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Wykaz skréotéw i akroniméw

AE
AChR-Ab+

AChR
AEK
AOTMIT
ChPL
CIDP

DGL
gMG
GUS
v
mg
MG
MZ
NFZ
PL
PLN
RSS
SC
SD

analiza ekonomiczna

obecnos¢ przeciwciat przeciwko receptorowi acetylocholiny (ang.
acetylcholine receptor antibodies)

receptor acetylocholiny (ang. acetylocholine receptor)
analiza efektywnosci klinicznej

Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji
Charakterystyka Produktu Leczniczego

przewlekta zapalna polineuropatia demielinizacyjna (ang. chronic
inflammatory demyelinating poliradiculoneuropathy)

Departament Gospodarki Lekami

uogolniona posta¢ miastenii (ang. generalized Myasthenia Gravis)
Gtowny Urzad Statystyczny

dozylny (ang. intravenous)

miligram

miastenia (ang. myasthenia gravis)

Minister Zdrowia

Narodowy Fundusz Zdrowia

program lekowy

Polski Ztoty

mechanizm dzielenia ryzyka (ang. risk sharing scheme)
podskorny (ang. subcutaneous)

odchylenie standardowe (ang. standard deviation)




Streszczenie

Cel pracy

Celem analizy jest oszacowanie wptywu na budzet ptatnika publicznego zwigzanego z wydaniem
pozytywnej decyzji o finansowaniu ze srodkow publicznych preparatu Vyvgart® (efgartigimod alfa)
w postaci roztworu do wstrzykiwan w amputkostrzykawce stosowanego w populacji dorostych
pacjentow z uogodlniong postacia miastenii z obecnoscia przeciwciat przeciwko receptorowi dla
acetylocholiny (AChR-Ab+), stosujacych standardowa terapie zgodnie z zapisami programu lekowego
B.157.Leczenie chorych z uogélniong postacia miastenii (G.70.0)

Metody

Analize przeprowadzono z perspektywy ptatnika publicznego (NFZ) w horyzoncie dwoch kolejnych lat.
Analize kosztow terapii lekiem Vyvgart® w postaci roztworu do wstrzykiwan w amputkostrzykawce
(efgartigimod alfa SC) przeprowadzono na tle kosztow terapii preparatem Vyvgart® w postaci
koncentratu do sporzadzenia roztworu do infuzji (efgartigimod alfa IV).

Ze wzgledu na wnioskowane warunki refundacji preparatu Vyvgart®, tj. refundacja w ramach
programu lekowego odstapiono od przeprowadzania analizy doptat pacjentow. Liczebnos¢ docelowej
populacji szacowano w oparciu o dane uzyskane od Narodowego Funduszu Zdrowia pochodzace
z systemu  sprawozdawczo-rozliczeniowego Centrali NFZ, dotyczace liczby pacjentow
kwalifikowanych miesiecznie do terapii dozylnym efgartigimodem alfa w ramach programu lekowego
B.157. Dodatkowo w celu uwzglednienia trendu wzrostowego liczby pacjentéw leczonych
efgartigimodem alfa w czasie, wykorzystano Otwarte dane NFZ dotyczace liczby pacjentow
z okreslonym rozpoznaniem wedtug ICD-10, u ktorych zastosowano produkt leczniczy identyfikowany
za pomoca odpowiedniego kodu EAN. W analizie uwzgledniono koszty lekow, koszty podania oraz
monitorowania leczenia. Analiza scenariuszowa objeta scenariusz istniejacy (warianty: najbardziej
prawdopodobny, minimalny i maksymalny), w ktorym oszacowano koszty leczenia pacjentow przy
zatozeniu braku pozytywnej decyzji refundacyjnej dla wnioskowanej technologii, oraz scenariusze
nowe (warianty: najbardziej prawdopodobny, minimalny i maksymalny), w ktorych szacowano koszty
terapii przy zatozeniu pozytywnej decyzji refundacyjnej dla wnioskowanej technologii lekowej.
Poszczegblne warianty scenariusza istniejacego i nowego roznig sie liczebnoscia populacji
kwalifikujacej sie do leczenia analizowanymi substancjami. W analizie przedstawiono wariant, w
ktorym preparat Vyvgart® w postaci roztworu do wstrzykian w amputkostrzykawce jest refundowany

, W kategorii dostepnosci refundacyjnej: lek, srodek spozywczy
specjalnego przeznaczenia zywieniowego stosowany w ramach programu lekowego, przy wysokosci
limitu finansowania na poziomie ceny hurtowej brutto (katalog B).

Analize przeprowadzono z perspektywy ptatnika publicznego w dwoch wariantach, tj.
z uwzglednieniem i bez uwzglednienia umow podziatu ryzyka. W niniejszym streszczeniu ograniczono
opis wynikow do wynikow z uwzglednieniem umoéw podziatu ryzyka, ze wzgledu na fakt, ze dla ptatnika
publicznego sa to najistotniejsze i najbardziej informatywne wyniki.

Wyniki
Liczebnos¢ docelowej populacji oszacowano na | pacientow w 1. roku analizy oraz |

v 2. roku.

Wyniki wszystkich wariantow przeprowadzonej analizy wskazuja, ze pozytywna decyzja dotyczaca
finansowania wniskowanego preparatu bedzie wigzata sie ze spadkiem wydatkow NFZ.




Tab. 1. Zestawienie wynikow analizy — zmiana kosztow vs scenariusz istniejacy.

Wariant analizy Perspektywa NFZ, PLN

1. rok analizy 2. rok analizy

Wariant najbardziej prawdopodobny

Wariant minimalny

Wariant maksymalny

NFZ — Narodowy Fundusz Zdrowsia; PLN — polski ztoty.

Analiza wrazliwosci

Dodatkowo w ramach analizy wptywu na budzet przeprowadzono analize wrazliwosci dla parametru
majacego najwiekszy wptyw na ostateczne wyniki analizy, tj. odsetka pacjentow przerywajacych
leczenie. Analiza wrazliwosci zostata wykonana jedynie dla wariantu podstawowego.

Przy odsetkach pacjentow przerywajacych leczenie przyjetych w oparciu o badania kliniczne redukcja

wydatkow refundacyjnych byta nizsza w porownaniu do wariantu podstawowego — odpowiednio o 37%
w 1. roku oraz 40% w 2. roku analizy.

Whnioski

Analiza wykazata, ze pozytywna decyzja refundacyjna dla preparatu Vyvgart® (efgartigimod alfa)
w postaci roztworu do wstrzykiwan w amputkostrzykawce bedzie wigzac sie z obnizeniem wydatkow
refundacyjnych ﬂ odpowiednio w 1. i 2. roku analizy.

Jednoczesnie wprowadzenie tej postaci leku przyniesie dodatkowe korzysci systemowe i kliniczne,

obejmujace: nizsze koszty podania terapii, zwiekszenie komfortu pacjentow, odcigzenie osrodkow
szpitalnych oraz wieksza elastycznosc i satysfakcje pacjentow w dtugotrwatym leczeniu.




1 Cel analizy

Celem analizy jest oszacowanie wptywu na budzet ptatnika publicznego, wydania
pozytywnej decyzji o finansowaniu ze srodkow publicznych preparatu Vyvgart® (efgartigimod
alfa) w postaci roztworu do wstrzykiwan w amputkostrzykawce, stosowanego w leczeniu
dorostych pacjentow z uogolniong postacia miastenii z obecnoscia przeciwciat przeciwko
receptorowi dla acetylocholiny (AChR-Ab+), stosujacych standardowa terapie zgodnie
z zapisami programu lekowego B.157.

Analize kosztow terapii lekiem Vyvgart® w postaci roztworu do wstrzykiwan
w amputkostrzykawce (efgartigimod SC) przeprowadzono na tle kosztow terapii preparatem
Vyvgart® w postaci koncentratu do sporzadzenia roztworu do infuzji (efgartigimod IV).
Zatozono, ze podskorna posta¢ efgartigimodu bedzie przejmowac jedynie rynek dozylnej
postaci, tj. nie wptynie na rynek rawulizumabu oraz rozanoliksyzumabu. W konsekwencji
substancje te nie zostaty uwzglednione w niniejszej analizie BIA. Zatozenie to wynika
Z nastepujacych przestanek:

e Tozsamos¢ substancji czynnej i wskazania — efgartigimod SC i IV to rézne postacie
farmaceutyczne tego samego leku, stosowanego w identycznej populacji pacjentow
(dorosli z uogolniong miastenia). Wprowadzenie podskornej formy nie rozszerza
zatem populacji leczonej, a jedynie oferuje alternatywng droge podania.

e Porownywalna skutecznos¢ — dostepne dane kliniczne wskazuja, Ze obie postacie
leku charakteryzuja sie porownywalnym profilem skutecznosci i bezpieczenstwa.
W konsekwencji przewiduje sie, ze lekarze oraz pacjenci beda traktowac obie formy
jako opcje rownowazne terapeutycznie, a decyzja o wyborze bedzie zalezna gtownie
od preferencji zwiazanych z droga podania i organizacja leczenia.

e Doswiadczenia rynkowe z innych obszarbw — wprowadzenie nowych postaci
farmaceutycznych tej samej substancji czynnej (np. formy SC vs IV dla lekow
biologicznych takich jak rytuksymab) skutkowato przesunieciem rynku wewnatrz
danej substancji, bez wptywu na udziat rynkowy innych lekéw z odmiennych klas
terapeutycznych [Jang 2021].

Ze wzgledu na wnioskowane warunki refundacji preparatu Vyvgart®, tj. refundacja w ramach
programu lekowego odstapiono od przeprowadzania analizy doptat pacjentow.




