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Yorvipath® (palopegteryparatyd) jako terapia zastepcza parathormonem wskazana do leczenia dorostych

pacjentéw z niedoczynnoscig przytarczyc, u ktorych kontrola choroby za pomocq terapii konwencjonalnej jest

niewystarczajgca. Analiza wpltywu na system ochrony zdrowia.

INDEKS AKRONIMOW WYKORZYSTYWANYCH W OPRACOWANIU

Akronim / skrot

Interpretacja (peina nazwa)

AOTMIT Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji
BIA ang. Budget Impact Analysis;
Analiza wplywu na budzet
ChPL Charakterystyka Produktu Leczniczego
CI ang. Confidence Interval;
Przedziat ufnosci
CPRD ang. Clinical Practice Research Datalink;
Baza danych z praktyki klinicznej w UK
ang. Deterministic Sensitivity Analysis;
DSA Deterministyczna analiza wrazliwosci (tu: jedno- i wielokierunkowa analiza wrazliwosci i
analiza scenariuszowa)
EMA ang. Furopean Medicines Agency
Europejska Agencja Lekow
ang. Hypoparathyroidisn,
el Niedoczynnos¢ przytarczyc
LCI ang. Lower Confidence Interval;
Dolna granica przedziatu ufnosci
NFZ Narodowy Fundusz Zdrowia
Perspektywa ptatnika | Perspektywa platnika publicznego, tj. podmiotu zobowigzanego do finansowania $wiadczen
publicznego medycznych ze srodkéw publicznych (Narodowego Funduszu Zdrowia i Ministra Zdrowia)
- Perspektywa platnika publicznego i Swiadczeniobiorcy (perspektywa platnika za swiadczenia
Perspektywa wspélna medycne)
PICO ang. Population, Intervention, Comparison, Outcome;
Populacja, interwencja, poréwnanie, wynik
PTH ang. Parathyroid hormone;
Parathormon
RSS ang. Risk Sharing Schame;
Porozumienie podziatu ryzyka
ucI ang. Upper Confidence Interval;

Gorna granica przedziatu ufnosci




Streszczenie

STRESZCZENIE

CEL ANALIZY

Celem analizy byta ocena wplywu na system ochrony zdrowia podjecia decyzji o finansowaniu ze $rodkéw publicznych stosowania
produktu leczniczego Yorvipath® (palopegteryparatyd) w leczeniu dorostych pacjentéw z niedoczynnoscig przytarczyc, u ktérych
kontrola choroby za pomoca terapii konwencjonalnej jest niewystarczajaca, w ramach programu lekowego.

METODY PRZEPROWADZENIA ANALIZY

Zgodnie z wymogami Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji (AOTMIT) sprecyzowano kontekst niniejszego etapu
oceny technologii medycznych. Schemat PICO (ang. Population, Intervention, Comparison, Outcome; populacja, interwencja,
poréwnanie, wynik [osobno: efekt zdrowotny okreslony na podstawie badan klinicznych i punkt koricowy analizy wplywu na
budzet]) [1] niniejszej analizy przedstawia sie nastepujaco:

e  populacje stanowili dorosli pacjenci z niedoczynnoscia przytarczyc (ang. Hypoparathyroidism, HypoPT), u ktérych kontrola
choroby za pomocgq terapii konwencjonalnej jest niewystarczajaca, zgodnie z zarejestrowanym wskazaniem do stosowania
wnioskowanej technologii [57] oraz ksztattem proponowanego programu lekowego [37];

e wnioskowang technologie stanowito stosowanie produktu leczniczego Yorvipath® (palopegteryparatyd, 2 peny w
opakowaniu) w dawce zgodnej z Charakterystykq produktu leczniczego [57], dodawanej do terapii konwencjonalnej (I);

e wnioskowang technologie poréwnano z brakiem leczenia przyczynowego (brakiem hormonalnej terapii zastepczej)
uwzgledniajgcym stosowanie samej terapii konwencjonalnej polegajacej na podawaniu weglanu wapnia i aktywnej
pochodnej witaminy D (C);

e  opierajac sie na wynikach Analizy klinicznej [41] w opracowaniu uwzgledniono réznice miedzy wnioskowang technologig a
komparatorem w zakresie: prawdopodobienstwa odpowiedzi na leczenie, ryzyka wystepowania zdarzen niepozgdanych
(hipokalcemii i hiperkalcemii) oraz zwiazanej z odpowiedziq na leczenie poprawa kliniczng stanu chorego obejmujaca:
zmniejszenie ryzyka wystepowania powikfan przewleklej nadczynnosci przytarczyc, zmniejszenie ryzyka zgonu, poprawe
jakosci zycia oraz zmniejszenie zuzycia zasobow opieki zdrowotnej i leczenia konwencjonalnego. W niniejszej analizie
uwzgledniono jedynie konsekwencje kosztowe réznicy w efektywnosci klinicznej poréwnywanych interwencji okreslone na
podstawie wynikéw modelu Analizy ekonomicznej [96] (0);

e wyniki niniejszej analizy wplywu na budzet zaprezentowano w ujeciu wszystkich pacjentéw w stanie klinicznym wskazanym
we whniosku pod postacia: liczebnosci populacji pacjentéw, o ktérej mowa w §6 ust. 1 i 2 Rozporzadzenia [3], aktualnych
wydatkdw na leczenie pacjentow z analizowanej populacji oraz prognozowanych wydatkdw na 2 lata realizacji

proponowanego programu lekowego, zgodnie z zapisami Rozporzadzenia Ministra Zdrowia [3] (por. rozdziat 2.4.).

W ramach analizy poréwnano nakfady finansowe z perspektywy platnika publicznego (podmiotu zobowigzanego do finansowania
swiadczen medycznych) ponoszone w ramach opieki nad pacjentami z analizowanej populacji w przypadku braku dziatan majacych
na celu rozszerzenie dostepu do wnioskowanej technologii (,status quo”, ,scenariusz istniejacy”; brak finansowania
palopegteryparatydu ze srodkéw publicznych w ramach proponowanego programu lekowego) oraz wysokos¢ tych nakladow w
sytuacji finansowania wnioskowanej technologii ze srodkéw publicznych (,nowy scenariusz” zakladajacy realizacje programu
lekowego dla wnioskowanej technologii; por. rozdziat 2.4.).

Whioskowana technologia nie jest finansowana ze srodkéw publicznych [37]. Przy braku refundowanej alternatywy pacjenci w
chwili obecnej stosujq przede wszystkim samo leczenie konwencjonalne (doustny weglan wapnia + aktywng pochodng witaminy

D: alfacalcidol lub kalcytriol), ktére nie zapewnia peinej kontroli choroby. Tym samym w ramach scenariusza istniejgcego
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uwzgledniono kontynuacje leczenia konwencjonalnego, ktére w badanej populacji chorych nie zapewnia petnej kontroli choroby
(stanowi suboptymalne leczenie).

Analize przeprowadzono w dwdch wariantach:

e wariant bez RSS, uwzgledniajacy cene wnioskowanej technologii sugerowang do wykazu refundowanych lekéw, Srodkow

spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych oraz

 warinez s, I

W opracowaniu zatozono refundacje wnioskowanej technologii w ramach nowej grupy limitowej ze wzgledu na brak odpowiednika
refundowanego w analizowanym wskazaniu, brak refundowanej opcji terapeutycznej w Polsce oraz udowodniong przewage
kliniczng palopegteryparatydu nad leczeniem konwencjonalnym dostepnym w Polsce (na podstawie wynikéw badania PaTHway
[71]). Na tej podstawie uznano, ze refundacja w osobnej grupie limitowej jest zgodna z zapisami art. 15 ust. 2 i 3 ustawy o
refundacji [30].

Zgodnie z art. 14 ustawy o refundacji [30] zatozono, ze wnioskowana technologia bedzie wydawana pacjentowi bezpfatnie jako

lek stosowany w programie lekowym.

W opracowaniu uwzgledniono koszt wnioskowanej technologii skalkulowany przy uwzglednieniu proponowanych cen zbytu netto
oraz zapisow ustawy o refundacji [30].

Koszt pozostatych produktéw leczniczych okreslono na podstawie $rednich cen lekéw nierefundowanych (weglan wapnia,
alfacalcidol) [38]. Koszt powikian HypoPT okreslono na podstawie dostepnych zrddet danych dotyczacych kosztu w warunkach
polskich — uwzgledniono zaréwno wyniki badan kosztdw choroby, zatozenia opublikowanych analiz ekonomicznych jak i rowniez
algorytm przypisania kosztu $wiadczenia medycznego na podstawie zakresu wykonanych $wiadczen opieki medycznej (np.

przypisanie kosztu JGP dla wykonania zabiegu w danej grupie chorych).

Analize wptywu na budzet przeprowadzono w horyzoncie czasowym 2 lat majac na uwadze: moment wystapienia stabilizacji liczby
pacjentdw leczonych wnioskowang technologia w przypadku jej refundacji (po 1. roku refundacji liczba pacjentdw w
proponowanym programie lekowym nie zmienia si¢ co cykl o wiecej niz +5%) oraz 2-letni okres obowigzywania decyzji

refundacyjnej dla wnioskowanej technologii [30].

W ramach analizy wptywu na budzet uwzgledniono trzy warianty oceny liczebnosci populacji docelowej: wariant ,najbardziej
prawdopodobny”, wariant ,minimalny” i wariant ,maksymalny”. Przy ocenie skrajnych wariantdw uwzgledniono zakres
niepewnosci parametrow wptywajacych na liczebno$¢ populacji docelowej zaréwno w ramach scenariusza istniejgcego, jak i

scenariusza nowego.

Przeprowadzono wielokierunkowag ocene liczebnosci populacji pacjentow w stanie klinicznym wskazanym we wniosku

refundacyjnym. Przy ocenie liczebnosci populacji docelowej uwzgledniono:

e oszacowania analitykow AOTMIT [52] w zakresie liczby pacjentow kwalifikujgcych sie do stosowania palopegteryparatydu
w warunkach polskich (chorobowos¢: 75 chorych, zakres: od 50 do 100 chorych; zapadalno$é: 8 chorych, zakres: od 5 do
10 chorych). W obliczeniach uwzgledniono zaréwno wskazniki epidemiologiczne choroby jak i niepublikowane dane
uzyskane od NFZ [52];
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Konserwatywnie, w analizie podstawowej liczebnos¢ populacji chorych wigczanych do programu lekowego w 2. roku refundacji

oresono i pocswe

Analize wplywu na budzet przeprowadzono z uwzglednieniem wynikéw przegladu systematycznego badan klinicznych [41].

Na podstawie wynikéw Analizy klinicznej [41] w opracowaniu uwzgledniono réznice w skutecznosci klinicznej poréwnywanych
interwencji.
W ramach niniejszej analizy wptywu na budzet przy ocenie wydatkow z budzetu ptatnika publicznego wykorzystano zatozenia,

wartosci parametréow wejsciowych i wyniki modelu decyzyjnego szczegétowo opisanego na etapie Analizy ekonomicznej [96].

Przeprowadzona analiza wplywu na system ochrony zdrowia decyzji dotyczacej finansowania wnioskowanej technologii ze
srodkéw publicznych jest zgodna z Wytycznymi AOTMIT dla przeprowadzania ocen technologii lekowych [1] oraz spelnia

minimalne wymagania Ministra Zdrowia przedstawione w rozporzadzeniu [3].

Wyniki przeprowadzonej analizy wptywu na budzet wskazuja, Ze podjecie pozytywnej decyzji dotyczacej finansowania ze srodkéw
publicznych stosowania produktu leczniczego Yorvipath® (palopegteryparatyd) w leczeniu dorostych pacjentéw z niedoczynnosciq
przytarczyc, u ktorych kontrola choroby za pomocg terapii konwencjonalnej jest niewystarczajgca, w ramach programu lekowego
bedzie zwigzane ze wzrostem wydatkéw z budzetu platnika publicznego przeznaczonych na finansowanie $wiadczen medycznych
wéréd pacjentéw z analizowanej populacji. Dodatkowe naklady finansowe zwigzane z podjeciem refundacji wnioskowanej
technologii wynikajg z naptywu dodatkowych pacjentow do refundacji (tj. objeciem refundacjg leczenia pacjentow, ktorzy

aktualnie stosujg nierefundowane i niewystarczajace do uzyskania kontroli choroby leczenie konwencjonalne).

Wyniki analizy wplywu na budzet swiadcza, Ze finansowanie wnioskowanej technologii ze $rodkéw publicznych bedzie zwigzane
z inkrementalng zmiang catkowitych wydatkéw platnika publicznego na sSwiadczenia medyczne gwarantowane pacjentom
z analizowanej populacji, wynoszaca:

e  w wariancie bez RSS:

o 18517 167 o
- w 1. roku;

o 4t oo 116 o
-w 2. roku;

. w wariancie z RSS:

o

- w 1. roku;
- w 2. roku.

Wyniki przeprowadzonej analizy wrazliwosci potwierdzity przedstawione wnioski i zalozenia niniejszej analizy.

o]
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Pozostate zatozenia modelowania oraz zakres niepewnosci parametrow wykorzystywanych w modelowaniu na etapie Analizy

ekonomicznej [96] nie mialy wplywu na wyniki (zmiana w zakresie nieprzekraczajqcym-

Produkt leczniczy Yorvipath® (palopegteryparatyd) jest pierwsza i jedyng terapig zarejestrowang bezposrednio w leczeniu
dorostych pacjentow z niedoczynnoscig przytarczyc, u ktdrych kontrola choroby za pomoca terapii konwencjonalnej jest
niewystarczajaca. Dostepne dowody naukowe potwierdzajq skutecznosc¢ i akceptowalny profil bezpieczenstwa stosowania
palopegteryparatydu w tym wskazaniu [41].

Whioskowana technologia ma status leku sierocego w leczeniu pacjentéw z niedoczynnosciag przytarczyc.

Analiza ekonomiczna [96] wykazata, Ze stosowanie leku Yorvipath® bedzie zwigzane z inkrementalnym wspétczynnikiem kosztow-
uzytecznosci przekraczajgcym przyjety prob optacalnosci (244 821 PLN za dodatkowy rok zycia skorygowany o jakosc), co jest
zjawiskiem czesto obserwowanym w przypadku lekéw sierocych stosowanych w chorobach rzadkich.

Co wiecej, Plan dla Choréb Rzadkich wprowadzony przez Rade Ministrow (Uchwata nr 110 Rady Ministrow z dnia 24 sierpnia 2021
r. M.P. 2021 poz. 883) zaktada modyfikacje oceny ekonomicznej lekdw sierocych polegajaca m.in. na wprowadzeniu odmiennego,

wyzszego progu opfacalnosci dla takich technologii medycznych.

Udostepnienie pacjentom z analizowanej populacji jedynej opcji terapeutycznej z potwierdzong skutecznoscig (wnioskowana
technologia) bedzie stanowi¢ odpowiedZ? na niezaspokojone dotychczas potrzeby dorostych pacjentéw z niedoczynnoscig

przytarczyc, u ktorych kontrola choroby za pomoca terapii konwencjonalnej jest niewystarczajaca.

Zgodnie z wynikami niniejszej analizy ustalono, ze wszystkie korzysci kliniczne stosowania palopegteryparatydu wymagac beda
dodatkowych naktaddéw finansowych NFZ. Niemniej jednak, wzrost catkowitych wydatkéw z budzetu ptatnika publicznego bedzie
niewspotmierny do osigganych wynikéw zdrowotnych. Od 2. roku refundacji wzrost wydatkéw z budzetu ptatnika publicznego
wynosit bedzie érednio okoio_ rocznie (wariant z RSS).

