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Aspaveli® (pegcetakoplan) w leczeniu pacjentéw z glomerulopatig C3 lub pierwotnym btoniasto-rozplemowym ( Ce

ktebuszkowym zapaleniem nerek z kompleksami immunologicznymi. Analiza ekonomiczna.
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INDEKS AKRONIMOW I SKROTOW WYKORZYSTYWANYCH W OPRACOWANIU

Akronim / skrot

Interpretacja (peina nazwa) \

AOTMIT Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji
BIA ang. Budget Impact Analysis;
Analiza wptywu na budzet
BSC ang. Best supportive care;
Najlepsza opieka wspomagajaca
C3G ang. C3 glomerulopathy,
glomerulopatia C3
CEA ang. Cost-Effectiveness Analysis;
Analiza kosztow-efektywnosci
ChPL Charakterystyka Produktu Leczniczego
cI ang. Confidence Interval;
Przedziat ufnosci
CKD ang. Chronic Kidney Disease;
przewlekta choroba nerek
ang. Deterministic Sensitivity Analysis;
DSA Deterministyczna analiza wrazliwosci (tu: jedno- i wielokierunkowa analiza wrazliwosci i
analiza scenariuszowa)
eGEFR ang. Estimated Glomerular Filtration Rate;
Oszacowany wspotczynnik filtracji ktebuszkowej
EMA ang. European Medicines Agency
Europejska Agencja Lekéw
ESRD ang. end-stage renal disease;
Schytkowa choroba nerek
ang. International Statistical Classification of Diseases and Health Related Problems 10¢"
ICD-10 Revision,
Miedzynarodowa Statystyczna Klasyfikacja Choréb i Probleméw Zdrowotnych, wersja 10.
IC-MPGN ang. immune-complex membranoproliferative glomerulonephritis;
btoniasto-rozplemowe kitebuszkowe zapalenie nerek z kompleksamiimmunologicznymi
ICUR ang. Incremental Cost-Utility Ratio;
Inkrementalny wspdtczynnik kosztdw-efektywnosci
INMB ang. Incremental Net Monetary Benefit;
Inkrementalna korzy$¢ monetarna netto
LCI ang. Lower Confidence Interval;
Dolna granica przedziatu ufnosci
NFz Narodowy Fundusz Zdrowia
Perspektywa ptatnika Perspektywa ptatnika publicznego, tj. podmiotu zobowigzanego do finansowania $wiadczen
publicznego medycznych ze $rodkdéw publicznych (Narodowego Funduszu Zdrowia i Ministra Zdrowia)

Perspektywa wspolna

Perspektywa ptatnika publicznego i $wiadczeniobiorcy (perspektywa ptatnika za Swiadczenia
medyczne)

ang. Population, Intervention, Comparison, Outcome;

A Populacja, interwencja, poréwnanie, wynik

PSA ang. Probabilistic Sensitivity Analysis;
Probabilistyczna analiza wrazliwosci

QALY ang. Quality-Adjusted Life Years;
Lata Zycia skorygowane o jakosc¢

RSS ang. Risk Sharing Schame;
Porozumienie podziatu ryzyka

ucI ang. Upper Confidence Interval;
Gorna granica przedziatu ufnosci

uPCR ang. urine Protein-to-Creatinine Ratio;

stosunek biatka do kreatyniny w moczu




Streszczenie \

STRESZCZENIE

CEL ANALIZY

Celem analizy byla ocena zasadnosci ekonomicznej z perspektywy ptatnika publicznego i perspektywy wspdinej (pfatnika

publicznego i $wiadczeniobiorcy) finansowania ze $rodkéw publicznych stosowania produktu leczniczego Aspaveli® (pegcetakoplan)

w leczeniu pacjentéw z glomerulopatig C3 lub pierwotnym kiebuszkowym zapaleniem btoniasto-rozplemowym nerek wywotanym

kompleksami immunologicznymi, 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 punkt koncowy badan klinicznych uwzgledniony w opracowaniu i punkt koncowy analizy

ekonomicznej) [1] niniejszej analizy przedstawia sie nastepujgco:

populacje stanowili pacjenci w wieku od 12 lat i starsi z glomerulopatig C3 (ang. C3 glomerulopathy, C3G) lub pierwotnym
kiebuszkowym zapaleniem btoniasto-rozplemowym nerek wywotanym kompleksami immunologicznymi (ang. immune-
complex membranoproliferative glomerulonephritis, IC-MPGN), zgodnie z zarejestrowanym wskazaniem do stosowania
whnioskowanej technologii [57] oraz strukturg proponowanego programu lekowego [105];

wnioskowang technologie stanowito stosowanie produktu leczniczego Aspaveli® (pegcetakoplan) w dawce zgodnej z
Charakterystyka produktu leczniczego [57] (zuzycie 2 fiolek 20 ml na tydzien u wszystkich pacjentdw, niezaleznie od
objetosci przyjetej dawki czy pominiecia tej dawki), dodawanej do terapii konwencjonalnej (I);

whnioskowang technologie poréwnano z brakiem leczenia przyczynowego (z uwagi na fakt, iz pegcetakoplan stanowi
przelomowe leczenie dla populacji o niezaspokojonych potrzebach komparator stanowi najlepsza opieka wspomagajaca
[ang. best supportive care, BSC] rozumiana jako brak zastosowania pegcetakoplanu i stosowanie m.in. inhibitoréw uktadu
renina-angiotensyna, kortykosteroidow, lekdw cytotoksycznych i/lub lekdw immunosupresyjnych);

opierajac sie na wynikach Analizy klinicznej [41] w opracowaniu uwzgledniono réznice miedzy wnioskowang technologig a
komparatorem w zakresie stopnia redukgji proteinurii (uwzglednionej jako wyzsze prawdopodobienstwa przejs¢ do standw
Z nizszym stopniem proteinurii, definiowanych wg stosunku biatka do kreatyniny w moczu [ang. urine Protein-to-Creatinine
Ratio, uPCR]) i zwigzanymi z nim efektami pod postacig: zmiany progresji przewlektej choroby nerek (poprzez zmiane tempa
spadku szacowanego wspdtczynnika filtracji kiebuszkowej [ang. Estimated Glomerular Filtration , eGFR] i tempa progresji
do bardziej zaawansowanych stanow wg klasyfikacji przewlektych chordb nerek, ang. Chronic Kidney Disease, CKD) [75],
[771, [82], [83], [84], [85], [86] i zmiany prawdopodobienstwa stabilizacji choroby (brak zmiany eGFR u pacjentdw z silnie
kontrolowang proteinurig) i jej pdzniejszego nawrotu [75], [79], co kolei zwigzane bylo posrednio ze zmiang ryzyka
wystgpienia schytkowej niewydolnosci nerek (ang. end-stage renal disease, ESRD), koniecznosci przeprowadzenia
dializoterapii, przeprowadzenia przeszczepu nerki, a takze: wystapienia zgonu (z przyczyn zwigzanych z chorobg nerek lub
Z przyczyn sercowo-naczyniowych), udaru, niewydolnosci serca i zawatu miesnia sercowego [93], [99] (O);

wyniki niniejszej analizy ekonomicznej zaprezentowano pod postacia: zdyskontowanych lat zycia skorygowanych o jakosc¢
(ang. Quality-Adjusted Life Years; QALY), zdyskontowanego kosztu catkowitego, wyodrebnionych sktadowych kosztu
catkowitego, inkrementalnych wspotczynnikdw kosztdw-uzytecznosci (ang. Incremental Cost-Utility Ratio;, ICUR),
inkrementalnej korzysci monetarnej netto (ang. Zncremental Net Monetary Benefit, INMB) oraz cen progowych ocenianego

produktu, o ktdrych mowa w § 5 ust. 2 pkt 4 Rozporzadzenia Ministra Zdrowia [3].




Aspaveli® (pegcetakoplan) w leczeniu pacjentéw z glomerulopatig C3 lub pierwotnym btoniasto-rozplemowym ‘J’/Ce

ktebuszkowym zapaleniem nerek z kompleksami immunologicznymi. Analiza ekonomiczna.

Aktualnie stosowane leczenie C3G/IC-MPGN nie zapobiega pogarszaniu sie czynnosci nerek ani rozwojowi nieodwracalnego
uszkodzenia nerek; u pacjentow z C3G/IC-MPGN obserwuje sie systematyczng progresje do schytkowej niewydolnosci nerek
(ESKD). Dla chorych, ktérzy osiggng ESKD, jedynymi dostepnymi opcjami terapeutycznymi pozostajg dializoterapia oraz
przeszczepienie nerki, jednak interwencje te wigza sie z wieloma obcigzeniami i wyzszym ryzykiem zgonu. Wobec braku
dostepnego leczenia przyczynowego/modyfikujgcego przebieg choroby u pacjentdw z C3G/IC-MPGN, wystepuje wysoka
niezaspokojona potrzeba medyczna w tej populacji chorych.

C3G/IC-MPGN jest chorobg rzadka, diagnozowang rocznie u kilkudziesieciu pacjentéw w Polsce z chorobowoscig na poziomie do
kilkunastu setek pacjentow [104]. Wnioskowana technologia posiada status leku sierocego w leczeniu C3G/IC-MPGN (opinia nr
EU/3/22/2716 z dnia 11 listopada 2022 roku) poniewaz zostata opracowana do leczenia rzadkiej, zagrazajgcej zyciu lub przewlekle
wyniszczajacej choroby i/lub jej opracowanie bez zachet finansowych dla Podmiotu odpowiedzialnego byloby mato

prawdopodobne.

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

 varintz s, I

W opracowaniu zatozono refundacje wnioskowanej technologii w ramach istniejgcej grupy limitowej ,,1286.0, Pegcetakoplan”, w
ktdrej wnioskowana technologia jest obecnie refundowana w leczeniu chorych na napadowg nocng hemoglobinurig. Zgodnie z
art. 14 ustawy o refundacji [30] zatozono, ze wnioskowana technologia bedzie wydawana pacjentowi bezptatnie jako lek
stosowany w programie lekowym. Wnioskowana technologia nie posiada odpowiednika refundowanego, nie ma refundowanej
opcji terapeutycznej w analizowanym wskazaniu w Polsce oraz posiada udowodniong przewage kliniczng nad leczeniem
konwencjonalnym dostepnym w Polsce (na podstawie wynikéw badania VALIANT [54]). Na tej podstawie uznano, ze refundacja

w grupie limitowej osobnej dla pegcetakoplanu 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 lekéw (kwas mykofenolowy, azatiopryna, dapaglifiozyna, lizynopryl, lozartan, mykofenolan mofetylu,
prednisolon, ramipryl, takrolimus) okreslono na poziomie Sredniego kosztu jednostkowego lekéw refundowanych [37] wazonego
rynkiem sprzedazy w 2026 roku [49].

Koszt opieki medycznej oraz koszt powiktarh C3G/ IC-MPGN okreslono na podstawie dostepnych zrédet danych dotyczacych kosztu
w warunkach polskich — uwzgledniono zaréwno wyniki badan kosztéw choroby jak i zatozenia opublikowanych analiz
ekonomicznych [66], [67], [68]. Dane historyczne zaktualizowano do cen z 2026 roku uwzgledniajgc wskazniki cen towardw i
ustug konsumpcyjnych [56]. Dane z innych krajéw (wariant analizy wrazliwosci uwzgledniajacy koszt opieki medycznej w stanach
na podstawie [52]) poddano konwersji do PLN z wykorzystaniem danych dotyczacych wspdtczynnikéw konwersji PPP [55] i
zaktualizowano do cen z 2026 roku uwzgledniajgc wskazniki cen towardw i ustug konsumpcyjnych [56].




Streszczenie

Whnioskowana technologia nie jest finansowana ze Srodkéw publicznych we wnioskowanym wskazaniu [37]. Przy braku
refundowanej alternatywy pacjenci w chwili obecnej stosujg przede wszystkim samo leczenie konwencjonalne (BSC), ktére nie
zapewnia petnej kontroli choroby.

Tym samym jako komparator dla wnioskowanej technologii uwzgledniono kontynuacje leczenia konwencjonalnego, ktore w

badanej populacji chorych nie zapewnia petnej kontroli choroby (stanowi suboptymalne leczenie).

Analize ekonomiczng przeprowadzono z uwzglednieniem wynikow przegladu systematycznego badan klinicznych [41].

Na podstawie wynikdw Analizy klinicznej [41] w opracowaniu uwzgledniono réznice w skutecznosci klinicznej poréwnywanych
interwencji. Uwzgledniono réznice miedzy wnioskowang technologig a komparatorem w zakresie stopnia redukcji proteinurii i
zwigzanymi z nim efektami pod postacig: zmiany progresji przewlektej choroby nerek [75], [77], [82], [83], [84], [85], [86] i
zmiany prawdopodobienstwa wystapienia stabilizacji choroby i jej pdzniejszego nawrotu [75], [79], co z kolei zwigzane byto
posrednio ze zmiang ryzyka wystgpienia schytkowej niewydolnosci nerek, koniecznosci przeprowadzenia dializoterapii,
przeprowadzenia przeszczepu nerki, a takze: wystgpienia zgonu (z przyczyn zwigzanych z chorobg nerek lub z przyczyn sercowo-

naczyniowych), udaru, niewydolnosci serca i zawatu mies$nia sercowego [93], [99].

Zgodnie z rozporzadzeniem Ministra Zdrowia [3] niniejszg analize ekonomiczng przeprowadzono z perspektywy: ptatnika
publicznego (podmiotu zobowigzanego do finansowania $wiadczen ze Srodkéw publicznych) oraz ptatnika za $wiadczenia
medyczne (perspektywy rozszerzonej/wspdinej; perspektywy ptatnika publicznego (NFZ) oraz Swiadczeniobiorcy).

Ustalono, ze wyniki analizy z obydwu perspektyw sg tozsame. Nie zidentyfikowano kategorii kosztu istotnie rdznigcego

poréwnywane opcje terapeutyczne z perspektywy $wiadczeniobiorcy.

obowigzujacych w Polsce oraz uwzglednienie danych kosztowych i zatozen modelowania odzwierciedlajgcych warunki polskie (np.
wysokos¢ stdp dyskontowych, koszty jednostkowe lekdéw). W niniejszym opracowaniu uwzgledniono model opierajacy sie na
zatozeniach i danych wejéciowych z warunkdéw brytyjskich. Modelowanie oparto przede wszystkim na danych z randomizowanego
badania klinicznego 3 fazy o akronimie VALIANT (NCT05067127; gtéwna referencja [54]) oraz opublikowanych zrodet [75], [79],
[80], [87], [90], [91], [92], [93], [95], [96], [97], [98], [99].

Poza konwencjonalnymi kategoriami efektow i wynikow (koszty, QALY oraz lata zycia),




Aspaveli® (pegcetakoplan) w leczeniu pacjentéw z glomerulopatig C3 lub pierwotnym btoniasto-rozplemowym ;’/’Cen

ktebuszkowym zapaleniem nerek z kompleksami immunologicznymi. Analiza ekonomiczna.

Zestawiono koszty i konsekwencje stosowania poréwnywanych interwencji w dozywotnim horyzoncie czasowym. Przeprowadzono
analize inkrementalng z kalkulacjg inkrementalnych wspdtczynnikéw kosztdw-uzytecznosci. Okreslone wspdtczynniki poréwnano
z progiem optacalnosci wynoszacym 244 821 PLN za dodatkowy rok Zycia skorygowany o jako$¢ (trzykrotnos$¢ produktu krajowego
brutto per capita w latach 2021 — 2023).

Ustalono, ze nie zachodzg okolicznosci, o ktdrych mowa w art. 13 ust. 3 ustawy o refundacji [30] ze wzgledu na brak opcjonalnej
technologii refundowanej — brak finansowania ze Srodkdw publicznych terapii zarejestrowanych we wnioskowanym wskazaniu
oraz wykazana w badaniu VALIANT przewaga kliniczna wnioskowanej technologii nad placebo (samo leczenie konwencjonalne)
[40], [41]. Tym samym nie przedstawiono oszacowan, o ktdrych mowa w § 5 ust. 3 Rozporzadzenia Ministra Zdrowia w sprawie

minimalnych wymagan, jakie powinny spetnia¢ analizy zawarte we wniosku o objecie refundacjg [3].

Uwzgledniono dozywotni horyzont czasowy analizy kosztdw-uzytecznosci - tj. do ukoniczenia 100 lat przez standardowego
pacjenta bedgcego w wieku na poziomie $redniej wieku uczestnikow badania VALIANT). Uwzgledniony horyzont czasowy
odpowiada oczekiwanej dtugosci zycia pacjentéw z analizowanej populacji okreslonej na podstawie wynikdw modelowania (w
ramach tego horyzontu czasowego umiera >99,5% pacjentdw) oraz odzwierciedla oczekiwang dtugos¢ zycia osoby z populagji
generalnej Polski [46] bedacej w wieku pacjentdw, ktdrzy byli wigczani do badania rejestracyjnego dla wnioskowanej technologii
(powyzej 12 roku zycia — oczekiwana dtugo$¢ dalszego zycia wynoszaca 70,82 roku w przypadku kobiet oraz 63,73 roku w
przypadku mezczyzn [46]). W opracowaniu jako bazowe prawdopodobienstwo zgonu uwzgledniono dane dotyczace populacji
ogolnej Polski [46] (ryzyko zgonu nie byto nizsze od tego dla populacji ogdinej). Aspekt ten zapewnia, ze w zadanym horyzoncie
czasowym zadna z grup wieku modelowanych kohort pacjentéw nie bedzie zyta dtuzej niz standardowa osoba z populacji
generalnej Polski. W analizie wrazliwosci testowano dtugos¢ horyzontu czasowego na poziomie dtugosci obserwacji dostepnych
danych klinicznych (okoto 1 roku) do maksymalnego technicznego horyzontu czasowego.

Ze wzgledu na fakt, iz w analizie podstawowej zidentyfikowano parametry nalezace do grona parametréw niepewnych, zbadano
ich wplyw na wnioskowanie z analizy. Przeprowadzono analize wrazliwosci jednokierunkowa, wielokierunkowg oraz wartosci
skrajnych. W ramach analizy wrazliwosci testowano réwniez alternatywne Zrédta informacji oraz zatozenia dotyczace
podstawowych aspektéw modelowania. Zakres zmiennosci parametréw niepewnych ustalono na poziomie 95% przedziatu ufnosci
(CI) lub zakresu: minimum — maksimum w sytuacji braku 95% CI lub braku danych umozliwiajacych okreslenie 95% CI. W
przypadku parametréw, dla ktérych zakres niepewnosci nie zostat okreslony, przyjeto btad standardowy na poziomie 25% wartosci
analizy podstawowej; parametry testowano réwniez w analizie wrazliwosci w zakresie £100% wartosci analizy podstawowej (4.

od wartosci réwnej 0 do dwukrotnie wyzszej niz w analizie podstawowej).

Przeprowadzono probabilistyczng analize wrazliwosci dla analizy kosztow-uzytecznosci umozliwiajgcg ocene zakresu zmiennosci

punktéw korcowych analizy ekonomicznej z wykorzystaniem metod nieparametrycznych.




Streszczenie

Przeprowadzone modelowanie wykazato, ze stosowanie leku Aspaveli® w leczeniu pacjentéw z glomerulopatig C3 lub pierwotnym
ktebuszkowym zapaleniem btoniasto-rozplemowym nerek wywotanym kompleksami immunologicznymi wigze sie z dodatkowymi
efektami klinicznymi wzgledem stosowania samego leczenia konwencjonalnego.

W modelowaniu wykazano, ze dodanie pegcetakoplanu do leczenia pacjentéw z glomerulopatig C3 lub pierwotnym kiebuszkowym
zapaleniem btoniasto-rozplemowym nerek wywotanym kompleksami immunologicznymi wigzato sie z przedtuzeniem zycia bez
dializoterapii i przeszczepu nerki o 27,6 roku (tj. o 318%; warto$¢ niezdyskontowana) wzgledem BSC. Dodatkowo pacjenci
stosujacy pegcetakoplan zyli dtuzej przecietnie o 7 lat (tj. o 18%; warto$¢ niezdyskontowana).

W ramach analizy ekonomicznej ustalono, ze stosowanie produktu leczniczego Aspaveli® w leczeniu pacjentéw z glomerulopatia
C3 lub pierwotnym kiebuszkowym zapaleniem bfoniasto-rozplemowym nerek wywotanym kompleksami immunologicznymi w
horyzoncie trwania zycia (74 lata) jest:
e  zwigzane ze wzrostem zdyskontowanej liczby lat zycia wzgledem samego leczenia konwencjonalnego o 1,80 roku;
e  zwigzane ze wzrostem zdyskontowanej liczby lat Zzycia skorygowanych o jako$¢ (QALY) wzgledem samego leczenia
konwencjonalnego o 7,03 roku;

. _ PLN (wariant bez RSS) lub _ (wariant z RSS) wzgledem samego leczenia

konwencjonalnego.

Inkrementalne wspdtczynniki kosztow-uzytecznosci okreslono na poziomie:

e  w wariancie bez RSS: 3 711 391 PLN za dodatkowy rok zycia skorygowany o jako$¢;

e w wariancie z RSS: _ za dodatkowy rok zycia skorygowany o jakos¢.

Inkrementalne wspdtczynniki kosztdw-uzytecznosci byty wyzsze od progu optacalnosci (244 821 PLN za dodatkowy QALY).

W ramach analizy wrazliwosci wykazano wysoka stabilnos¢ ww. wnioskow — nie zaobserwowano zmiany wniosku wzgledem analizy
podstawowej.

Przeprowadzono 99 scenariuszy deterministycznej analizy wrazliwosci. Wykazano,

Podsumowanie

Dostepne dowody naukowe potwierdzajg skutecznos¢ i akceptowalny profil bezpieczenstwa stosowania pegcetakoplanu w tym
wskazaniu [41]. W ramach przeprowadzonego modelowania, przekfadajacego wyniki badania klinicznego 3 fazy o akronimie
VALIANT [54] na dtugoterminowe efekty kliniczne wykazano, ze stosowanie leku Aspaveli® (pegcetakoplan) w leczeniu pacjentéw
w wieku od 12 lat i starszych z glomerulopatia C3 lub pierwotnym kiebuszkowym zapaleniem btoniasto-rozplemowym nerek

wywotanym kompleksami immunologicznymi prowadzi do redukcji poziomu proteinurii (uPCR), spowolnienia tempa progresji
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choroby nerek (spadku eGFR), wydtuzenia czasu pozostawania bez dializoterapii i/lub przeszczepienia nerki ($rednio o 27,6 roku)
oraz zwiekszenia prawdopodobienstwa i czasu utrzymywania stabilizacji choroby. Powyzsze korzysci kliniczne przetozyty sie na
przedtuzenie zycia chorego ($rednio o 7 lat), wzrost jakosci zycia chorego oraz redukcje kosztéw w ciggu dalszego przebiegu
choroby (w szczegdlnosci kosztdw dializoterapii i przeszczepienia nerki, a takze kosztu leczenia zdarzen sercowo-naczyniowych).
Dodatkowo zaobserwowano, ze zmniejszenie zapotrzebowania na przeszczep nerki wsrdd chorych stosujgcych pegcetakoplan

moze przetozy¢ sie na poprawe wynikéw zdrowotnych i oszczednosci wérdd innych pacjentéw oczekujgcych na przeczep.

Niniejsza analiza wykazata, ze stosowanie leku Aspaveli® bedzie zwigzane z inkrementalnym wspotczynnikiem kosztow-
uzytecznosci przekraczajgcym przyjety prob optacalnosci (244 821 PLN za dodatkowy rok zycia skorygowany o jako$¢), 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 lekdéw sierocych polegajgcg m.in. na wprowadzeniu odmiennego, wyzszego progu

optacalnosci dla takich technologii medycznych.

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

w stosowaniu terapii niemajacej alternatywy w warunkach polskich.
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1. Cel analizy ekonomicznej

1. CEL ANALIZY EKONOMICZNE]

Celem analizy byta ocena zasadnosci ekonomicznej z perspektywy pfatnika publicznego i perspektywy
wspolnej (ptatnika publicznego i $wiadczeniobiorcy) finansowania ze $rodkéw publicznych stosowania
produktu leczniczego Aspaveli® (pegcetakoplan) w leczeniu pacjentow z glomerulopatia C3 lub
pierwotnym ktebuszkowym zapaleniem bitoniasto-rozplemowym nerek wywotanym kompleksami

immunologicznymi, w ramach programu lekowego.

2. PROBLEM DECYZYJINY

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 punkt koncowy badan
klinicznych uwzgledniony w opracowaniu i punkt koricowy analizy ekonomicznej) [1] niniejszej analizy
przedstawia sie nastepujgco:

e populacje stanowili pacjenci w wieku od 12 lat i starsi z glomerulopatig C3 (ang. C3 glomerulopathy,
C3G) lub pierwotnym kiebuszkowym zapaleniem btoniasto-rozplemowym nerek wywofanym
kompleksami immunologicznymi (ang. immune-complex membranoproliferative
glomerulonephritis, 1C-MPGN), zgodnie z zarejestrowanym wskazaniem do stosowania
whnioskowanej technologii [57] oraz strukturg proponowanego programu lekowego [105];

e wnioskowang technologie stanowito stosowanie produktu leczniczego Aspaveli® (pegcetakoplan) w
dawce zgodnej z Charakterystykg produktu leczniczego [57] (zuzycie 2 fiolek 20 ml na tydzien u
wszystkich pacjentdéw, niezaleznie od objetosci przyjetej dawki czy pominiecia tej dawki),
dodawanej do terapii konwencjonalnej (I);

e wnioskowang technologie poréwnano z brakiem leczenia przyczynowego (z uwagi na fakt, iz
pegcetakoplan stanowi przetomowe leczenie dla populacji o niezaspokojonych potrzebach
komparator stanowi najlepsza opieka wspomagajaca [ang. best supportive care, BSC] rozumiana
jako brak zastosowania pegcetakoplanu i stosowanie m.in. inhibitoréw uktadu renina-angiotensyna,
kortykosteroidow, lekow cytotoksycznych i/lub lekdw immunosupresyjnych);

e opierajgc sie na wynikach Analizy klinicznej [41] w opracowaniu uwzgledniono roznice miedzy
wnioskowang technologig a komparatorem w zakresie stopnia redukgcji proteinurii (uwzglednionej
jako wyzsze prawdopodobienstwa przej$¢ do standw z nizszym stopniem proteinurii, definiowanych
wg stosunku biatka do kreatyniny w moczu [ang. wurine Protein-to-Creatinine Ratio, uPCR]) i

zwigzanymi z nim efektami pod postacia: zmiany progresji przewlektej choroby nerek (poprzez
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zmiane tempa spadku szacowanego wspotczynnika filtracji klebuszkowej [ang. Estimated
Glomerular Filtration , eGFR] i tempa progresji do bardziej zaawansowanych standw wg klasyfikacji
przewlektych chordb nerek, ang. Chronic Kidney Disease, CKD) [75], [77], [82], [83], [84], [85],
[86] i zmiany prawdopodobienstwa stabilizacji choroby (brak zmiany eGFR u pacjentéw z silnie
kontrolowang proteinurig) i jej pézniejszego nawrotu [75], [79], co kolei zwigzane byto posrednio
ze zmiang ryzyka wystgpienia schytkowej niewydolnosci nerek (ang. end-stage renal disease,
ESRD), koniecznoscig przeprowadzenia dializoterapii, przeprowadzenia przeszczepu nerki, a takze:
wystgpienia zgonu (z przyczyn zwigzanych z chorobg nerek lub z przyczyn sercowo-naczyniowych),
udaru, niewydolnosci serca i zawatu miesnia sercowego [93], [99] (O);

e wyniki niniejszej analizy ekonomicznej zaprezentowano pod postacia: zdyskontowanych lat zycia
skorygowanych o jako$¢ (ang. Quality-Adjusted Life Years, QALY), zdyskontowanego kosztu
catkowitego, wyodrebnionych sktadowych kosztu catkowitego, inkrementalnych wspdtczynnikow
kosztéw-uzytecznosci (ang. Incremental Cost-Utility Ratio;, ICUR), inkrementalnej korzysci
monetarnej netto (ang. Incremental Net Monetary Benefit, INMB) oraz cen progowych ocenianego

produktu, o ktérych mowa w § 5 ust. 2 pkt 4 Rozporzadzenia Ministra Zdrowia [3].