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
refundacja, o ktorej mowa w art. 11 ust. 1 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji
lekow, srodkow spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow
medycznych (zwana dalej ustawa 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 wyszczegblnieniem sktadowej wydatkow stanowiacej
refundacje ceny wnioskowanej technologii, o ile wystepuje;

dodatkowych wydatkéw podmiotu zobowigzanego do finansowania $wiadczen ze
srodkow publicznych, jakie beda ponoszone na leczenie pacjentéow w stanie
klinicznym wskazanym we wniosku, stanowiacych réznice pomiedzy prognozami,
z wyszczegolnieniem  sktadowej  wydatkow  stanowiacej refundacje ceny
wnioskowanej technologii, w tym minimalnych i maksymalnych wariantow dla tego
0szacowania;

iloSciowej prognozy rocznych wydatkow podmiotu zobowiazanego do finansowania
swiadczen ze sSrodkow publicznych, jakie beda ponoszone na leczenie pacjentow
w stanie klinicznym wskazanym we wniosku, z wyszczegblnieniem sktadowej
wydatkow stanowiacej refundacje ceny wnioskowanej technologii przy zatozeniu, ze
minister 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 wyszczegélnieniem sktadowej
wydatkow stanowiacej refundacje ceny wnioskowanej technologii przy zatozeniu, ze
minister wtasciwy do spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu refundacja, o ktorej
mowa w art. 11 ust. 1 ustawy refundacyjnej.

W analizie zdefiniowano scenariusz istniejacy: najbardziej prawdopodobny, minimalny
i maksymalny oraz scenariusze nowe: najbardziej prawdopodobny oraz minimalny
i maksymalny (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 byé zastosowana

Zgodnie z Charakterystyka Produktu Leczniczego, produkt leczniczy Vyvgart® w postaci
roztworu do wstrzykiwan w amputkostrzykawce zarejestrowany jest w nastepujacych
wskazaniach [ChPL Vyvgart]:

e leczenie uzupetniajace do standardowej terapii dorostych pacjentow z uogdlniong
miastenia rzekomoporazna (gMG), u ktorych stwierdzono obecnos¢ przeciwciat
przeciwko receptorowi acetylocholiny (AChR);

e monoterapia w leczeniu dorostych pacjentow z postepujaca lub nawracajaca aktywna
przewlekta zapalng polineuropatia demielinizacyjna (CIDP) po wczesniejszym
leczeniu kortykosteroidami lub immunoglobulinami.

Miastenia

Liczebnos¢ populacji obejmujacej pacjentow, u ktorych wnioskowana technologia moze byc
zastosowana we wnioskowanym wskazaniu, oszacowano na podstawie badania Sobieszczuk
2021, w ktorym raportowano rozpowszechnienie miastenii w Polsce. Dane demograficzne
dotyczace liczby dorostych mieszkancow Polski zaczerpnieto z danych Gtownego Urzedu
Statystycznego [GUS 2024]. W celu doprecyzowania populacji zgodnie ze wskazaniem
rejestracyjnym wykorzystano rowniez odpowiednie odsetki zaczerpniete z publikacji Dresser
2021 oraz Lazaridis 2020. W Tab. 2. przedstawiono kolejne kroki oszacowania populacji
Z miastenia.

Tab. 2. Liczebnos¢ populacji obejmujacej pacjentéw, u ktérych wnioskowana
technologia moze byc¢ zastosowana w leczeniu miastenii.

Parametr Liczba pacjentow Zrédito

Ludnosc kraju - dorosli (= 18 lat) 30 744 000 | GUS 2024
Rozpowszechnienie MG (22,65/100 000 osob) 6 964 | Sobieszczuk 2021
Odsetek pacjentow z gMG (80%) 5571 | Dresser 2021
Odsetek pacjentow AChR-Ab+ (85%) 4 735 | Lazaridis 2020

MG — miastenia (ang. myasthenia gravis), gMG — uogdlniona postac miastenii (ang. generalized Myasthenia Gravis), AChR-
Ab+ — obecnosc przeciwciat przecivko receptorowi acetylocholiny (ang. acetylcholine receptor antibodies).

Polineuropatia demielinizacyjna

Liczebnos¢ populacji dorostych pacjentow, u ktorych wnioskowana technologia moze byc
stosowana w leczeniu postepujacej lub nawracajacej aktywnej przewlektej zapalnej
polineuropatii demielinizacyjnej (CIDP) po wczesniejszym leczeniu kortykosteroidami lub
immunoglobulinami, oszacowano w oparciu o dostepne dane epidemiologiczne




i demograficzne. Podstawa oszacowania byta wartos¢ globalnego rozpowszechnienia CIDP
(2,81/100 000), pochodzaca z metaanalizy Broers 2019. Dane demograficzne dotyczace liczby
dorostych mieszkaricow Polski zaczerpnigto z danych Gtownego Urzedu Statystycznego [GUS
2024]. W celu doprecyzowania populacji zgodnie ze wskazaniem, uwzgledniono strukture
przebiegu choroby opisang w publikacji Chio 2007, w ktorej wykazano, ze okoto 62%
pacjentow ma przewlekle postepujacy przebieg, a okoto 26% — rzutowo-remisyjny. Te dwie
grupy odpowiadaja populacji pacjentow z postepujaca lub nawracajaca postacia choroby,
zgodnie z analizowanym wskazaniem. Kolejne etapy szacowania populacji przedstawiono
w Tab. 3.

Tab. 3. Liczebnos¢ populacji obejmujacej pacjentéw, u ktérych wnioskowana
technologia moze byc¢ zastosowana w leczeniu CIDP.

Parametr Liczba pacjentow Zrédto
Ludnosc kraju - dorosli (= 18 lat) 30 744 000 | GUS 2024
Rozpowszechnienie CIDP (2,81/100 000 osob) 864 | Broers 2019
Odsetek pacjentow z postepujaca/nawracajaca 760 | Chio 2007
postacia choroby (88%)

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

Podsumowanie

Zgodnie z przeprowadzonym oszacowaniem, liczebnos¢ populacji obejmujacej wszystkich
pacjentow, u ktorych wnioskowana technologia moze byc zastosowana wynosi 5,5 tys. osob
— patrz Tab. 4.

Tab. 4. Liczebnos¢ populacji obejmujacej wszystkich pacjentéw, u ktérych
whnioskowana technologia moze by¢ zastosowana.

Wskazanie Liczba pacjentow Zrédto

Pacjenci z gMG, u ktorych stwierdzono obecnosc 4735 | Tab. 2
przeciwciat przeciwko receptorowi acetylocholiny

Pacjenci z postepujaca lub nawracajaca aktywna 760 | Tab. 3.
CIDP po wczesniejszym leczeniu kortykosteroidami
lub immunoglobulinami

SUMA 5495 | -

gMG — uogolniona postac miastenii (ang. generalized Myasthenia Gravis), CIDP — przewlekta zapalna polineuropatia
demielinizacyjna (ang. chronic inflammatory demyelinating poliradiculoneuropathy).

2.1.2 Szacowanie liczebnosci populacji docelowej
wskazanej we wniosku

Wnioskowana jest refundacja preparatu Vyvgart® w postaci roztworu do wstrzykiwan
w amputkostrzykawce w ramach programu lekowego B.157.
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Szacowanie liczebnosci populacji docelowej wskazanej we wniosku w | roku analizy
przeprowadzono w oparciu o dane uzyskane od Narodowego Funduszu Zdrowia pochodzace
z systemu sprawozdawczo-rozliczeniowego Centrali NFZ, dotyczace liczby pacjentow
kwalifikowanych miesiecznie do terapii dozylnym efgartigimodem alfa w ramach programu
lekowego B.157 [NFZ 2025]. Zastosowane dane zrodtowe zestawiono w tabeli ponizej.

Tab. 5. Zestawienie danych zrédtowych NFZ wykorzystanych do oszacowania
miesiecznej liczby pacjentéw kwalifikowanych do terapii efgartigimodem
alfa.

Rok i miesiac realizacji Liczba nowych pacjentow w PL B.157
leczonych dozylnym efgartigimodem alfa

2024-07
2024-08
2024-10
2024-11
2024-12
2025-01
2025-02
2025-03
2025-04
2025-05
2025-06
2025-07

Do analizy wykorzystano wytacznie dane z roku 2025, poniewaz od tego roku zmienit sie
sposob rozliczania leku — NFZ rozlicza obecnie cate fiolki, a nie miligramy substancji czynnej
(jak miato to miejsce przez 2025 rokiem). Z zestawu miesiecznych wartosci za rok 2025
pominieto miesigce, w ktorych liczba pacjentow byta skrajnie niska, tj. wynosita jeden
(styczen i maj). W ramach analizy podstawowej przyjeto miesieczna liczbe pacjentow
odpowiadajaca medianie z miesiecznych wartosci obserwowanych w 2025 roku
(z pominieciem miesiecy o skrajnie niskich wynikach). W ramach analizy wrazliwosci
zastosowano dodatkowo dwa warianty — minimalny i maksymalny — odpowiadajace
odpowiednio 25. i 75. percentylowi rozktadu danych - patrz Tab. 6.

Tab. 6. Zatozenia dotyczace miesiecznej liczby nowo witaczanych pacjentéow
do terapii efgartigimodem alfa.

Wariant analizy Liczba pacjentow/miesiac

Najbardziej prawdopodobny

Minimalny

Maksymalny

1



Oszacowana w ten sposob liczba pacjentow rozpoczynajacych leczenie efgartigimodem alfa
| roku analizy wyniosta odpowiednio:

3

.

W celu uwzglednienia trendu wzrostowego liczby pacjentow leczonych efgartigimodem alfa
w czasie, wykorzystano dodatkowo dane NFZ dotyczace liczby pacjentow z okreslonym
rozpoznaniem wedtug ICD-10, u ktorych zastosowano produkt leczniczy identyfikowany za
pomocga odpowiedniego kodu EAN [Otwarte dane]. W analizie wykorzystano dane dotyczace
pacjentow leczonych efgartigimodem alfa z rozpoznaniem miastenii oznaczonym kodem ICD-
10 G70.0. Na podstawie danych NFZ okreslono liczbe pacjentow leczonych efgartigimodem
alfa w kolejnych 12-miesiecznych okresach obserwacji, aktualizowanych co kwartat.
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Tab. 10. Liczebnos¢ populacji docelowej wskazanej we wniosku.

Zrédto

Szacunki oparte na danych
NFZ + tempo wzrostu

oszacowane w oparciu o
otwarte dane NFZ

Wariant analizy Liczba pacjentow

I rok Il rok
Najbardziej il |
prawdopodobny
Minimalny . .
Maksymalny . .

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

Zgodnie z informacjami przekazanymi przez wnioskodawce, preparat Vyvgart® w postaci

roztworu do wstrzykiwan w amputkostrzykawce nie jest aktualnie stosowany w Polsce.




