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Analiza wptywu na system ochrony zdrowia zostata zaktualizowana 11.09.2026 r. w zwigzku
z uwagami zawartymi w pismie OT.4230.6.2022.KP.4 z dnia 4.08.2026 r.. Pierwotnie analiza

zostata zakonczona 16 czerwca 2025 .

Autorzy Wykonywane zadania

Koncepcja analizy;
o Kontrola jakosci;

Zdefiniowanie populaciji;

Oszacowanie wielko$ci populacji docelowej;
Opracowanie mozliwych scenariuszy;
Aspekty etyczne i spoteczne;

Ocena kosztéw;

Whnioski korncowe

Zdefiniowanie populaciji;

Oszacowanie wielko$ci populacji docelowej;
Opracowanie mozliwych scenariuszy;
Aspekty etyczne i spoteczne;

Ocena kosztow;

Whnioski korncowe

Zgodnie z procedurami firmy MAHTA Sp. z o.0. raport zostat poddany wewnetrznej kontroli
jakosci, korekcie jezykowej oraz kontroli merytorycznej przez Cezarego Pruszko

i Michata Jachimowicza.
Konflikt interesow:
Raport wykonano na zlecenie firmy Exceed Orphan, ktdra finansowata prace.

Autorzy nie mieli innego rodzaju konfliktu intereséw.
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Indeks skrotow

Skrot Rozwiniecie

AGL ang. acquired generalized lipodystrophy — nabyta lipodystrofia uogdlniona

AOTMIT Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

APL ang. acquired patrtial lipodystrophy — nabyta lipodystrofia cze$ciowa

BSC ang. best supportive care — najlepsze leczenie wspomagajace

(ofc] ang. congenital generalized lipodysptophy — wrodzona uogolniona lipodystrofia

ChPL Charakterystyka Produktu Leczniczego

ang. European Medicines Agency— Europejska Agencja Lekdw, dawniej uzywanym
EMA . )
skrétem jest EMEA

FPL ang. familiar partial lipodystrophy — rodzinna czesciowa lipodystrofia

GLD ang. generalized lipodystrophy — uogélniona lipodystrofia

LD ang. lipodystrophy - lipodystrofia

m.c. masa ciata

metreleptyna

Minister Zdrowia

nie dotyczy

Narodowy Fundusz Zdrowia

program lekowy

ang. partial lipodystrophy — cze$ciowa lipodystrofia

polski ztoty
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Streszczenie

CEL | ZAKRES

Celem analizy wptywu na system ochrony zdrowia jest oszacowanie wydatkow ptatnika
publicznego w przypadku podjecia pozytywnej decyzji o finansowaniu ze srodkoéw publicznych
leku Myalepta® (metreleptyna, MET) wskazanego do stosowania jako dodatek do diety
w ramach terapii zastepczej w leczeniu powiktan wynikajgcych z niedoboru leptyny u chorych

Z uogolniong lub czeéciowg lipodystrofia.

Dokument sktada sie z analizy wptywu na budzet, analizy wptywu na organizacje udzielania

Swiadczen zdrowotnych oraz zestawienia aspektéw etycznych i spotecznych.
METODYKA

Populacje docelowg dla technologii wnioskowanej zgodnie z przediozonym wnioskiem

stanowig chorzy:

e dorosli i dzieci w wieku 2 lat i powyzej z potwierdzong wrodzong uogodlniong
lipodystrofig (LD) (ang. Berardinelli-Seip syndrome) lub nabytg uogélniong LD (ang.

Lawrence syndrome) albo

o doroslii dzieci w wieku od 12 lat z potwierdzong rodzinng LD czesciowg lub nabytg LD
czesciowg (ang. Barraquer-Simons syndrome), u ktérych standardowe leki nie

zapewnity osiggniecia odpowiedniej kontroli metabolicznej,
ktorzy spetniajg dodatkowo kryteria wigczenia do projektu Programu lekowego.

Wskazana populacja chorych odznacza sie niekorzystnym rokowaniem. Brakuje
zdefiniownych standardéw postepowania i istnieje duza niezaspokojona potrzeba chorych na
wprowadzenie skutecznej terapii. Dotychczas stosowane leczenie przy pomocy najlepszego
leczenia wspomagajacego nie moze zosta¢ uznane za satysfakcjonujgce. Zespoty lipodystrofii
sg rzadkimi, dziedzicznymi lub nabytymi zaburzeniami, ktére mogg zagrazac zyciu, zwtaszcza
w przypadku opdznionego rozpoznania choroby, nastepujgcego czesto w przypadku chordb
o podtozu genetycznym. Chorzy z lipodystrofig cierpig na liczne powiktania metaboliczne,

ktére mogg prowadzi¢ do nefropatii cukrzycowej i retinopatii, ostrego zapalenia trzustki
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(z powodu skrajnej hipertréjglicerydemii i chylomikronemii), marskosci  watroby

i przedwczesnych chorob uktadu krazenia.

Liczebnos¢ populacji docelowej oszacowano na podstawie danych pochodzgcych ze

stanowiska ekspertow klinicznych.

W analizie wptywu na budzet rozpatrywano dwa scenariusze: istniejgcy oraz nowy. Wynikiem
analizy wptywu na budzet jest rdéznica pomiedzy tymi scenariuszami wyrazona

inkrementalnymi wydatkami ptatnika.

Scenariusz istniejgcy obrazuje sytuacje obecng, w ktorej MET nie jest refundowana z budzetu
ptatnika publicznego. W scenariuszu tym, w leczeniu powiktan wynikajgcych z niedoboru
leptyny u chorych z uogdlniong lub czesciowg lipodystrofig stosowane jest najlepsze leczenie
wspomagajgce (BSC, ang. best supportive care — najlepsze leczenie wspomagajgce).
W scenariuszu prognozowanym (nowym) analizowano sytuacje, w ktérej MET stosowana
w analizowanym wskazaniu bedzie finansowana ze $rodkéw publicznych. Dla kazdego ze
scenariuszy rozpatrywano 3 alternatywne warianty: najbardziej prawdopodobny, minimalny

oraz maksymailny.

W analizie zgodnie z wnioskiem refundacyjnym uwzgledniono, ze lek po wydaniu pozytywnej
decyzji refundacyjnej dostepny bedzie w programie lekowym i wydawany bedzie
Swiadczeniobiorcy bezpfatnie. Uwzgledniono ponadto finansowanie leku w oddzielnej grupie

limitowe;.

Catkowite koszty uwzgledniane w poszczegdlnych scenariuszach (wynikajgce z kosztow
roznigcych leczenia), wyznaczono na podstawie: kosztéw lekéw, kosztow przepisania
i podania lekéw, kosztow kwalifikacji chorych do programu lekowego, kosztéw diagnostyki,
monitorowania i oceny skutecznosci leczenia oraz kosztow leczenia stanéw (choroby trzustki,

watroby, nerek, sercowo-naczyniowe, choroby zwigzane z retinopatig oraz neuropatia).

Analize wptywu na budzet wykonano z perspektywy wspdlnej (obejmujacej perspektywe
ptatnika publicznego (NFZ) i pacjenta) oraz z perspektywy ptatnika publicznego. Przyjeto 2-
letni horyzont czasowy. Dla kluczowych danych wejsciowych przeprowadzono analize

wrazliwosci.
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WYNIKI
Oszacowanie populacji

Prognozowana faczna liczba chorych w populacji docelowej wynosi |Gz

Wydatki inkrementalne w perspektywie ptatnika publicznego

Po podjeciu pozytywnej decyzji o finansowaniu ze srodkéw publicznych metreleptyny nastgpi

wzrost wydatkéw platnika publicznego.

Wartos¢ inkrementalna w 2.
roku analizy

Wartos¢ inkrementalna w 1.
roku analizy

Wariant populaciji
Wydatki inkrementalne ogétem (PLN)

Minimalny 7 821 723,66 8 853 347,29
Prawdopodobny 28 232 668,92 30 548 470,10

Maksymalny 48 422 086,81 54 063 904,86

Prawdopodobny
Maksymalny
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Wydatki inkrementalne w perspektywie wspolnej

Po podjeciu pozytywnej decyzji o finansowaniu ze srodkéw publicznych metreleptyny nastgpi

wzrost wydatkéw w perspektywie wspolne;j.