Przeprowadzona analiza ekonomiczna dotyczaca finansowania wnioskowanej technologii ze $rodkdéw
publicznych zgodna jest z Wytycznymi AOTMIT dla przeprowadzania ocen technologii lekowych [1] oraz

spetnia minimalne wymagania Ministra Zdrowia przedstawione w rozporzadzeniu [3].

2.1. SPOSOB FINANSOWANIA

Firma Swedish Orphan Biovitrum Sp. z 0.0. wnioskuje o0 objecie refundacjg produktu leczniczego
Aspaveli® (pegcetakoplan) w ramach czesci B Wykazu refundowanych lekéw, $rodkdw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych (,Leki dostepne w ramach
programu lekowego”) co umozliwi jego stosowanie w leczeniu pacjentdw z glomerulopatia C3 lub
pierwotnym kiebuszkowym zapaleniem bfoniasto-rozplemowym nerek wywotanym kompleksami

immunologicznymi [40].

Whioskowana technologia zarejestrowana jest do stosowania we wnioskowanym wskazaniu [57] i nie

jest obecnie finansowana ze srodkéw publicznych w Polsce w tym wskazaniu [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 wspdinej grupy limitowej
kwalifikuje sie lek posiadajgcy te samg nazwe miedzynarodowg i zblizony mechanizm dziatania, przy

zastosowaniu nastepujgcych kryteriow: tych samych wskazan lub przeznaczen, w ktorych sa
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refundowane, podobnej skutecznosci. Zapisy art. 15 ust. 2 i 3 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji
lekow, Srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych
odnoszg sie do porownania nazwy miedzynarodowej, mechanizmu dziatania, drogi podawania, postaci
farmaceutycznej i zbieznosci wskazan pomiedzy wnioskowang technologig a technologig obecng w danej

grupie, do ktorej rozwazane jest wpisanie wnioskowanej technologii.

W chwili obecnej wnioskowana technologia finansowana jest ze $rodkéw publicznych w innym
programie lekowym (B.96.) w leczeniu chorych z napadowg nocng hemoglobinurig [37]. Stosowanie
wnioskowanej technologii nie jest finansowane ze $rodkéw publicznych w leczeniu pacjentéw z
glomerulopatia C3 Ilub pierwotnym kiebuszkowym zapaleniem bfoniasto-rozplemowym nerek
wywotanym kompleksami immunologicznymi, tym samym pacjenci z analizowanej populacji nie maja

mozliwosci stosowania pegcetakoplanu.

Analizowany problem decyzyjny dotyczyt rozszerzenia zakresu wskazan, w ktérych wnioskowana
technologia jest objeta refundacjg. Na tej podstawie uznano, ze refundacja w istniejgcej grupie ,,1286.0,
Pegcetakoplan” zgodna jest z zapisami art. 15 ust. 2 i 3 ustawy o refundacji [30]. Zgodnie z art. 15 ust.
2 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, Srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego oraz wyrobow medycznych [30] do wspdlnej grupy limitowej kwalifikuje sie lek
posiadajacy te samg nazwe miedzynarodowg i zblizony mechanizm dziatania, przy zastosowaniu
nastepujacych kryteriow: tych samych wskazan lub przeznaczen, w ktérych sg refundowane oraz

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 przypadku wnioskowanej technologii i tej samej technologii
w grupie limitowej ,1286.0, Pegcetakoplan” nie istniejg réznice w: nazwie miedzynarodowej,
mechanizmie dziatania, drodze podawania i postaci farmaceutycznej. Rdznica dotyczy wytacznie
wskazania do objecia refundacjg. Co wiecej, wnioskowana technologia nie posiada odpowiednika
refundowanego, nie ma refundowanej opcji terapeutycznej w analizowanym wskazaniu w Polsce oraz
posiada udowodniong przewage kliniczng nad leczeniem konwencjonalnym dostepnym w Polsce (na
podstawie wynikow badania VALIANT [54]).

Biorgc pod uwage brzmienie art. 15 ust. 2 ww. ustawy nalezy zauwazy¢, iz odnosi sie on do tych samych

wskazan lub przeznaczen leku, natomiast wnioskowane wskazanie leku Aspaveli® jest inne niz wskazania
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obecnie refundowane. Jednak w Swietle ustalenia przez Ministra Zdrowia nazwy grupy
limitowej nieodnoszacej sie do nazwy choroby, a opartej o typ lekdw, art. 15 ust. 2 nalezy interpretowac

wiasnie w Swietle nazwy nadanej grupie limitowej 1286.0 przez Ministra Zdrowia.

Zaobserwowano, ze refundacja wnioskowanej technologii w nowej, osobnej grupie limitowej (jako lek
innowacyjny, nieposiadajgcy odpowiednikéw w analizowanym wskazaniu, w mysl Ustawy o refundacji
[30]) bytaby zwigzana z takimi samymi oficjalnymi cenami i skutkami finansowymi dla ptatnika
publicznego, jak refundacja wnioskowanej technologii w istniejgcej grupie limitowej ,1286.0,
Pegcetakoplan” — w obydwu przypadkach limit finansowania wnioskowanej technologii bedzie na
poziomie jej ceny hurtowej. Tym samym uznano, ze decyzja dotyczaca grupy limitowej w ramach
sposobu refundacji wnioskowanej technologii nie bedzie miata wptywu na wyniki niniejszej analizy i
aspekt ten nie byt testowany w ramach analizy wrazliwosci.

Przyjeto, ze kalkulacja limitu finansowania we wnioskowanej grupie limitowej uwzglednia¢ bedzie

aktualnie obowigzujgce zasady w grupie ,,1286.0, Pegcetakoplan”.

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

pacjentowi bezptatnie.

Zgodnie ze specyfikacjg wnioskowanego produktu leczniczego [57] oraz sposobem rozliczania substancji
czynnej w ramach programoéw lekowych w analizie uwzgledniono rozliczenia z NFZ petnych fiolek leku.
Przyjeto, ze NFZ bedzie finansowat ze Srodkéw publicznych kazda wydang fiolke wnioskowanej

technologii.

Podsumowanie przedstawionych powyzej aspektdw refundacyjnych zamieszczono w Analizie wptywu na

system ochrony zdrowia [104].
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2.2. POROWNYWANE INTERWENCIE

2.2.1. WNIOSKOWANA TECHNOLOGIA

Pegcetakoplan jest ukierunkowanym inhibitorem C3 i C3b, zbudowanym z dwdch cyklicznych peptydéw
15-aminokwasowych sprzezonych z liniowg czgsteczka glikolu polietylenowego, co ma na celu
wydtuzenie okresu pottrwania. Pegcetakoplan wigze sie z biatkiem dopetniacza C3 oraz jego fragmentem
aktywacyjnym C3b (stanowigcymi element uktad dopetniacza), regulujgc tym samym rozszczepienie C3

oraz powstawanie dalszych efektoréw kaskady aktywacji dopetniacza.

Whnioskowang technologie stanowito stosowanie produktu leczniczego Aspaveli® (pegcetakoplan,) w
dawce zgodnej z Charakterystyka produktu leczniczego [57].
Dawkowanie wnioskowanej technologii okreSlono na podstawie: wynikow badania VALIANT oraz

zarejestrowanego schematu dawkowania [57].

Pegcetakoplan jest stosowany jako leczenie dodane do leczenia konwencjonalnego (BSC). W modelu

przyjeto, ze leczenie pegcetakoplanem moze zostac przerwane w kazdym cyklu zgodnie z zatozonym
odsetkiem przerwan terapii. Przyjeto stosowanie pegcetakoplanu u wszystkich zyjacych pacjentow z
wyijatkiem pacjentow dializowanych, u ktérych nie oczekuje sie klinicznej korzysci z obnizenia uPCR.

Przeszczepienie nerki zamodelowano jako zdarzenie prowadzace do poprawy zaréwno stadium CKD, jak
i poziomu UPCR. W przypadku pacjentdow po przeszczepieniu kontynuowano leczenie pegcetakoplanem,

o ile pacjent nie przerwat terapii przed przeszczepem.

W trakcie badania VALIANT szesSciu pacjentdéw przerwato leczenie pegcetakoplanem przed wystgpieniem
ESRD: dwdch w okresie kontrolowanym, dwdch w okresie otwartym (tj. wsrdd pacjentow

rozpoczynajgcych badanie w ramieniu pegcetakoplanu) oraz dwdch w okresie otwartym wsréd
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pacjentow, ktdrzy przeszli z placebo na pegcetakoplan. Na podstawie tych danych ryzyko dyskontynuacji

zostato okreélone na poziomie- na cykl.

W grupie wnioskowanej technologii przyjeto przewlekte stosowanie leczenia konwencjonalnego (BSC),
do wystgpienia zgonu pacjenta. Zatozono, ze przerwania poszczegolnych elementow terapii
sktadajgcych sie na BSC sg posrednio odzwierciedlone w rozktadzie stosowanych terapii, okreslonym na

podstawie danych z badania VALIANT (szczegoty w kolejnym rozdziale).
2.2.2. KOMPARATOR

Whioskowana technologia nie jest finansowana ze $rodkéw publicznych w leczeniu pacjentéw z
glomerulopatia C3 Ilub pierwotnym kiebuszkowym zapaleniem bfoniasto-rozplemowym nerek
wywotanym kompleksami immunologicznymi [37]. Przy braku refundowanej alternatywy, pacjenci w
chwili obecnej stosujg przede wszystkim samo leczenie konwencjonalne (BSC), ktére nie zapewnia
peinej kontroli choroby.

Tym samym jako komparator dla wnioskowanej technologii uwzgledniono kontynuacje leczenia

konwencjonalnego (BSC).

Majac na uwadze charakter leczenia konwencjonalnego w analizie przyjeto jego stosowanie przewlekle,

do zgonu.

Strukture BSC okres$lono na podstawie danych z badania VALIANT — uwzgledniono najczesciej
stosowane terapii towarzyszace: inhibitory ACE lub antagonisci receptora angiotensyny II (ACEi/ARB);

leki immunosupresyjne; glikokortykosteroidy ogdlnoustrojowe; inhibitory SGLT2.

Tabela 1. Odsetek wykorzystania poszczegoinych sktadnikow BSC w badaniu VALIANT.

Faza otwarta* Faza kontrolowana
ACEi/ARB
leki immunosupresyjne
glikokortykosteroidy ogélnoustrojowe
inhibitory SGLT2
* dane uwzglednione w analizie podstawowej; brak wplywu na wyniki ze wzgledu na uwzglednienie BSC w obydwu

poréwnywanych grupach chorych (pegcetakoplan vs placebo)

Przy ocenie kosztu BSC uwzgledniono refundowane substancje czynne nalezace do ww. grup (kwas
mykofenolowy, azatiopryna, dapagliflozyna, lizynopryl, lozartan, mykofenolan mofetylu, prednisolon,
ramipryl, takrolimus) [37], ktore sg najczesciej stosowane w leczeniu pacjentow z analizowanej populaciji

wg zatozen modelu oryginalnego.
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2.4. Uwzglednione efekty zdrowotne i wybér zrédet danych klinicznych \ \%

Szczegoty dotyczace wnioskowanej technologii i wyboru komparatoréw przedstawiono w

przeprowadzonej przez Centrum HTA Sp. z 0.0. Analizie problemu decyzyjnego [40].
2.3. CHARAKTERYSTYKA POPULACII DOCELOWE]

Zarejestrowane wskazanie do stosowania produktu leczniczego Aspaveli® obejmuje:

e leczenie dorostych pacjentdbw z napadowg nocng hemoglobinurig, u ktérych wystepuje
niedokrwisto$¢ hemolityczna;

e leczenie pacjentéw dorostych i mtodziezy w wieku od 12 do 17 lat z glomerulopatia C3 lub
pierwotnym  btoniasto-rozplemowym kitebuszkowym zapaleniem nerek z kompleksami
immunologicznymi w skojarzeniu z inhibitorem ukfadu renina-angiotensyna (ang. renin-angiotensin
system, RAS), z wyjatkiem przypadkow, w ktorych leczenie inhibitorem RAS nie jest tolerowane lub

jest przeciwwskazane [57].

Aktualnie wnioskowana technologia finansowana jest ze $rodkéw publicznych w Polsce w obrebie
pierwszego zarejestrowanego wskazania [37]; wnioskowane wskazanie dotyczy drugiego
zarejestrowanego wskazania.

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

lekowym zaproponowano szczegdtowe kryteria wigczenia do leczenia wnioskowang technologia.

Analize przeprowadzono z uwzglednieniem dostepnych danych Kklinicznych z badania klinicznego
VALIANT [54] zidentyfikowanego w ramach przegladu systematycznego [41].

W opracowaniu uwzgledniono charakterystyki i wyniki zdrowotne pacjentéow zgodne z zatozeniami i
wynikami modelu ekonomicznego Whnioskodawcy. Uwzgledniono przede wszystkim dane dotyczace
uczestnikéw badania VALIANT.

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 pacjentdw wptywajgce na wyniki analizy przedstawiono ponizej.

Tabela 2. Charakterystyki wejsciowe pacjentéw z analizowanej populacji.

Sredni wiek, lata 25,97
Masa ciala, kg 63,09
Odsetek mezczyzn 43,55%
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Wejsciowy rozktad stanéw uPCR

2.4. UWZGLEDNIONE EFEKTY ZDROWOTNE I WYBOR ZRODEL DANYCH KLINICZNYCH

Produkt leczniczy Aspaveli® jest terapig zarejestrowang bezposrednio w leczeniu pacjentow z
glomerulopatia C3 Ilub pierwotnym kiebuszkowym zapaleniem btoniasto-rozplemowym nerek
wywotanym kompleksami immunologicznymi. Dostepne dowody naukowe potwierdzajg skutecznosc i

akceptowalny profil bezpieczenstwa stosowania pegcetakoplanu w tym wskazaniu [41].

Na podstawie wynikow Analizy klinicznej [41] w opracowaniu uwzgledniono réznice w skutecznosci
klinicznej poréwnywanych interwenciji.

Wykorzystano model analizy ekonomicznej Wnioskodawcy. Ze wzgledu na charakter analizowanego
schorzenia obejmujgcego chorobe ultrarzadka i zwigzany z tym aspektem brak odpowiednich danych,
w modelu wykorzystano szereg zrodet pozwalajgcych uchwyci¢ diugoterminowe efekty i koszty
zastosowania porownywanych technologii. Uwzgledniono model opierajacy sie na zatozeniach i danych
wejsciowych z warunkow brytyjskich. Modelowanie oparto przede wszystkim na danych z
randomizowanego badania klinicznego 3 fazy o akronimie VALIANT (NCT05067127; gtdwna referencja
[54]) oraz opublikowanych zrédet [75], [79], [80], [87], [90], [91], [92], [93], [95], [96], [97], [98],
[99].

Badanie VALIANT (NCT05067127) byto randomizowanym, podwdijnie zaslepionym, kontrolowanym
placebo, wieloosrodkowym badaniem klinicznym oceniajgcym skuteczno$¢ i bezpieczenstwo
pegcetakoplanu u 124 pacjentéw w wieku =12 lat z glomerulopatia C3 lub pierwotnym btoniasto-
rozplemowym ktebuszkowym zapaleniem nerek zaleznym od komplekséw immunologicznych (pIC-
MPGN). Uczestnikow losowo przydzielono do grupy pegcetakoplanu lub placebo, podawanych dwa razy
w tygodniu przez 26 tygodni. Po zakonczeniu okresu kontrolowanego wszyscy uczestnicy mogli wzigc

udziat w 26-tygodniowej otwartej fazie przedtuzenia, w ktdrej wszyscy otrzymywali pegcetakoplan.
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Pierwszorzedowym punktem koricowym badania byta zmiana wzgledem wartosci wyjsciowej wskaznika
stosunku biatka do kreatyniny w moczu (uPCR) w 26. tygodniu — oceniono bezposredni wplyw

wnioskowanej technologii na stopien biatkomoczu.

Biatkomocz jest cechg uszkodzenia ktebuszkdw nerkowych oraz uznanym predyktorem progres;i
przewlektej choroby nerek (CKD). W dostepnych danych podkresla sie jego podwojng role: markera
ciezkosci choroby oraz modyfikowalnego celu leczenia. W szczegdlnosci dotyczy to chordb
ktebuszkowych, takich jak C3G/IC-MPGN, ogniskowe segmentalne stwardnienie ktebuszkéw oraz inne
pierwotne glomerulopatie. Wczesna i utrzymujaca sie redukcja biatkomoczu wigze sie ze spowolnieniem
spadku eGFR, nizszym ryzykiem niewydolnosci nerek oraz poprawg przezycia. W konsekwencji redukcja
biatkomoczu jest uzasadnionym elementem stratyfikacji ryzyka oraz oceny odpowiedzi na leczenie u
pacjentow z C3G/IC-MPGN.

Uzasadnienie to jest spojne z wynikami badan klinicznych i obserwacyjnych oraz z podej$ciem
prezentowanym w pracach dotyczacych punktéw koncowych badan w C3G: podkresla sie, ze klinicznie
istotna redukcja biatkomoczu, zwtaszcza gdy wspdtwystepuje ze stabilizacjg lub poprawg eGFR, stanowi
wiarygodny sygnat skutecznosci leczenia:

e MDRD (Peterson 1995) [82]. Wykazano, ze podwyzszony biatkomocz, zwtaszcza >1 g/dobe, wigze
sie z szybszym spadkiem eGFR. Stwierdzono réwniez, ze redukcja biatkomoczu uzyskana poprzez
intensyfikacje kontroli ci$nienia tetniczego oraz stosowanie inhibitorow uktadu renina—angiotensyna
prowadzi do wolniejszego spadku eGFR. Wyniki te wspierajg traktowanie biatkomoczu jako celu
terapeutycznego, a nie wytgcznie markera rokowniczego.

e Marques 2022 [83]. W kohorcie 197 pacjentéw (mediana obserwacji 6,5 roku) stwierdzono, ze
osiggniecie biatkomoczu <1 g/dobe w pierwszym roku wigze sie z 55% redukcjg ryzyka istotnego
spadku eGFR, niezaleznie od wyjéciowej czynnosci nerek i nasilenia biatkomoczu. Wynik ten
sugeruje wiekszg wartos¢ prognostyczng wczesnej odpowiedzi na leczenie niz punktu wyjsciowego.

e BRIGHTEN - analiza post hoc (Gohda 2023) [84]. Wykazano, Zze u pacjentdw z uPCR 23,5 g/g
wystepuje najwyzsze ryzyko szybkiej utraty funkcji nerek, definiowanej jako roczny spadek eGFR
>5 mL/min/1,73 m2,

e FSGS - kohorta wieloosrodkowa (Troost 2021) [85]. Stwierdzono, ze redukcja biatkomoczu,
rowniez czesciowa, wigze sie z istotnie lepszym ,przezyciem nerkowym”, opdznieniem rozwoju
ESKD oraz mniejszg potrzeba dializoterapii. Wyniki te potwierdzajg przydatnosé¢ biatkomoczu jako
punktu koncowego terapii w badaniach i praktyce klinicznej.

e UK RaDaR (Masoud 2024) [75]. Nie wykazano niezaleznej warto$ci prognostycznej biatkomoczu w
momencie rozpoznania dla ryzyka niewydolno$ci nerek. Jednoczes$nie stwierdzono, ze wczesna

redukcja biatkomoczu (=50% spadek) lub osiggniecie UPCR <0,88 g/g w ciggu 12 miesiecy wigze
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sie z istotnie nizszym ryzykiem progresji do niewydolnosci nerek. Podkresla to znaczenie
krotkoterminowych trenddw biatkomoczu.

e Kohorta hiszpanska (Caravaca-Fontan 2024) [77]. Wzrost biatkomoczu w ujeciu zaleznym od czasu
wigzat sie z gorszym rokowaniem nerkowym. Osiggniecie >50% redukcji biatkomoczu wigzato sie
Z nizszym ryzykiem niewydolnosci nerek (HR 0,61; 95% CI 0,46-0,75; p <0,001). Dodatkowo
wykazano zwigzek wczesnych redukcji (30% po 6 mies. lub 50% po 12 mies.) z wolniejszym
spadkiem eGFR. Najkorzystniejsze wyniki dotyczyty pacjentéw z utrzymywanym ,$rednim w czasie”
biatkomoczem <1 g/dobe.

e Kidney Health Initiative — punkty koncowe w C3G (Nester 2024) [86]. Panel uznat, ze klinicznie
istotna redukcja biatkomoczu, szczegdlnie tacznie ze stabilizacjg lub poprawg eGFR, stanowi
wiarygodny wskaznik skutecznosci leczenia. Pomimo braku petnego konsensusu co do progow
liczbowych, redukcje biatkomoczu wskazano jako kluczowy punkt koficowy w ocenie nowych
terapii, w tym lekéw ukierunkowanych na dopetniacz.

W konsekwencji ww. danych redukcje biatkomoczu mozna traktowac jako parametr o znaczeniu

prognostycznym i jednoczesnie uzyteczny punkt koncowy/zmienng posrednig w ocenie efektu terapii, w

tym lekéw ukierunkowanych na dopetniacz.

Na potrzeby przygotowania modelu dla pegcetakoplanu, przy uwzglednieniu dostepnych informacji na
temat przebiegu przewlektych chordb nerek (por. informacje powyzej) przeanalizowano dane z badania

VALIANT dotyczace eGFR oraz poziomu biatkomoczu.

~
o
-

rozdziat 3.5.).

Tym samym w opracowaniu uwzgledniono rdznice miedzy wnioskowang technologig a komparatorem
w zakresie stopnia redukcji proteinurii (uwzglednionej jako wyzsze prawdopodobienstwa przej$¢ do
standw z nizszym stopniem proteinurii, definiowanych wg uPCR) i zwigzanymi z nim efektami pod
postacig: zmiany progresji przewlektej choroby nerek (poprzez zmiane tempa spadku eGFR i tempa
progresji do bardziej zaawansowanych stanéow wg CKD [75], [77], [82], [83], [84], [85], [86] i zmiany
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2.4. Uwzglednione efekty zdrowotne i wybér zrédet danych klinicznych HT,

prawdopodobienstwa stabilizacji choroby (brak zmiany eGFR u pacjentow z silnie kontrolowang
proteinurig) i jej pdzniejszego nawrotu [75], [79], co kolei zwigzane byto posrednio ze zmiang ryzyka
wystgpienia ESRD, koniecznosci przeprowadzenia dializoterapii, przeprowadzenia przeszczepu nerki, a

takze: wystgpienia zgonu (z przyczyn zwigzanych z chorobg nerek lub z przyczyn sercowo-

naczyniowych), udaru, niewydolnosci serca i zawatu miesnia sercowego [93], [99].
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przedstawiono w rozdziale 3.5. niniejszego opracowania.
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3. METODY PRZEPROWADZENIA ANALIZY EKONOMICZNE]

3.1. STRATEGIA ANALITYCZNA

Strategia analityczna niniejszego opracowania uwzglednia wykonanie analizy ekonomicznej w oparciu o
przeprowadzony de novo przeglad systematyczny medycznych baz danych w celu okresSlenia

efektywnosci analizowanej interwencji.

Analize ekonomiczng przeprowadzono z uwzglednieniem wynikow przegladu systematycznego

medycznych baz danych przygotowanego przez Centrum HTA Sp. z o0.0. [41].

W ramach analizy efektywnosci klinicznej, po przeprowadzeniu przegladu systematycznego medycznych
baz danych, zakwalifikowano do analizy wybrane doniesienia naukowe, biorgc pod uwage ich tematyke
i wiarygodnos¢, po czym zestawiono wyniki skutecznosci klinicznej i bezpieczenstwa dla poszczegdinych

procedur medycznych [41].

Ocena wiarygodnosci danych klinicznych zostata przeprowadzona zgodnie z zasadami Medycyny Opartej

na Dowodach Naukowych (ang. Evidence-Based Medicine) [4].

W opracowaniu zaadaptowano model Wnioskodawcy przygotowany na potrzeby ubiegania sie o
refundacje w krajach europejskich. Model zostat dostosowany do warunkéw polskich poprzez
przystosowanie raportowania wynikow do wymogdéw obowigzujgcych w Polsce oraz uwzglednienie
danych kosztowych i zatozenn modelowania odzwierciedlajgcych warunki polskie (np. wysokosS¢ stop
dyskontowych, koszty jednostkowe lekdw). W niniejszym opracowaniu uwzgledniono model opierajgcy

sie pierwotnie na zatozeniach i danych wejsciowych z Wielkiej Brytanii.
Wykorzystano ogdlnie akceptowalne metody biostatystyczne i epidemiologiczne [1]-[29], [35].
Przeprowadzona analiza ekonomiczna zgodna jest z Wytycznymi AOTMIT dla przeprowadzenia ocen

technologii lekowych [1] oraz spetnia minimalne wymagania Ministra Zdrowia przedstawione w

Rozporzadzeniu [3].
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3.2. PERSPEKTYWA EKONOMICZNA

Zgodnie z rozporzadzeniem Ministra Zdrowia [3] niniejszg analize ekonomiczng przeprowadzono z

perspektywy:

e platnika publicznego (podmiotu zobowigzanego do finansowania S$wiadczen ze Srodkow
publicznych) oraz

e piatnika za $wiadczenia medyczne (perspektywy rozszerzonej/wspdinej; perspektywy ptatnika

publicznego oraz $wiadczeniobiorcy).

W opracowaniu pominieto perspektywe spoteczng, gdyz ewentualne kategorie kosztéow posrednich
mogacych mie¢ znaczenie przy ocenie zasadnosci ekonomicznej stosowania wnioskowanej technologii
w miejsce komparatoréw nie zostaty zmierzone w warunkach polskich (brak badan oceniajgcych m.in.
koszty posrednie C3G/IC-MPGN w Polsce).

Ustalono, ze wyniki analizy z obydwu perspektyw sg tozsame. Nie zidentyfikowano kategorii kosztu
istotnie réznigcego poréwnywane opcje terapeutyczne z perspektywy $wiadczeniobiorcy, o czym
$wiadczg wyniki analizy wrazliwosci uwzgledniajgcej koszty z perspektywy $wiadczeniobiorcy (koszt

lekow petnoptatnych i/lub koszt doptaty do lekdw refundowanych).

3.3. HORYZONT CZASOWY

Whnioskowana technologia jest stosowana przewlekle, do momentu braku korzysci klinicznych
osigganych z leczenia lub zgonu pacjenta (szczegdty w rozdziale 2.2. i Analizie problemu decyzyjnego
[40]). Konsekwencje zdrowotne zastosowania wnioskowanej technologii, w tym potencjalne
przedtuzenie Zzycia pacjenta poprzez zmniejszenie ryzyka wystgpienia zdarzen zwigzanych z
podwyzszonym ryzykiem zgonu, réwniez przemawiajg za uwzglednieniem dtugiego horyzontu

Czasowego.

W ramach niniejszego opracowania uwzgledniono istotne réznice w skutecznosci klinicznej
wnioskowanej technologii wzgledem komparatora [41]. Dowody naukowe wskazuja, ze stosowanie
wnioskowanej technologii w miejsce komparatora moze przektada¢ sie na dtugoterminowe efekty
kliniczne pod postacig zwiekszenia jakosci zycia biorgc pod uwage bezprecedensowg poprawe

biatkomoczu u analizowanych pacjentow [41].
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Tym samym, horyzont adekwatny do kazdego pordwnania obejmuje okres manifestacji efektow
klinicznych wnioskowanej technologii oraz réznicy w kosztach pomiedzy analizowanymi schematami

leczenia.