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

Szacowanie rocznej liczebnosci populacji, w ktorej wnioskowana technologia bedzie
stosowana przy zatozeniu, ze minister wtasciwy do spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu
refundacja przeprowadzono w oparciu o nastepujace zatozenia:

W Tab. 11 podsumowano liczebnosc¢ populacji, w ktorej wnioskowana technologia bedzie
stosowana przy zatozeniu, ze minister wtasciwy do spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu
refundacja.

Tab. 11. Liczebnosci populacji, w ktérej wnioskowana technologia bedzie
stosowana przy zatozeniu, ze minister wtasciwy do spraw zdrowia wyda
decyzje o objeciu refundacja.

Wariant analizy Liczebnos¢ populacji Zrédto
I rok Il rok

Najbardziej prawdopodobny . .

Minimalny B B

Maksymalny Bl H
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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. 12. Podsumowanie szacunkéw rocznej liczebnosci populacji.

Populacja Liczebnos¢ populacji Odnosnik do
rozdziatu i tabeli

| rok Il rok

Wszyscy pacjenci, - Rozdziat 2.1.1, Tab. 4
u ktorych wnioskowana
technologia moze byc
zastosowana

Pacjenci ze ] I | Rozdziat 2.1.2, Tab.

wskazaniem 10.
okreslonym we wniosku

Pacjenci, u ktorych 0 | Rozdziat 2.1.3
whnioskowana
technologia jest
obecnie stosowana

Pacjenci stosujacy B B | Rozdziat 2.1.4, Tab.
wnioskowang 1

technologie

W scenariuszu howym,
wariant najbardziej
prawdopodobny

Pacjenci stosujacy . . Rozdziat 2.1.4, Tab.
wnioskowang 1

technologie

W scenariuszu nowym,
wariant minimalny

Pacjenci stosujacy . . Rozdziat 2.1.4, Tab.
wnioskowang 11

technologie

W scenariuszu nowym,
wariant maksymalny

2.2 Opis modelu

Model analizy wptywu na budzet oparto na zatozeniach i wynikach modelu analizy
ekonomicznej [AE Vyvgart]. Model analizy wptywu na budzet opracowano w skoroszycie
programu Microsoft Excel. W analizie wptywu na budzet, podobnie jak w przypadku analizy
ekonomicznej, uwzgledniono koszty lekow tj. koszt preparatu Vyvgart® w postaci roztworu
do wstrzykiwan w amputkostrzykawce oraz koszt preparatu Vyvgart® w postaci koncentratu
do sporzadzenia roztworu do infuzji, a takze koszty podania i monitorowania leczenia.
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Kalkulator BIA sktada sie 5 gtownych arkuszy:

,Ustawienia” — arkusz, w ktorym definiuje sie podstawowe ustawienia analizy;

»Populacja” — arkusz z szacunkami populacji docelowej kwalifikujacej sie do
leczenia analizowanymi substancjami;

,Dane kosztowe” — arkusz z szacunkami kosztow analizowanych substancji;
»Wyniki” — arkusz z wynikami analizy;

,Referencje” — arkusz z referencjami prac wykorzystanych w modelu.

Nawigacja pomiedzy arkuszami odbywa sie przez zaktadke "NAWIGACJA" na wstazce
skoroszytu. Prawidtowe dziatanie arkusza wymaga wtaczenia funkcji makr.

Dodatkowo kalkulator zawiera arkusze pomocnicze i obliczeniowe w tym:

notart” — arkusz startowy;

»Wprowadzenie” — arkusz zawierajacy skrocony opis modelu, informacje na temat
kodowania kolorow komorek tj. informacje, ktore komorki sa modyfikowalne;

,Parametry w modelu” — podsumowanie wszystkich parametrow wejsciowych
uwzglednionych w modelu, w niniejszym arkuszu mozna wprowadzac¢ wtasne wartosci
dla poszczegolnych parametrow;

»,Szacowanie catkowitej populacji” — arkusz, w ktorym podsumowano metodyke
szacowania liczebnosci populacji obejmujacej wszystkich pacjentow, u ktoérych
wnioskowana technologia moze by¢ zastosowana;

»Aktualne roczne wydatki” — arkusz, w ktéorym podsumowano aktualne roczne
wydatki NFZ ponoszone na leczenia pacjentow w stanie klinicznym wskazanym we
whiosku;

»Efgartigimod SC”, ,Efgartigimod IV” — arkusze stanowiace gtowna czesc
modelowania analizy ekonomicznej (tzw. ,,engine”);

,Efgartigimod_SC_obecny”, ,Efgartigimod_IV_obecny” — obliczenia dla scenariuszy
istniejacych;

»Efgartigimod_SC_nowy”, ,Efgartigimod_IV_nowy” — obliczenia dla scenariuszy
nowych;
»Przerwanie leczenia” — arkusz z podsumowaniem danych z zakresu odsetka

pacjentow przerywajacych leczenie;

»,Parametry kliniczne” — kalkulacja parametréow dotyczacych odstepow pomiedzy
cyklami leczenia oraz dawkowania;

»,Podanie leku” — arkusz z szacowaniem odsetka pacjentow, u ktorych podanie
preparatu SC jest realizowane w ramach hospitalizacji lub przyjecia

17



ambulatoryjnego, oraz odsetka pacjentéw, ktérzy przyjmuja lek samodzielnie/z
pomoca opiekuna;

o ,Model logarytmiczny”, ,,Projekcja miesieczna” — arkusze z szacowaniem dynamiki
wzrostu populacji;

e ,DGL” — arkusz zawierajacy procentowe udziaty lekow w grupach limitowych;

e ,Mechanizm” — zdefiniowanie list rozwijanych uwzglednionych w modelu.

2.3 Perspektywa analizy

Zgodnie z obowiazujacymi przepisami [Rozporzadzenie MZ 2023] analize nalezy
przeprowadzic¢ z perspektywy podmiotu finansujacego swiadczenia ze srodkéw publicznych
(Narodowy Fundusz Zdrowia, NFZ) oraz z perspektywy wspolnej, tj. podmiotu finansujacego
$wiadczenia ze srodkéw publicznych i swiadczeniobiorcy (pacjenta).

Ze wzgledu na zaktadany sposob finansowania produktu leczniczego Vyvgart® w postaci
roztworu do wstrzykiwan w amputkostrzykawce (wnioskowane jest finansowanie w ramach
programu lekowego) oraz aktualny sposob finansowania uwzglednionej w analizie technologii
opcjonalnej (program lekowy) w zakresie gtownych sktadowych kosztow (koszt leku, koszt
podania leczenia, koszt monitorowania leczenia) nie dochodzi do wspotptacenia przez
pacjenta, dlatego wyniki przedstawiono jedynie z perspektywy ptatnika publicznego
i odstapiono od przeprowadzania dodatkowej 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, tj. zgodnie z ustawa refundacyjna, pierwsza decyzja
administracyjna o objeciu refundacja wydawana jest na 2 lata [Ustawa refundacyjna 2011].

2.5 Analizowane koszty

W analizie uwzgledniono nastepujace kategorie kosztow:
e wnioskowanego leku,
e technologii opcjonalnej,
e podania leczenia,
e monitorowania leczenia.

W analizie nie szacowano kosztow leczenia zdarzen niepozadanych, poniewaz koszty te nie
réznicuja ocenianych technologii.

W niniejszej analizie rozpatrzono dwa warianty kosztowe: z RSS oraz bez RSS. W wariancie
bez RSS uwzgledniono ceny bez mechanizmu dzielenia ryzyka zaréwno dla wnioskowanego
leku, jak i dla technologii opcjonalnej. Natomiast w wariancie z RSS zastosowano ceny
uwzgledniajace mechanizm dzielenia ryzyka dla obu analizowanych technologii.
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2.5.1 Koszt wnioskowanego leku

2.5.1.1 Uzasadnienie kategorii odptatnosci i kwalifikacji do grupy
limitowej wnioskowanego leku

Uzasadnienie kategorii odptatnosci

Whnioskowane jest wprowadzenie finansowania preparatu Vyvgart® w postaci roztworu do
wstrzykiwan w amputkostrzykawce ze Srodkéw publicznych w leczeniu dorostych pacjentow
Z uogolniong postacia miastenii z obecnoscia przeciwciat przeciwko receptorowi dla
acetylocholiny (AChR-Ab+), stosujacych standardowa terapie zgodnie z zapisami programu
lekowego B.157 w ramach programu lekowego, tj. katalog B: lek, srodek spozywczy
specjalnego przeznaczenia zywieniowego stosowany w ramach programu lekowego, przy
wysokosci limitu finansowania na poziomie ceny hurtowej brutto.

Zgodnie z aktualng ustawa refundacyjna (art. 14 ustawy), lek majacy udowodniong
skutecznos¢ w leczeniu nowotworu ztosliwego albo lek stosowany w ramach programu
lekowego kwalifikuje sie do kategorii odptatnosci ,,bezptatny” [Ustawa refundacyjna 2011].

Uzasadnienie kwalifikacji do grupy limitowej

2.5.1.2 Koszt wnioskowanego leku - efgartigimod alfa SC

Whniosek refundacyjny, ztozony przez zleceniodawce analizy, obejmuje jedna prezentacje
preparatu Vyvgart®:

e Vyvgart 1000 mg, roztwor do wstrzykiwan w amputkostrzykawce, 1 x 5 ml.

Cene zbytu netto preparatu Vyvgart® wyznaczono w oparciu o dane przekazane przez
whnioskodawce.
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Zuzycie efgartigimodu alfa SC wyznaczono w oparciu o schemat podawania opisany
w charakterystyce produktu leczniczego. Zalecana dawka to 1 000 mg (1 amputkostrzykawka)
w postaci wstrzyknie¢ podawanych podskornie w cyklach raz w tygodniu przez 4 tygodnie.
Kolejne cykle leczenia powinny by¢ podawane zgodnie z ocena kliniczna, przy czym
w badaniach klinicznych najwczesniejszy mozliwy moment rozpoczecia nastepnego cyklu
przypadat na 7. tydzien od pierwszego podania w cyklu poprzednim [ChPL Vyvgart].

Oszacowanie cen i odptatnosci preparatu Vyvgart® w przypadku nieuwzglednienia RSS
przedstawiono w Tab. 13.

Tab. 13. Koszt preparatu Vyvgart® w postaci roztworu do wstrzykiwan
w amputkostrzykawce (bez RSS).