Wartos¢ inkrementalna w 2.

Wartos¢ inkrementalna w 1.
roku analizy

Wariant populacji roku analizy

Wydatki inkrementalne ogétem (PLN)
Minimalny ‘ 7 820 218,80 8 851 638,51

Prawdopodobny 28 227 071,46 30 542 403,85
Maksymalny 48 412 382,71 54 053 019,40

Wydatki inkrementalne zwigzane z ceng leku Myalepta® (PLN)

Minimalny ‘

Prawdopodobny H

Maksymalny ‘

Whyniki analizy wrazliwosci z perspektywy wspélnej sg zblizone do wynikow z perspektywy

ptatnika publicznego.
PODSUMOWANIE | WNIOSKI

W niniejszej pracy oceniono wptyw na system ochrony zdrowia w Polsce decyzji
o zakwalifikowaniu metreleptyny (Myalepta®) do Wykazu lekow refundowanych w ramach

kategorii dostepnosci: lek dostepny w ramach programu lekowego.

Bezposrednig konsekwencjg tej decyzji bedzie uksztattowanie sie w Polsce nowej praktyki
klinicznej leczenia chorych z uogodlniong lub czesciowg lipodystrofia. Rozszerzone zostanie
spektrum terapeutyczne, w zwigzku z czym lekarze, ktérzy dotychczas mogli zastosowaé
leczenie jedynie przy pomocy najlepszego leczenia wspomagajgcego teraz bedg mogli
skorzysta¢ z terapii lekiem Myalepta®. || IEGTGNGNGEGEGEGEEEEEEEEEEEEEE
.|
I ' konsekwencji finansowanie leku MET zapewni chorym

Z uogolniong lub czesciowa lipodystrofig dostep do skuteczniejszego niz dotychczas leczenia
oraz wptynie na poprawe ich jakosci zycia. Bedzie sie to jednak wigzato ze wzrostem wydatkow
po stronie pfatnika publicznego. Wyrost wydatkow wynika¢ bedzie z réznicy w kosztach lekow

(w ramieniu interwencji dodany koszt leku MET).
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Biorgc pod uwage ultra-rzadkie wskazanie do stosowania leku Myalepta®, wage problemu
zdrowotnego, udowodniong skutecznos¢ leczenia produktem oraz brak alternatywnego

leczenia, finansowanie MET z budzetu ptatnika publicznego nalezy uzna¢ za zasadne.

W analizie wskazano, ze w przypadku pozytywnej decyzji dotyczacej refundacji leku Myalepta®
nalezy oczekiwa¢ duzej korzysci zdrowotnej dla waskiej grupy chorych, dlatego tez
finansowanie technologii jest etycznie i spotecznie uzasadnione. Ponadto decyzja

refundacyjna nie spowoduje nowych konsekwencji w organizacji udzielania swiadczen.

Konkludujgc nalezy oczekiwa¢, ze finansowanie leku Myalepta® u pacjentéow we
whioskowanym wskazaniu przyczyni sie do wprowadzenia nowego standardu postepowania
terapeutycznego w leczeniu chorych z uogdélniong lub czesciowg lipodystrofig oraz przyczyni

sie do poprawy zaleznej od zdrowia jakosci zycia chorych.
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1. Cel analizy wplywu na system ochrony zdrowia

Celem analizy wptywu na system ochrony zdrowia jest oszacowanie wydatkow ptatnika
publicznego w przypadku podjecia pozytywnej decyzji o finansowaniu ze srodkoéw publicznych
leku Myalepta® (metreleptyna) wskazanego do stosowania jako dodatek do diety w ramach
terapii zastepczej w leczeniu powiktan wynikajacych z niedoboru leptyny u chorych
z uogolniong (GLD) lub czesciowg lipodystrofig (PLD). Ponadto, w ramach niniejszej analizy
oceniano etyczne oraz spoteczne konsekwencje podjecia pozytywnej decyzji o finansowaniu

ze $rodkow publicznych leku Myalepta® w przedstawionym wskazaniu.

Analiza wptywu na system ochrony zdrowia sktada sie¢ z dwdoch czesci — niniejszego
dokumentu oraz arkusza kalkulacyjnego wykonanego w programie MS Excel, umozliwiajgcego

obliczenie prognozowanych wydatkow ptatnika w zaleznos$ci od przyjetych zatozen.

2. Analiza wptywu na budzet

2.1. Metodyka analizy

1. Analize wykonano w oparciu o Rozporzgdzenie MZ w sprawie minimalnych wymagan,

Wytyczne AOTMIT oraz Ustawe o refundacji.

2. Zdefiniowano populacje docelowg dla technologii wnioskowanej na podstawie
odnalezionych zrodet danych
.|
I

3. Przeprowadzono prognoze liczebnosci populacji w kolejnych latach horyzontu

czasowego.

4. Oszacowano rozpowszechnienie technologii medycznych stosowanych w populacji
docelowej oraz przeprowadzono prognoze rozpowszechnienia interwencji po podjeciu

pozytywnej decyzji refundacyjnej dla tej interwenc;ji.

5. Na podstawie wynikéw przeprowadzonej analizy ekonomicznej oszacowano koszty terapii

technologii wnioskowanej oraz pozostatych opciji terapeutycznych (BSC).
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10.

Obliczono przewidywane wydatki ptatnika oraz tgczne wydatki ptatnika i pacjentow
w populacji docelowej w latach ujetych w horyzoncie czasowym analizy dla scenariusza
istniejgcego, czyli w przypadku braku finansowania technologii wnioskowanej ze srodkow

publicznych.

Obliczono przewidywane wydatki pfatnika oraz fgczne wydatki ptatnika i pacjentéw
w populacji docelowej w horyzoncie czasowym analizy dla scenariusza nowego, czyli
w przypadku podjecia przez ptatnika pozytywnej decyzji o finansowaniu technologii

whioskowanej ze srodkow publicznych.

Obliczono wydatki inkrementalne, czyli réznice pomiedzy wydatkami w scenariuszu
nowym, a wydatkami w scenariuszu istniejgcym. W przypadku, gdy wydatki inkrementalne
przyjmujg wartosci wyzsze od zera oznacza to dodatkowe obcigzenia finansowe zwigzane

z podjeciem pozytywnej decyzji refundacyjne;.

W niniejszym dokumencie wyniki oraz wartosci parametrow podawano najczesciej
z doktadnoscia do dwéch miejsc po przecinku, natomiast obliczenia wykonano na

wartosciach bez zaokraglen (w celu uzyskania bardziej doktadnych wynikow).

Przeprowadzono analize wrazliwosci dla oszacowania populacji docelowej oraz

kluczowych parametrow uwzglednianych w niniejszej analizie.

2.2. Horyzont czasowy

Zgodnie z Rozporzgdzeniem MZ w sprawie minimalnych wymagan oraz Wytycznymi AOTMIT

horyzont czasowy analizy wptywu na budzet powinien obejmowac okres do momentu ustalenia

sie stanu rownowagi na rynku (tj. osiggniecia docelowej stabilnej wielkosci sprzedazy bgdz

liczby leczonych pacjentdéw) oraz co najmniej pierwsze 2 lata od daty rozpoczecia

finansowania danej technologii medycznej ze srodkoéw publicznych.

W

analizie przyjeto 2-letni horyzont czasowy. Uzasadnieniem przyjecia takiego horyzontu

czasowego jest brak alternatywnej technologii refundowanej w rozwazanym wskazaniu, w

zwigzku z czym lek Myalepta® powinien szybko osiggng¢ zaktadany udziat w rynku

B o« rowniez fakt, iz wnioskowana technologia bytaby finansowana w ramach

Programu lekowego, kitory w sposob precyzyjny okredla standard terapeutyczny oraz
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ogranicza stosowanie technologii medycznej do wybranych osrodkéw kontraktujgcych

program lekowy.