Uwzgledniono dozywotni horyzont czasowy analizy kosztow-uzytecznosci (-, tj. do ukonczenia 100
lat przez standardowego pacjenta bedgcego w wieku na poziomie $redniej wieku uczestnikdw badania
VALIANT). Uwzgledniony horyzont czasowy odpowiada oczekiwanej dtugosci zycia pacjentow z
analizowanej populacji okreslonej na podstawie wynikdw modelowania (w ramach tego horyzontu
czasowego umiera =99,5% pacjentéw) oraz odzwierciedla oczekiwang dtugosc¢ zycia osoby z populacii
generalnej Polski [46] bedacej w wieku pacjentdw, ktdrzy byli wigczani do badania rejestracyjnego dla
wnioskowanej technologii (powyzej 12 roku zycia — oczekiwana dtugosc dalszego zycia wynoszaca 70,82
roku w przypadku kobiet oraz 63,73 roku w przypadku mezczyzn [46]). W opracowaniu jako bazowe
prawdopodobienstwo zgonu uwzgledniono dane dotyczace populacji ogolnej Polski [46] (ryzyko zgonu
nie byto nizsze od tego dla populacji ogdinej). Aspekt ten zapewnia, ze w zadanym horyzoncie czasowym
zadna z grup wieku modelowanych kohort pacjentéw nie bedzie zyta dtuzej niz standardowa osoba z
populacji generalnej Polski. W analizie wrazliwosci testowano dtugos¢ horyzontu czasowego na poziomie
dtugosci obserwacji dostepnych danych klinicznych (okoto 1 roku) do maksymalnego technicznego

horyzontu czasowego.

Horyzont czasowy analizy zostat ustalony na takim samym poziomie zaréwno dla kosztow, jak i dla

efektdw zdrowotnych.
3.4. TECHNIKA ANALITYCZNA I PUNKTY KONCOWE ANALIZY EKONOMICZNEJ

W ramach niniejszego opracowania uwzgledniono istotne réznice w efektach zdrowotnych stosowania
whnioskowanej technologii i komparatora.

Ustalono, ze dodatkowy efekt wnioskowanej technologii obejmuje przede wszystkim poprawe
biatkomoczu u analizowanych pacjentéw [41]. Nieskutecznie leczony lub suboptymalnie leczony
biatkomocz moze mie¢ dtugoterminowe konsekwencje zdrowotne pod postacig wystepowania zdarzen
lub przewlektych stanéw klinicznych zagrazajacych zyciu chorego. Przedstawione efekty dotyczg zmiany

jakosci zycia chorych, ale réwniez potencjalnego wptywu na dtugos¢ zycia chorych.

Na tej podstawie w ramach niniejszego opracowania przeprowadzono zestawienie kosztow i wynikow
zdrowotnych pod postacig lat Zzycia skorygowanych o jako$¢ (QALY). Przeprowadzono analize

inkrementalng polegajgcg na ocenie wysokosci inkrementalnego wspdtczynnika kosztow-efektywnosci.
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3.4. Technika analityczna i punkty koncowe analizy ekonomicznej ‘

Zgodnie z Rozporzadzeniem Ministra Zdrowia w sprawie minimalnych wymagan [3], jako podstawowe
punkty koncowe niniejszej analizy uwzgledniono inkrementalne wspdtczynniki kosztéw-efektywnosci
okreslone dla wynikow zdrowotnych pod postacia QALY. Prog optacalnosci ustalono na poziomie
244 821 PLN za dodatkowy QALY (trzykrotnos¢ produktu krajowego brutto per capita w latach 2021
—2023) [30], [36].

Ustalono, ze nie zachodzg okolicznosci, o ktérych mowa w art. 13 ust. 3 ustawy o refundacji [30] ze
wzgledu na brak opcjonalnej technologii refundowanej — brak finansowania ze $rodkéw publicznych
leczenia zarejestrowanego we wnioskowanym wskazaniu oraz wykazana w badaniu VALIANT przewaga
kliniczna wnioskowanej technologii nad placebo (samo leczenie konwencjonalne, BSC) [40], [41]. Tym
samym nie przedstawiono oszacowan, o ktérych mowa w § 5 ust. 3 Rozporzgdzenia Ministra Zdrowia w

sprawie minimalnych wymagan, jakie powinny spetniac analizy zawarte we wniosku o objecie refundacja

[3].

Wyniki analizy podstawowej przedstawiono pod postacia:

e zestawienia kosztow-konsekwencji (zgodnie z § 5 ust. 2 pkt 1 rozporzadzenia [3]);

e rdznicy w kosztach i efektach pomiedzy poréwnywanymi interwencjami;

¢ inkrementalnych wspdtczynnikow kosztéw-efektywnosci (zgodnie z § 5 ust. 2 pkt 2 Rozporzadzenia
[3]) oraz

e cen zbytu netto ocenianego produktu, o ktdrych mowa w § 5 ust. 2 pkt 4 Rozporzadzenia Ministra
Zdrowia [3].

Dodatkowo przedstawiono inkrementalng korzy$¢ monetarng netto (INMB) majgc na uwadze, iz
parametr ten informuje o optacalnosci wnioskowanej technologii nawet w sytuacji braku dodatkowego
efektu (réznica w QALY réwna 0) oraz w sytuacji dominacji lub oszczednosci, ktdrym towarzyszy utrata
efektu klinicznego. INMB oblicza sie jako réznica miedzy dwoma parametrami: iloczynu réznicy w QALY
i progu opfacalnosci oraz réznica w kosztach catkowitych. Nieujemna warto$¢ INMB $wiadczy o

optacalnosci wnioskowanej technologii wzgledem komparatora.

Przy estymacji progowych cen przedstawiono progowe ceny zbytu netto, ktdre po uwzglednieniu stawki

VAT (8%) i marzy hurtowej mogg przedstawiac progowy koszt fiolki z perspektywy ptatnika publicznego

(rogone ceny hurtone ruto). |

W ramach analizy wrazliwosci przedstawiono wszystkie ww. punkty koncowe analizy (w ramach czesci

zasadniczej raportu przedstawiono wnioskowanie z przeprowadzonej analizy wrazliwosci oraz diagramy
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ktebuszkowym zapaleniem nerek z kompleksami immunologicznymi. Analiza ekonomiczna. HT

tornado — wszystkie ww. punkty koncowe zostaty przedstawione w modelu dotgczonym do niniejszego
opracowania, w arkuszach ,SA_CUA", ,SA_CUA _plot” i ,PSA results” modelu analizy ekonomicznej oraz

w Aneksie).

Wyniki probabilistycznej analizy wrazliwosci (1000 symulacji) przedstawiono z uwzglednieniem:

e estymacji punktowej punktu koricowego analizy (Srednia i mediana) i estymacji przedziatowej (95%
obustronny przedziat ufnosci i przedziat kwartylowy, ang. Interquartile Range; IQR);

e prawdopodobienstwa zdarzenia, ze wnioskowana technologia jest optacalna wzgledem

komparatora.

Przy estymacji przedziatowej zastosowano podejscie nieparametryczne polegajace na ocenie percentyli

zbioru wynikéw symulaciji.

3.5. MODELOWANIE I OCENA WYNIKOW ZDROWOTNYCH

Przeprowadzono modelowanie kosztdw, wynikdw uzytecznosci i czestotliwosci zdarzen zwigzanych z
naturalnym przebiegiem choroby w horyzoncie trwania zycia pacjenta — uwzgledniono obserwacje
pacjentow od wigczenia do analizy (rozpoczecia leczenia) do zgonu (lub zakonczenia horyzontu

czasowego analizy w przypadku krétszych horyzontdéw czasowych).




3.5. Modelowanie i ocena wynikéw zdrowotnych
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ktebuszkowym zapaleniem nerek z kompleksami immunologicznymi. Analiza ekonomiczna. H

Wptyw pegcetakoplanu na przebieg choroby w modelu odzwierciedlono poprzez redukcje poziomu

uPCR, co prowadzi do spowolnienia spadku eGFR oraz opdznienia przechodzenia do kolejnych stadiow
CKD. Dodatkowo przyjeto, ze w grupie pegcetakoplanu prawdopodobienstwo stabilizacji choroby moze
by¢ wyzsze niz w standardowym postepowaniu, co wynika z osiggania nizszych wartosci uPCR oraz
wiekszego odsetka pacjentéw z uPCR <1 g/g [41].

Dodatkowg, dtugoterminowg korzy$¢ pegcetakoplanu stanowito ograniczenie zapotrzebowania na
przeszczepienia nerek. Efekt ten uwzgledniono w modelu w ujeciu kosztu alternatywnego: nerki, ktére
w przeciwnym razie zostatyby wykorzystane u tych pacjentéw, stajg sie dostepne dla innych chorych
znajdujacych sie na liscie oczekujacych. Taka redystrybucja generuje dodatkowe oszczednosci kosztow

oraz przyrost QALY, wskazujgc na szerszg wartos¢ interwencji z perspektywy systemu ochrony zdrowia.

Kazdemu stanowi zdrowia przypisano odpowiednie wartosci uzytecznosci oraz koszty. Dodatkowo u
pacjentow, u ktorych w danym cyklu wystgpity zdarzenia sercowo-naczyniowe, zastosowano

odpowiednie utraty uzytecznosci zwigzane z tymi zdarzeniami.

Na Rysunek 1 przedstawiono schemat struktury modelu ze wszystkimi wzajemnie wykluczajgcymi sie

stanami.
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W modelu przyjeto dtugos¢ cyklu réwng 3 miesigcom, uznajac jg za odpowiednig do uchwycenia

istotnych zdarzen klinicznych oraz przej$¢ pomiedzy stanami zdrowia.

Krétszy cykl nie uznano za zasadny ze wzgledu na naturalne wahania obserwowane w wynikach

zdrowotnych (w szczegdlnosci w pomiarach eGFR) ktére mogtyby utrudnia¢ wiarygodne $ledzenie

progresji choroby. W celu zwiekszenia doktadnosci obliczen w modelu zastosowano korekte potowy

cyklu, okreslong metoda tablicy trwania zycia.

Dane wejSciowe do modelu oparto na wynikach badan klinicznych, opublikowanych analizach,

wczesniejszych analizach przedktadanym agencjom HTA (gtéwnie w Polsce i Wielkiej Brytanii), a takze

na oficjalnych brytyjskich i polskich zrédtach danych dotyczacych ryzyka zgonu czy ryzyka wystgpienia

modelowanych zdarzen (w przypadku braku danych z Polski uwzgledniono dane brytyjskie dostepne

autorom modelu oryginalnego).

29




Aspaveli® (pegcetakoplan) w leczeniu pacjentéw z glomerulopatig C3 lub pierwotnym btoniasto-rozplemowym ("Cent
ktebuszkowym zapaleniem nerek z kompleksami immunologicznymi. Analiza ekonomiczna. H

W celu identyfikacji danych uzytecznosci oraz danych ekonomicznych istotnych dla C3G/IC-MPGN
przeprowadzono przeglad systematyczny. Sposréd dostepnych zrédet za najbardziej adekwatne do
informowania modelu uznano badanie Cooper 2020 [80], poniewaz dostarczato najbardziej aktualnych
oszacowan wartosci uzytecznosci zwigzanych ze stadiami CKD oraz wartosci utraty uzytecznosci
przypisanej dializoterapii.

Wartosci uzytecznosci nie mogty zostac¢ wiarygodnie wyprowadzone z badania VALIANT ze wzgledu na
niewielkg liczebnos¢ pacjentéw w bardziej zaawansowanych stadiach CKD. Jednoczesnie dane z badania
wykorzystano do uchwycenia potencjalnego bezposredniego wptywu poziomu UPCR na uzytecznosci

standw zdrowia, niezaleznie od eGFR.

Prawdopodobienstwa przej$¢ pomiedzy stanami zdrowia zdefiniowanymi przez uPCR, jak réwniez tempo
spadku eGFR w zaleznosci od poziomu UPCR, pozyskano z analizy post hoc danych z badania VALIANT
— odrebnie dla grupy pegcetakoplanu oraz placebo. Dane dotyczace spadku eGFR wykorzystano
nastepnie do wyprowadzenia prawdopodobienstw przej$¢ zwigzanych z progresjg do bardziej

zaawansowanych stadiow CKD.

Prawdopodobienstwa stabilizacji choroby oraz jej nawrotu choroby oszacowano na podstawie analizy
danych z badania VALIANT przy uwzglednieniu wynikéw analizy danych z rejestru chorych na przewlekte

choroby nerek [79].

Charakterystyke pacjentow w modelu oparto na danych uczestnikdw badania VALIANT (por. rozdziat
2.3.).

3.5.1. PRAWDOPODOBIENSTWA PRZEJSC POMIEDZY STANAMI uPCR
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Tabela 3. Wartosci AIC dla modeli prawdopodobienstw przejscé.

Model
Wielomianowy (wiek, pte¢, grupa, stan zdrowia)

Wielomianowy (wiek, grupa, stan zdrowia)

Wielomianowy (pte¢, grupa, stan zdrowia)

Wielomianowy (grupa, stan zdrowia)

Regresja logistyczna uporzadkowana (wiek, pte¢, grupa, stan zdrowia)

Regresja logistyczna uporzadkowana (wiek, grupa, stan zdrowia)
Regresja logistyczna uporzadkowana (pte¢, grupa, stan zdrowia)
Regresja logistyczna uporzadkowana (grupa, stan zdrowia)

Ostatecznie za najlepiej dopasowany, na podstawie kryterium AIC, uznano model wielomianowej
regresji logistycznej obejmujacy wylgcznie zmienng ramienia leczenia oraz stan zdrowia przy

poprzedniej wizycie. Parametry wybranego modelu przedstawiono ponizej.

Tabela 4. Parametry regresji wybranego modelu prawdopodobienstw przejsé.

Wyraz wolny
Ze stanu uPCR 1,0-3,0
Ze stanu uPCR >3,0
Ramie placebo

Macierz przej$¢ wynikajgca z powyzszego modelu regresji zostata przedstawiona ponizej.

Tabela 5. Przejscia uPCR w obrebie stanéw uPCR.
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ktebuszkowym zapaleniem nerek z kompleksami immunologicznymi. Analiza ekonomiczna. H

3.5.2. SPADEK eGFR

Na podstawie dostepnych danych (por. rozdziat 2.4.) wskazano, ze tempo spadku eGFR narasta wraz
ze wzrostem poziomu uPCR. W celu weryfikacji tej zaleznosci przeprowadzono analize danych
indywidualnych pacjentdw z badania VALIANT w Srodowisku R (wersja 4.4.2). Zastosowano model
regresji liniowej do oceny zaleznosci pomiedzy zmiang eGFR a uPCR, przy czym uPCR skategoryzowano
do trzech podgrup wedtug wartosci oraz zastosowanego leczenia. Wiek i pte¢ pacjenta testowano jako
zmienne objasniajgce, jednak ze wzgledu na brak istotnosci statystycznej nie uwzgledniono ich w

modelu ostatecznym. Wyniki regresji przedstawiono ponizej.

Tabela 6. Wyniki analizy regresji liniowej tempa spadku eGFR

Wartosci tempa spadku eGFR wyprowadzone z ww. regresji przedstawiono w tabeli ponize;j.

Zgodnie z wynikami analizy, u pacjentéw z uPCR <1,0 leczonych pegcetakoplanem obserwowano wzrost
eGFR, co wskazywato na stabilizacje czynnosci nerek. Ekstrapolacje tej poprawy eGFR na caty horyzont
czasowy modelu uznano jednak za nieuzasadniong. W zwigzku z tym przyjeto zatozenie zachowawcze:
dla pacjentow z uPCR <1,0 leczonych pegcetacoplanem zastosowano brak zmiany eGFR. Nastepnie
zalozenie to rozszerzono na wszystkich pacjentéw przechodzacych do stanu stabilizacji choroby,

niezaleznie od ramienia leczenia.

Tabela 7. Tempo spadku eGFR w zaleznosci od poziomu uPCR

* konserwatywnie przyjeto brak zmiany eGFR; wynik regresji wskazywat na wzrost eGFR o 0,87

Oszacowania tempa spadku eGFR opisane powyzej stanowity podstawe do wyprowadzenia
prawdopodobienstw przej$¢ pomiedzy stadiami CKD w modelu. Prawdopodobienstwa te obliczono z
uwzglednieniem wyjsciowego rozktadu pacjentéw wedtug stadidéw CKD, zakreséw eGFR definiujgcych

poszczegdlne stadia oraz odpowiadajgcych im wartosci tempa spadku eGFR.




3.5. Modelowanie i ocena wynikéw zdrowotnych ‘l\

3.5.3. STABILNA CHOROBA

Zgodnie z Caravaca-Fontan 2020 [79] stabilizacje choroby w modelu zdefiniowano w oparciu o kryteria
normalizacji zaréwno eGFR, jak i biatkomoczu. Na podstawie wynikow dotyczacych tempa spadku eGFR
(por. rozdz. 3.5.2.) stwierdzono, ze u wszystkich pacjentéw leczonych pegcetakoplanem, ktorzy uzyskali
uPCR <1,0 g/g, eGFR pozostawat co najmniej stabilny. Dodatkowo w modelu wymagano osiggniecia
uPCR <0,5 g/g, aby pacjent zostat zaklasyfikowany do stanu stabilizacji choroby. Zatozenie to jest
zasadniczo spojne z definicjg remisji stosowang w praktyce klinicznej, opisang przez Caravaca-Fontan
2020 [79].

Zastosowanie powyzszej definicji do danych z badania VALIANT umozliwito okreslenie liczby pacjentow,
ktérzy osiggneli stabilizacje choroby na koniec obserwacji - po 26 tygodniach w grupie placebo oraz po
52 tygodniach w grupie pegcetacoplanu.

Ze wzgledu na strukture obliczen modelu liczebnos¢ pacjentdw w stanie stabilizacji choroby musiata
zostac zintegrowana z liczbg pacjentdw, ktorzy osiggneli uPCR <1,0 g/g; nastepnie przeliczono jg na

prawdopodobienstwo na cykl. Wyniki analizy przedstawiono w tabeli ponizej.

Tabela 8. Prawdopodobienstwo stabilizacji choroby

Drugim parametrem definiujgcym stabilizacje choroby w modelu byt jej czas trwania, f{j.
prawdopodobienstwo nawrotu na cykl. W badaniu Caravaca-Fontan 2020 [79] u jednej trzeciej
pacjentdow z C3G, ktorzy uzyskali catkowitg remisje w trakcie leczenia, doszto do nawrotu choroby.
Mediana czasu do nawrotu wynosita _(IQR: 15-79 miesiecy), co wskazuje na utrzymywanie
sie remisji u istotnej czesci pacjentow. Czas trwania stabilizacji przyjeto jednolicie dla wszystkich terapii
(w analizie podstawowej przyjeto takie same postepowanie terapeutyczne stabilnej choroby w obydwu
grupach). Na potrzeby obliczen modelu mediane czasu przebywania w stanie stabilizacji przeliczono na

prawdopodobienstwo nawrotu na cykl.

Tabela 9. Czas trwania stabilizacji choroby / prawdopodobienstwo nawrotu choroby

Mediana czasu stabilizacji Prawdopodobienstwo

(mies.) nawrotu na cykl

Pegcetakoplan
Placebo / BSC
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ktebuszkowym zapaleniem nerek z kompleksami immunologicznymi. Analiza ekonomiczna.

3.5.4. DIALIZOTERAPIA

W modelu przyjeto, Ze dializoterapia jest konieczna u pacjentéw, ktorzy osiggneli stadium CKD 5, i jest
rozpoczynana po jednym cyklu (3 miesigce) od wejscia do tego stadium.

W modelu uwzgledniono dwa typy dializoterapii: hemodialize oraz dialize otrzewnowa. Odsetek
wykorzystania poszczegdlnych dializoterapii okreslono na podstawie danych z warunkéw polskich —
uwzgledniono dane z 2019 [53] (95,60% hemodializ; 4,40% dializ otrzewnowych).

3.5.5. PRZESZCZEP NERKI

W modelu przyjeto, ze pacjenci przechodzg przeszczepienie nerki ze stanu dializoterapii zgodnie z

prawdopodobienstwem na cykl.

I 1< 5210 prandopodobieiino

zastosowano zaréwno dla pierwszego, jak i kolejnych przeszczepien.

Na podstawie oszacowan z Pruett 2021 [87] przyjeto prawdopodobienstwo przezycia przeszczepu rowne
95,32% i zastosowano je w pierwszym cyklu po przeszczepieniu. W tym samym zrodle przedstawiono
oszacowania rozktadu pacjentdow po przeszczepieniu wedtug stadidw CKD (Tabela 15). W odniesieniu
do poziomdw uPCR po przeszczepieniu przyjeto, ze pacjenci powracajg do wyjsciowego rozktadu uPCR

oszacowanego na podstawie danych z badania VALIANT.

Tabela 10. Wyniki przeszczepienia nerki.

Udziat po przeszczepie

Nj|HhjWIN|=

<1.0
1.0-3.0
>3.0
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osrodkéw medycznych i specjalistow transplantologow).

W

.5.6. ZDARZENIA SERCOWO-NACZYNIOWE

Wskaznik filtracji kiebuszkowej odzwierciedla sprawnos¢ czynnosciowa nerek; jak wykazano w
Matsushita 2015 [93], znaczne odchylenie od prawidtowego poziomu eGFR (~90 mL/min/1,73 m2)
wigze sie ze wzrostem ryzyka zdarzen sercowo-naczyniowych, takich jak niewydolno$¢ serca, udar

mozgu, choroba wiencowa oraz zgon z przyczyn zdarzen sercowo-naczyniowych.

(tj. nie wprowadzono korekty dla udaréw nawrotowych).
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ktebuszkowym zapaleniem nerek z kompleksami immunologicznymi. Analiza ekonomiczna.

Ryzyko wystapienia poszczegdlnych zdarzen w populacji ogdinej pozyskano zrddet opisujgcych warunki
brytyjskie lub amerykanskie [95]-[98].

Ze wzgledu na rézne przedziaty wiekowe w poszczegolnych Zrédtach, definicje czestosci
(incydencja/chorobowosc¢) ujednolicono do wspdlnych kategorii wieku. Wartosci odpowiadajgce danemu

zakresowi w dostepnych danych przyjeto jako tozsame parametry.

Tabela 11. Zalezne od wieku bazowe ryzyko wystgpienia powiklan sercowo-naczyniowych w cyklu.

Niewydolnosc Zgon sercowo- Zawatl miesnia
serca [96] naczyniowy [97] sercowego [98]

Kategoria wieku Udar mézgu [95]

0-4
5-9
10-14
15-19
20-24
25-29
30-34
35-39
40-44
45-49
50-54
55-59
60-64
65-69
70-74
75-79
80-84
85-89
90-95
95-99
100-104

Dla kazdego typu zdarzenia sercowo-naczyniowego wyodrebniono odpowiednie ilorazy hazardu (HR) w

zaleznosci od zakresdéw eGFR i zinterpretowano je jako wzrost ryzyka w danym stanie zdrowia.

Tabela 12. Wplyw CKD na ryzyko zdarzen zdrowotnych

Stadium CKD HR Zrédto \
Udar moézgu

CKD1
CKD2
CKD3
CKD4
CKD5
Hemodializa

Matsushita 2015 [93]
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Stadium CKD
Dializa otrzewnowa

Zrédio

Niewydolnos¢ serca

CKD1
CKD2
CKD3
CKD4
CKD5
Hemodializa

Matsushita 2015 [93]

Dializa otrzewnowa

Zgon sercowo-naczyniowy

CKD1
CKD2
CKD3
CKD4
CKD5
Hemodializa

Matsushita 2015 [93]

Dializa otrzewnowa

Zawal miesnia sercowego

CKD1
CKD2
CKD3
CKD4
CKD5
Hemodializa

Matsushita 2015 [93]

Dializa otrzewnowa

3.5.7. PRAWDOPODOBIENSTWO ZGONU

W modelu uwzgledniono ryzyko zgonu ogélne (na poziomie ryzyka zgonu oséb z populacji generalnej)

oraz ryzyko zgonu swoiste dla choroby, tj. uwzgledniono:

e zgon z przyczyn chordb nerek modelowany jako dodatkowe ryzyko zgonu ponad ryzyko zgonu oséb
z populacji generalnej (wzgledny wzrost okreslono na podstawie danych z badania [99]) oraz

e zgon z przyczyn zdarzen sercowo-naczyniowych modelowany jako niezalezne ryzyko zgonu na
podstawie danych z Wielkiej Brytanii [97].

Jako bazowe ryzyko zgonu uwzgledniono dane dotyczgce zaleznego od wieku i pici ryzyka zgonu osoby
z populacji generalnej Polski w 2025 roku [46].

Wykorzystane dane przedstawiono ponizej.
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Tabela 13. Roczne ryzyko zgonu osoby z populacji generalnej Polski.

wiek Mezczyzna Kobieta
0,00 0,0033 0,0032
1,00 0,0003 0,0002
2,00 0,0002 0,0002
3,00 0,0002 0,0001
4,00 0,0001 0,0001
5,00 0,0001 0,0001
6,00 0,0001 0,0001
7,00 0,0001 0,0001
8,00 0,0001 0,0001
9,00 0,0001 0,0001
10,00 0,0001 0,0001
11,00 0,0001 0,0001
12,00 0,0001 0,0001
13,00 0,0001 0,0001
14,00 0,0002 0,0001
15,00 0,0002 0,0001
16,00 0,0003 0,0002
17,00 0,0004 0,0002
18,00 0,0004 0,0002
19,00 0,0005 0,0002
20,00 0,0006 0,0002
21,00 0,0007 0,0002
22,00 0,0007 0,0002
23,00 0,0007 0,0003
24,00 0,0008 0,0003
25,00 0,0008 0,0003
26,00 0,0009 0,0003
27,00 0,0009 0,0003
28,00 0,0010 0,0003
29,00 0,0011 0,0004
30,00 0,0012 0,0004
31,00 0,0013 0,0004
32,00 0,0014 0,0005
33,00 0,0015 0,0005
34,00 0,0016 0,0005
35,00 0,0017 0,0006
36,00 0,0019 0,0006
37,00 0,0020 0,0007
38,00 0,0022 0,0007
39,00 0,0024 0,0008
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wiek Mezczyzna Kobieta
40,00 0,0025 0,0008
41,00 0,0027 0,0009
42,00 0,0029 0,0009
43,00 0,0030 0,0010
44,00 0,0032 0,0011
45,00 0,0035 0,0012
46,00 0,0037 0,0013
47,00 0,0041 0,0015
48,00 0,0044 0,0016
49,00 0,0048 0,0018
50,00 0,0053 0,0020
51,00 0,0058 0,0022
52,00 0,0064 0,0024
53,00 0,0070 0,0027
54,00 0,0077 0,0029
55,00 0,0085 0,0032
56,00 0,0093 0,0036
57,00 0,0101 0,0040
58,00 0,0110 0,0044
59,00 0,0120 0,0049
60,00 0,0131 0,0055
61,00 0,0144 0,0060
62,00 0,0158 0,0067
63,00 0,0174 0,0075
64,00 0,0192 0,0083
65,00 0,0210 0,0092
66,00 0,0229 0,0101
67,00 0,0249 0,0111
68,00 0,0268 0,0122
69,00 0,0287 0,0134
70,00 0,0308 0,0148
71,00 0,0330 0,0163
72,00 0,0353 0,0180
73,00 0,0379 0,0199
74,00 0,0408 0,0220
75,00 0,0439 0,0244
76,00 0,0474 0,0271
77,00 0,0513 0,0302
78,00 0,0557 0,0336
79,00 0,0606 0,0376
80,00 0,0663 0,0420
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wiek Mezczyzna Kobieta
81,00 0,0726 0,0472
82,00 0,0799 0,0531
83,00 0,0883 0,0601
84,00 0,0976 0,0681
85,00 0,1079 0,0773
86,00 0,1191 0,0877
87,00 0,1310 0,0991
88,00 0,1432 0,1113
89,00 0,1559 0,1243
90,00 0,1690 0,1382
91,00 0,1825 0,1528
92,00 0,1964 0,1683
93,00 0,2109 0,1847
94,00 0,2259 0,2019
95,00 0,2412 0,2197
96,00 0,2570 0,2382
97,00 0,2729 0,2570
98,00 0,2891 0,2762
99,00 0,3053 0,2955
100,00 0,3216 0,3147

Zgodnie z zidentyfikowanym pi$miennictwem progresja choroby nerek istotnie wptywa na Smiertelnos¢
pacjentow. Wzrost ryzyka zgonu przyjety w modelu dla poszczegolnych stadidow CKD przedstawiono w

tabeli ponizej.

