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Wykaz skrótów i akronimów 

AE analiza ekonomiczna 

AChR-Ab+ obecność przeciwciał przeciwko receptorowi acetylocholiny (ang. 

acetylcholine receptor antibodies) 

AChR receptor acetylocholiny (ang. acetylocholine receptor) 

AEK analiza efektywności klinicznej 

AOTMiT Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji 

ChPL Charakterystyka Produktu Leczniczego 

CIDP przewlekła zapalna polineuropatia demielinizacyjna (ang. chronic 
inflammatory demyelinating poliradiculoneuropathy) 

DGL Departament Gospodarki Lekami 

gMG uogólniona postać miastenii (ang. generalized Myasthenia Gravis) 

GUS Główny Urząd Statystyczny 

IV dożylny (ang. intravenous) 

mg miligram 

MG miastenia (ang. myasthenia gravis) 

MZ Minister Zdrowia 

NFZ Narodowy Fundusz Zdrowia 

PL program lekowy 

PLN Polski Złoty 

RSS mechanizm dzielenia ryzyka (ang. risk sharing scheme) 

SC podskórny (ang. subcutaneous) 

SD odchylenie standardowe (ang. standard deviation) 
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Streszczenie 

Cel pracy 

Celem analizy jest oszacowanie wpływu na budżet płatnika publicznego związanego z wydaniem 
pozytywnej decyzji o finansowaniu ze środków publicznych preparatu Vyvgart® (efgartigimod alfa) 
w postaci roztworu do wstrzykiwań w ampułkostrzykawce stosowanego w populacji dorosłych 
pacjentów z uogólnioną postacią miastenii z obecnością przeciwciał przeciwko receptorowi dla 
acetylocholiny (AChR-Ab+), stosujących standardową terapię zgodnie z zapisami programu lekowego 
B.157.Leczenie chorych z uogólnioną postacia miastenii (G.70.0) 

Metody 

Analizę przeprowadzono z perspektywy płatnika publicznego (NFZ) w horyzoncie dwóch kolejnych lat. 
Analizę kosztów terapii lekiem Vyvgart® w postaci roztworu do wstrzykiwań w ampułkostrzykawce 
(efgartigimod alfa SC) przeprowadzono na tle kosztów terapii preparatem Vyvgart® w postaci 
koncentratu do sporządzenia roztworu do infuzji (efgartigimod alfa IV).  

Ze względu na wnioskowane warunki refundacji preparatu Vyvgart®, tj. refundacja w ramach 
programu lekowego odstąpiono od przeprowadzania analizy dopłat pacjentów. Liczebność docelowej 
populacji szacowano w oparciu o dane uzyskane od Narodowego Funduszu Zdrowia pochodzące 
z systemu sprawozdawczo-rozliczeniowego Centrali NFZ, dotyczące liczby pacjentów 
kwalifikowanych miesięcznie do terapii dożylnym efgartigimodem alfa w ramach programu lekowego 
B.157. Dodatkowo w celu uwzględnienia trendu wzrostowego liczby pacjentów leczonych 
efgartigimodem alfa w czasie, wykorzystano Otwarte dane NFZ dotyczące liczby pacjentów 
z określonym rozpoznaniem według ICD-10, u których zastosowano produkt leczniczy identyfikowany 
za pomocą odpowiedniego kodu EAN. W analizie uwzględniono koszty leków, koszty podania oraz 
monitorowania leczenia. Analiza scenariuszowa objęła scenariusz istniejący (warianty: najbardziej 
prawdopodobny, minimalny i maksymalny), w którym oszacowano koszty leczenia pacjentów 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 
kwalifikującej się do leczenia analizowanymi substancjami. W analizie przedstawiono wariant, w 
którym preparat Vyvgart® w postaci roztworu do wstrzykiań w ampułkostrzykawce jest refundowany 

    , w kategorii dostępności refundacyjnej: lek, środek spożywczy 
specjalnego przeznaczenia żywieniowego stosowany w ramach programu lekowego, przy wysokości 
limitu finansowania na poziomie ceny hurtowej brutto (katalog B). 

