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Streszczenie

Cel

Celem przeprowadzonej analizy byto okreslenie
prawdopodobnych wydatkéw podmiotu zobo-
wigzanego do finansowania $wiadczen ze $rod-
kow publicznych (Narodowy Fundusz Zdrowia,
NFZ) w przypadku podjecia decyzji o objeciu re-
fundacjg rawulizumabu (produkt leczniczy Ulto-
miris, RAV) w leczeniu dorostych pacjentow
z chorobg ze spektrum zapalenia nerwéw wzro-
kowych irdzenia kregowego (NMOSD, z ang.
neuromyelitis optica spectrum disorder), z obec-
noscig przeciwciat przeciwko akwaporynie 4
(ang. aquaporin-4, AQP4), w przypadku niepo-
wodzenia terapii satralizumabem Iub braku
mozliwosci jej zastosowania.

Analiza zostata wykonana na zlecenie firmy
AstraZeneca, w zwigzku z planowanym ztoze-
niem do ministra wtasciwego do spraw zdrowia
whniosku o objecie refundacjg produktu leczni-
czego:

e Ultomiris, koncentrat do sporzadzania roz-
tworu do infuzji, 1100 mg, 1 fiolka a 11 ml
(kod EAN: 05391527740162),

e Ultomiris, koncentrat do sporzgdzania roz-
tworu do infuzji, 300 mg, 1 fiolka a 3 ml (kod
EAN: 05391527740179),

w ramach programu lekowego B.138.FM ,Le-
czenie pacjentéw ze spektrum zapalenia ner-
woéw  wzrokowych i rdzenia kregowego
(NMOSD) (ICD-10: G36.0)".
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Metodyka

Wykonana analiza obejmuje nastepujgce
gtéwne etapy obliczeniowe:

e oszacowanie liczebnosci populacji docelo-
wej dla produktu leczniczego Ultomiris we
whnioskowanym wskazaniu w kolejnych la-
tach zatozonego horyzontu czasowego;

e okreslenie pozycji rynkowych (udziatow)
technologii stosowanych we wnioskowa-
nym wskazaniu, w dwodch alternatywnych
scenariuszach: istniejgcym (odzwierciedla-
jacym stan aktualny, tj. brak refundacji leku
Ultomiris w leczeniu dorostych pacjentéw
z chorobg ze spektrum zapalenia nerwéw
wzrokowych i rdzenia kregowego (NMOSD,
z ang. neuromyelitis optica spectrum disor-
der), z obecnoscig przeciwciat przeciwko
akwaporynie 4 (ang. aquaporin-4, AQP4),
w przypadku niepowodzenia terapii satrali-
zumabem lub braku mozliwosci jej zastoso-
wania oraz nowym (stan po wprowadzeniu
whnioskowanego programu lekowego);

e oszacowanie kosztéw opcjonalnych strate-
gii leczenia stosowanych w populacji doce-
lowej, szczegdtowo opisane w analizie eko-
nomicznej (AE Ultomiris 2026);

e prognoza wydatkow podmiotu zobowigza-
nego do finansowania $Swiadczen ze $rod-
kow publicznych w poréwnywanych scena-
riuszach —istniejgcym i nowym, oraz dodat-
kowych (inkrementalnych) wydatkéow ptat-
nika wynikajgcych z realizacji scenariusza
nowego, z wyszczegdlnieniem sktadowej
kosztu stanowigcej kwote refundacji pro-
duktu Ultomiris.

Wptyw na budzet ptatnika oszacowano przez
porownanie wydatkdw pfatnika publicznego
w dwodch alternatywnych scenariuszach:

w leczeniu dorostych pacjentéw z chorobg ze spektrum zapalenia nerwéw wzrokowych
i rdzenia kregowego (NMOSD), z obecnoscig przeciwciat przeciwko akwaporynie 4, w przy-
padku niepowodzenia terapii satralizumabem lub braku mozliwosci jej zastosowania



e scenariuszu istniejgcym, zgodnie z ktorym
produkt leczniczy Ultomiris (rawulizumab)
nie jest refundowany w leczeniu dorostych
pacjentéw z chorobg ze spektrum zapalenia
nerwow wzrokowych i rdzenia kregowego,
z obecnoscig przeciwciat przeciwko akwa-
porynie 4, w przypadku niepowodzenia te-
rapii satralizumabem lub braku mozliwosci
jej zastosowania. W scenariuszu istniejgcym
pacjenci mogg otrzymac klasyczng terapie
immunosupresyjng (IST) obejmujac azatio-
pryne, mykofenolan mofetylu i prednizolon,

e scenariuszu nowym, w ktorym zaktada sie,
ze Minister witasciwy do spraw zdrowia
wyda decyzje o objeciu refundacjg pro-
duktu leczniczego Ultomiris, we wniosko-
wanym wskazaniu w ramach programu le-
kowego. Wprowadzenie finansowania pro-
duktu leczniczego Ultomiris spowoduje
zmiany w udziatach poszczegdlnych techno-
logii medycznych wynikajgce ze stopnio-
wego i czesciowego zastgpienia technologii
opcjonalnych aktualnie stosowanych w roz-
wazanym wskazaniu (IST) przez terapie pro-
duktem leczniczym Ultomiris. Zatozone
w analizie podstawowej udziaty rynkowe
RAV po objeciu refundacja (- w Roku 1
i- w Roku 2) oparto na prognozach
Whnioskodawcy.

W analizie przyjeto 2-letni horyzont czasowy
przyjmujac, ze wnioskowany program lekowy
bedzie objety refundacjg poczagwszy od 1 stycz-
nia 2027 roku — horyzont analizy obejmuje
w zwigzku z tym lata kalendarzowe 2027-2028
(przedziat czasowy od 1 stycznia 2027 r. do
31 grudnia 2028 r.). Wynikiem inkrementalnej
analizy wptywu na budzet jest réznica pomiedzy
wydatkami w scenariuszu nowym i wydatkami
w scenariuszu istniejgcym dla kazdego roku ho-
ryzontu czasowego.
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Analize wykonano z perspektywy podmiotu zo-
bowigzanego do finansowania $wiadczen ze
srodkéw publicznych (PPP), uwzgledniajac za-
rowno koszty ponoszone w okresie leczenia
uzupetniajgcego (nabycie i podanie lekow, dia-
gnostyka i monitorowanie leczenia w programie
oraz koszty zwigzane z leczeniem dziatan niepo-
zadanych), jak i dalsze koszty ponoszone
w zwigzku z leczeniem rzutéow NMOSD. 30-
dniowe koszty ocenianej technologii i technolo-
gii opcjonalnej zaczerpnieto z réwnolegle wyko-
nanej analizy ekonomicznej produktu Ultomiris
(AE Ultomiris 2026).

Obliczenia przeprowadzono w alternatywnych
wariantach: podstawowym (najbardziej praw-
dopodobnym), minimalnym i maksymalnym,
skonstruowanych w oparciu o czynniki, ktére
majg najwiekszy wptyw na stosowanie techno-
logii (prognozowane udziaty rynkowe wniosko-
wanej technologii). Wariant podstawowy ana-
lizy uzupetniono o analize wrazliwosci, w ra-
mach ktérej testowano alternatywne scenariu-
sze i wartosci kluczowych parametréw modelu.

Analize wptywu na budzet uzupetniono o ana-
lize aspektéw etycznych, spotecznych, praw-
nych iorganizacyjnych wynikajgcych z decyzji
dotyczacej finansowania produkt leczniczego
Ultomiris ze Srodkdw publicznych.

Analize wykonano zgodnie z wytycznymi HTA
(AOTMIT 2016) oraz trescig Rozporzadzenia Mi-
nistra Zdrowia z dnia 24 pazdziernika 2023 r.
w sprawie minimalnych wymagan, jakie muszg
spetnia¢ analizy uwzglednione we wnioskach
o objecie refundacjq i ustalenie ceny zbytu
netto, o objecie refundacjq i ustalenie ceny
zbytu netto technologii lekowej o wysokiej war-
tosci klinicznej oraz o podwyzZszenie ceny zbytu
netto leku, Srodka spoZywczego specjalnego
przeznaczenia zywieniowego i wyrobu medycz-
nego, ktore nie majq odpowiednika refundowa-
nego w danym wskazaniu (MZ 24/10/2023).

w leczeniu dorostych pacjentéw z chorobg ze spektrum zapalenia nerwéw wzrokowych
i rdzenia kregowego (NMOSD), z obecnoscig przeciwciat przeciwko akwaporynie 4, w przy-
padku niepowodzenia terapii satralizumabem lub braku mozliwosci jej zastosowania



Wszystkie obliczenia wykonano w arkuszu kal-
kulacyjnym programu Microsoft® Office Excel.

Wyniki

Liczebnos¢ populacji

taczna liczebnos¢ populacji docelowej (maksy-
malny potencjat rynkowy leku Ultomiris w roz-
wazanym wskazaniu) wynosi . o0séb w Roku 1
oraz . osob w Roku 2. Oszacowana w oparciu
0 prognozy udziatéw rynkowych wnioskowanej
technologii liczba pacjentéw wtgczonych do le-
czenia z zastosowaniem RAV wynosi kolejno .
(rok 1) i. (rok 2) w wariancie podstawowym.

Analiza wpfywu na budzet (z uwzglednieniem
RSS dla Ultomiris)

Wariant podstawowy

W wariancie podstawowym analizy, z uwzgled-
nieniem instrumentu dzielenia ryzyka (RSS),
w przypadku podjecia decyzji o objeciu refunda-
cja produktu Ultomiris w ramach wnioskowa-
nego programu lekowego, prognozowane wy-
datki ptatnika publicznego - w stosunku
do scenariusza istniejgcego, kolejno
o_ oraz _ w pierwszych
dwach latach po wprowadzeniu rawulizumabu
do programu we wnioskowanym wskazaniu
(01.2027-12.2028).

Sktadowa kosztu, stanowigca kwote refundacji
produktu leczniczego Ultomiris w scenariuszu

nowym, wynosi _ (Rok 1) oraz
I (rok2).

Prognozowana w wariancie podstawowym
liczba zrefundowanych opakowan produktu Ul-
tomiris 300 mg i Ultomiris 1 100 mg, w pierw-

szych  dwdch latach refundacji  we

Ultomiris
(rawulizumab)
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wnioskowanym wskazaniu wynosi kolejno -

. (Rok 1) oraz - (Rok 2)

Warianty skrajne: minimalny i maksymainy

W wariancie minimalnym analizy, prognozo-

wane wydatki ptatnika publicznego -
w stosunku do scenariusza istniejgcego, kolejno

_ oraz _ a w wariancie
maksymalnym — _ oraz
_ w pierwszych dwoch latach po

wprowadzeniu rawulizumabu do programu we
whnioskowanym wskazaniu.

Analiza wrazliwosci

Analiza wrazliwosci (AW) potwierdzita stabil-
nos¢ wynikéw podstawowych. We wszystkich
wariantach analizy wrazliwosci realizacja scena-
riusza nowego wigze sig z _
- wydatkéw ptatnika, wynoszgcym od

_ do _ w pierwszych dwoch

latach refundacji leku Ultomiris.

Najwieksze zmiany wyniku inkrementalnego
otrzymano przy uwzglednieniu podania rytuksy-
mabu w ramieniu komparatora (spadek o 0,9%
w Roku 110,8% w Roku 2). W pozostatych przy-
padkach zmiana wyniku byta marginalna. Pro-
gnozowane wydatki NFZ na refundacje pro-

duktu Ultomiris wynosity || | | I tacznie

w horyzoncie dwdch pierwszych lat refundaciji.

Analiza wptywu na budzet (bez uwzglednienia
RSS dla Ultomiris)

Wariant podstawowy

W wariancie podstawowym analizy, bez
uwzglednienia instrumentu dzielenia ryzyka
(RSS), w przypadku podjecia decyzji o objeciu
refundacjg produktu Ultomiris w ramach wnio-
skowanego programu lekowego, prognozo-
wane wydatki ptatnika publicznego wzrosng

w leczeniu dorostych pacjentéw z chorobg ze spektrum zapalenia nerwéw wzrokowych
i rdzenia kregowego (NMOSD), z obecnoscig przeciwciat przeciwko akwaporynie 4, w przy-
padku niepowodzenia terapii satralizumabem lub braku mozliwosci jej zastosowania



w stosunku do scenariusza istniejgcego, kolejno
o _ oraz _ w pierwszych
dwodch latach po wprowadzeniu RAV do pro-
gramu we wnioskowanym wskazaniu (01.2027-
12.2028).

Sktadowa kosztu, stanowigca kwote refundacji
produktu leczniczego Ultomiris w scenariuszu

nowym, wynosi _ (Rok 1) oraz
I -ok2)

Nalezy podkredli¢, ze wariant bez RSS, rozwa-
zany ze wzgledu na koniecznos¢ spetnienia for-
malnych wymogdéw wynikajgcych z Rozporza-
dzenia o minimalnych wymaganiach
(MZ 24/10/2023), przedstawia jedynie teore-
tyczny poziom refundacji, ktéry nie bedzie mieé
zastosowania w rzeczywistosci ptatnika publicz-
nego, a zaproponowany RSS jest nierozerwalng
czescig analizy, ksztattujgcym cene efektywna
produktu leczniczego Ultomiris.

Warianty skrajne: minimalny i maksymalny

W wariancie minimalnym analizy, prognozo-
wane wydatki ptatnika publicznego wzrosng
w stosunku do scenariusza istniejgcego, kolejno

o I o--- I - v veriancie
maksymalnym — wzrosng o _ oraz

_ w pierwszych dwoch latach po wpro-
wadzeniu RAV do programu we wnioskowanym

wskazaniu.
Analiza wrazliwosci

Analiza wrazliwosci (AW) potwierdzita stabil-
nos¢ wynikéw podstawowych. We wszystkich
wariantach analizy wrazliwosci realizacja scena-
riusza nowego wigze sie z umiarkowanym wzro-
stem wydatkow ptatnika, wynoszacym od

_ do _ w pierwszych dwoch

latach refundacji leku Ultomiris.

Analogicznie jak w wariancie z uwzglednieniem
RSS, najwieksze zmiany wyniku

Ultomiris
(rawulizumab)
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inkrementalnego otrzymano przy uwzglednie-
niu podania rytuksymabu w ramieniu kompara-
tora (spadek o - w Roku 1 i- w Roku 2).
W pozostatych przypadkach zmiana wyniku byta
marginalna.

Prognozowane wydatki NFZ na refundacje pro-

duktu Ultomiris wynosity _ tacznie

w horyzoncie dwdch pierwszych lat refundaciji.