Tabela 14. Wplyw CKD na $miertelnosc

Zrédio

Stadium CKD
CKD1
CKD2
CKD3
CKD4
CKD5
Hemodializa

Quist 2025 [99]

Dializa otrzewnowa

Dodatkowe ryzyko zgonu okreslone na podstawie ww. parametrow zaklasyfikowano jako ryzyko zgonu

Zwigzanego z chorobami nerek.
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3.5.8. WAGI UZYTECZNOSCI

Przeprowadzono przeglad systematyczny w celu zidentyfikowania badan zwigzanych z oceng wag
uzytecznosci pacjentéw z C3G/IC-MPGN (por. rozdziat 12.1.). Zidentyfikowano tylko jedno zrédto danych
okreslajgce wagi uzytecznosci pacjentéow z C3G/IC-MPGN w réznym stopniu nasilenia objawéw — dane
z badania VALIANT, dostarczone wraz z modelem oryginalnym.

Przy braku danych dotyczacych wnioskowanej populacji w opracowaniu uwzgledniono wyniki badanie
Cooper 2020 [80], poniewaz dostarczato najbardziej aktualnych oszacowan wartosci uzytecznosci
zwigzanych ze stadiami CKD oraz wartosci utraty uzytecznosci przypisanej dializoterapii. Co wiecej
uwzgledniono dostepne dane jakosci zycia z badania dla wnioskowanej technologii, ktére w sposob
bardziej wiarygodne odzwierciedlajg charakter populacji docelowej dla wnioskowanej technologii oraz

jej korzysci kliniczne.

W badaniu Cooper 2020 [80] przeanalizowano rdzne oszacowania uzytecznosci zwigzane z CKD (w tym
z uwzglednieniem narodowosci pacjentow) i przedstawiono dane specyficzne dla Wielkiej Brytanii
dotyczagce uzytecznosci dla poszczegdlnych stadidw CKD, dializoterapii oraz przeszczepienia.
Zastosowane dane uzyteczno$ci zestawiono w tabeli ponizej (zatozenia modelu oryginalnego). W
modelu uwzgledniono réwniez zdarzenia sercowo-naczyniowe wptywajgce na jakos$¢ zycia, wraz z
odpowiadajgcymi im warto$ciami utraty uzytecznosci na podstawie opublikowanych badan i analiz [90],
[91], [92].

W badaniu VALIANT zebrano kwestionariusze EQ-5D-5L (EuroQol 5-Dimension, 5-Level) i wykorzystano

je do wyprowadzenia uzytecznosci standéw zdrowia na podstawie analizy regresji danych indywidualnych.

Analize przeprowadzono w $rodowisku R (wersja 4.4.2) wedtug nastepujgcej procedury:

e warto$¢ uzytecznosci EQ-5D-5L obliczono na podstawie odpowiedzi pacjentéw z wykorzystaniem
pakietu eq5d dla R;

e warto$ci EQ-5D-5L przeksztatcono do EQ-5D-3L z uzyciem algorytmu Decision Support Unit
dostepnego w pakiecie eq5d;

e zastosowano regresje liniowg w celu oszacowania wptywu zmiennych (warto$¢ wyjsciowa EQ-5D,
wiek, poziom uPCR) na wartosci EQ-5D-3L.

Uzyskane wartosci uzytecznosci byty zasadniczo zgodne z raportowanymi w badaniu Cooper 2020 [80],

jednak poréwnanie to byto ograniczone do pacjentow we wczesniejszych stadiach CKD. W badaniu

VALIANT uwzgledniono niewielu pacjentéw w stadium CKD 4 i nie byto pacjentow w stadium CKD 5 i

pacjentow dializowanych. Ponadto w badaniu nie odnotowano zdarzen sercowo-naczyniowych, co

uniemozliwito bezposrednie oszacowanie zwigzanych z nimi utrat uzytecznosci. Wyniki regres;i

przedstawiono w tabeli ponizej.
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Tabela 15. Wyniki analizy regresji liniowej uzytecznosci

Oszacowanie

Analiza wskazata na potencjalny zwigzek pomiedzy poziomem uPCR a uzytecznos$cig standw zdrowia. W
konsekwencji w modelu zastosowano dodatkowg utrate uzytecznosci u pacjentéw z podwyzszonym
UPCR, przyjmujgc dane z Cooper 2020 [80] jako zrodto bazowe dla stadiéw CKD 3-5 oraz wykorzystujgc
dane z badania VALIANT dla pacjentéw z uPCR <1 w stadiach CKD 1-2.

Dodatkowo w kazdym roku korygowano uzyteczno$¢ o spadek uzytecznosci zwigzany z wiekiem,
oszacowang w ramach ww. regres;ji.

Uzytecznosc stabilnej choroby przyjeto na takim samym poziomi jak stanu z uPCR <1.

Ponizsze warto$ci uzytecznosci stanéw CKD — uPCR przypisano réwniez pacjentom po przeszczepie nerki.

Tabela 16. Uzytecznosci standéw zdrowia modelu.

Kategoria Wartos¢ uzytecznosci

L —

Hemodializa

Dializa otrzewnowa

Przeszczep nerki

Utraty uzytecznosci wynikajace z analizowanych zdarzen

Wzrost wieku o 1 rok
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Kategoria Wartos¢ uzytecznosci

Zawatl miesnia sercowego
Udar
Niewydolnosc serca

3.5.9. IMPLEMENTACJA DYSKONTOWANIA

W modelu analizy uzytecznosci-kosztow uwzgledniono dyskontowanie przysztych wynikdw zdrowotnych

i kosztow do pierwszego cyklu analizy.

Na uwage zastuguje fakt, ze estymacje niektorych kategorii kosztu ponoszonego wsréd pacjentow z
analizowanej populacji przeprowadzono na podstawie wynikbw modelowania: $redniego,
zdyskontowanego (przy uwzglednieniu stopy dyskontowej dla kosztdw; por. rozdziat 3.7.) zuzycia
jednostek zasobdéw medycznych (np. liczby dawek dobowych analizowanej substancji czynnej) i ich
kosztu jednostkowego z wybranej perspektywy ekonomicznej. Majgc na uwadze przemiennos$¢ operaci
mnozenia i dzielenia, iloczyn: zdyskontowanej liczby jednostek $wiadczenia oraz kosztu jednostkowego

jest rownoznaczny ze zdyskontowanym kosztem danego $wiadczenia, wg zasady:

A-B-C A 5. C
D D

Analogicznie postepowano z wynikami zdrowotnymi.
3.5.10. PODSUMOWANIE MODELOWANIA

Wykorzystany w niniejszym opracowaniu model zostat opracowany w 64-bitowej wersji Excel® dla
Microsoft 365 (Microsoft Corporation, Redmond, WA; model dotagczono do raportu; model zawiera

elementy stworzone w Visual Basic for Applications; VVBA).

Model zawiera nowe funkcje dynamicznych zakreséw komorek. Moze nie dziata¢ poprawnie w programie
Excel w wersji 15 i wczesniejszych (zalecana jest aktualna wersja programu Excel dla kompilacji
Microsoft 365).

Wartosci kluczowych parametrow modelowania dotyczgcych m.in. efektywnosci ocenianych technologii
medycznych, epidemiologii, a takze przeprowadzania i kosztow opieki nad pacjentami z analizowanej
populacji okre$lono w oparciu o opublikowane dane oraz dane pochodzace z badan klinicznych
sponsorowanych przez Wnioskodawce (dane dostepne autorom modelu oryginalnego). Przyjete w
ramach analizy wartosci wszystkich parametrow zostaty zestawione z dostepnymi danymi odnalezionymi

w wyniku przegladu medycznych baz danych. Wykorzystano i przedstawiono tylko te informacje, ktére

43




Aspaveli® (pegcetakoplan) w leczeniu pacjentéw z glomerulopatig C3 lub pierwotnym btoniasto-rozplemowym ‘// Ce
ktebuszkowym zapaleniem nerek z kompleksami immunologicznymi. Analiza ekonomiczna. \\\H

w zadowalajacy sposob odzwierciedlaty warunki postepowania w Polsce, odpowiadaty charakterystyce

pacjentdw wigczonych do niniejszego badania oraz miescity sie w normach europejskich.

Szczego6towe informacje na temat zrodet informacji uwzglednionych w ramach analizy przedstawiono w

rozdziatach: 2.2., 3.6. — 3.9. niniejszego opracowania.

3.6. OCENA KOSZTOW

Celem analizy byto poréwnanie kosztéw leczenia pacjentéw z analizowanej populacji w warunkach

polskich.

Przedmiotem opracowania jest porownanie kosztéw stosowania produktu leczniczego Aspaveli®
(pegcetakoplan) w leczeniu pacjentdw z glomerulopatig C3 lub pierwotnym kitebuszkowym zapaleniem

btoniasto-rozplemowym nerek wywoftanym kompleksami immunologicznymi.

Okreslono koszty z perspektywy ptatnika publicznego (podmiotu zobowigzanego do finansowania

$wiadczen medycznych ze Srodkow publicznych) i $wiadczeniobiorcy (por. rozdziat 3.2.).

W ramach analizy kosztéw brano pod uwage przede wszystkim te dane kosztowe, ktore byty istotne ze
wskazanej perspektywy oraz ktdére mozna zaliczy¢ do tzw. mierzalnych kosztéw rdznigcych, tj. kategorie
kosztowe, w przypadku ktérych wysoko$¢ ponoszonych naktadéw finansowych zalezata od wyboru
okreslonej opcji terapeutycznej (w pierwszej kolejnosci brano pod uwage mierzalne koszty, ktérych

zrodto bezposrednio wptywato na wysokos¢ kosztu inkrementalnego).

Zidentyfikowano koszty rdznigce, nalezgce do kosztdw bezposrednich medycznych, istotnych z
perspektywy ptatnika publicznego. Nie zidentyfikowano kategorii kosztu rdznigcego z perspektywy
$wiadczeniobiorcy istotnie wptywajgcego na wyniki analizy (uwzglednienie kosztu petnoptatnych lekow
jak i kosztu doptaty za leki refundowane nie wplywa istotnie na wyniki, zmiana ICUR o mniej niz
+0,03%).

Uwzgledniono wszystkie kategorie kosztéw zwigzane z leczeniem pacjentdw z analizowanej populacii,
zidentyfikowane na podstawie: efektow klinicznych raportowanych w badaniu VALIANT,
przeprowadzanego modelowania oraz przegladu dostepnej literatury dotyczacej analizowanego

problemu decyzyjnego.
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W opracowaniu uwzgledniono koszt wnioskowanej technologii skalkulowany przy uwzglednieniu

sugerowanych cen zbytu netto oraz zapiséw ustawy o refundacji [30].

Analize przeprowadzono w dwoch wariantach:

e wariant bez RSS, uwzgledniajgcy cene wnioskowanej technologii sugerowang do wykazu
refundowanych lekow, Srodkow spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz

wyrobow medycznych oraz

+ warant 2 rss, I

Koszt pozostatych lekéw (kwas mykofenolowy, azatiopryna, dapaglifiozyna, lizynopryl, lozartan,
mykofenolan mofetylu, prednisolon, ramipryl, takrolimus) okre$lono na poziomie $redniego kosztu
jednostkowego lekéw refundowanych [37] wazonego rynkiem sprzedazy w 2026 roku [49].

Koszt opieki medycznej oraz koszt powiktan C3G/ IC-MPGN okreslono na podstawie dostepnych Zrodet
danych dotyczacych kosztu w warunkach polskich — uwzgledniono zaréwno wyniki badan kosztow
choroby jak i zatozenia opublikowanych analiz ekonomicznych [66], [67], [68]. Dane historyczne
zaktualizowano do cen z 2026 roku uwzgledniajgc wskazniki cen towardw i ustug konsumpcyjnych [56].
Dane z innych krajéw (wariant analizy wrazliwosci uwzgledniajacy koszt opieki medycznej w stanach na
podstawie [52]) poddano konwersji do PLN z wykorzystaniem danych dotyczacych wspdtczynnikdw
konwersji PPP [55] i zaktualizowano do cen z 2026 roku uwzgledniajgc wskazniki cen towardw i ustug
konsumpcyjnych [56].

Przy ocenie kosztow z perspektywy Narodowego Funduszu Zdrowia (NFZ) postuzono sie informacjami
przedstawionymi w aktualnych Zarzadzeniach Prezesa NFZ i ich zatgcznikach [59]-[64], [103] (sierpien
2026).

W opracowaniu uwzgledniono koszt farmakoterapii, oszacowany zgodnie z zasadami refundacji lekow
okreslonymi w ramach Ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekow, Srodkow spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. 2011 nr 122 poz. 696. z
pozn. zm.) [30].

W opracowaniu uwzgledniono nastepujgcy algorytm oceny kosztow:

e identyfikacja rodzaju zasobdw zuzywanych w trakcie opieki nad pacjentem;

e identyfikacja czestotliwosci rozliczania poszczegdlinych swiadczen medycznych;

e przypisanie zuzywanym zasobom kosztu ze wskazanej perspektywy na podstawie zrddet
przedstawionych powyzej (przypisanie $wiadczeniom medycznym kosztu z danej perspektywy
ekonomicznej, polegajgce przede wszystkim na identyfikacji wyceny punktowej $wiadczenia oraz

okresleniu kosztu punktu rozliczeniowego danego zakresu $wiadczen lub aktualizacji dostepnego
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kosztu zagregowanego do obecnych cen przy uwzglednieniu wskaznika cen towardw i ustug
konsumpcyjnych [56]);
e okreslenie Srednich, catkowitych kosztéw opieki z wykorzystaniem modelu decyzyjnego opisanego

w rozdziale 3.5. (punkty koncowe niniejszej analizy ekonomicznej przedstawione w rozdziale 4.).

Szczegoty dotyczace kalkulacji wszystkich kategorii kosztowych uwzglednionych w opracowaniu, jak i
szczegOty dotyczace zuzycia zasobow medycznych, ktdrych koszt zostat uwzgledniony przy ocenie
wysokosci kategorii kosztéw omdéwionych w niniejszym rozdziale, przedstawiono w modelu dotgczonym

do niniejszego opracowania (arkusze ,PL_data”, ,PL_drugs”).

3.6.1. ZASOBY UWZGLEDNIONE W OPRACOWANIU

W ramach niniejszego opracowania uwzgledniono zasoby zuzywane w trakcie codziennej praktyki
lekarza prowadzacego terapie pacjentow z C3G/IC-MPGN w Polsce.

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

Dane kosztowe zebrano w lutym 2026 roku i zostaty zaktualizowane w lipcu 2026 roku (stan na 31 lipca
2026).

W Polsce nie sg publikowane szczegdtowe informacje na temat kosztu punktu rozliczeniowego miedzy
$wiadczeniodawcami a NFZ. Tym samym w opracowaniu uwzgledniono koszt punktu okreslony na
podstawie informacji dotyczacych $wiadczeniodawcdw o najwyzszym kontrakcie na dany zakres

$wiadczen w 2026 roku (dane z Informatora o umowach NFZ, https://www.nfz.gov.pl/o-nfz/informator-

o-zawartych-umowach/). W przypadku braku cen punktu w umowach za dany zakres Swiadczen

uwzgledniono Srednig cene punktu [94]. Uwzglednione koszty przedstawiono ponize;j.

Tabela 17. Koszt punktu produktow rozliczeniowych.

Zakres $wiadczen Koszt punktu, PLN Uwagi
Leczenie szpitalne - program 1.94 PLN 03.0000.471.02 - program lekowy - leczenie pacjentow z
lekowy ! pierwotng nefropatig IgA; wzrost wynikajacy z [100]
Leczenie szpitalne - AOS 1,84 PLN uwzgledniono Srednig cene[g;d]?ostkl sprawozdawczej AOS
uwzgledniono $rednig cene jednostki sprawozdawczej
Leczenie szpitalne - JGP 2,04 PLN ryczattu systemu podstawowego zabezpieczenia $wiadczen
opieki zdrowotnej [94]; wzrost wynikajacy z [100]
$wiadczenia zdrowotne .
kontraktowane odrebnie — SOK 1,84 PLN 11.1210.053.02 — badania genetyczne

Majac na uwadze, iz przeprowadzono szerokg analize wrazliwosci dla wszystkich danych kosztowych,

testujac ich wptyw na wyniki w bardzo szerokim zakresie (£100% wartosci podstawowej, tj. od 0 PLN
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do dwukrotnie wyzszej kwoty niz w analizie podstawowej), nie przeprowadzano dodatkowo analiz

wrazliwosci dla kosztu punktu dla poszczegolnych zakresdéw Swiadczen.

Wycene $wiadczen uwzglednionych w niniejszym opracowaniu zestawiono w tabeli ponizej oraz w

arkuszu ,,PL_data” modelu dofgczonego do niniejszego opracowania.

Tabela 18. Wycena produktéw rozliczeniowych dla $wiadczen uwzglednionych w opracowaniu.

JGP ‘

LU09

Kod

5.51.02.0011001

L\ EVAVE]

Mate zabiegi nerek -AE *

Wycena

punktowa

2 030,00

[62]

Zrédio Koszt dla NFZ ‘

3 735,20 PLN

W12

5.30.00.0000012

W12 Swiadczenie
specjalistyczne 2-go typu

75,00

[59]

138,00 PLN

wi3

5.30.00.0000013

W13 Swiadczenie
specjalistyczne 3-go typu

133,00

[59]

244,72 PLN

5.10.00.0000043

kompleksowa diagnostyka
genetyczna chordb
nienowotworowych z
uwzglednieniem
cytogenetycznych badan
molekularnych

1 065,02

[103]

1 959,64 PLN

5.08.07.0000001

hospitalizacja zwigzana z
wykonaniem programu

486,7

[60]

910,17 PLN

5.08.07.0000003

hospitalizacja w trybie
jednodniowym zwigzana z
wykonaniem programu

486,7

[60]

910,17 PLN

5.08.07.0000004

przyjecie pacjenta w trybie
ambulatoryjnym zwigzane z
wykonaniem programu

108,2

[60]

202,26 PLN

5.08.07.0000026

przyjecie pacjenta raz na 3
miesigce w trybie
ambulatoryjnym zwigzane z
wykonaniem programu

324,5

[60]

606,78 PLN

5.08.07.0000023

kwalifikacja do leczenia w
programie lekowym oraz
weryfikacja jego
skutecznosci

338,0

[60]

632,06 PLN

5.08.08.0000299

Diagnostyka leczenia
pacjentéw z pierwotng
nefropatig IgA

1079,0

[61]

2 017,73 PLN

5.08.08.0000046

Diagnostyka w programie
leczenia niedokrwistosci u
chorych z przewlekta
niewydolnoscig nerek

324,5

[61]

606,78 PLN

5.08.08.0000306

Diagnostyka w programie
leczenia pacjentow z
chorobami nerek - 1 rok
terapii

525,0

[61]

981,75 PLN

5.08.08.0000307

Diagnostyka w programie
leczenia pacjentow z
chorobami nerek - 2 i

kolejny rok terapii

375,0

[61]

701,25 PLN

W opracowaniu uwzgledniono sugerowane ceny wnioskowanej technologii oraz koszty jednostkowe

lekéw refundowanych przedstawione ponizej (szczegdty w arkuszu ,,PL_drugs”).
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Aspaveli® (pegcetakoplan) w leczeniu pacjentéw z glomerulopatig C3 lub pierwotnym btoniasto-rozplemowym f

ktebuszkowym zapaleniem nerek z kompleksami immunologicznymi. Analiza ekonomiczna.

Tabela 19. Uwzglednione koszty jednostkowe lekow [37], [49].

Koszt DD, NFZ

Koszt DD, wspoélna

Dawka dobowa
(DD), mg/d

Sredni Najnizszy Sredni Najnizszy

myc:;zgzz‘;icum 1 000 0,1266 PLN 0,0917 PLN 0,1574 PLN 0,1177 PLN
Azathioprinum 157,725 0,2560 PLN 0,0893 PLN 0,2825 PLN 0,1224 PLN
Dapagliflozinum 10 4,9616 PLN 4,8460 PLN 14,5888 PLN 6,8230 PLN
Lisinoprilum 40 0,0924 PLN 0,0000 PLN 0,3602 PLN 0,1338 PLN
Losartanum 150 0,0790 PLN 0,0501 PLN 0,1417 PLN 0,0824 PLN
My i%ﬁ:gf’“ 1000 0,0763 PLN 0,0759 PLN 0,0959 PLN 0,0791 PLN
Prednisolonum 126,18 0,1276 PLN 0,0467 PLN 0,1743 PLN 0,1041 PLN
Ramiprilum 10 0,7362 PLN 0,1820 PLN 1,6498 PLN 0,5020 PLN
Tacrolimusum 6,309 43,5206 PLN 7,4100 PLN 44,1594 PLN 7,9173 PLN

W analizie kosztow zastosowano ogolnie akceptowalne metody statystyczne i epidemiologiczne.

3.6.2. KOSZT WNIOSKOWANEJ TECHNOLOGII
Zgodnie z sugerowanym sposobem refundacji, w ramach niniejszej analizy uwzgledniono finansowanie
produktu leczniczego Aspaveli® w ramach czesci B Wykazu. W analizie uwzgledniono refundacje

whnioskowanej technologii w ramach nowej grupy limitowej (por. rozdziat 2.1).

Przy uwzglednieniu aspektéw wyceny lekéw refundowanych opisanych w Ustawie o refundacji [30], na
podstawie sugerowanej przez Wnioskodawce ceny zbytu netto, okreslono urzedowe ceny produktu

leczniczego i limit finansowania (por. tabela ponizej).
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Tabela 20. Uwzglednione w opracowaniu ceny 1 fiolki (20 ml) produktu leczniczego Aspaveli®.

Bez RSS Z RSS
Grupa limitowa Nowa grupa limitowa (por. rozdziat 2.1.)

Kategoria odptatnosci Swiadczeniobiorcy Bezptatne (0%)

Cena zbytu netto

Cena hurtowa brutto (6% marza
hurtowa, od 0,50 PLN do 2 000 PLN)

Limit finansowania

Kwota refundacji NFZ

Odptatnos¢ swiadczeniobiorcy

3.6.3. KOSZT WYDAWANIA I MONITOROWANIA LECZENIA

W opracowaniu uwzgledniono dodatkowy koszt zwigzany z realizacja programu lekowego dla

wnioskowanej technologii.

Rozpoznanie C3G Ilub pierwotnego IC-MPGN wymaga wykonania biopsji nerki. Do podania
pegcetakoplanu nie sg wymagane dodatkowe badania, natomiast warunkiem rozpoczecia leczenia jest
wczesniejsze zaszczepienie pacjenta przeciwko Streptococcus pneumoniae, Neisseria meningitidis oraz
Haemophilus influenzae.

W opracowaniu przyjeto, ze wszystkie ewentualne dodatkowe wymagania zwigzane z leczeniem
pegcetakoplanem bedg rozliczane w obrebie $wiadczen zwigzanych z podaniem lub wydaniem leku w
programie i/lub nie bedg stanowi¢ dodatkowego kosztu dla ptatnika publicznego (np. pompa

wypozyczana dla pacjenta).




Aspaveli® (pegcetakoplan) w leczeniu pacjentéw z glomerulopatig C3 lub pierwotnym btoniasto-rozplemowym ’ Cent

ktebuszkowym zapaleniem nerek z kompleksami immunologicznymi. Analiza ekonomiczna. HT,

Koszt podawania lub wydania pacjentowi leku okreslono na podstawie sugerowanej czestotliwosci wizyt

w proponowanym programie lekowym. Przyjeto 5 konsultacji/wizyt w trakcie pierwszego cyklu 3-
miesiecznego oraz nastepnie wizyte/konsultacje zwigzang z programem co miesigc. Koszt wizyt i
konsultacji okreslono na podstawie kosztu:

e 1 dnia hospitalizacji w programie (5.08.07.0000001 ,hospitalizacja zwigzana z wykonaniem
programu” lub 5.08.07.0000003 ,hospitalizacja w trybie jednodniowym zwigzana z wykonaniem
programu” [60]) — tylko w przypadku pierwszego $wiadczenia zwigzanego z podaniem
analizowanego leku;

e porady ambulatoryjnej w programie (5.08.07.0000004 ,przyjecie pacjenta w trybie
ambulatoryjnym zwigzane z wykonaniem programu” [60] co 28 dni lub 5.08.07.000002 , przyjecie
pacjenta raz na 3 miesigce w trybie ambulatoryjnym zwigzane z wykonaniem programu” [60] co 3

cykle 28-dniowe) — w przypadku kolejnych swiadczen zwigzanych z podaniem lub wydaniem leku.
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Wypadkowy koszt wydania leku ustalono na poziomie: 2 450,12 PLN w 1. cyklu oraz nastepnie
629,49 PLN na cykl.

Uwzgledniono wyzszy koszt wydawania leku w zwigzku z koniecznoscig przeszkolenia pacjenta w
zakresie stosowania analizowanych lekéw oraz potencjalnej koniecznosci czestszego przeprowadzania

badan.

Ocene kosztu rocznej diagnostyki w ramach programu przeprowadzono z uwzglednieniem dwoch metod.
W ramach pierwszej metody kazdemu $wiadczeniu wskazanemu w projekcie programu lekowego
przypisano kod ICD-9 i sprawdzono mozliwos¢ jego rozliczenia jako odrebnych $wiadczen (wg grupera
AOS [63]).

Druga metoda polegata na identyfikacji analogicznych programoéw lekowych oraz ocene ich ryczattu za

diagnostyke.

W analizie przyjeto, ze kazde 3 $wiadczenia z listy podstawowej W1 sktadajg sie na konsultacje z
klinicystg rozliczang w ramach grupy W12 (wymagane co najmniej 3 Swiadczenia z listy W1); kazde 2
$wiadczenia z listy W2 Badania dodatkowe - grupa 1 lub kazde Swiadczenia z listy W2 Badania
dodatkowe - grupa 2 bedzie sktada¢ sie na konsultacje z klinicystg rozliczang w ramach grupy W13 [59],
[63].

Dodatkowo uwzgledniono, ze potencjalna biopsja nerki na potrzeby potwierdzenia diagnozy realizowana
bedzie w ramach procedury 55.231 ,Przezskdrna biopsja igtowa nerki” oraz procedury Y90 ,badanie
histopatologiczne”, ktére mozna rozliczy¢ w ramach $wiadczen szpitalnych (uwzgledniono produkt
rozliczeniowy o kodzie 5.51.02.0011001, czyli JGP LU09 ,Mate zabiegi nerek”) [62], [64]. Przyjeto, ze
potencjalne badania genetyczne (panel NGS dla C3G/IC-MPGN oraz MLPA dla CFH, CFHR1-5) beda
rozliczane w ramach produktu rozliczeniowego o kodzie 5.10.00.0000043 ,kompleksowa diagnostyka
genetyczna choréb nienowotworowych z uwzglednieniem cytogenetycznych badan molekularnych”
[103].

Uwzgledniono wszystkie dodatkowe $wiadczenia, konserwatywnie przyjmujac, ze wszystkie badania i

procedury fakultatywne wykonywane bedg u 50% pacjentow.
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Aspaveli® (pegcetakoplan) w leczeniu pacjentdw z glomerulopatig C3 lub pierwotnym bfoniasto-rozplemowym ktebuszkowym zapaleniem nerek z kompleksami immunologicznymi.