Przedstawiona kwota dodatkowych naktadéw finansowych platnika publicznego w wariancie z RSS _) stanowi-
catkowitego rocznego budzetu na refundacje w 2026 roku i - niewykorzystanych $rodkéw finansowych z budzetu
przeznaczonego na refundacje lekéw w 2026 roku (obliczono na podstawie stopnia wykonania budzetu w okresie styczen — maja
2026 roku zgodnie z komunikatem DEF NFZ opublikowanym 01.07.2026 roku).

Refundacja wnioskowanej interwencji umozliwi dostep pacjentom i lekarzom w Polsce do skutecznej, fatwo dostepnej i dogodnej

w stosowaniu terapii niekontrolowanej niedoczynnosci przytarczyc.




2. Metody przeprowadzenia analizy wptywu na budzet

1.

CEL ANALIZY WPLYWU NA SYSTEM OCHRONY ZDROWIA

Celem analizy byta ocena wpltywu na system ochrony zdrowia podjecia decyzji o finansowaniu ze

$rodkow publicznych stosowania produktu leczniczego Yorvipath® (palopegteryparatyd) w leczeniu

dorostych pacjentdow z niedoczynnoscig przytarczyc, u ktérych kontrola choroby za pomoca terapii

konwencjonalnej jest niewystarczajgca, w ramach programu lekowego.

2,

METODY PRZEPROWADZENIA ANALIZY WPLYWU NA BUDZET

Zgodnie z wymogami Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji (AOTMIT) sprecyzowano

kontekst niniejszego etapu oceny technologii medycznych. Schemat PICO (ang. Population, Intervention,

Comparison, Outcome; populacja, interwencja, porownanie, wynik — osobno: efekt zdrowotny okreslony

na podstawie badan klinicznych i punkt koncowy analizy wptywu na budzet) [1] niniejszej analizy

przedstawia sie nastepujgco:

populacje stanowili dorosli pacjenci z niedoczynnoscig przytarczyc (ang. Hypoparathyroidism;
HypoPT), u ktdrych kontrola choroby za pomocg terapii konwencjonalnej jest niewystarczajaca,
zgodnie z zarejestrowanym wskazaniem do stosowania wnioskowanej technologii [57] oraz
ksztattem proponowanego programu lekowego [37];

wnioskowang technologie  stanowito  stosowanie  produktu leczniczego  Yorvipath®
(palopegteryparatyd, 2 peny w opakowaniu) w dawce zgodnej z Charakterystykg produktu
leczniczego [57], dodawanej do terapii konwencjonalnej (I);

wnioskowang technologie poréwnano z brakiem leczenia przyczynowego (brakiem hormonalnej
terapii zastepczej) uwzgledniajgcym stosowanie samej terapii konwencjonalnej polegajacej na
podawaniu weglanu wapnia i aktywnej pochodnej witaminy D (C);

opierajac sie na wynikach Analizy klinicznej [41] w opracowaniu uwzgledniono réznice miedzy
wnioskowang technologia a komparatorem w zakresie: prawdopodobienstwa odpowiedzi na
leczenie, ryzyka wystepowania zdarzen niepozgdanych (hipokalcemii i hiperkalcemii) oraz zwigzanej
z odpowiedzig na leczenie poprawg kliniczng stanu chorego obejmujacg: zmniejszenie ryzyka
wystepowania powiktan przewlektej nadczynnosci przytarczyc, zmniejszenie ryzyka zgonu,
poprawe jakosci zycia oraz zmniejszenie zuzycia zasobow opieki zdrowotnej i leczenia
konwencjonalnego. W niniejszej analizie uwzgledniono jedynie konsekwencje kosztowe rdznicy w
efektywnosci klinicznej poréwnywanych interwencji okre$lone na podstawie wynikow modelu
Analizy ekonomicznej [96] (0O);

wyniki niniejszej analizy wptywu na budzet zaprezentowano w ujeciu wszystkich pacjentéw w stanie

klinicznym wskazanym we wniosku pod postacia: liczebnosci populacji pacjentéw, o ktorej mowa
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w 86 ust. 1 i 2 Rozporzadzenia [3], aktualnych wydatkdw na leczenie pacjentdéw z analizowanej
populacji oraz prognozowanych wydatkéw na 2 lata realizacji proponowanego programu lekowego,

zgodnie z zapisami Rozporzadzenia Ministra Zdrowia [3] (por. rozdziat 2.4.).

W ramach analizy poréwnano nakfady finansowe z perspektywy pfatnika publicznego (podmiotu
zobowigzanego do finansowania $wiadczen medycznych) ponoszone w ramach opieki nad pacjentami z
analizowanej populacji w przypadku braku dziatan majgcych na celu rozszerzenie dostepu do
whnioskowanej technologii (,,status guo’, ,,scenariusz istniejgcy”; brak finansowania palopegteryparatydu
ze $rodkéw publicznych w ramach proponowanego programu lekowego) oraz wysoko$¢ tych naktadow
w sytuacji finansowania wnioskowanej technologii ze $rodkéw publicznych (,nowy scenariusz”

zaktadajacy realizacje programu lekowego dla wnioskowanej technologii; por. rozdziat 2.4.).

Analize przeprowadzono w dwoch wariantach:

e wariant bez RSS, uwzgledniajacy sugerowang do Wykazu cene wnioskowanej technologii oraz

+ warant 2 rss, I

W ramach analizy wptywu na budzet uwzgledniono trzy warianty oceny zakresu wptywu refundacji
ocenianego produktu na budzet pfatnika publicznego i liczebnosci populacji docelowej: wariant
najbardziej prawdopodobny, wariant minimalny i wariant maksymalny. Przy ocenie skrajnych wariantow
uwzgledniono zakres niepewno$ci parametrow wptywajgcych na liczebno$¢ populacji docelowej i
sumaryczne zuzycie zasobéw medycznych zaréwno w ramach scenariusza istniejgcego, jak i scenariusza

nowego.

Analize wptywu na budzet przeprowadzono z uwzglednieniem wynikdéw przegladu systematycznego
medycznych baz danych przygotowanego przez Centrum HTA Sp. z 0.0. [41].

Przy ocenie wydatkdw z budzetu ptatnika publicznego, w ramach niniejszej analizy wptywu na budzet,
wykorzystano wartosci parametrow, zatozenia i wyniki modelu decyzyjnego, szczegétowo opisanego na

etapie Analizy ekonomicznej [96].

W niniejszej analizie wykorzystano ogolnie akceptowalne metody biostatystyczne i epidemiologiczne [1]-
[29], [35].

Przeprowadzona analiza wptywu na system ochrony zdrowia decyzji dotyczacej finansowania
wnioskowanej technologii ze S$rodkéw publicznych jest zgodna z Wytycznymi AOTMIT dla
przeprowadzania ocen technologii lekowych [1] oraz spetnia minimalne wymagania Ministra Zdrowia

przedstawione w rozporzadzeniu [3].
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2.1. OCENIANA TECHNOLOGIA I SPOSOB JEJ FINANSOWANIA

ER-KIM Pharmaceuticals Poland wnioskuje o objecie refundacjg produktu leczniczego Yorvipath®
(palopegteryparatyd) w ramach czesci B Wykazu refundowanych lekow, Srodkow spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych (,Leki dostepne w ramach
programu lekowego”) umozliwiajgc jego stosowanie w leczeniu dorostych pacjentdw z niedoczynnoscig

przytarczyc, u ktérych kontrola choroby za pomoca terapii konwencjonalnej jest niewystarczajgca [40].

Whioskowana technologia zarejestrowana jest wytgcznie do stosowania we wnioskowanym wskazaniu

[57] i nie jest obecnie finansowana ze $rodkéw publicznych w Polsce [37].

Zgodnie z art. 15 ust. 2 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekdw, Srodkéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych [30] do wspdlnej grupy limitowej
kwalifikuje sie lek posiadajacy te sama nazwe miedzynarodowq i zblizony mechanizm dziatania, przy
zastosowaniu nastepujgcych kryteriow: tych samych wskazan lub przeznaczen, w ktorych sa
refundowane, podobnej skutecznosci.

Zapisy art. 15 ust. 2 i 3 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych odnoszg sie do pordwnania nazwy
miedzynarodowej, mechanizmu dziatania, drogi podawania, postaci farmaceutycznej i zbieznosci
wskazan pomiedzy wnioskowang technologig a technologig obecng w danej grupie, do ktdrej rozwazane

jest wpisanie wnioskowanej technologii.

W opracowaniu zatozono refundacje wnioskowanej technologii w ramach nowej grupy limitowej ze
wzgledu na brak odpowiednika refundowanego w analizowanym wskazaniu, brak refundowanej opdcji
terapeutycznej w Polsce oraz udowodniong przewage kliniczng produktu leczniczego Yorvipath®
(palopegteryparatydu) nad interwencjami dostepnymi w Polsce (samym leczeniem konwencjonalnym —
badanie PaTHway [71]). Na tej podstawie uznano, ze refundacja w osobnej grupie limitowej jest zgodna

z zapisami art. 15 ust. 2 i 3 ustawy o refundacji [30].

Zgodnie z art. 14 ustawy o refundacji [30] zatozono, ze wnioskowana technologia bedzie wydawana
pacjentowi bezpfatnie jako lek stosowany w programie lekowym.
Whnioskowana technologia ma status leku sierocego w leczeniu dorostych pacjentdéw z niedoczynnoscia

przytarczyc, u ktérych kontrola choroby za pomoca terapii konwencjonalnej jest niewystarczajaca.
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Zgodnie ze specyfikacjg wnioskowanego produktu leczniczego [57] oraz sposobem rozliczania substancji

czynnej w ramach programow lekowych w analizie uwzgledniono rozliczanie z NFZ petnych opakowan
leku. Przyjeto, ze NFZ bedzie finansowat ze srodkow publicznych kazde wydane opakowanie

wnioskowanej technologii.

Podstawowe informacje na temat wnioskowanej technologii i proponowanego sposobu jej finansowania

ze srodkow publicznych przedstawiono w tabeli ponizej.

Tabela 1. Oceniana technologia i sugerowany sposob jej finansowania.

Aspekt Wartosc
Whnioskowana technologia
Nazwa handlowa Yorvipath®
Substancja czynna Palopegteriparatidum
Kod ATC HOS5AAO5 [33]

Data pozwolenia

E et Py 17 listopada 2023 (EU/1/23/1766)

Postac farmaceutyczna Roztwdr do wstrzykiwan we wstrzykiwaczu
2 wstrzykiwacze pétautomatyczne (peny) z mozliwoscig podawania 3 predefiniowanych
dawek:
Zawartosc opakowania e 6pug,9ugil2pg, lub

e 15ug, 18 ugi 21 pg, lub
e 24 ug, 27 ugi 30 pg.

DDD / PDD Brak [33]
Kategoria doste_pnos’ci leku Rpz
Sugerowany sposob finansowania
Kategoria dostepnosci Lek, srodek spozywczy specjalnego przeznaczenia zywieniowego stosowany w ramach
refundacyjnej programu lekowego (art. 6 ust 1 pkt 2 ustawy [30])
Grupa limitowa Nowa grupa limitowa
Poziom odplatnosci Bezplatny (art. 14 ustawy [30])

swiadczeniobiorcy

Proponowane ceny zbytu
netto I
Proponowany RSS I

PDD, ang. Prescibed Daily Dosis — najczesciej stosowana dawka dobowa [30]

Dawkowanie wnioskowane]j technologii okreslono na podstawie: wynikow badania PaTHway oraz

zarejestrowanego schematu dawkowania [57].




Cei
2.1. Oceniana technologia i sposdb jej finansowania H’%

Kazdy wstrzykiwacz mozna stosowac przez maksymalnie 14 dni, wejsciowa dawka na podstawie to 18

ug, z mozliwoscig zmiany o 3 pg na tydzien i dozwolong dawka na podanie zakresie od 6 do 60 pg [57].

Przedstawione informacje wskakuja, ze dawki >36 pg wymagaja stosowania dwoch wstrzykiwaczy

jednoczesnie.

Majac powyzsze na uwadze w analizie uwzgledniono wykorzystanie kazdego wstrzykiwacza przez okres
14 dni (maksymalny okres, z potencjalnym uwzglednieniem kosztu niewykorzystanej czesci
wstrzykiwacza przy stosowaniu dawki nizszej niz maksymalnej predefiniowanej dla danego
wstrzykiwacza), uwzgledniono stosowanie leku przez - okresu leczenia (wg danych z badania
PaTHway) z odsetkiem pacjentow stosujacych podwojne wstrzykiwania na dobe okreslona na podstawie

danych z badania PaTHway.

W badaniu PaTHway odsetek pacjentow stosujgcych podwdjne wstrzykiwania na dobe (2 wstrzykiwacze
jednoczesnie) rést w miare wzrostu okresu leczenia, od okoto 2% w 26. tygodniu leczenia do 21% w
156. tygodniu leczenia, zgodnie ze wskazaniami pacjentow (w badaniu lekarz nie zbierat danych na
temat dawki leku; dostepne dane pochodza wytacznie od pacjentow)

W analizie podstawowej przyjeto jednakze, ze po 26 tygodniu leczenia (okoto pot roku) pacjent wigczony
do proponowanego programu lekowego bedzie miat juz ustalong dawke. Zatozenie to wynika z faktu, iz
dane z badania eksperymentalnego moga nie odzwierciedlac rzeczywistej praktyki uwzgledniajacej
zmodyfikowane (na podstawie wynikow badania) wytyczne dla pacjenta w zakresie stosowania leku i
wynikajagce z wiekszego doswiadczenia srodowiska lekarskiego zwigzanego z wykorzystaniem
wnioskowanej technologii.

Pozostate dane uwzgledniono w analizie wrazliwosci. Struktura modelu umozliwiata uwzglednienie
podwdjnego dawkowania, na podstawie danych dotyczacych dawkowania z fazy przedtuzonej badania
PaTHway do 156. tygodnia. Obserwowany odsetek pacjentow otrzymujacych palopegteryparatyd,
ktorzy wymagali dwoch penow na podanie w celu osiggniecia wymaganej dawki zostat dopasowany do
poszczegolnych 28-dniowych cykli modelu przy zastosowaniu podejscia ,ostatnia obserwacja
przeniesiona naprzod”, co oznacza, ze przyjecie danych ze 156-tygodniowej obserwacji wigze sie z

zatozeniem miareczkowania dawki przez ten okres.
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W badaniu PaTHway $redni czas do osiggniecia stabilnej dawki leku oszacowano na poziomie oko’fo-

- (mediana _ N=130), co oznacza ze okres miareczkowania nie dtuzszy

niz 6 miesiecy jest bardziej zasadny.

W analizie przyjeto stosowanie wnioskowanej technologii u wszystkich pacjentéw odnoszacych korzysci
z leczenia (zgodnie z wieloaspektowym podejéciem do rozpatrywanego problemu decyzyjnego; por.
rozdziaty 2.4. i 3.5.1. Analizy ekonomicznej [96]) do momentu dyskontynuacji leczenia z kazdej
przyczyny (zgodnie z ryzykiem okreslonym na podstawie danych z badania PaTHway, - na cykl
28-dniowy; por. rozdziat 3.5.2. Analizy ekonomicznej [96]).

