tj. art. 15
ust. 2 ustawy i zapisow art. 15 ust. 3 pkt 2, wskazujacych na kwalifikacje do istniejacej grupy
limitowej oraz uzyskiwane efekty zdrowotne i dodatkowe efekty zdrowotne wykazane w ra-
mach analizy klinicznej wnioskowana jest refundacja Igirvo® w ramach nowej grupy limito-
wej.

Oszacowanie cen i odptatnosci Iqgirvo® przedstawiono w Tab. 8.

Tab. 8. Ceny Iqirvo®.

Kategoria Iqirvo®
Cena zbytu netto (PLN)

Urzedowa cena zbytu (PLN)

Cena hurtowa brutto (PLN)

Wysokosc limitu finansowania (PLN)
Odptatnosc (%)

Wysokosc doptaty swiadczeniobiorcy (PLN)

Koszt NFZ (PLN)
NFZ - Narodowy Fundusz Zdrowia
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2.5.1.3 Opis schematu podziatu ryzyka

2.5.2 Podsumowanie danych kosztowych wykorzystanych w
modelu

Wszystkie dane kosztowe wykorzystane w analizie wptywu na budzet pochodza bezposrednio
z arkusza kalkulacyjnego modelu ekonomicznego wykorzystanego w analizie ekonomicznej.
Dane sa zaciagane z silnikow modelu ekonomicznego (komorki w arkuszach ,,Markov Trace
(Elafibranor)”, ,,Markov Trace (UDCA)” oraz ,,Koszt Elafibranor”).

W Programie Lekowym pacjenci leczeni elafibranorem, ktorzy po 12 miesigcach nie wykazuja
spadku ALP <1,67x gorna granica normy lub bilirubiny < gorna granica normy, zostaja wyklu-
czeni z dalszego leczenia. W modelu ekonomicznym sa to pacjenci z wysokim ryzykiem pro-
gresji choroby. Z tego wzgledu, po 4. cyklu, koszty wnioskowanej terapii sa wyzerowane dla
tej podgrupy, a jedynie pozostajg koszty UDCA. Dla pacjentow leczonych elabibranorem poza
programem lekowym (scenariusz obecny) ograniczenie to nie wystepuje.

W tabelach ponizej (Tab. 9, Tab. 10, Tab. 11) zestawiono dane kosztowe dla poszczegélnych
cykli terapii wykorzystane w modelu.
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Tab. 9. Dane kosztowe wykorzystane w przypadku ramienia Igirvo® - scenariusz obecny.

Koszty zdarzen

Rok Cykl Koszt leczenia (PLN) niepozadanych) (PLN) Koszt elafibranoru (PLN) Koszt stanu zdrowia (PLN) Koszt swiadu (PLN)
1 1 [ [ [ | [
1 2 [ [ [ | [
1 3 [ [ [ [ |
1 4 [ [ | [
2 5 | | | [
2 6 [ [ | [
2 7 [ [ [ | [ |
2 8 [ [ | [

Tab. 10. Dane kosztowe wykorzystane w przypadku ramienia Iqirvo® - scenariusz nowy.

Rok Cykl Koszt leczenia (PLN) nie';zsizqtg;\:z:\z‘(!:LN) Koszt elafibranoru (PLN) Koszt stanu zdrowia (PLN) Koszt swiadu (PLN)
1 1 [ [ [ [ | [
1 2 [ [ | [
1 3 [ [ | [
1 4 | | | [
2 5 [ [ | [
2 6 | | | [
2 7 [ [ | [
2 8 [ [ | [ | [ |
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Tab. 11. Dane kosztowe wykorzystane w przypadku ramienia SoC.