Analiza ekonomiczna.

Tabela 21. Ocena kosztu $wiadczen zaplanowanych w proponowanym programie lekowym — liczba poszczegdlnych swiadczen.

Lista procedur

Badanie Liczba badan Kwalifikacia Monitorowanie — Liczbaw 1 Liczba w 2 [63] lub produkt Przyjety
w grupie ] czestotliwos¢ roku roku rozliczeniowy odsetek
[64], [103]
Wynik badania
histopatologicznego 55.231 Przezskérna
biopsji nerki . ) biopsja igtowa nerki LUO9 Mate zabiegi
potwierdzajacy C3G lub 1 tak / nie 1 + YO0 — badanie nerek 50%
pierwotne IC-MPGN, histopatologiczne
obejmujacy LM, IMF i ME
badanie genetyczne -
panel NGS dla C3G/IC- : ) }
MPGN oraz MLPA dla 1 tak / nie 1 5.10.00.0000043 50%
CFH, CFHR1-5,
Co miesigc x 3,
Morfologia krwi 1 tak potem co 3 mies. 7 4 €53/ C55 W1 Lista 100%
(lub czesciej wg podstawowa
lekarza)
Co miesigc x 3,
Badanie og6lne moczu 1 tak potem co 3 mies. 7 4 AO1 W1 Lista 100%
(lub czesciej wg podstawowa
lekarza)

a . } W1 Lista o
Sod (Na) w surowicy 1 tak 1 035 podstawowa 100%
Potas (K) w surowicy 1 tak - 1 N45 W1 Lista 100%

podstawowa

Kwas moczowy w ) W1 Lista

surowicy 1 tak 1 M45 podstawowa 100%

Co miesigc x 3,

Kreatynina w surowicy 1 tak potem co 3 mies. 7 4 M37 Wi Lista 100%
(lub czesciej wg podstawowa

lekarza)
. Co miesiagc x 3, brak osobnej
p:cclisl:tlzvfl‘;:yll(l::aat';/‘:l?: ) 1 tak potem co 3 mies. jw jw procedury - -
o (lub czesciej wg (praktycznie: z M37)
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ETET T

Liczba badan

Kwalifikacja

Monitorowanie — Liczba w 1

czestotliwosc

Liczba w 2

roku

Lista procedur
[63] lub produkt
rozliczeniowy
[64], [103]

Przyjety
odsetek

lekarza); formalna
ocena skutecznosci
takze co 6 mies.
Aminotransferaza W1 Lista o
asparaginianowa — AST tak s podstawowa 100%
Aminotransferaza W1 Lista o
alaninowa — ALT tak 17 podstawowa 100%
Gamma- .
glutamylotranspeptydaza tak L31 o\glslt;_\:\fct:/va 100%
- GGTP P
FosfatazaAtI;(allczna - tak L1 povc\llslt;-\z\?ctJ?N . 100%
TPrrr (o6 . W1 Lista o
Bilirubina catkowita tak 189 podstawowa 100%
Glikemia — glukoza z krwi Nie rutynowo = Welg;{r?i%zvr\lljléﬁ-zan W1 Lista
. . wedtug wskazan I L43 50%
zylnej Klinicznveh program nie okresla podstawowa
Y statej czestotliwosci
Hemoglobina glikowana Nie rutynowo — Welj;{:i%zvr\:;sllc(ﬁ'zan W1 Lista
wedtug wskazan T L55 50%
— HbAl1c Klinicznveh program nie okresla podstawowa
Y statej czestotliwosci
Badanie okulistyczne w
kierunku druz tarczy Raz w roku, chyba _ . .
nerwu wzrokowego — Tak ze okulista zaleci 1 95.1902 - badanie W1 Lista 100%
podstawowe badanie dna inaczej dna oka podstawowa
oka
Co miesigc przez
. P pierwsze 3 mies., .
Badanie ogélne moczu z : W1 Lista o
ocena osadu Tak nastepnie co 3 4 AO1 podstawowa 100%
mies.; czesciej
wedtug lekarza
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Aspaveli® (pegcetakoplan) w leczeniu pacjentdw z glomerulopatig C3 lub pierwotnym bfoniasto-rozplemowym ktebuszkowym zapaleniem nerek z kompleksami immunologicznymi.

Analiza ekonomiczna.

Badanie

Liczba badan
w grupie

Kwalifikacja

Monitorowanie —
czestotliwosc

Liczbaw 1

roku

Liczba w 2
roku

Lista procedur
[63] lub produkt
rozliczeniowy
[64], [103]

Przyjety
odsetek

Co miesigc x 3,
Biatko w moczu do potem co 3 mies. W1 Lista o
obliczenia UPCR 1 tak (lub czesciej wg 7 4 A07 podstawowa 100%
lekarza)
UPCR (stosunek Co miesigc x 3, brak osobnej
. . potem co 3 mies. . . procedury } _
blalkolnl‘( ;izz\;mna w 1 tak (lub czesciej wg Iw Iw (praktycznie: A07 +
lekarza) M37 i wyliczenie)
Skiadowe dopetniacza w
surowicy: C3, C4, Bb, .
AP50, C5b-9, anty-B, 9 tak - 1 K75, KK7779 KK5693' K58, ovgslt;'\:f;iva 100%
anty-H, anty C3Nef, anty ! P
C5Nef
W2 Badania
p-ciala ANA 1 tak / nie - 1 021 dodatkowe - grupa 50%
1
W3 Badania
p-ciata ANCA 1 tak / nie - 1 N69 dodatkowe - grupa 50%
2
Test serologiczny : ) W1 Lista o
wykluczajacy HIV 1 tak / nie 1 Fo1 podstawowa >0%
Test serologiczny . ) W1 Lista o
wykluczajacy HBV 1 tak / nie 1 V39 podstawowa >0%
Program nie okresla
Test serologiczny w . ) markerow; mozliwe W1 Lista o
kierunku EBV 1 tak / nie 1 m.in. F48 — VCA podstawowa >0%
IgG, F50 — VCA IgM
] W2 Badania
Test serologiczny : ) ) o
wykluczajacy HCV 1 tak / nie 1 V48 dodatkowe - grupa 50%
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Tabela 22. Ocena kosztu $wiadczen zaplanowanych w proponowanym programie lekowym — podsumowanie.
Rok 1 Rok 2 \
Liczba swiadczen
LUO9 Mate zabiegi nerek 0,50 0,00
5.10.00.0000043 0,50 0,00
W1 Lista podstawowa 55,50 21,00
W2 Badania dodatkowe - grupa 1 1,00 0,00
W3 Badania dodatkowe - grupa 2 0,50 0,00
Liczba produktow rozliczeniowych

LUO09 0,50 0,00
W12 18,50 7,00
w13 1,00 0,00
5.10.00.0000043 0,50 0,00

Koszt 5 645,14 PLN 966,00 PLN

W obrebie drugiej metody zidentyfikowano programy lekowego najbardziej zblizone do proponowanego
programu lekowego (tabela ponizej).

Tabela 23. Analogiczne programy lekowe do proponowanego.

Nazwa programu | Koszt diagnostyki, 1 rok Koszt diagnostyki, 2 rok
Leczenie niedokrwistosci u chorych
B.37. z przewlektg niewydolnoscig nerek 629,49 PLN 629,49 PLN
(ICD-10: N18)

Leczenie pacjentow z chorobami
B.113. nerek (ICD-10: N18) 1 018,50 PLN 727,50 PLN
i Leczenie pacjentéw z pierwotng

(nzalgl?;;:;l)ej nefropatig IgA (ICD-10: N02.8) 2093,26 PLN 2 093,26 PLN

Konserwatywnie, w analizie uwzgledniono Sredni ryczattu skalkulowany w ramach pierwszej metody (5
645,14 PLN w 1. roku oraz 966,00 PLN rocznie w kolejnych latach).

Majac na uwadze uwzglednienie kosztow opieki standardowej w stanach CKD, w opracowaniu przyjeto
konserwatywnie, ze ww. koszt bedzie dodatkowo generowany przez pacjentow stosujgcych
wnioskowang technologie. W praktyce klinicznej $wiadczenia realizowane przy programie lekowym
zastgpig wiekszos$¢ Swiadczen diagnostycznych i monitorujgcych stan pacjenta wykonywanych obecnie

poza programem lekowym.

3.6.4. KOSZT LEKOW Z BSC

Koszt lekow z BSC (kwas mykofenolowy, azatiopryna, dapagliflozyna, lizynopryl, lozartan, mykofenolan
mofetylu, prednisolon, ramipryl, takrolimus) okreslono na poziomie Sredniego kosztu jednostkowego
lekow refundowanych [37] wazonego rynkiem sprzedazy w 2026 roku [49].
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Aspaveli® (pegcetakoplan) w leczeniu pacjentéw z glomerulopatig C3 lub pierwotnym btoniasto-rozplemowym (VVCen

ktebuszkowym zapaleniem nerek z kompleksami immunologicznymi. Analiza ekonomiczna. H

Dawkowanie ustalono na podstawie standardowej dawki. Sredni koszt opieki w cyklu wynidst 672,15
PLN.

3.6.5. KOSZT SWIADCZEN MEDYCZNYCH W STANACH

Zalezny od CKD i uPCR koszt opieki medycznej okreslono na podstawie dostepnych Zrédet danych

dotyczacych kosztu w warunkach polskich. Rozpatrywano 3 warianty oszacowania:

e zalezne od stadium CKD i poziomu proteinurii koszty uwzglednione w przedktadanej uprzednio
AOTMIT analizie [66], zaktualizowane do cen z 2026 [56];

e zalezne od stadium CKD koszty uwzglednione w analizie [68], zaktualizowane do cen z 2026 [56];

e zalezne od stadium CKD i poziomu proteinurii dane brytyjskie [52], skonwertowane do PLN [55] i

zaktualizowane do cen z 2026 [56].

Dane historyczne zaktualizowano do cen z 2026 roku uwzgledniajgc wskazniki cen towardw i ustug
konsumpcyjnych [56]. Dane z innych krajéw (wariant analizy wrazliwo$ci uwzgledniajacy koszt opieki
medycznej w stanach na podstawie [52]) poddano konwersji do PLN z wykorzystaniem danych
dotyczacych wspotczynnikow konwersji PPP [55] i zaktualizowano do cen z 2026 roku, uwzgledniajgc

wskazniki cen towaréw i ustug konsumpcyjnych [56].

Uwzglednione dane kosztowe przedstawiono ponizej; dane oryginalne przedstawiono w kolejnym

rozdziale.

Tabela 24. Koszt opieki w stanach na cykl 3-miesieczny.

| D1 cKD2 CKD3a*  CKD3b*  CKD4
Analiza [66]**

uPCR <1.0
lub choroba
stabilna
uPCR 1.0 -
3.0

uPCR >3.0

uPCR <1.0
lub choroba
stabilna
uPCR 1.0 -
3.0

uPCR >3.0

uPCR <1.0
lub choroba
stabilna




4
/ Cel
3.6. Ocena kosztow ‘\\H

CKD3a*  CKD 3b*

uPCR >3.0
* uwzgledniono $rednig arytmetyczng; ** analiza podstawowa; *** uwzglednia koszt dializoterapii

Wykorzystujgc analogiczng aktualizacje danych z analiz [66] sumaryczny koszt hemodializy i dializy

otrzewnowej okreslono na poziomie odpowiednio _ Koszt ten

wykorzystano wylgcznie w sytuacji uwzglednienia wariantu kosztu opieki nieuwzgledniajgcego kosztu

dializoterapii (wariant 1 i wariant 3).

Sumaryczny koszt przeszczepu nerki okreslono na podstawie danych z [66] na poziomie 122 777,20
PLN.

3.6.6. KOSZT POWIKLAN I OPIEKI KONCA ZYCIA
Koszt powiktan C3G/ IC-MPGN okreslono na podstawie dostepnych Zzrodet danych dotyczacych kosztu
w warunkach polskich — uwzgledniono zaréwno wyniki badan kosztéw choroby jak i zatozenia

opublikowanych analiz ekonomicznych.

Ocena kosztu powiktan i opieki konca zycia zostata przedstawiona ponizej.

Szczegoty przedstawiono w arkuszu ,Dane_PL"” modelu.
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Aspaveli® (pegcetakoplan) w leczeniu pacjentéw z glomerulopatig C3 lub pierwotnym bfoniasto-rozplemowym kiebuszkowym zapaleniem nerek z kompleksami immunologicznymi.

Analiza ekonomiczna.

Tabela 25. Koszt opieki w stanach, koszt powikian i koszt opieki konca zycia.

Rok danych
kosztowych

 publicznego (NFZ)

Analiza [66] AT LS PLN 2023
sercowego
Analiza [66] | MViestabilna dlawica PLN 2023
piersiowa
Analiza [66] | Udar niedokrwienny PLN 2023
mézgu
Analiza [66] niew';’;;"l“"'fé'gzerca PLN 2023
Analiza [66] P;ﬁ:’;‘;’fﬁﬁfgﬂf\fk PLN 2023
Analiza [66] C:‘;v:‘;';i:f;:;f PLN 2023
Przeszczep nerki,
Analiza [66] powiktania i opieka PLN 2023
po przeszczepie
Dializoterapia
Analiza [66] otrzewnowa (koszty PLN 2023
roczne)
Analiza [66] Hemodializoterapia PLN 2023
(koszty roczne)
Analiza [66] G1*A1l PLN 2023
Analiza [66] G1*A2 PLN 2023
Analiza [66] G1*A3 PLN 2023
Analiza [66] G2*¥A1l PLN 2023
Analiza [66] G2*A2 PLN 2023
Analiza [66] G2*A3 PLN 2023
Analiza [66] G3a*A1l PLN 2023
Analiza [66] G3a*A2 PLN 2023
Analiza [66] G3a*A3 PLN 2023
Analiza [66] G3b * Al PLN 2023
Analiza [66] G3b * A2 PLN 2023
Analiza [66] G3b * A3 PLN 2023

Dane oryginalne

Pe;:;:(iz‘wa Perspe,a
wspolna

Dane w PLN, 2026
Perspektywa

Perspektywa

platnika wspéina

publicznego (NFZ)
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3.6. Ocena kosztow

Analiza [66]

G4*A1l

Rok danych

kosztowych

Analiza [66] G4 * A2 PLN 2023
Analiza [66] G4 *A3 PLN 2023
Analiza [66] G5*A1l PLN 2023
Analiza [66] G5%A2 PLN 2023
Analiza [66] G5*A3 PLN 2023
[68] CKD stage 1 USD 2022
[68] CKD stage 2 USD 2022
[68] CKD stage 3a USD 2022
[68] CKD stage 3b USD 2022
[68] CKD stage 4 USD 2022
CKD stage 5 +
[68] hemodializy Usb 2022
[58] Koszt o.ple_kl konca PLN 2017
zycia
Zawal mie$nia
[67] sercowego, rok od EUR 2017
zdarzenia
[52], cyki 3- CKD 1 - uPCR <1.0 GBP 2024
mies.
[52] L= ;"(’)CR e GBP 2024
[52] CKD 1 - uPCR >3.0 GBP 2024
[52] CKD 2 - uPCR <1.0 GBP 2024
[52] s ';':CR A GBP 2024
[52] CKD 2 - uPCR >3.0 GBP 2024
[52] CKD 3 - uPCR <1.0 GBP 2024
[52] S ';"(’)CR A GBP 2024
[52] CKD 3 - uPCR >3.0 GBP 2024
[52] CKD 4 - uPCR <1.0 GBP 2024
[52] CKD 4 - uPCR 1.0 - GBP 2024

3.0

Dane oryginalne

Peﬁgf:i%wa Perspektywa
publicznego (NFZ) wspolna

Dane w PLN, 2026

Perspektywa
platnika
publicznego (NFZ)

Perspektywa
wspolna
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Aspaveli® (pegcetakoplan) w leczeniu pacjentéw z glomerulopatig C3 lub pierwotnym bfoniasto-rozplemowym kiebuszkowym zapaleniem nerek z kompleksami immunologicznymi.
Analiza ekonomiczna.

Dane oryginalne Dane w PLN, 2026

Rok danych Perspektywa
Stan Waluta kosztowych ptatnika
publicznego (NFZ2)

Perspektywa Pkl Perspektywa

2 platnika ,
LT LE publicznego (NFZ) CrEf e

CKD 4 - uPCR >3.0

[52] CKD 5 - uPCR <1.0 GBP 2024
[52] A ';':)CR LA GBP 2024
[52] CKD 5 - uPCR >3.0 GBP 2024




3.7. Dyskontowanie \

3.7. DYSKONTOWANIE

W ramach analizy podstawowej uwzgledniono dyskontowanie efektow klinicznych (m.in. lat zycia, lat
zycia skorygowanych o jakos¢) przy rocznej stopie dyskontowej réwnej 3,5% oraz dyskontowanie
kosztow przy rocznej stopie dyskontowej réwnej 5,0% [1], [3], @ w ramach analizy wrazliwosci
uwzgledniono dyskontowanie na poziomie 0% dla kosztow i wynikdéw zdrowotnych [1] oraz dwukrotnie
wyzszych niz w analizie podstawowej przy ocenie wptywu, dopetniajgcego do poprzedniego scenariusza,

wzrostu stdp dyskontowych (testujac w scenariuszach zmiane £100% wartosci podstawowych).

3.8. METODY ANALIZY WRAZLIWOSCI

Ze wzgledu na fakt, iz w analizie podstawowej zidentyfikowano parametry nalezace do grona

parametrow niepewnych, zbadano ich wptyw na wnioskowanie z analizy.
Przeprowadzono jedno- i wielokierunkowg (w tym wartosci skrajnych) analize wrazliwosci. W ramach
analizy wrazliwosci testowano rowniez alternatywne zrédla informacji oraz zatozenia dotyczace

podstawowych aspektéw modelowania (przeprowadzono analize scenariuszowg).

Scenariusze analizy wrazliwosci zdefiniowano w tabeli ponize;j.

Tabela 26. Scenariusze analizy wrazliwosci.

Opis scenariusza analizy wrazliwosci

DSA 00 Analiza podstawowa
DSA 01 Perspektywa wspdina
DSA 02 Koszt standw: Dane uwzglednione w analizie [68], zaktualizowane do 2026 [56]
DSA 03 opcjonalne zrédta Dane brytyjskie [52], skonwertowane do PLN [55] i zaktualizowane do 2026 [56]
DSA 04 Koszt zawatu serca: opcjonalne zrodto | Dane z badania [67], zaktualizowane do 2026 [56]
DSA 05 , -100% (0 PLN)
1 £1009

DSA 06 Koszt stanow: £100% +100% (dwukrotnie wyzszy)
DSA 07 L -100% (0 PLN)

1 £1009
DSA 08 Koszt dializ: £100% +100% (dwukrotnie wyzszy)
DSA 09 -100% (0 PLN)

1 £1009
DSA 10 Koszt przeszczepu: £100% +100% (dwukrotnie wyzszy)

g:: ﬁ Koszt powikfar, zgonu: £100% TT00% 1(?j(\:\;)ﬁ)ki(c:trl:tel\‘\)/vyzszy)
g:: :Z Roczne stopy dyskontowe: +100% +100% -(tljtas?:ﬁ)r(g(t):ﬁ)wyiSZZ)
g:: ;g Horyzont czasowy: 1 - 100 lat 1 rok (okres tlr(\;\;fnia badania)

DSA 21 Charakterystyki (wiek, pte¢, masa ciata): 95% CIL 95% LCI
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Aspaveli® (pegcetakoplan) . Analiza ekonomiczna.

DSA 22 95% UCI
g:: iz Prawdopodobienstwo przeszczepu: 95% CI 3:;’//:: LLJEII
g:: ;2 Prawdopodobieristwo utrzymania przeszczepu: 95% CI 3::2‘: LIfZII
g:: ;; % dializowanych pacjentéw bez przeszczepu: 95% CI Z;’//: LLJ((::II
g:: :(9) % hemodializ: 95% CI Z;‘)’//: LLJ((Z:II
g:: :; Tempo spadku eGFR - komparator: 95% CI Z;’//: LLJ((::II
g:: :i Tempo spadku eGFR - Aspaveli: 95% CI Z:://Z LLJ((Z:II
3:2 :: Ryzyko dyskontynuacji Aspaveli: 95% CI Z:://Z LLJ((Z:II
g:: :; Spadek eGFR w stanie stabilizacji choroby: 95% CI Z;’//: LLJ((::II
g:: 2(9) Prawdopodobienstwo stabilizacji choroby: 95% CI Z;’//: LLJ((::II
g:: :; Czas do nawrotu: 95% CI ZEZ//: LLJ((Z:II
322 :i Uzytecznos¢ - stany CKD 1: 95% CI Z:://: LLJ((::II
322 :: Uzytecznos¢ - stany CKD 2: 95% CI Z:://: LLJ((::II
322 :17; Uzytecznos¢ - stany CKD 3: 95% CI Z:://: LLJ((::II
322 ;(9, Uzytecznos¢ - stany CKD 4: 95% CI Z:://: LLJ((::II
322 :; Uzytecznos¢ - stany CKD 5: 95% CI Z:://: LLJ((::II
g:: :43; Uzytecznoé¢ - dializy: 95% CI ZEZ//: LLJ((Z:II
g:: :: Uzyteczno$¢ - przeszczep: 95% CI Z;’//Z LLJ((Z:II
g:: :Z Uzyteczno$¢ - stany po przeszczepie CKD 1: 95% CI 3;‘://: LLJ(éII
g:: :g Uzytecznoé¢ - stany po przeszczepie CKD 2: 95% CI 3:://: LLJEII
g:: :; Uzytecznoé¢ - stany po przeszczepie CKD 3: 95% CI 3:://: LLJEII
g:: :z Uzytecznoé¢ - stany po przeszczepie CKD 4: 95% CI 3:://: LLJEII
g:: :g Uzytecznoé¢ - stany po przeszczepie CKD 5: 95% CI 3:://: LLJEII
DSA 67 Uwzglednienie dodatkowo oszczednosci zwigzanych z zaoszczedzong nerka
DSA 68 Pominiecie efektow (QALY) i oszczednosci zwigzanych z zaoszczedzong nerka
DSA 69 Stabilizacja choroby tylko po 12 miesigcach

g:: ;g Utrata uzytecznoéci dla powiktan: 95% CI Z;’//: LLJ((::II
g:: ;; HR zgonu dla stanéw CKD: 95% CI Zg://z LLJ((Z:II
g:: ;: HR zgonu dla dializ i przeszczepu: 95% CI Z;’//: LLJ((::II
g:: ;g HR udaru dla stanédw CKD: 95% CI Zg://z LLJ((Z:II
DSA 78 HR udaru dla dializ i przeszczepu: 95% CI 95% LCI
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3.8. Metody analizy wrazliwosci \

\H
Opis scenariusza analizy wrazli
DSA 79 95% UCL
g:: :g HR niewydolnosci serca dla stanéw CKD: 95% CI ZE:://: LLJ((::II
g:: :; HR niewydolnosci serca dla dializ i przeszczepu: 95% CI ZE:://: LLJ((::II
g:: :g HR zgonu (choroby serca) dla stanéw CKD: 95% CI ZE:://: LLJ((::II
g:: :g HR zgonu (choroby serca) dla dializ i przeszczepu: 95% CI ZE:://: LLJ((::II
g:: :g HR zawatu dla stanéw CKD: 95% CI ZE:://: LLJ((::II
g:: gg HR zawatu dla dializ i przeszczepu: 95% CI ZE:://: LLJ((::II
g:: g: Wystepowanie - niewydolnos¢ serca: £100% 1 00°;ol?c(i)v(://iﬂ£?o;t:ir:l\(/3yiszy)
g:: gg Wystepowanie - zgon (choroby serca): £100% 1 00°;ol?c(i)v(://iﬂ£?o;t:ir:l\(/3yiszy)
g:: g: Wystepowanie - zawat: £100% 1 00°;ol?c(i)v(://iﬂ£?o;t:ir:l\(/3yiszy)

W ramach analizy wrazliwosci zakres zmiennosci parametrow niepewnych ustalono na poziomie 95%
przedziatu ufnosci (CI) lub zakresu: minimum - maksimum w sytuacji braku 95% CI lub braku danych
umozliwiajgcych okreslenie 95% CI. Przy parametrach, dla ktdrych nie zidentyfikowano zakresu
zmiennosci (np. kosztow jednostkowych dla ktérych nie zidentyfikowano opcjonalnych wartosci)
przyjeto btad standardowy na poziomie 25% wartosci podstawowej; 95% CI dla tych wartosci okresla
zakres zmiennosci na poziomie okoto £50% wartosci podstawowej. Dodatkowo testowano te parametry

w zakresie £100% wartosci podstawowej w celu zbadania ich wptywu na wnioski.

W ramach probabilistycznej analizy wrazliwosci dla analizy kosztéw-uzytecznosci uwzgledniono zakres
zmiennosci wszystkich parametrow niepewnych z wyjatkiem cen wnioskowanej technologii i stop
dyskontowych. W przypadku parametru, ktérego wartoS¢ jest obustronnie ograniczona (np.
prawdopodobienstwo od 0% do 100%) uwzgledniono rozktad beta; w przypadku parametrow
przyjmujgcych wartosci niemniejsze od 0 (np. koszty) uwzgledniono rozktad gamma; dla pozostatych
parametrow uwzgledniono rozktad normalny lub log-normalny, w zaleznosci od symetrycznosci

dostepnych danych na temat 95% CI lub zakresu wartosci danego parametru (szczegéty w modelu).

3.9. WYKAZ PARAMETROW ANALIZY EKONOMICZNEJ

W tabeli ponizej przedstawiono wszystkie parametry i zatozenia uwzglednione w analizie podstawowej.
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Aspaveli® (pegcetakoplan) w leczeniu pacjentdw z glomerulopatig C3 lub pierwotnym btoniasto-rozplemowym ktebuszkowym zapaleniem nerek z kompleksami immunologicznymi.

Analiza ekonomiczna.

p
‘/ Ce
\
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Tabela 27. Parametry i zalozenia analizy podstawowej.

Parametr(u) / zalozenie

Roczne stopy dyskontowe
dla kosztow i efektow

Wartos¢ parametru(6w)

3,5%

5%, do 1. cyklu analiz

Zrodio

Wytyczne AOTMIT [1]

Prog optacalnosci

244 821 PLN za dodatkowy QALY

Wytyczne AOTMIT [1]

Perspektywa ekonomiczna

Ptatnika

publicznego = wspodlna

Wytyczne AOTMIT [1],
analiza wrazliwosci

Horyzont czasowy

Dozywotni,-(do 100 roku zycia); cykl 3 miesigce; korekta potowy cyklu

Zatozenia, Wytyczne
AOTMIT [1],

Cena wnioskowanej
technologii

Bez RSS: cena zbytu netto = (1 080 mg pegcetakoplanu)
Z RSS:
Istniejaca grupa limitowa ,, .0, Pegcetakoplan”, brak odptatnosci pacjenta

Whnioskodawca

Dawkowanie wnioskowanej

2 fiolki na tydzien do dyskontynuacji

Charakterystyka produktu

technologii leczniczego [57]
Ryzyko dyskontynuacji -na cykl VALIANT
Faza otwarta badania
ACEi/ARB
Struktura leczenia leki immunosupresyjne VALIANT
konwencjonalnego (BSC) glikokortykosteroidy ogéinoustrojowe
inhibitory SGLT2
Sredni wiek, lata 25,97
Wejsciowa charakterystyka e ey 4] 63,09 VALIANT
pacjentow Odsetek mezczyzn 43,55%
Wejsciowy rozktad stanéw CKD CKD 1
CKD 2
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3.9. Wykaz parametréw analizy ekonomicznej

Parametr(u) / zatlozenie

Wartos¢ parametru(ow)

CKD 3
CKD 4
CKD 5

Wejsciowy rozktad stanow uPCR

Zrédio

DLESE))ITH
Ze stanu:

uPCR <1,0 uPCR 1,0-3,0 uPCR >3

uPCR <1,0

Prawdopodobienstwa uPCR 1,0-3,0
przej$¢ pomiedzy stanami uPCR >3 VALIANT
L pegcetakoplan

uPCR <1,0

uPCR 1,0-3,0
uPCR >3
Spadek eGFR Leczenie / poziom uPCR Pegcetacoplan Placebo / BSC VALIANT, zatozenia

uPCR <1,0
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Aspaveli® (pegcetakoplan) w leczeniu pacjentdw z glomerulopatig C3 lub pierwotnym btoniasto-rozplemowym ktebuszkowym zapaleniem nerek z kompleksami immunologicznymi.