W analizie przyjeto, ze wnioskowana technologia bedzie dodawana do leczenia konwencjonalnego.
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samg dawke pochodnej witaminy D (alfacalcidol: 0,618 pg/d; kalcytriol w potowie dawki raportowanej

dla alfacalcidolu), co byto zgodne z wynikami badania PaTHway.
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W grupie wnioskowanej technologii przyjeto przewlekte stosowanie leczenia konwencjonalnego, do
wystagpienia zgonu pacjenta. Jedynie w sytuacji dyskontynuacji leczenia wnioskowang technologig i
przejscia do stanu zwigzanego z brakiem kontroli choroby przyjeto modyfikacje leczenia
konwencjonalnego polegajaca na zwiekszeniu dawki weglanu wapnia, do poziomu obserwowanego w

grupie chorych niestosujgcych wnioskowanej technologii.

W ramach niniejszej analizy wplywu na budzet uwzgledniono $rednie niezdyskontowane zuzycie
whnioskowanej technologii na cykl 28-dniowy w przeliczeniu na pacjenta rozpoczynajgcego leczenie w
pierwszym roku, okreslone na podstawie modelu analizy ekonomicznej [96] w trakcie pierwszych dwdch
lat od rozpoczecia leczenia (por. arkusz ,,BIA_calc” modelu). Wszystkie wyniki analizy ekonomicznej [96]

uwzglednione w BIA przedstawiono w rozdziale 2.7.

Szczegotowe informacje na temat wnioskowanej technologii zamieszczono w Analizie problemu

decyzyjnego [40].
2.2. PERSPEKTYWA ANALIZY

Analizowany problem decyzyjny dotyczyt objecia refundacjg i ustalenia urzedowej ceny dla produktu
leczniczego Yorvipath® w ramach czesci B ,Leki stosowane w ramach programow lekowych” Wykazu
refundowanych lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow
medycznych [40] (por. rozdziat 2.1.).

Proponowany sposéb refundacji nie uwzglednia wspodtptacenia Swiadczeniobiorcy [30].

Co wiecej, w ramach analizy ekonomicznej dla rozwazanego problemu decyzyjnego [96] nie
zidentyfikowano kategorii kosztu z perspektywy Swiadczeniodawcy, ktore istotnie wptywatby na koszt

leczenia analizowanych pacjentdéw oraz roznice w tym koszcie pomiedzy analizowanymi interwencjami.

Majac powyzsze na uwadze, zgodnie z Wytycznymi dla przeprowadzania ocen technologii medycznych,
opublikowanymi przez AOTMIT [1], niniejsza analiza wplywu na budzet zostala przeprowadzona
z perspektywy ptatnika publicznego (podmiotu zobowigzanego do finansowania $wiadczen ze Srodkow
publicznych; Narodowego Funduszu Zdrowia; NFZ oraz Ministerstwo Zdrowia). W analizie wrazliwosci
uwzgledniono perspektywe wspdlng NFZ i pacjentéw (uwzgledniono koszt petnoptatnych lekéw oraz

dopfate pacjenta do cen lekéw refundowanych).
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2.3. HORYZONT CZASOWY ANALIZY

W analizie wptywu na budzet dokonuje sie oceny wpltywu danej technologii medycznej na jednoroczny
budzet opieki zdrowotnej w czasie kilku lat nastepujgcych po podjeciu decyzji o finansowaniu ze $rodkéw
publicznych nowej technologii, zazwyczaj do ustalenia sie rownowagi na rynku lub co najmniej w ciggu
pierwszych 2 lat od daty rozpoczecia finansowania danej technologii medycznej ze Srodkéw publicznych
[1].

Punkt poczatkowy niniejszej analizy obejmuje pierwszy rok, w ktérym bedzie mozliwe stosowanie
refundowanego produktu leczniczego Yorvipath® (palopegteryparatyd) we wnioskowanym wskazaniu w
ramach scenariusza nowego (przy zatozeniu pozytywnej decyzji Ministra Zdrowia dotyczacej objecia

refundacjg wnioskowanej technologii w ramach programu lekowego).

Analize wptywu na budzet przeprowadzono w horyzoncie czasowym 2 lat majac na uwadze:

e moment wystgpienia stabilizacji liczby pacjentéw leczonych wnioskowang technologig w przypadku
jej refundadji;

e 2-letni okres obowigzywania decyzji refundacyjnej dla wnioskowanej technologii [30].

Ponizej przedstawiono wyniki oceny liczebnosci populacji docelowej — liczbe pacjentéw leczonych w
proponowanym programie lekowym w kazdym kolejnym cyklu 28-dniowym w horyzoncie 2 lat od

inicjalizacji programu.
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Ustalono, ze po 1. roku refundaciji liczba pacjentdow w proponowanym programie lekowym nie zmienia

sie co cykl o wiecej niz-

ZasadnoS¢ przyjecia okresu 2 lat potwierdzajg informacje w art. 11. ust. 3 pkt. 3 Ustawy o refundacji
[30] swiadczace, iz pozytywne rozpatrzenie wniosku o objecie refundacjg i ustalenie urzedowej ceny
wnioskowanego produktu leczniczego Yorvipath® (palopegteryparatyd) stosowanego w analizowanym

wskazaniu bedzie obowigzywac przez okres 2 lat po wydaniu decyzji refundacyjnej Ministra Zdrowia.

Na tej podstawie ustalono, ze 2-letni horyzont czasowy zapewnia uchwycenie wszystkich aspektéw
zwigzanych z rébwnowagg na analizowanym rynku sprzedazy lekow stosowanych we wnioskowanym

wskazaniu.

Na podstawie przedstawionych powyzej aspektow, w ramach analizy wptywu na budzet refundacii
produktu leczniczego Yorvipath® we wnioskowanym wskazaniu przeprowadzono symulacje wysokosci
naktadow finansowych z jednorocznego budzetu ptatnika publicznego. Przeprowadzono ocene
konsekwencji finansowych dla kolejnych lat obserwacji w odniesieniu do poréwnywanych ze sobg
mozliwych scenariuszy (,nowy scenariusz” vs ,scenariusz istniejgcy”) w okresie 2 pierwszych lat
obowigzywania pozytywnej decyzji Ministra Zdrowia, przy corocznej ocenie wydatkéw z budzetu ptatnika

publicznego.
2.4. SCENARIUSZE POROWNYWANE I PUNKTY KONCOWE ANALIZY

W ramach analizy poréwnano nakfady finansowe z perspektywy pfatnika publicznego (podmiotu
zobowigzanego do finansowania $wiadczen medycznych) ponoszone w ramach opieki nad pacjentami z
analizowanej populacji w przypadku braku dziatan majgcych na celu rozszerzenie dostepu do
whnioskowanej technologii (,,status guo’, ,,scenariusz istniejgcy”; brak finansowania palopegteryparatydu
ze $rodkow publicznych w ramach proponowanego programu lekowego) oraz wysoko$¢ tych naktadow
w sytuacji finansowania wnioskowanej technologii ze $rodkéw publicznych (,nowy scenariusz”

zakfadajacy realizacje programu lekowego dla wnioskowanej technologii).

Wyniki analizy wptywu na budzet przedstawiono w ujeciu wszystkich pacjentdw, ktdrzy mogg korzystac
z wnioskowanej technologii w danym roku w Polsce (por. rozdziat 2.5.1.). Uwzgledniono wszystkie
roznigce koszty bezposrednie medyczne w okresie podawania porownywanych technologii oraz po jego
zakonczeniu (od witgczenia do analizy do konca horyzontu czasowego BIA lub zgonu, jezeli wystgpi
wczesniej). Tym samym w obliczeniach pominieto pacjentow, ktdrzy nawet pomimo spetnienia kryteriow

wiaczenia do proponowanego programu nie bedg do niego kwalifikowani, jak i pacjentow, ktorzy w
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2.4. Scenariusze poréwnywane i punkty koncowe analizy

wyniku pozytywnej decyzji refundacyjnej dla wnioskowanej technologii nie bedg zmienia¢ sposobu
leczenia miedzy scenariuszami (wydatki z budzetu pfatnika publicznego na opieke medyczng tych grup

pacjentow bedg takie same zaréwno w scenariuszu istniejgcym, jak i nowym scenariuszu).

Whnioskowana technologia nie jest finansowana ze $rodkéw publicznych [37]. Przy braku refundowanej
alternatywy pacjenci w chwili obecnej stosujg przede wszystkim samo leczenie konwencjonalne (doustny
weglan wapnia + aktywng pochodng witaminy D: alfacalcidol lub kalcytriol), ktdre nie zapewnia petnej
kontroli choroby. Tym samym w ramach scenariusza istniejgcego uwzgledniono kontynuacje leczenia
konwencjonalnego, ktére w badanej populacji chorych nie zapewnia petnej kontroli choroby (stanowi

suboptymalne leczenie).

W analizie przyjeto 100% docelowe wykorzystanie wnioskowanej technologii w programie lekowym.

Zgodnie z zatozeniami Analizy ekonomicznej [96] w opracowaniu uwzgledniono mozliwo$¢ wystgpienia
roznicy miedzy stosowaniem wnioskowanej technologii a komparatorem w zakresie efektow
zdrowotnych. W opracowaniu uwzgledniono konsekwencje kosztowe efektywnosci poréwnywanych
interwencji. Uwzgledniono wyniki modeli Analizy ekonomicznej [96] pod postacig kosztu lub zuzycia

zasobu medycznego, bedgcego konsekwencjg réznicy w skutecznosci poréwnywanych interwencji.

W ramach niniejszej analizy wptywu na system ochrony zdrowia przedstawiono:

e liczebnos¢ populacji, o ktorej mowa w §6 ust. 1 i 2 rozporzadzenia [3] (por. rozdziat 2.5.);

e ilosciowag prognoze rocznych wydatkéw podmiotu zobowigzanego do finansowania $wiadczen ze
srodkow publicznych, jakie bedg ponoszone na leczenie pacjentdw w stanie klinicznym wskazanym
we whiosku, z wyszczegolnieniem sktadowej wydatkow stanowigcej refundacje ceny wnioskowanej
technologii przy zatozeniu, ze minister wtasciwy do spraw zdrowia nie wyda decyzji o objeciu
refundacja, o ktérej mowa w art. 11 ust. 1 ustawy, zgodnie z §6 ust. 4 rozporzadzenia [3] (prognoza
opisana jako ,scenariusz istniejacy”, ,status quo?;

e ilosciowag prognoze rocznych wydatkéw podmiotu zobowigzanego do finansowania $wiadczen ze
srodkow publicznych, jakie bedg ponoszone na leczenie pacjentdw w stanie klinicznym wskazanym
we wniosku, z wyszczegolnieniem sktadowej wydatkéw stanowigcej refundacje ceny wnioskowanej
technologii, przy zatozeniu, ze minister wifasciwy do spraw zdrowia wyda decyzje
0 objeciu refundacjg, o ktdrej mowa w art. 11 ust. 1 ustawy, zgodnie z §6 ust. 5 rozporzadzenia
[3] (prognoza opisana jako ,nowy scenariusz”);

e 0szacowanie réznicy miedzy ww. prognozami, zgodnie z §6 ust. 6 rozporzadzenia [3];
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e zgodnie z §6 ust. 7 rozporzadzenia [3], przedstawiono réwniez prognozy i roznice w ich wartosciach
dla dwoch skrajnych scenariuszy wielkosci populacji docelowej (warianty opisane jako minimalny i

maksymalny).

W ramach niniejszej analizy podjeto rowniez probe oszacowania aktualnych rocznych wydatkow
podmiotu zobowigzanego do finansowania swiadczen ze srodkow publicznych, ponoszonych na leczenie
pacjentow w stanie klinicznym wskazanym we wniosku, z wyszczegdlnieniem skfadowej wydatkow,
stanowiacej refundacje ceny wnioskowanej technologii, o ile wystepuje, zgodnie z §6 ust. 3
rozporzadzenia [3].

2.5. CHARAKTERYSTYKA I LICZEBNOSC ANALIZOWANEJ POPULACJI
2.5.1. CHARAKTERYSTYKA ANALIZOWANEJ POPULACI1

Zarejestrowane wskazanie do stosowania produktu leczniczego Yorvipath® obejmuje leczenie dorostych
pacjentow z niedoczynnosciq przytarczyc, u ktorych kontrola choroby za pomocg terapii
konwencjonalnej jest niewystarczajgca [57].

Whnioskowane wskazanie pokrywa sie w petni z zarejestrowanym wskazaniem, przy czym w programie

lekowym zaproponowano szczegotowe kryteria wigczenia do leczenia wnioskowang technologia.

Analize przeprowadzono z uwzglednieniem dostepnych danych klinicznych z badania klinicznego
PaTHway [71] zidentyfikowanego w ramach przegladu systematycznego [41].

W opracowaniu uwzgledniono charakterystyki i wyniki zdrowotne pacjentow zgodne z zatozeniami i
wynikami modelu ekonomicznego Whnioskodawcy. Uwzgledniono przede wszystkim dane dotyczace
uczestnikow badania PaTHway.

Majac na uwadze miedzynarodowy i/lub wieloosrodkowy charakter ww. badania mozna uznac, ze dane

z tego badania odzwierciedlajg charakter docelowej populacji dla wnioskowanej technologii w Polsce.

Charakterystyki pacjentow wptywajace na wyniki analizy przedstawiono ponizej.

Tabela 2. Charakterystyki wejsciowe pacjentow z analizowanej populacji.

Wartos¢ Zrédio
Wiek pacjenta, lata 48,56 (SE 1,3958) PaTHway
% mezczyzn 22% (18/82, SE= 0,045) PaTHway
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2.5. Charakterystyka i wielkos¢ analizowanej populacji

W pierwszej kolejnosci oceniono rozpowszechnienie stanu klinicznego wskazanego we wniosku kazdego
roku (liczbe pacjentdw mogacych rozpoczynaé leczenie z wykorzystaniem wnioskowanej technologii
kazdego roku) i nastepnie okreslono wydatki z budzetu ptatnika publicznego przy uwzglednieniu danych

wejsciowych i wynikow modeli Analizy ekonomicznej [96].

Wykorzystano wyniki modeli Analizy ekonomicznej [96] pod postacig zuzycia zasobdw lub kosztu na cykl

przypadajacego na pacjenta, rozpoczynajacego leczenie z wykorzystaniem poréwnywanych interwencji.
2.5.2. LICZEBNOSC POPULACII

W ramach analizy wptywu na budzet uwzgledniono trzy warianty oceny liczebnosci populacji docelowej:
wariant najbardziej prawdopodobny, wariant minimalny i wariant maksymalny.
Przy ocenie skrajnych wariantdw uwzgledniono zakres niepewnosci parametréw wptywajgcych na

liczebnos¢ populacji docelowej zardwno w ramach scenariusza istniejgcego, jak i scenariusza nowego.

Przeprowadzono modelowanie populacyjne pozwalajgce okreslic liczebno$¢ populacji pacjentow
leczonych w programie w kolejnych latach z podziatlem na stosowane interwencje.
W pierwszej kolejnosci ustalono liczbe pacjentéw spetniajgcych kryteria wigczenia do leczenia z

wykorzystaniem wnioskowanej technologii kazdego roku.

2.5.2.1. LICZEBNOSC POPULACII PACJENTOW, U KTORYCH WNIOSKOWANA
TECHNOLOGIA MOZE BYC STOSOWANA LUB JEST AKTUALNIE STOSOWANA (§ 6 UST. 1 PKT.
1 ROZPORZADZENIA [3])

W ramach niniejszej analizy uwzgledniono pacjentéw w stanie klinicznym zgodnym z wnioskowanym

wskazaniem oraz zarejestrowanym wskazaniem do stosowania leku Yorvipath® [57].