Whioski koncowe

Analiza wptywu na budzet wskazuje, ze decyzja
o objeciu refundacjg produktu leczniczego Ulto-
miris (rawulizumab) w leczeniu dorostych pa-
cjentow z chorobg ze spektrum zapalenia ner-
wow wzrokowych i rdzenia kregowego, z obec-
noscig przeciwciat przeciwko akwaporynie 4,
w przypadku niepowodzenia terapii satralizu-
mabem lub braku mozliwosci jej zastosowania
wigzataby sig ze _ wydatkow ptat-
nika publicznego (o ok_ rocznie)

w ramach programu leczenia NMOSD, przy do-
datkowym efekcie zdrowotnym uzyskiwanym
w populacji docelowej, wynikajgcym z wyzszej
skutecznosci rawulizumabu wzgledem aktual-
nie refundowanych komparatoréw (AKL Ultomi-
ris 2026).

Nie zidentyfikowano problemoéw natury etycz-
nej i spotecznej, zwigzanych z finansowaniem ze
Srodkéw publicznych rozwazanej technologii.
Refundacja z budzetu ptatnika wnioskowanej
technologii nie bedzie naktadata dodatkowych
wymogow zwigzanych z organizacjg udzielania
Swiadczen zdrowotnych.

Spektrum zapalenia nerwdow wzrokowych
i rdzenia kregowego jest chorobg rzadkg, ktéra
dotyczy 1-2 na 100 tys. osdb. Przebieg choroby
charakteryzuje sie wystgpieniem nawrotow, w
wyniku ktorych moze dojsé do trwatej niepetno-
sprawnosci  chorego.  Rawulizumab  jest

w leczeniu dorostych pacjentéw z chorobg ze spektrum zapalenia nerwéw wzrokowych
i rdzenia kregowego (NMOSD), z obecnoscig przeciwciat przeciwko akwaporynie 4, w przy-
padku niepowodzenia terapii satralizumabem lub braku mozliwosci jej zastosowania
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przeciwciatem monoklonalnym 1gG2/4K, ktére
w sposéb swoisty wigze sie z biatkiem C5 dopet-
niacza, hamujac w ten sposdb jego rozktad na
sktadniki C5a (prozapalna anafilatoksyna) i C5b
(podjednostka inicjujgca powstanie kompleksu
atakujgcego btone [ang. membrane attack com-
plex, MAC lub C5b-9]) i zapobiegajgc wytwarza-
niu C5b-9. Rawulizumab nie wptywa na wcze-
Sniejsze etapy aktywacji dopetniacza, ktére
majg zasadnicze znaczenie dla opsonizacji drob-
noustrojéw i usuwania komplekséw immunolo-
gicznych (ChPL Ultomiris 2026). Umozliwia to
efektywne dziatanie leku. Proponowane kryte-
ria kwalifikacji do leczenia RAV w ramach pro-
gramu lekowego pozwalajg na wigczenie pa-
cjentow z niepowodzeniem terapii satralizuma-
bem oraz niekwalifikujgcych sie do takiego le-
czenia. Oznacza to, ze w przypadku wydania po-
zytywnej decyzji o rozpoczeciu leczeniu rawuli-
zumabem pacjenci NMOSD AQP4-1gG+ uzyskajg
dostep do dedykowanego leczenia biologicz-
nego na etapie dalszych linii leczenia.

Ultomiris
(rawulizumab)
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1 Cel analizy

Celem analizy byta prognoza wydatkdéw podmiotu zobowigzanego do finansowania $wiadczen ze $rod-
kow publicznych (Narodowy Fundusz Zdrowia, NFZ) w przypadku podjecia przez Ministra Zdrowia decy-
zji o refundacji rawulizumabu (RAV, produkt leczniczy Ultomiris) w leczeniu dorostych pacjentéw z cho-
robg ze spektrum zapalenia nerwéw wzrokowych i rdzenia kregowego (NMQOSD, z ang. neuromyelitis
optica spectrum disorder), z obecnoscig przeciwciat przeciwko akwaporynie 4 (ang. aguaporin-4, AQP4),

w przypadku niepowodzenia terapii satralizumabem (SAT) lub braku mozliwosci jej zastosowania.

Analiza zostata wykonana na zlecenie firmy AstraZeneca, w zwigzku z planowanym ztozeniem do mini-

stra wtasciwego do spraw zdrowia wniosku o objecie refundacjg produktu leczniczego:

e Ultomiris, koncentrat do sporzgdzania roztworu do infuzji, 1100 mg, 1 fiolka a 11 ml (kod EAN:
05391527740162),
e Ultomiris, koncentrat do sporzgdzania roztworu do infuzji, 300 mg, 1 fiolka a 3 ml (kod EAN:

05391527740179),

w ramach programu lekowego B.138.FM , Leczenie pacjentdéw ze spektrum zapalenia nerwow wzroko-

wych i rdzenia kregowego (NMOSD) (ICD-10: G36.0)” (MZ 18/12/2025).

Analize wptywu na budzet uzupetniono o analize aspektdw etycznych, spotecznych, prawnych i organi-
zacyjnych wynikajacych z decyzji dotyczacej finansowania produktu leczniczego Ultomiris ze $rodkow

publicznych.

2 Aktualny sposdb finansowania produktu leczniczego Ultomi-
risi wnioskowane warunki objecia refundacja

Na chwile obecng produkt leczniczy Ultomiris (w dwdch dostepnych prezentacjach: koncentrat do spo-
rzgdzania roztworu do infuzji, 1100 mg, 1 fiolka a 11 ml oraz koncentrat do sporzadzania roztworu do
infuzji, 300 mg, 1 fiolka a 3 ml) jest finansowany systemowo ze $rodkdéw publicznych w ramach progra-

mow lekowych (MZ 18/12/2025):

e B.95 ,Leczenie chorych z atypowym zespotem hemolityczno-mocznicowym (aHUS) (ICD-10:
D59.3),

e B.96,Leczenie chorych z nocng napadowa hemoglobinurig (PNH) (ICD-10 D59.5”,

w leczeniu dorostych pacjentéw z chorobg ze spektrum zapalenia nerwéw wzrokowych
i rdzenia kregowego (NMOSD), z obecnoscig przeciwciat przeciwko akwaporynie 4, w przy-
padku niepowodzenia terapii satralizumabem lub braku mozliwosci jej zastosowania
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e B.157 ,Leczenie chorych z uogdlniong postacig miastenii (G.70.0)".

Obecne warunki finansowania rawulizumabu (oddzielna grupa limitowa ,1285.0, Rawulizumab”) pod-

sumowuje ponizsza tabela.

Tabela 1. Obecne warunki finansowania produktu leczniczego Ultomiris (MZ 18/12/2025).

. Cenazbytu Urzedowa cena Cena hurtowa WYSO.kOSC Poziom U Rl ER
Prezentacja limitu , . dopfaty
netto zbytu brutto ) . odptatnosci .
finansowania pacjenta
Ultomiris, koncentrat do spo-
rzadzania roztworu do infuzji, 71 401,00 zt 77 113,08 zt 79 273,08 zt 79 273,08 zt bezptatny 0zt
1100 mg
Ultomiris koncentrat do spo-
rzadzania roztworu do infuzji, 19 473,00 zt 21 030,84 zt 22 292,69 7t 22 292,69 zt bezptatny 0zt

300 mg

Propozycja Wnioskodawcy zaktada rozszerzenie wskazan refundacyjnych dla rawulizumabu o leczenie
pacjentéw z chorobg ze spektrum zapalenia nerwdw wzrokowych i rdzenia kregowego, z obecnoscia
przeciwciat przeciwko akwaporynie 4, z niepowodzeniem leczenia satralizumabem lub brakiem mozli-
wosci jej zastosowania. Petne zapisy proponowanego programu lekowego przedstawiono w analizie pro-

blemu decyzyjnego (APD Ultomiris 2026).

Whnioskowane ceny zbytu netto produktu Ultomiris sg zgodne z obowigzujgcymi cenami w programach
B.95, B.96i B.157 (zob. tabela powyzej). Zaktada sig, ze objecie refundacjg produktu Ultomiris w dodat-
kowym wskazaniu nie spowoduje zmian w zakresie kwalifikacji do grupy limitowej oraz podstawy limitu

w grupie.

Whnioskowane warunki objecia refundacjg produktu leczniczego Ultomiris obejmujg rowniez instrument

dzielenia ryzyka (RSS, ang. Risk Sharing Scheme), _

_ Po uwzglednieniu propozycji Wnioskodawcy dotyczgcej RSS, efektywny koszt refundacji

dla ptatnika wynosi maksymalnie:

. _ brutto za opakowanie jednostkowe produktu Ultomiris, koncentrat do sporzadza-
nia roztworu do infuzji, 1 100 mg (kod EAN: 05391527740162),

° _ brutto za opakowanie jednostkowe produktu Ultomiris, koncentrat do sporzadza-
nia roztworu do infuzji, 300 mg (kod EAN: 05391527740179).

w leczeniu dorostych pacjentéw z chorobg ze spektrum zapalenia nerwéw wzrokowych
i rdzenia kregowego (NMOSD), z obecnoscig przeciwciat przeciwko akwaporynie 4, w przy-
padku niepowodzenia terapii satralizumabem lub braku mozliwosci jej zastosowania
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Dodatkowo Whioskodawca zobowiazuje sie do | EEEEEG—

Zatozenia dotyczgce warunkow objecia refundacjg produktu leczniczego Ultomiris podsumowano w po-

nizszej tabeli.

Tabela 2. Wnioskowane warunki objecia refundacjg produktu leczniczego Ultomiris w terapii NMOSD

AQPA4+.
Warunek refundacji Opakowania jednostkowe
Substancja czynna rawulizumab
Dawka 1100 mg 300 mg
Postac farmaceutyczna koncentrat do sporzadzania roztworu do infuzji
ZaW‘artosc opakowania 1 fiolka a 11 ml (1 100 mg rawulizu- 1 fiolka a 3 ml (300 mg rawulizumabu)
jednostkowego mabu)
Kategoria dostepnosci refundacyjne;j w ramach programu lekowego

Cena zbytu netto?)
Urzedowa cena zbytu?
Cena hurtowa?

Cena hurtowa brutto®

Grupa limitowa> Istniejgca grupa limitowa ,1285.0, Rawulizumab”
Podstawa limitu w grupie nie tak
Wysokos¢ limitu finansowania _ _

Poziom odptatnosci bezptatny bezptatny

Doptata swiadczeniobiorcy

Instrument podziatu ryzyka
(RSS, ang. risk sharing scheme)

U wnioskowana cena zbytu netto;

2 cena zbytu netto powiekszona o podatek VAT (8%);

3) cena zbytu netto powiekszona o marze hurtowg (6%);
4 cena hurtowa powiekszona o podatek VAT (8%);

%) istniejgca grupa limitowa 1285.0;

8 https://atcddd.fhi.no/atc_ddd_index/?code=L04AJ02;

w leczeniu dorostych pacjentéw z chorobg ze spektrum zapalenia nerwéw wzrokowych
i rdzenia kregowego (NMOSD), z obecnoscig przeciwciat przeciwko akwaporynie 4, w przy-
padku niepowodzenia terapii satralizumabem lub braku mozliwosci jej zastosowania
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Zgodnie z wymogami okreslonymi w Rozporzgdzeniu Ministra Zdrowia z dnia 24 pazdziernika 2023 roku

(MZ 24/10/2023), poniewaz wnioskowane warunki objecia refundacjg obejmujg instrument dzielenia

ryzyka (RSS), analize ekonomiczng rawulizumabu przeprowadzono w nastepujgcych wariantach:

3

z uwzglednieniem proponowanego przez Wnioskodawce instrumentu podziatu ryzyka,

bez uwzglednienia instrumentu podziatu ryzyka.

Metodyka

Analiza wptywu na budzet sktada sie z nastepujgcych etapow:

oszacowanie liczebnosci populacji docelowej, tj. liczby pacjentow kwalifikujgcych sie do stoso-
wania rawulizumabu zgodnie z zapisami wnioskowanego programu lekowego (APD Ultomiris
2026); prognozowana liczebnos¢ roczna zostata przedstawiona dla kazdego roku horyzontu cza-
sowego;

okreslenie pozycji rynkowych technologii medycznych stosowanych we wnioskowanym wska-
zaniu, tj. udziatéw mierzonych odsetkiem pacjentéw leczonych dang technologig medyczng,
w dwdch alternatywnych scenariuszach: aktualnym (bedgcym przedtuzeniem stanu obecnego,
w ktérym produkt leczniczy Ultomiris nie jest refundowany ze Srodkéw publicznych we wnio-
skowanej populacji docelowej) oraz nowym (stan po wprowadzeniu rawulizumabu do programu
lekowego);

wyznaczenie kosztéw jednostkowych technologii medycznych stosowanych w rozwazanej po-
pulacji docelowej;

wyznaczenie prognozy rocznych kosztéw leczenia w populacji docelowej dla scenariuszy istnie-
jacego i nowego; prognozowane roczne koszty zostaty przedstawione dla kazdego roku hory-
zontu czasowego;

wyznaczenie wptywu na budzet wprowadzenia wnioskowanej technologii, tj. zmiany wydatkéw

w scenariuszu nowym wzgledem scenariusza istniejgcego.

W toku przygotowania analizy wptywu na budzet ptatnika w pierwszej kolejnosci poszukiwano danych

zrédtowych odnoszacych sie do populacji polskiej. W przypadku braku takich danych lub ich niskiej ja-

kosci korzystano z danych pochodzgcych z odnalezionych w wyniku niesystematycznego przegladu lite-

ratury opracowan swiatowych.

Ultomiris
(rawulizumab)
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Analize przeprowadzono w wariantach: podstawowym (najbardziej prawdopodobnym), minimalnym
i maksymalnym. Warianty skrajne, tj. wariant minimalny oraz maksymalny, oparto o alternatywne osza-
cowanie liczby nowych pacjentéw z NMOSD kwalifikujgcych sie do rozpoczecia leczenia schematem
RAV. W ramach walidacji modelu przeprowadzono réwniez analize wrazliwosci, w ramach ktérej zmie-

niano wartosci istotnych parametrow modelu i generowano wyniki przy nowych ustawieniach.
Analiza zostata przeprowadzona zgodnie z nastepujgcymi wytycznymi przeprowadzania analiz HTA:

e Rozporzadzenia Ministra Zdrowia z dnia 24 pazdziernika 2023 r. w sprawie minimalnych wyma-
gan, jakie muszg spetniac¢ analizy uwzglednione we wnioskach o objecie refundacjg i ustalenie
ceny zbytu netto, o objecie refundacjg i ustalenie ceny zbytu netto technologii lekowej o wyso-
kiej wartosci klinicznej oraz o podwyzszenie ceny zbytu netto leku, srodka spozywczego specjal-
nego przeznaczenia zywieniowego i wyrobu medycznego, ktére nie majg odpowiednika refun-
dowanego w danym wskazaniu (MZ 24/10/2023);

e  Wytycznymi Oceny Technologii Medycznych (AOTMIT 2016).

Model wptywu na budzet przygotowano w arkuszu kalkulacyjnym programu Microsoft Office Excel.
W zatgczonym arkuszu obliczeniowym wszystkie obliczenia przeprowadzono bez zaokraglania poszcze-
goélnych wartosci, natomiast w niniejszym dokumencie, dla zachowania przejrzystosci prezentacji wyni-

kow i zatozen, przedstawiono wartosci zaokraglone.