Dodatkowo, zgodnie z Ustawg o refundacji, pierwsza decyzja refundacyjna wydawana jest na

2 lata, co potwierdza zasadnos$¢ przyjetego horyzontu czasowego analizy.
2.3. Perspektywa

Zgodnie z Rozporzgdzeniem MZ w sprawie minimalnym wymagan, dotyczgcym minimalnych
wymagan, jakie muszg spetnia¢ analizy wptywu na budzet, analiza zostata przeprowadzona w

dwodch wariantach:

e z perspektywy podmiotu zobowigzanego do finansowania $wiadczen ze srodkow
publicznych (ptatnik publiczny?)
e oraz dodatkowo z perspektywy wspolnej podmiotu zobowigzanego do finansowania

Swiadczen ze srodkdw publicznych oraz swiadczeniobiorcy (ij. pacjenta).
2.4. Scenariusze poréwnywane

W analizie wptywu na budzet rozwazano dwa scenariusze: istniejgcy oraz scenariusz nowy.
Scenariusz istniejgcy obrazuje sytuacje obecng, w ktérej technologia wnioskowana zgodnie
z Wykazem lekéw refundowanych nie jest refundowana w omawianym wskazaniu z budzetu

ptatnika publicznego.

W scenariuszu nowym przyjeto sytuacje, w ktérej technologia wnioskowana jest refundowana
w leczeniu powiktan wynikajgcych z niedoboru leptyny u chorych z uogolniong lub czesciowag
lipodystrofig. W scenariuszu tym lek bedzie dostepny w programie lekowym i wydawany
Swiadczeniobiorcy bezptatnie. W analizie uwzgledniono finansowanie tej technologii
medycznej w oddzielnej grupie limitowej, zgodnie z uzasadnieniem wskazanym w zatgczniku
(rozdziat 8.1.).

' Zgodnie z art. 14 Ustawy o $wiadczeniach opieki zdrowotney.
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Dla kazdego ze scenariuszy przyjeto 3 mozliwe warianty, zalezne od szacowanej na kolejne
lata, wielkosci populacji docelowej. Wptyw na budzet ptatnika, wyznaczony zostat jako réznica

pomiedzy tymi scenariuszami.

Analizowane scenariusze (istniejgcy, nowy) oraz ich warianty (minimalny, prawdopodobny,

maksymalny) przedstawiono na ponizszym schemacie.

Rysunek 1.
Mozliwe scenariusze brane pod uwage w analizie wptywu na budzet

Scenariusz istniejacy Scenariusz nowy

refundacja technologii wnioskowanej w
analizowanym wskazaniu

brak refundacji technologii wnioskowanej
w analizowanym wskazaniu

- wariant minimalny iant minimal
- wariant minimalny

- - wariant prawdopodobny — - wariant prawdopodobny
- wariant maksymailny

-wariant maksymailny

2.5. Populacja

2.51. Populacja obejmujaca wszystkich chorych, u ktérych

technologia wnioskowana moze zosta¢ zastosowana

Populacje badang w analizie wptywu na budzet stanowig chorzy, u ktérych oceniana
technologia moze by¢ zastosowana. Zdefiniowano jg w oparciu o ChPL Myalepta®. Zgodnie
z ChPL Myalepta® metreleptyna wskazana jest do stosowania jako dodatek do diety w ramach
terapii zastepczej w leczeniu powiklan wynikajacych z niedoboru leptyny u chorych

z lipodystrofig (LD):
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e z potwierdzong wrodzong uogdlniong LD lub nabytg uogdlniong LD, u pacjentow
dorostych i dzieci w wieku powyzej 2 lat;

e z potwierdzong rodzinng LD czesciowa lub nabytg LD czesciowg, u dorostych i dzieci
w wieku od 12 lat, u ktérych standardowe leki nie zapewnity osiggniecia odpowiedniej

kontroli metabolicznej.

W publikacji Bagias 2020 opisano, ze czestosC¢ wystepowania LD szacuje sie na 1,3-4,7
przypadkéw na milion, chociaz warto$¢ ta moze by¢ niedoszacowana, poniewaz wielu chorych
pozostaje nierozpoznanych. Jak stwierdza autor publikacji Chiquette 2017, dostepne na
Swiecie i w Europie dane dotyczgce liczebnos$ci chorych z lipodystrofig (wszystkich podtypow)
sg zréznicowane (0,1-90 przypadkéw/milion osdb) w zaleznosci od zrédta informacii
i metodologii  zastosowanej w  oszacowaniach. Na  podstawie  wyszukiwania
przeprowadzonego w bazach danych medycznych okreslono, ze chorobowo$¢ LD na Swiecie
wynosi 3,07 przypadkdbw na milion oséb (0,23 przypadkéw/milion GLD i 2,84
przypadkow/milion PLD). Na podstawie literatury okreslono, ze czestosé¢ wystepowania
wszystkich podtypéw LD w Europie wynosi 2,63 przypadkéw/milion oséb (0,96 i 1,67
przypadkéw/milion oséb odpowiednio dla GLD i PLD) [Chiquette 2017].

W publikacjach Gonzaga-Jauregui 2020, Chan 2010 oraz Garg 2011 opisano, ze dziedziczne
lipodystrofie sg ogdlnie uwazane za bardzo rzadkie, z czestotliwoscig wystepowania od 1 na
10 milionéw oséb w przypadku CGL (ang. congenital generalized lipodystrophy, wrodzona
uogoélniona lipodystrofia) do 1 na milion w przypadku FPL (ang. familiar partial lipodystrophy,

rodzinna czesciowa lipodystrofia).

Od czasu rozpoznania zespotu Barraquera-Simonsa w angielskiej literaturze zgtoszono okoto
250 przypadkoéw APL (ang. acquired partial lipodystrophy, nabyta czesciowa lipodystrofia).
Z analizy wynika, ze kobiety chorujg 4 razy czesciej niz mezczyzni. Mediana wieku wystgpienia
APL to okoto 7 lat, jednakze odnotowano réwniez poczatek choroby wystepujgcy dopiero w 4.
lub 5. dekadzie zycia [Griffing 2020]. AGL (ang. acquired generalized lipodystrophy, nabyta
uogolniona lipodystrofia) odnotowano u okoto 100 os6b ze stosunkiem mezczyzn do kobiet
wynoszgcym 1: 3. Wiekszo$¢ przypadkow odnotowano u rasy biatej [NORD 2015, Fiorenza
2011].

Na podstawie opisywanych zrédet oszacowano liczbe chorych, u ktérych technologia
wnioskowana moze zosta¢ zastosowana. Liczebnosé populacji Polski oparto na Danych

Gtownego Urzedu Statystycznego. Jest to oszacowanie maksymalne populaciji, w ktérej




@ Myalepta® (metreleptyna) wskazana do stosowania jako dodatek do
NMARTA diety w ramach terapii zastepczej w leczeniu powiktan wynikajacych 16
z niedoboru leptyny u chorych z uogdlniong lub czesciowg
lipodystrofig — analiza wptywu na system ochrony zdrowia

IBMNORANTLA NOCET

technologia wnioskowana moze zostaé zastosowana. W tabeli ponizej przedstawiono

zestawienie oszacowania.

Tabela 1
Liczba chorych stanowigca populacje u ktérych technologia wnioskowana moze zostaé
zastosowana

Liczebnosé populaciji

Wskazanie . Liczba chorych Zrédto
polskiej
Bagias 2020, Dane
LD 37 489 000 49 - 176 Gtéwnego Urzedu
Statystycznego
LD (4 gléw_ne typy 4-3374
tacznie)
LD (przeszukiwanie baz 115
e EU)]
GLD (przeszukiwanie 9
baz danych)
P 37 489 000 106 Chiquette 2017
baz danych)
LD (przeglady 99
literaturowe)
GL (przeglady 36
literaturowe)
PL (przeglady 63
literaturowe)
FPL 37 Gonzaga-Jauregui 2020,
Chan 2010, Garg 2011,
CGL 37489 000 4 Dane Gtéwnego Urzedu
Statystycznego
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2.5.2. Populacja docelowa, wskazana we wniosku

Whioskowane wskazanie obejmuje wezszg populacje niz zarejestrowane, okreslone w ChPL
Myalepta®. Populacja wskazana we wniosku refundacyjnym oraz oceniana w niniejszej

analizie (populacja docelowa) obejmuje chorych:

e dorostych i dzieci w wieku 2 lat i powyzej z potwierdzong wrodzong uogolniong LD lub
nabytg uogolniong LD albo

e dorostych i dzieci w wieku od 12 lat z potwierdzong rodzinng LD czesciowg lub nabytg
LD czesciowa, u ktorych standardowe leki nie zapewnity osiggniecia odpowiedniej

kontroli metabolicznej,
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Estymowang liczebno$¢ populacji docelowej przedstawiono w tabelach ponize;.