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   pacjentów w 1. roku analizy oraz  
 w 2. roku. 

Wyniki wszystkich wariantów przeprowadzonej analizy wskazują, że pozytywna decyzja dotycząca 
finansowania wniskowanego preparatu będzie wiązała się ze spadkiem 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 Vyvgart® (efgartigimod 

alfa) w postaci roztworu do wstrzykiwań w ampułkostrzykawce, stosowanego w leczeniu 

dorosłych pacjentów z uogólnioną postacią miastenii z obecnością przeciwciał przeciwko 

receptorowi dla acetylocholiny (AChR-Ab+), stosujących standardową terapię zgodnie 

z zapisami programu lekowego B.157.  

Analizę kosztów terapii lekiem Vyvgart® w postaci roztworu do wstrzykiwań 

w ampułkostrzykawce (efgartigimod SC) przeprowadzono na tle kosztów terapii preparatem 

Vyvgart® w postaci koncentratu do sporządzenia roztworu do infuzji (efgartigimod IV). 

Założono, że podskórna postać efgartigimodu będzie przejmować jedynie rynek dożylnej 

postaci, tj. nie wpłynie na rynek rawulizumabu oraz rozanoliksyzumabu. W konsekwencji 

substancje te nie zostały uwzględnione w niniejszej analizie BIA. Założenie to wynika 

z następujących przesłanek: 

• Tożsamość substancji czynnej i wskazania — efgartigimod SC i IV to różne postacie 

farmaceutyczne tego samego leku, stosowanego w identycznej populacji pacjentów 

(dorośli z uogólnioną miastenią). Wprowadzenie podskórnej formy nie rozszerza 

zatem populacji leczonej, a jedynie oferuje alternatywną drogę podania. 

• Porównywalna skuteczność — dostępne dane kliniczne wskazują, że obie postacie 

leku charakteryzują się porównywalnym profilem skuteczności i bezpieczeństwa. 

W konsekwencji przewiduje się, że lekarze oraz pacjenci będą traktować obie formy 

jako opcje równoważne terapeutycznie, a decyzja o wyborze będzie zależna głównie 

od preferencji związanych z drogą podania i organizacją leczenia. 

• Doświadczenia rynkowe z innych obszarów — wprowadzenie nowych postaci 

farmaceutycznych tej samej substancji czynnej (np. formy SC vs IV dla leków 

biologicznych takich jak rytuksymab) skutkowało przesunięciem rynku wewnątrz 

danej substancji, bez wpływu na udział rynkowy innych leków z odmiennych klas 

terapeutycznych [Jang 2021]. 

Ze względu na wnioskowane warunki refundacji preparatu Vyvgart®, tj. refundacja w ramach 

programu lekowego 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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Kalkulator BIA składa się 5 głównych arkuszy: 

• „Ustawienia” — arkusz, w którym definiuje się podstawowe ustawienia analizy; 

• „Populacja” — arkusz z szacunkami populacji docelowej kwalifikującej się do 

leczenia analizowanymi substancjami; 

• „Dane kosztowe” — arkusz z szacunkami kosztów analizowanych substancji; 

• „Wyniki” — arkusz z wynikami analizy; 

• „Referencje” — arkusz z referencjami prac wykorzystanych w modelu. 

Nawigacja pomiędzy arkuszami odbywa się przez zakładkę "NAWIGACJA" na wstążce 

skoroszytu. Prawidłowe działanie arkusza wymaga włączenia funkcji makr. 