Kategoria Vyvgart 1 000 mg, roztwor do
wstrzykiwan w amputkostrzykawce,
1x5ml

Cena zbytu netto [PLN]
Urzedowa cena zbytu [PLN]
Cena hurtowa brutto [PLN]

Wysokosc limitu finansowania [PLN]

Cena za 1 amputkostrzykawke [PLN]

RSS — mechanizm dzielenia ryzyka (ang. risk sharing scheme).

2.5.1.3 Opis schematu podziatu ryzyka
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Tab. 14. Koszt preparatu Vyvgart® w postaci roztworu do wstrzykiwan
w amputkostrzykawce (z RSS).

Kategoria Vyvgart 1 000 mg, roztwor do wstrzykiwan
w amputkostrzykawce, 1 x 5 ml

Cena zbytu netto [PLN]

Urzedowa cena zbytu [PLN]

Cena hurtowa brutto [PLN]

Cena za 1 amputkostrzykawke [PLN]

RSS — mechanizm dzielenia ryzyka (ang. risk sharing scheme).

2.5.2 Koszt technologii opcjonalnych - efgartigimod alfa IV

Zgodnie z informacjami przedstawionymi w aktualnym obwieszczeniu MZ ustalono, ze
w analizowanym wskazaniu refundowana jest obecnie jedna prezentacja preparatu
Vyvgart®: koncentrat do sporzadzania roztworu do infuzji, 400 mg (1 fiolka, 20 ml)
[Obwieszczenie MZ].

Koszt preparatu Vyvgart® w postaci koncentratu do sporzadzenia roztworu do infuzji
oszacowano na podstawie danych raportowanych w aktualnym obwieszczeniu Ministra
Zdrowia. Kosz z RSS dozylnej formulacji preparatu Vyvgart® oszacowano na podstawie danych
przekazanych przez zleceniodawce.

Szczegotowe oszacowania kosztu efgartigimodu alfa IV przedstawiono w arkuszu
kalkulacyjnym analizy (zaktadka: Parametry kosztowe). Dane dotyczace kosztu terapii
efgartigimodem alfa podawanym dozylnie przedstawiono w Tab. 15.

Tab. 15. Koszt preparatu Vyvgart® w postaci koncentratu do sporzadzenia
roztworu do infuzji.

Wariant Koszt za 1 fiolke preparatu Vyvgart® w postaci
koncentratu do sporzadzenia roztworu do
infuzji [PLN]

Bez RSS
Z RSS
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Wariant Koszt za 1 fiolke preparatu Vyvgart® w postaci
koncentratu do sporzadzenia roztworu do
infuzji [PLN]

RSS — mechanizm dzielenia ryzyka (ang. risk sharing scheme).

Zuzycie efgartigimodu alfa IV oszacowano w oparciu o schemat podawania opisany
w charakterystyce produktu leczniczego [ChPL Vyvgart]. Zalecana dawka efgartigimodu alfa
podawanego dozylnie wynosi 10 mg/kg masy ciata w postaci wlewu, raz w tygodniu przez 4
tygodnie. Kolejne cykle leczenia sa podawane zgodnie z ocena kliniczna, przy czym
w badaniach klinicznych najwczesniejszy mozliwy moment rozpoczecia nastepnego cyklu
przypadat na 7. tydzien od pierwszego podania w cyklu poprzednim. U chorych o masie ciata
>120 kg stosuje si¢ dawke 1200 mg (3 fiolki) na jeden wlew. Liczbe fiolek wykorzystanych na
pojedynczy wlew, w zaleznosci od masy ciata pacjenta i zgodnie ze schematem dawkowania
opisanym w ChPL, zestawiono w Tab. 16.

Tab. 16. Liczba zuzytych fiolek w oparciu o mase ciata pacjenta.

Zakres masy ciata (kg) Ilosc fiolek

<40 kg 1
od =40 do <80 2
>80 3

Do oszacowania odsetka pacjentow otrzymujacych odpowiednio 1, 2 lub 3 fiolki preparatu
w ramach pojedynczego wlewu wykorzystano dane o sredniej masie ciata uczestnikow badan
ADAPT-SC, CHAMPION MG i MycarinG oraz funkcje ROZKLAD.NORMALNY. Dla ADAPT-SC i
CHAMPION MG wykorzystano wartosci raportowane dla populacji AChR-Ab+. W przypadku
MycarinG, ze wzgledu na brak danych odrebnych dla tej podgrupy, przyjeto wartosci dla
populacji ogolnej badania. Podejscie to uznano za akceptowalne, poniewaz pacjenci AChR-
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Ab+ stanowili ok. 90% uczestnikow badania. Dla kazdego z badan wyliczono odsetek
pacjentow w poszczegolnych kategoriach masy ciata (<40 kg, 40-80 kg, >80 kg), a nastepnie
uzyskane wartosci potaczono, stosujac srednig wazong wielkoscig proby (n). Otrzymane
w ten sposob usrednione odsetki stanowity wartosci przyjete do analizy podstawowej. W
ramach analizy wrazliwosci testowano natomiast scenariusze oparte na danych z kazdego
zrodta osobno, tj. dane dla ramienia SC z badania ADAPT-SC, dane dla ramienia IV z badania
ADAPT-SC, dane dla catej populacji badan CHAMPION MG oraz MycarinG. Wyniki
przedstawiono w Tab. 17.

Tab. 17. Rozktad masy ciata pacjentéow wykorzystany do wyznaczenia
dawkowania efgartigimodu alfa IV.

Badanie n Srednia masa | <40 kg (1 40-80 kg (2 >80 kg (3
(populacja) ciata + SD fiolka) fiolki) fiolki)
(kg)
ADAPT-SC 45 77,3 £ 19,6 2,85% 52,63% 44,52%
(ramie SC,
populacja
AChR-Ab+)
ADAPT-SC 46 83,9 +22,8 2,71% 40,50% 56,79%
(ramie IV,
populacja
AChR-Ab+)
CHAMPION MG 175 91,2 + 26,6 2,71% 30,97% 66,31%
(wszyscy,
AChR-Ab+)
MycarinG FDA 200 81,1 +£23,9 4,27% 43,89% 51,84%
(wszyscy)
Srednia* . - 3,40% 39,55% 57,06%

AChR-Ab - przeciwciata przeciwko receptorowi acetylocholiny (ang. acetylcholine receptor antibodies), IV - podanie
dozylne, SC - podanie podskorne, n - wielkosc proby.
*Srednia wazona wielkoscia proby.

2.5.3 Koszt podania leczenia

W przypadku efgartigimodu alfa podawanego we wlewie dozylnym (efgartigimod alfa IV)
przyjeto, ze jego podanie odbywa si¢ wramach swiadczen: hospitalizacja zwiazana
z wykonaniem programu/hospitalizacja w trybie jednodniowym zwigzana z wykonaniem
programu lekowego. Koszt zwigzany z podaniem leku w programie lekowym wyznaczono na
podstawie Zarzadzenia nr 75/2026/DGL.
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Tab. 18. Koszt podania efgartigimodu alfa IV.

Nazwa i kod swiadczenia Wartosc Srednia Koszt Skorygowany koszt
punktowa | wartosc punktu* procedury [PLN]
punktowa | [PLN]
Hospitalizacja zwigzana 497,90 492,31 1,87 920,62

z wykonaniem programu,
5.08.07.0000001

Hospitalizacja w trybie 486,72
jednodniowym zwigzana
z wykonaniem programu,
5.08.07.0000003

*Wycene punktu rozliczeniowego przyjeto w oparciu o wycene danego swiadczenia w kazdym wojewodztwie (po jednej
umowie o najwiekszej wartosci z kazdego wojewodztwa za 2026 r.), w obliczeniach uwzgledniono mediane ze wszystkich
wojewodztw.

Zgodnie z charakterystyka produktu leczniczego, w przypadku leku Vyvgart® w postaci
podskornej w amputkostrzykawce, wszystkie cztery podania leku w cyklu pierwszym oraz
pierwsze podanie drugiego cyklu musi zosta¢ wykonane lub nadzorowane przez pracownika
stuzby zdrowia [ChPL Vyvgart]. Kolejne dawki moga byc¢ aplikowane w domu samodzielnie
przez pacjenta lub jego opiekuna, pod warunkiem odpowiedniego przeszkolenia.

W modelu zatozono, ze podania wykonywane lub nadzorowane przez personel medyczny
rozliczane sa w ramach jednego z dwdch swiadczen: hospitalizacja w trybie jednodniowym
zZwigzana z wykonaniem programu lekowego albo przyjecie pacjenta w trybie
ambulatoryjnym zwigzane z wykonaniem programu lekowego. W przypadku podan
samodzielnych przez pacjenta lub opiekuna nie naliczano dodatkowego kosztu podania.
Koszty zwiazane z podaniem lekow w programie lekowym wyznaczono na podstawie
Zarzadzenia nr 75/2026/DGL.

Szczegotowe dane podsumowano w Tab. 19.

Tab. 19. Koszt podania efgartigimodu alfa SC.

Nazwa i kod swiadczenia Wartosc Srednia Koszt punktu* | Skorygowany
punktowa wartosc [PLN] koszt
punktowa procedury
[PLN]
Hospitalizacja w trybie 486,72 492,31 1,87 910,17

jednodniowym zwigzana
z wykonaniem programu,
5.08.07.0000003

Przyjecie pacjenta w trybie 108,16 108,16 1,87 202,26
ambulatoryjnym zwigzane

z wykonaniem programu,
5.08.07.0000004
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Nazwa i kod swiadczenia Wartosc Srednia Koszt punktu* | Skorygowany
punktowa wartosc [PLN] koszt
punktowa procedury
[PLN]
Samodzielne podanie leku 0
przez pacjenta/opiekuna
[PLN]

*Wycene punktu rozliczeniowego przyjeto w oparciu o wycene danego swiadczenia w kazdym wojewodztwie (po jednej

umowie o najwiekszej wartosci z kazdego wojewodztwa za 2026 r.), w obliczeniach uwzgledniono mediang ze wszystkich

viojewodztw.
Odsetki niesamodzielnych podan efgartigimodu alfa SC, obejmujacych podania w pierwszym
cyklu oraz pierwsze podanie w drugim cyklu, oszacowano na podstawie danych dotyczacych
realizacji programu lekowego B.107 ,lLeczenie chorych z przewlekta pokrzywka
spontaniczng”. Szczegdtowy sposob przeprowadzenia oszacowan przedstawiono w analizie
ekonomicznej [AE Vyvgart]. Przyjeto, ze 45% podan jest realizowanych w ramach
hospitalizacji jednodniowej, natomiast 55% - w trybie ambulatoryjnym. Zatozono réwniez,
ze poczawszy od drugiego podania w drugim cyklu wszystkie kolejne dawki sa podawane
samodzielnie przez pacjenta lub jego opiekuna. Podsumowanie zatozen dotyczacych sposobu
podawania efgartigimodu alfa SC uwzglednionych w analizie przedstawiono Tab. 22.