3.1 Pordwnywane scenariusze

W analizie wptywu na budzet poréwnano prognozowane wydatki ptatnika publicznego w dwaéch alter-

natywnych scenariuszach: istniejgcym (aktualnym) i nowym (przysztym).

Scenariusz istniejgcy stanowi przedtuzenie na horyzont analizy aktualnego stanu, w ktérym we wniosko-
wanym wskazaniu nie nastapig zmiany w znaczeniu wprowadzenia refundacji nowych lekéw; w szcze-
golnosci, produkt leczniczy Ultomiris nie bedzie podlegad finansowaniu we wskazaniu leczenia dorostych
pacjentéw z chorobg ze spektrum zapalenia nerwdéw wzrokowych i rdzenia kregowego, z obecnoscig
przeciwciat przeciwko akwaporynie 4, w przypadku niepowodzenia terapii satralizumabem lub braku
mozliwosci jej zastosowania. Strategiami opcjonalnymi mozliwymi do zastosowania w rozwazanym sta-
nie klinicznym w populacji pacjentow dorostych z NMOSD pozostanie klasyczna terapia immunosupre-

syjna (IST);

w leczeniu dorostych pacjentéw z chorobg ze spektrum zapalenia nerwéw wzrokowych
i rdzenia kregowego (NMOSD), z obecnoscig przeciwciat przeciwko akwaporynie 4, w przy-
padku niepowodzenia terapii satralizumabem lub braku mozliwosci jej zastosowania
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Scenariusz nowy odpowiada sytuacji, w ktorej Minister Zdrowia wyda pozytywng decyzje o finansowa-
niu ze srodkéw publicznych produktu leczniczego Ultomiris bedzie podlegac finansowaniu we wniosko-
wanym wskazaniu refundacyjnym. Objecie refundacja nowej czgsteczki w programie leczenia NMOSD
umozliwi rozpoczecie leczenia biologicznego u pacjentow niekwalifikujgcych sie do leczenia satralizu-
mabem lub z niepowodzeniem tej terapii. Pacjenci z NMOSD bez aktywnego leczenia mogg dozna¢ rzu-
téw choroby prowadzgcych do znacznego pogorszenia stanu zdrowia, w tym do niepetnosprawnosci
fizycznej, z tego wzgledu rozpoczecie terapii RAV przyczyni sie do poprawy jakosci zycia chorych oraz

wptynie na przezycie catkowite pacjentow.

3.2 Perspektywa analizy

Zgodnie z wymaganiami minimalnymi (MZ 24/10/2023) oraz wytycznymi AOTMIT (AOTMIT 2016),
w analizie nalezy przyjg¢ perspektywe podmiotu zobowigzanego do finansowania swiadczen ze srodkdéw
publicznych. W przypadku wspotptacenia wytyczne AOTMIT dopuszczajg perspektywe wspdlng ptatni-
kow (ptatnik publiczny + pacjent). W uzasadnionych przypadkach mozna uwzgledni¢ perspektywe spo-

teczna lub inng, np. $wiadczeniodawcy, finanséw publicznych (AOTMIT 2016).

Oceniana interwencja bedzie stosowana w ramach programu lekowego, w zwigzku z czym nie bedzie
wymagac wspotptacenia ze strony swiadczeniobiorcéw. W zwigzku z tym, ze koszty $wiadczeniobiorcéw
sg znikome w stosunku do kosztéw terapii biologicznych oraz sg stosowane w kazdej ze strategii opcjo-

nalnych, prezentacje wynikow analizy ograniczono do perspektywy ptatnika publicznego — NFZ (PPP).

Koszty nie zostaty poddane dyskontowaniu, gdyz analiza wptywu na budzet przedstawia przeptyw $rod-

kow finansowych w czasie (AOTMIT 2016).

3.3 Horyzont czasowy

W niniejszej analizie oszacowano wptyw na budzet ptatnika objecia refundacjg leku Ultomiris w hory-
zoncie pierwszych dwaoch lat od przewidywanej daty rozszerzenia programu lekowego z zastosowaniem
rawulizumabu w leczeniu dorostych pacjentéw z chorobg ze spektrum zapalenia nerwdéw wzrokowych
i rdzenia kregowego, z obecnoscig przeciwciat przeciwko akwaporynie, w przypadku niepowodzenia te-
rapii satralizumabem lub braku mozliwosci jej zastosowania. Biorgc pod uwage date ztozenia wniosku
oraz przewidywany czas trwania procedury refundacyjnej, jako realistyczny termin wprowadzenia wnio-
skowanych zmian ustalono poczatek 2027 roku. W zwigzku z powyzszym, horyzont analizy obejmowat

przedziat czasowy od 1 stycznia 2027 r. do 31 grudnia 2028 r.

w leczeniu dorostych pacjentéw z chorobg ze spektrum zapalenia nerwéw wzrokowych
i rdzenia kregowego (NMOSD), z obecnoscig przeciwciat przeciwko akwaporynie 4, w przy-
padku niepowodzenia terapii satralizumabem lub braku mozliwosci jej zastosowania
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W Wytycznych oceny technologii medycznych, w analizie wptywu na budzet zaleca sie stosowanie prze-
dziatu czasu wystarczajgcego do ustalenia rownowagi na rynku (tj. osiggniecia docelowej stabilnej wiel-
kosci sprzedazy badz liczby leczonych pacjentéw) lub obejmujgcego co najmniej pierwsze 2 lata
(tj. 24 miesigce) od daty rozpoczecia finansowania danej technologii medycznej ze srodkéw publicznych
(AOTMIT 2016). OkreSlenie przedziatu czasowego koniecznego do osiggniecia docelowego rozpo-
wszechnienia rawulizumabu w populacji docelowej jest obarczone duzg niepewnoscig. Ze wzgledu na
dynamike zmian sytuacji na rynku farmakoterapii przeprowadzenie analizy w dfuzszym okresie wigza-
toby sie jednak z niskg wiarygodnoscig wynikéw. W zwigzku z powyzszym, przyjety horyzont 2-letni

mozna uznac za uzasadniony.

4  Populacja docelowa

4.1 Epidemiologia

Spektrum zapalenia nerwdéw wzrokowych i rdzenia kregowego stanowi rzadkg, autoimmunologiczng
chorobe osrodkowego uktadu nerwowego, charakteryzujgcy sie ciezkim przebiegiem i wysokim ryzy-
kiem trwatego inwalidztwa. W celu okreslenia liczebnosci populacji chorych z NMOSD w Polsce przepro-
wadzono szybki przeglad literatury. W trakcie przegladu nie odnaleziono danych wtasciwych dla Polski,
z tego wzgledu wykorzystano dane dla populacji europejskiej. Wyniki odnalezionych badan przedsta-

wiono ponizej.

Tabela 3. Zapadalnos¢ i chorobowos$¢ pacjentéw z NMOSD.

Zrodto Zapadalnosé (na 100 tys.) Chorobowos¢ (na 100 tys.)
Sepulveda 2017 0,063 0,89
Papp 2019 0,132 1,91
Szilasiova 2021 0,88 1,37
Papp 2018 0,07 1,09
Dale 2018 0,117 bd.
Bagherieh 2023 0,278 1,51
Hor 2020 0,065 1,00
EPAR Enspryng 2022 0,0745 1,065

W oparciu o odnalezione dane stwierdzono, ze zapadalnos¢ na NMOSD wynosi od 0,06 do 0,88 na

100 tys. mieszkancdéw, natomiast chorobowos¢ zawiera sie w zakresie od 0,89 do 1,91 na 100 tys.

w leczeniu dorostych pacjentéw z chorobg ze spektrum zapalenia nerwéw wzrokowych
i rdzenia kregowego (NMOSD), z obecnoscig przeciwciat przeciwko akwaporynie 4, w przy-
padku niepowodzenia terapii satralizumabem lub braku mozliwosci jej zastosowania
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mieszkancéw. Aktualna liczebnos$é populacji w Polsce wynosi 37,3 min, co przektada sie na zapadalnosc

na NMOSD w zakresie od 2 do 33 chorych rocznie oraz chorobowos$¢ w przedziale od 33 do 71 chorych.

Rozwazana populacja dotyczy pacjentéw z NMOSD z obecnoscig przeciwciat przeciwko akwaporynie-4.
W trakcie szybkiego przegladu literatury zidentyfikowano zrddta prezentujgce dane o udziale pacjentow

z AQP4-1gG+ wsrdd wszystkich pacjentéw z NMOSD. Zebrane dane przedstawiono ponizej.

Tabela 4. Odsetek pacjentow z AQP4-1gG+.

Zrédto Odsetek pacjentéw z AQP4-IgG+
EPAR Enspryng 2022 75,0%
Hdufsler 2024 87,9%
Hamid 2017 72,7%
Carnero Contentti 2023 64,4%

Odnalezione dane pozwalajg okresli¢, ze udziat pacjentéw z obecnoscig przeciwciat przeciwko akwapo-
rynie-4 wsréd wszystkich pacjentéw z NMOSD zawiera sie w przedziale od 64,4% do 87,9%. Przyjmujac
posrednig wartos¢ na poziomie 75,0% zapadalnos¢ na NMOSD AQP4-1gG+ w Polsce wynosi od 2 do

25 chorych rocznie, natomiast chorobowos¢ ksztattuje sie na poziomie od 25 do 53 chorych.

4.2 Oszacowanie rocznej liczebnosci populacji docelowej wskazanej
we wniosku

Populacje docelowg analizy stanowig dorosli pacjenci z chorobg ze spektrum zapalenia nerwdéw wzro-
kowych i rdzenia kregowego, z obecnoscig przeciwciat przeciwko akwaporynie 4, w przypadku niepowo-

dzenia terapii satralizumabem lub braku mozliwosci jej zastosowania.

Zgodnie z projektem wnioskowanego programu lekowego (zob. APD Ultomiris 2026), najwazniejsze kry-

teria kwalifikacji do leczenia rawulizumabem obejmuja:
1) wiek powyzej 18 roku zycia;

2) rozpoznanie chordéb ze spektrum zapalenia nerwdéw wzrokowych oraz rdzenia kregowego

(NMOSD) - oparte na aktualnych kryteriach diagnostycznych;
3) potwierdzenie obecnosci przeciwciat anty-AQP4;

4) EDSS od 0 do 7 wtgcznie;

w leczeniu dorostych pacjentéw z chorobg ze spektrum zapalenia nerwéw wzrokowych
i rdzenia kregowego (NMOSD), z obecnoscig przeciwciat przeciwko akwaporynie 4, w przy-
padku niepowodzenia terapii satralizumabem lub braku mozliwosci jej zastosowania
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5) Wystgpienie rzutu choroby u pacjentow po co najmniej 6 miesigcach leczenia satralizumabem

lub obraz radiologiczny wskazujacy na aktywnosé i/lub progresje choroby w strukturach charak-
terystycznych dla NMOSD (zgodnie z aktualnymi wytycznymi IPND, ang. International Panel for

NMO Diagnosis) u pacjentéw po co najmniej 6 miesigcach leczenia satralizumabem;

lub obecno$¢ przeciwwskazan do terapii satralizumabem zgodnie z aktualng Charakterystyka

Produktu Leczniczego (ChPL) lub zapisami programu lekowego;
lub objawy nietolerancji satralizumabu zgodnie z aktualng ChPL;

6) nieobecnosé istotnych schorzen wspdtistniejgcych stanowigcych przeciwskazanie do terapii stwier-

dzonych przez lekarza prowadzgcego w oparciu o aktualng ChPL.

Rozwazana populacja docelowa w zakresie pacjentdéw z niepowodzeniem terapii satralizumabem po-
krywa sie z populacjg prezentowang w publikacji Sato 2025, w ktdrej przedstawiono rzeczywiste dane
dotyczace leczenia pacjentdw z NMOSD AQP4-1gG+ z niewystarczajgcg odpowiedzig na leczenie satrali-

zumabem, u ktérych zastosowano leczenie rawulizumabem.

Wyjsciowe dane do oszacowania populacji zaczerpnieto z danych statystycznych Narodowego Funduszu
Zdrowia prezentowanych na portalu statystyki.nfz.gov.pl oraz uchwaty rady NFZ w sprawie przyjecia
okresowego sprawozdania z dziatalnosci Narodowego Funduszu Zdrowia za Il kwartat 2025 r. (UR NFZ
5/2025/V) o liczbie pacjentow otrzymujgcych leczenie satralizumabem w ramach programu lekowego
B.138.FM. Jako ze produkt leczniczy Ultomiris stosowany bedzie wytgcznie u dorostych pacjentéw, od
tacznej liczby pacjentéw odjeto chorych ponizej 18 roku zycia. Uzyskane dane przedstawiono na wykre-

sie ponizej.

w leczeniu dorostych pacjentéw z chorobg ze spektrum zapalenia nerwéw wzrokowych
i rdzenia kregowego (NMOSD), z obecnoscig przeciwciat przeciwko akwaporynie 4, w przy-
padku niepowodzenia terapii satralizumabem lub braku mozliwosci jej zastosowania
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Wykres 1. Liczba pacjentéw otrzymujgcych satralizumab w ramach PL B.138.FM (statystyki.nfz.gov.pl,
UR NFZ 5/2025/V)
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W kolejnym kroku do uzyskanych danych dopasowano trend logarytmiczny. W oparciu o wizualng ocene
stwierdzono, ze od czerwca 2024 r. nastgpita stabilizacja liczby pacjentéw leczonych satralizumabem,
z tego wzgledu ekstrapolacje przeprowadzono na podstawie danych z okresu czerwiec 2024 — czerwiec
2025. Nastepnie bazujgc na uzyskanej liczebnosci obliczono liczbe nowych pacjentéw leczonych satrali-

zumabem w latach 2023-2028. Otrzymane dane prezentuje Tabela 5.

Tabela 5. Liczba pacjentow leczonych SAT w ramach programu lekowego.

Liczba pacjentéw leczonych

Rok SAT{na ateac0) Nowi pacjenci leczeni SAT Zrédio
2023 71 71
Dane NFZ
2024 119 48
2025 148 29 Dane NFZ + ekstrapolacja
2026 176 27
2027 203 27
2028 230 27 Ekstrapolacja
2029 257 27
2030 283 27

Liczba pacjentow otrzymujacych leczenie satralizumabem, ktdrzy otrzymajg przynajmniej jedng dawke

leku w danym roku kalendarzowym, wynosi 203 w 2027 r. i 230 w 2028 .

w leczeniu dorostych pacjentéw z chorobg ze spektrum zapalenia nerwéw wzrokowych
i rdzenia kregowego (NMOSD), z obecnoscig przeciwciat przeciwko akwaporynie 4, w przy-
padku niepowodzenia terapii satralizumabem lub braku mozliwosci jej zastosowania
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Zgodnie z kryteriami wtgczenia do leczenia rawulizumabem bedg kwalifikowani pacjenci z niepowodze-
niem leczenia satralizumabem. W celu okreslenia liczby pacjentdw spetniajgcych niniejsze kryterium wy-
korzystano dane z publikacji Yamamura 2019, ktdra prezentuje wyniki z podwdjnie zaslepionego, kon-
trolowanego placebo badania Ill fazy RCT z randomizacjg SakuraSky dotyczgcego zastosowania satrali-
zumabu w leczeniu NMOSD AQP4-IgG+. Do badania wtgczono 83 pacjentdw, z czego 41 otrzymato le-
czenie satralizumabem. W ciggu pierwszych 2 lat terapii u pacjentéw w ramieniu satralizumabu nawrdét
choroby wystapit u 8% chorych oraz facznie u 15% chorych w ciggu w trakcie obserwacji. W oparciu
o powyzsze dane obliczono liczbe pacjentéw z niepowodzeniem leczenia satralizumabem, ktérzy kwali-
fikowaliby sie do leczenia rawulizumabem w latach 2027-2028. Uzyskane liczebnosci przedstawiono

w kolejnej tabeli.