Dodatkowo kalkulator zawiera arkusze pomocnicze i obliczeniowe w tym: 

• „Start” — arkusz startowy; 

• „Wprowadzenie” — arkusz zawierający skrócony opis modelu, informacje na temat 

kodowania kolorów komórek tj. informacje, które komórki są modyfikowalne; 

• „Parametry w modelu” — podsumowanie wszystkich parametrów wejściowych 

uwzględnionych w modelu, w niniejszym arkuszu można wprowadzać własne wartości 

dla poszczególnych parametrów; 

• „Szacowanie całkowitej populacji” — arkusz, w którym podsumowano metodykę 

szacowania liczebności populacji obejmującej wszystkich pacjentów, u których 

wnioskowana technologia może być zastosowana; 

• „Aktualne roczne wydatki” — arkusz, w którym podsumowano aktualne roczne 

wydatki NFZ ponoszone na leczenia pacjentów w stanie klinicznym wskazanym we 

wniosku; 

• „Efgartigimod SC”, „Efgartigimod IV” — arkusze stanowiące główną część 

modelowania analizy ekonomicznej (tzw. „engine”); 

• „Efgartigimod_SC_obecny”, „Efgartigimod_IV_obecny” — obliczenia dla scenariuszy 

istniejących; 

• „Efgartigimod_SC_nowy”, „Efgartigimod_IV_nowy” — obliczenia dla scenariuszy 

nowych; 

• „Przerwanie leczenia” — arkusz z podsumowaniem danych z zakresu odsetka 

pacjentów przerywających leczenie;  

• „Parametry kliniczne” — kalkulacja parametrów dotyczących odstępów pomiędzy 

cyklami leczenia oraz dawkowania; 

• „Podanie leku” — arkusz z szacowaniem odsetka pacjentów, u których podanie 

preparatu SC jest realizowane w ramach hospitalizacji lub przyjęcia 
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ambulatoryjnego, oraz odsetka pacjentów, którzy przyjmują lek samodzielnie/z 

pomocą opiekuna; 

• „Model logarytmiczny”, „Projekcja miesięczna” — arkusze z szacowaniem dynamiki 

wzrostu populacji; 

• „DGL” — arkusz zawierający procentowe udziały leków w grupach limitowych; 

• „Mechanizm” — zdefiniowanie list rozwijanych uwzględnionych w modelu. 

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) oraz z perspektywy wspólnej, tj. podmiotu finansującego 

świadczenia ze środków publicznych i świadczeniobiorcy (pacjenta). 

Ze względu na zakładany sposób finansowania produktu leczniczego Vyvgart® w postaci 

roztworu do wstrzykiwań w ampułkostrzykawce (wnioskowane jest finansowanie w ramach 

programu lekowego) oraz aktualny sposób finansowania uwzględnionej w analizie technologii 

opcjonalnej (program lekowy) w zakresie głównych składowych kosztów (koszt leku, koszt 

podania leczenia, koszt monitorowania leczenia) nie dochodzi do współpłacenia przez 

pacjenta, dlatego wyniki przedstawiono jedynie z perspektywy płatnika publicznego 

i odstąpiono od przeprowadzania 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, tj. zgodnie z ustawą refundacyjną, pierwsza decyzja 

administracyjna o objęciu refundacją wydawana jest na 2 lata [Ustawa refundacyjna 2011].  

2.5 Analizowane koszty 

W analizie uwzględniono następujące kategorie kosztów: 

• wnioskowanego leku, 

• technologii opcjonalnej, 

• podania leczenia, 

• monitorowania leczenia. 

W analizie nie szacowano kosztów leczenia zdarzeń niepożądanych, ponieważ koszty te nie 

różnicują ocenianych technologii.  

W niniejszej analizie rozpatrzono dwa warianty kosztowe: z RSS oraz bez RSS. W wariancie 

bez RSS uwzględniono ceny bez mechanizmu dzielenia ryzyka zarówno dla wnioskowanego 

leku, jak i dla technologii opcjonalnej. Natomiast w wariancie z RSS zastosowano ceny 

uwzględniające mechanizm dzielenia ryzyka dla obu analizowanych technologii. 
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2.5.1 Koszt wnioskowanego leku 

2.5.1.1 Uzasadnienie kategorii odpłatności i kwalifikacji do grupy 

limitowej wnioskowanego leku 

Uzasadnienie kategorii odpłatności 

Wnioskowane jest wprowadzenie finansowania preparatu Vyvgart® w postaci roztworu do 

wstrzykiwań w ampułkostrzykawce ze środków publicznych w leczeniu dorosłych pacjentów 

z uogólnioną postacią miastenii z obecnością przeciwciał przeciwko receptorowi dla 

acetylocholiny (AChR-Ab+), stosujących standardową terapię zgodnie z zapisami programu 

lekowego B.157 w ramach programu lekowego, tj. katalog B: lek, środek spożywczy 

specjalnego przeznaczenia żywieniowego stosowany w ramach programu lekowego, przy 

wysokości limitu finansowania na poziomie ceny hurtowej brutto. 