Tab. 20. Zatozenia dotyczace sposobu podawania efgartigimodu alfa SC,
uwzglednione w analizie.

Zakres podan Hospitalizacja Przyjecie Podanie
jednodniowa ambulatoryjne samodzielne/przez
opiekuna
| cykl oraz 1. podanie Il cyklu 45% 55% 0%
Od 2. podania Il cyklu i kolejne 0% 0% 100%

2.5.4 Koszt monitorowania leczenia

Koszt diagnostyki i monitorowania leczenia w ramach programu lekowego B.157 przyjeto na
podstawie zarzadzenia nr 75/2026/DGL, zatacznik nr 1l. Koszt monitorowania i diagnostyki
rozliczane s jako ryczatt roczny. Na potrzeby modelu roczny ryczatt przeliczono na koszt
tygodniowy.

Szczegotowe dane podsumowano w Tab. 21.
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Tab. 21. Koszt monitorowania leczenia.

Nazwa i kod swiadczenia Wartosc Koszt Skorygowany | Koszt
punktowa | punktu* koszt tygodniowy
[PLN] procedury [PLN]
[PLN]
Diagnostyka w programie leczenia 975 1,87 1 823,25 35,06

chorych z uogolniong postacig
miastenii (efgartigimod alfa) - 1 rok
terapii, 5.08.08.0000251

Diagnostyka w programie leczenia 900 1,87 1 683,00 32,37
chorych z uogolniong postacia
miastenii (efgartigimod alfa) - 2

i kolejny rok terapii, 5.08.08.0000252
*Wycene punktu rozliczeniowego przyjeto w oparciu o wycene danego swiadczenia w kazdym wojewodztwie (po jednej
umowie o najwiekszej wartosci z kazdego wojewodztwa za 2026 r.), w obliczeniach uwzgledniono mediane ze wszystkich
viojewodztw.

2.6 Scenariusze analizy

2.6.1 Scenariusz istniejacy

Scenariusz istniejacy odpowiada ilosciowej prognozie rocznych wydatkdw podmiotu
zobowiazanego do finansowania swiadczen ze srodkéw publicznych, jakie beda ponoszone
na leczenie pacjentow w stanie klinicznym wskazanym we wniosku, z wyszczegdlnieniem
sktadowej wydatkow stanowiacej refundacje ceny wnioskowanej technologii przy zatozeniu,
ze minister wtasciwy do spraw zdrowia nie wyda decyzji o objeciu refundacja, o ktorej mowa
w art. 11 ust. 1 ustawy lub decyzji o podwyzszeniu ceny, o ktorej mowa w art. 11 ust. 4
ustawy.

W scenariuszu istniejacym zatozono, ze we wnioskowanej populacji nie jest refundowane
leczenie preparatem Vyvgart® w postaci roztworu do wstrzykiwan w amputkostrzykawce,
a stosowany jest jedynie preparat Vyvgart® w postaci do infuzji dozylnej.

W scenariuszu istniejacym uwzgledniono zmiennos¢ takich parametréw, jak:
e liczebnos¢ populacji docelowej.

Powyzszy parametr postuzyt do zdefiniowania trzech wariantéw scenariusza istniejacego:
najbardziej prawdopodobnego, minimalnego i maksymalnego — patrz Tab. 22. Szczegdotowe
uzasadnienie zakresu zmiennosci testowanych parametrow przedstawiono w poprzednich
rozdziatach (2.1).
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Tab. 22. Zestawienie zatozen wariantéw scenariusza istniejacego.

Zmienna Wariant Wariant Wariant Uzasadnienie
najbardziej minimalny maksymalny parametryzacji
prawdopodobny

Liczebnosc - - - Szczegotowe informacje

populacji przedstawiono w rozdziale

docelowej 2.1.2.

2.6.2 Scenariusze nowe

Warianty scenariusza nowego odpowiadaja ilosciowej prognozie rocznych wydatkow
podmiotu zobowiazanego do finansowania swiadczen ze srodkéw publicznych, jakie beda
ponoszone na leczenie pacjentow w stanie klinicznym wskazanym we wniosku,
z wyszczegolnieniem sktadowej wydatkow stanowiacej refundacje ceny wnioskowanej
technologii przy zatozeniu, ze minister wtasciwy do spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu
refundacja, o ktorej mowa w art. 11 ust. 1 ustawy lub decyzje o podwyzszeniu ceny, o ktorej
mowa w art. 11 ust. 4 ustawy.

Scenariusz nowy zdefiniowano w niniejszej analizie jako wprowadzenie preparatu Vyvgart®
w postaci roztworu do wstrzykiwan w amputkostrzykawce do refundacji.

W scenariuszu nowym uwzgledniono zmiennosc takich parametrow, jak:
e liczebnosc¢ populacji docelowej.

Powyzsze parametry postuzyty do zdefiniowania trzech wariantow scenariusza istniejacego:
najbardziej prawdopodobnego, minimalnego i maksymalnego — patrz Tab. 23. Uzasadnienie
zakresu zmiennosci testowanych parametrow przedstawiono w poprzednich rozdziatach
(2.1).

W modelu przyjeto zatozenie, ze w trakcie terapii czes¢ pacjentow otrzymujacych
efgartigimod alfa w postaci dozylnej (IV) zostanie z czasem przetaczona na postac podskorng

(SC). Oznacza to, ze pacjenci rozpoczynajacy leczenie efgartigimodem alfa IV beda
w dalszym etapie terapii sukcesywnie przechodzili na podanie SC.

Tab. 23. Zestawienie zatozen wariantéw scenariusza nowego.

Zmienna Wariant Wariant Wariant Uzasadnienie
najbardziej minimalny maksymalny parametryzacji
prawdopodobny

Liczebnosc Szczegotowe informacje

populacji - - - przedstawiono w rozdziale

docelowej 2422,
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Zmienna Wariant Wariant Wariant Uzasadnienie
najbardziej minimalny maksymalny parametryzacji
prawdopodobny

Udziat |

wnioskowanego

preparatu

SC — podskomny.

2.7 Analiza wrazliwosci

Dodatkowo w ramach analizy wptywu na budzet przeprowadzono analize wrazliwosci dla
parametru majacego najwiekszy wptyw na ostateczne wyniki analizy ekonomicznej
(w wariancie z RSS), tj.

e Odsetka pacjentow przerywajacych leczenie.

Analize wrazliwosci zostata wykonana jedynie dla wariantu podstawowego.

W ramach analizy podstawowej uwzgledniono odsetki pacjentow przerywajacych leczenie
z powodu braku skutecznosci oraz dziatan niepozadanych, toksycznosci i nadwrazliwosci na
lek na podstawie danych uzyskanych od Narodowego Funduszu Zdrowia [NFZ 2025].
W ramach analizy wrazliwosci testowano wariant, w ktorym przerwanie leczenia z wyzej
wymienionych powoddw oszacowano w oparciu o badania kliniczne — patrz [AE Vyvgart].
Wartosci testowane w ramach analizy wrazliwosci przedstawiono w Tab. 24.

Tab. 24. Prawdopodobienistwo przerwania leczenia na podstawie danych od
NFZ i badan klinicznych.

Cykl leczenia

Analiza podstawowa (dane NFZ) | Analiza wrazliwosci (badania

kliniczne)

Przerwanie leczenia z powodu braku skutecznosci

Po 2 cyklu

Po 3 cyklu
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Cykl leczenia Analiza podstawowa (dane NFZ) | Analiza wrazliwosci (badania
kliniczne)

Po 4 i kolejnych [ ] [ ]

cyklach

Przerwanie leczenia z powodu dziatan niepozadanych, toksycznosci lub nadwrazliwosci na
lek/tydzien

I cykl leczenia B [ ]
Il i kolejne cykle | [
leczenia
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3 Wyniki

3.1Szacowanie aktualnych rocznych wydatkéw NFZ

Aktualne roczne wydatki podmiotu zobowigzanego do finansowania swiadczen ze srodkow
publicznych, ponoszonych na leczenie pacjentow w stanie klinicznym wskazanym we wniosku
oszacowano na podstawie danych raportowanych w sprawozdaniu NFZ za IV kwartat 2025
roku. Na podstawie danych raportowanych w sprawozdaniu NFZ z 2025 roku oszacowano, ze
koszty leczenia dorostych pacjentdw z uogdlniong postacig miastenii (pacjenci leczeni

w ramach programu lekowego B.157), wynosza rocznie okoto 34 mln — patrz Tab. 25.

Nalezy podkresli¢, Zze przedstawione oszacowanie ma charakter przyblizony i odnosi si¢ do
wszystkich pacjentow leczonych w ramach programu lekowego B.157 w 2025 roku. Ponadto
nalezy podkresli¢, ze wskazanie refundacyjne dla rytuksymabu jest szersze niz wnioskowana

populacja.

Tab. 25. Aktualne roczne wydatki NFZ

programu lekowego B.157.

na leczenie pacjentéw w ramach

Procedura

Liczba rozliczonych
jednostek
rozliczeniowych (dane
na IV kwartat 2025 r.)