Rok

Cykl

Koszt leczenia (PLN)

Koszty zdarzen niepozadanych (PLN)

Koszt stanu zdrowia (PLN)

Koszt swiadu (PLN)

-

NINININ|=|=
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2.6 Scenariusze analizy

2.6.1 Scenariusz istniejacy

Scenariusz istniejacy odpowiada ilosciowej prognozie rocznych wydatkow podmiotu zobo-
wiazanego do finansowania swiadczen ze srodkow publicznych, jakie beda ponoszone na le-
czenie pacjentow w stanie klinicznym wskazanym we wniosku, z wyszczegolnieniem sktado-
wej wydatkow stanowiacej refundacje ceny wnioskowanej technologii przy zatozeniu, ze
minister wtasciwy do spraw zdrowia nie wyda decyzji o objeciu refundacja, o ktérej mowa
w art. 11 ust. 1 ustawy lub decyzji o podwyzszeniu ceny, o ktérej mowa w art. 11 ust. 4
ustawy.

W scenariuszu istniejacym zatozono, ze we wnioskowanej populacji nie jest refundowane
leczenie preparatem Iqirvo®, a jedynie stosowane jest SoC.

W scenariuszu istniejacym uwzgledniono liczebnosc populacji docelowej, ktérej szczegétowe
uzasadnienie przedstawiono w rozdziale 2.1.2.

Tab. 12. Zestawienie zatozen scenariusza obecnego analizy.

Zmienna testo- Wariant najbar- | Wariant mini- Wariant maksy- | Uzasadnienie
wana dziej prawdopo- | malny malny zZmiennosci
dobny

Patrz rozdziat
2.1.2

Liczebnosc popu-

I
lacji docelowej e

Liczebnosc popu- Zatozenie o braku
lacji stosujacej refundacji Iqi-
Iqirvo® rvo®, leczenie
otrzymuja jedy-
nie pacjenci w
ramach RDTL

2.6.2 Scenariusze nowe

Warianty scenariusza nowego odpowiadajg ilosciowej prognozie rocznych wydatkéw pod-
miotu zobowiazanego do finansowania swiadczen ze srodkow publicznych, jakie beda pono-
szone na leczenie pacjentow w stanie klinicznym wskazanym we wniosku, z wyszczegolnie-
niem sktadowej wydatkéw stanowiacej refundacje ceny wnioskowanej technologii przy za-
tozeniu, ze minister wtasciwy do spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu refundacja, o ktorej
mowa w art. 11 ust. 1 ustawy lub decyzje o podwyzszeniu ceny, o ktérej mowa w art. 11 ust.
4 ustawy.

Scenariusz nowy zdefiniowano w niniejszej analizie jako wprowadzenie preparatu Igirvo® do
refundacji.

W scenariuszu nowym uwzgledniono zmiennosc parametru:
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e liczebnos¢ populacji stosujacej Igirvo®.

Powyzszy parametr postuzyt do zdefiniowania trzech wariantow scenariusza nowego: najbar-
dziej prawdopodobnego, minimalnego i maksymalnego — patrz Tab. 13. Uzasadnienie zakresu
zmiennosci testowanych parametrow przedstawiono w poprzednich rozdziatach (rozdziat
2.1.4).

Tab. 13. Zestawienie zatozen wariantéw scenariusza nowego.

Zmienna testo- Wariant najbar- | Wariant mini- Wariant maksy- Uzasadnienie
wana dziej prawdopo- | malny malny Zmiennosci
dobny

Patrz rozdziat
2.1.2

Liczebnosc popu-
lacji docelowej

Liczebnosc popu-
lacji stosujacej
Iqirvo®

Patrz rozdziat
2.1.4

2.7 Analiza wrazliwosci

W ramach analizy wrazliwosci przetestowano 2 warianty

e wariant szacowania wszystkich kategorii kosztow - patrz rozdziat 2.5.2.




3 Wyniki

3.1Szacowanie aktualnych rocznych wydatkéw NFZ

Aktualne roczne wydatki podmiotu zobowigzanego do finansowania swiadczen ze srodkow
publicznych, ponoszonych na leczenie pacjentéw w stanie klinicznym wskazanym we wnio-
sku sa tozsame z kosztami obliczonymi dla scenariusza istniejacego (patrz rozdziat 3.2).