Tabela 2
Populacja docelowa obejmujaca aktualng liczbe chorych z LD

2 Przy czym rozszerzone kryteria obejmuijg te wskazane w badaniu klinicznym, na ktérym oparto analize
skutecznosci metreleptyny
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Tabela 3
Populacja docelowa obejmujgaca nowo zdiagnozowanych chorych z LD

Tabela 3
Populacja docelowa obejmujgca wszystkich chorych z LD w kolejnych latach horyzontu

czasowego analizy

2.5.3. Populacja, w ktérej technologia wnioskowana jest

obechnie stosowana

Obecnie metreleptyna nie jest w Polsce stosowana.
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2.5.4. Populacja, w ktérej wnioskowana technologia bedzie
stosowana przy zalozeniu, ze minister wiasciwy do

spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu refundacjq

Populacje, w ktorej wnioskowana technologia bedzie stosowana przy zatozeniu, ze minister
wiasciwy do spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu refundacjg, oszacowano na podstawie
prognozowanych udziatow, jakie lek Myalepta® osiggnie w populacji docelowej oraz

oszacowan wielkosci populacji docelowej (rozdziat 2.5.2.).

2.5.41. Udzialy w rynku

Oszacowanie udziatéw w rynku przedstawiono w tabeli ponize;.

Tabela 4
Prognozowane udziaty w runku wnioskowanej technologii
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2.5.4.2. Oszacowanie wielkosci populacji chorych leczonych

technologiag wnioskowana

Uwzgledniajgc udziaty w rynku oszacowane dla analizy podstawowej (rozdziat 2.5.4.1.) oraz
wielkos¢ populacji docelowej (rozdziat 2.5.2.) oszacowano liczbe chorych leczonych

technologig wnioskowana.

Tabela 5
Oszacowanie liczebnosci populacji, w ktérej wnioskowana technologia bedzie

stosowana
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2.5.5. Populacja, w ktérej wnioskowana technologia bedzie
stosowana przy zalozeniu, ze minister wiasciwy do

spraw zdrowia nie wyda decyzji o objeciu refundacja

W przypadku braku wydania pozytywnej decyzji dotyczgcej refundacji MET, lek ten nie bedzie

stosowany.

2.5.6. Podsumowanie oszacowan liczebnosci populacji

zdefiniowanych w minimalnych wymaganiach

W tabeli ponizej przedstawiono wartosci oszacowan populacyjnych wykonanych w niniejszej

analizie wptywu na system ochrony zdrowia (opisanych w rozdziatach 2.5.1. — 2.5.5.).

Tabela 6.
Podsumowanie oszacowan liczebnosci populacji zdefiniowanych w Rozporzadzeniu
MZ w sprawie minimalnych wymagan

2.6. Analiza kosztow

Kategorie kosztow zaczerpnieto z Analizy ekonomicznej. Wptyw na wynik koncowy, a wiec na

wartos¢ wydatkow inkrementalnych ptatnika publicznego, majg catkowite koszty roznigce.
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Catkowite koszty réznigce zdefiniowano jako koszty wystepujace w ramach jednego ze

scenariuszy, a wiec réznigce oceniane technologie medyczne.

W analizie z perspektywy ptatnika publicznego oraz z perspektywy wspodlnej uwzgledniono

i oceniano nastepujgce kategorie kosztéw bezposrednich medycznych:

o koszty lekow;

e Koszty przepisania i podania lekéw;

e koszty kwalifikacji chorych do programu lekowego;

e Kkoszty diagnostyki, monitorowania i oceny skutecznosci leczenia;

o koszty leczenia standéw (choroby trzustki, watroby, nerek, sercowo-naczyniowe,

choroby zwigzane z retinopatig oraz neuropatia).

Koszt leczenia dziatan/zdarzen niepozgdanych uznano za nieréznigcy, zaliczajgc je do
kategorii kosztow wspélnych. Koszty te (jako koszty wspdlne dla technologii wnioskowanej
i komparatora) nie majg wptywu na wyniki analizy. Nie byly zatem ostatecznie brane pod
uwage w obliczeniach. W ponizszej tabeli (Tabela 7.) wyszczegdlniono koszt nier6znigcy oraz

przedstawiono zasadno$¢ kwalifikacji do kategorii kosztéw nier6znigcych.

Tabela 7.
Koszty nieréznigce oceniane technologie medyczne

Kategoria kosztowa Uzasadnienie kwalifikacji

W odniesieniu do analizy bezpieczenstwa opisanej w Analizie
klinicznej oraz ze wzgledu na tagodny lub umiarkowany charakter
wskazywanych dziatan/zdarzenh niepozgdanych, a takze niskg
czestotliwos¢ ich wystepowania, przyjeto, ze ich wptyw na wyniki
Koszty leczenia dziatan/zdarzen analizy bedzie minimalny. Ponadto, w niniejszym modelowaniu w

niepozadanych ramach symulowania progresji powikfan wielonarzgdowych
zwigzanych z lipodystrofig uwzgledniono wiele stanéw ktérym
przypisano odpowiednie koszty leczenia. Dodatkowe
uwzglednienie dziatan/zdarzenh niepozgdanych mogtoby prowadzi¢
do podwdjnego naliczania tych wartosci.

Poniewaz poszczegolne kategorie kosztowe zostaty scharakteryzowane i skalkulowane
w ramach Analizy ekonomicznej w analizie wptywu na system ochrony zdrowia
zaprezentowano jedynie koszt stosowania wnioskowanej technologii medycznej (wraz

z kosztami podania) oraz modelowanie i podsumowanie kosztow.
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2.6.1. Koszt stosowania wnioskowanej technologii medycznej

Do obliczenia kosztu stosowania wnioskowanej technologii medycznej konieczne byto
okreslenie zuzycia zasobow (dawkowania) oraz cen jednostkowych poszczegolnych

prezentacji lekow.
2.6.1.1. Dawkowanie

Na podstawie Charakterystyki Produktu Leczniczego Myalepta® i Programu lekowego leczenia
lipodystrofii okreslono, ze w metreleptyna stosowana jest jako dodatek do diety u chorych
z potwierdzong wrodzong uogadlniong LD lub nabytg uogdlniong LD, u pacjentdéw dorostych
i dzieci w wieku od 2. roku zycia oraz z potwierdzong rodzinng LD czes$ciowg lub nabytg LD
czesciowa, u dorostych i dzieci w wieku od 12. roku zycia, u ktérych standardowe leki nie
zapewnity osiggniecia odpowiedniej kontroli metabolicznej. Lek podawany jest w dawce
uzaleznionej od masy ciata chorego. Na podstawie odpowiedzi klinicznej (np. niewtasciwego
wyréwnania metabolicznego) lub innych wskazan (np. probleméw z tolerancjg, nadmierng
utratg masy ciata, zwtaszcza u dzieci i mtodziezy) mozna dostosowac¢ dawke leku. W ponizszej
tabeli przedstawiono zalecane dobowe dawkowanie metreleptyny wraz z mozliwg modyfikacja
dawek [ChPL Myalepta®].