Wartosc
punktowa

Koszt [PLN]

Roczny koszt
catkowity [PLN]

Hospitalizacja zvigzana z
vrykonaniem programu

165

497,90

931,07**

153 627,05

Hospitalizacja w trybie jednodniowym
2zvrigzana z vsykonaniem programu

229

486,72*

910,17***

208 428,11

Przyjecie pacjenta w trybie
ambulatoryjnym zviazane
z wykonaniem programu

266

108,16*

202,26

53 800,95

Diagnostyka v programie leczenia
chorych z uogolniong postacia.
miastenii (rytuksymab) — 1 rok terapii

27,62

2 025,00*

3 786,75

104 593,06

Diagnostyka v programie leczenia
chorych z uogdlniona postacia
miastenii (rytuksymab) — 2 i kolejny
rok terapii

1,41

610,00

1140,70***

1611,12

Diagnostyka v programie leczenia
chorych z uogolniong postacia,
miastenii (efgartigimod alfa) — 1 rok
terapii

14,56

975,00

1823,25**

26 547,98

Diagnostyka v programie leczenia
chorych z uogolniong postacia.
miastenii (efgartigimod alfa) — 2 i
kolejny rok terapii

0,50

900,00

1 683,00"*

841,16

Diagnostyka v/ programie leczenia
chorych z uogolniong postacia.
miastenii (rawulizumab) — 1 rok
terapii

3,50

600,00**

1122,00"*

3922,96

Diagnostyka v/ programie leczenia
chorych z uogolniong postacia
miastenii (rawulizumab) — 2 i kolejny
rok terapii

0,08

450,00

841 ,50“‘

70,10
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I‘.iczba rozliczonych B
Procedura Jrz:::::t;\':owych (dane :::ar:I::::/a Koszt [PLN] E:Q‘I:(?xi:(y";:.N]
na IV kwartat 2025 r.)
Rytuksymab — 1 mg 159 479 = 1,15" 183 244,63
Rawulizumab — 1 mg 121 300 - 48,07"" 5 830976,13
Efgartigimod alfa — 1 fiolka 1432 - 19 300,00™"" 27 640 523,95
SUMA 34208 187,19

*Dane uwzglednione na podstawie informacji raportowanych w Zarzadzeniu nr 75/2026/DGL, zatacznik 1k; **Dane uwzglednione na podstawie
informacji raportowanych w Zarzadzeniu nr 75/2026/DGL, zatacznik 11; ***Koszt wyznaczony przy uwzglednieniu ceny za 1 punkt na poziomie 1,87.
Wycene punktu rozliczeniowego przyjeto w oparciu o swiadczenia w kazdym wojewodztwie (po jednej umowie o najwiekszej wartosci z kazdego
wojewodztwa za 2026 r.), w obliczeniach uwzgledniono mediane ze wszystkich wojowodztw;