Tabela 6. Liczba pacjentdw z niepowodzeniem leczenia satralizumabem.

Odsetek pacjentéw Liczba pacjentéw z niepowodzeniem SAT

Rok rozpoczecia terapii SAT Z niepowodzeniem
SAT 2027 r. 2028r.
2024 Po 1 roku terapii 18 -
8%
2025 2 4
Po 2 latach terapii
2026 8% 2 2
Po 3 latach terapii
2027 15% - 2
taczna liczba pacjentéw z niepowodzeniem SAT 22 8

Oszacowano, ze liczba pacjentéow z niepowodzeniem leczenia satralizumabem wyniesie 22 w 2027 r.

oraz 8 w2028 r.

Poza chorymi z niepowodzeniem terapii SAT, do leczenia z wykorzystaniem wnioskowanej interwencji
moga zostac zakwalifikowani pacjenci, ktdrzy nie spetniaja kryteriow wigczenia do leczenia satralizuma-
bem w ramach programu lekowego. W oparciu o prognozy Wnioskodawcy okreslono, ze rocznie I pa-
cjentdw z NMOSD AQP4-lgG+ nie bedzie spetniato kryteriéw do leczenia satralizumabem. Podsumowa-

nie oszacowania liczebnosci populacji docelowej przedstawiono ponizej.

Tabela 7. Podsumowanie oszacowania populacji docelowej.

Kryterium Rok 1 Rok 2

Liczba dorostych pacjentéw leczonych SAT w ramach PL B.138 203 230
Liczba pacjentéw z niepowodzeniem SAT 22 8
Liczba nowych pacjentéw niekwalifikujgcych sie do leczenia SAT I I
taczna liczba nowych pacjentéw . .

w leczeniu dorostych pacjentéw z chorobg ze spektrum zapalenia nerwéw wzrokowych
i rdzenia kregowego (NMOSD), z obecnoscig przeciwciat przeciwko akwaporynie 4, w przy-
padku niepowodzenia terapii satralizumabem lub braku mozliwosci jej zastosowania
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taczna liczba pacjentéw kwalifikujgcych sie do leczenia rawulizumabem wynosi . w Roku 1 oraz

. w Roku 2.

4.3 Oszacowanie rocznej liczebnosci populacji, w ktérej wnioskowana
technologia jest obecnie stosowana

Produkt leczniczy Ultomiris jest finansowany systemowo ze $rodkéw publicznych w Polsce w ramach

programoéw lekowych:

e B.95 ,Leczenie chorych z atypowym zespotem hemolityczno-mocznicowym (aHUS) (ICD-10:
D59.3)” u pacjentéw dorostych oraz dzieci i mtodziezy o masie ciata co najmniej 10 kg z aHUS;

e B.96,Leczenie chorych z nocng napadowg hemoglobinurig (PNH) (ICD-10 D59.5” u pacjentow
ze zdiagnozowang nocng napadowga hemoglobinurig z obecnoscig klonu PNH >1%;

e B.157 ,Leczenie chorych z uogdlniong postacig miastenii (G.70.0)” stosowany jako terapia do-
datkowa do standardowego leczenia dorostych pacjentéw z gMG, u ktérych wystepujg przeciw-
ciata przeciw receptorowi acetylocholiny (MZ 18/12/2025).

W tabeli ponizej przedstawiono dane o liczbie pacjentdow leczonych rawulizumabem w ramach progra-

mow lekowym w | potowie 2025 r.

Tabela 8. Liczba pacjentéw aktualnie leczonych rawulizumabem.

Program lekowy Liczba pacjentéw otrzymujgcych RAV Zrédto
B.95. 115
B.96. 84 UR NFZ 5/2025/V
B.157. 8

Na podstawie danych sprawozdawczych NFZ okreslono, ze faczna liczba pacjentéw otrzymujacych le-
czenie rawulizumabem w | potowie 2025 r. wynosi tgcznie 207. Powyzszg liczebnos¢ mozna uznaé

w przyblizeniu za catkowitg liczbe pacjentéw aktualnie leczonych z wykorzystaniem rawulizumabu.

4.4 Oszacowanie rocznej liczebnosci populacji obejmujgcej wszystkich
pacjentéw, u ktorych wnioskowana technologia moze by¢ zasto-
sowana

Zgodnie z informacjami zawartymi w Charakterystyce Produktu Leczniczego (ChPL Ultomiris 2026), lek

Ultomiris jest wskazany do stosowania:

w leczeniu dorostych pacjentéw z chorobg ze spektrum zapalenia nerwéw wzrokowych
i rdzenia kregowego (NMOSD), z obecnoscig przeciwciat przeciwko akwaporynie 4, w przy-
padku niepowodzenia terapii satralizumabem lub braku mozliwosci jej zastosowania
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w leczeniu pacjentéw dorostych oraz dzieci i mtodziezy o masie ciata 10 kg lub wiekszej z PNH:

- U pacjentéw z hemoliza i jednym lub kilkoma objawami klinicznymi wskazujgcymi na duzg ak-

tywnos¢é choroby;

- U pacjentéw, ktérzy sg klinicznie stabilni po otrzymywaniu leczenia ekulizumabem przez co

najmniej 6 ostatnich miesiecy;

w leczeniu pacjentéw dorostych oraz dzieci i mtodziezy o masie ciata co najmniej 10 kg z aHUS,
ktorzy nie byli wezesniej leczeni inhibitorami uktadu dopetniacza lub u ktérych stosowano eku-
lizumab przez co najmniej 3 miesigce i wykazano odpowiedz na ekulizumab;

jako terapia dodatkowa do standardowego leczenia dorostych pacjentow z gMG, u ktdérych wy-
stepujg przeciwciata przeciw receptorowi acetylocholiny;

leczeniu pacjentow dorostych z NMOSD z dodatnim wynikiem badania na obecnos$¢ przeciwciat

przeciw akwaporynie 4.

Aktualnie produkt leczniczy Ultomiris jest finansowany systemowo ze $rodkdéw publicznych w Polsce

w ramach programow lekowych:

B.95 ,Leczenie chorych z atypowym zespotem hemolityczno-mocznicowym (aHUS) (ICD-10:
D59.3) u pacjentéw dorostych oraz dzieci i mtodziezy o masie ciata co najmniej 10 kg z aHUS,
B.96 ,Leczenie chorych z nocng napadowg hemoglobinurig (PNH) (ICD-10 D59.5” u pacjentow
ze zdiagnozowang nocng napadowg hemoglobinurig z obecnoscig klonu PNH >1%;

B.157 ,Leczenie chorych z uogdlniong postacig miastenii (G.70.0)” stosowany jako terapia do-
datkowa do standardowego leczenia dorostych pacjentéw z gMG, (MZ 18/12/2025), ograni-
czona do pacjentow, ktdérzy w przeciggu ostatnich 12 miesiecy doswiadczyli ciezkiego zaostrze-
nia wymagajgcego terapii ratunkowej (IVIlg lub plazmaferezy) / przetomu miastenicznego i jed-
noczesnie stosowali scisle okreslong uprzednig terapie (leczenie immunosupresyjne kortykoste-
roidami doustnymi przez co najmniej 6 miesiecy, w tym co najmniej 3 miesigce w dawce dobo-
wej odpowiadajgcej co najmniej 30 mg prednizonu, a nastepnie stosowanie dwdéch lekéw z klasy
niesteroidowych lekow immunosupresyjnych, w tym jeden przez co najmniej 12 m-cy, drugi co

najmniej 6 m-cy).

Powyzsze wskazania odpowiadajg wskazaniom przedstawionym w Charakterystyce Produktu Lekowego

w kontekécie leczenia ostrego zespotu hemolityczno-mocznicowego oraz nocnej napadowej

Ultomiris
(rawulizumab)
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hemoglobinurii, w zwigzku z czym liczebnos$¢ pacjentdow przedstawiona w Rozdziale 4.3 odpowiada li-
czebnosci populacji, u ktérej wnioskowana interwencja moze by¢ zastosowana. W kontekscie zastoso-
wania rawulizumabu w leczeniu uogdlnionej postaci miastenii, obecne wskazanie refundacyjne obej-
muje znacznie wezszg populacje niz wskazana w Charakterystyce Produktu Leczniczego. W raporcie BIA
Ultomiris 2024 dotyczgcego zastosowania rawulizumabu w leczeniu dorostych pacjentow z uogdlniong
miastenig, u ktérych wystepujg przeciwciata przeciw receptorowi acetylocholiny okreslono chorobo-
wos$¢ na gMG na poziomie 24,61/100 000 oséb. Przyjmujac liczebnos¢ populacji Polski na poziomie
37,3 min 0séb (GUS 2026) oraz bioragc pod uwage odsetek pacjentéw z postacig uogdlniong (80% cho-
rych) oraz z obecnoscig przeciwciat przeciwko receptorom acetylocholiny (85% chorych), szacowana
liczba chorych wynosi 6,2 tys. oséb, co wyznacza potencjat zastosowania rawulizumabu w leczeniu gMG

w Polsce.

W przypadku wskazania do leczenia dorostych z NMOSD z dodatnim wynikiem badania na obecnos¢
przeciwciat przeciwko akwaporynie 4 aktualnie chorzy mogg otrzymac leczenie satralizumabem w ra-
mach programu lekowego B.138.FM , Leczenie pacjentéw ze spektrum zapalenia nerwdéw wzrokowych
i rdzenia kregowego (NMOSD) (ICD-10: G36.0)”. Wedtug danych raportowanych w UR NFZ 5/2025/V
w | potowie 2025 r. leczenie SAT otrzymato 138 chorych, z czego 136 stanowity osoby w wieku 18 lat lub
wyzszym. Jako ze terapia SAT refundowana jest od 2023 r. nalezy uznac, ze obecna liczba pacjentéw

leczonych SAT odpowiada wszystkim pacjentow z NMOSD AQP4-IgG.

5 Struktura udziatow w liczbie leczonych pacjentéw

5.1 Scenariusz istniejgcy

W scenariuszu istniejgcym rozpatrzono sytuacje, w ktérej wnioskowana interwencja nie jest refundo-
wana ze $rodkdéw publicznych w ramach programu lekowego B.138.FM. Aktualnie pacjenci z NMOSD
AQP4-1gG+, z przeciwwskazaniami do leczenia satralizumabem lub z niepowodzeniem tego leczenia nie
majg dostepu do dedykowanego leczenia refundowanego w ramach polskiego systemu zdrowia. Po nie-
powodzeniu terapii pierwszego rzutu u chorych stosowane jest klasyczne leczeni immunosupresyjne
(IST) oraz obserwacja stanu pacjenta. Z tego wzgledu w scenariuszu istniejgcym przyjeto, ze terapia im-

munosupresyjna stosowna jest u wszystkich chorych w populacji docelowej.

Podsumowanie udziatow przyjetych w analize podstawowej w scenariuszu istniejgcym przedstawiono

w tabeli ponizej.

w leczeniu dorostych pacjentéw z chorobg ze spektrum zapalenia nerwéw wzrokowych
i rdzenia kregowego (NMOSD), z obecnoscig przeciwciat przeciwko akwaporynie 4, w przy-
padku niepowodzenia terapii satralizumabem lub braku mozliwosci jej zastosowania
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Tabela 9. Udziaty terapii i liczba pacjentow wigczonych do leczenia NMOSD AQP4+ w scenariuszu ist-

niejgcym.
Udgziat terapii Liczba wtaczonych pacjentéw na koniec roku
Schemat leczenia
Rok 1 Rok 2 Rok 1 Rok 2
RAV 0% 0% 0 0
IST 100% 100% [ | [ |

Powyzsze udziaty przyjmowane sg od pierwszego cyklu obliczeniowego.

5.2 Scenariusz nowy

W scenariuszu nowym przyjeto, ze wraz z wydaniem pozytywnej decyzji o rozpoczeciu refundacji lecze-
nia RAV we wnioskowanym wskazaniu terapia rawulizumabem zacznie zastepowac obecnie refundo-

wane opcje terapeutyczne.

Spektrum zapalenia nerwéw wzrokowych i rdzenia kregowego nalezy do chordb rzadkich. W wyniku
rzutdow choroby dochodzi do pogorszenia stanu pacjentéw, co w konsekwencji moze doprowadzi¢ do
trwatej niepetnosprawnosci. Majac na uwadze dynamike przebiegu choroby oraz brak dedykowanego
leczenia dla pacjentéw z niepowodzeniem terapii satralizumabem lub niekwalifikujgcych sie do takiego
leczenia w analizie podstawowej zatozono, ze leczenie rawulizumabem bedzie stosowane u -

pacjentéw spetniajgcych kryteria wtgczenia do leczenia schematem RAV.

Zestawienie udziatdw w scenariuszu nowym przedstawia Tabela 10.

Tabela 10. Udziaty terapii i liczba pacjentow wtgczonych do leczenia NMOSD AQP4+ w scenariuszu no-

wym.
Udziat terapii Liczba wtaczonych pacjentéw na koniec roku
Schemat leczenia
Rok 1 Rok 2 Rok 1 Rok 2
RAV | I | |
IST N H | |

Powyzsze udziaty przyjmowane sg od pierwszego cyklu obliczeniowego.

5.3 Zatozenia wariantéw skrajnych — minimalnego i maksymalnego

Zgodnie z wytycznymi Agencji (AOTMIT 2016) analize wptywu na budzet przeprowadzono w trzech al-

ternatywnych wariantach:

w leczeniu dorostych pacjentéw z chorobg ze spektrum zapalenia nerwéw wzrokowych
i rdzenia kregowego (NMOSD), z obecnoscig przeciwciat przeciwko akwaporynie 4, w przy-
padku niepowodzenia terapii satralizumabem lub braku mozliwosci jej zastosowania
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e podstawowym (najbardziej prawdopodobnym);
e minimalnym;

e maksymalnym.
Zatozenia wariantu podstawowego omoéwiono w poprzednich rozdziatach analizy.