Analiza ekonomiczna.

Parametr(u) / zatlozenie

Wartos¢ parametru(ow)

uPCR 1,0-3,0
uPCR >3 |

Zrédio

Prawdopodobienstwo
wystgpienia stabilizacji

VALIANT, zatozenia, [79]

choroby
Ryzyko nawrotu choroby 7,69% na cykl [79]
% hemodializ 95,60% [53]
P e - ] P ryaininy
przeszczepu oryginalny
Przezycie przeszczepu 95,32% Pruett 2021 [87]

Wyniki zdrowotne
przeszczepu nerki

Udziat po przeszczepie

NjiHhj|WIN|=

<1.0

1.0-3.0

>3.0

Pruett 2021 [87], zatozenia,
VALIANT

Konsekwencja
,zaoszczedzonej nerki”

Dodatkowe QALY = 2,31
Oszczednosci = 0

Axelrod et al. 2018 [89],
zatozenia
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3.9. Wykaz parametréw analizy ekonomicznej

Parametr(u) / zatlozenie

Wartos¢ parametru(ow)

Zrodio

Bazowe ryzyko zdarzen
sercowo naczyniowych na
cykl

Kategoria wieku

0-4

5-9

10-14

15-19

20-24

25-29

30-34

35-39

40-44

45-49

50-54

55-59

60-64

65-69

70-74

75-79

80-84

85-89

90-95

95-99

100-104

Udar mozgu [95]

Niewydolnosc serca
[96]

Zgon sercowo-

naczyniowy [97]

Zawat miesnia
sercowego [98]

[95], [96], [97], [98]

Wplyw stanéw na ryzyko
zdarzen sercowo-
naczyniowych

Matsushita 2015 [93]
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Aspaveli® (pegcetakoplan) w leczeniu pacjentdw z glomerulopatig C3 lub pierwotnym btoniasto-rozplemowym ktebuszkowym zapaleniem nerek z kompleksami immunologicznymi.
Analiza ekonomiczna.

Parametr(u) / zalozenie Wartos¢ parametru(ow) Zrodio

Stadium CKD

Udar mézgu

CKD1
CKD2
CKD3
CKD4
CKD5
Hemodializa

Dializa otrzewnowa

Niewydolnos¢ serca

CKD1
CKD2
CKD3
CKD4
CKD5
Hemodializa

Dializa otrzewnowa

Zgon sercowo-naczyniowy

CKD1
CKD2
CKD3
CKD4
CKD5
Hemodializa

Dializa otrzewnowa

Zawal miesnia sercowego

CKD1
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3.9. Wykaz parametréw analizy ekonomicznej ‘

Parametr(u) / zalozenie Wartos¢ parametru(ow) Zrédio

CKD2
CKD3
CKD4
CKD5
Hemodializa

Dializa otrzewnowa

Bazowe ryzyko zgonu Zalezne od wieku i ptci ryzyko zgonu Polaka [46]

Stadium CKD

CKD1

CKD2
. CKD3
Wplyw stanow na ryzyko .
zgonu CKD4 Quist 2025 [99]
CKD5
Hemodializa

Dializa otrzewnowa

Kategoria Wartos¢ uzytecznosci
Stabilizacja choroby Cooper 2020 [80],
Wagi uzytecznosci uPCR <1 VALIANT, [99], [91], [92],
zatozenia

uPCR <1-3
uPCR >3

69




Aspaveli® (pegcetakoplan) w leczeniu pacjentdw z glomerulopatig C3 lub pierwotnym btoniasto-rozplemowym ktebuszkowym zapaleniem nerek z kompleksami immunologicznymi.

Analiza ekonomiczna.

Parametr(u) / zalozenie Wartos¢ parametru(ow) Zrodio
Remisja
uPCR <1
CKD 2
uPCR <1-3
uPCR >3
Remisja
uPCR <1
CKD 3
uPCR <1-3
uPCR >3
Remisja
uPCR <1
CKD 4
uPCR <1-3
uPCR >3
Remisja
uPCR <1
CKD 5
uPCR <1-3
uPCR >3
Hemodializa
Dializa otrzewnowa
Przeszczep nerki
Utraty uzytecznosci wynikajace z analizowanych zdarzen
Wzrost wieku o 1 rok
Zawal miesnia sercowego
Udar
Niewydolnos¢ serca
Koszt wydawania i Koszt podania/wydania: 2 450,12 PLN w 1. cyklu oraz nastepnie 629,49 PLN na cykl Zatozenia, [59], [60], [61],
monitorowania leczenia Koszt diagnostyki: 5 645,14 PLN w 1. roku oraz 966,00 PLN rocznie w kolejnych latach [63]
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3.9. Wykaz parametréw analizy ekonomicznej

Parametr(u) / zatlozenie

Wartos¢ parametru(ow)

Zrédio

stanach

uPCR >3.0

Koszt hemodializy i dializy otrzewnowej okreslono na poziomie odpowiednio

Koszt przeszczepu nerki okreslono na poziomie 122 7”,!" !!H

2 [37], [49], zatozenia,
Koszt lekéw z BSC 672,15 PLN na cykl VALIANT
| cKkD3a* | CKD3b*
uPCR <1.0
lub choroba
stabilna
Koszt opieki medycznej w [56], [66]

Koszt powikian i opieki
konca zycia

[56], [58], [66]]

Szczegoty dotyczace ww. parametrow przedstawiono w dotgczonym do niniejszego opracowania skoroszycie MS Excel zawierajgcym model decyzyjny.
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Aspaveli® (pegcetakoplan) w leczeniu pacjentéw z glomerulopatia C3 lub pierwotnym btoniasto-rozplemowym / Cel
ktebuszkowym zapaleniem nerek z kompleksami immunologicznymi. Analiza ekonomiczna. H

4. WYNIKI ANALIZY EKONOMICZNE]
4.1. WYNIKI ANALIZY PODSTAWOWE)]

Zestawienie kosztdw-konsekwencji i wyniki analizy kosztdw-uzytecznosci stosowania produktu
leczniczego Aspaveli® (pegcetakoplan) w leczeniu pacjentéw z glomerulopatia C3 lub pierwotnym
ktebuszkowym zapaleniem btoniasto-rozplemowym nerek wywotanym kompleksami immunologicznymi,
w horyzoncie trwania zycia pacjenta (74 lata) przedstawiono w tabeli ponizej.
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4.1. Wyniki analizy podstawowej

Tabela 28. Wyniki analizy podstawowej (horyzont czasowy do 100 roku zycia).

\ Aspaveli® Zmiana
Niezdyskontowe lata zycia bez dializ lub przeszczepu nerki
Niezdyskontowe lata zycia
Zdyskontowane lata zycia
Zdyskontowane lata Zycia skorygowane o jakos¢, QALY

Bez RSS
Koszt pegcetakoplanu Z RSS
Koszt realizacji programu
Koszt BSC
Koszt stanéw CKD
Koszt dializ

Koszt przeszczepu nerki
Pozostate koszty (zdarzen sercowo-naczyniowych lub nerkowych)

. Bez RSS
Koszt catkowity Z RSS
Inkrementalny wspoétczynnik kosztow-uzytecznosci, ICUR B:ZRI;ZS 3711 391 FLN/dodatkowy QALY ‘
Inkrementalny wspéiczynnik monetarny netto, INMB B;szzs
Progowa cena zbytu netto (1 fiolka) Bez RSS
Progowa cena dla szpitala (1 fiolka) Z RSS
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Aspaveli® (pegcetakoplan) w leczeniu pacjentéw z glomerulopatig C3 lub pierwotnym btoniasto-rozplemowym “""VCen

ktebuszkowym zapaleniem nerek z kompleksami immunologicznymi. Analiza ekonomiczna.

Przeprowadzone modelowanie wykazato, ze stosowanie leku Aspaveli® w leczeniu pacjentow z
glomerulopatia C3 Ilub pierwotnym kiebuszkowym zapaleniem bfoniasto-rozplemowym nerek
wywotanym kompleksami immunologicznymi wigze sie z dodatkowymi efektami klinicznymi wzgledem
stosowania samego leczenia konwencjonalnego.

W modelowaniu wykazano, ze dodanie pegcetakoplanu do leczenia pacjentow z glomerulopatig C3 lub
pierwotnym kiebuszkowym zapaleniem bfoniasto-rozplemowym nerek wywotanym kompleksami
immunologicznymi wigzato sie z przedtuzeniem zycia bez dializoterapii i przeszczepu nerki o 27,6 roku
(tj. 0 318%; warto$¢ niezdyskontowana) wzgledem BSC. Dodatkowo pacjenci stosujgcy pegcetakoplan

zyli dtuzej przecietnie o 7 lat (tj. o 18%; wartos¢ niezdyskontowana).

W ramach analizy ekonomicznej ustalono, ze stosowanie produktu leczniczego Aspaveli® w leczeniu

pacjentow z glomerulopatig C3 lub pierwotnym ktebuszkowym zapaleniem btoniasto-rozplemowym

nerek wywotanym kompleksami immunologicznymi w horyzoncie trwania zycia (74 lata) jest:

e zwigzane ze wzrostem zdyskontowanej liczby lat zycia wzgledem samego leczenia
konwencjonalnego o 1,80 roku;

e zwigzane ze wzrostem zdyskontowanej liczby lat Zzycia skorygowanych o jakos$¢ (QALY) wzgledem

samego leczenia konwencjonalnego o 7,03 roku;

Inkrementalne wspotczynniki kosztow-uzytecznosci okreslono na poziomie:

e W wariancie bez RSS: 3 711 391 PLN za dodatkowy rok zycia skorygowany o jako$¢;

e W wariancie z RSS: _ za dodatkowy rok zycia skorygowany o jakosc.

Inkrementalne wspdtczynniki kosztow-uzytecznosci byty wyzsze od progu optacalnosci (244 821 PLN za
dodatkowy QALY).

4.2. WYNIKI ANALIZY WRAZLIWOSCI
4.2.1. WYNIKI ,DETERMINISTYCZNEJ” ANALIZY WRAZLIWOSCI
Wyniki analizy wrazliwosci pod postacig wszystkich istotnych punktéw korcowych przedstawiono w

arkuszach ,SA_CUA" i ,SA_CUA_plot” modelu dotaczonego do niniejszego opracowania oraz w rozdziale

12.3. niniejszego opracowania.
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4.2. Wyniki analizy wrazliwosci

Diagramy tornado dla wartosci inkrementalnego wspdtczynnika kosztow-uzytecznosci przedstawiono
ponizej. Przerywang, czerwong linig oznaczono prég optacalnosci na poziomie 244 821 PLN za
dodatkowy rok zycia skorygowany o jakos$¢ (ICUR=244 821 PLN/QALY).
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4.2. Wyniki analizy wrazliwosci




Aspaveli® (pegcetakoplan) w leczeniu pacjentéw z glomerulopatig C3 lub pierwotnym btoniasto-rozplemowym "Cent‘

ktebuszkowym zapaleniem nerek z kompleksami immunologicznymi. Analiza ekonomiczna.

W ramach analizy wrazliwosci wykazano wysokg stabilnos¢ ww. wnioskéw — nie zaobserwowano zmiany

whniosku wzgledem analizy podstawowe;j.

Przeprowadzono 99 scenariuszy deterministycznej analizy wrazliwosci.

4.2.2. 'WYNIKI PROBABILISTYCZNEJ ANALIZY WRAZLIWOSCI

Wyniki probabilistycznej analizy wrazliwosci przedstawiono w arkuszu ,,PSA results” modelu dotgczonego

do niniejszego opracowania oraz ponizej.




4.2. Wyniki analizy wrazliwosci
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Aspaveli® (pegcetakoplan) w leczeniu pacjentéw z glomerulopatig C3 lub pierwotnym btoniasto-rozplemowym Cent

ktebuszkowym zapaleniem nerek z kompleksami immunologicznymi. Analiza ekonomiczna.

Zakres zmiennosci podstawowych punktow koncowych analizy ekonomicznej przedstawiono ponizej.
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4.2. Wyniki analizy wrazliwosci

Tabela 29. Zakres zmiennosci podstawowych punktéw koncowych analizy ekonomicznej.

Analiza
podstawowa

Srednia 95% LCI 95% UCI

L. Aspaveli
Lata zycia skorygowane — BsC |
0 jakos¢, QALY e
RoézZnica
i | Aspaveli |
Koszt catkowity, bez RSS
BSC
(PLN) o
RoOznica
) Aspaveli
Koszt catkowity, z RSS
BSC
(PLN) e
Réznica
ICUR (PLN/dodatkowe Bez RSS
QALY) Z RSS

Progowa cena zbytu netto 1 fiolki, PLN

W ramach probabilistycznej analizy wrazliwosci wykazano, ze prawdopodobienstwo zdarzenia, ze
wnioskowana technologia jest bardziej skuteczna od komparatora wyniosto 100%. _

W ramach analizy wrazliwosci nie zidentyfikowano przestanek do zmiany wniosku w odniesieniu do

analizy podstawowej.
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ktebuszkowym zapaleniem nerek z kompleksami immunologicznymi. Analiza ekonomiczna. \_H

5. OGRANICZENIA NINIEJSZEJ ANALIZY

Do podstawowych ograniczen analizy zaliczono ograniczong dostepnos¢ dowodow naukowych
dotyczacych poréwnania wnioskowanej technologii z komparatorem w dtugim horyzoncie czasowym (z
mozliwoscig uchwycenia wptywu wnioskowanej technologii na twarde punkty koncowe). Niemniej
jednak ze wzgledu na charakter analizowanego schorzenia (niska liczebno$¢ populacji, brak
alternatywnego leczenia) oraz aspekty etyczne (brak narazenia pacjenta na niekorzystny wynik leczenia)
bezposrednie badanie prospektywne poréwnujgce wnioskowang technologie z brakiem interwencji lub
interwencjg o niepotwierdzonej skutecznosci w dtugookresowej perspektywie czasowej nie moze zostac

przeprowadzone.

Do ograniczen analizy zakwalifikowano réwniez: ograniczong liczbe danych dotyczacych pacjentéw z
C3G/IC-MPGN umozliwiajgcych wiarygodne modelowanie (konsekwencje zdrowotne stanéw C3G/IC-
MPGN w dtugookresowej perspektywy czasowej; wagi uzytecznosci pacjentow z C3G/IC-MPGN z Polski;
koszt analizowanych stanéw klinicznych w warunkach polskich), co zwigzane jest przede wszystkim z

charakterem analizowanego schorzenia bedacego rzadkg choroba.

6. WALIDACIJA WYNIKOW NINIEJSZEGO OPRACOWANIA

6.1. WALIDACIJA WEWNETRZNA

Wykorzystany model decyzyjny zostat poddany walidacji wewnetrznej w celu unikniecia btedéw
zwigzanych z wprowadzaniem danych oraz strukturg modelu; systematycznie testowano model,
wprowadzajgc dozwolone skrajne wartosci wejsciowe i uzyskujgc oczekiwane wyniki symulacii;
testowano réwniez powtarzalno$¢ wynikdw przy uzyciu réwnowaznych wartosci wejéciowych. Nie
zidentyfikowano btedéw i nie uzyskano nieoczekiwanych wynikbw — walidacje wewnetrzng

przeprowadzono z pozytywnym wynikiem.

6.2. ZGODNOSC WYNIKOW NINIEJSZEJ ANALIZY Z WYNIKAMI OPUBLIKOWANYCH
ANALIZ

W ramach przegladu systematycznego analiz ekonomicznych dla rozwazanego problemu decyzyjnego
(por. rozdziat 12.2.) nie zidentyfikowano analiz dotyczgcych oceny ekonomicznej wnioskowanej
technologii [73].
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6.2. Zgodnos$¢ wynikéw niniejszej analizy z wynikami opublikowanych analiz

6.3. WALIDACIA ZEWNETRZNA

Nie zidentyfikowano doktadnych informacji (dotyczacych pacjentdw z populacji wskazanej we wniosku

z Polski) mogacych postuzy¢ do walidacji zewnetrznej wynikow niniejszej analizy w warunkach polskich.

7. DYSKUSIA

Przedmiotem opracowania byta ocena ekonomiczna finansowania ze $srodkéw publicznych stosowania
produktu Aspaveli® (pegcetakoplan) w leczeniu pacjentdéw z glomerulopatia C3 lub pierwotnym
ktebuszkowym zapaleniem btoniasto-rozplemowym nerek wywotanym kompleksami immunologicznymi,

w ramach programu lekowego.

Aktualnie stosowane leczenie C3G/IC-MPGN nie zapobiega pogarszaniu sie czynnosSci nerek ani
rozwojowi nieodwracalnego uszkodzenia nerek; u pacjentow z C3G/IC-MPGN obserwuje sie
systematyczng progresje do schytkowej niewydolnosci nerek (ESKD). Dla chorych, ktérzy osiggng ESKD,
jedynymi dostepnymi opcjami terapeutycznymi pozostajg dializoterapia oraz przeszczepienie nerki,
jednak interwencje te wigza sie z wieloma obcigzeniami i wyzszym ryzykiem zgonu. Wobec braku
dostepnego leczenia przyczynowego/modyfikujgcego przebieg choroby u pacjentéw z C3G/IC-MPGN,
wystepuje wysoka niezaspokojona potrzeba medyczna w tej populacji chorych. C3G/IC-MPGN jest
choroba rzadkg, diagnozowang rocznie u kilkudziesieciu pacjentéw w Polsce z chorobowoscig na
poziomie do kilkunastu setek pacjentéw [104]. Wnioskowana technologia posiada status leku sierocego
w leczeniu C3G/IC-MPGN (opinia nr EU/3/22/2716 z dnia 11 listopada 2022 roku) poniewaz zostata
opracowana do leczenia rzadkiej, zagrazajgcej zyciu lub przewlekle wyniszczajgcej choroby i/lub jej

opracowanie bez zachet bytoby mato prawdopodobne.

W ramach analizy ekonomicznej wykorzystano opublikowane zrddta informacji oraz dane pochodzace z
badan sponsorowanych przez Wnioskodawce (dane dostepne autorom modelu centralnego). Szczegdty
dotyczace ograniczen uwzglednionych w opracowaniu zrodet informacji przedstawiono w rozdziatach:
2., 3.i5.

Dostepne dowody naukowe potwierdzajg skutecznos¢ i akceptowalny profil bezpieczenstwa stosowania

pegcetakoplanu w tym wskazaniu [41].

Niniejsza analiza wykazata, ze stosowanie leku Aspaveli® bedzie zwigzane z inkrementalnym

wspotczynnikiem kosztow-uzytecznosci przekraczajgcym przyjety prob optacalnosci (244 821 PLN za
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dodatkowy rok zycia skorygowany o jako$c¢), co jest zjawiskiem czesto obserwowanym w przypadku
lekow 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)
zaklada modyfikacje oceny ekonomicznej lekdw sierocych polegajgcg m.in. na wprowadzeniu

odmiennego, wyzszego progu opfacalnosci dla takich technologii medycznych.

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

fatwo dostepnej i dogodnej w stosowaniu terapii niemajacej alternatywy w warunkach polskich.
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8. Podsumowanie i wnioski kofcowe \%
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8. PODSUMOWANIE I WNIOSKI KONCOWE

Dostepne dowody naukowe potwierdzajg skutecznosS¢ i akceptowalny profil bezpieczenstwa stosowania
pegcetakoplanu w leczeniu pacjentéw z glomerulopatig C3 lub pierwotnym ktebuszkowym zapaleniem
bfoniasto-rozplemowym nerek wywotanym kompleksami immunologicznymi [41]. W ramach
przeprowadzonego modelowania, przektadajacego wyniki badania klinicznego 3 fazy o akronimie
VALIANT [54] na dlugoterminowe efekty kliniczne wykazano, ze stosowanie leku Aspaveli®
(pegcetakoplan) w leczeniu pacjentéw w wieku od 12 lat i starszych z glomerulopatig C3 lub pierwotnym
ktebuszkowym zapaleniem btoniasto-rozplemowym nerek wywotanym kompleksami immunologicznymi
prowadzi do redukcji poziomi proteinurii (UPCR), spowolnienia tempa progresji choroby nerek (spadku
eGFR), wydiuzenia czasu pozostawania bez dializoterapii i/lub przeszczepienia nerki (Srednio o 27,5
roku) oraz zwiekszenia prawdopodobienstwa i czasu utrzymywania stabilizacji choroby. Powyzsze
korzysci kliniczne przetozyty sie na przedtuzenie zycia chorego (Srednio o 7,1 roku), wzrost jakosci zycia
chorego oraz redukcje kosztow w ciggu dalszego przebiegu choroby (w szczegdlnosci kosztow
dializoterapii i przeszczepienia nerki, a takze kosztu leczenia zdarzenn sercowo-naczyniowych).
Dodatkowo zaobserwowano, ze zmniejszenie zapotrzebowania na przeszczep nerki wsrdéd chorych
stosujgcych pegcetakoplan moze przetozy¢ sie na poprawe wynikdw zdrowotnych i oszczednosci wsrdd

innych pacjentéw oczekujgcych na przeczep.

Niniejsza analiza wykazata, ze stosowanie leku Aspaveli® bedzie zwigzane z inkrementalnym
wspotczynnikiem kosztow-uzytecznosci istotnie przekraczajgcym przyjety prob optacalnosci (244 821
PLN za dodatkowy rok zycia skorygowany o jakos¢), co jest zjawiskiem czesto obserwowanym w

przypadku lekdw sierocych stosowanych w chorobach rzadkich.
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Rysunek 7. Diagram selekcji i identyfikacji doniesien naukowych wykorzystanych w opracowaniu: walidacja konwergencji wynikow
niniejszego opracowania (PRISMA). Powdd A — odrebna interwencja; powdd B — odrebny typ badania/ punkt koncowy; powdd C
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12.1. JAKOSC ZYCIA PACIENTA Z ANALIZOWANEJ POPULACJI — WAGI UZYTECZNOSCI

Przeszukano medyczne bazy danych w celu odnalezienia zrédet informacji dotyczacych wag uzytecznosci
uwzglednionych standéw zdrowia i weryfikacji zatozen oryginalnego modelu ekonomicznego
zaadaptowanego do warunkéw polskich.

Uwzgledniono nastepujace bazy danych i serwisy internetowe: Cochrane Library, MEDLINE (przez

PubMed), Centre for Reviews and Dissemination (CRD; www.crd.york.ac.uk/crdweb; zasoby

aktualizowane tylko do marca 2015 roku), NIHR Health Technology Assessment programme

(https.//www.journalslibrary.nifir.ac.uk/#/), ISPOR Scientific Presentation Database

(https://www.ispor.org/heor-resources/presentations-database/search), The Cost-Effectiveness
Analysis Registry, CEAR [42] oraz zasoby Gtownej Biblioteki Lekarskiej (Polska Bibliografia Lekarska).
Dodatkowo przeszukano portale internetowe zagranicznych agencji Oceny Technologii Medycznych
(por. rozdziat 12.2.).

Zaprojektowano przeglad z mozliwoscig identyfikacji zrodet informacji na temat jakosci zycia chorych
na C3G/IC-MPGN - zaplanowano wigczenie zrédet danych raportujgcych wagi uzytecznosci standw
klinicznych i zdarzen klinicznych uwzglednionych w opracowaniu.

Przeszukanie przeprowadzono pod katem znalezienia informacji na temat jakosci zycia pacjentéw z
C3G/IC-MPGN, u ktorych kontrola choroby za pomoca terapii konwencjonalnej jest niewystarczajgca,
poddawanych terapii pordwnywanymi technologiami oraz jakosci zycia pacjentow z C3G/IC-MPGN, u
ktorych kontrola choroby za pomoca terapii konwencjonalnej jest niewystarczajgca i u ktorych w trakcie
stosowania poréwnywanych technologii wystapity zdarzenia zwigzane z punktami koficowymi oceny
skutecznosci klinicznej wnioskowanej technologii i stanami klinicznymi uwzglednionego modelu

decyzyjnego.

Kryteria wigczenia do przegladu systematycznego:

e pierwotne zrodto informacji na temat wag uzytecznosci dorostych pacjentéw z C3G/IC-MPGN,

e wtorne opracowania (w tym analizy ekonomiczne) zawierajgce: zestawienie ograniczen
zidentyfikowanych badan pierwotnych, dodatkowe zrddta informacji na temat jakosci zycia
zdefiniowanej powyzej, wyniki konwersji metod posrednich (analize regresji/mapowanie
dowolnego kwestionariusza na wagi uzytecznosci), synteze ilosciowg zidentyfikowanych zrddet
pierwotnych i/albo zatozenia dotyczace jakosci Zzycia pacjentdow z analizowanej populacji (np.
zalozenie o przyjeciu wag uzyteczno$ci odmiennych stanéw klinicznych lub dotyczacych

odmiennych populacji chorych).
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Kryteria wykluczenia z przegladu:

» pierwotne zrodta nie zawierajgce informacji na temat wag uzytecznosci;

e wtorne opracowania, jezeli nie zawierajg dodatkowych Zrédet informacji, newralgicznych
zatozen/wnioskéw dotyczacych oceny jakosci zycia lub syntezy ilosciowej (w przypadku wigczenie
do niniejszego przegladu wszystkich zrodet pierwotnych uwzglednionych w odnalezionym wtornym
opracowaniu);

» analizy ekonomiczne bez konwersji wynikdw metod posrednich i wiasnych zatozen autoréw analiz
w zakresie oceny jakosci zycia (w przypadku identyfikacji Zrodet pierwotnych);

» niestandardowe oceny jakosci zycia;

o wyniki walidacji opracowanych wczesniej metod pomiaru oceny jakosci zycia;

e nieadekwatna populacja.

W celu odnalezienia wszystkich doniesien naukowych dotyczacych rozpatrywanego problemu
decyzyjnego skonstruowano strategie wyszukiwania o wysokiej czutosci. Strategie wyszukiwania
zaprojektowano metodg ciggu prob dla poszczegdinych wyrazen sktadajgcych sie na zapytanie. Kryteria
wyszukiwania obejmowaty wytgcznie chorobe lub interwencje, punkty koncowe i metode oceny jakosci

Zycia.

Poza projektem kwerendy nie stosowano ograniczen do jezyka zidentyfikowanych tekstow doniesien
(przeszukanie z wykorzystaniem zapytan w jezyku angielskim oraz polskim w przypadku bazy Polska

Bibliografia Lekarska).

Strategia wyszukiwania zostata zaprojektowana iteracyjnie, w postaci ciggu préb wyszukiwania i korekt
strategii. Przeszukaniem baz danych zajmowaly sie niezaleznie dwie osoby (autorzy niniejszego
opracowania: -), a ostateczna strategia byta tworzona na drodze konsensusu miedzy nimi (w
razie niezgodnosci korzystano z pomocy osoby trzeciej — jednego z autoréw [.] przeszukania na etapie
Analizy klinicznej [41]). Nie zaobserwowano niezgodnosci w zakresie decyzji dotyczacej wigczenia
zidentyfikowanych badan do przegladu (stopien zgodnosci = 100%); stopien zgodnosci dla wigczenia
badania do oceny na podstawie petnego tekstu wynosit réwniez 100%.