“Koszt za mg rytuksymabu przyjeto w oparciu o koszt za mg raportowany w komunikacie dotyczacym sredniogo kosztu rozliczenia wybranych substancji
czynnych stosowanych w programach lekowych i chemioterapii za okres od stycznia 2018 r. do kwietnia 2026 r. [Komunikat DGL], dane za 04.2026;
~*Koszt za mg rawulizumabu wyznaczono w oparciu o dane lkarPro dla leku Ultomiris® [lkarPro Ultomiris], dane za 07.2025;

~~~Koszt za 1 fiolke.
Podsumowujac, aktualne roczne wydatki podmiotu zobowiazanego do finansowania
swiadczen ze srodkow publicznych, ponoszonych na leczenie pacjentow w stanie klinicznym
wskazanym we wniosku wynosza: 34,2 mln PLN.

Koszt refundacji terapii lekiem Vyvgart® w postaci roztworu do wstrzykiwan
w amputkostrzykawce we wnioskowanym wskazaniu wynosi 0 PLN.

3.2 Wariant najbardziej prawdopodobny

W przypadku nieuwzglednienia RSS, catkowite koszty refundacji terapii (efgartigimod alfa
SC + efgartigimod alfa IV) w populacji docelowej wyniosa

odpowiednio w 1. i 2. roku analizy, w tym koszty refundacji wnioskowanej technologii
wyniosa odpowiednio || GGG oku analizy. Pozytywna decyzja
refundacyjna dla wnioskowanej technologii wigzac¢ sie bedzie z obnizeniem wydatkow
refundacyjnych NFZ o odpowiednio 613 tys. PLN i 2,6 mln PLN w 1. i 2. roku analizy.

W przypadku uwzglednienia RSS, catkowite koszty refundacji terapii (efgartigimod alfa SC +
efgartigimod alfa IV) w populacji docelowej wyniosa
odpowiednio w 1. i 2. roku analizy, w tym koszty refundacji wnioskowanej technologii

wyniosa odpowiednio [ S 1. i 2. roku analizy. Pozytywna decyzja

refundacyjna dla wnioskowanej technologii wigzac¢ sie bedzie z obnizeniem wydatkow
refundacyjnych NFZ o odpowiednio ||} I P\ v 1. i 2. roku analizy.
Szczegotowe wyniki przedstawiono w Tab. 26

Tab. 26. Zestawienie wynikow analizy dla wariantu najbardziej

prawdopodobnego.
Kategoria kosztow Efgartigimod alfa SC Efgartigimod alfa IV Razem
I rok Il rok 1 rok 1l rok I rok Il rok
Bez RSS

Scenariusz istniejacy
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Kategoria kosztow

Efgartigimod alfa SC

Efgartigimod alfa IV

Razem

1 rok

Il rok

1 rok

Il rok

I rok

Koszt analizowanych
substancji [PLN]

59 680 456

157 812 994

59 680 456

Koszt podania leczenia [PLN]

731 891

1935 340

Koszt monitorowania
leczenia [PLN]

54 170

152 351

SUMA [PLN]

60 466 518

159 900 685

Scenariusz nowy

Koszt analizowanych
substancji [PLN]

Koszt podania leczenia [PLN]

Koszt monitorowania
leczenia [PLN]

SUMA [PLN]

IIII o (=] R o

Zmiana kosztow vs scenariusz

istniejacy

Koszt analizowanych
substancji [PLN]

Koszt podania leczenia [PLN]

Koszt monitorowania
leczenia [PLN]

SUMA [PLN]

-2 625 059

Z RSS

Scenariusz istniejacy

Koszt analizowanych
substancji [PLN]

Koszt podania leczenia [PLN]

Koszt monitorowania
leczenia [PLN]

SUMA [PLN]

Scenariusz nowy

Koszt analizowanych
substancji [PLN]

Koszt podania leczenia [PLN]

Koszt monitorowania
leczenia [PLN]

SUMA [PLN]

Zmiana kosztow vs scenariusz

istniejacy

Koszt analizowanych
substancji [PLN]

Koszt podania leczenia [PLN]

Koszt monitorowania
leczenia [PLN]

SUMA [PLN]

SC — podskomy (ang. subcutaneous); IV — dozylny (ang. intravenous); RSS — mechanizm dzielenia ryzyka (ang. Risk Sharing

Scheme).

w
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3.3 Wariant minimalny

W przypadku nieuwzglednienia RSS, catkowite koszty refundacji terapii (efgartigimod alfa
SC + efgartigimod alfa 1IV) w populacji docelowej wyniosa 47,9 mln PLN i 125,2 min PLN
odpowiednio w 1. i 2. roku analizy, w tym koszty refundacji wnioskowanej technologii
wyniosa odpowiednio | | 1. i 2. roku analizy. Pozytywna decyzja
refundacyjna dla wnioskowanej technologii wiaza¢ sie bedzie z obnizeniem wydatkow
refundacyjnych NFZ o odpowiednio 490 tys. PLN i 2,1 mln PLN w 1. i 2. roku analizy.

W przypadku uwzglednienia RSS, catkowite koszty refundacji terapii (efgartigimod alfa SC +
efgartigimod alfa IV) w populacji docelowej wyniosa
odpowiednio w 1. i 2. roku analizy, w tym koszty refundacji wnioskowanej technologii

wyniosa odpowiednio || |GG - 1. i 2. roku analizy. Pozytywna decyzja

refundacyjna dla wnioskowanej technologii wigzac sie bedzie z obnizeniem wydatkow
refundacyjnych NFZ o odpowiednio || [ | | | | | G - 1. i 2. roku analizy.

Szczegotowe wyniki przedstawiono w Tab. 27

Tab. 27. Zestawienie wynikéw analizy dla wariantu minimalnego.

Kategoria kosztow Efgartigimod alfa SC Efgartigimod alfa IV Razem

1 rok 1l rok 1 rok 1l rok I rok 1l rok

Bez RSS

Scenariusz istniejacy

Koszt analizowanych
substancji [PLN]

47 744 365

125 653 591

47 744 365

125 653 591

Koszt podania leczenia [PLN]

585 513

1540 953

585 513

1540 953

Koszt monitorowania
leczenia [PLN]

43 336

121 339

43 336

121 339

SUMA [PLN]

48 373 214

127 315 883

48 373 214

127 315 883

Scenariusz nowy

Koszt analizowanych
substancji [PLN]

Koszt podania leczenia [PLN]

Koszt monitorowania
leczenia [PLN]

SUMA [PLN]

IIII (=] (=3 =] o

Zmiana kosztow vs scenariusz

istniejacy

Koszt analizowanych
substancji [PLN]

Koszt podania leczenia [PLN]

Koszt monitorowania
leczenia [PLN]

SUMA [PLN]

-490 364

-2 090 865

Z RSS

Scenariusz istniejacy

w
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Kategoria kosztow Efgartigimod alfa SC Efgartigimod alfa IV Razem

1 rok Il rok 1 rok 1l rok 1 rok Il rok
Koszt analizovsanych i 1| I I N .
substancji [PLN]
Koszt podania leczenia [PLN] ] | I N I N
Koszt monitorowania I I - - - -
leczenia [PLN]
SUMA [PLN] i 1 I B S e
Scenariusz nowy
Koszt analizowanych I I I I I .
substancji [PLN]
Koszt podania leczenia [PLN] Ll [ Ll [ [ [
Koszt monitorowania = I [ | = - .
leczenia [PLN]
SUMA [PLN] I B B S B e
Zmiana kosztow vs scenariusz istniejacy
Koszt analizowanych I I I D | s
substancji [PLN]
Koszt podania leczenia [PLN] L] L I N I N
Koszt monitorowania - - - - I I
leczenia [PLN]
SUMA [PLN] I I I I | e

SC — podskomy (ang. subcutaneous); IV — dozylny (ang. intravenous); RSS — mechanizm dzielenia ryzyka (ang. Risk Sharing
Scheme).

3.4 Wariant maksymalny

W przypadku nieuwzglednienia RSS, catkowite koszty refundacji terapii (efgartigimod alfa
SC + efgartigimod alfa IV) w populacji docelowej wyniosa 83,8 mln PLN i 219,4 min PLN
odpowiednio w 1. i 2. roku analizy, w tym koszty refundacji wnioskowanej technologii
wyniosa odpowiednio ||| GGG 1. i 2. roku analizy. Pozytywna decyzja
refundacyjna dla wnioskowanej technologii wigzac sie bedzie z obnizeniem wydatkow
refundacyjnych NFZ o odpowiednio 858 tys. PLN i 3,7 mln PLN w 1. i 2. roku analizy.

W przypadku uwzglednienia RSS, catkowite koszty refundacji terapii (efgartigimod alfa SC +
efgartigimod alfa IV) w populacji docelowej wyniosa
odpowiednio w 1. i 2. roku analizy, w tym koszty refundacji wnioskowanej technologii
wyniosa odpowiednio || . i 2. roku analizy. Pozytywna decyzja
refundacyjna dla wnioskowanej technologii wigza¢ sie bedzie z obnizeniem wydatkow
refundacyjnych NFZ o odpowiednio w 1. 1 2. roku analizy.

Szczegotowe wyniki przedstawiono w Tab. 28.
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Tab. 28. Zestawienie wynikow analizy dla wariantu maksymalnego.

Kategoria kosztow

Efgartigimod alfa SC

Efgartigimod alfa IV

I rok

Il rok

1 rok

1l rok

1l rok

Bez RSS

Scenariusz istniejacy

Koszt analizowanych
substancji [PLN]

83 552 639

220 142 452

83 552 639

220 142 452

Koszt podania leczenia [PLN]

1024 648

2 699 717

1024 648

Koszt monitorowania
leczenia [PLN]

75 838

212 569

75 838

SUMA [PLN]

223 054 738

84 653 125

Scenariusz nowy

Koszt analizowanych
substancji [PLN]

Koszt podania leczenia [PLN]

Koszt monitorowania
leczenia [PLN]

SUMA [PLN]

IIII o (=3 K] o

Zmiana kosztow vs scenariusz

istniejacy

Koszt analizowanych
substancji [PLN]

Koszt podania leczenia [PLN]

Koszt monitorowania
leczenia [PLN]

SUMA [PLN]

-858 137

ZRSS

Scenariusz istniejacy

Koszt analizowanych
substancji [PLN]

Koszt podania leczenia [PLN]

Koszt monitorowania
leczenia [PLN]

SUMA [PLN]

Scenariusz nowy

Koszt analizowanych
substancji [PLN]

Koszt podania leczenia [PLN]

Koszt monitorowania
leczenia [PLN]

SUMA [PLN]

Zmiana kosztow vs scenariusz

istniejacy

Koszt analizowanych
substancji [PLN]

Koszt podania leczenia [PLN]

Koszt monitorowania
leczenia [PLN]

SUMA [PLN]

=)
()]
w
o
N
(8]

SC — podskomy (ang. subcutaneous); IV — dozylny (ang. intravenous); RSS — mechanizm dzielenia ryzyka (ang. Risk Sharing

Scheme).
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3.5 Analiza wrazliwosci

W ramach analizy wrazliwosci testowano odsetki pacjentow przerywajacych leczenie
oszacowane w oparciu o badania kliniczne.

W przypadku nieuwzglednienia RSS, catkowite koszty refundacji terapii (efgartigimod alfa
SC + efgartigimod alfa IV) w populacji docelowej wyniosa 48,3 mln PLN i 107,8 min PLN
odpowiednio w 1. i 2. roku analizy, w tym koszty refundacji wnioskowanej technologii
wyniosa odpowiednio || - ' i 2. roku analizy. Pozytywna decyzja
refundacyjna dla wnioskowanej technologii wigza¢ sie bedzie z obnizeniem wydatkow
refundacyjnych NFZ o odpowiednio 459 tys. PLN i 1,8 mln PLN w 1. i 2. roku analizy.

W przypadku uwzglednienia RSS, catkowite koszty refundacji terapii (efgartigimod alfa SC +
efgartigimod alfa IV) w populacji docelowej wyniosa
odpowiednio w 1. i 2. roku analizy, w tym koszty refundacji wnioskowanej technologii

wyniosa odpowiednio | |GGG - 1. i 2. roku analizy. Pozytywna decyzja

refundacyjna dla wnioskowanej technologii wiazac¢ sie bedzie z obnizeniem wydatkow
refundacyjnych NFZ o odpowiednio || | | | N - 1. i 2. roku analizy.

Szczegotowe wyniki przedstawiono w Tab. 29.

Tab. 29. Zestawienie wynikéw analizy wrazliwosci.

Kategoria kosztow Efgartigimod alfa S.C. Efgartigimod alfa IV Razem

1 rok Il rok 1 rok 1l rok 1 rok 1l rok

Bez RSS

Scenariusz istniejacy

Koszt analizowanych 108 122 055 108 122 055

substancji [PLN]

Koszt podania leczenia [PLN]

1325955

589 871

1325955

Koszt monitorowania
leczenia [PLN]

102 616

42 795

102 616

SUMA [PLN]

48 732 410

109 550 626

48 732 410

109 550 626

Scenariusz nowy

Koszt analizowanych
substancji [PLN]

Koszt podania leczenia [PLN]

Koszt monitorowania
leczenia [PLN]

SUMA [PLN]

Zmiana kosztow vs scenariusz

istniejacy

Koszt analizowanych
substancji [PLN]

Koszt podania leczenia [PLN]

Koszt monitorowania
leczenia [PLN]

SUMA [PLN]

-458 912

-1 750 546

Z RSS

w
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Kategoria kosztow

Efgartigimod alfa S.C.

Efgartigimod alfa IV

Razem

1 rok

Il rok

1 rok

Il rok

I rok

Il rok

Scenariusz istniejacy

Koszt analizowanych
substancji [PLN]

Koszt podania leczenia [PLN]

Koszt monitorowania
leczenia [PLN]

SUMA [PLN]

Scenariusz nowy

Koszt analizowanych
substancji [PLN]

Koszt podania leczenia [PLN]

Koszt monitorowania
leczenia [PLN]

SUMA [PLN]

Zmiana kosztow vs scenariusz

istniejacy

Koszt analizowanych
substancji [PLN]

Koszt podania leczenia [PLN]

Koszt monitorowania
leczenia [PLN]

SUMA [PLN]

SC — podskomy (ang. subcutaneous); IV — dozylny (ang. intravenous); RSS — mechanizm dzielenia ryzyka (ang. Risk Sharing

Scheme).
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4 Ograniczenia i dyskusja

Celem analizy byto oszacowanie wptywu na budzet ptatnika publicznego, wydania
pozytywnej decyzji o finansowaniu ze srodkow publicznych preparatu Vyvgart® (efgartigimod
alfa) w postaci roztworu do wstrzykiwan w amputkostrzykawce, stosowanego w leczeniu
dorostych pacjentow z uogolniong postacia miastenii z obecnoscia przeciwciat przeciwko