Zgodnie z wytycznymi AOTMIT 2016, alternatywne warianty skonstruowano w oparciu o czynniki, ktére
majg najwiekszy wptyw na stosowanie technologii. W niniejszej analizie wptyw na budzet ptatnika pu-
blicznego niepewnos¢ estymacji wynika przede wszystkim z oszacowanej liczebnosci populacji docelo-
wej. Z tego wzgledu warianty skrajne oparto o zmiany liczebnosci pacjentow spetniajgcych kryteria wita-
czenia do terapii RAV, zaréwno jak chodzi o pacjentéw nieleczonych wczesniej SAT jak i z niepowodze-

niem tego leczenia. Zatozenia wariantéw skrajnych przedstawia Tabela 11.

Tabela 11. Zatozenia wariantéw skrajnych — minimalnego i maksymalnego.

Parametr Wariant minimalny ~ Wariant maksymalny Uzasadnienie
Liczba pacjentéw niekwalifi- Rok 11' Rok l:l o
) B ) Zatozenie wiasne
kujgcych sie do leczenia SAT Rok 2;' Rok;l
Liczba pacjentéw z niepo- Rok 1: . Rok 1: . )
) ) Zmiana o +/- 15%
wodzeniem leczenia SAT Rok 2;' Rok 2;.

6 Analiza kosztéow

W analizie wptywu na budzet skorzystano z obliczen i zatozen przeprowadzonej analizy ekonomiczne;j
AE Ultomiris 2026. Wyznaczone w niej koszty w przeliczeniu na kolejne 30-dniowe cykle mnozono przez
liczbe pacjentéw rozpoczynajacych leczenie w danych miesigcach oraz pacjentéw kontynuujacych le-

czenie, ktdérzy rozpoczeli terapie wezesniej (model w formie przeptywu populacji).

Tabela 12. Koszty uwzglednione w ramach analizy ekonomicznej.

Parametr Wartosé Zrédto/zatozenie

Bez RSS

Koszt jednostkowy Ultomiris, koncentrat _

do sporzadzania roztworu do infuzji,
ZRSS

1100 mg
Bez RSS

Koszt jednostkowy Ultomiris, koncentrat _

do sporzadzania roztworu do infuzji,
ZRSS

300 mg

Dane od Wnioskodawcy

w leczeniu dorostych pacjentéw z chorobg ze spektrum zapalenia nerwéw wzrokowych
i rdzenia kregowego (NMOSD), z obecnoscig przeciwciat przeciwko akwaporynie 4, w przy-
padku niepowodzenia terapii satralizumabem lub braku mozliwosci jej zastosowania

Ultomiris
(rawulizumab)
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Parametr Warto$é Zrédto/zatozenie
AZA: 0,0212 zt
Koszty jednostk lekdw st h MMEF: 0,0451 zt
oselyjeanos O-W»e erows osowalnyc DGL 01/12/2025, DGL 30/12/2025
w ramach leczenia immunosupresyjnego PRD: 0,0910 zt

RTX:9,4891 zt

Koszty administracji leczenia RAV 202,26 zt NFZ 93/2025/DGL
Koszty administracji leczenia IST 0zt Zatozenie wtasne
Koszty szczepien przeciw meningokokom 0zt Zatozenie wtasne
Koszty diagnostyki i monitorowania pa- Rok 1: 4 570.13 7t
cjentéw leczonych w ramach PL ' ’ NFZ 87/2025 DGL
B.138.FM Rok 2+: 1 831,62 zt
Selmaj 2017, NFZ 59/2025/DS0Z, NFZ
Koszty diagnostyki i monitorowania pa- 60/2025/DS0Z, NFZ 57/2025/DS07,
yc'engtéw o»;rz muiacvch IST P 531,19 zt/cykl https://www.medolab.pl/cennik,
) ymujacy https://diag.pl/pacjent/, https.//www.sy-
nevo.pl/, https.//www.alab.pl/
EDSS 1: 0,00 zt
EDSS 2: 0,00 zt
EDSS 3:9 539,71 zt
Koszty zwigzane z rzutem NMOSD we- FD554:19.079,42 Damiza-Detmer 2019, Mz 17/09/2025,
yawa Htog £DSS EDSS 5: 28 619,14 zt DGL 01/12/2025, NFZ 60/2025/DS0Z,
EDSS 6: 38 158,85 zt NFZ 57/2025/Ds0z
EDSS 7: 47 698,56 zt
EDSS 8: 47 698,56 zt
EDSS 9: 47 698,56 zt
Koszt leczenia zdarzen niepozadanych 761,74 zt statystyki.nfz.gov.pl, NFZ 18/2025/DSOZ

7 Podsumowanie danych wejsciowych modelu (analiza podsta-
wowa)

Zestawienie wartosci parametrow modelu przyjetych w analizie podstawowej, wraz ze wskazaniem zro-

det oszacowania, zamieszczono ponizej (Tabela 13).

Tabela 13. Zestawienie wartosci parametréw modelu przyjetych w analizie podstawowe;j.
Parametr Wartos¢ w analizie podstawowej Zrédto

Struktura rynku

N Oszacowanie wtasne w oparciu o dane epide-
) — Rok 1: | pacjentow ) ) )
Liczba nowych pacjentéw Rok 2- acientow miologiczne oraz o rzeczywiste dane sprawoz-
L dawcze NFZ (Rozdziat 4.1)
Struktura rynku w scenariuszu Rok 1 .
o Zatozenie wiasne
istniejgcym RAV: 0%

Ultomiris w leczeniu dorostych pacjentéw z chorobg ze spektrum zapalenia nerwéw wzrokowych
(rawulizumab) i rdzenia kregowego (NMOSD), z obecnoscig przeciwciat przeciwko akwaporynie 4, w przy-
padku niepowodzenia terapii satralizumabem lub braku mozliwosci jej zastosowania
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Parametr

Struktura rynku w scenariuszu
nowym

Koszty lekowe, administracji lecze-
nia, diagnostyki i monitorowania
stanu pacjentow, zaostrzen choroby,
leczenie chordb wspotistniejgcych,
zabiegow chirurgicznych

Technologie opcjonalne

Perspektywa analizy

Horyzont czasowy

Wartos¢ w analizie podstawowej

IST: 100%
Rok 2
RAV: 0%
IST: 100%

Parametry kosztowe

Zestawienie tabelaryczne
(zob. Tabela 12, str. 27)

Metodyka

Klasyczna terapia immunosupresyjna

Perspektywa ptatnika publicznego

2 lata — okres od 1 stycznia 2027
do 31 grudnia 2028

AESTIMO

Zrédto

Dane od Wnioskodawcy

AE Ultomiris 2026

APD Ultomiris 2025

AOTMIT 2016
(Rozdziat 3.2)

AOTMIT 2016
(Rozdziat 3.3)

8 Oszacowanie aktualnych rocznych wydatkéw podmiotu zobowig-

zanego do finansowania Swiadczenia

W zwigzku z brakiem refundacji ze srodkéw publicznych rawulizumabu, aktualne wydatki ptatnika pu-

blicznego na refundacje produktu leczniczego Ultomiris we wnioskowanym wskazaniu wynoszg 0 zt.

Oszacowania aktualnych wydatkdw ponoszonych przez ptatnika na leczenie pacjentéw wchodzacych
w sktad populacji docelowej dokonano na podstawie oszacowania populacji oraz metodyki modelu ana-
logicznej do przedstawionej w ramach scenariusza aktualnego, po przyjeciu liczebnosci populacji doce-

lowej oszacowanej na 2025 rok, rownej .

W ponizszej tabeli przedstawiano aktualne roczne wydatki podmiotu zobowigzanego do finansowania

Swiadczen.

w leczeniu dorostych pacjentéw z chorobg ze spektrum zapalenia nerwéw wzrokowych
i rdzenia kregowego (NMOSD), z obecnoscig przeciwciat przeciwko akwaporynie 4, w przy-
padku niepowodzenia terapii satralizumabem lub braku mozliwosci jej zastosowania

Ultomiris
(rawulizumab)
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Tabela 14.Aktualne roczne wydatki podmiotu zobowigzanego do finansowania Swiadczen (oszacowa-
nie na 2025 r., PPP)

Kategoria kosztéw 2025r
Lek .
w tym Ultomiris 0zt
Podanie 0zt
Koszty diagnostyki, monitorowania i opieki zdrowotnej 76 310 zt
Koszty leczenia rzutow choroby 132 483 zt
Koszty leczenia zdarzen niepozadanych 0zt
Koszty catkowite -

Wydatki na leczenie NMOSD AQP4-1gG+ w 2025 r. oszacowano na |||l

9  Wyniki analizy wptywu na budzet

W kolejnych podrozdziatach przedstawiono wyniki w wariancie podstawowym analizy, wariantach skraj-
nych (minimalnym i maksymalnym), a takze wyniki przeprowadzonej deterministycznej analizy wrazli-
wosci. Dla czytelnosci prezentacji, wydzielono podrozdziaty, w ktérych odrebnie przedstawiono wyniki
z uwzglednieniem proponowanego przez Wnioskodawce instrumentu dzielenia ryzyka oraz bez jego

uwzglednienia w analizie.

Analize przeprowadzono z perspektywy ptatnika publicznego odpowiedzialnego za finansowanie $wiad-
czen opieki zdrowotnej (Narodowy Fundusz Zdrowia). Wyniki z perspektywy wspdlnej ptatnika publicz-
nego i $wiadczeniobiorcy udostepniono w wersji elektronicznej modelu, stanowigcej zatagcznik do niniej-

szej analizy.

9.1 Wariant podstawowy

Analiza z uwzglednieniem instrumentu dzielenia ryzyka

Tabela 15 przedstawia wyniki wariantu podstawowego wptywu na budzet, z uwzglednieniem propono-

wanego instrumentu dzielenia ryzyka.

w leczeniu dorostych pacjentéw z chorobg ze spektrum zapalenia nerwéw wzrokowych
i rdzenia kregowego (NMOSD), z obecnoscig przeciwciat przeciwko akwaporynie 4, w przy-
padku niepowodzenia terapii satralizumabem lub braku mozliwosci jej zastosowania

Ultomiris
(rawulizumab)



31 AESTIMO

Tabela 15. Wyniki analizy wptywu na budzet (wydatki catkowite oraz sktadowa stanowigca kwote re-
fundacji produktu Ultomiris): wariant podstawowy, PPP, z uwzglednieniem RSS.

Scenariusz Rok 1 Rok 2

Wydatki catkowite [zi]
Scenariusz istniejacy

Scenariusz nowy

Wydatki inkrementalne (sc. istniejgcy vs sc. nowy)
Wydatki na refundacje produktu Ultomiris [z1]
Scenariusz istniejgcy 0zt 0zt

Scenariusz nowy

Wydatki inkrementalne (sc. istniejgcy vs sc. nowy)

W przypadku podjecia decyzji o objeciu refundacjg produktu Ultomiris we wskazaniu leczenia NMOSD

AQP4-1gG+, wydatki ptfatnika publicznego - w stosunku do scenariusza istniejgcego, kolejno

o_ (Rok 1) i _ (rok 2). Catkowity koszt refundacji leku Ultomiris oszacowano na
_ W pierwszym oraz _ w drugim roku refundacji.

Wykres 2 graficznie przedstawia wyniki analizy wptywu na budzet w kolejnych dwéch latach.

Wykres 2. Zestawienie kosztéw w populacji docelowej (PPP, wariant podstawowy z RSS).

W kolejnej tabeli przedstawiono wyniki w podziale na poszczegdlne kategorie kosztowe uwzglednione

w analizie.

w leczeniu dorostych pacjentéw z chorobg ze spektrum zapalenia nerwéw wzrokowych
i rdzenia kregowego (NMOSD), z obecnoscig przeciwciat przeciwko akwaporynie 4, w przy-
padku niepowodzenia terapii satralizumabem lub braku mozliwosci jej zastosowania

Ultomiris
(rawulizumab)
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Tabela 16. Szczegdtowa struktura wydatkéw: wariant podstawowy, PPP, z uwzglednieniem RSS.

Kategoria Scenariusz nowy Scenariusz istniejacy Réznica

Razem
Lek
w tym Ultomiris
Podanie

Koszty diagnostyki, monitorowania i opieki zdro-
wotnej

Koszty leczenia rzutéw choroby

Koszty leczenia zdarzen niepozadanych

Razem
Lek
w tym Ultomiris
Podanie

Koszty diagnostyki, monitorowania i opieki zdro-
wotnej

Koszty leczenia rzutow choroby

Koszty leczenia zdarzen niepozgdanych

= )
o ()
=~ =~
N =

Gtowng sktadowg kosztéw ponoszonych w zwigzku z leczeniem NMOSD w scenariuszu nowym stanowig

wydatki na leki biologiczne.

Tabela 17 oraz Bfad! Nie mozna odnalez¢ zrédta odwotania. przedstawiajg prognozy zuzycia rawulizu-
mabu w scenariuszu nowym, tj. roczng liczbe leczonych oraz prognozowang liczbe zrefundowanych opa-

kowan produktu leku Ultomiris w pierwszych dwéch latach refundacji.

Tabela 17. Prognoza zuzycia leku Ultomiris w scenariuszu nowym (wariant podstawowy, PPP, z RSS).
Parametr Rok 1 Rok 2

Liczba nowych pacjentéw . .
Kontynuujacy leczenie I .
Srednioroczna liczba pacjentoterapii . .
Liczba opakowan Ultomiris 1100 mg - -
Liczba opakowan Ultomiris 300 mg - .

Wydatki na Ultomiris 1100 mg _ _
I I

Wydatki na Ultomiris 300 mg

w leczeniu dorostych pacjentéw z chorobg ze spektrum zapalenia nerwéw wzrokowych
i rdzenia kregowego (NMOSD), z obecnoscig przeciwciat przeciwko akwaporynie 4, w przy-
padku niepowodzenia terapii satralizumabem lub braku mozliwosci jej zastosowania

Ultomiris
(rawulizumab)



33 AESTIMO

Analiza bez uwzglednienia instrumentu dzielenia ryzyka

Kolejna tabela przedstawia wyniki wariantu podstawowego wptywu na budzet, bez uwzglednienia pro-

ponowanego instrumentu dzielenia ryzyka.

Tabela 18. Wyniki analizy wptywu na budzet (wydatki catkowite oraz sktadowa stanowigca kwote re-
fundacji produktu Ultomiris): wariant podstawowy, PPP, bez uwzglednienia RSS.

Scenariusz Rok 1 Rok 2

Wydatki catkowite [zt]
Scenariusz istniejacy

Scenariusz nowy

Wydatki inkrementalne (sc. istniejgcy vs sc. nowy)
Wydatki na refundacje produktu Ultomiris [zt]
Scenariusz istniejacy

Scenariusz nowy

Wydatki inkrementalne (sc. istniejgcy vs sc. nowy)

W przypadku podjecia decyzji o objeciu refundacjg produktu Ultomiris we wskazaniu leczenia NMOSD

AQP4-1gG+, wydatki ptatnika publicznego wzrosng w stosunku do scenariusza istniejgcego, kolejno

o (Rok 1) | I (rok 2). Catkowity koszt refundacii leku Ultomiris oszacowano na
_ W pierwszym oraz _ w drugim roku refundacji.