3.2 Analiza podstawowa
3.2.1 Wariant najbardziej prawdopodobny

Dla wariantu analizy bez uwzglednienia RSS, catkowite koszty refundacji terapii w populacji
docelowej wyniosa 43 622 674 PLN i 113 444 833 PLN odpowiednio w 1. i 2. roku analizy, w
tym koszty refundacji wnioskowanej technologii 43 111 392 PLN i 112 514 566 PLN odpowiednio
w 1. i 2. roku analizy. Pozytywna decyzja refundacyjna dla wnioskowanej technologii wigzac
sie bedzie ze wzrostem wydatkow refundacyjnych NFZ o 37 495 463 PLN i 102 331 853 PLN
odpowiednio w 1. i 2. roku analizy.

Tab. 14. Zestawienie wynikow analizy dla wariantu najbardziej prawdopodob-

nego.
Kategoria kosztow ELA SoC SUMA
1. rok | 2. rok 1. rok | 2. rok 1. rok I 2. rok
Bez RSS

Scenariusz istniejacy

Koszty preparatu Iqirvo®

Koszt SoC

Koszty zdarzen niepozadanych

Laczny koszt w danym roku
analizy

Scenariusz nowy

Koszty preparatu Iqirvo®

Koszt SoC

114 d1 1)
1] J: 1
Id: dd &

Koszty zdarzen niepozadanych




Kategoria kosztow

3

3

-
-
o
=

taczny koszt w danym roku
analizy

|

Zmiana kosztow vs scenariusz istniejacy

Koszty preparatu Iqirvo®

Koszt SoC

Koszty zdarzen niepozadanych

taczny koszt w danym roku
analizy

ZRSS

Scenariusz istniejacy

Koszty preparatu Iqirvo®

Koszt SoC

Koszty zdarzen niepozadanych

Laczny koszt w danym roku
analizy

Scenariusz nowy

Koszty preparatu Iqirvo®

Koszt SoC

Koszty zdarzen niepozadanych

Laczny koszt w danym roku
analizy

didildli

Zmiana kosztow vs scenariusz istniejacy

Koszty preparatu Iqirvo®

Koszt SoC

Koszty zdarzen niepozadanych

taczny koszt w danym roku
analizy

d11d

AL T

ddd J‘l-l 1 dld s Jddd J‘

a IJ‘I J‘IJ 1 Wdldy s J‘

J10J Jiad Jiag 1 J

J13d Jhad Jlaa J1ad g

ELA - elafibranor; SoC - Kwas ursodeoksycholowy (ang. ursodeoxycholic acid); SoC - Standardowe leczenie (ang. Standard of

care).

3.2.2 Wariant minimalny

Dla wariantu analizy bez uwzglednienia RSS, catkowite koszty refundacji terapii w popula-
cji docelowej wyniosa 27 887 330 PLN i 72 340 873 PLN odpowiednio w 1. i 2. roku analizy, w
tym koszty refundacji wnioskowanej technologii 27 560 679 PLN i 71 747 938 PLN odpowied-
nio w 1. i 2. roku analizy. Pozytywna decyzja refundacyjna dla wnioskowanej techno-logii
wiazac sie bedzie ze wzrostem wydatkow refundacyjnych NFZ o 22 712 864 PLN i 64 126 804
PLN odpowiednio w 1. i 2. roku analizy.




Tab. 15. Zestawienie wynikow analizy dla wariantu minimalnego.