Tabela 8.
Dawkowanie metreleptyny uwzglednione w Charakterystyce Produktu Leczniczego

Poczatkowa masa Zalecana dawka
ciata poczatkowa

Maksymalna dawka

Modyfikacje dawki dobowa

Mezczyzni i
kobiety < 40 kg 0,06 mg/kg m.c. 0,02 mg/kg m.c. 0,13 mg/kg m.c.
Mezczyzni > 40 kg 2,5mg 1,25 mg - 2,5 mg 10 mg
Kobiety > 40 kg 5 mg 1,25 mg - 2,5 mg 10 mg
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Tabela 9.
Dawkowanie metreleptyny okreslone na podstawie Programu Wczesnego Dostepu ze
szpitala Addenbroke

W Analizie problemu decyzyjnego oraz w niniejszej analizie metreleptyna wskazywana jest
jako interwencja. Pamieta¢ jednak nalezy, iz jest to dodatek do diety w ramach terapii
zastepczej leczenia powiktah wynikajgcych z niedoboru leptyny. W trakcie stosowania
metreleptyny jest rowniez stosowane leczenie wspomagajgce — BSC. Dodatkowe
zastosowanie produktu leczniczego Myalepta® wptywa réwniez na zuzycie substancji
w ramach leczenia wspomagajgcego. Leczenie stosowane w ramach BSC zostato szerzej

opisane w Analizie ekonomicznej.
2.6.1.2. Ceny poszczegdlnych prezentacji

Obecnie lek nie jest finansowany w analizowanym wskazaniu. W analizie zgodnie z wnioskiem
refundacyjnym uwzgledniono, ze lek po wydaniu pozytywnej decyzji refundacyjnej dostepny
bedzie w programie lekowym i wydawany bedzie swiadczeniobiorcy bezptatnie. Uwzgledniono

ponadto finansowanie leku w oddzielnej grupie limitowej, zgodnie z uzasadnieniem
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wskazanym w rozdziale 8.1. Jako podstawe limitu przyjeto prezentacje 2,5 mg, zgodnie

z zapisami Ustawy refundacyjnej.

Ceny zbytu
]
]
]
]

I “oodnie z zapisami Ustawy o refundacji wyznaczono

urzedowg cene zbytu, cene hurtowg brutto oraz wysokos¢ limitu finansowania.

Wartosci poszczegolnych cen leku prezentuje ponizsza tabela (Tabela 10.).

Tabela 10.
Ceny lekow uwzglednione w analizie (PLN)

Na podstawie wskazanego dawkowania oraz cen lekdw wyznaczono koszt Ilekéw

w przeliczeniu na miligram oraz w rocznym okresie. Wartosci wskazano w ponizszej tabeli.

Tabela 11.
Koszty lekéw w analizowanym wskazaniu uwzglednione w analizie podstawowej (PLN)
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2.6.2. Koszt przepisania i podania wnioskowanej technologii

medycznej

Metreleptyna podawana jest drogg iniekcji podskornej. W niniejszej analizie w wariancie
podstawowym przyjeto, ze w ramach kosztu podania leku bedzie przypisany jednorazowy
koszt na poczatku leczenia w celu poinstruowania chorego w kwestii prawidtowego
rozpuszczenia produktu i podania leku w samodzielnej iniekcji. Zatozono, ze podanie leku
bedzie odbywaé sie w ramach Swiadczenia 5.08.07.0000004. Przyjecie pacjenta w trybie
ambulatoryjnym zwigzanym z wykonaniem programu zgodnie z Zarzgdzeniem programy
lekowe, ktorego koszt wyceniany jest na 202,16 PLN po uwzglednieniu Sredniego kosztu
punktu w programach lekowych na poziomie 1,87 PLN/punkt [Umowy NFZ]. Kolejne podania
lekow bedg odbywaly sie samodzielnie, a przepisanie lekéw bedzie nastepowato w ramach

wizyt monitorujgcych.
2.6.3. Modelowanie kosztéw

Koszty uwzglednione w niniejszym opracowaniu stanowig wynik przeprowadzonego
w Analizie ekonomicznej modelowania z uwzglednieniem horyzontu 2-letniego. Koszty roczne
przyjete w niniejszej analizie oszacowano jako niezdyskontowane koszty wynikajgce
z modelowania w dozywotnim horyzoncie Analizy ekonomicznej podzielone przez uzyskane
w tym horyzoncie lata zycia dla obu porownywanych technologii, leczenia metreleptyng oraz
leczenie BSC. Koszty leczenia uwzgledniono oddzielnie dla chorych z GLD oraz PLD.
W ponizszych tabelach przedstawiono oszacowane koszty z catego horyzontu Analizy
ekonomicznej oraz wykorzystane w niniejszej analizie estymowane roczne koszty leczenia

lipodystrofii.
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Tabela 12.
Koszty ponoszone w terapii MET oraz BSC (PLN)
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*W tym takze koszt paskéw do oznaczania poziomu glukozy we krwi
**W tym rowniez koszt podania
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2.7. Podsumowanie danych wejsciowych

Podsumowanie danych wejsciowych przedstawiono w ponizszej tabeli

Tabela 13.
Dane wejsciowe uwzgledniane w analizie wptywu na budzet
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2.8. Wydatki budzetowe w horyzoncie analizy

Na podstawie oszacowania wielkosci populacji chorych leczonych, wykorzystujgc szacunkowe
udziaty w rynku lekéw oraz catkowite koszty réznigce leczenia jednego chorego w ciggu roku,
wyznaczono roczne wydatki budzetowe w perspektywie ptatnika publicznego oraz
w perspektywie wspodlnej. Wydatki te bedg sie rézni¢ w zaleznosci od przyjetego scenariusza

oraz jego wariantu.
2.8.1. Aktualne wydatki budzetowe

Aktualne wydatki budzetowe, zwigzane z leczeniem populacji docelowej oszacowano biorgc
pod uwage srednig liczebnos¢ chorych zdiagnozowanych z LD na podstawie wynikow Badania

kwestionariuszowego. Uwzgledniono leczenie chorych BSC oraz modelowanie kosztow

analogicznie, jak dla scenariusza istniejacegol

Obecnie MET nie jest stosowana w analizowanej populacji chorych. Koszt leku jest zatem

ZErowy.
2.8.2. Prognozowane wydatki budzetowe

Wyniki analizy przedstawiono w uwzglednianym horyzoncie czasowym, z perspektywy
ptatnika publicznego i wspdlnej. Dodatkowo wyniki przedstawiono w wariantach (minimalny,

prawdopodobny, maksymalny).
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Tabela 14.

Wyniki analizy wplywu na budzet z perspektywy ptatnika publicznego

7 821 723,66

8 853 347,29

28 232 668,92

30 548 470,10

48 422 086,81

* biorgc pod uwage kategorie kosztowe we wszystkich uwzglednianych zakresach $wiadczen

54 063 904,86
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Tabela 15.

Wyniki analizy wplywu na budzet z perspektywy wspolnej

7 820 218,80

8 851 638,51

28 227 071,46

30 542 403,85

48 412 382,71

* biorgc pod uwage kategorie kosztowe we wszystkich uwzglednianych zakresach $wiadczen

Wyniki analizy wptywu na budzet przedstawiono rowniez graficznie na ponizszym wykresie.

54 053 019,40
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Rysunek 2.

Rysunek 3.
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3. Analiza wrazliwosci

Analize wrazliwosci przeprowadzono dla parametréw, ktore w najwiekszym stopniu obarczone
sg niepewnos$cig i majg potencjalnie najwiekszy wptyw na wyniki. Dla parametréw tych
przeprowadzono analize wartosci skrajnych (ang. extreme value analysis) oraz analize
scenariuszy, ktore oceniajg wptyw na wyniki analizy przyjecia wartosci ekstremalnych bgdz

alternatywnych dla wyréznionych parametrow / scenariuszy.

Testowane parametry i ich zakres oraz scenariusze alternatywne przedstawiono w ponizszej
tabeli. Uzasadnienie dla parametrow wykorzystanych w modelowaniu ekonomicznym

przedstawiono szczegotowo w Analizie ekonomicznej.