Wykres ponizej graficznie przedstawia wyniki analizy wptywu na budzet w kolejnych dwdch latach.

w leczeniu dorostych pacjentéw z chorobg ze spektrum zapalenia nerwéw wzrokowych
i rdzenia kregowego (NMOSD), z obecnoscig przeciwciat przeciwko akwaporynie 4, w przy-
padku niepowodzenia terapii satralizumabem lub braku mozliwosci jej zastosowania

Ultomiris
(rawulizumab)
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Wykres 3. Zestawienie kosztéw w populacji docelowej (PPP, wariant podstawowy bez RSS).

W kolejnej tabeli przedstawiono wyniki w podziale na poszczegdlne kategorie kosztowe uwzglednione

w analizie.

Tabela 19. Szczegdtowa struktura wydatkéw: wariant podstawowy, PPP, bez uwzglednienia RSS.

Kategoria Scenariusz nowy Scenariusz istniejacy Réznica

Razem
Lek
w tym Ultomiris
Podanie

Koszty diagnostyki, monitorowania i opieki zdro-
wotnej

Koszty leczenia rzutow choroby

Koszty leczenia zdarzen niepozgdanych

Razem
Lek
w tym Ultomiris
Podanie

Koszty diagnostyki, monitorowania i opieki zdro-
wotnej

= =
o o
~ =~
N =

Koszty leczenia rzutéw choroby

w leczeniu dorostych pacjentéw z chorobg ze spektrum zapalenia nerwéw wzrokowych
i rdzenia kregowego (NMOSD), z obecnoscig przeciwciat przeciwko akwaporynie 4, w przy-
padku niepowodzenia terapii satralizumabem lub braku mozliwosci jej zastosowania

Ultomiris
(rawulizumab)
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Kategoria Scenariusz nowy Scenariusz istniejgcy Réznica

Koszty leczenia zdarzen niepozgdanych - . -

Gtowng sktadowg kosztéw ponoszonych w zwigzku z leczeniem NMOSD w scenariuszu nowym stanowig

wydatki na leki biologiczne.

Nalezy podkresli¢, ze wariant bez RSS, rozwazany ze wzgledu na koniecznos¢ spetnienia formalnych wy-
mogdw wynikajgcych z Rozporzadzenia o minimalnych wymaganiach (MZ 24/10/2023), przedstawia je-
dynie teoretyczny poziom refundacji, ktéry nie bedzie miec zastosowania w rzeczywistosci ptatnika pu-

blicznego.

9.2 Wariant minimalny

Analiza z uwzglednieniem instrumentu dzielenia ryzyka

Tabela ponizej przedstawia wyniki wariantu minimalnego wptywu na budzet, z uwzglednieniem propo-

nowanego instrumentu dzielenia ryzyka.

Tabela 20. Wyniki analizy wptywu na budzet (wydatki catkowite oraz sktadowa stanowigca kwote re-
fundacji produktu Ultomiris): wariant minimalny, PPP, z uwzglednieniem RSS.

Scenariusz Rok 1 Rok 2
Wydatki catkowite [zi]

Scenariusz istniejacy

Scenariusz nowy

Wydatki inkrementalne (sc. istniejgcy vs sc. nowy)
Wydatki na refundacje produktu Ultomiris [z1]
Scenariusz istniejgcy 0 zt 0zt

Scenariusz nowy

Wydatki inkrementalne (sc. istniejgcy vs sc. nowy)

W przypadku podjecia decyzji o objeciu refundacjg produktu Ultomiris we wskazaniu leczenia NMOSD

AQP4-1gG+, wydatki ptatnika publicznego - w stosunku do scenariusza istniejgcego, kolejno

o (Rok 1) i [ (rok 2). Catkowity koszt refundacji leku Ultomiris oszacowano na
_ W pierwszym oraz _ w drugim roku refundacji.

Kolejny wykres graficznie przedstawia wyniki analizy wptywu na budzet w kolejnych dwéch latach.

w leczeniu dorostych pacjentéw z chorobg ze spektrum zapalenia nerwéw wzrokowych
i rdzenia kregowego (NMOSD), z obecnoscig przeciwciat przeciwko akwaporynie 4, w przy-
padku niepowodzenia terapii satralizumabem lub braku mozliwosci jej zastosowania

Ultomiris
(rawulizumab)
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Wykres 4. Zestawienie kosztéw w populacji docelowej (PPP, wariant minimalny z RSS).

W kolejnej tabeli przedstawiono wyniki w podziale na poszczegdlne kategorie kosztowe uwzglednione

w analizie.

Tabela 21. Szczegdtowa struktura wydatkéw: wariant minimalny, PPP, z uwzglednieniem RSS.

Kategoria Scenariusz nowy Scenariusz istniejacy Réznica

Razem
Lek
w tym Ultomiris
Podanie

Koszty diagnostyki, monitorowania i opieki zdro-
wotnej

Koszty leczenia rzutow choroby

Koszty leczenia zdarzen niepozgdanych

Razem
Lek
w tym Ultomiris
Podanie

Koszty diagnostyki, monitorowania i opieki zdro-
wotnej

= =
o o
~ =~
N =

Koszty leczenia rzutéw choroby

w leczeniu dorostych pacjentéw z chorobg ze spektrum zapalenia nerwéw wzrokowych
i rdzenia kregowego (NMOSD), z obecnoscig przeciwciat przeciwko akwaporynie 4, w przy-
padku niepowodzenia terapii satralizumabem lub braku mozliwosci jej zastosowania

Ultomiris
(rawulizumab)
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Kategoria Scenariusz nowy Scenariusz istniejgcy Réznica

Koszty leczenia zdarzen niepozgdanych - . -

Gtowng sktadowg kosztéw ponoszonych w zwigzku z leczeniem NMOSD w scenariuszu nowym stanowig

wydatki na leki biologiczne.

Tabela 22 oraz Wykres 5 przedstawiajg prognozy zuzycia rawulizumabu w scenariuszu nowym, tj. roczng
liczbe leczonych oraz prognozowang liczbe zrefundowanych opakowan produktu leku Ultomiris

w pierwszych dwdch latach refundaciji.

Tabela 22. Prognoza zuzycia leku Ultomiris w scenariuszu nowym (wariant minimalny, PPP, z RSS).

Parametr Rok 1 Rok 2

Liczba nowych pacjentéw . I

Kontynuujacy leczenie I .
Srednioroczna liczba pacjentoterapii . .
Liczba opakowan Ultomiris 1100 mg - -
Liczba opakowan Ultomiris 300 mg - .

Wydatki na Ultomiris 1100 mg

Wydatki na Ultomiris 300 mg

Wykres 5.).

Analiza bez uwzglednienia instrumentu dzielenia ryzyka

Ponizsza tabela przedstawia wyniki wariantu minimalnego wptywu na budzet, bez uwzglednienia pro-

ponowanego instrumentu dzielenia ryzyka.

Tabela 23. Wyniki analizy wptywu na budzet (wydatki catkowite oraz sktadowa stanowigca kwote re-
fundacji produktu Ultomiris): wariant minimalny, PPP, bez uwzglednienia RSS.

Scenariusz Rok 1 Rok 2
Wydatki catkowite [z1]

Scenariusz istniejacy

Scenariusz nowy

Wydatki inkrementalne (sc. istniejgcy vs sc. nowy)
Wydatki na refundacje produktu Ultomiris [zt]

Scenariusz istniejacy

Scenariusz nowy

w leczeniu dorostych pacjentéw z chorobg ze spektrum zapalenia nerwéw wzrokowych
i rdzenia kregowego (NMOSD), z obecnoscig przeciwciat przeciwko akwaporynie 4, w przy-
padku niepowodzenia terapii satralizumabem lub braku mozliwosci jej zastosowania

Ultomiris
(rawulizumab)
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Scenariusz Rok 1 Rok 2

Wydatki inkrementalne (sc. istniejacy vs sc. nowy) _ _

W przypadku podjecia decyzji o objeciu refundacjg produktu Ultomiris we wskazaniu leczenia NMOSD

AQP4-1gG+, wydatki ptatnika publicznego wzrosng w stosunku do scenariusza istniejgcego, kolejno

o (Rok 1) i [ (rok 2). Catkowity koszt refundacji leku Ultomiris oszacowano na
_ W pierwszym oraz _ w drugim roku refundacji.

Wykres 6 graficznie przedstawia wyniki analizy wptywu na budzet w kolejnych dwdch latach.

Wykres 6. Zestawienie kosztow w populacji docelowej (PPP, wariant minimalny bez RSS).

W kolejnej tabeli przedstawiono wyniki w podziale na poszczegdlne kategorie kosztowe uwzglednione

w analizie.

Tabela 24. Szczegdtowa struktura wydatkéw: wariant minimalny, PPP, bez uwzglednienia RSS.

Kategoria Scenariusz nowy Scenariusz istniejacy Réznica
Rok 1
Razem I I I
Lek I I I
w tym Ultomiris _ . _
Podanie - . -
Koszty diagnostyki, monitorowania i opieki zdro- - - -

wotnej

w leczeniu dorostych pacjentéw z chorobg ze spektrum zapalenia nerwéw wzrokowych
i rdzenia kregowego (NMOSD), z obecnoscig przeciwciat przeciwko akwaporynie 4, w przy-
padku niepowodzenia terapii satralizumabem lub braku mozliwosci jej zastosowania

Ultomiris
(rawulizumab)
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Kategoria Scenariusz nowy Scenariusz istniejgcy Réznica

Koszty leczenia rzutéw choroby

Koszty leczenia zdarzen niepozadanych

Razem
Lek
w tym Ultomiris
Podanie

Koszty diagnostyki, monitorowania i opieki zdro-
wotnej

Koszty leczenia rzutow choroby

=
]
=~
I -

Koszty leczenia zdarzen niepozgdanych

Gtéwna sktadowg kosztow ponoszonych w zwigzku z leczeniem NMOSD w scenariuszu nowym stanowig

wydatki na leki biologiczne.

Nalezy podkresli¢, ze wariant bez RSS, rozwazany ze wzgledu na koniecznos¢ spetnienia formalnych wy-
mogow wynikajgcych z Rozporzadzenia o minimalnych wymaganiach (MZ 24/10/2023), przedstawia je-
dynie teoretyczny poziom refundacji, ktéry nie bedzie mie¢ zastosowania w rzeczywistosci ptatnika pu-

blicznego.

9.3 Wariant maksymalny

Analiza z uwzglednieniem instrumentu dzielenia ryzyka

Tabela ponizej przedstawia wyniki wariantu maksymalnego wptywu na budzet, z uwzglednieniem pro-

ponowanego instrumentu dzielenia ryzyka.

Tabela 25. Wyniki analizy wptywu na budzet (wydatki catkowite oraz sktadowa stanowigca kwote re-
fundacji produktu Ultomiris): wariant maksymalny, PPP, z uwzglednieniem RSS.

Scenariusz Rok 1 Rok 2

Wydatki catkowite [z1]

Scenariusz istniejacy

Scenariusz nowy I I

Wydatki inkrementalne (sc. istniejgcy vs sc. nowy)

w leczeniu dorostych pacjentéw z chorobg ze spektrum zapalenia nerwéw wzrokowych
i rdzenia kregowego (NMOSD), z obecnoscig przeciwciat przeciwko akwaporynie 4, w przy-
padku niepowodzenia terapii satralizumabem lub braku mozliwosci jej zastosowania

Ultomiris
(rawulizumab)
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Scenariusz Rok 1 Rok 2

Wydatki na refundacje produktu Ultomiris [zt]

Scenariusz istniejgcy 0zt 0zt
Scenariusz nowy I I
Wydatki inkrementalne (sc. istniejacy vs sc. nowy) _ _
W przypadku podjecia decyzji o objeciu refundacjg produktu Ultomiris we wskazaniu leczenia NMOSD

AQP4-lgG+, wydatki ptatnika publicznego - w stosunku do scenariusza istniejgcego, kolejno

o (Rok 1) i [ (rok 2). Catkowity koszt refundacji leku Ultomiris oszacowano na
_ W pierwszym oraz _ w drugim roku refundacji.

Wykres 2 graficznie przedstawia wyniki analizy wptywu na budzet w kolejnych dwdch latach.

Wykres 7. Zestawienie kosztow w populacji docelowej (PPP, wariant maksymalny z RSS).

W kolejnej tabeli przedstawiono wyniki w podziale na poszczegdlne kategorie kosztowe uwzglednione

w analizie.

Tabela 26. Szczegdtowa struktura wydatkdw: wariant maksymalny, PPP, z uwzglednieniem RSS.
Kategoria Scenariusz nowy Scenariusz istniejacy Réznica
Rok 1

Lek

Razem | I |
I N I

w leczeniu dorostych pacjentéw z chorobg ze spektrum zapalenia nerwéw wzrokowych
i rdzenia kregowego (NMOSD), z obecnoscig przeciwciat przeciwko akwaporynie 4, w przy-
padku niepowodzenia terapii satralizumabem lub braku mozliwosci jej zastosowania

Ultomiris
(rawulizumab)



41 AESTIMO

Kategoria Scenariusz nowy Scenariusz istniejgcy Réznica

w tym Ultomiris
Podanie

Koszty diagnostyki, monitorowania i opieki zdro-
wotnej

Koszty leczenia rzutow choroby

Koszty leczenia zdarzen niepozgdanych

Razem
Lek
w tym Ultomiris
Podanie

Koszty diagnostyki, monitorowania i opieki zdro-
wotnej

Koszty leczenia rzutéw choroby

e
[¢]

=
N

Koszty leczenia zdarzen niepozadanych

Gtowng sktadowg kosztéw ponoszonych w zwigzku z leczeniem NMOSD w scenariuszu nowym stanowig

wydatki na leki biologiczne.

Tabela 27 oraz Btad! Nie mozna odnalez¢ zrédta odwotania. przedstawiajg prognozy zuzycia rawulizu-
mabu w scenariuszu nowym, tj. roczna liczbe leczonych oraz prognozowang liczbe zrefundowanych opa-

kowan produktu leku Ultomiris w pierwszych dwdch latach refundacji.

Tabela 27. Prognoza zuzycia leku Ultomiris w scenariuszu nowym (wariant maksymalny, PPP, z RSS).
Parametr Rok 1
Liczba nowych pacjentow .

Kontynuujacy leczenie

Srednioroczna liczba pacjentoterapii

Liczba opakowan Ultomiris 1100 mg -
Liczba opakowan Ultomiris 300 mg -

Wydatki na Ultomiris 300 mg

Rok 2
H
H
H
H
H
Wydatki na Ultomiris 1100 mg _ _
I I

w leczeniu dorostych pacjentéw z chorobg ze spektrum zapalenia nerwéw wzrokowych
i rdzenia kregowego (NMOSD), z obecnoscig przeciwciat przeciwko akwaporynie 4, w przy-
padku niepowodzenia terapii satralizumabem lub braku mozliwosci jej zastosowania

Ultomiris
(rawulizumab)
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Analiza bez uwzglednienia instrumentu dzielenia ryzyka

Tabela 15Ponizsza tabela przedstawia wyniki wariantu maksymalnego wptywu na budzet, bez uwzgled-

nienia proponowanego instrumentu dzielenia ryzyka.