Kategoria kosztow

m

LA

SoC

SUMA

1. rok

| 2. rok

1. rok

| 2. rok

1. rok

| 2. rok

Bez RSS

Scenariusz istniejacy

Koszty preparatu Iqirvo®

Koszt SoC

Koszty zdarzen niepozadanych

Laczny koszt w danym roku
analizy

Scenariusz nowy

Koszty preparatu Iqirvo®

Koszt SoC

Koszty zdarzen niepozadanych

Laczny koszt w danym roku
analizy

dl 1] dl 13

Zmiana kosztow vs scenariusz istniejacy

Koszty preparatu Iqirvo®

Koszt SoC

Koszty zdarzen niepozadanych

taczny koszt w danym roku
analizy

ZRSS

Scenariusz istniejacy

Koszty preparatu Iqirvo®

Koszt SoC

Koszty zdarzen niepozadanych

taczny koszt w danym roku
analizy

Scenariusz nowy

Koszty preparatu Iqirvo®

Koszt SoC

ldiladlL

A d L
dadldy | dld 3 dld

di Wl dld ded s L
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Kategoria kosztow

SoC

2. rok

1. rok

2. rok

2. rok

Koszty zdarzen niepozadanych

Laczny koszt w danym roku
analizy

Jl?r;

Zmiana kosztow vs scenariusz istniejacy

Koszty preparatu Iqirvo®

Koszt SoC

Koszty zdarzen niepozadanych

Laczny koszt w danym roku
analizy

dl 1

4l 1 I
did, dl

JI‘ _ ‘I

didd dI'
didd I

ELA - elafibranor; SoC - Kwas ursodeoksycholowy (ang. ursodeoxycholic acid); SoC - Standardowe leczenie (ang. Standard of

care).

3.2.3 Wariant maksymalny

Dla wariantu analizy bez uwzglednienia RSS, catkowite koszty refundacji terapii w popula-
cji docelowej wyniosa 65 989 876 PLN i 172 024 462 PLN odpowiednio w 1. i 2. roku analizy,
w tym koszty refundacji wnioskowanej technologii 61 750 962 PLN i 167 519 619 PLN odpo-
wiednio w 1. i 2. roku analizy. Pozytywna decyzja refundacyjna dla wnioskowanej techno-
logii wigzac sie bedzie ze wzrostem wydatkow refundacyjnych NFZ o 58 506 993 PLN i 156
781 809 PLN odpowiednio w 1. i 2. roku analizy.

Tab. 16. Zestawienie wynikow analizy dla wariantu maksymalnego.

Kategoria kosztow

ELA

1. rok

| 2. rok

| 2. rok

| 2. rok

Bez RSS

Scenariusz istniejacy

Koszty preparatu Iqirvo®

Koszt SoC

Koszty zdarzen niepozadanych

Laczny koszt w danym roku
analizy

Scenariusz nowy

Koszty preparatu Iqirvo®

Koszt SoC

Id dl I3

Id & Id

-

- &
‘ J °

=

34 JIdd

N
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3
2
3

Kategoria kosztow

1. rok

Koszty zdarzen niepozadanych

taczny koszt w danym roku
analizy

d|

Zmiana kosztow vs scenariusz istniejacy

Koszty preparatu Iqirvo®

Koszt SoC

Koszty zdarzen niepozadanych

Laczny koszt w danym roku
analizy

ZRSS

Scenariusz istniejacy

Koszty preparatu Iqirvo®

Koszt SoC

Koszty zdarzen niepozadanych

taczny koszt w danym roku
analizy

Scenariusz nowy

Koszty preparatu Iqirvo®

Koszt SoC

Koszty zdarzen niepozadanych

taczny koszt w danym roku
analizy
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Zmiana kosztow vs scenariusz istniejacy

Koszty preparatu Iqirvo®

Koszt SoC

Koszty zdarzen niepozadanych

Laczny koszt w danym roku
analizy
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ELA - elafibranor; SoC - Kwas ursodeoksycholowy (ang. ursodeoxycholic acid); SoC - Standardowe leczenie (ang. Standard of
care).

3.3 Analiza wrazliwosci

3.3.1 Wariant populacji




Tab. 17. Zestawienie wynikéw dla wariantu populacyjnego analizy wrazliwo-

sci.