Rysunek 4.
Parametry oraz scenariusze uzyte w analizie wrazliwosci wraz z zakresem zmiennosci i
zréditem danych
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Ze wzgledu na skomplikowanie modelu globalnego i diugi czas szacowania symulacji dla

wszystkich podgrup lipodystrofii analize wrazliwosci wykonano dla zmniejszonej liczby
symulacji. Dla kazdej kohorty chorych (oddzielnie obu pici oraz podtypu choroby) wykonano
symulacje dla 200 pacjentow. Przedstawione w ponizszej tabeli wyniki zawierajg réwniez
wynik z analizy podstawowej dla tej samej liczby symulacji w celu uwidocznienia zmiany

wyniku dla wybranych parametréw oraz scenariuszy.

Podkreslic nalezy, ze przy zmianie kazdego parametru wnioskowanie z analizy nie ulega

zmianie.
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Tabela 16.

Wyniki analizy wrazliwosci w zaleznosci od wariantu z perspektywy ptatnika publicznego
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*Wartos¢ dla analizy podstawowej (bez zmiany parametréw lub scenariuszy) wykonana dla tej samej liczby symulacji uwzglednionej dla wszystkich testowanych
wartosci w analizie wrazliwoci

Tabela 17.
Wyniki analizy wrazliwos$ci w zaleznosci od wariantu z perspektywy wspoélnej
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4. Wplyw na organizacje udzielania Swiadczen

Decyzja dotyczacg refundaciji produktu Myalepta® (metreleptyna) wskazanego do stosowania
jako dodatek do diety w ramach terapii zastepczej w leczeniu powikfan wynikajgcych
z niedoboru leptyny u chorych z uogdlniong lub czesciowg lipodystrofig, w ramach Programu
lekowego leczenia lipodystrofii, nie spowoduje nowych konsekwencji w organizacji udzielania

Swiadczen.

W zwigzku z powyzszym, w wyniku rozpoczecia finansowania ocenianej technologii
medycznej, nie wystgpi koniecznos¢ dodatkowych szkolen personelu medycznego, czy tez
tworzenia nowych wytycznych okreslajgcych sposéb podawania leku. Objecie refundacja
technologii wnioskowanej nie bedzie zatem miec istotnego wpltywu na organizacje udzielania

Swiadczen zdrowotnych.
5. Aspekty etyczne i spoteczne

Wskazana populacja chorych odznacza sie niekorzystnym rokowaniem. Brakuje
zdefiniownych standardéw postepowania i istnieje duza niezaspokojona potrzeba chorych na
wprowadzenie skutecznej terapii. Dotychczasowego stosowanego leczenia przy pomocy
najlepszego leczenia wspomagajgcego nie mozna uznac¢ za satysfakcjonujgce. Zespoty
lipodystrofii sg ultra-rzadkimi, dziedzicznymi lub nabytymi zaburzeniami, ktére mogg zagrazaé
zyciu, zwtaszcza w przypadku opdznionego rozpoznania choroby (co nastepuje czesto
w przypadku choréb genetycznych). Chorzy z lipodystrofia o tagodniejszym charakterze
zaburzen metabolicznych na poczatku procesu chorobowego mogg by¢ skutecznie leczeni
farmakologicznie oraz z uwzglednieniem modyfikacji diety (niskottuszczowej, niskokaloryczne;j
i niskoweglowodanowej). Jednak wraz z postepem choroby oraz w przypadku ciezszej postaci
lipodystrofii konwencjonalne terapie nie rozwigzujg problemu podstawowego niedoboru
leptyny. Zwtaszcza u tych chorych istnieje wiec niezaspokojona potrzeba terapii, korygujacej
podstawowa patofizjologie stanu lipodystroficznego, skutecznie poprawiajgcego zaburzenia
metaboliczne [EMA 2018]. Ponadto, chorzy z lipodystrofig cierpig na liczne powikfania
metaboliczne, ktére moga prowadzi¢ do nefropatii cukrzycowe;j i retinopatii, ostrego zapalenia
trzustki (z powodu skrajnej hipertréjglicerydemii i chylomikronemii), marskosci watroby

i przedwczesnych chorob uktadu krgzenia.
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W efekcie spoteczenstwo obcigzone jest istotnymi kosztami utraty produktywnosci. Koszty te
sg tym wyzsze im mniej skutecznie prowadzona jest terapia tych chorych. Obecnie chorzy nie
majg zagwarantowanego dostepu do skutecznej metody leczenia przez co koszty spoteczne

sg eskalowane.

Refundacja metreleptyny pomoze ograniczy¢ te koszty oraz pozwoli zapewni¢ dostep do
pojedynczej terapii zdolnej do kontrolowania zaburzen metabolicznych, ktére nie mogag by¢
skutecznie kontrolowane za pomocg dostepnych metod leczenia [Rodriquez 2015].
W przypadku lipodystrofii czesciowej prezentujgcej bardziej heterogeniczny fenotyp, i co z tym
zwigzane zrdéznicowanie ciezkosci schorzen w zaleznosci od chorego, uwzglednienie leczenia
metreleptyng powinno by¢ podparte wnikliwym rozpoznaniem klinicznym opartym na ocenie
utraty tkanki ttuszczowej oraz oceny nieprawidtowos$ci parametrow (w tym hipertriglicerydemii,
cukrzycy insulinoopornej i/lub sttuszczenia watroby lub heaptomegali) [Rodriquez 2015].
Decyzja dotyczgca objecia refundacjg produktu Myalepta® w ramach Wykazu lekéw
refundowanych., dotyczy wytgcznie chorych kwalifikujgcych sie do programu lekowego,
a zatem pacjentow spetniajgcych wszystkie kryteria wigczenia, co zapewnia, Zze technologia
bedzie stosowana w populacji chorych, u ktérych spodziewane sg najwieksze korzysci

kliniczne.

Na podstawie Analizy klinicznej stwierdzi¢ mozna, ze wnioskowana technologia wptywa na
poprawe przezycia chorych na LD oraz wykazuje wyrazng skutecznos¢ leczenia, poprzez
redukcje poziomu HbA1c i trojglicerydéw, generujgc istotne klinicznie dodatkowe efekty
zdrowotne, w porownaniu do obecnie stosowanego w praktyce Kklinicznej leczenia
objawowego. W zakresie profilu bezpieczenstwa wykazano korzystne dziatanie metreleptyny

wyraznie przewyzszajgce potencjalne ryzyko jej stosowania.

Pozytywna decyzja dotyczgca finansowania technologii wnioskowanej, nie stoi w sprzecznosci
z aktualnie obowigzujgcymi regulacjami prawnymi i nie naktada na chorego dodatkowych

wymogow zwigzanych z rozpoczeciem leczenia.

Ponizsza tabela przedstawia ocene aspektdéw spotecznych i etycznych dotyczgcej stosowania

technologii wnioskowanej w omawianym wskazaniu.
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Tabela 18.
Aspekty spoteczne i etyczne

Warunek Wartosé

Czy i ktére grupy pacjentdow mogg by¢ faworyzowane na skutek zatozen przyjetych w Zadne
analizie ekonomicznej;

Czy niekwestionowany jest réwny dostep do technologii medycznej przy jednakowych

potrzebach; Tak

Duza korzysc¢ dla
waskiej grupy
chorych

Czy spodziewana jest duza korzys¢ dla waskiej grupy osob, czy korzysé¢ mata, ale
powszechna;

Czy technologia stanowi odpowiedz dla os6b o istotnych potrzebach zdrowotnych, dla

ktérych nie ma obecnie dostepnej zadnej metody leczenia. Tak

Czy pozytywna decyzja w odniesieniu do ocenianej technologii moze powodowa¢ problemy spoteczne,

w tym:

wptywac na poziom satysfakcji pacjentdow z otrzymywanej opieki medycznej; Nie
grozi¢ niezaakceptowaniem postepowania przez poszczegdlnych chorych; Nie
powodowac lub zmienia¢ stygmatyzacje; Nie
wywotywac¢ ponadprzecietny lek; Nie
powodowac dylematy moralne; Nie
stwarzaé problemy dotyczace ptci lub rodzinne. Nie