Tabela 28. Wyniki analizy wptywu na budzet (wydatki catkowite oraz sktadowa stanowigca kwote re-
fundacji produktu Ultomiris): wariant maksymalny, PPP, bez uwzglednienia RSS.

Scenariusz Rok 1 Rok 2

Wydatki catkowite [zt]
Scenariusz istniejacy

Scenariusz nowy

Wydatki inkrementalne (sc. istniejgcy vs sc. nowy)
Wydatki na refundacje produktu Ultomiris [zt]
Scenariusz istniejacy 0zt 0zt

Scenariusz nowy

Wydatki inkrementalne (sc. istniejgcy vs sc. nowy)

W przypadku podjecia decyzji o objeciu refundacjg produktu Ultomiris we wskazaniu leczenia NMOSD

AQP4-1gG+, wydatki ptatnika publicznego wzrosng w stosunku do scenariusza istniejgcego, kolejno

o (Rok 1) | I (rok 2). Catkowity koszt refundacii leku Ultomiris oszacowano na
_ W pierwszym oraz _ w drugim roku refundacji.

Wykres 2 graficznie przedstawia wyniki analizy wptywu na budzet w kolejnych dwdch latach.

w leczeniu dorostych pacjentéw z chorobg ze spektrum zapalenia nerwéw wzrokowych
i rdzenia kregowego (NMOSD), z obecnoscig przeciwciat przeciwko akwaporynie 4, w przy-
padku niepowodzenia terapii satralizumabem lub braku mozliwosci jej zastosowania

Ultomiris
(rawulizumab)
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Wykres 8. Zestawienie kosztéw w populacji docelowej (PPP, wariant maksymalny bez RSS).

W kolejnej tabeli przedstawiono wyniki w podziale na poszczegdlne kategorie kosztowe uwzglednione

w analizie.

Tabela 29. Szczegdtowa struktura wydatkéw: wariant maksymalny, PPP, bez uwzglednienia RSS.

Kategoria Scenariusz nowy Scenariusz istniejacy Réznica

Razem
Lek
w tym Ultomiris
Podanie

Koszty diagnostyki, monitorowania i opieki zdro-
wotnej

Koszty leczenia rzutow choroby

Koszty leczenia zdarzen niepozgdanych

Razem
Lek
w tym Ultomiris
Podanie

Koszty diagnostyki, monitorowania i opieki zdro-
wotnej

= =
o o
~ =~
N =

Koszty leczenia rzutéw choroby

w leczeniu dorostych pacjentéw z chorobg ze spektrum zapalenia nerwéw wzrokowych
i rdzenia kregowego (NMOSD), z obecnoscig przeciwciat przeciwko akwaporynie 4, w przy-
padku niepowodzenia terapii satralizumabem lub braku mozliwosci jej zastosowania

Ultomiris
(rawulizumab)
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Kategoria Scenariusz nowy Scenariusz istniejgcy Réznica

Koszty leczenia zdarzen niepozgdanych - . -

Gtowng sktadowg kosztéw ponoszonych w zwigzku z leczeniem NMOSD w scenariuszu nowym stanowig

wydatki na leki biologiczne.

Nalezy podkresli¢, ze wariant bez RSS, rozwazany ze wzgledu na koniecznos¢ spetnienia formalnych wy-
mogdw wynikajgcych z Rozporzadzenia o minimalnych wymaganiach (MZ 24/10/2023), przedstawia je-
dynie teoretyczny poziom refundacji, ktéry nie bedzie miec zastosowania w rzeczywistosci ptatnika pu-

blicznego.

9.4 Analiza wrazliwosci

W ramach deterministycznej analizy wrazliwosci przetestowano wptyw zmian wartosci parametrow wej-
Sciowych oraz kluczowych zatozen analizy wptywu na budzet na otrzymane rezultaty w postaci wydat-
kow catkowitych w poréwnywanych scenariuszach, wydatkéw inkrementalnych, a takze prognozowane;

kwoty refundacji leku Ultomiris. Scenariusze analizy wrazliwosci przedstawia ponizsza tabela.

Tabela 30. Scenariusze deterministycznej analizy wrazliwosci.

. Wartos¢ w analizie Wartos¢ w analizie ..
Nr Wariant . s . Komentarz/Uzasadnienie
podstawowej wrazliwosci

Alternatywna krzywa dla estymacji
liczby pacjentéw leczonych satrali-

zumabem w ramach programu le-
kowego B.138.FM

Ekstrapolacja liniowa po-

oulaci leczonej SAT Ekstrapolacja logarytmiczna Ekstrapolacja liniowa

Odsetek pacjentow z nie-
Il powodzeniem leczenia 15% 10% Zatozenie wtasne
SAT w Roku 1 réwny 10%

Odsetek pacjentow z nie-
1 powodzeniem leczenia 8% 10% Zatozenie wiasne
SAT w Roku 2 réwny 10%

v Wycena punktéw rozlicze- Wzrost wyceny punktéw o W poprzednich latach wyceny
niowych +5% Wycena na podstawie AOT- 5% punktéw rozliczeniowych ulegaty
MIT WT.543.4.2025, AOT- wzrostowi, na podstawie czego
v Wycena punktow rozlicze- MIT 14/06/2025 Wzrost wyceny punktdw o0 nalezy sie spodziewac dalszych
niowych +10% 10% wzrostéw w kolejnych latach

Smiertelno$¢ pacjentéw z

VI NMOSD na podstawie da- Smiertelno$¢ na podstawie Smiertelnoéé na podstawie

Papp 2022

nych dla kohorty duriskie] kohorty Oxfordskiej kohorty dunskiej
VI Nieuwzglednienie korekty Korekta potowy cyklu Brak korekty potowy cyklu Zatozenie wiasne
potowy cyklu P yey yP yey
Ultomiris w leczeniu dorostych pacjentéw z chorobg ze spektrum zapalenia nerwéw wzrokowych

i rdzenia kregowego (NMOSD), z obecnoscig przeciwciat przeciwko akwaporynie 4, w przy-

rawulizumab ) : . . A )
( ) padku niepowodzenia terapii satralizumabem lub braku mozliwosci jej zastosowania
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Nr Wariant

Nieuwzglednienie obnize-
VIl nia uzytecznosci zwigzane
z wiekiem

Wozrost odsetka pacjentéw

poddanych plazmaferezie

po rzucie choroby w EDSS
3+

Obnizenie odsetka pacjen-

tow poddanych plazmafe-

rezie po rzucie choroby w
EDSS 3+

Wozrost odsetka pacjentéw
Xl otrzymujacych leczenie
immunoglobulinami

Obnizenie odsetka pacjen-
XIl - tdéw otrzymujacych lecze-
nie immunoglobulinami

Odsetek pacjentéw otrzy-
XIIl mujgcych leczenie rytuksy-
mabem w ramieniu IST

Ultomiris
(rawulizumab)

Warto$é w analizie

podstawowej

Korekta uzytecznosci na
podstawie GUS 2025 i Ara-

Brazier 2010

EDSS 1: 0%

EDSS 2: 0%

EDSS 3: 20%
EDSS 4: 40%
EDSS 5: 60%
EDSS 6: 80%
EDSS 7: 100%
EDSS 8: 100%
EDSS 9: 100%

EDSS 1: 0%
EDSS 2: 0%
EDSS 3: 5%
EDSS 4: 10%
EDSS 5: 15%
EDSS 6: 20%
EDSS 7: 25%
EDSS 8: 50%
EDSS 9: 75%

0%

Warto$¢ w analizie

wrazliwosci

Brak korekty uzytecznosci

EDSS 1: 0%

EDSS 2: 0%

EDSS 3:30%
EDSS 4: 50%
EDSS 5: 70%
EDSS 6: 90%
EDSS 7: 100%
EDSS 8: 100%
EDSS 9: 100%

EDSS 1: 0%

EDSS 2: 0%

EDSS 3: 10%
EDSS 4: 30%
EDSS 5: 50%
EDSS 6: 70%
EDSS 7: 90%
EDSS 8: 100%
EDSS 9: 100%

EDSS 1: 0%
EDSS 2: 0%
EDSS 3: 10%
EDSS 4: 15%
EDSS 5: 20%
EDSS 6: 25%
EDSS 7: 30%
EDSS 8: 60%
EDSS 9: 75%

EDSS 1: 0%
EDSS 2: 0%
EDSS 3:2,5%
EDSS 4:7,5%
EDSS 5: 10%
EDSS 6: 15%
EDSS 7: 20%
EDSS 8: 40%
EDSS 9: 75%

30%

AESTIMO

Komentarz/Uzasadnienie

Zatozenie wtasne

Ze wzgledu na fakt, ze udziaty pa-
cjentéw poddanych plazmaferezie
zostaty przyjete arbitralnie obar-
czone sg one niepewnoscia, dla-
tego testowano ich zmiennos¢

Ze wzgledu na fakt, ze udziaty pa-
cjentéw otrzymujacych immuno-
globuliny zostaty przyjete arbitral-
nie obarczone sg one niepewno-

scig, dlatego testowano ich zmien-

nosc

Leczenie rytuksymabem zostato
wskazanie w AWA Enspryng 2024
jako wskazane leczenie NMOSD
pierwszego rzutu

w leczeniu dorostych pacjentéw z chorobg ze spektrum zapalenia nerwéw wzrokowych
i rdzenia kregowego (NMOSD), z obecnoscig przeciwciat przeciwko akwaporynie 4, w przy-
padku niepowodzenia terapii satralizumabem lub braku mozliwosci jej zastosowania
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Wyniki analizy wrazliwosci przeprowadzono z perspektywy ptatnika publicznego, kolejno w wariantach:

z uwzglednieniem zaproponowanego przez Wnioskodawce instrumentu dzielenia ryzyka oraz bez jego

uwzglednienia.

9.4.1 Analiza z uwzglednieniem instrumentu dzielenia ryzyka

W ponizszej tabeli zaprezentowano wyniki poszczegdlnych wariantéw analizy wrazliwosci z uwzglednie-

niem proponowanego RSS.

Tabela 31. Wyniki analizy wrazliwosci z uwzglednieniem RSS dla leku Ultomiris.

Nr wariantu

Wydatki inkrementalne ptatnika [zt]

AW: 0 Analiza podstawowa
AW: 1 Ekstrapolacja liniowa populacji leczonej SAT

AW: 2 Odsetek pacjentow z niepowodzeniem leczenia SAT w Roku 1 rowny
10%

AW: 3 Odsetek pacjentow z niepowodzeniem leczenia SAT w Roku 2 rowny
10%

AW: 4 Wycena punktéw rozliczeniowych +5%
AW: 5 Wycena punktéw rozliczeniowych +10%

AW: 6 Smiertelno$¢ pacjentdw z NMOSD na podstawie danych dla kohorty
dunskiej

AW: 7 Nieuwzglednienie korekty potowy cyklu
AW: 8 Nieuwzglednienie obnizenia uzytecznosci zwigzane z wiekiem

AW: 9 Wzrost odsetka pacjentow poddanych plazmaferezie po rzucie choroby
w EDSS 3+

AW: 10 Obnizenie odsetka pacjentéw poddanych plazmaferezie po rzucie cho-
roby w EDSS 3+

AW: 11 Wzrost odsetka pacjentow otrzymujgcych leczenie immunoglobuli-
nami
AW: 12 Obnizenie odsetka pacjentow otrzymujgcych leczenie immunoglobuli-

nami

AW: 13 Odsetek pacjentdw otrzymujgcych leczenie rytuksymabem w ramieniu
IST

Rok 1

Wydatki ptatnika na refundacje produktu Ultomiris [z{]

AW: 0 Analiza podstawowa
AW: 1 Ekstrapolacja liniowa populacji leczonej SAT

AW: 2 Odsetek pacjentdw z niepowodzeniem leczenia SAT w Roku 1 réwny
10%

Ultomiris
(rawulizumab)

Rok 2

w leczeniu dorostych pacjentéw z chorobg ze spektrum zapalenia nerwéw wzrokowych
i rdzenia kregowego (NMOSD), z obecnoscig przeciwciat przeciwko akwaporynie 4, w przy-
padku niepowodzenia terapii satralizumabem lub braku mozliwosci jej zastosowania
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Nr wariantu

AW: 3 Odsetek pacjentow z niepowodzeniem leczenia SAT w Roku 2 rowny
10%

AW: 4 Wycena punktéw rozliczeniowych +5%
AW: 5 Wycena punktéw rozliczeniowych +10%

AW: 6 Smiertelno$¢ pacjentéw z NMOSD na podstawie danych dla kohorty
dunskiej

AW: 7 Nieuwzglednienie korekty potowy cyklu
AW: 8 Nieuwzglednienie obnizenia uzytecznosci zwigzane z wiekiem

AW: 9 Wzrost odsetka pacjentow poddanych plazmaferezie po rzucie choroby
w EDSS 3+

AW: 10 Obnizenie odsetka pacjentéw poddanych plazmaferezie po rzucie cho-
roby w EDSS 3+

AW: 11 Wzrost odsetka pacjentdéw otrzymujgcych leczenie immunoglobuli-
nami

AW: 12 Obnizenie odsetka pacjentow otrzymujgcych leczenie immunoglobuli-
nami

AW: 13 Odsetek pacjentdw otrzymujgcych leczenie rytuksymabem w ramieniu
IST

Wyniki analizy wrazliwosci zobrazowano na wykresie ponize;j.

Rok 1

Wykres 9. Wyniki analizy wrazliwosci — wariant z uwzglednieniem RSS, PPP.

ERok 1 Rok 2
100 000 zt
50000 zt
0z — — -

-50 000 zt
-100 000 zt
-150 000 zt
-200 000 zt

-250 000 zt

AESTIMO

Rok 2

AW:1 AW:2 AW:3 AW:4 AW:5 AW:6 AW:7 AW:8 AW:9 AW:10 AW:11 AW:12 AW: 13

Ultomiris
(rawulizumab)

w leczeniu dorostych pacjentéw z chorobg ze spektrum zapalenia nerwéw wzrokowych
i rdzenia kregowego (NMOSD), z obecnoscig przeciwciat przeciwko akwaporynie 4, w przy-
padku niepowodzenia terapii satralizumabem lub braku mozliwosci jej zastosowania
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Najwieksze zmiany wyniku inkrementalnego otrzymano przy uwzglednieniu podania rytuksymabu w ra-
mieniu komparatora (spadek 0 0,9% w Roku 1 i 0,8% w Roku 2). W pozostatych przypadkach zmiana

wyniku byta marginalna.

9.4.1 Analiza bez uwzglednienia instrumentu dzielenia ryzyka

W ponizszej tabeli zaprezentowano wyniki poszczegélnych wariantéw analizy wrazliwosci bez uwzgled-

nienia proponowanego RSS.