Wyniki przegladu wraz ze skroconym przedstawieniem stosowanych zapytan przedstawiono w tabeli i

na rysunku ponizej.
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Tabela 30. Skrécona strategia przeszukania i wyniki przegladu baz danych majacego na celu identyfikacje doniesien naukowych wykorzystanych w opracowaniu do oceny

jakosci zycia (data ostatniego przeszukania: 01.02.2026).

Kwerendy

Populacja
#1 ((c3 OR (complement AND 3)) AND (glomerulopathy OR

OR glomerulopathy))

glomerulonephritis)) OR (membranoproliferative AND (glomerulonephritis

MEDLINE (PubMed)

8530

Wynik

EMBASE

19313

#2 Interwencja
aspaveli OR empaveli OR pegcetacoplan

284

913

Punkty kohcowe
#3 galy OR qualy OR (quality adjusted life) OR (quality AND (life OR
wellbeing)) OR (health gain) OR disutility OR hrqo/ OR ((state OR health
OR health state) AND (utility OR utilities))

3410912

1473 245

Metoda pomiaru
hui OR (standard gamble) OR (linear AND (analog* OR visual) AND scale)
#4 OR vas OR (euro gol) OR (euro qual) OR eq-5d OR eq5d or (eq 5d) OR
euroqgol OR euroqual OR sf36 OR (sf 36) OR (short form 36) OR (shortform
36) OR sf 6d OR (short from 6d) OR tto OR (time AND (trade off OR
tradeoff)) OR (person AND (trade off OR tradeoff))

213 066

17 086

Wynik przeszukania

#5 PubMed: (#1 OR #2) AND #3 AND #4

EMBASE: (#1 OR #2) AND #3 AND #4 AND [embase]/lim NOT
[medline]/lim

Suma rekordow

Liczba unikatowych rekordow:

Dodatkowe zrodta informacji zidentyfikowane w trakcie:

a) przegladu Center for the Evaluation of Value and Risk in Health. The Cost-
Effectiveness Analysis Registry [44], NIHR Health Technology Assessment
programme (https://www.journalslibrary.nihr.ac.uk/#/), ISPOR Scientific

Presentation Database (https://www.ispor.org/heor-resources/presentations-
database/search) oraz Cochrane Library dla skladowych wyrazen z zapytania #1;
b) w trakcie przeszukania portali publikujacych raporty HTA i/albo wyniki analiz
ekonomicznych, bibliografii analiz ekonomicznych zidentyfikowanych w ramach
przegladu*;

Dostarczone z modelem zrodto danych dotyczacych wag uzytecznosci badania

1
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Analiza ekonomiczna.

Wynik
Kwerendy
MEDLINE (PubMed) EMBASE
c) przeszukania Glownej Biblioteki Lekarskiej (GBL, Polska Bibliografia Lekarska
1991-2025, 1979 — 1990 i prePBL): JAKOSC ZYCIA
Sumaryczna liczba unikatowych wynikéw z uwzglednieniem wynikow przeszukania 3
dodatkowych baz danych i portali:
Liczba wynikow poddana weryfikacji w oparciu o streszczenia: 3
Liczba wynikéw poddana weryfikacji w oparciu o petne teksty (po eliminacji w 3
oparciu o streszczenia):
sumarycznie**: 2
wtoérne opracowanie (np. analizy ekonomiczne) nie wnoszace 0
Liczba dodatkowych informacji do przegladu (powoéd A): DOI:
o dv:zy::;:wch z powodu odrebnego typu badania, braku ocenianych punktow 1
ha etap?e koncowych i/albo braku mozliwosci ich ekstrakcji (powaod B): DOI: 10.1097/00004836-200108000-00009
peinych z powodu nieprawidtowej populacji lub stanu klinicznego (powod 1
tekstow: C): DOI: 10.57264/cer-2022-0178
. . 0
inne: DOL:

Liczba rekordow (badan) uwzglednionych w niniejszym opracowaniu:

1 (dane z badania [54])

* przedstawiono wyniki po eliminacji na etapie streszczen; ** tekst mdgt zosta¢ odrzucony z kilku powodéw (podano najwazniejszy wg autorow).
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Liczba rekordéw zidentyfikowana w wyniku Dodatkowe wyniki zidentyfikowane na
przeszukania gtdwnych baz danych podstawie innych zrodet
(n=2) (n=1)

IDENTYFIKACJA

Liczba unikatowych rekordow

(n=3)

Ll

™

Z

3

= Liczba rekordéw poddana wstepnej Liczba wykluczonych

weryfikacji —_— rekordow

(n=23) (n =0)

Liczba rekorddéw poddana ocenie petnych Liczba wykluczonych peinych

tekstow : tekstow ze wskazaniem
(n =3) powodu (n = 2)

powdd A (n = 0)
powdd B (n = 1)
powdd C (n = 1)
inne (n = 0)

Liczba rekordéw/badan uwzglednionych —
synteza jakosciowa
(n=1)

Liczba badan uwzglednionych — synteza
ilociowa
(n=0)

WLACZENIE

Rysunek 6. Diagram selekcji identyfikacji doniesien naukowych wykorzystanych w opracowaniu: uzytecznosc
modelowanych stanéw (zmodyfikowany Diagram PRISMA).
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12.2. PRZEGLAD SYSTEMATYCZNY OPUBLIKOWANYCH ANALIZ EKONOMICZNYCH

Majac na uwadze ograniczenia modelu, przeszukano medyczne bazy danych w celu odnalezienia
analogicznego poréwnania ekonomicznego.

Uwzgledniono nastepujgce bazy danych i serwisy internetowe: Cochrane Library, EMBASE (dostep przez
embase.com), MEDLINE (dostep przez PubMed), Centre for Reviews and Dissemination (CRD;
www.crd.york.ac.uk/crdweb; zasoby aktualizowane do marca 2015 roku), NIHR Health Technology
Assessment programme (https://www.journalslibrary.nihr.ac.uk/#/), ISPOR Scientific Presentation
Database (https://www.ispor.org/heor-resources/presentations-database/search), The Cost-
Effectiveness Analysis Registry, CEAR [44], Pharmacoeconomics Open
(link.springer.com/journal/41669), Pharmacoeconomics. Modern  pharmacoeconomics  and
pharmacoepidemiology (www.pharmacoeconomics.ru), Journal of Health Policy & Outcomes Research
(www.jhpor.com), Farmeconomia. Health economics and therapeutic VALIANTs, The Open
Pharmacoeconomics & Health Economics Journal, Web of Knowledge, zasoby Gtéwnej Biblioteki
Lekarskiej (GBL; Polska Bibliografia Lekarska), portal AOTMIT oraz portale internetowe zagranicznych
agencji oceny technologii medycznych, w tym m.in.: Pharmaceutical Benefits Advisory Committee
(PBAC), Australia, Canadian Agency for Drugs and Technologies in Health (CADTH), Kanada, National
Institute for Health and Clinical Excellence (NICE), Wielka Brytania, Haute Autorité de Santé (HAS),
Francja, Institut fir Qualitat und Wirtschaftlichkeit im Gesundheitswesen (IQWIG), Niemcy, Scottish
Medicines Consortium (SMC), Szkocja, All Wales Medicines Strategy Group (AWMSG), Walia, Swedish
Council on Technology Assessment in Health Care (SBU), Szwecja, Belgian Health Care Knowledge
Centre (KCE), Belgia, National Center for Pharmacoeconomics (NCPE), Irlandia, State Institute for Drug
Control (SUKL), Czechy.

W opracowaniu uwzgledniono publikacje dotyczace oceny (farmako-)ekonomicznej stosowania

pegcetakoplanu w leczeniu pacjentéw z C3G/IC-MPGN (por. rozdziat 2.3.).

Kryteria wiaczenia:

e pierwotne zrédto informacji na temat wynikéw analizy ekonomicznej, zgodnie z definicjg oceny
ekonomicznej technologii medycznej przedstawianej przez Drummond i wsp. [2]) zastosowania
pegcetakoplanu w leczeniu C3G/IC-MPGN;

e wtorne opracowania zawierajgce: zestawienie ograniczen zidentyfikowanych zrédet pierwotnych
i/albo dodatkowe zrodta informacji na temat samych kosztéw lub zaréwno kosztéw jak i efektow

klinicznych zastosowania porownywanych technologii medycznych.
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Kryteria wykluczenia:

e wtorne opracowania, jezeli nie zawierajg dodatkowych Zrddet informacji lub opisu ograniczen
wigczonych badan,

» analizy ekonomiczne uwzgledniajgce pacjentéw z innej populacji od wnioskowanej (brak dorostych
pacjentdw z niedoczynnoscig przytarczyc, u ktorych kontrola choroby za pomoca terapii
konwencjonalnej jest niewystarczajaca),

e analizy ekonomiczne niezawierajgce wnioskowanej interwencji (brak wnioskowanej technologii),

» inne badania niespetniajgce kryteriéw analizy ekonomicznej.

W celu odnalezienia wszystkich doniesien naukowych dotyczacych rozpatrywanego problemu
decyzyjnego skonstruowano strategie wyszukiwania o wysokiej czutosci. Strategie wyszukiwania
zaprojektowano metodg ciggu prob. Kryteria wyszukiwania obejmowaty interwencje, wskazanie
(populacje) oraz punkty koricowe (koszt, wynik zdrowotny zgodny z problemem zdrowotnym) i typ
badania (zgodna z definicjag Drummond i wsp. [2] analiza ekonomiczna).

Poza projektem kwerendy nie stosowano ograniczen do jezyka zidentyfikowanych tekstow doniesien
(przeszukanie z wykorzystaniem zapytan w jezyku angielskim lub polskim w przypadku GBL).

W opracowaniu wykorzystano filtr dla analiz ekonomicznych opracowany przez analitykow tworzgcych
National Health Service Economic Evaluation Database (NHS EED) i uwazany za jeden z najbardziej
czutych tego typu narzedzi.

W opracowaniu uwzgledniono opublikowane tlumaczenie filtru NHS EED (zaprojektowanego do
przeszukiwania baz OVIDSP) na kwerende PubMed [51] oraz wilasne ttumaczenie na kwerende bazy

EMBASE (dostep przez www.embase.com).

W trakcie przeszukania CRD uwzgledniono tylko zasoby NHS EED (wykorzystujace filtr uwzgledniony w
opracowaniu przy przeszukaniu OVIDSP) oraz zasoby bazy HTA. Pominieto tym samym baze DARE, tj.
Database of Abstracts of Reviews of Effects, ze wzgledu na charakter rekorddw w niej uwzglednionych
— przeglady systematyczne badan raportujgcych wyniki zdrowotne.

Przy przeszukaniu portalu embase.com nie uwzgledniono bazy MEDLINE (uwzgledniono unikatowe

rekordy pochodzace z EMBASE); przeszukanie MEDLINE przeprowadzono poprzez PubMed.

Zestawienie kwerend wykorzystanego filtru NHS EED przedstawiono ponizej. Na uwage zastuguje, ze
ze wzgledu na obecno$¢ wyrazeh EMTREE w miejsce MESH w bazie EMBASE, w opracowaniu
wykorzystano sugerowane przez pliki pomocy i przegladarke EMTREE tlumaczenia wyrazen MESH
(przeprowadzono przeszukanie o nieznacznie nizszej doktadnosci i praktycznie takiej samej czutosci jak
przy uwzglednieniu wyrazen MESH oceniajgc na podstawie analiz ekonomicznych dostepnych tylko z
baz MEDLINE poprzez embase.com).
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Strategia wyszukiwania zostata zaprojektowana iteracyjnie, w postaci ciggu prob wyszukiwania i korekt
strategii. Przeszukaniem baz danych zajmowaly sie niezaleznie dwie osoby (autorzy niniejszego
opracowania: -), a ostateczna strategia byta tworzona na drodze konsensusu miedzy nimi (w
razie niezgodnosci korzystano z pomocy osoby trzeciej — jednego z autoréw [.] przeszukania na etapie
Analizy klinicznej [41]). Nie zaobserwowano niezgodnosci w zakresie decyzji dotyczacej wiaczenia
zidentyfikowanych badan do przegladu (stopien zgodnosci = 100%); stopien zgodnosci dla wigczenia

badania do oceny na podstawie petnego tekstu wynosit réwniez 100%.
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Tabela 31. Filtr NHS EED — implementacja w bazach PubMed i EMBASE.

OVIDSP (oryginalna kwerenda) [51] PubMed [51] EMBASE.COM [45]

1 economics/ 1 "Economics"[Mesh:NoExp]
2 exp “costs and cost analysis"/ 2 "Costs and Cost Analysis"[Mesh]
3 economics, dental/ 3 "Economics, Dental"[Mesh:NoExp] 'health e_conomics'/de OR 'cost'[de OR
4 Exp “economics, hospital”/ 4 "Economics, Hospital"[Mesh] 1 'cosF'e/fgﬁé mjicoes/alil):aatriga']fg:(ggqg:ﬁrﬁgﬁg OR
5 economics, medical/ 5 "Economics, Medical"[Mesh:NoExp] evaluation'/exp/mj
6 economics, nursing/ 6 "Economics, Nursing"[Mesh]
7 economics, pharmaceutical/ 7 "Economics, Pharmaceutical"[Mesh]
(economic$ or cost or costs or costly or costing or economi;*[tiab] OR .COSt[_t iab] OR cc_)sts[_tiab] OR (economic$ OR cost OR costs OR costly OR
8 price or prices or pricing or 8 costly[t|at_>] OR_costlng[t|e_1b_] OR. price[tiab] OR 2 costing OR price OR prices OR pricing OR
: : prices[tiab] OR pricing[tiab] OR RO
pharmacoeconomic$).ti,ab. pharmacoeconomic*[tiab] pharmacoeconomic$):ab,ti
9 (expenditure$ not energy).ti,ab. 9 expenditure*[tiab] NOT energy[tiab] 3 expenditure$:ab,ti NOT energy:ab,ti
10 value for money.ti,ab. 10 value for money[tiab] 4 'value for money':ab,ti
11 budget$.ti,ab. 11 budget*[tiab] 5 budget$:ab,ti
12 or/1-11 12 [ OR R aonl RA7TOR 6 #1 OR #2 OR #3 OR #4 OR #5
13 ((energy or oxygen) adj cost).ti,ab. 13 energy cost[tiab] OR oxygen cost[tiab] 7 ((energy OR oxygen) NEAR/1 cost):ab,ti
14 (metabolic adj cost).ti,ab. 14 metabolic cost[tiab] 8 (metabolic NEAR/1 cost):ab,ti
15 ((energy or oxygen) adj expenditure).ti,ab. 15 energy engggri]téli;ﬁgft?;b?{ Oxygen 9 ((energy OR oxygen) NEAR/1 expenditure):ab,ti
16 or/13-15 16 #13 OR #14 OR #15 10 #7 OR #8 OR #9
17 12 not 16 17 #12 NOT #16 11 #6 NOT #10
18 letter.pt. 18 letter[pt] 12 letter:it
19 editorial.pt. 19 editorial[pt] 13 editorial:it
20 historical article.pt. 20 historical article[pt] 14 *historical article”:it
21 or/18-20 21 #18 OR #19 OR #20 15 #12 OR #13 OR #14
22 17 not 21 22 #17 NOT #21 16 #11 NOT #15
23 Animals/ 23 animals[mesh:noexp] 17 'animal'/de
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Analiza ekonomiczna.

Nr \ OVIDSP (oryginalna kwerenda) [51] Nr \ PubMed [51] Nr EMBASE.COM [45]
24 Humans/ 24 humans[mesh] 18 'human'/exp

25 23 not (23 and 24) 25 #23 NOT (#23 AND #24) 19 #17 NOT (#17 AND #18)
26 22 not 25 26 #22 NOT #25 20 #16 NOT #19

(((((((buaget{tiab]) OR value for
money[tiab]) OR ((expenditure*[tiab] NOT

energy(tiab]))) OR (((economic*[tiab] OR , ., o
costftiab] OR costs[tiab] OR costly[tiab] OR os. t;:iymicgzo%gié daecooel;oizoosntv{cd;g)l; OR
costing[tiab] OR price[tiab] OR prices[tiab] OR ‘economic evaluation':de OR ‘economic
pricing[tiab] OR pharmacoeconomic*[tiab])))) OR Juation’ : OR' ct:ab.ti OR
"Economics, Pharmaceutical"[Mesh]) OR evatf/c'zlgﬁo/gxp /) ab ﬁcoagom/(;/;t,ja b, tl OR
"Economics, Nursing'[Mesh]) OR "Economics, co; .a. lbl i ORcost's.a. lbl p ORCOS.y' a_ /b/ 7 OR
Medical"[Mesh:NoExp]) OR "Economics, costing. : ab/ t{ OR p /;/ce.a /U OR p r/c.es.. a b/ tl' OR
tacznie - Lacznie Hospital"[Mesh]) OR "Economics, tacznie P r/cm%.? o X b;;_;gﬁcoecon.on;/?.gé f y
Dental"[Mesh:NoExp]) OR (("Costs and Cost (expendi ure$,a_ ,u energy-ab, ) vaiue
Analysis'TMesh]))) OR for money':ab,ti OR budget$:ab,ti NOT ((energy
"Economics"[Mesh:NoExp])) NOT (((((energy 0/5 Ez)gzeg ng;% Afgi%é%gf;vyog ,g”;ﬁ;‘;gf,/)'c
cost{tiab] OR oxygen cost{tiab]))) OR metabolic NEAR/1 expenditure)-ab,ti NOT letter:it NOT
cost{tiab]) OR ((energy expenditure[tiab] OR edijtorial:it NOT(‘h/L;tor//'ca/ art/'c/e"/'t)' NOT
oxygen expenditure[tiab]))))) NOT (((historical e PN Y ,
(‘animalyde NOT (‘animalyde AND ‘human’))

articlefpt]) OR editorial/pt]) OR letter/pt]))) NOT
((animalsfmesh.noexp]) NOT ((humansfmesh])
AND animalsfmesh:noexp]))

Wyniki przegladu wraz ze skréconym przedstawieniem stosowanych zapytan przedstawiono w tabeli i na rysunku ponize;j.

Tabela 32. Skrocona strategia przeszukania i wyniki przegladu baz danych majacego na celu identyfikacje doniesien naukowych wykorzystanych w opracowaniu: walidacja

konwergencji wynikow niniejszego opracowania (data ostatniego przeszukania 01.02.2026).

Typ zapytania

Wynik zapytania — liczba rekordow

Zapytanie (data przeszukania) MEDLINE (PubMed) Embase.com

Populacja
((c3 OR (complement AND 3)) AND (glomerulopathy OR 0 8530 19 313
glomerulonephritis)) OR (membranoproliferative AND
(glomerulonephritis OR glomerulopathy))

#1
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Wynik zapytania — liczba rekordow

MEDLINE (PubMed) Embase.com

Typ zapytania

Zapytanie (data przeszukania)
284

#2 Interwencja
aspaveli OR empaveli OR pegcetacoplan

Punkty koncowe / typ badania — filtr NHS EED

PubMed: (((((((((({({({({((budget*[tiab]) OR value for money/[tiab])
OR ((expenditure*[tiab] NOT energy/tiab]))) OR
(((economic*[tiab] OR cost[tiab] OR costs[tiab] OR costly[tiab]
OR costing[tiab] OR price[tiab] OR prices[tiab] OR pricing[tiab]
OR pharmacoeconomic*[tiab])))) OR "Economics,
Pharmaceutical"[Mesh]) OR "Economics, Nursing"[Mesh]) OR
"Economics, Medical"[Mesh:NoExp]) OR "Economics,
Hospital"[Mesh]) OR "Economics, Dental"[Mesh:NoExp]) OR
(("Costs and Cost Analysis"[Mesh]))) OR
“"Economics“[Mesh:NoExp])) NOT (((((energy cost[tiab] OR
oxygen cost[tiab]))) OR metabolic cost[tiab]) OR ((energy
expenditureftiab] OR oxygen expenditure[tiab]))))) NOT
#3 (((historical article[pt]) OR editorial[pt]) OR letter/pt]))) NOT Nie dotyczy (CRD 1329 478 1843 901
((animalsfmesh:noexp]) NOT ((humans[mesh]) AND wykorzystuje filtr NHS EED)
animalsfmesh:noexp]))

913

EMBASE: ‘health economics’/de OR ‘cost/de OR ‘cost/exp/mj
OR ‘pharmacoeconomicsy/exp OR ‘economic evaluation':de OR
‘economic evaluation'/exp/mj OR economic$:ab,ti OR cost:ab,ti
OR costs:ab,ti OR costly:ab,ti OR costing:ab,ti OR price:ab,ti OR
prices:ab,ti OR pricing:ab,ti OR pharmacoeconomic$:ab,ti OR
(expenditure$:ab,ti NOT energy:ab,ti) OR ‘value for money':ab,ti
OR budgetg:ab,ti NOT ((energy OR oxygen) NEAR/1 cost):ab,ti
NOT (metabolic NEAR/ 1 cost):ab,ti NOT ((energy OR oxygen)
NEAR/ 1 expenditure):ab,ti NOT letter:it NOT editorial:it NOT
(historical article’.it) NOT (‘animal/de NOT (‘animal/de AND
‘human’))

Podsumowanie
CRD: #1 AND #2 IN NHSEED, HTA
0 0

#4 PubMed: #1 AND #2 AND #3

EMBASE (z pominieciem rekordow tylko z bazy MEDLINE):
#1 AND #2 AND #3 AND [embase]/lim NOT [medline]/lim
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Aspaveli® (pegcetakoplan) w leczeniu pacjentdw z glomerulopatig C3 lub pierwotnym btoniasto-rozplemowym ktebuszkowym zapaleniem nerek z kompleksami immunologicznymi. f

Analiza ekonomiczna.

Typ zapytania Wynik zapytania — liczba rekordéw
Zapytanie (data przeszukania) MEDLINE (PubMed) Embase.com
Suma rekordow 0
Liczba unikatowych rekordow: 0
0
Dodatkowe zrodia informacji*: W przygotowaniu: https://www.cda-amc.ca/pegcetacoplan-1
https://www.nice.org.uk/guidance/indevelopment/gid-ta11633
Sumaryczna liczba unikatowych wynikoéw z uwzglednieniem wynikow 0
przeszukania dodatkowych baz danych i portali:
Liczba wynikow poddana weryfikacji w oparciu o streszczenia: 0
Liczba wynikéw poddana weryfikacji w oparciu o petne teksty (po 0
eliminacji w oparciu o streszczenia):
sumarycznie: 0
e z powodu nieprawidlowej interwencji (powod 0
A): DOI:
. o, e z powodu odrebnego typu badania, braku
t':'::zb:c:v:'::‘:g ocenianych punktoéw koncowych i/albo 0
ctapie pénych opracowania wtérnego niewnoszgcego DOI:
tekstow: dodatkowych informacji (powod B):
e z powodu odrebnej populacji/odrebnego 0
wskazania (powad C): DOI:
Lo 0
e inne: DOL:
Liczba wynikow (badan) uwzglednionych w niniejszym opracowaniu: 0

* na podstawie bibliografii doniesier wigczonych do analizy petnych tekstéw, przeszukania ogdlnodostepnych przegladarek internetowych (tylko dla wyrazania dotyczgcego interwencji — przedstawiono
wyniki po weryfikacji w oparciu o streszczenia lub petne teksty), czy wyniki przeszukania portali publikujgcych raporty HTA i/albo wyniki analiz ekonomicznych, Cochrane Library (sprawdzenie czy
dostep przez CRD pozwolit zidentyfikowaé wszystkie raporty HTA) czy NIHR Health Technology Assessment programme (identyfikacja najnowszych raportéw potencjalnie nieuwzglednionych w CRD).
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Liczba rekorddw zidentyfikowana w wyniku
przeszukania gtéwnych baz danych
(n=0)

Dodatkowe wyniki zidentyfikowane na
podstawie innych zrodet
(n=0)

Liczba unikatowych rekordow
(n=0)

Liczba rekordow poddana weryfikacji
(n=0)

Liczba wykluczonych
rekordow
(n=0)

1

Liczba rekordéw poddana ocenie petnych
tekstow
(n=0)

Liczba rekorddw/ badan uwzglednionych —
synteza jakosciowa
(n =0)

1

Liczba wykluczonych petnych
tekstow ze wskazaniem
powodu (n = 0)

e powddA (n=0)
e  powdd B (n = 0)
e powdd C (n=0)
e inne(n=0)

WLACZENIE m BADANIE IDENTYFIKACJA

Liczba badan uwzglednionych — synteza
iloSciowa
(n=0)

Rysunek 7. Diagram selekgji i identyfikacji doniesien naukowych wykorzystanych w opracowaniu: walidacja

konwergencji wynikow niniejszego opracowania (PRISMA). Powéd A — odrebna interwencja; powod B — odrebny

typ badania/ punkt koncowy; powdd C — odrebna populacja/wskazanie.
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Aspaveli® (pegcetakoplan) w leczeniu pacjentdw z glomerulopatig C3 lub pierwotnym btoniasto-rozplemowym ktebuszkowym zapaleniem nerek z kompleksami immunologicznymi.

Analiza ekonomiczna.

12.3. WYNIKI ,DETERMINISTYCZNEJ” ANALIZY WRAZLIWOSCI

Tabela 33. Wyniki deterministycznej analizy wrazliwosci. Czes¢ 1.

Nr Koszt Aspaveli, PLN \ Koszt catkowity, PLN

z RSS bez RSS Aspaveli ROznica Aspaveli z RSS Aspaveli bez RSS

DSA 00
DSA 01
DSA 02
DSA 03
DSA 04
DSA 05
DSA 06
DSA 07
DSA 08
DSA 09
DSA 10
DSA 11
DSA 12
DSA 13
DSA 14
DSA 15
DSA 16
DSA 17
DSA 18
DSA 19
DSA 20
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Koszt Aspaveli, PLN Koszt catkowity, PLN
z RSS bez RSS Aspaveli ROznica Aspaveli z RSS Aspaveli bez RSS




Aspaveli® (pegcetakoplan) w leczeniu pacjentdw z glomerulopatig C3 lub pierwotnym btoniasto-rozplemowym ktebuszkowym zapaleniem nerek z kompleksami immunologicznymi.

Analiza ekonomiczna.

Koszt Aspaveli, PLN Koszt catkowity, PLN
z RSS bez RSS Aspaveli Roéznica Aspaveli z RSS Aspaveli bez RSS

=2
=
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Koszt Aspaveli, PLN

z RSS

bez RSS

Aspaveli

ROznica

Aspaveli z RSS

Koszt catkowity, PLN
Aspaveli bez RSS




Aspaveli® (pegcetakoplan) w leczeniu pacjentdw z glomerulopatig C3 lub pierwotnym btoniasto-rozplemowym ktebuszkowym zapaleniem nerek z kompleksami immunologicznymi.

Analiza ekonomiczna.

Tabela 34. Wyniki deterministycznej analizy wrazliwosci. Cze$¢ 2.

Réznica w Réznica w Progowa cena
koszcie (PLN); z koszcie (PLN); ICUR; z RSS ICUR; bez RSS INMB; z RSS INMB; bez RSS
RSS bez RSS CZN (bez RSS) CHB (z RSS)
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Réznica w
koszcie (PLN); z
RSS

ROznica w
koszcie (PLN);
bez RSS

ICUR; zRSS

ICUR; bez RSS

INMB; z RSS

INMB; bez RSS

Progowa cena

CZN (bez RSS)

CHB (z RSS)




Aspaveli® (pegcetakoplan) w leczeniu pacjentdw z glomerulopatig C3 lub pierwotnym btoniasto-rozplemowym ktebuszkowym zapaleniem nerek z kompleksami immunologicznymi.

Analiza ekonomiczna.