receptorowi dla acetylocholiny (AChR-Ab+), stosujacych standardowa terapie zgodnie
z zapisami programu lekowego B.157.

Analize kosztow terapii lekiem Vyvgart® w postaci roztworu do wstrzykiwan
w amputkostrzykawce (efgartigimod alfa SC) przeprowadzono na tle kosztow terapii
preparatem Vyvgart® w postaci koncentratu do sporzadzenia roztworu do infuzji
(efgartigimod alfa IV). Ze wzgledu na wnioskowane warunki refundacji preparatu Vyvgart®,
tj. refundacja w ramach programu lekowego odstapiono od przeprowadzania analizy doptat
pacjentow.

Liczebnos¢ populacji docelowej oszacowano w oparciu o dwa zrédta danych: dane uzyskane
od NFZ dotyczace liczby pacjentow kwalifikowanych miesiecznie do terapii dozylnym
efgartigimodem alfa od poczatku trwania programu lekowego B.157 (do oszacowania
bazowej liczby nowych pacjentéw w | roku analizy) oraz otwarte dane NFZ dotyczace liczby
pacjentéw z rozpoznaniem miastenii (ICD-10: G70.0) leczonych efgartigimodem alfa (do
oszacowania dynamiki wzrostu liczby pacjentow rok do roku).

W analizie uwzgledniono koszty lekow, koszty podania oraz koszty monitorowania leczenia.
Analiza scenariuszowa objeta scenariusz istniejacy (warianty: najbardziej prawdopodobny,
minimalny i maksymalny), w ktorym oszacowano koszty leczenia pacjentow przy zatozeniu
braku pozytywnej decyzji refundacyjnej dla wnioskowanej technologii, oraz scenariusze
nowe (warianty: najbardziej prawdopodobny, minimalny i maksymalny), w ktorych
szacowano koszty terapii przy zatozeniu pozytywnej decyzji refundacyjnej dla wnioskowanej
technologii lekowej. Poszczegblne warianty scenariusza istniejacego i nowego roznia sie
liczebnoscia populacji kwalifikujacej sie do leczenia analizowanymi substancjami.

w kategorii dostepnosci refundacyjnej: lek, srodek spozywczy specjalnego przeznaczenia
zywieniowego stosowany w ramach programu lekowego, przy wysokosci limitu finansowania
na poziomie ceny hurtowej brutto (katalog B).

Ponizej, podsumowano wyniki uzyskane dla wariantu z uwzglednieniem RSS.

Dla wariantu najbardziej prawdopodobnego, pozytywna decyzja refundacyjna dla
wnioskowanej technologii wigzac sie bedzie z obnizeniem wydatkéow refundacyjnych NFZ

o GGG o po\vviednio w 1. i 2. roku analizy.

Dla wariantu minimalnego, pozytywna decyzja refundacyjna dla wnioskowanej technologii

wiazac sie bedzie z obnizeniem wydatkéw refundacyjnych NFZ o | NG
odpowiednio w 1. i 2. roku analizy.




Dla wariantu maksymalnego, pozytywna decyzja refundacyjna dla wnioskowanej technologii

wiazac sie bedzie z obnizeniem wydatkéw refundacyjnych NFZ o | GG

odpowiednio w 1. i 2. roku analizy.

W zakresie ograniczen analizy nalezy wymienié nastepujace kwestie:

Liczebnos¢ populacji docelowej oszacowano na podstawie danych dotyczacych liczby
pacjentéw aktualnie leczonych w ramach programu lekowego B.157. przy uzyciu
dozylnej formulacji preparatu Vyvgart®. Z uwagi na znaczne podobienstwa obu
preparatow  Vyvgart® (wnioskowanego efgartigimodu SC oraz aktualnie
refundowanego efgartigimodu IV) w zakresie sktadu podstawowego, mechanizmu
dziatania, skutecznosci i profilu bezpieczenstwa, a takze schematu podawania,
przyjeto zatozenie, ze wnioskowany efgartigimod SC bedzie przejmowat wytacznie
rynek terapeutyczny efgartigimodu IV.

Nalezy jednak podkresli¢, ze przyjete zatozenie moze nie w petni odzwierciedlaé
rzeczywista praktyke kliniczna. W warunkach rzeczywistych decyzje terapeutyczne
podejmowane sa indywidualnie, z uwzglednieniem stanu klinicznego pacjenta,
profilu choroby, preferencji chorego oraz doswiadczen i preferencji lekarza
prowadzacego. W konsekwencji mozliwe jest, ze cze$¢ pacjentow kwalifikowanych
do leczenia innymi technologiami refundowanymi w ramach programu lekowego
B.157, w tym obecnie dostepnymi lub nowo wprowadzanymi terapiami, bedzie
ostatecznie kwalifikowana do leczenia efgartigimodem SC ze wzgledu na jego
wtasciwosci kliniczne, sposob podawania, wygode stosowania lub preferencje
pacjenta.

Dodatkowym zrédtem niepewnosci jest dynamiczny charakter rynku terapeutycznego
w ramach programu lekowego B.157 - w toku aktualnego postepowania
refundacyjnego do refundacji wszedt kolejny lek (Rystiggo®), a nastepny jest
w trakcie negocjacji (Zilbrysq®). Oznacza to, ze przyszta struktura rynku oraz
rzeczywisty podziat pacjentéw pomiedzy dostepnymi terapiami sa trudne do
precyzyjnego przewidzenia. Na rzeczywiste udziaty poszczegolnych terapii wptywac
beda rowniez czynniki trudne do ilosSciowego oszacowania, takie jak intensywnosé
dziatan marketingowych producentéw konkurencyjnych terapii oraz preferencje
lekarzy i pacjentow. Ponadto dla preparatu Rystiggo® (refundowany od 1 lipca 2026
r.) brak jest publicznie dostepnych informacji dotyczacych rzeczywistego kosztu tego
leku uwzgledniajacego instrument dzielenia ryzyka (RSS), co uniemozliwia
wiarygodne modelowanie jego wptywu na przyszta strukture rynku bez koniecznosci
przyjmowania arbitralnych zatozen. Z tego wzgledu w analizie nie modelowano
szczegotowo przeptywdw pacjentow pomiedzy wszystkimi technologiami dostepnymi
w ramach programu lekowego B.157. W rezultacie rzeczywista populacja stosujaca
Vyvgart® w postaci roztworu do wstrzykiwan w amputkostrzykawce moze by¢ nieco
szersza niz populacja obejmujaca wytacznie pacjentdéw stosujacych aktualnie
preparat Vyvgart® w postaci do infuzji dozylnej. Niepewnos¢ dotyczaca liczebnosci
populacji docelowej analizowano w ramach wariantu minimalnego oraz
maksymalnego.
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W analizie przyjeto zatozenie, ze wnioskowana technologia (efgartigimod alfa SC)
w ciagu roku przejmie 90% rynku, przy czym w 1. roku analizy zaktadano liniowy
wzrost udziatu, osiggajac 90% w ostatnim miesigcu tego okresu.

Nalezy jednak podkresli¢, ze istnieje istotna niepewnos¢ co do faktycznego tempa
i zakresu przejecia rynku przez wnioskowana technologie. Na chwile obecna brak jest
danych empirycznych lub przyktadow innych lekéw refundowanych w leczeniu
uogoélnionej postaci miastenii, ktore mogtyby stanowic¢ punkt odniesienia i umozliwic
walidacje tego typu zatozen.

Pewnych wskazowek dostarczaja jednak doswiadczenia z innych obszarow
terapeutycznych, zwtaszcza w przypadku lekdw biologicznych stosowanych
w chorobach autoimmunologicznych (np. adalimumab, infliksymab, rytuksymab).
W tych przypadkach wprowadzenie podskornej postaci produktu leczniczego
zazwyczaj prowadzito do szybkiego przesuniecia pacjentow z terapii dozylnych na
podskérne, przy zachowaniu catkowitego wolumenu rynku. Przyktadem jest
rytuksymab w postaci podskornej (MabThera SC), ktorego zastosowanie w leczeniu
chtoniaka nieziarniczego i reumatoidalnego zapalenia stawdw skutkowato znaczna
zmiang preferencji zarowno wsrdd lekarzy, jak i pacjentéw. Dane wskazuja, ze
pacjenci preferuja posta¢ podskorna gtownie ze wzgledu na krétszy czas podania oraz
mozliwos¢ samodzielnego stosowania w warunkach domowych. W konsekwencji,
wprowadzenie postaci SC doprowadzito do szybkiego i trwatego zwiekszenia jej
udziatu w rynku, bez zmniejszenia ogélnego wolumenu sprzedazy leku [Jang 2021].

Niepewnos$¢ dotyczaca odsetka pacjentow przerywajacych leczenie. W ramach
niniejszej analizy odsetek pacjentow przerywajacych leczenie oszacowano na
podstawie danych uzyskanych od NFZ, zgodnie z ktorymi 1 pacjent na 34 wtaczonych
do programu lekowego przerwat leczenie efgartigimodem alfa IV po pierwszym cyklu
terapii z powodu braku skutecznosci, a zaden pacjent nie przerwat leczenia z powodu
dziatan niepozadanych, toksycznosci ani nadwrazliwosci na lek. Informacja ta nie jest
w petni zgodna z zapisami programu lekowego, w ktorym pierwsza ocena odpowiedzi
na leczenie odbywa sie po drugim cyklu - dopiero wtedy mozliwe jest formalne
zakonczenie terapii w przypadku braku skutecznosci. W modelu uzyskany na
podstawie danych NFZ odsetek wykorzystano jako przyblizenie prawdopodobienstwa
przerwania leczenia podczas kazdej oceny skutecznosci dla efgartigimodu alfa (SC
i IV). Zatozenie to stanowi uproszczenie, ktore moze prowadzi¢ do przeszacowania
lub niedoszacowania rzeczywistego odsetka pacjentdéw przerywajacych terapie.
W celu oceny wptywu tego zatozenia na wyniki modelu w analizie wrazliwosci
wykorzystano dane oszacowane w oparciu o badania kliniczne.
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5 Aspekty etyczne, spoteczne, prawne, wptyw
na organizacje udzielania Swiadczen

Nie zidentyfikowano istotnych negatywnych konsekwencji prawnych ani etycznych
zwiazanych z objeciem refundacja preparatu Vyvgart® (efgartigimod alfa) w postaci roztworu
do wstrzykiwan w amputkostrzykawce. Refundacja tej technologii moze natomiast wigzac
sie z korzystnym wptywem organizacyjnym i spotecznym, wynikajacym z odmiennej drogi
podania wzgledem aktualnie refundowanej postaci dozylnej.

Zgodnie z Charakterystyka Produktu Leczniczego, wszystkie cztery podania leku w pierwszym
cyklu oraz pierwsze podanie w drugim cyklu musza by¢ wykonane lub nadzorowane przez
pracownika ochrony zdrowia, natomiast kolejne dawki moga by¢ podawane samodzielnie
przez pacjenta lub jego opiekuna w warunkach domowych, po odpowiednim przeszkoleniu.
Oznacza to mozliwos¢ czesciowego przeniesienia procesu leczenia z osrodka realizujacego
program lekowy do domu pacjenta, co moze zwieksza¢ dostepnosc¢ terapii i ograniczac
obciazenie organizacyjne zwiazane z koniecznoscig regularnych wizyt w placowce
medycznej.

Istotng przewaga praktyczna postaci podskornej jest rowniez krétki czas podania.
Wstrzykniecie podskorne trwa okoto 20-30 sekund, podczas gdy posta¢ dozylna wymaga
podania w ramach hospitalizacji lub hospitalizacji jednodniowej zwiazanej z realizacjq
programu lekowego. Moze to przektadac sie na mniejsze wykorzystanie zasobow
$wiadczeniodawcy, w tym czasu personelu i infrastruktury niezbednej do podan dozylnych,
a takze wieksza elastycznosc planowania swiadczen.

Z perspektywy spotecznej refundacja postaci podskornej moze poprawia¢ komfort i wygode
leczenia pacjentow z gMG, szczegolnie w przewlektej terapii. Ograniczenie liczby wizyt
zwiazanych z podaniem leku moze zmniejszac obcigzenie pacjenta i jego opiekunow, w tym
czas poswiecany na dojazdy i organizacje leczenia. Dodatkowo postaé podskérna moze
sprzyja¢ wiekszej autonomii pacjenta i lepszemu dopasowaniu terapii do codziennego
funkcjonowania.

Wptyw organizacyjny znalazt odzwierciedlenie réwniez w zatozeniach kosztowych analizy.
W modelu przyjeto, ze poczatkowe podania postaci podskornej realizowane sa
ambulatoryjnie, a dalsze dawki moga by¢ podawane samodzielnie przez pacjenta lub
opiekuna, bez generowania dodatkowych kosztéw podania. W przeciwienstwie do tego,
podanie efgartigimodu alfa w postaci dozylnej wymaga realizacji swiadczen szpitalnych lub
jednodniowych. Wskazuje to, ze refundacja postaci podskornej moze prowadzic¢ do bardziej
efektywnego wykorzystania zasobow systemu ochrony zdrowia.

W konsekwencji objecie refundacja efgartigimodu alfa w postaci podskornej moze przynies¢
korzysci organizacyjne i spoteczne, zwiazane z uproszczeniem procesu leczenia,
odcigzeniem osrodkow realizujacych program lekowy, zwiekszeniem elastycznosci udzielania
Swiadczen oraz poprawa wygody terapii dla pacjentow wymagajacych dtugotrwatego
leczenia.
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6 Whnioski

Analiza wykazata, ze pozytywna decyzja refundacyjna dla preparatu Vyvgart® (efgartigimod
alfa) w postaci roztworu do wstrzykiwan w amputkostrzykawce bedzie wigzac¢ sie

z obnizeniem wydatkéw refundacyjnych o | G odpowiednio w 1. i 2.

roku analizy.
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