Tabela 32. Wyniki analizy wrazliwosci bez uwzglednienia RSS dla leku Ultomiris.
Nr wariantu Rok 1 Rok 2

Wydatki inkrementalne ptatnika [zt]
AW: 0 Analiza podstawowa
AW: 1 Ekstrapolacja liniowa populacji leczonej SAT

AW: 2 Odsetek pacjentow z niepowodzeniem leczenia SAT w Roku 1 rowny
10%

AW: 3 Odsetek pacjentow z niepowodzeniem leczenia SAT w Roku 2 rowny
10%

AW: 4 Wycena punktéw rozliczeniowych +5%
AW: 5 Wycena punktéw rozliczeniowych +10%

AW: 6 Smiertelno$¢ pacjentdw z NMOSD na podstawie danych dla kohorty
dunskiej

AW: 7 Nieuwzglednienie korekty potowy cyklu
AW: 8 Nieuwzglednienie obnizenia uzytecznosci zwigzane z wiekiem

AW: 9 Wzrost odsetka pacjentow poddanych plazmaferezie po rzucie choroby
w EDSS 3+

AW: 10 Obnizenie odsetka pacjentéw poddanych plazmaferezie po rzucie cho-
roby w EDSS 3+

AW: 11 Wzrost odsetka pacjentow otrzymujgcych leczenie immunoglobuli-
nami
AW: 12 Obnizenie odsetka pacjentow otrzymujgcych leczenie immunoglobuli-

nami

AW: 13 Odsetek pacjentdw otrzymujgcych leczenie rytuksymabem w ramieniu
IST

Wydatki ptatnika na refundacje produktu Ultomiris [z{]
AW: 0 Analiza podstawowa
AW: 1 Ekstrapolacja liniowa populacji leczonej SAT

AW: 2 Odsetek pacjentdw z niepowodzeniem leczenia SAT w Roku 1 réwny
10%

w leczeniu dorostych pacjentéw z chorobg ze spektrum zapalenia nerwéw wzrokowych
i rdzenia kregowego (NMOSD), z obecnoscig przeciwciat przeciwko akwaporynie 4, w przy-
padku niepowodzenia terapii satralizumabem lub braku mozliwosci jej zastosowania

Ultomiris
(rawulizumab)
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Nr wariantu

AW: 3 Odsetek pacjentow z niepowodzeniem leczenia SAT w Roku 2 rowny
10%

AW: 4 Wycena punktéw rozliczeniowych +5%
AW: 5 Wycena punktéw rozliczeniowych +10%

AW: 6 Smiertelno$¢ pacjentéw z NMOSD na podstawie danych dla kohorty
dunskiej

AW: 7 Nieuwzglednienie korekty potowy cyklu
AW: 8 Nieuwzglednienie obnizenia uzytecznosci zwigzane z wiekiem

AW: 9 Wzrost odsetka pacjentow poddanych plazmaferezie po rzucie choroby
w EDSS 3+

AW: 10 Obnizenie odsetka pacjentéw poddanych plazmaferezie po rzucie cho-
roby w EDSS 3+

AW: 11 Wzrost odsetka pacjentdéw otrzymujgcych leczenie immunoglobuli-
nami

AW: 12 Obnizenie odsetka pacjentow otrzymujgcych leczenie immunoglobuli-
nami

AW: 13 Odsetek pacjentdw otrzymujgcych leczenie rytuksymabem w ramieniu
IST

Wyniki analizy wrazliwosci zobrazowano na wykresie ponize;j.

Rok 1

Wykres 10. Wyniki analizy wrazliwosci — wariant bez uwzglednienia RSS, PPP.

ERok 1 Rok 2
100 000 zt
50000 zt
0z — — -

-50 000 zt
-100 000 zt
-150 000 zt
-200 000 zt

-250 000 zt

AESTIMO

Rok 2

AW:1 AW:2 AW:3 AW:4 AW:5 AW:6 AW:7 AW:8 AW:9 AW:10 AW:11 AW:12 AW: 13

Ultomiris
(rawulizumab)

w leczeniu dorostych pacjentéw z chorobg ze spektrum zapalenia nerwéw wzrokowych
i rdzenia kregowego (NMOSD), z obecnoscig przeciwciat przeciwko akwaporynie 4, w przy-
padku niepowodzenia terapii satralizumabem lub braku mozliwosci jej zastosowania
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Analogicznie jak w wariancie z uwzglednieniem RSS, najwieksze zmiany wyniku inkrementalnego otrzy-
mano przy uwzglednieniu podania rytuksymabu w ramieniu komparatora (spadek o 0,5% w Roku 1

i 0,4% w Roku 2). W pozostatych przypadkach zmiana wyniku byta marginalna.

10 Aspekty etyczne i spoteczne

Decyzja dotyczaca finansowania produktu leczniczego Ultomiris ze srodkow publicznych nie oddziatuje
w jakikolwiek sposdéb na prawa pacjenta czy tez prawa cztowieka, nie wigze sie réwniez ze szczegdlnymi
wymogami w stosunku do pacjenta. Podsumowujgc wptyw na aspekty spoteczne i etyczne, a takze or-
ganizacyjne i prawne, nie zidentyfikowano zadnych potencjalnych problemdw zwigzanych z finansowa-

niem ze srodkdw publicznych rozwazanej technologii (Tabela 33).

Tabela 33. Aspekty spoteczne i etyczne zwigzane z decyzjg o refundacji produktu leczniczego Ultomiris.

Kryterium Ocena
czy pewne grupy pacjentdow mogg byc¢ faworyzowane na skutek zatozen przyje- Nie
tych w analizie ekonomicznej
czy niekwestionowany jest réwny dostep do technologii medycznej przy jedna- Nie
kowych potrzebach
czy spodziewana jest duza korzys¢ dla waskiej grupy oséb, czy korzys¢ mata, ale Duza korzysc dla waskiej grupy osob z
powszechna NMOSD
czy technologia stanowi odpowiedz na niezaspokojone dotychczas potrzeby Nie

grup spotecznie uposledzonych

czy technologia stanowi odpowiedz dla oséb o najwiekszych potrzebach zdro-  Tak, dla pacjentéw z NMOSD AQP4-1gG+ z
wotnych, dla ktérych nie ma obecnie dostepnej zadnej metody leczenia niepowodzeniem terapii SAT

czy pozytywna decyzja w odniesieniu do ocenianej technologii moze powodo-

. Nie
wac problemy spoteczne
czy decyzja dotyczaca rozwazanej technologii nie stoi w sprzecznosci z aktualnie Nie
obowigzujgcymi regulacjami prawnymi,
czy decyzja dotyczgca rozwazanej technologii stwarza koniecznos¢ dokonania Nie
zmian w prawie/przepisach;
czy decyzja dotyczaca rozwazanej technologii oddziatuje na prawa pacjenta lub Nie
prawa cztowieka
czy stosowanie technologii naktada koniecznos¢ szczegdlnego informowania pa- Nie
cjenta lub uzyskiwania jego zgody;
czy stosowanie technologii naktada potrzebe zapewnienia pacjentowi poufnosci Nie

postepowania;

czy stosowanie technologii naktada potrzebe uwzgledniania indywidualnych
preferencji, potrzeba czynnego udziatu pacjenta w podejmowaniu decyzji o wy- Nie
borze metody postepowania
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i rdzenia kregowego (NMOSD), z obecnoscig przeciwciat przeciwko akwaporynie 4, w przy-
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11 Dyskusja i ograniczenia

Celem przeprowadzonej analizy byta prognoza wydatkéw podmiotu zobowigzanego do finansowania
Swiadczen ze Srodkéw publicznych w przypadku podjecia przez Ministra Zdrowia decyzji o refundacji
leku Ultomiris (rawulizumab) w leczeniu dorostych pacjentéw z chorobg ze spektrum zapalenia nerwéw
wzrokowych i rdzenia kregowego (NMOSD, z ang. neuromyelitis optica spectrum disorder), z obecnosciag
przeciwciat przeciwko akwaporynie 4 (ang. aguaporin-4, AQP4), w przypadku niepowodzenia terapii sa-

tralizumabem lub braku mozliwosci jej zastosowania.

Obecnie we wnioskowanym wskazaniu chorzy z rozpoznaniem NMOSD AQP4-lgG+, po niepowodzeniu
terapii SAT lub niekwalifikujgcy sie do tego leczenia mogg otrzymacd wytacznie klasyczne leczenie immu-
nosupresyjne. W analizie podstawowej zatozono, ze w przypadku wydania pozytywnej decyzji o refun-
dacji produktu leczniczego Ultomiris wnioskowana interwencja bedzie stopniowo zastepowac schematy
aktualnie refundowane w ramach Polskiego systemu zdrowia. Przetozy sie to na - wydatkéw ptat-
nika o _ w okresie obowigzywania pierwszej decyzji refundacyjnej. Inkrementalne wydatki NFZ
w wariantach skrajnych, minimalnym i maksymalnym, sg odpowiednio o - nizsze i - wyzsze

w horyzoncie dwuletnim w stosunku do oszacowania podstawowego.

Gtownymi aspektami analizy wptywu na budzet sg oszacowanie liczebnosci populacji docelowej
oraz prognoza wydatkéw ponoszonych przez ptatnika na leczenie pacjentdw z rozwazanej populacji do-
celowej w sytuacji braku dostepnosci wnioskowanej technologii (scenariusz istniejgcy) oraz po wprowa-

dzeniu wnioskowanego programu lekowego z udziatem tezepelumabu (scenariusz nowy).

Liczebnos¢ populacji docelowej oszacowano na podstawie historycznych danych Narodowego Funduszu

Zdrowia oraz danych od Wnioskodawcy.

Oszacowanie ilosci zuzytych w trakcie leczenia zasobdw (lekow, Swiadczen opieki zdrowotnej) oraz kosz-
téw ponoszonych przez ptatnika oparto na wartosciach wyznaczonych w ramach réwnolegle przepro-
wadzonej analizy ekonomicznej (AE Ultomiris 2026), co zapewnia spéjnos¢ miedzy obliczeniami prze-
prowadzonymi w ramach analizy ekonomicznej oraz analizy wptywu na budzet. Analiza uwzgledniata
koszty nabycia lekdw, a takze diagnostyki, monitorowania i podania lekdw w ramach programu leko-

wego, koszty rzutéw choroby.

Najwazniejsze ograniczenia analizy wymieniono w ponizszych punktach:
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Liczba pacjentéw niekwalifikujacych sie do leczenia SAT

Zgodnie z proponowanymi zapisami programu lekowego, terapia rawulizumabem bedzie stosowana
u pacjentow niekwalifikujgcych sie do leczenia satralizumabem. Aktualnie satralizumab stanowi jedyne
leczenie biologiczne NMOSD refundowane w ramach programu lekowego. Ze wzgledu na brak danych
umozliwiajgcych okreslenie ilu pacjentdw nie zostanie zakwalifikowanych do terapii SAT w analizie przy-
jeto zatozenia dotyczace liczebnosci pacjentdéw w oparciu o dane od Wnioskodawcy. Jako ze przyjete
zatozenie jest wartoscig arbitralng obarczona jest pewng niepewnoscig estymacji. Jednoczes$nie nalezy

zaznaczy¢, ze liczba nowych pacjentéw byta testowana w ramach obliczen dla wariantéw skrajnych.

Oszacowanie kosztdw w analizie wptywu na budzet

Koszty ponoszone w ramach analizy wptywu na budzet ptatnika publicznego zostaty okreslone na pod-
stawie réwnolegle przeprowadzonej analizy ekonomicznej dla produktu leczniczego Ultomiris we wnio-
skowanym wskazaniu. W zwigzku z tym wszelkie ograniczenia modelu ekonomicznego stanowig jedno-
cze$nie ograniczenia analizy wptywu na budzet ptatnika publicznego. Jednakze analiza ekonomiczna zo-
stata przeprowadzona w sposéb rzetelny, z uwzglednieniem najwazniejszych kategorii kosztowych zwig-
zanych z leczeniem syndromu zapalenia nerwéw wzrokowych i rdzenia kregowego, dzieki czemu koszty
obliczone w analizie wptywu na budzet zawierajg koszty zwigzane z leczeniem pacjentéw z NMOSD

w Polskim systemie zdrowia.

12 Whnioski koncowe

Analiza wptywu na budzet wskazuje, ze decyzja o objeciu refundacjg produktu leczniczego Ultomiris
(rawulizumab) w leczeniu dorostych pacjentéw z chorobg ze spektrum zapalenia nerwow wzrokowych
i rdzenia kregowego, z obecnoscig przeciwciat przeciwko akwaporynie 4, w przypadku niepowodzenia
terapii satralizumabem lub braku mozliwosci jej zastosowania wigzataby sie ze ||| Gz vydatkow
pfatnika publicznego (o ok. _ rocznie) w ramach programu leczenia NMOSD, przy dodatko-
wym efekcie zdrowotnym uzyskiwanym w populacji docelowej, wynikajgcym z wyzszej skutecznosci te-

zepelumabu wzgledem aktualnie refundowanych komparatorow (AKL Ultomiris 2026).

Nie zidentyfikowano problemoéw natury etycznej i spotecznej, zwigzanych z finansowaniem ze srodkéw
publicznych rozwazanej technologii. Refundacja z budzetu ptatnika wnioskowanej technologii nie bedzie

naktadata dodatkowych wymogdw zwigzanych z organizacjg udzielania $wiadczen zdrowotnych.

w leczeniu dorostych pacjentéw z chorobg ze spektrum zapalenia nerwéw wzrokowych
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Spektrum zapalenia nerwdéw wzrokowych i rdzenia kregowego jest chorobg rzadka, ktora dotyczy 1-2
na 100 tys. oséb. Przebieg choroby charakteryzuje sie wystgpieniem nawrotow, w wyniku ktdrych moze
dojs¢ do trwatej niepetnosprawnosci chorego. Rawulizumab jest przeciwciatem monoklonalnym
lgG2/4K, ktére w sposdb swoisty wigze sie z biatkiem C5 dopetniacza, hamujgc w ten sposéb jego rozktad
na sktadniki C5a (prozapalna anafilatoksyna) i C5b (podjednostka inicjujgca powstanie kompleksu ata-
kujacego btone [ang. membrane attack complex, MAC lub C5b-9]) i zapobiegajgc wytwarzaniu C5b-9.
Rawulizumab nie wptywa na wczesniejsze etapy aktywacji dopetniacza, ktére majg zasadnicze znaczenie
dla opsonizacji drobnoustrojow i usuwania komplekséw immunologicznych (ChPL Ultomiris 2026).
Umozliwia to efektywne dziatanie leku. Proponowane kryteria kwalifikacji do leczenia RAV w ramach
programu lekowego pozwalajg na wtgczenie pacjentdéw z niepowodzeniem terapii satralizumabem oraz
niekwalifikujgcych sie do takiego leczenia. Oznacza to, ze w przypadku wydania pozytywnej decyzji o roz-
poczeciu leczeniu rawulizumabem pacjenci NMOSD AQP4-1gG+ uzyskajg dostep do dedykowanego le-

czenia biologicznego na etapie dalszych linii leczenia.
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