Kategoria kosztow
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SoC

1. rok

I 2. rok

1. rok

| 2. rok

1. rok

| 2. rok

Bez RSS

Scenariusz istniejacy

Koszty preparatu Iqirvo®

Koszt SoC

Koszty zdarzen niepozadanych

Laczny koszt w danym roku
analizy

Scenariusz nowy

Koszty preparatu Iqirvo®

Koszt SoC

Koszty zdarzen niepozadanych

Laczny koszt w danym roku
analizy
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Zmiana kosztow vs scenariusz istniejacy

Koszty preparatu Iqirvo®

Koszt SoC

Koszty zdarzen niepozadanych

Laczny koszt w danym roku
analizy

ZRSS

Scenariusz istniejacy

Koszty preparatu Igirvo®
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Kategoria kosztow E
1. rok 2. rok

2. rok 2. rok

Koszt SoC

Koszty zdarzen niepozadanych

Laczny koszt w danym roku
analizy

Scenariusz nowy

Koszty preparatu Iqirvo®

Koszt SoC

Koszty zdarzen niepozadanych

Laczny koszt w danym roku
analizy

di J di |

Zmiana kosztow vs scenariusz istniejacy

Koszty preparatu Iqirvo®

Koszt SoC

Koszty zdarzen niepozadanych

Laczny koszt w danym roku
analizy
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ELA - elafibranor;; SoC - Standardowse leczenie (ang. Standard of care).

3.3.2 Wariant kosztow

Dla wariantu analizy bez uwzglednienia RSS, catkowite koszty refundacji terapii w popula-
cji docelowej wyniosa 45 796 689 PLN i 119 603 876 PLN odpowiednio w 1. i 2. roku analizy,
w tym Kkoszty refundacji wnioskowanej technologii 43 111 392 PLN i 112 514 566 PLN odpo-
wiednio w 1. i 2. roku analizy. Pozytywna decyzja refundacyjna dla wnioskowanej techno-
logii wiazac sie bedzie ze wzrostem wydatkow refundacyjnych NFZ o 37 281 161 PLN i 100 211
418 PLN odpowiednio w 1. i 2. roku analizy.

Scenariusz ten stanowi odpowiednio 99,3% i 97,3% kosztow inkrementalnych 1. i 2. roku ob-
liczonych dla analizy podstawowej.
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Tab. 18. Zestawienie wynikow dla wariantu kosztowego analizy wrazliwosci.
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Koszt stanu zdrowia

Koszt swiadu

taczny koszt w danym roku
analizy

Scenariusz nowy

Koszt preparatu Iqirvo®

Koszt SoC

Koszt zdarzen niepozadanych

Koszt stanu zdrowia

Koszt swiadu

Laczny koszt w danym roku
analizy
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analizy
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Koszt preparatu Iqirvo®

Koszt SoC

Koszt zdarzen niepozadanych

Koszt stanu zdrowia

Koszt swiadu

Laczny koszt w danym roku
analizy
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Kategoria kosztow
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| 2. rok

1. rok

| 2. rok

I 2. rok

Scenariusz nowy

Koszt preparatu Iqirvo®

Koszt SoC

Koszt zdarzen niepozadanych

Koszt stanu zdrowia

Koszt swiadu

Laczny koszt w danym roku
analizy

Jull

Zmiana kosztow vs scenariusz istniejacy

Koszt preparatu Iqirvo®

Koszt SoC

Koszt zdarzen niepozadanych

Koszt stanu zdrowia

Koszt swiadu

Laczny koszt w danym roku
analizy
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ELA - elafibranor;; SoC - Standardovse leczenie (ang. Standard of care).
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4 Ograniczenia i dyskusja

Celem analizy byto oszacowanie wptywu na budzet ptatnika publicznego, wydania pozytyw-
nej decyzji o finansowaniu ze $rodkéw publicznych Igirvo® (elafibranor) finansowaniem w
ramach programu lekowego w leczeniu pierwotnego zapalenia drog zétciowych (PBC) w sko-
jarzeniu z kwasem ursodeoksycholowym (UDCA) u osoéb dorostych, u ktérych stwierdzono
niewystarczajaca odpowiedz na leczenie z zastosowaniem UDCA lub w monoterapii u pacjen-
tow, u ktérych stwierdzono nietolerancje UDCA.