2.5.2.1.1. POPULACJA OBEJMUJACA WSZYSTKICH PACIJENTOW, U KTORYCH
WNIOSKOWANA TECHNOLOGIA MOZE BYC ZASTOSOWANA (§ 6 UST. 1 PKT. 1 LIT. A
ROZPORZADZENIA [3])

Majac na uwadze brak opcjonalnych zrodet dotyczacych liczby chorych w stanie klinicznym wskazanym
we Whniosku, w ramach niniejszego opracowania uwzgledniono wyniki oszacowania analitykow AOTMIT
[52] w zakresie liczby pacjentow kwalifikujgcych sie do stosowania palopegteryparatydu w warunkach

polskich (chorobowos$c¢: 75 chorych, zakres: od 50 do 100 chorych; zapadalnos$¢: 8 chorych, zakres: od
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5 do 10 chorych). AOTMIT uwzglednit zaréwno dostepne wskazniki epidemiologiczne choroby jak i
niepublikowane dane uzyskane od NFZ [52].

2.5.2.1.2. POPULACIA DOCELOWA WSKAZANA WE WNIOSKU (§ 6 UST. 1 PKT. 1 LIT. B
ROZPORZADZENIA [3])

Whioskowane wskazanie zgodne jest z zarejestrowanym wskazaniem. Tym samym liczba pacjentow, u

ktorych mozliwe bytoby rozpoczecie leczenia palopegteryparatydem wynosi (scenariusz istniejacy):

2.5.2.1.3. LICZEBNOSC POPULACII, W KTOREJ WNIOSKOWANA TECHNOLOGIA JEST
OBECNIE STOSOWANA (§ 6 UST. 1 PKT. 1 LIT. C ROZPORZADZENIA [3])

Whioskowana technologia nie jest finansowana ze srodkow publicznych [37]. Ze wzgledu na stosunkowo
wysoki koszt dla pacjenta oraz koniecznos¢ przewlektego stosowania, przy braku refundacji
zdecydowana wiekszos¢ pacjentow nie bedzie mogta stosowac petnoptatnego leku.

Tym samym w analizie przyjeto, ze liczebnosc populacji chorych, ktdrzy moga stosowa¢ wnioskowang
technologie w ramach RDTL w horyzoncie czasowym analizy wynosi 0 pacjentow rocznie (§ 6 ust. 1 pkt.

1 lit. ¢ rozporzadzenia [3]).
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2.5. Charakterystyka i liczebno$¢ analizowanej populacji = %

2.5.2.2. LICZEBNOSC POPULACII, W KTOREJ WNIOSKOWANA TECHNOLOGIA BEDZIE
STOSOWANA PRZY ZALOZENIU, ZE MINISTER WLASCIWY DO SPRAW ZDROWIA WYDA
DECYZJE O OBJECIU REFUNDACJA (§ 6 UST. 1 PKT 2 ROZPORZADZENIA [3])

Nie s3 dostepne dane pozwalajace okresli¢ jaki udziat bedzie miata wnioskowana technologia po objeciu
jej refundacja.

Tym samym w opracowaniu uwzgledniono wykorzystanie wnioskowanej technologii w przypadku
refundacji u wszystkich zdiagnozowanych pacjentow — stopien wykorzystania ustalono na poziomie 100%
(lek sierocy, brak alternatywy, brak petnej kontroli choroby przy jedynym dostepnym dla pacjenta w

Polsce leczeniu konwencjonalnym).

2.5.2.3. PODSUMOWANIE INFORMACJII NA TEMAT LICZEBNOSCI POPULACII

Podsumowanie informacji na temat liczebnosci rocznej populacji pacjentow uwzglednionej w ramach

analizy podstawowej przedstawiono w tabeli ponizej.

Tabela 3. Podsumowanie liczebnosci catkowitej populacji pacjentéw, uwzglednionej w ramach analizy

podstawowej. W nawiasach podano wyniki skrajnych scenariuszy: minimalnego i maksymalnego; wartosci

zaokraglone.

Populacja wg [3]
art. 6 ust. 1 pkt. 1 lit. a
art. 6 ust. 1 pkt. 1 lit. b

art. 6 ust. 1 pkt. lit. c (populacja, w ktorej
whnioskowana technologia jest obecnie
stosowana)

art. 6 ust. 1 pkt 2 (w proponowanym
programie lekowym)

2.6. ANALIZA WPLYWU NA SKUTKI ZDROWOTNE

Nie przeprowadzono szczegotowej analizy wplywu na skutki zdrowotne. Niemniej jednak,
w opracowaniu uwzgledniono konsekwencje kosztowe wyzszej skutecznosci klinicznej wnioskowanej
technologii w pordwnaniu do komparatorow.

2.7. KOSZTY UWZGLEDNIONE W OPRACOWANIU

W ramach niniejszego opracowania uwzgledniono zasoby zuzywane w trakcie leczenia pacjentow

z analizowanej populacji w warunkach polskich.
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Zasoby uwzglednione w analizie zwigzane sg przede wszystkim z kosztami z perspektywy ptatnika
publicznego; uwzgledniono wylgcznie koszty bezposrednie medyczne.

Dane kosztowe zebrano w styczniu 2026 roku i zaktualizowano pod koniec lipca 2026 roku.

W opracowaniu uwzgledniono analogiczne zatozenia i dane wejsciowe dla kosztéw, jak w przypadku
Analizy ekonomicznej [96]. Informacje na temat sugerowanego sposobu finansowania wnioskowanej

technologii ze srodkéw publicznych przedstawiono w rozdziale 2.1. niniejszego opracowania.

Na podstawie wynikéw modeli analizy ekonomicznej [96] okreslono $rednie koszty i zuzycie zasobéw w

zaleznosci od czasu jaki uptynat od rozpoczecia stosowania poréwnywanych opcji (tabela ponizej).

Uwzgledniono zaréwno wyniki analizy podstawowej, jak i kazdego scenariusza analizy wrazliwosci

(szczegdty rozdziale 2.9.).
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2.7. Koszty uwzglednione w opracowaniu Hf

Tabela 4. Koszty i zuzycie zasobow medycznych na cykl 28-dniowy w trakcie pierwszych dwoch lat od rozpoczecia stosowania porownywanych interwencji w przeliczeniu na 1
standardowego pacjenta rozpoczynajacego leczenie. Wyniki modelowania [96].
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% leczonych Opakowania Koszt podawania i monitorowania Pozostate koszty
Yorvipath® Yorvipath® Yorvipath® kontrola Yorvipath® kontrola
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2.7. Koszty uwzglednione w opracowaniu

Koszt pozostatych produktow leczniczych okreslono na podstawie $rednich cen lekow nierefundowanych
(weglan wapnia, alfacalcidol) [38]. Koszt powiktan HypoPT okresSlono na podstawie dostepnych zrodet
danych dotyczacych kosztu w warunkach polskich — uwzgledniono zaréwno wyniki badan kosztow
choroby, zatozenia opublikowanych analiz ekonomicznych jak i rowniez algorytm przypisania kosztu
$wiadczenia medycznego na podstawie zakresu wykonanych $wiadczenn opieki medycznej (np.
przypisanie kosztu JGP dla wykonania zabiegu w danej grupie chorych).

SzczegOly przedstawiono w Analizie ekonomicznej [96]. Parametry wykorzystane w Analizie

ekonomicznej przedstawiono ponizej.




Yorvipath® (palopegteryparatyd) jako terapia zastepcza parathormonem wskazana do leczenia dorostych pacjentéw z niedoczynnoscia przytarczyc, u ktdrych kontrola choroby za
pomocg terapii konwencjonalnej jest niewystarczajgca. Analiza wptywu na system ochrony zdrowia.

Tabela 5. Parametry i zatozenia modelu Analizy ekonomicznej [96].

Parametr(u) / zatozenie

Wartos¢ parametru(ow)

Bazowe ryzyko powiklan (osoby z populacji generalnej UK dopasowane do pacjentéw z analizowanej populacji):

Zrédto
Cena wnioskowanes I Wrioskodawca
technologii na grupa limitowa, bezpiatne dia pacjen
Zuzydie wnioskowanej 28 dni na opakowanie (14 dni stosowania 1 per(;?])i; ll)er?:e(ri]ci):aﬂ(owego wastage przy zmianie penow ChPL [57],
technologii I%wanie wg ChPL Palthway
Zatozenia modelu
. oryginalnego na
Leczenie -
pleczenie L oot e
z badania
PaTHway
Wiek pacjenta, lata 48,56 (SE 1,3958)
Charakterystyka
i % mezczyzn 22% (18/82, SE= 0,045) PaTHway [71],
Zalozenia,
PaTHway [71],
. Lo .. . C . - . Analiza kliniczna
DRy (ETEkT _ prawdopO(.Jobl.enstwo odpQW|ed2| na legzgnle, ryzyko wystepowapla gdarzen n!epozqc'ianych (hipokalcemii |_h|perk_alce'm||), ) [41], zalozenia
whioskowanei zwigzana z odpowiedzig na leczenie poprawa kliniczna stanu chorego obejmujgca: zmniejszenie ryzyka wystepowania powiktan przewlekiej rln odelu
nej nadczynnosci przytarczyc, zmniejszenie ryzyka zgonu, poprawe jakosci Zycia oraz zmniejszenie zuzycia zasobéw opieki zdrowotnej i leczenia .
technologii - oryginalnego na
konwencjonalnego .
podstawie
wynikéw analizy
CPRD
Prawdopodobieristwo Whnioskowana technologia: (po 3 cyklach ,NAC" = ,AC") Zalozenia,
odpowiedzi Komparator: . PaTHway [71]
.. , . . Zalozenia,
Ryzyko dyskontynuadji - na cykl (utrata efektu od razu po zakoriczeniu leczenia) PaTHway [71]
Zatozenia modelu
Ryzyko powiktan

oryginalnego na
podstawie




2.7. Koszty uwzglednione w opracowaniu

Parametr(u) / zalozenie

Powiktania neurologiczne (napad drgawkowy)

Wartosc parametru(ow)

18-29 29-39 39-49 49-59 59-69 69-79 79+

Zacma

Choroba sercowo-naczyniowa

Przewlekla choroba nerek

Zaburzenia zdrowia psychicznego

Ztamanie kosci

Zakazenie uktadu moczowego

Infekcja gornych drog oddechowych

Infekcja dolnych drog oddechowych

Kamica nerkowa (nephrolithiasis)

Nefrokalcynoza

Powikiania neurologiczne (napad drgawkowy)

kontroli choroby na bazowe

Zacma

Choroba sercowo-naczyniowa

Przewlekl}a choroba nerek

Zaburzenia zdrowia psychicznego

Ztamanie kosci

Zakazenie ukladu moczowego

Infekcja gornych drog oddechowych

Infekcja dolnych drog oddechowych

Kamica nerkowa (nephrolithiasis)

Nefrokalcynoza*

Zrodto
wynikow analizy
CPRD
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Parametr(u) / zatlozenie

Wartosc¢ parametru(ow)

. . . . . . Lo . . Zatozenia modelu
A e T Wskazniki wystepowania hiperkalcemia i hipokalcemia w cyklu i kontrolnej, odeWIednlo._ w grupie badanej oraz-

. . oryginalnego,
w grupie kontrolnej Pg?-lwaye[g?ﬂ

Tablice trwania
zycia Polaka w

2025 r. [46];
Rvzvko zaonu Dane dotyczace osob z populacji generalnej Polski skorygowane o zalezny od stanu HR wystepowania zgonu; zatozenia modelu
yZyko zg HR dla stanu ,NAC” i ,AC” odpowiednio- oryginalnego na
podstawie
wynikow analizy
CPRD
Koszt monitorowania i -
wydawania . . . . . . Zalozenia, program
k . _w trakcie dostosowania dawki leku (do 26. tygodnia) oraz_ po dostosowaniu dawki lekowy, [59], [60],
whnioskowanej [61], [62], [63]
technologii ’ ’
Koszt monitorowania i
wydawania leczenia 138,00 PLN/cykl Zatozenia, [59]
konwencjonalnego
Zatozenia, [37],
Leczenie konwencjonalne: weglanu wapnia 0 PLN za 1 mg; alfacalcidolu 0 PLN za 0,25 ug; kalcytriol: 0,18 PLN za 0,125 ug [38], [49],
Koszt lekow Zalozenia modelu
11,48 PLN/cykl oryginalnego,
PaTHway [71]
Zalozenia modelu
oryginalnego na
Koszt opieki Zuzycie zasobéw wg danych z UK; koszty jednostkowe z Polski podstawie
standardowe] I

wynikéw analizy

CPRD, zatozenia,
[59], [62]
. . Zatozenia, [56],
Koszt opieki korica zycia Stan / zdarzenie Koszt na cykl lub zdarzenie (2026) [58], [62], [65],
i powiktan Koszt opieki korica zycia 19 916,08 PLN [66], [67], [68],
| Powiklania neurologiczne (napady drgawkowe) | 480,63 PLN I [69], [70]
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2.7. Koszty uwzglednione w opracowaniu

Parametr(u) / zalozenie Wartosc¢ parametru(ow) Zrédio
Zacma 3 908,64 PLN
Choroby sercowo-naczyniowe: wybrane 6 144,21 PLN
Przewlekia choroba nerek: wybrane 1 432,58 PLN
Zaburzenia zdrowia psychicznego 19 974,55 PLN
Ztamanie kosci 7 991,89 PLN
Zakazenie uktadu moczowego 80,96 PLN
Zakazenie gornych drog oddechowych 138,00 PLN
Zakazenie dolnych drog odp(}iuecchowydl, w tym zapalenie 138,00 PLN
Kamica nerkowa 2 097,12 PLN
Nefrokalcynoza 1432,58 PLN
Kosctleczenta zdonzed JGP K25 (6 130,20 PLN). Zalozenia, [62]
niepozadanych
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Yorvipath® (palopegteryparatyd) jako terapia zastepcza parathormonem wskazana do leczenia dorostych
pacjentdw z niedoczynnoscig przytarczyc, u ktorych kontrola choroby za pomocg terapii konwencjonalnej jest

niewystarczajgca. Analiza wptywu na system ochrony zdrowia.

Opierajac sie na Wytycznych przeprowadzania ocen technologii medycznych [1], w ramach niniejszej

analizy wptywu na budzet nie uwzgledniono dyskontowania.

2.8. METODY ESTYMACJI WYNIKOW ANALIZY W UJECIU POPULACYINYM

Zastosowana w niniejszej analizie metoda estymacji wynikéw w ujeciu populacyjnym uwzglednia
obserwacje liczby pacjentéw wigczanych do modelu w danym momencie horyzontu czasowego do korica
danego roku lub wystgpienia zgonu. Pozwala okresli¢ sumaryczne zuzycie danych zasobdw lub
sumaryczne koszty w ujeciu populacyjnym na podstawie wynikow modelu Analizy ekonomicznej [96],
wyrazonych jako koszt lub zuzycie danego zasobu medycznego na cykl w przeliczeniu na pacjenta

rozpoczynajacego leczenie.