Zgodnie z aktualną ustawą refundacyjną (art. 14 ustawy), lek mający udowodnioną 

skuteczność w leczeniu nowotworu złośliwego albo lek stosowany w ramach programu 

lekowego kwalifikuje się do kategorii odpłatności „bezpłatny” [Ustawa refundacyjna 2011]. 

Uzasadnienie kwalifikacji do grupy limitowej 

         

          

            

    

            

           

 

             

      

              

         

           

          

           

   

2.5.1.2 Koszt wnioskowanego leku – efgartigimod alfa SC 

Wniosek refundacyjny, złożony przez zleceniodawcę analizy, obejmuje jedną prezentację 

preparatu Vyvgart®: 

• Vyvgart 1 000 mg, roztwór do wstrzykiwań w ampułkostrzykawce, 1 × 5 ml. 

Cenę zbytu netto preparatu Vyvgart® wyznaczono w oparciu o dane przekazane przez 

wnioskodawcę.  
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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 Vyvgart® (efgartigimod 

alfa) w postaci roztworu do wstrzykiwań w ampułkostrzykawce, stosowanego w leczeniu 

dorosłych pacjentów z uogólnioną postacią miastenii z obecnością przeciwciał przeciwko 

receptorowi dla acetylocholiny (AChR-Ab+), stosujących standardową terapię zgodnie 

z zapisami programu lekowego B.157.  

Analizę kosztów terapii lekiem Vyvgart® w postaci roztworu do wstrzykiwań 

w ampułkostrzykawce (efgartigimod alfa SC) przeprowadzono na tle kosztów terapii 

preparatem Vyvgart® w postaci koncentratu do sporządzenia roztworu do infuzji 

(efgartigimod alfa IV). Ze względu na wnioskowane warunki refundacji preparatu Vyvgart®, 

tj. refundacja w ramach programu lekowego odstąpiono od przeprowadzania analizy dopłat 

pacjentów.  

Liczebność populacji docelowej oszacowano w oparciu o dwa źródła danych: dane uzyskane 

od NFZ dotyczące liczby pacjentów kwalifikowanych miesięcznie do terapii dożylnym 

efgartigimodem alfa od początku trwania programu lekowego B.157 (do oszacowania 

bazowej liczby nowych pacjentów w I roku analizy) oraz otwarte dane NFZ dotyczące liczby 

pacjentów z rozpoznaniem miastenii (ICD-10: G70.0) leczonych efgartigimodem alfa (do 

oszacowania dynamiki wzrostu liczby pacjentów rok do roku). 

W analizie uwzględniono koszty leków, koszty podania oraz koszty monitorowania leczenia. 

Analiza scenariuszowa objęła scenariusz istniejący (warianty: najbardziej prawdopodobny, 

minimalny i maksymalny), w którym oszacowano koszty leczenia pacjentów 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 kwalifikującej się do leczenia analizowanymi substancjami. 

            

          

w kategorii dostępności refundacyjnej: lek, środek spożywczy specjalnego przeznaczenia 

żywieniowego stosowany w ramach programu lekowego, przy wysokości limitu finansowania 

na poziomie ceny hurtowej brutto (katalog B). 

Poniżej, podsumowano wyniki uzyskane dla wariantu z uwzględnieniem RSS. 

Dla wariantu najbardziej prawdopodobnego, pozytywna decyzja refundacyjna dla 

wnioskowanej technologii wiązać się będzie z obniżeniem wydatków refundacyjnych NFZ 

o        odpowiednio w 1. i 2. roku analizy. 