Czy decyzja dotyczaca rozwazanej technologii:

nie stoi w sprzecznosci z aktualnie obowigzujgcymi regulacjami prawnymi, Nie
czy stwarza koniecznos¢ dokonania zmian w prawie/przepisach; Nie
oddziatuje na prawa pacjenta lub prawa cztowieka. Nie

Czy stosowanie technologii naktada szczegolne wymogi, takie jak:

koniecznos¢ szczegolnego informowania pacjenta lub uzyskiwania jego zgody; Nie

potrzeba zapewnienia pacjentowi prawa do poszanowania godnosci i intymnosci oraz

! o ot . . Nie
tajemnicy informacji z nim zwigzanych;

potrzeba uwzgledniania indywidualnych preferenciji, potrzeba czynnego udziatu pacjenta

w podejmowaniu decyzji o wyborze metody postepowania. Nie

6. Zalozenia i ograniczenia

(Rozdziat 8.3).
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W ramach szacowania populacji docelowej oddzielnie okreslono liczbe chorych aktualnie
zdiagnozowanych oraz chorych nowo diagnozowanych rocznie, biorgc pod uwage dwie

podgrupy - chorych z lipodystrofig cze$ciowg (PLD) oraz lipodystrofig uogélniong (GLD).
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Analizy ekonomicznej, zatozenia i ograniczenia wskazane we wspomnianej analizie dotyczg

réwniez Analizy wptywu na system ochrony zdrowia.

W analizie uwzgledniono ponadto, ze technologia wnioskowana finansowana bedzie w ramach
odrebnej grupy limitowej, zgodnie z uzasadnieniem wskazanym w rozdziale 8.1. Podstawe
limitu w tej grupie limitowej stanowi¢ bedzie opakowanie 2,5 mg, co jest zgodne z zapisami

Ustawy o refundacji.

Dodatkowo przyjeto, ze przecietny rok trwa doktadnie 365,25 dni.




@ Myalepta® (metreleptyna) wskazana do stosowania jako dodatek do
NA T A diety w ramach terapii zastepczej w leczeniu powikfan wynikajgcych 47
z niedoboru leptyny u chorych z uogdlniong lub czes$ciowg
lipodystrofig — analiza wptywu na system ochrony zdrowia

IBMNORANTLA NOCET

7. Podsumowanie i wnioski koncowe

W niniejszej pracy oceniono wptyw na system ochrony zdrowia w Polsce decyzji
o zakwalifikowaniu leku Myalepta® (metreleptyna) do Wykazu lekéw refundowanych w ramach

kategorii dostepnosci lek stosowany w programie lekowym.

Populacje docelowg dla technologii wnioskowanej zdefiniowano zgodnie z przedtozonym

wnioskiem refundacyjnym. Stanowig jg chorzy:

e dorosli oraz dzieci w wieku 2 lat i powyzej z potwierdzong wrodzong uogodlniong
lipodystrofig (LD) (ang. Berardinelli-Seip syndrome) lub nabytg uogdlniong LD (ang.

Lawrence syndrome) albo

e dorosliidzieci w wieku od 12 lat z potwierdzong rodzinng LD czesciowg lub nabytg LD
czesciowa (ang. Barraquer-Simons syndrome), u ktérych standardowe leki nie

zapewnity osiggniecia odpowiedniej kontroli metabolicznej,

ktérzy spetniajg dodatkowo kryteria witgczenia do projektu Programu lekowego leczenia

lipodystrofii [Analiza problemu decyzyjnego].
Wptyw na system ochrony zdrowia okreslono w odniesieniu do nastepujgcych obszaréw:

e populacyjnych (oszacowanie potencjatu rynkowego leku oraz prognoza liczebno$ci
populacji, ktéra prawdopodobnie skorzysta z leku w sytuacji jego sfinansowania);

¢ finansowych (analiza wptywu na budzet);

e organizacji udzielania $wiadczen;

e etycznych i spoftecznych.

Konstrukcja analizy wptywu na budzet objefa zestawienie ze sobg dwoch scenariuszy,
w ktérym pierwszy zaktada brak refundacji, a drugi wprowadzenie do refundacji technologii

wnioskowanej. Wynikiem analizy wptywu na budzet jest réoznica pomiedzy tymi scenariuszami
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wyrazona inkrementalnymi wydatkami ptatnika publicznego oraz pacjenta. Analize wykonano
dla okresu 2 lat, ktéry stanowi horyzont czasowy analizy. Elementy analizy wptywu na budzet
objety: estymacje populacji docelowej i udziatdw rynkowych technologii wnioskowanej oraz
analize kosztowg. Uwzgledniono koszty lekow, koszty przepisania i podania lekdow, koszty
kwalifikacji chorych do programu lekowego, koszty diagnostyki, monitorowania i oceny
skuteczno$ci leczenia, koszty leczenia stanéw (choroby trzustki, watroby, nerek, sercowo-

naczyniowe, choroby zwigzane z retinopatig oraz neuropatig).

W analizie zgodnie z wnioskiem refundacyjnym uwzgledniono, ze lek po wydaniu pozytywnej
decyzji refundacyjnej dostepny bedzie w programie lekowym i wydawany bedzie
Swiadczeniobiorcy bezpfatnie. Uwzgledniono ponadto finansowanie leku w oddzielnej grupie
limitowej. Cene zbytu netto metreleptyny otrzymano od Wnioskodawcy [Dane od

Whnioskodawcy].

Wptyw na organizacje udzielania swiadczen zdrowotnych oraz aspekty etyczne i spoteczne

zostaty okreslone zgodnie z metodykg zaproponowang w Wytycznych AOTMIT.

Bezposrednig konsekwencjg tej decyzji bedzie uksztattowanie sie¢ w Polsce nowej praktyki
klinicznej leczenia chorych z uogdlniong lub czesciowg lipodystrofia. Rozszerzone zostanie
spektrum terapeutyczne, w zwigzku z czym lekarze, ktorzy dotychczas mogli zastosowac

leczenie jedynie przy pomocy najlepszego leczenia wspomagajgcego teraz bedg mogli

skorzystac z terapii lekiem Myalepta®.

I ' konsekwencji finansowanie leku MET zapewni chorym

z uogolniong lub czesciowa lipodystrofig dostep do skuteczniejszego niz dotychczas leczenia
oraz wptynie na poprawe ich jakosci zycia. Bedzie sie to jednak wigzato ze wzrostem wydatkow
po stronie ptatnika publicznego. Wzrost wydatkéw wynikac bedzie z réznicy w kosztach lekow

(w ramieniu interwencji dodany koszt leku MET).
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Biorgc pod uwage ultra-rzadkie wskazanie do stosowania leku Myalepta®, wage problemu
zdrowotnego, udowodniong skutecznos¢ leczenia produktem oraz brak alternatywnego

leczenia, finansowanie MET z budzetu ptatnika publicznego nalezy uzna¢ za zasadne.

W analizie wskazano, ze w przypadku pozytywnej decyzji dotyczacej refundacji leku Myalepta®
nalezy oczekiwa¢ duzej korzysci zdrowotnej dla waskiej grupy chorych, dlatego tez
finansowanie technologii jest etycznie i spotecznie uzasadnione. Ponadto decyzja

refundacyjna nie spowoduje nowych konsekwencji w organizacji udzielania swiadczen.

Konkludujgc nalezy oczekiwaé, ze finansowanie leku Myalepta® u pacjentdw we
wnioskowanym wskazaniu przyczyni sie do wprowadzenia nowego standardu postepowania
terapeutycznego w leczeniu chorych z uogdlniong lub czesciowg lipodystrofig oraz przyczyni

sie do poprawy zaleznej od zdrowia jakosci zycia chorych.
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8. Zalaczniki

8.1. Uzasadnienie utworzenia odrebnej grupy limitowej

dla technologii wnioskowanej

W przypadku leku Myalepta® nie sg spetnione wymagania, o ktérych mowa w art. 15 ust. 3 pkt
1i 3 Ustawy o refundacji. Nie ma to jednak zadnego wptywu na decyzje w zakresie kwalifikaciji
do wspdlnej albo odrebnej grupy limitowej. Zapis punktu 1 (,... w przypadku, gdy droga
podania leku lub jego postac¢ farmaceutyczna w istotny sposdb ma wptyw na efekt zdrowotny
lub dodatkowy efekt zdrowotny”) dotyczy tylko sytuacji, w ktérej lek zawierajgcy dang
substancje czynng jest juz refundowany (ale jest to lek o innej drodze podania lub innej postaci
farmaceutycznej niz lek wnioskowany). Zapisy punktu 3 dotyczg wytgcznie Srodkéw
spozywczych specjalnego przeznaczenia. Lek Nazwa Myalepta® nie jest $rodkiem

spozywczym specjalnego przeznaczenia.