W uproszczeniu, suma iloczyndw liczby pacjentdw wigczanych do obserwacji w danym cyklu oraz zuzycia
danego zasobu medycznego w okresie od wigczenia do zakonczenia danego roku i jego kosztu
jednostkowego pozwala okresli¢ catkowite wydatki wsrod pacjentow w stanie klinicznym wskazanym we
whniosku w danym roku.

W pierwszej kolejnosci oceniono liczbe pacjentow mogacych rozpoczynac leczenie z wykorzystaniem
porownywanych interwencji kazdego cyklu kazdego roku nalezgcego do horyzontu czasowego analizy,
a nastepnie okreslono wydatki z budzetu ptatnika publicznego przy uwzglednieniu wynikéw modelu

Analizy ekonomicznej [96].

Wykorzystano wyniki modelu analizy ekonomicznej [96] pod postacig zuzycia zasobow lub kosztu w
danym cyklu z pierwszych dwdch lat obserwacji przypadajacych na pacjenta rozpoczynajacego leczenie
z wykorzystaniem poréwnywanych interwencji (dane niezdyskontowane, uwzgledniajgce zdarzenia
wykluczajgce z leczenia — parametr dla kazdego z 13 cykli 28-dniowych modelu analizy ekonomicznej

[96] oznaczono jako Z, = Z,, Z,, ..., Z43).

Nastepnie dysponujgc informacjami na temat liczby pacjentdw rozpoczynajgcych leczenie wnioskowang
technologig kazdego cyklu w roku nalezacym do horyzontu czasowego analizy wptywu na budzet (2 lata
= 26 cykli; P, = P;, P, ..., P,s) okreslono sumaryczny koszt/zuzycie zasobu wsrdd wszystkich chorych
zgodnie z algorytmem:

e wroku 1. wérdd pacjentdow rozpoczynajgcych leczenie w 1. roku.:
13

> (rx Y )

i=1
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2.9. Analiza wrazliwosci i wykaz parametrow analizy wptywu na budzet

e wroku 2. wsrdd pacjentow rozpoczynajgcych leczenie w 1. roku.:
13

26-i
>(rxY" a)
k=13-i+1

i=1

e wroku 2. wsérdd pacjentow rozpoczynajgcych leczenie w 2. roku.:
26

26-i+1
> (p,. x Y. zk)
k=1

i=14
Gdzie: i oznacza numer cyklu horyzontu czasowego analizy wptywu na budzet (cykl = 1/13 roku), a k

— numer cyklu modelu analizy ekonomicznej [96].

Kazdy pacjent wigczany do analizy wptywu na budzet generowat koszt okreslony na podstawie modelu
analizy ekonomicznej [96] od momentu wigczenia do analizy wptywu na budzet (pierwszego cyklu
modelu analizy ekonomicznej [96], tj. k = 1) do konca horyzontu czasowego obserwacji analizy wptywu

na budzet (tj. odpowiadajgcemu cyklowi analizy ekonomicznej: k = 26 — nr cyklu wlaczenia do BIA +

1).
SzczegOty przedstawiono w arkuszach ,Population” i ,BIA_calc” modelu.

2.9. ANALIZA WRAZLIWOSCI I WYKAZ PARAMETROW ANALIZY WPLYWU NA
BUDZET

W ramach analizy podstawowej uwzgledniono trzy warianty:

o ,prawdopodobny”, uwzgledniajgcy realistyczne warto$ci parametrow dotyczacych liczebnosci
analizowanej populacji i wptywu refundacji wnioskowanej technologii na budzet ptatnika
publicznego;

e ,minimalny”, uwzgledniajgcy skrajne zatozenia i wartosci z zakresu niepewnosci parametrow
dotyczacych liczebnosci analizowanej populacji, generujgce minimalne wydatki z budzetu;

e ,maksymalny”, uwzgledniajacy skrajne zatozenia i wartosci zakresu niepewno$ci parametrow

dotyczacych liczebnosci analizowanej populacji, generujgce maksymalne wydatki z budzetu.

Parametry poszczegolnych wariantow zostaly przedstawione w tabeli ponizej (szczegdty dotyczace

parametrow oceny wielkosci populacji zostaty przedstawiono w rozdziale 2.5.).
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Yorvipath® (palopegteryparatyd) jako terapia zastepcza parathormonem wskazana do leczenia dorostych
pacjentéw z niedoczynnoscig przytarczyc, u ktorych kontrola choroby za pomocq terapii konwencjonalnej jest

niewystarczajgca. Analiza wpltywu na system ochrony zdrowia.

Tabela 6. Charakterystyka wariantow liczebnosci populacji docelowej uwzglednionych w ramach analizy

podstawowej.

Wariant Wariant Wariant

prawdopodobny minimalny maksymalny

Liczba kwalifikujgca sie do leczenia w 1. roku
Liczba kwalifikujaca sie do leczenia w 2. roku

% wykorzystania wnioskowanej technologii

Bezposrednie dane wejsciowe z zakresu kosztow i zuzycia zasobow medycznych (m.in. dtugosci
stosowania lekow, srednie koszty) zostaly szczegdtowo opisane w Analizie ekonomicznej [96] —
wszystkie dane wejsciowe modelu z wylaczeniem wag uzytecznosci stanowia rowniez parametry
niniejszej analizy wptywu na budzet.

W ramach analizy wrazliwosci rozpatrywano scenariusze opisane w tabeli ponizej.

Tabela 7. Opis scenariuszy analizy wrazliwosci.

Scenariusz analizy wrazliwosci Wariant liczebnosci
SA 00 prawdopodobny
SA 01 Analiza podstawowa minimalny
SA 02 maksymalny
SA 03 prawdopodobny
SA 04 Liczba pacjentow w 2. roku na podstawie obliczert AOTMIT [52] minimalny
SA 05 maksymalny
SAIG Konserwatywny scenariusz zuzycia Yorvipath: maksymalny % stosowania prawdopodobny
SA 07 podwdijnych pendw, uwzgledniony koszt niewykorzystanej czesci penu, minimalny
SA 08 RDI=100% maksymalny
SA 09 Brak modelowania komplikacji prawdopodobny
SA 10 Brak kosztow leczenia (w tym Yorvipath) prawdopodobny
SA 11 Brak kosztow podawania i monitorowania prawdopodobny
SA 12 Brak kosztow opieki standardowej prawdopodobny
SA 13 Brak zdarzen niepozadanych prawdopodobny
SA 14 Brak kosztu korica zycia prawdopodobny
SA 15 o . Dolna granica prawdopodobny
Wiek i % mezczyzn: 95% CI - -
SA 16 Gorna granica prawdopodobny
SA 17 Brak korekty potowy cyklu prawdopodobny
Wariant zatozen analizy NICE odzwierciedlajacy
Lol proponowany program lekowy prawdopodobny
Badanie PaTHway: pierwszorzedowy punkt
SA 19 koncowy (niewystarczajaca kontrola) prawdopodobny
SA 20 Opcjonalne warianty | Badanie PaTHway: prawid}owe_e stezenie wapnia prawdopodobny
oceny w surowicy (niewystarczajaca kontrola)
prawdopodobieristwa | Badanie PaTHway: niezaleznoé¢ od witaminy D
SAAn w grupie (niewystarczajaca kontrola) prawdopodobny
Badanie PaTHway: niezaleznos¢ od Ca
e (niewystarczajaca kontrola) prawdopodobny
Badanie PaTHway: pierwszorzedowy punkt
SA23 koncowy (cata populacja badania) prawdopodobny
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2.9. Analiza wrazliwosci i wykaz parametrow analizy wptywu na budzet

Scenariusz analizy wrazliwosci

Wariant liczebnosci

SA 24 i Dolna granica prawdopodobny
Prawdopodobieristwo odpowiedzi: 95% CI - -
SA 25 Gorna granica prawdopodobny
SA 26 0 prawdopodobny
SA 27 Liczba cykli do uzyskania odpowiedzi: 0 do - prawdopodobny
SA 28 6 4 prawdopodobny
SA 29 6 prawdopodobny
SA 30 . Dolna granica prawdopodobny
Roczne ryzyko dyskontynuacji: 95% CI - -
SA 31 Gorna granica prawdopodobny
SA 32 0 prawdopodobny
SA 33 Opéznione zanikanie efektu u koriczacych 2 prawdopodobny
SA 34 leczenie: 0 do 6 cykli 3 prawdopodobny
SA 35 6 prawdopodobny
SA 36 . -100% (0 PLN) prawdopodobny
Koszt komplikacji: £100% - -
SA 37 +100% (dwukrotnie wyzszy) prawdopodobny
SA 38 Wzgledne ryzyko komplikacji w stanach: Dolna granica prawdopodobny
SA 39 95% CI Gorna granica prawdopodobny
SA 40 Opcjonalne warianty oceny bazowego wariant 1 prawdopodobny
SA 41 ryzyka komplikacji wariant 2 prawdopodobny
SA 42 Bazowe ryzyko komplikacji w stanach: Dolna granica prawdopodobny
SA 43 95% C1 Gorna granica prawdopodobny
SA 44 Koszt dodatkowych lekéw i suplementdw: -100% (0 PLN) prawdopodobny
SA 45 +100% +100% (dwukrotnie wyzszy) prawdopodobny
SA 46 . . . 91,3% prawdopodobny
RDI dla wnioskowanej technologii: 95% CI
SA 47 99,3% prawdopodobny
SA 48 -100% (0 PLN) prawdopodobny
Koszt podawania i monitorowania: £100% - -
SA 49 +100% (dwukrotnie wyzszy) prawdopodobny
SA 50 % wymagajacych stosowania dwéch Dolna granica prawdopodobny
SA 51 penéw: 95% CI Gdrna granica prawdopodobny
SA 52 o -100% (0 PLN) prawdopodobny
Koszt opieki korica zycia: £100% - -
SA 53 +100% (dwukrotnie wyzszy) prawdopodobny
SA 54 26 prawdopodobny
SA 55 52 prawdopodobny
Liczba tygodni do ustalenia dawki: 0 - 156
SA 56 (% 2 2 penami) 104 prawdopodobny
SA 57 156 prawdopodobny
SA 58 pominieto prawdopodobny
SA 59 Uwzgledniony koszt niewykorzystanej czesci pena prawdopodobny
SA 60 Perspektywa ptatnika publicznego prawdopodobny
SA 61 Perspektywa wspolna (pfatnika publicznego i pacjentow) prawdopodobny
SA 62 Opieka standardowa - zuzycie zasobéw: Dolna granica prawdopodobny
SA 63 95% CI Gérna granica prawdopodobny
SA 64 Koszty jednostkowe opieki standardowej: -100% (0 PLN) prawdopodobny
SA 65 +100% +100% (dwukrotnie wyzszy) prawdopodobny
SA 66 Wskaznik wystepowania zdarzen Dolna granica prawdopodobny
SA 67 niepozadanych: 95% CI Gorna granica prawdopodobny
SA 68 Koszt zdarzen niepozadanych: £100% -100% (0 PLN) prawdopodobny
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Yorvipath® (palopegteryparatyd) jako terapia zastepcza parathormonem wskazana do leczenia dorostych

pacjentéw z niedoczynnoscig przytarczyc, u ktérych kontrola choroby za pomocq terapii konwencjonalnej jest

niewystarczajgca. Analiza wpltywu na system ochrony zdrowia.

Scenariusz analizy wrazliwosci

Wariant liczebnosci

SA 69 +100% (dwukrotnie wyzszy) prawdopodobny
SA 70 Wzgledne ryzyko zgonu w stanach: 95% Dolna granica prawdopodobny
SA 71 a Gérna granica prawdopodobny
SA 72 Brak wplywu na ryzyko zgonu prawdopodobny

36




2.9. Analiza wrazliwosci i wykaz parametrow analizy wptywu na budzet

3. WYNIKI ANALIZY WPLYWU NA BUDZET

3.1. AKTUALNE WYDATKI Z BUDZETU PLATNIKA PUBLICZNEGO

Obecnie produkt leczniczy Yorvipath® nie jest powszechnie finansowany ze Srodkéw publicznych w
analizowanym wskazaniu i tym samym sktadowa kosztdw opieki nad pacjentami w stanie klinicznym

wskazanym we wniosku, uwzgledniajgca podawanie analizowanego produktu, nie jest dostepna.

Prognozy aktualnych wydatkéw wsrdéd pacjentdw w stanie klinicznym, wskazanym we wniosku,
przedstawiono w kolejnym rozdziale (scenariusz istniejgcy). Nie sg dostepne inne informacje na temat
aktualnych wydatkdw wsrdd chorych, ktdrzy bedg mogli stosowa¢ wnioskowang technologie
w przypadku jej refundacji i ze wzgledu na brak danych nie jest mozliwe okreslenie tych wydatkow w
inny sposéb niz przy uwzglednieniu modelu analizy wptywu na budzet (dane przedstawiono w kolejnym

rozdziale).

3.2. WARIANT PRAWDOPODOBNY, MINIMALNY I MAKSYMALNY

Wyniki analizy wptywu na budzet przedstawiono ponizej.
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Yorvipath® (palopegteryparatyd) jako terapia zastepcza parathormonem wskazana do leczenia dorostych pacjentéw zniedoczynnoscia przytarczyc, u ktdrych kontrola choroby za Ce

pomocgq terapii konwencjonalnej jest niewystarczajaca. Analiza wptywu na system ochrony zdrowia. H

Tabela 8. Wyniki analizy wplywu na budzet. Wariant prawdopodobny.

ategoria RO ena ejd T ena ana (no

Rok 1 18 817 167 PLN
Sumaryczne wydatki: bez RSS

Rok 2 41 609 116 PLN

Rok 1

Sumaryczne wydatki: z RSS
Rok 2
Rok 1
Koszt Yorvipath: bez RSS
Rok 2
Rok 1
Koszt Yorvipath: z RSS
Rok 2
- 3 | n Rok 1
Koszt podawania i monitorowania leczenia
Rok 2
- tate koszty Rok 1
ozostate kos
Rok 2
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3.2. Wariant prawdopodobny, minimalny i maksymalny

Tabela 9. Wyniki analizy wplywu na budzet. Wariant minimalny.

Kategoria Rok
Rok 1
Sumaryczne wydatki: bez RSS

Rok 2

Rok 1

Sumaryczne wydatki: z RSS

Rok 2

Rok 1

Koszt Yorvipath: bez RSS

Rok 2

Rok 1

Koszt Yorvipath: z RSS

Rok 2

Rok 1

Koszt podawania i monitorowania leczenia

Rok 2

- tate koszty Rok 1

ozostate kos
Rok 2

Scenariusz istniejacy

Nowy scenariusz

Zmiana (nowy - istniejacy)
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Yorvipath® (palopegteryparatyd) jako terapia zastepcza parathormonem wskazana do leczenia dorostych pacjentéw zniedoczynnoscia przytarczyc, u ktdrych kontrola choroby za Ce

pomocgq terapii konwencjonalnej jest niewystarczajaca. Analiza wptywu na system ochrony zdrowia.

Tabela 10. Wyniki analizy wplywu na budzet. Wariant maksymalny.