Dla wariantu minimalnego, pozytywna decyzja refundacyjna dla wnioskowanej technologii 

wiązać się będzie z obniżeniem wydatków refundacyjnych NFZ o        

odpowiednio w 1. i 2. roku analizy. 
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Dla wariantu maksymalnego, pozytywna decyzja refundacyjna dla wnioskowanej technologii 

wiązać się będzie z obniżeniem wydatków refundacyjnych NFZ o        

odpowiednio w 1. i 2. roku analizy. 

W zakresie ograniczeń analizy należy wymienić następujące kwestie:  

• Liczebność populacji docelowej oszacowano na podstawie danych dotyczących liczby 

pacjentów aktualnie leczonych w ramach programu lekowego B.157. przy użyciu 

dożylnej formulacji preparatu Vyvgart®. Z uwagi na znaczne podobieństwa obu 

preparatów Vyvgart® (wnioskowanego efgartigimodu SC oraz aktualnie 

refundowanego efgartigimodu IV) w zakresie składu podstawowego, mechanizmu 

działania, skuteczności i profilu bezpieczeństwa, a także schematu podawania, 

przyjęto założenie, że wnioskowany efgartigimod SC będzie przejmował wyłącznie 

rynek terapeutyczny efgartigimodu IV. 

Należy jednak podkreślić, że przyjęte założenie może nie w pełni odzwierciedlać 

rzeczywistą praktykę kliniczną. W warunkach rzeczywistych decyzje terapeutyczne 

podejmowane są indywidualnie, z uwzględnieniem stanu klinicznego pacjenta, 

profilu choroby, preferencji chorego oraz doświadczeń i preferencji lekarza 

prowadzącego. W konsekwencji możliwe jest, że część pacjentów kwalifikowanych 

do leczenia innymi technologiami refundowanymi w ramach programu lekowego 

B.157, w tym obecnie dostępnymi lub nowo wprowadzanymi terapiami, będzie 

ostatecznie kwalifikowana do leczenia efgartigimodem SC ze względu na jego 

właściwości kliniczne, sposób podawania, wygodę stosowania lub preferencje 

pacjenta. 

Dodatkowym źródłem niepewności jest dynamiczny charakter rynku terapeutycznego 

w ramach programu lekowego B.157 - w toku aktualnego postępowania 

refundacyjnego do refundacji wszedł kolejny lek (Rystiggo®), a następny jest 

w trakcie negocjacji (Zilbrysq®). Oznacza to, że przyszła struktura rynku oraz 

rzeczywisty podział pacjentów pomiędzy dostępnymi terapiami są trudne do 

precyzyjnego przewidzenia. Na rzeczywiste udziały poszczególnych terapii wpływać 

będą również czynniki trudne do ilościowego oszacowania, takie jak intensywność 

działań marketingowych producentów konkurencyjnych terapii oraz preferencje 

lekarzy i pacjentów. Ponadto dla preparatu Rystiggo® (refundowany od 1 lipca 2026 

r.) brak jest publicznie dostępnych informacji dotyczących rzeczywistego kosztu tego 

leku uwzględniającego instrument dzielenia ryzyka (RSS), co uniemożliwia 

wiarygodne modelowanie jego wpływu na przyszłą strukturę rynku bez konieczności 

przyjmowania arbitralnych założeń. Z tego względu w analizie nie modelowano 

szczegółowo przepływów pacjentów pomiędzy wszystkimi technologiami dostępnymi 

w ramach programu lekowego B.157. W rezultacie rzeczywista populacja stosująca 

Vyvgart® w postaci roztworu do wstrzykiwań w ampułkostrzykawce może być nieco 

szersza niż populacja obejmująca wyłącznie pacjentów stosujących aktualnie 

preparat Vyvgart® w postaci do infuzji dożylnej. Niepewność dotyczącą liczebności 

populacji docelowej analizowano w ramach wariantu minimalnego oraz 

maksymalnego.  
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• W analizie przyjęto założenie, że wnioskowana technologia (efgartigimod alfa SC) 

w ciągu roku przejmie 90% rynku, przy czym w 1. roku analizy zakładano liniowy 

wzrost udziału, osiągając 90% w ostatnim miesiącu tego okresu. 