Na podstawie art. 15 Ustawy o refundacji nalezy stwierdzi¢, ze leku Myalepta® nie mozna
zakwalifikowac¢ do zadnej z obecnie istniejgcych grup limitowych. Lek ten nie spetnia kryteriow
kwalifikacji do wspdlnych grup limitowych, o ktérych mowa w art. 15 ust 2 Ustawy o refundacji
ze wzgledu na brak: tej samej nazwy miedzynarodowej, brak tych samych mechanizmow
dziatania i podobnych dziatan terapeutycznych, zgodnosci wskazanh i przeznaczen, tej samej

skutecznosci w poréwnaniu do jakiegokolwiek innego obecnie refundowanego preparatu.

Objecie refundacjg metreleptyny moze nastgpi¢ tylko w drodze utworzenie nowej grupy
limitowej. Nie jest mozliwe wigczenie leku Myalepta® do jednej z juz istniejgcych grup
limitowych gdyz nie ma grupy limitowej dla preparatow, ktore miatyby te same wskazania
i przeznaczenia oraz sposéb dziatania i udowodniong skuteczno$¢, wiec nie bedzie spetniony

warunek z art. 15 ust. 2 pkt 1 Ustawy o refundacji.
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8.2. Sprawdzenie zgodnosci

wymaganiami opisanymi w Rozporzadzeniu MZ

w sprawie minimalnych wymagan

Tabela 19.

Check-lista zgodnosci analizy wptywu na system ochrony zdrowia z minimalnymi

wymaganiami przedstawionymi w Rozporzadzeniu MZ w sprawie minimalnych

wymagan

Nr‘

1.

Zadanie

Oszacowanie rocznej liczebnosci populaciji

analizy z minimalnymi

Tak/Nie/nie dotyczy

n/d

1.1.

obejmujacej wszystkich pacjentéw, u ktérych wnioskowana
technologia moze by¢ zastosowana

TAK, rozdziat 2.5.1.

1.2.

docelowej, wskazanej we wniosku

TAK, rozdziat 2.5.2.

1.3.

w ktérej wnioskowana technologia jest obecnie stosowana

TAK, rozdziat 2.5.3.

1.4.

w ktorej wnioskowana technologia bedzie stosowana przy
zatozeniu, ze minister wtasciwy do spraw zdrowia wyda
decyzje o objeciu refundacjg podwyzszeniu ceny

TAK, rozdziat 2.5.4.

Oszacowanie rocznych wydatkéw podmiotu zobowigzanego
do finansowania swiadczen ze srodkéw publicznych,
ponoszonych na leczenie pacjentéw w stanie klinicznym
wskazanym we wniosku

TAK, rozdziat 2.8.

2.1.

Aktualnych

TAK, rozdziat 2.8.1.

2.2.

z wyszczegolnieniem sktadowej wydatkéw stanowigcej
refundacje ceny wnioskowanej technologii, o ile wystepuje

TAK, rozdziat 2.8.1.

llosciowa prognoza rocznych wydatkéw podmiotu
zobowigzanego do finansowania swiadczen ze srodkow
publicznych, jakie bedg ponoszone na leczenie pacjentow w
stanie klinicznym wskazanym we wniosku przy zatozeniu, ze
minister wiasciwy do spraw zdrowia nie wyda decyzji o objeciu
refundacjg podwyzszeniu ceny

TAK, rozdziat 2.8.2.

3.1.

z wyszczegolnieniem sktadowej wydatkéw stanowigcej
refundacje ceny wnioskowanej technologii

TAK, rozdziat 2.8.2.

llosciowa prognoza rocznych wydatkéw podmiotu
zobowigzanego do finansowania swiadczenh ze srodkow
publicznych, jakie bedg ponoszone na leczenie pacjentow w
stanie klinicznym wskazanym we wniosku, przy zatozeniu, ze
minister wiasciwy do spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu
refundacjg lub podwyzszeniu ceny

TAK, rozdziat 2.8.2.

4.1.

z wyszczegolnieniem sktadowej wydatkow stanowigcej
refundacje ceny wnioskowanej technologii,

TAK, rozdziat 2.8.2.

Oszacowanie dodatkowych wydatkéw podmiotu
zobowigzanego do finansowania $wiadczen ze srodkéw
publicznych, jakie bedg ponoszone na leczenie pacjentow w
stanie klinicznym wskazanym we wniosku

TAK, rozdziat 2.8.2.
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Nr ‘ Zadanie Tak/Nie/nie dotyczy
51 |2 wyszcz.egolmemem sk'fadowv_ej wydatkoyy stanowigcej TAK, rozdziat 2.8.2.
refundacje ceny wnioskowanej technologii
Minimalny i maksymalny wariant oszacowania dodatkowych
6. wydatkéw podmiotu zobowigzanego do finansowania TAK, rozdziat 2.8.2.
Swiadczen ze Srodkéw publicznych
8. Zestawienie tabelaryc’:zne vyartosm, na podstawie ktorych TAK, rozdziat 0.
dokonano oszacowan analizy oraz prognoz
9 Wyszczegglmen}e zatozen, na podstawie ktérych dokonano TAK, rozdziat 6.
oszacowan analizy oraz prognoz
wyszczegolnienie zatozen dotyczgcych kwalifikacji
9.1. | wnioskowanej technologii do grupy limitowej i wyznaczenia TAK, rozdziat 6.
podstawy limitu
Do analizy dotgczono dokument elektroniczny, umozliwiajacy
10. . . - - TAK
powtdrzenie wszystkich kalkulacji oraz prognoz
Oszacowan analizy oraz prognoz dokonano w horyzoncie
11. o . . TAK
czasowym wiadciwym dla analizy wptywu na budzet
Oszacowan oraz prognoz w analizie dokonano w
12. e . -~ o . TAK
szczegolnosci na podstawie rocznej liczebnosci populacji
w analizie wptywu na budzet przedstawiono dodatkowy
wariant, w ktérym oszacowania i prognozy uzyskano w oparciu n/d, obliczenia w analizie
12.1. | oinne dane przeprowadzono na podstawie
(w przypadku braku wiarygodnych oszacowan roczne; oszacowania liczebnosci populacii
liczebnosci populaciji)
Oszacowania analizy oraz prognozy przedstawiono w
nastepujacych wariantach
e z uwzglednieniem proponowanego instrumentu dzielenia
13. ryzyka (jezeli wnioskowane warunki objecia refundacjg NIE
obejmujg instrumenty dzielenia ryzyka),
e bez uwzglednienia proponowanego instrumentu dzielenia
ryzyka
Wskazano dowody spetnienia wymagan, o ktérych mowa:
e w art. 15 ust. 3 pkt 1i 3 Ustawy o refundacji
(jezeli wnioskowane warunki objecia refundacjg obejmujg
13.1. utworzenie nowej, odrebnej grupy limitowej) TAK, rozdziat 8.1.




@ Myalepta® (metreleptyna) wskazana do stosowania jako dodatek do
NARFT.A diety w ramach terapii zastepczej w leczeniu powikfan wynikajgcych 53
- - z niedoboru leptyny u chorych z uogdlniong lub czesciowg
erenanTa nees lipodystrofig — analiza wptywu na system ochrony zdrowia

8.3. Wyniki badania kwestionariuszowego

Podsumowanie opinii ekspertéw klinicznych w zakresie populacji oraz udziatdéw technologii

whioskowanej.

Tabela 20.

Tabela 21.
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