Kategoria Rok
Rok 1
Sumaryczne wydatki: bez RSS
Rok 2
Rok 1
Sumaryczne wydatki: z RSS
Rok 2
Rok 1
Koszt Yorvipath: bez RSS
Rok 2
Rok 1
Koszt Yorvipath: z RSS
Rok 2
- 3 | n Rok 1
Koszt podawania i monitorowania leczenia
Rok 2
- tate koszty Rok 1
ozostate kos
Rok 2

Scenariusz istniejacy Nowy scenariusz Zmiana (nowy - istniejacy)
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3.2. Wariant prawdopodobny, minimalny i maksymalny

Wyniki przeprowadzonej analizy wptywu na budzet wskazujg, ze podjecie pozytywnej decyzji dotyczacej
finansowania ze $rodkdw publicznych stosowania produktu leczniczego Yorvipath® (palopegteryparatyd)
w leczeniu dorostych pacjentdw z niedoczynnoscig przytarczyc, u ktorych kontrola choroby za pomoca
terapii konwencjonalnej jest niewystarczajgca, w ramach programu lekowego bedzie zwigzane ze
wzrostem wydatkéw z budzetu platnika publicznego przeznaczonych na finansowanie $wiadczen
medycznych wsrdd pacjentdw z analizowanej populacji. Dodatkowe naktady finansowe zwigzane z
podjeciem refundacji wnioskowanej technologii wynikajg z naptywu dodatkowych pacjentow do
refundacji (tj. objeciem refundacjg leczenia pacjentow, ktorzy aktualnie stosujg nierefundowane i

niewystarczajgce do uzyskania kontroli choroby leczenie konwencjonalne).

Wyniki analizy wptywu na budzet $wiadcza, ze finansowanie wnioskowanej technologii ze Srodkow
publicznych bedzie zwigzane z inkrementalng zmiang catkowitych wydatkéw ptatnika publicznego na
$wiadczenia medyczne gwarantowane pacjentom z analizowanej populacji, wynoszaca:

e W wariancie bez RSS:

> 18817167 e
I . o
o 41 609 116 Py (N
I 2 o
e W wariancie z RSS:
.y 0
I
.y ]
— e

3.3. ANALIZA WRAZLIWOSCI

Wyniki analizy wrazliwosci dla analizy wptywu na budzet przedstawiono w tabeli ponizej. Szczegétowe

wyniki znajdujg sie w arkuszu ,,SA_BIA"” modelu dotgczonego do opracowania.
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Yorvipath® (palopegteryparatyd) jako terapia zastepcza parathormonem wskazana do leczenia dorostych pacjentéw z niedoczynnoscia przytarczyc, u ktérych kontrola choroby

za pomocq terapii konwencjonalnej jest niewystarczajgca. Analiza wptywu na system ochrony zdrowia.

Tabela 11. Wyniki analizy wrazliwosci.

Liczba rozp. leczenie Liczba leczonych pod Koszt Yorvipath®, bez
Yorvipath® koniec RSS

Rok 1 Rok 2 Rok 1 Rok 2 Rok 1 Rok 2 Rok 1 Rok 2 Rok 1 Rok 2 Rok 1 Rok 2

Koszt Yorvipath®, z RSS Wyniki BIA, z RSS Wyniki BIA, bez RSS
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3.3. Analiza wrazliwosci

Liczba rozp. leczenie Liczba leczonych pod Koszt Yorvipath®, bez
Yorvipath® koniec RSS

Rok 1 Rok 2 Rok 1 Rok 2 Rok 1 Rok 2 Rok 1 Rok 2 Rok 1 Rok 2 Rok 1 Rok 2

Koszt Yorvipath®, z RSS Wyniki BIA, z RSS Wyniki BIA, bez RSS
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Yorvipath® (palopegteryparatyd) jako terapia zastepcza parathormonem wskazana do leczenia dorostych pacjentéw z niedoczynnoscia przytarczyc, u ktérych kontrola choroby

za pomocq terapii konwencjonalnej jest niewystarczajgca. Analiza wptywu na system ochrony zdrowia.

Liczba rozp. leczenie Liczba leczonych pod Koszt Yorvipath®, bez
Nr Yorvipath® koniec RSS

Rok 1 Rok 2 Rok 1 Rok 2 Rok 1 Rok 2 Rok 1 Rok 2 Rok 1 Rok 2 Rok 1 Rok 2

Koszt Yorvipath®, z RSS Wyniki BIA, z RSS Wyniki BIA, bez RSS

SA 51
SA 52
SA 53
SA 54

SA 55
SA 56
SA 57
SA 58

SA 59

SA 60
SA 61
SA 62
SA 63
SA 64
SA 65
SA 66

SA 67
SA 68
SA 69
SA 70
SA71
SA 72




Cel
3.3. Analiza wrazliwosci
H’%

Wyniki przeprowadzonej analizy wrazliwosci potwierdzity przedstawione wnioski i zatozenia niniejszej

analizy.

Testujac alternatywne zatozenia modelowania oraz skrajne warianty oceny parametrow wykorzystanych

do kalkulacji liczebnosci populacji docelowej, zaobserwowano zmiane wynikdw wariantu

prawdopodobnego analizy podstawowej w zakresie: wynikow analizy podstawowej.

Pozostate zalozenia modelowania oraz zakres niepewnosci parametrow wykorzystywanych w

modelowaniu na etapie Analizy ekonomicznej [96] nie miaty wpltywu na wyniki (zmiana w zakresie

nieprzekraczajacym -

Nie zidentyfikowano przestanek do zmiany wniosku z analizy podstawowe;j.

4. ANALIZA ZUZYTYCH ZASOBOW

Ponizej przedstawiono informacje na temat estymowanego zuzycia podstawowych zasobow
medycznych w horyzoncie analizy. Ustalono, ze najwiekszy wptyw na zmiany inkrementalne wydatkow
z budzetu platnika publicznego ma liczba zrefundowanych opakowan wnioskowanej technologii w

nowym scenariuszu.
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Tabela 12. Ocena zuzycia zasobow medycznych — liczba zrefundowanych opakowari wnioskowanej technologii

stosowanych w analizowanym wskazaniu w przypadku realizacji proponowanego programu lekowego.

Prawdopodobny Minimalny Maksymalny

5. ANALIZA WPLYWU NA EFEKTY ZDROWOTNE

Nie przeprowadzono analizy wptywu na efekty zdrowotne.
6. ANALIZA WPLYWU NA ORGANIZACIE UDZIELANIA SWIADCZEN ZDROWOTNYCH

Stosowanie produktu leczniczego Yorvipath® w analizowanych wskazaniach nie naktada szczegdlnych
wymogow na pacjenta czy swiadczeniodawce. Leczenie pacjentow z analizowanej populacji nie wymaga
dodatkowego wyposazenia placowek medycznych (sprzet, personel i inne). Ewentualne wymagania
zwigzane z analizowang technologiag medyczng s3 juz spetnione przez placowki medyczne w Polsce,

obejmujace opieka medyczng pacjentow z HypoPT.

Oceniana technologia obejmuje stosowanie produktu Yorvipath®; decyzja o finansowaniu ze srodkdw
publicznych ocenianej technologii nie bedzie wigzata sie z dodatkowymi naktadami finansowymi ze
strony Narodowego Funduszu Zdrowia z tytutu finansowania dodatkowych wymagan zwigzanych z tg
technologia medyczna (jak transport pacjenta do wysoko wyspecjalizowanego osrodka medycznego, na
wizyty czy badania zwigzane z podawaniem ocenianego preparatu, finansowania zakupu dodatkowego

sprzetu specjalistycznego, szkolen pracownikow stuzby zdrowia, itp.).

7. ASPEKTY ETYCZNE I SPOLECZNE

Produkt leczniczy Yorvipath® (palopegteryparatyd) jest pierwszg i jedyng terapig zarejestrowang
bezposrednio w leczeniu dorostych pacjentow z niedoczynnoscig przytarczyc, u ktorych kontrola choroby
za pomocg terapii konwencjonalnej jest niewystarczajgca. Dostepne dowody naukowe potwierdzaja
skutecznosc i akceptowalny profil bezpieczenstwa stosowania palopegteryparatydu w tym wskazaniu
[41].

Whioskowana technologia ma status leku sierocego w leczeniu pacjentow z niedoczynnoscia przytarczyc.




6. Analiza wptywu na organizacje udzielania $wiadczen zdrowotnych

Analiza ekonomiczna [96] wykazata, ze stosowanie leku Yorvipath® bedzie zwigzane z inkrementalnym
wspotczynnikiem kosztdéw-uzytecznosci przekraczajgcym przyjety prob optacalnosci (244 821 PLN za
dodatkowy rok zycia skorygowany o jako$c¢), co jest zjawiskiem czesto obserwowanym w przypadku
lekow sierocych stosowanych w chorobach rzadkich.

Co wiecej, Plan dla Chordb Rzadkich wprowadzony przez Rade Ministrow (Uchwata nr 110 Rady
Ministrow z dnia 24 sierpnia 2021 r. M.P. 2021 poz. 883) zaktada modyfikacje oceny ekonomicznej lekow
sierocych polegajacg m.in. na wprowadzeniu odmiennego, wyzszego progu opfacalnosci dla takich
technologii medycznych.

Udostepnienie pacjentom z analizowanej populacji jedynej opcji terapeutycznej z potwierdzong
skutecznoscig (wnioskowana technologia) bedzie stanowi¢ odpowiedZz na niezaspokojone dotychczas
potrzeby dorostych pacjentdw z niedoczynnoscig przytarczyc, u ktorych kontrola choroby za pomoca

terapii konwencjonalnej jest niewystarczajaca.

Zgodnie z wynikami niniejszej analizy ustalono, Zze wszystkie korzysci kliniczne stosowania
palopegteryparatydu wymagac bedg dodatkowych naktaddw finansowych NFZ. Niemniej jednak, wzrost
catkowitych wydatkdw z budzetu ptatnika publicznego bedzie niewspdtmierny do osigganych wynikow

zdrowotnych; od 2. roku refundacji wzrost wydatkow z budzetu pfatnika publicznego wynosit bedzie

$rednio okoto _ rocznie (wariant z RSS).

Dodatkowe efekty kliniczne po udostepnieniu pacjentom wnioskowanej technologii mogg przetozy¢ sie

na istotny wzrost poziomu satysfakgji pacjentéw i ich opiekundw z otrzymanej opieki medyczne;j.

Nie znaleziono aspektow ingerujgcych w prawo pacjenta czy w szeroko rozumiane prawa cztowieka.

Finansowanie stosowania wnioskowanej technologii w analizowanym wskazaniu na rozwazanych

w opracowaniu zasadach spowoduje, ze:

e 7adne z grup pacjentow nie bedg faworyzowane — korzysci dotyczg catej populacji pacjentow
z analizowanym rozpoznaniem;

e niekwestionowany bedzie réwny dostep do $wiadczenia wsrdd osdb z analizowanej populacii.

Dostep do ocenianej technologii medycznej bedzie rowny wsrdd osob, u ktdrych jest ona zalecana.
Pozytywna decyzja refundacyjna nie bedzie powodowac istotnych problemoéw spotecznych.
Pozytywna decyzja o finansowaniu ocenianej technologii lekowej:

o zwiekszy poziom satysfakcji pacjentéw z analizowanej populacji z otrzymanej opieki medycznej,

ze wzgledu na udostepnienie pacjentom skutecznej opcji terapeutycznej;
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e nie grozi nieakceptowaniem postepowania pacjentéw z analizowanej populacji;

e nie bedzie powodowac lub wptywac na stygmatyzacje;

e nie bedzie wywotywac leku lub dylematow moralnych wsrod pacjentéw z analizowanej populacii,
ich opiekunéw oraz lekarzy prowadzacych terapie;

e nie bedzie stwarza¢ problemoéw spotecznych dotyczgcych ptci lub rodziny.

8. OGRANICZENIA ANALIZY

W ramach niniejszej analizy cze$¢ parametréw okre$lono na podstawie wynikdw modelowania
opisanego w Analizie ekonomicznej [96]. Tym samym niektdre ograniczenia przeprowadzonego
modelowania [96] dotyczg réwniez niniejszej analizy wptywu na budzet. Niemniej jednak ich wptyw na

wyniki jest niewielki co zostato potwierdzone w analizie wrazliwosci.

Ograniczeniem zwigzanym z oceng liczebnosci populacji pacjentéw w stanie klinicznym, wskazanym
we whniosku, jest zarébwno charakter uwzglednionych Zrddet informacji, jak i poczynione zatozenia
w odniesieniu do oceny liczebnosci analizowanej populacji pacjentéw (szczegoty w rozdziale 2.5.2.1.1.).
Brakuje szczegotowych danych epidemiologicznych dotyczacych HypoPT w Polsce, ktore mogtyby byc
wykorzystane w niniejszej analizie.

W zwigzku z powyzszym brak jest mozliwosci wiarygodnego oszacowania liczebnosci populacji docelowej
w Polsce na podstawie polskich wskaznikdw epidemiologicznych. Tym samym konieczne byto

uwzglednienie danych z innych krajéw, danych NFZ [52] oraz opinii ekspertdéw klinicznych [40].

9. DYSKUSIJA

Przedmiotem opracowania byta ocena konsekwencji finansowych dla pfatnika publicznego podjecia
decyzji o finansowaniu ze Srodkéw publicznych stosowania produktu leczniczego Yorvipath®
(palopegteryparatyd) w leczeniu dorostych pacjentéw z niedoczynnoscig przytarczyc, u ktérych kontrola

choroby za pomoca terapii konwencjonalnej jest niewystarczajgca, w ramach programu lekowego.

W ramach analizy wykorzystano opublikowane zrédfa informacji, opinie ekspertéw klinicznych (por.
informacje przedstawione w Analizie Problemu Decyzyjnego [40]) oraz obliczenia AOTMIT [52].
Szczegoty dotyczace ograniczen uwzglednionych w opracowaniu zrddet informacji przedstawiono w

rozdziatach: 2., 3. i 5. Analizy ekonomicznej [96] oraz w rozdziale 2. niniejszej analizy wptywu na budzet.
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9. Dyskusja

Dostepne dowody naukowe potwierdzajg skutecznosc i akceptowalny profil bezpieczenstwa stosowania
palopegteryparatydu w leczeniu dorostych pacjentéw z niedoczynnoscig przytarczyc, u ktérych kontrola

choroby za pomoca terapii konwencjonalnej jest niewystarczajgca [41].

Zgodnie z wynikami niniejszej analizy ustalono, Zze wszystkie korzysci kliniczne stosowania
palopegteryparatydu wymagac bedg dodatkowych naktadéw finansowych NFZ. Niemniej jednak, wzrost
catkowitych wydatkdw z budzetu ptatnika publicznego bedzie niewspdtmierny do osigganych wynikow
zdrowotnych. Od 2. roku refundacji wzrost wydatkéw z budzetu ptatnika publicznego wynosit bedzie

$rednio oko’fo- rocznie (wariant z RSS).

Przedstawiona kwota dodatkowych naktadow finansowych platnika publicznego w wariancie z RSS
_ catkowitego rocznego budzetu na refundacje w 2026 roku i-
niewykorzystanych $rodkéw finansowych z budzetu przeznaczonego na refundacje lekow w 2026 roku
(obliczono na podstawie stopnia wykonania budzetu w okresie styczerh — maja 2026 roku zgodnie z
komunikatem DEF NFZ opublikowanym 01.07.2026 roku).

Dostepne informacje NFZ wskazuja, ze w latach 2012 — 2025 nie przekroczono budzetu na refundacje

w Polsce. Rowniez ekstrapolacja stopnia wykorzystania budzetu na refundacje sugeruje brak

przekroczenia tego budzetu w najblizszych latach (rysunek ponizej).
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Wykazane powyzej kwoty niewykonania budzetu pfatnika publicznego na refundacje mozna wykorzystac

na finansowanie nowych, dotychczas nierefundowanych technologii lekowych.