Należy jednak podkreślić, że istnieje istotna niepewność co do faktycznego tempa 

i zakresu przejęcia rynku przez wnioskowaną technologię. Na chwilę obecną brak jest 

danych empirycznych lub przykładów innych leków refundowanych w leczeniu 

uogólnionej postaci miastenii, które mogłyby stanowić punkt odniesienia i umożliwić 

walidację tego typu założeń. 

Pewnych wskazówek dostarczają jednak doświadczenia z innych obszarów 

terapeutycznych, zwłaszcza w przypadku leków biologicznych stosowanych 

w chorobach autoimmunologicznych (np. adalimumab, infliksymab, rytuksymab). 

W tych przypadkach wprowadzenie podskórnej postaci produktu leczniczego 

zazwyczaj prowadziło do szybkiego przesunięcia pacjentów z terapii dożylnych na 

podskórne, przy zachowaniu całkowitego wolumenu rynku. Przykładem jest 

rytuksymab w postaci podskórnej (MabThera SC), którego zastosowanie w leczeniu 

chłoniaka nieziarniczego i reumatoidalnego zapalenia stawów skutkowało znaczną 

zmianą preferencji zarówno wśród lekarzy, jak i pacjentów. Dane wskazują, że 

pacjenci preferują postać podskórną głównie ze względu na krótszy czas podania oraz 

możliwość samodzielnego stosowania w warunkach domowych. W konsekwencji, 

wprowadzenie postaci SC doprowadziło do szybkiego i trwałego zwiększenia jej 

udziału w rynku, bez zmniejszenia ogólnego wolumenu sprzedaży leku [Jang 2021]. 

• Niepewność dotycząca odsetka pacjentów przerywających leczenie. W ramach 

niniejszej analizy odsetek pacjentów przerywających leczenie oszacowano na 

podstawie danych uzyskanych od NFZ, zgodnie z którymi 1 pacjent na 34 włączonych 

do programu lekowego przerwał leczenie efgartigimodem alfa IV po pierwszym cyklu 

terapii z powodu braku skuteczności, a żaden pacjent nie przerwał leczenia z powodu 

działań niepożądanych, toksyczności ani nadwrażliwości na lek. Informacja ta nie jest 

w pełni zgodna z zapisami programu lekowego, w którym pierwsza ocena odpowiedzi 

na leczenie odbywa się po drugim cyklu – dopiero wtedy możliwe jest formalne 

zakończenie terapii w przypadku braku skuteczności. W modelu uzyskany na 

podstawie danych NFZ odsetek wykorzystano jako przybliżenie prawdopodobieństwa 

przerwania leczenia podczas każdej oceny skuteczności dla efgartigimodu alfa (SC 

i IV). Założenie to stanowi uproszczenie, które może prowadzić do przeszacowania 

lub niedoszacowania rzeczywistego odsetka pacjentów przerywających terapię. 

W celu oceny wpływu tego założenia na wyniki modelu w analizie wrażliwości 

wykorzystano dane oszacowane w oparciu o badania kliniczne. 
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5 Aspekty etyczne, społeczne, prawne, wpływ 

na organizację udzielania świadczeń 

Nie zidentyfikowano istotnych negatywnych konsekwencji prawnych ani etycznych 

związanych z objęciem refundacją preparatu Vyvgart® (efgartigimod alfa) w postaci roztworu 

do wstrzykiwań w ampułkostrzykawce. Refundacja tej technologii może natomiast wiązać 

się z korzystnym wpływem organizacyjnym i społecznym, wynikającym z odmiennej drogi 

podania względem aktualnie refundowanej postaci dożylnej. 