Analize przeprowadzono z perspektywy podmiotu finansujacego swiadczenia ze srodkow pu-
blicznych (Narodowy Fundusz Zdrowia, NFZ) w horyzoncie 2 kolejnych lat (2026-2027). Ana-
lize kosztow terapii Iqirvo® (elafibranor) przeprowadzono na tle kosztoéw SoC. Liczebnosc¢
populacji docelowej oszacowano na podstawie danych literaturowych, danych GUS oraz po-
chodzacych z AWA Ocaliva. W analizie uwzgledniono koszty zakupu lekow oraz leczenia zda-
rzen niepozadanych. Wszystkie dane kosztowe wykorzystane w analizie wptywu na budzet
pochodza bezposrednio z arkusza kalkulacyjnego modelu ekonomicznego wykorzystanego w
analizie ekonomicznej. Analiza scenariuszowa objeta scenariusz istniejacy, w ktorym osza-
cowano obecne koszty leczenia pacjentéw w stanie klinicznym wskazanym we wniosku przy
zatozeniu braku pozytywnej decyzji refundacyjnej dla wnioskowanej technologii, oraz sce-
nariusze nowe (warianty: najbardziej prawdopodobny, minimalny i maksymalny), w ktorych
szacowano koszty terapii przy zatozeniu pozytywnej decyzji refundacyjnej dla wnioskowanej
technologii lekowej. W analizie przedstawiono wariant, w ktorym wnioskowana terapia jest
refundowana w ramach nowej grupy limitowej w katalogu B w bezptatnym programie leko-
wym.

We wszystkich analizowanych wariantach analizy (najbardziej prawdopodobny, minimalny,
maksymalny) wskazano na spodziewany wzrost kosztéw po stronie ptatnika publicznego w
sytuacji objecia refundacja terapii Iqirvo®.

Biorac po uwage cofniecie pozwolenia na dopuszczenie OCA do obrotu w Unii Europejskiej
oraz stosowanie pochodnych kwasu fibrynowego poza rejestracja, w tej grupie chorych ist-
nieje niezaspokojona potrzeba medyczna, poniewaz opcje terapeutyczne dostepne dla cho-
rych na PBC sa bardzo ograniczone.

W zakresie ograniczen analizy nalezy wymienié nastepujace kwestie:

e Niepewnosci dotyczace rzeczywistego stosowania leku - w analizie wykorzystano
dane z modelu ekonomicznego opartego na badaniu klinicznym.

e Niepewnos¢ dotyczaca liczebnosci populacji pacjentow. Dane dotyczace liczby pa-
cjentow z wnioskowanym wskazaniem oraz wtaczanej do leczenia terapig Iqirvo® po-
chodza z danych literaturowych, GUS oraz z AWA Ocaliva. Niepewnosci odnosnie do




liczby pacjentow kwalifikujacych sie do leczenia wnioskowana technologia testowano
w wariancie minimalnym oraz maksymalnym.
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5 Aspekty etyczne, spoteczne, prawne, wptyw
na organizacje udzielania Swiadczen

Nie zidentyfikowano zadnego istotnego wptywu pozytywnej decyzji refundacyjnej dla oma-
wianej technologii na aspekty etyczne, spoteczne, prawne a takze organizacje udzielania

Swiadczen.
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6 Whnioski

Analiza wykazata, ze pozytywna decyzja refundacyjna dla terapii Igirvo® (elafibranor) w le-
czeniu pierwotnego zapalenia drdog zotciowych (PBC) w skojarzeniu z kwasem ursodeoksy-
cholowym (UDCA) u oséb dorostych, u ktorych stwierdzono niewystarczajaca odpowiedz na
leczenie z zastosowaniem UDCA lub w monoterapii u pacjentow, u ktorych stwierdzono nie-
tolerancje UDCA, bedzie wiaza¢ sie ze wzrostem wydatkow refundacyjnych o |

I odpowiednio w 1. i 2. roku analizy.
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