10. WNIOSKI KONCOWE

Wyniki niniejszej analizy wskazuja, ze objecie refundacjg palopegteryparatydu (Yorvipath®) w leczeniu
dorostych pacjentdow z niedoczynnoscig przytarczyc, u ktdrych kontrola choroby za pomoca terapii
konwencjonalnej jest niewystarczajgca bedzie wymaga¢ dodatkowych naktadéw finansowych dla

pfatnika publicznego.

Ustalono, ze finansowanie wnioskowanej technologii ze $rodkéw publicznych bedzie zwigzane z
inkrementalng zmiang catkowitych wydatkdéw platnika publicznego na $wiadczenia medyczne
gwarantowane pacjentom z analizowanej populacji, wynoszaca:

e W wariancie bez RSS:

UL
X
o 41,6 min e (N
_ w 2. roku;
e W wariancie z RSS:

-
I ' - o
.
_ w 2. roku.

Wyniki przeprowadzonej analizy wrazliwosci potwierdzity przedstawione wnioski i zatozenia niniejszej

analizy.
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https://bip.aotm.gov.pl/assets/files/zlecenia_mz/2023/061/RPT/61_RPT_0OT.4211.10.2023_Forsteo_21092023_BIP_REO
PTR.pdf.

[54] NFZ. Komunikat DGL dotyczacy Sredniego kosztu rozliczenia wybranych substancji czynnych stosowanych w programach
lekowych i chemioterapii za okres od  stycznia 2018 r. do  pazdziernika 2025 r.
https://www.nfz.gov.pl/aktualnosci/aktualnosci-centrali/komunikat-dgl,8873.html
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14. OCENA SPELNIENIA WYMOGOW FORMALNYCH ANALIZY

Tabela 13. Ocena zgodnosci analizy wptywu na system ochrony zdrowia z Rozporzadzeniem Ministra Zdrowia

w sprawie minimalnych wymagaii [3] oraz ocena metodyki analizy wptywu na budzet zgodna z kryteriami AOTMiT.

Pyta 0 0 Ddwota d

Czesc 1. Pytania zwigzane z oceng spelnienia minimalnych wymagarn
Czy informacje zawarte w analizie wplywu na Rozdzialy: 2.4. — lipiec 2026; czes$¢ informacji
budzet sq aktualne na dzien zlozenia TAK ) 8. o przedstawiono
wniosku? o w Analizie ekonomicznej
C_zy informacie w zakrg5|e cen oraz poziomu o . Aktualne Obwieszczenie
i sposobu finansowania technologii Rozdziaty: 2.1. i - .

: e - TAK Ministra Zdrowia
wnioskowanej i technologii opcjonalnych sa 2.7. (na 1 lipca 2026 roku)
aktualne na dzien zlozenia wniosku? pC

5 2 Czy informacje w zakresie skutecznosci
i bezpieczenstwa technologii wnioskowanej Rozdziaty 2.6. i Aktualny przeglad
: - . TAK
i technologii opcjonalnych sg aktualne na 2.8. systematyczny
dzien zlozenia wniosku?
Czy przedstawiane w analizie wyniki
przegladéw systematycznych (uzytecznosci, Szczegdly w Analizie

LA TAK - i

konwergencji wynikow, itp.) sg aktualne na ekonomicznej
dzien zlozenia wniosku?

§ 6. ust 1. I(‘zy analiza wplywu na budzet zawiera:
e oszacowanie rocznej liczebnosci populaciji

obejmujacej wszystkich pacjentek, Rozdziat 2.5.2.;

fokt 1 1it a u k’torych whnioskowana technologia moze TAK podsumowanle _

by¢ zastosowana lub komentarz w rozdziale

stwierdzajacy zgodnos¢ wskazanej 2.5.2.3.

populacji z populacja z pkt 1 lit b?

Rozdziat 2.5.2.;
. e oszacowanie rocznej liczebnosci populaciji podsumowanie
pkt 1 lit b ! : : TAK A .
docelowej, wskazanej we wniosku? w rozdziale
2.5.2.3.
. - - .. Rozdziat 2.5.2.;
e oszacowanie rocznej liczebnosci populaciji podsumowarie
pkt 1 lit ¢ w ktorej wnioskowana technologia jest TAK W rozdziale -
obecnie stosowana?
2.5.2.3.
e 0szacowanie rocznej liczebnosci

populacii, w ktérej wnioskowana

sl Rozdzial 2.5.2.;

zatozeniu, ze minister wlasciwy do spraw podsumowanie

Ipkt 2 zdrowia wyda decyzje o objeciu TAK . -
. o w rozdziale

refundacjq, o ktérej mowa 2523

w art. 11 ust. 1 ustawy, lub decyzje e

o podwyzszeniu ceny, o ktérej mowa

w art. 11 ust. 4 ustawy?

o tabelke ze wskazaniem rocznej

liczebnosci populacji o ktérej mowa w §

§ 6. ust 1. 6. ust 1. pkt 1 i 2 rozporzadzenia TAK w rozdziale )
pkt1i2 (informacje dla kazdego roku horyzontu 2.5.2.3.

czasowego

w tym zakresie)
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Pytanie Odpowiedz  Odwotanie ®

e oszacowanie aktualnych rocznych
wydatkéw podmiotu zobowigzanego do
finansowania Swiadczen ze Srodkow
publicznych, ponoszonych na leczenie

Ipkt 3 pacjentek w stanie klinicznym wskazanym TAK Rozdziat 3.1. -

we wniosku, z wyszczegdlnieniem

sktadowej wydatkow stanowigcej
refundacje ceny wnioskowanej
technologii, o ile wystepuje?

o ilosciowa prognoze rocznych wydatkow
podmiotu zobowigzanego do
finansowania Swiadczen ze srodkéw
publicznych, jakie bedg ponoszone na

TR RIIE TS Prognoza opisana jako
w stanie klinicznym wskazanym we . gnoza oplisana Ja
: ST TAK Rozdziat 3.2. »Scenariusz istniejgcy” lub
whiosku, przy zatozeniu, ze minister status auo
|pkt 4 wiasciwy do spraw zdrowia nie wyda g

decyzii 0 objeciu refundacia, o ktdrej
mowa wart. 11 ust. | ustawy, lub decyzji
o podwyzszeniu ceny, o ktérej mowa
wart. 11 ust. 4 ustawy?

o wyszczegolnienie sktadowej wydatkow
stanowigcej refundacje ceny TAK Rozdziat 3.2. -
whnioskowanej technologii ww. prognozy?

o ilosciowa prognoze rocznych wydatkow
podmiotu zobowigzanego do
finansowania Swiadczen ze Srodkow
publicznych, jakie bedq ponoszone na

leczenie pacjentek w stanie klinicznym Prognoza opisana jako .nowy

scenariusz”; zalozono

wskazanym we wniosku, przy zatozeniu, TAK Rozdziat 3.2. . na decvzie w ramach
Ze minister wiasciwy do spraw zdrowia pozyty t. 2 scez?r?usza
[Pkt 5 wyda decyzie o objeciu refundacia, o €9

ktérej mowa wart. 11 ust. | ustawy, lub
decyzje o podwyzszeniu ceny, o ktorej
mowa wart. 11 ust. 4 ustawy?

o wyszczegolnienie sktadowej wydatkow
stanowigcej refundacje ceny TAK Rozdziat 3.2. -
whnioskowanej technologii ww. prognozy?

e oszacowanie dodatkowych wydatkow
podmiotu zobowigzanego do
finansowania Swiadczen ze Srodkow
publicznych, jakie beda ponoszone na
leczenie pacjentek
w stanie klinicznym wskazanym TAK Rozdziat 3.2. -
we wniosku, stanowigcych réznice
pomiedzy prognozami, o ktérych mowa
w pkt 4 i 5 (réznica w catkowitych

[pkt 6 wydatkach na pacientéw w stanie

klinicznym wskazanym we wniosku)?

e oszacowanie dodatkowych wydatkéw
podmiotu zobowigzanego do
finansowania swiadczern ze srodkow
publicznych zwiazanych z refundacia ceny TAK Rozdziat 3.2. -
whnioskowanej technologii (réznice
w wydatkach na refundacije ceny
whnioskowanej technologii)?

e minimalnv i maksvmalnv wariant
oszacowania, o ktérym mowa w pkt 6 —
Kt 7 réznica pomiedzy prognozami, o ktérych TAK Rozdzialy 3.2.
[P mowa w pkt 4 i 5 (réznicy w catkowitych i3.3.
wydatkach na pacientéw w stanie
klinicznym wskazanym we wniosku)?
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Pytanie Odpowiedz  Odwotanie ®

e minimalny i maksymalny wariant
oszacowania, o ktérym mowa w pkt 6 —

réznica pomiedzy prognozami, o ktérych
mowa w pkt 4 i 5 w zakresie wydatkow TAK Rozdzialy 3.2.
dotyczacych refundacji ceny i3.3.
whnioskowanej technologii (réznicy
w wydatkach na refundacje ceny
whnioskowanej technologii)?

o zestawienie tabelaryczne wartosci, na
podstawie, ktorych dokonano oszacowan,

Rozdziaty 2.i3., | Szczegdly dotyczace danych

Ipkt 8 g i 2 TAK podsumowanie wejsciowych w analizie
o ktdrych owaw D kt13,6i7 or_az_ w tabeli 13. ekonomicznej
prognoz, o ktorych mowa w pkt 4i 5;
P S . Czes¢ informadji
* %ﬂg]egg:gﬁgfozggigwg% pgdkst?wclﬁ, Rozdziat 2., przedstawiona w analizie
Ty . g Ty TAK podsumowanie w ekonomicznej (nie
TSI Ol 7 G TTaTIE, rozdziale 2.9 duplikowano przedstawionych
o ktérych mowa w pkt 4 i 5? 7 p N0 przeds Y
Ipkt 9 informaciji)
e wyszczegolnienie zatozen dotyczacych
kwalifikacji wnioskowanej technologii do TAK Rozdziat 2.1. )

grupy limitowej i wyznaczenia podstawy

limitu?

o dokument elektroniczny, umozliwiajacy
powtdrzenie wszystkich kalkulacji,

w wyniku, ktorych uzyskano oszacowania, . .
Ipkt 10 o ktérych mowa w pkt 1-3, 6 i 7 oraz TAK IMVSV::ZSZ?;E r2n5|n -
prognozy, o ktérych mowa w pkt 4 i 5. =
oraz komentarz w raporcie stwierdzajacy
obecnos¢ takiego dokumentu?

Czy przeprowadzone oszacowania
przeprowadzono w horyzoncie czasowym TAK Rozdziat 2.3. -
wiasciwym dla analizy wptywu na budzet?

§ 6. ust 2.

Czy przeprowadzone oszacowania obejmuja

przewidywany przedziat czasu wystarczajacy
do ustalenia rownowagi na rynku od zajscia

zmiany wynikajacej z wydania przez ministra
wiasciwego do spraw zdrowia decyzji

o objeciu refundacja?

I8 3. pkt 4. TAK Rozdziat 2.3. -

§ 3. pkt 4. |przewidywany przedziat czasu nie krotszy niz TAK Rozdziat 2.3. -

2 lata?

Czy szacowania, o ktorych mowa w ust. 1

pkt 1-3, 6 i 7 oraz prognozy, o ktérych mowa Rozdzialy 2.5

w ust. 1 pkt 4 i 5, dokonano na podstawie TAK 2.8 ’ -

oszacowan, o ktérych mowa w ust. 1 pkt 1

i 2?

Czy jezeli nie bytlo mozliwe przedstawienie
wiarygodnych oszacowarn, o ktérych mowa
w ust. 1 pkt 1i 2, analiza wplywu na budzet
zawiera dodatkowy wariant, w ktérym

oszacowania te uzyskano w oparciu o inne
dane?

I8 6. ust 3.

TAK Rozdziat 2.5. -

|C1y przeprowadzone oszacowania obejmuja
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Yorvipath® (palopegteryparatyd) jako terapia zastepcza parathormonem wskazana do leczenia dorostych

pacjentéw z niedoczynnoscig przytarczyc, u ktorych kontrola choroby za pomocq terapii konwencjonalnej jest

niewystarczajgca. Analiza wpltywu na system ochrony zdrowia.

IS 6. ust 1.

Pytanie

Czy opisano metody analizy w zakresie:
rodzaju parametrow epidemiologicznych
okreslajacych wielkos¢ populacji
(zapadalnos¢ vs. rozpowszechnienie), okresu
generowania wynikow zdrowotnych i
kosztow (np. przesuniecie w czasie
wynikajace z takiego samego
prawdopodobieristwa wigczenia do
obserwacji pacjentek), estymacji wynikow
BIA z uwzglednieniem wynikow analizy
ekonomicznej (wyniki w ujeciu populacyjnym
na podstawie wynikéw modelowania
kohortowego), jezeli dotyczy?

Odpowiedz

TAK

Odwotanie ®

Rozdziaty 2.5.,
2.6.i2.8.

|(‘1y jezeli wnioskowane warunki objecia refundacja obejmuja instrumenty dzielenia ryzyka, o ktérych mowa

§ 6. ust 4. |Jwart. 11 ust. 2 pkt 7 ustawy, oszacowania, o ktorych mowa w ust. 1 pkt 1-2 (wielkos¢ populacji), przedstawiono
| w nastepujqcych wariantach:
¢ 7 uwzglednieniem proponowanego .
|pkt il instrumentu dzielenta ryzyka? TAK Rozdziat 2.5.
e bez uwzglednienia proponowanego . )
|pkt2 instrumentu dzielenia ryzyka? TAK Rozdziat 2.5.

|Czy jezeli wnioskowane warunki objecia refundacia obejmuja instrumenty dzielenia ryzyka, o ktérych mowa

§ 6. ust 4. |wart. 11 ust. 2 pkt 7 ustawy, oszacowania, o ktérych mowa w ust. | pkt 3 (aktualne wydatki), przedstawiono
w nastepujqcych wariantach:
e 7 uwzglednieniem proponowanego . )
kat 1l ST R e, TAK Rozdziat 3.1.
e bez uwzglednienia proponowanego . )
katZ P G R T B, TAK Rozdziat 3.1.
Czy jezeli wnioskowane warunki objecia refundacjg obejmuija instrumenty dzielenia ryzyka, o ktérych mowa
§ 6. ust 4. |wart. 11 ust. 2 pkt 7 ustawy, prognozy, o ktdrych mowa w ust. 1 pkt 4 i 5 (catkowite wydatki dla
poréwnywanych prognoz) przedstawiono w nastepujacych wariantach:
¢ 7 uwzglednieniem proponowanego . )
|pkt 1l P s TAK Rozdziat 3.2.
e bez uwzglednienia proponowanego . )
|pkt 2 instrumentu dzielenia ryzyka? TAK Rozdziat 3.2.
|Czy jezeli wnioskowane warunki objecia refundacja obejmuja instrumenty dzielenia ryzyka, o ktérych mowa
§ 6. ust 4 w art. 11 ust. 2 pkt 7 ustawy, oszacowania, o ktérych mowa w ust. 1 pkt 6 i 7 (réznice w catkowitych
: wydatkach, réznice w wydatkach na refundacje wnioskowanej technologii — wariant sredni, minimalny,
maksymalny) przedstawiono w nastepujacych wariantach:
z uwzglednieniem proponowanego .
ipkt 1 * instmg‘zgtu e pn‘:z o 9 TAK Rozdziat 3.2.-3.3. -
e bez uwzglednienia proponowanego .
pkt 2 ST T TAK Rozdziat 3.2.-3.3. -
Czy jezeli wnioskowane warunki objecia
refundacjg obejmujg utworzenie nowej,
odrebnej grupy limitowej, analiza wplywu na . )
|5 6- ust 5. budzet zawiera wskazanie dowodow TAK Rozdziat 2.1.
spetnienia wymagan, o ktérych mowa w art.
15 ust. 3 pkt 1 i 3 ustawy?
Czy jezeli wnioskowane warunki objecia
refundacjq obejmuijg kwalifikacje do
wspolnej, istniejacej grupy limitowej, analiza
wplywu na budzet zawiera wskazanie . )
|5 6. ust 6. dowodow spelnienia kryteriow, o ktérych TAK Rozdziat 2.1.
mowa w art. 15 ust. 2 i wymagania,
o ktorych mowa w art. 15 ust. 3 pkt 2
ustawy.
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Pytanie

Odpowiedz

Odwotanie ®

I§3.pkt7i
9

Czy obliczenia przedstawione w analizie
wplywu na budzet uwzgledniajg procedury
medyczne mozliwe do zastosowania w
danym stanie klinicznym, we wnioskowanym
wskazaniu, zgodnie ze stanem faktycznym
w dniu ztoZzenia wniosku lub komentarz
argumentujacy brak takich procedur?