Zgodnie z Charakterystyką Produktu Leczniczego, wszystkie cztery podania leku w pierwszym 

cyklu oraz pierwsze podanie w drugim cyklu muszą być wykonane lub nadzorowane przez 

pracownika ochrony zdrowia, natomiast kolejne dawki mogą być podawane samodzielnie 

przez pacjenta lub jego opiekuna w warunkach domowych, po odpowiednim przeszkoleniu. 

Oznacza to możliwość częściowego przeniesienia procesu leczenia z ośrodka realizującego 

program lekowy do domu pacjenta, co może zwiększać dostępność terapii i ograniczać 

obciążenie organizacyjne związane z koniecznością regularnych wizyt w placówce 

medycznej. 

Istotną przewagą praktyczną postaci podskórnej jest również krótki czas podania. 

Wstrzyknięcie podskórne trwa około 20–30 sekund, podczas gdy postać dożylna wymaga 

podania w ramach hospitalizacji lub hospitalizacji jednodniowej związanej z realizacją 

programu lekowego. Może to przekładać się na mniejsze wykorzystanie zasobów 

świadczeniodawcy, w tym czasu personelu i infrastruktury niezbędnej do podań dożylnych, 

a także większą elastyczność planowania świadczeń. 

Z perspektywy społecznej refundacja postaci podskórnej może poprawiać komfort i wygodę 

leczenia pacjentów z gMG, szczególnie w przewlekłej terapii. Ograniczenie liczby wizyt 

związanych z podaniem leku może zmniejszać obciążenie pacjenta i jego opiekunów, w tym 

czas poświęcany na dojazdy i organizację leczenia. Dodatkowo postać podskórna może 

sprzyjać większej autonomii pacjenta i lepszemu dopasowaniu terapii do codziennego 

funkcjonowania. 

Wpływ organizacyjny znalazł odzwierciedlenie również w założeniach kosztowych analizy. 

W modelu przyjęto, że początkowe podania postaci podskórnej realizowane są 

ambulatoryjnie, a dalsze dawki mogą być podawane samodzielnie przez pacjenta lub 

opiekuna, bez generowania dodatkowych kosztów podania. W przeciwieństwie do tego, 

podanie efgartigimodu alfa w postaci dożylnej wymaga realizacji świadczeń szpitalnych lub 

jednodniowych. Wskazuje to, że refundacja postaci podskórnej może prowadzić do bardziej 

efektywnego wykorzystania zasobów systemu ochrony zdrowia. 

W konsekwencji objęcie refundacją efgartigimodu alfa w postaci podskórnej może przynieść 

korzyści organizacyjne i społeczne, związane z uproszczeniem procesu leczenia, 

odciążeniem ośrodków realizujących program lekowy, zwiększeniem elastyczności udzielania 

świadczeń oraz poprawą wygody terapii dla pacjentów wymagających długotrwałego 

leczenia. 
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6 Wnioski 

Analiza wykazała, że pozytywna decyzja refundacyjna dla preparatu Vyvgart® (efgartigimod 

alfa) w postaci roztworu do wstrzykiwań w ampułkostrzykawce będzie wiązać się 

z obniżeniem wydatków refundacyjnych o        odpowiednio w 1. i 2. 

roku analizy.  
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refundacją i ustalenie ceny zbytu netto technologii lekowej o wysokiej 
wartości klinicznej oraz o podwyższenie ceny zbytu netto leku, środka 
spożywczego specjalnego przeznaczenia żywieniowego i wyrobu medycznego, 
które nie mają odpowiednika refundowanego w danym wskazaniu. 

Sobieszczuk 2021 Sobieszczuk E, Napiórkowski Ł, Szczudlik P, Kostera-Pruszczyk A. Myasthenia 
Gravis in Poland: National Healthcare Database Epidemiological Study. 
Neuroepidemiology. 2021 Feb 19:1-8. 

Ustawa 
refundacyjna 
2011 

Ustawa z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji leków, środków spożywczych 
specjalnego przeznaczenia żywieniowego oraz wyrobów medycznych (Dz.U. 
2011 Nr 122 poz. 696) po uwzględnieniu nowelizacji z dnia 17.08.2023). 

 