TAK

Rozdziat 2.4.

Is 3. pkt 7i
9

Czy obliczenia przedstawione w analizie
wplywu na budzet uwzgledniajgq
refundowane na teranie Polski procedury
medyczne mozliwe do zastosowania w
danym stanie klinicznym, we wnioskowanym
wskazaniu, zgodnie ze stanem faktycznym w
dniu ztoZzenia wniosku lub komentarz
argumentujacy brak takich procedur?

TAK

Rozdziat 2.4.

§ 8.

Czy analiza zawiera:

|pkt 1

¢ dane bibliograficzne wszystkich
wykorzystanych publikacji, z
zachowaniem stopnia szczegdétowosci
umozliwiajacego jednoznaczng
identyfikacje kazdej
z wykorzystanych publikacji?

TAK

Rozdziat 12.

|pkt 2

o wskazanie innych zrodet informacji
zawartych w analizach, w szczegdlnosci
aktow prawnych oraz danych osobowych
autoréw niepublikowanych badan, analiz,
ekspertyz i opinii?

TAK

Rozdziat 2.;

Czesc I1. Ocena metodyki analizy wptywu na budzet
audytor/koordynator)

zgodna z kryteriami AOTM (wypelnia

AWA

Czy zatozenia dotyczace liczebnosci populacji
pacjentek, w ktdrej bedzie stosowany

i finansowany wnioskowany lek zostaty
dobrze uzasadnione?

TAK

Rozdziat 2.5.2.

AWA

Czy uzasadniono wybor horyzontu
czasowego?

TAK

Rozdziat 2.3.

AWA

Czy zalozenia dotyczace lekéw obecnie
stosowanych w danym wskazaniu i ich
finansowania (ceny, limity, poziom
odplatnosci) i innych uwzglednionych
Swiadczen (wycena punktowa i wartos¢
punktéw) sq zgodne ze stanem na dzien
ztozenia wniosku?

TAK

Rozdzialy 2.4.
i2.7.

Szczegdty przedstawiono
w analizie ekonomicznej;

AWA

Czy zatozenia dotyczace zmian
w analizowanym rynku lekéw zostaly dobrze
uzasadnione?

TAK

Rozdzialy 2.4.
i2.5.2.

AWA

Czy zatozenia dotyczace struktury i zmian
w analizowanym rynku lekow sg zgodne
z zalozeniami dotyczacymi komparatorow
przyjetymi w analizach klinicznej

i ekonomicznej?

TAK

Rozdzialy 2.4.
i2.5.2.

AWA

Czy twierdzenia i zalozenia dotyczace
aktualnej i przyszlej sprzedazy
wnioskowanego leku sg spdjne z danymi
udostepnionymi przez NFZ?

TAK

Rozdziat 2.5.2.

AWA

Czy twierdzenia i zalozenia dotyczace
przysziej sprzedazy leku s spéjne z danymi
Z wniosku?

TAK

Rozdziat 2.5.2.;
4.
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Yorvipath® (palopegteryparatyd) jako terapia zastepcza parathormonem wskazana do leczenia dorostych
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niewystarczajgca. Analiza wpltywu na system ochrony zdrowia.

Pytanie

Odpowiedz  Odwotanie ®

AWA

Czy zatozenie dotyczace poziomu
odpfatnosci wnioskowanego leku spetnia
kryteria art. 14 ustawy o refundacji?

TAK Rozdziat 2.1. -

AWA

Czy zatozenie dotyczace kwalifikacji
whnioskowanego leku do grupy limitowej
zostaly dobrze uzasadnione?

TAK Rozdziat 2.1. -

AWA

Czy dokonano oceny niepewnosci
uzyskiwanych oszacowan?

Rozdzialy 2.9. | Analiza wartosci skrajnych +

A i3.3.-3.5. analiza wrazliwosci

AWA

Czy nie pominieto Zzadnej istotnej dla oceny
wplywu na budzet kategorii kosztow?

Rozdzialy 2.7. Szczegdty w analizie

K i3.5. ekonomicznej

AWA

Czy uzasadniono prognoze przekroczenia
catkowitego budzetu na refundacje i udziatu
podmiotu w kwocie przekroczenia?

TAK Rozdziat 9. -

AWA

Czy nie stwierdzono innych bledéw

w podeisciu analitycznym wnioskodawcy,
obnizajacych wiarygodnos¢ przedstawionej
analizy?

TAK - Nie stwierdzono

AWA

Czy nie stwierdzono bledéw w obliczeniach
lub ekstrakcji danych, ktére wplynely na
wyniki oszacowar?

TAK - Nie stwierdzono

Czesc II1. Dodatkowe pytania zwigzane z oceng anal
(wypetnia audytor/koordynator)

izy opracowane m.in. na podstawie Wytycznych AOTM

1L
W.AOTM

Czy zdefiniowano charakter populacji
(otwarta/zamknieta) i czy przedstawiono
kryteria wlgczenia i wylgczania
poszczegolnych pacjentek z analizy wptywu
na budzet (generowania raportowanych
kosztow i efektow)?

Rozdzialy 2.5. .
TAK i2.8.

L
W.AOTM

Czy w przypadku wspdiptacenia
przedstawiono koszty ponoszone przez
pacjenta, ich wartosci srednie,

a w uzasadnionych przypadkach takze
zakres?

TAK Rozdziat 2.2. -

SS{N18
W.AOTM

Czy analize wplywu na budzet
przeprowadzono z perspektywy
$wiadczeniobiorcy lub przedstawiono
komentarz argumentujacy brak tej

perspektywy?

TAK Rozdziat 2.2. -

DR
W.AOTM

Czy uwzgledniono horyzont czasowy
wystarczajacy do ustalenia réwnowagi na
rynku lub obejmujacy co najmniej pierwsze
2 lata (4. 24 miesigce) od daty rozpoczecia
finansowania danej technologii medycznej ze
srodkéw publicznych?

TAK Rozdziat 2.3. -

SE{E3
W.AOTM

Czy zdefiniowano punkt poczatkowy analizy
wplywu na budzet i czy przedstawiono
wyniki oceny wplywu wnioskowanej
technologii na jednoroczny budzet opieki
zdrowotnej (podziat horyzontu czasowego na
okresy zwigzane z planowanym budzetem
ptatnika publicznego)?

TAK Rozdziat 2.3. -

SE(E3
W.AOTM

Czy przeprowadzono analize wrazliwosci?

TAK Rozdziat 2.9.
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1135,
W.AOTM

Pytanie

Czy uwzgledniono scenariusz
przedstawiajacy aktualng praktyke
(.scenariusz istniejgcy”) oraz scenariusz
przewidywany po wprowadzeniu
nowej/usunieciu obecnie refundowanej
technologii (,,scenariusz nowy”), koszty ww.
scenariuszy oraz wyniki inkrementalne?

Odpowiedz

TAK

Odwotanie ®

Rozdziat 2.4.

5.1.4.
W.AOTM

Czy uwzgledniono zrédta danych zgodne

z opisem przedstawionym w rozdziale 5.1.4.
Wytycznych oraz czy przedstawiono sposéb
ich wyszukiwania?

TAK

Rozdziat 2.

SS{E5S
W.AOTM

Czy wzieto pod uwage mozliwe zwiekszenie
liczebnosci populacji indukowane
dostepnoscig nowej technologii na rynku?

TAK

Rozdziaty 2.4.,
2.5.

15,
W.AOTM

Czy liczebnos¢ populacji oceniono poprzez:
(1) okreslenie rozpowszechnienia
rozwazanego stanu chorobowego, (2)
oszacowanie liczby oscb, dla ktérych
istnialyby wskazania do zastosowania
technologii, (3) oszacowanie pozycii
rynkowej technologii w poszczegdlnych
wskazaniach na podstawie spodziewanego
odsetka populaciji, ktory bedzie uzywac
rozwazanej technologii, w zestawieniu

Z czescig populadcii, ktéra bedzie uzywac
technologii opcjonalnych w danym
wskazaniu?

TAK

Rozdzialy 2.5.
i2.8.

515,
W.AOTM

Czy skonstruowano alternatywne warianty
do oceny liczebnosci populacji?

TAK

Rozdziat 2.5.2.

1D,
W.AOTM

Czy opisano i uzasadniono zalozenia
dotyczace ,scenariusza istniejgcego”
oraz "scenariusza nowego”?

TAK

Rozdziat 2.4.

17/
W.AOTM

Czy zostalo przeanalizowane stwierdzenie,
7e skalkulowane wydatki bedg zauwazalne
w rzeczywistej praktyce?

TAK

Rozdziat 3.2.

17/
W.AOTM

Czy przedstawiono wyniki oceny zuzycia
poszczegolnych swiadczerh medycznych
uwzglednionych w analizie?

TAK

Rozdziat 3. i 4.

) 17/
W.AOTM

Czy nie uwzgledniono dyskontowania wraz
z komentarzem uzasadniajgcym to
podejsécie?

TAK

Rozdziat 2.7.

17/
W.AOTM

Czy w ocenie kosztow catkowitych
uwzgledniono: wydatki zwigzane z oceniang
technologia, koszt dodatkowych naktadéw
w systemie ochrony zdrowia zwigzanych

z wdrozeniem ocenianej technologii,
zmniejszenie nakladow zwigzanych ze
zmniejszonym stosowaniem
dotychczasowych technologii w przypadku
przejscia na oceniang technologie,
zmniejszenie kosztow zwigzanych

z oszczednosciami w zakresie innych
Swiadczen (np. redukcjq hospitalizacji)?

TAK

Rozdzialy 2.6.,
2.7.

- W.AAOTM

Czy przedstawiono komentarz zwigzany

z opisem warunkow wprowadzenia
wnioskowanej technologii i zwigzanych z tym
kosztéw (potrzeba przeszkolenia personelu,
opracowania nowych wytycznych klinicznych
badz zmiany zasad diagnostyki)?

TAK

Rozdziat 6.
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Yorvipath® (palopegteryparatyd) jako terapia zastepcza parathormonem wskazana do leczenia dorostych

pacjentéw z niedoczynnoscig przytarczyc, u ktorych kontrola choroby za pomocq terapii konwencjonalnej jest

niewystarczajgca. Analiza wpltywu na system ochrony zdrowia.

Pytanie Odpowiedz  Odwotanie ®
Czy przedstawiono wplyw rozwazanej decyzji
_WAOTM |M@ organizacie udzielania swiadczen TAK Rozdziat 6 )

zdrowotnych (wydatki publiczne w sektorach
innych niz ochrona zdrowia)?

Czy przeanalizowano aspekty etyczne i spoleczne rozwazanej decyzji, w zakresie:

e  kosztow lub wynikéw zdrowotnych
dotyczacych oséb innych niz w stanie
klinicznym wskazanym we wniosku
(wplywy zewnetrzne)?

e faworyzowania niektérych grup

5.2. W.AAOTM pacjentek na skutek zatozen TAK Rozdziat 7. -

przyjetych w analizie ekonomicznej?

5.2. W.AAOTM TAK Rozdziat 7. -

e rownego dostepu do wnioskowanej
5.2. W.AAOTM technologii przy jednakowych TAK Rozdziat 7. -
potrzebach?

e  zakresu korzysci w odniesieniu do
wielkosci populacji (duza korzys¢ dla
waskiej grupy oséb; korzys¢ mata,
ale powszechna)?

5.2. WAOTM TAK Rozdziat 7. -

e niezaspokojonych dotychczas potrzeby

grup spotfecznie uposledzonych? TAK Rozdziat 7. )

5.2. W.AAOTM

e odpowiedzi dla oséb o najwiekszych
5.2. W.AOTM PSR AT ey G 2 LR TAK Rozdziat 7.
nie ma obecnie dostepnej zadnej
metody leczenia?

e  generowania problemdéw spotecznych
(4. poziomu satysfakcji pacjentek
z otrzymywanej opieki medycznej,
akceptacji postepowania przez
poszczegdlnych chorych,
stygmatyzadji, leku, dylematow
moralnych, probleméw dotyczacych
pici, probleméw rodzinnych)

5.2. W.AAOTM TAK Rozdziat 7. -

e  braku sprzecznosci rozwazanej decyzii
5.2. W.AAOTM z aktualnie obowigzujacymi TAK Rozdziat 7. -
regulacjami prawnymi?

e  koniecznosci dokonania zmian

5.2. W.AAOTM w prawie/przepisach w wyniku TAK Rozdziat 7. -
podjecia rozwazanej decyzji?
5.2.W.AoTM| ¢  oddzialywania rozwazanej decyzji na TAK Rozdziat 7. -

prawa pacjenta lub prawa cziowieka?

e  szczegolnego podejscia do pacjenta,
tj. koniecznosci szczegdlnego
informowania pacjenta/opiekuna,
potrzeby zapewnienia pacjentowi
prawa do poszanowania godnosci

5.2. W.AAOTM i intymnosci oraz tajemnicy informacji TAK Rozdziat 6.1 7. -

z nim zwigzanych oraz potrzeby

uwzgledniania indywidualnych

preferencii, po przedstawieniu
choremu/opiekunowi informacji

w zakresie okreslonym w prawie?

Czy podsumowanie analizy wplywu na
5.2. W.AOTM| system ochrony zdrowia przeprowadzono Nie dotyczy - -

w oparciu o analize SWOT?

Czy przedstawiono wnioski odnoszace sie do
5.3. W.AOTM| celu analizy i bedace bezposrednio zwigzane TAK Rozdziat 10.
z uzyskanymi wynikami?
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Pytanie

Czy przedstawiono dyskusje, w tym . .

omodwienie ograniczen analizy? Rozdziat 8. i 9.
* fragment tekstu Rozporzadzenia Ministra Zdrowia [3] do ktérego odnoszg sie wskazane pytania; AWA — pytania zaczerpniete
z analiz weryfikacyjnych AOTMIT; W.AOTM — dodatkowe pytania zgodnosci analizy z Wytycznymi AOTMIT z 2016 roku; ® numer

rozdziatu, tabeli, wykresu i/albo strony umozliwiajacy identyfikacje fragmentu(éw) analizy odnoszacego(ych) sie do wskazanego
zagadnienia

Odpowiedz Odwotanie ® Uwagi
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