Réznica w Réznica w Progowa cena
koszcie (PLN); z koszcie (PLN); ICUR; z RSS ICUR; bez RSS INMB; z RSS INMB; bez RSS
RSS bez RSS CZN (bez RSS) CHB (z RSS)
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Nr

DSA 66
DSA 67
DSA 68
DSA 69
DSA 70
DSA 71
DSA 72

Réznica w
koszcie (PLN); z
RSS

ROznica w
koszcie (PLN);
bez RSS

ICUR; zRSS

ICUR; bez RSS

INMB; z RSS

INMB; bez RSS

Progowa cena

CZN (bez RSS)

CHB (z RSS)




Aspaveli® (pegcetakoplan) w leczeniu pacjentdw z glomerulopatig C3 lub pierwotnym btoniasto-rozplemowym ktebuszkowym zapaleniem nerek z kompleksami immunologicznymi.

Analiza ekonomiczna.

Réznica w Réznica w Progowa cena
koszcie (PLN); z koszcie (PLN); ICUR; z RSS ICUR; bez RSS INMB; z RSS INMB; bez RSS
RSS bez RSS CZN (bez RSS) CHB (z RSS)
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/Ce

12.4. OCENA SPEELNIENIA WYMOGOW FORMALNYCH ANALIZY

Tabela 35. Ocena zgodnosci analizy ekonomicznej z Rozporzadzeniem Ministra Zdrowia w sprawie minimalnych

wymagan oraz ocena metodyki analizy ekonomicznej zgodna z kryteriami AOTMiT.

Pytanie

Odpowiedz

Odwotanie ®

Czesc¢ 1. Pytania zwigzane z oceng spetnienia minimalnych wymagan

§2.

Czy informacje zawarte w analizie
ekonomicznej s aktualne na dzien
ztozenia wniosku?

TAK

Rozdziaty: 2. i 3.

luty 2026 (aktualizacja:
lipiec/sierpien 2026))

Czy informacje w zakresie cen oraz
poziomu i sposobu finansowania
technologii wnioskowanej i technologii
opcjonalnych sg aktualne na dzien
ztozenia wniosku?

TAK

Rozdziaty 2.1. i
3.6.

Obwieszczenie Ministra
Zdrowia od 1 lipca 2026

Czy informacje w zakresie skutecznosci i
bezpieczenistwa technologii wnioskowanej
i technologii opcjonalnych sg aktualne na
dzien ztozenia wniosku?

TAK

Rozdziaty 2.4. i
3.5.

Aktualny przeglad (ref.
[41])

Czy przedstawiane w analizie wyniki
przegladéw systematycznych
(uzytecznosci, konwergencji wynikéw,
itp.) sg aktualne na dzien ztozenia
whniosku?

TAK

Rozdziaty 12.1,
12.2

Ostatnie aktualizacje: luty
2026

§ 5. ust 1.

Czy analiza ekonomiczna zawiera:

pkt 1

e analize podstawowg?

TAK

Rozdziat 4.1.

pkt 2

o analize wrazliwosci?

TAK

Rozdziat 4.2.

pkt 3

e przeglad systematyczny
opublikowanych analiz
ekonomicznych, w ktorych poréwnano
koszty i efekty zdrowotne stosowania
whioskowanej technologii z kosztami i
efektami technologii opcjonalnej w
populacji wskazanej we wniosku, a
jezeli analizy dla populacji wskazanej
we whniosku nie zostaty opublikowane
- w populacji szerszej niz wskazana we
whniosku?

TAK

Rozdziaty 6.2. i
12.2.

8§ 5. ust 2.

Czy analiza podstawowa zawiera:

pkt 1 lit a

o zestawienie oszacowan kosztéw i
wynikow zdrowotnych wynikajgcych
whnioskowanej technologii oraz
poréwnywanych technologii
opcjonalnych wskazanej we wniosku, z
wyszczegolnieniem oszacowania
kosztéw stosowania kazdej z
technologii?

TAK

Tabela 28

Dane wejsciowe opisane w
rozdziatach: 2., 3.

pkt1litb

o zestawienie oszacowan kosztow i
wynikéw zdrowotnych wynikajacych
whnioskowanej technologii oraz
poréwnywanych technologii
opcjonalnych wskazanej we wniosku, z
wyszczegdlnieniem oszacowania

TAK

Tabela 28

Dane wejsciowe opisane w
rozdziatach: 2., 3.
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Aspaveli® (pegcetakoplan) w leczeniu pacjentéw z glomerulopatia C3 lub pierwotnym btoniasto-rozplemowym / Cel

ktebuszkowym zapaleniem nerek z kompleksami immunologicznymi. Analiza ekonomiczna. H

Pytanie Odwotanie ®

Odpowiedz

wynikow zdrowotnych kazdej z
technologii?

pkt 2

oszacowanie kosztu uzyskania
dodatkowego roku zycia
skorygowanego, o jakosc,
wynikajacego z zastapienia technologii
opcjonalnych, w tym refundowanych
technologii opcjonalnych,
whioskowang technologig?

TAK

Tabela 28; Por.
rozdziaty 2.4. i
3.4.

pkt 3

oszacowanie kosztu uzyskania
dodatkowego roku zycia,
wynikajgcego z zastapienia technologii
opcjonalnych, w tym refundowanych
technologii opcjonalnych,
wnioskowang technologia- w
przypadku braku mozliwosci
wyznaczenia kosztu, o ktdrym mowa
w pkt 2?

TAK

Tabela 28; Por.
rozdziaty 2.4. i
3.4.

pkt 4

oszacowanie ceny zbytu netto
whnioskowanej technologii, przy ktorej
koszt, o ktérym mowa w pkt 2, aw
przypadku braku mozliwosci
wyznaczenia tego kosztu- koszt, o
ktérym mowa w pkt 3, jest rowny
wysokosci progu, o ktérym mowa w
art. 12 pkt 13 ustawy?

TAK

Tabela 28; Por.
rozdziaty 2.4. i
3.4.

pkt 5

zestawienia tabelaryczne wartosci, na
podstawie, ktorych dokonano
oszacowan, o ktérych mowa w pkt 1-4
i ust. 6 pkt 1 i 2 oraz kalkulacji, o
ktérej mowa w ust. 6 pkt 3?

TAK

Rozdziaty: 2., 3.;
podsumowanie —
Tabela 27.

pkt 6

wyszczegdlnienie zatozen, na
podstawie, ktorych dokonano
oszacowan, o ktorych mowa w pkt 1-4
i ust. 6 pkt 1i 2 oraz kalkulacji, o
ktérej mowa w ust. 6 pkt 3?

TAK

Rozdziaty: 2., 3.;
podsumowanie —
Tabela 27.

pkt 7

dokument elektroniczny,
umozliwiajgcy powtérzenie wszystkich
kalkulacji i oszacowan, o ktérych
mowa w pkt 1-4 i ust. 6, jak rowniez
przeprowadzenie kalkulacji i
oszacowan po modyfikacji dowolnej z
wprowadzanych warto$ci oraz
dowolnego z powigzan pomiedzy tymi
wartosciami, w szczegdlnosci ceny
whnioskowanej technologii?

TAK

Mowa o nim
m.in. w rozdziale
3.5.

8§ 5. ust 3.

W przypadku wykazania
terapeutycznej rdwnorzednosci
wynikéw zdrowotnych pomiedzy
technologig wnioskowang a
technologig opcjonalng dopuszcza sie
przedstawienie oszacowania rdznicy
pomiedzy kosztem stosowania
technologii wnioskowanej a kosztem

TAK

Tabela 28; Por.
rozdziaty 2.4. i
3.4.
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Pytanie

Odpowiedz

Odwotanie ®

stosowania technologii opcjonalnej,
zamiast oszacowan, o ktdrych mowa
wust. 2 pkt 21§ 3?

8§ 5. ust 4.

e przedstawienie oszacowania ceny
zbytu netto technologii wnioskowanej,
przy ktdrym roznica, o ktdrej mowa w
ust. 3, jest réwna zero, zamiast
przedstawienia oszacowania, o ktérym
mowa w ust. 2 pkt 4, jezeli zachodzg
okolicznosci, o ktdrych mowa w ust.
3?

TAK

Tabela 28; Por.
rozdziaty 2.4. i
3.4.

8§ 5. ust 5.

Czy jezeli wnioskowane warunki objecia refundacjg obejmujg instrumenty dzielenia ryzyka, o ktdrych mowa

wart. 11 ust. 2 pkt 7 ustawy, oszacowania,

2-4 oraz ust. 6, przedstawiono w nastepujacych wariantach:

oszacowania i ka

Ikulacje, o ktorych mowa w ust. 2 pkt 1 lit. a, pkt

pkt 1

e z uwzglednieniem proponowanego
instrumentu dzielenia ryzyka?

TAK

Rozdziat 4.1.

pkt 2

e bez uwzglednienia proponowanego
instrumentu dzielenia ryzyka?

TAK

Rozdziat 4.1.

8§ 5. ust 6.

Czy rozwazano zachodzg okolicznosci, o
ktorych mowa w art. 13 ust. 3 ustawy
(obecno$¢ randomizowanych badan
klinicznych, dowodzacych wyzszosci leku
nad technologiami medycznymi
dotychczas refundowanymi w danym
wskazaniu)?

TAK

Rozdziat 3.4.

pkt 1

e Czy jezeli zachodza okolicznosci, o
ktérych mowa w art. 13 ust. 3 ustawy,
analiza ekonomiczna zawiera
oszacowanie ilorazu kosztu stosowania
whnioskowanej technologii i wynikow
zdrowotnych uzyskanych u pacjentek
stosujacych wnioskowang technologie,
wyrazonych, jako liczba lat zycia
skorygowanych, o jakos¢, a w
przypadku braku mozliwosci
wyznaczenia tej liczby, jako liczba lat
zycia?

TAK

Rozdziat 3.4.

Dane wejsciowe opisane w
rozdziatach: 2., 3.

pkt 2

e Czy jezeli zachodzg okolicznosci, o
ktorych mowa w art. 13 ust. 3 ustawy,
analiza ekonomiczna zawiera
oszacowanie ilorazu kosztu stosowania
technologii opcjonalnej i wynikow
zdrowotnych uzyskanych u pacjentek
stosujacych technologie opcjonalng,
wyrazonych, jako liczba lat zycia
skorygowanych, o jakos¢, a w
przypadku braku mozliwosci
wyznaczenia tej liczby -jako liczba lat
zycia, dla kazdej z refundowanych
technologii opcjonalnych?

TAK

Rozdziat 3.4.

Dane wejéciowe opisane w
rozdziatach: 2., 3.

pkt 3

e Czy jezeli zachodza okolicznosci, o
ktérych mowa w art. 13 ust. 3 ustawy,
analiza ekonomiczna zawiera
kalkulacje ceny zbytu netto
whnioskowanej technologii, przy ktorej

TAK

Rozdziat 3.4.

Dane wejsciowe opisane w
rozdziatach: 2., 3.
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Aspaveli® (pegcetakoplan) w leczeniu pacjentéw z glomerulopatia C3 lub pierwotnym btoniasto-rozplemowym / Cel

ktebuszkowym zapaleniem nerek z kompleksami immunologicznymi. Analiza ekonomiczna. H

Pytanie Odpowiedz Odwotanie ®

wspotczynnik, o ktdrym mowa w pkt
1, nie jest wyzszy od zadnego ze
wspdtczynnikow, o ktdrych mowa w
pkt 2?

Czy jezeli horyzont wiasciwy dla analizy
ekonomicznej w przypadku technologii
whnioskowanej przekracza rok,
oszacowania, o ktorych mowa w ust. 2
pkt 1—4 przeprowadzono z
uwzglednieniem rocznej stopy
dyskontowej w wysokosci 5% dla kosztow
i 3,5% dla wynikow zdrowotnych?

8§ 5. ust 7. TAK Rozdziat 3.8. -

Czy jezeli wartosci, o ktorych mowa w
ust. 2 pkt 5, obejmujg oszacowania
uzytecznosci stanéw zdrowia, analiza Rozdziat 12.1.;
ekonomiczna zawiera przeglad sposob
SR systematyczny badan pierwotnych i TAK wykorzystania w
wtornych uzytecznosci stanéw zdrowia rozdziale 3.5.
wiasciwych dla przyjetego w analizie
ekonomicznej modelu przebiegu choroby?

§ 5. ust 9. | Czy analiza wrazliwosci zawiera:

o okreslenie zakreséw zmiennosci
wartosci wykorzystanych do uzyskania
oszacowan, o ktdrych mowa w ust. 2
pkt 5?

pkt1 TAK Rozdziaty 2. i 3. -

¢ uzasadnienie zakresOw zmiennosci, o

ktdrych mowa w pkt 1? TAK Rozdziat 3.9. -

pkt 2 -
e brak parametréw z zakresem

zmiennosci ustalonym arbitralnie? TAK Rozdziat 3.9. )

e 0szacowania, o ktorych mowa w ust. 2
pkt 1 (zestawienie kosztdw-
konsekwenciji, koszty catkowite z
obydwu perspektyw ekonomicznych,
wyniki zdrowotne w grupie), uzyskane
przy zatozeniu wartosci stanowigcych
granice zakreséw zmiennosci, o
ktorych mowa w pkt 1, zamiast
wartosci uzytych w analizie
podstawowej?

TAK Rozdziat 4.2. -

e 0szacowania, o ktérych mowa w ust. 2
pkt 2 (ICER, jezeli liczony w analizie
podstawowej), uzyskane przy
zatozeniu wartosci stanowigcych
granice zakreséw zmiennosci, o
ktorych mowa w pkt 1, zamiast
wartosci uzytych w analizie
podstawowej?

pkt 3
TAK Rozdziat 4.2. -

e 0szacowania, o ktorych mowa w ust. 2
pkt 3 (ICUR, jezeli liczony w analizie
podstawowej), uzyskane przy
zatozeniu wartosci stanowigcych
granice zakreséw zmiennosci, o
ktérych mowa w pkt 1, zamiast
wartosci uzytych w analizie
podstawowej?

TAK Rozdziat 4.2. -
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Pytanie Odpowiedz Odwotanie ®

e 0szacowania, o ktérych mowa w ust. 2
pkt 4 (ceny zbytu netto przy ktorych
ICUR lub ostatecznie ICER = prdég),
uzyskane przy zatozeniu wartosci
stanowigcych granice zakresow
zmiennosci, o ktorych mowa w pkt 1,
zamiast wartosci uzytych w analizie
podstawowej?

TAK Rozdziat 4.2. -

§ 5. ust

10 Czy analiza ekonomiczna zostata przeprowadzona w dwéch wariantach:

e z perspektywy podmiotu
pkt 1 zobowigzanego do finansowania TAK Rozdziat 3.2. -
Swiadczen ze $rodkéw publicznych?

o 7 perspektywy wspdinej podmiotu
zobowigzanego do finansowania

pkt 2 Swiadczen ze $rodkow publicznych i TAK Rozdziat 3.2. }
Swiadczeniobiorcy?

§ 5. ust Czy analize podstawowg przeprowadzono TAK Rozdziat 4.1 _

10. w dwodch ww. wariantach? o

§ 5. ust Czy analize wrazliwosci przeprowadzono . )

10. w dwéch ww. wariantach? TAK Rozdziat 4.2.

Czy analize podstawowg przeprowadzono
zaréwno z uwzglednieniem

8§ 5. ust 5. | proponowanego instrumentu dzielenia TAK Rozdziat 4.1. -
ryzyka (jezeli dotyczy) jak i bez
wspomnianego instrumentu?

Czy analize wrazliwosci przeprowadzono
zaréwno z uwzglednieniem

8§ 5. ust 5. | proponowanego instrumentu dzielenia TAK Rozdziat 4.2. -
ryzyka (jezeli dotyczy) jak i bez
wspomnianego instrumentu?

Czy oszacowania, o ktorych mowa w ust.
2 pkt 1—4 dokonywano w horyzoncie

. ! TAK Rozdziat 3.3. -
czasowym wiasciwym dla analizy
ekonomicznej?
§ 5. ust Czy przyjeto horyzont czasowy
11. umozliwiajacy odzwierciedlenie w
analizach wszystkich istotnych roznic w TAK Rozdziat 3.3. _

zakresie wynikdéw zdrowotnych i kosztéw,
wystepujacych pomiedzy poréwnywanymi
technologami?

§ 5. ust Czy do przegladéw, o ktorych mowa w ust. 1 pkt 3 i ust. 8, zastosowano przepisy § 4 ust. 3 pkt 3 i 4, tj. czy
11. przedstawiono:

e opis kwerend przeprowadzonych w
§4 ust. 3 bazach bibliograficznych dla przegladu
pkt 3 systematycznego opublikowanych
analiz ekonomicznych (ust. 1 pkt 3)?

Tabela 31., )
TAK Tabela 32

e opis kwerend przeprowadzonych w
bazach bibliograficznych dla przegladu
systematycznego badan pierwotnych i
wtornych uzytecznosci standw zdrowia TAK Tabela 30. -
wiasciwych dla przyjetego w analizie
ekonomicznej modelu przebiegu
choroby (ust. 8)?

§4ust. 3
pkt 3

§4ust. 3 | * opis procesu selekcji badan, w

pkt 4 szczegolnosci liczby doniesien TAK Rysunek 7. )
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Pytanie Odpowiedz Odwotanie ®

naukowych wykluczonych w
poszczegolnych etapach selekcji oraz
przyczyn wykluczenia na etapie
selekcji petnych tekstéw - w postaci
diagramu dla przegladu
systematycznego opublikowanych
analiz ekonomicznych (ust. 1 pkt 3)??

e opis procesu selekcji badan, w
szczegodlnosci liczby doniesien
naukowych wykluczonych w
poszczegblnych etapach selekgji oraz
przyczyn wykluczenia na etapie

§4 ust. 3 selekcji petnych tekstow - w postaci

pkt 4 diagramu dla przegladu

systematycznego badan pierwotnych i

wtdrnych uzytecznosci standéw zdrowia

wiasciwych dla przyjetego w analizie
ekonomicznej modelu przebiegu

choroby (ust. 8)?

TAK Rysunek 6. -

Czy przedstawiono i opisano
predefiniowane kryteria wigczenia i
wykluczenia z przegladu badan
pierwotnych i wtdrnych uzytecznosci TAK Rozdziat 12.1. -
standw zdrowia wiasciwych dla przyjetego
w analizie ekonomicznej modelu
przebiegu choroby?

Czy przedstawiono i opisano
predefiniowane kryteria wigczenia i
wykluczenia z przegladu opublikowanych
analiz ekonomicznych?

TAK Rozdziat 12.2. -

§ 5. ust Czy przeglad badan pierwotnych i

11. wtornych uzytecznosci stanéw zdrowia
wiasciwych dla przyjetego w analizie
ekonomicznej modelu przebiegu choroby
zawiera podstawowe informacje na
temat: charakterystyki wigczonych badan,
oceny jakosci tych badan i ekstrakgji
wynikéw?

TAK Rozdziat 12.1. -

Czy przeglad opublikowanych analiz
ekonomicznych zawiera podstawowe
informacje na temat: charakterystyki TAK Rozdziat 12.2. -
wigczonych badan, oceny jakosci tych
badan i ekstrakcji wynikéw?

Czy w analizie uwzglednione sg procedury
medyczne mozliwe do zastosowania w
danym stanie klinicznym, we
whnioskowanym wskazaniu, zgodnie ze TAK Rozdziat 2.2.
stanem faktycznym w dniu ztozenia
whiosku lub przedstawiono komentarz
argumentujacy brak takich procedur?

Szczegbty w Analizie

§ 3. pkt 7
i problemu decyzyjnego

i9

Czy w analizie uwzglednione sg
refundowane na teranie Polski procedury
medyczne mozliwe do zastosowania w

8§ 3. pkt 7 | danym stanie klinicznym, we TAK
i9 whioskowanym wskazaniu, zgodnie ze
stanem faktycznym w dniu ztozenia
whiosku lub przedstawiono komentarz
argumentujacy brak takich procedur?

Rozdziat 2.2. -
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§8.

Pytanie
Czy analiza zawiera:

Odpowiedz

Odwotanie ®

pkt 1

¢ dane bibliograficzne wszystkich
wykorzystanych publikacji, z
zachowaniem stopnia szczegétowosci
umozliwiajgcego jednoznaczng
identyfikacje kazdej z wykorzystanych
publikacji?

TAK

Rozdziat 9.

pkt 2

e wskazanie innych zrédet informagji
zawartych w analizach, w
szczegolnosci aktow prawnych oraz
danych osobowych autoréw
niepublikowanych badan, analiz,
ekspertyz i opinii?

TAK

Rozdziaty 2.-3.;
12.3.

Czes¢ II. Ocena metodyki analizy ekonomicznej zgodna z kryteriami AOTM (wypetnia audytor/koordynator)

AWA

Czy cel analizy zostat jasno sformutowany
(uwzgledniajac elementy schematu
PICO)?

TAK

Rozdziat 2.

AWA

Czy analiza zawiera wyczerpujaca
(umozliwiajaca dokonanie oceny)
charakterystyke porownywanych

interwencji?

TAK

Rozdziat 2.2.

AWA

Czy analiza zawiera wyczerpujaca
(umozliwiajaca dokonanie oceny)
charakterystyke modelowej populacji
pacjentek?

TAK

Rozdziat 2.3.

AWA

Czy populacja zostata okreslona zgodnie z
whnioskiem?

TAK

Rozdziat 2.3.

AWA

Czy interwencja zostata okreslona
zgodnie z wnioskiem?

TAK

Rozdziat 2.2.

AWA

Czy wnioskowang technologie poréwnano
z whasciwym komparatorem?

TAK

Rozdziat 2.2.

AWA

Czy przyjeto wiasciwg technike
analityczng?

TAK

Rozdziaty 2.4. i
3.4.

AWA

Czy przyjeta perspektywa jest wiasciwa
dla rozpatrywanego problemu
decyzyjnego?

TAK

Rozdziat 3.2.

AWA

Czy skuteczno$¢ wnioskowanej
technologii w poréwnaniu z wybranym
komparatorem zostata wykazana w
oparciu o przeglad systematyczny?

TAK

Rozdziaty 2.4.,
3.4, 3.5.

AWA

Czy przyjeto wiasciwy horyzont czasowy?

TAK

Rozdziat 3.3.

AWA

Czy koszty i efekty zdrowotne
oszacowano w tym samym horyzoncie
czasowym, zgodnym z deklarowanym
horyzontem czasowym analizy?

TAK

Rozdziat 3.3.

AWA

Czy dokonano dyskontowania kosztow i
efektéw zdrowotnych?

TAK

Rozdziat 3.8.

AWA

Czy nie pominieto zadnej istotnej w
danym problemie zdrowotnym kategorii
kosztow?

TAK

Rozdziat 3.6.

AWA

Czy przeglad systematyczny uzytecznosci
standéw zdrowia zostat prawidtowo
przeprowadzony?

TAK

Rozdziat 12.1.

AWA

Czy uzasadniono wybor zestawu
uzytecznosci stanéw zdrowia?

TAK

Rozdziat 3.5.,
12.1
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Pytanie

Odpowiedz

Odwotanie ®

AWA Czy przeprowadzono analizy wrazliwosci? TAK Rozdziat 3.8. -
Czy nie stwierdzono innych btedéw w
AWA podejsciu analitycznym wnioskodawcy, TAK _ Nie stwierdzono

obnizajgcych wiarygodnosc
przedstawionej analizy ekonomicznej?

Czes¢ II1. Dodatkowe pytania zwigzane z oceng analizy opracowa

(wypeinia audytor/koordynator)

ne m.in. na podstawie Wytycznych AOTMiT

4.
W.AOTM

Czy przeprowadzono systematyczny
przeglad literatury pod katem
zidentyfikowania wczesniejszych analiz
poswieconych ocenianej technologii w
analizowanym wskazaniu (co najmniej
MEDLINE przez PubMed oraz Biblioteka
Cochrane)?

TAK

Rozdziat 12.2.

W.AOTM

Czy dotaczono uzasadnienie ceny w
przypadku pierwszej technologii
medycznej o udowodnionej efektywnosci
klinicznej we wskazaniu ultrarzadkim lub
rzadkim?

Nie dotyczy

Rozdziat 4.3.

Brak opublikowania
wymogow

4.1.
W.AOTM

Czy przedstawiono ogdIng strategie
analityczng analizy ekonomicznej zgodnie
z rozdziatem 4.1. Wytycznych AOTM
(uwzgledniona analiza kliniczna, obecnos¢
modelowania, wykorzystanie modelu
decyzyjnego)?

TAK

Rozdziat 3.1.

4.1.
W.AOTM

Czy w przypadku dostosowania istniejacej
analizy uwzgledniono lokalne, polskie
dane dotyczace zuzycia zasobow i
kosztow, czy dostosowano do warunkow
polskich strukture i parametry modelu
dotyczace przebiegu postepowania
diagnostyczno-terapeutycznego?

TAK

Rozdziat 3.1.

4.1.
W.AOTM

Czy model obliczeniowy jest edytowalny
pod wzgledem danych wejsciowych?

TAK

4.2.
W.AOTM

Czy uwzgledniono perspektywe spoteczng
wraz z komentarzem uzasadniajacym jej
przyjecie lub przedstawiono komentarz
uzasadniajacy brak perspektywy
spotecznej z zwigzanych z nig kategorii
kosztéw?

TAK

Rozdziat 3.2.

4.3, 4.5.,

W.AOTM

Czy w sytuacji ekstrapolowania wynikéw
badan klinicznych na horyzont
przekraczajacy okres ich obserwacji
przedstawiono wyniki w horyzoncie
obserwacji tych badan klinicznych?

TAK

Opisane w
rozdziale 3.2.,
3.5.i3.8.

4.4.
W.AOTM

Czy przedstawiono szczegotowe
uzasadnienie przyjetej techniki
analitycznej (w zakresie odniesienia do:
wynikéw badan eksperymentalnych i/albo
opracowan wtdrnych, badan odnoszacych
sie do efektywnosci praktycznej,
opublikowanych analiz ekonomicznych,
wymagan formalnych Ministra Zdrowia)?

TAK

Rozdziaty 2.4. i
3.4.

4.4, 4.5.,

W.AOTM

Czy uzasadniono przyjete punkty
koncowe dotyczgce wynikow
zdrowotnych analizy ekonomicznej (lata
zycia, QALY, liczba zdarzen, czas wolny
od zdarzenia itd.)?

TAK

Rozdzialy 2.4. i
3.4.
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Pytanie
Czy uzasadniono dobor parametrow

Odpowiedz

Odwotanie ®

4.4. uzytecznosci wraz z opisem metodologii TAK Rozdziat 3.5.,
W.AOTM ich uzyskania, opisem ich ograniczen i 121
wskazaniem zrddia, z ktdrego pochodzg?
4.4.1. C_zy zastosowano jedna metodt_g pomiaru Rozdziat 3.5.,
uzytecznosci do oceny wszystkich standw TAK
W.AOTM - - - 12.1
zdrowia uwzglednionych w analizie?
Czy w przypadku analizy kosztéw
konsekwencji przedstawiono wartosci
4.4.4. $rednie wraz z miarg rozrzutu dla: TAK Rozdzialy 2.4. i
W.AOTM konsekwencji/wynikéw zdrowotnych, 3.4.
sktadowych kosztédw (w podziale na
kategorie kosztowe)?
Czy w przypadku analizy kosztow
konsekwencji przedstawiono . .
;"4:81“ konsekwencje zdrowotne w postaci TAK Rozdz;azy 241
: QALY/LY oraz warto$¢ wspotczynnika o
CUR/CER?
Czy przedstawiono uzasadnienie
4.5. konieczno$ci przeprowadzonego .
W.AOTM modelowania (np. zgodnie z sytuacjami TAK Rozdziat 3.5.
opisanymi w rozdziale 4.5. Wytycznych)?
Czy przedstawiono: strukture modelu
4.5 wraz z opisem i uzasadnieniem wyboru
e stanéw zdrowotnych oraz wyniki oceny TAK Rozdziat 3.5.
W.AOTM " )
konwergencji modelowanego przebiegu
leczenia z praktyka kliniczng?
4.5, Czy zatozenia modelu przetestowano w TAK Rozdziat 3.5. i
W.AOTM ramach analizy wrazliwosci? 3.8.
4.5 Czy model opracowano przy uzyciu
e powszechnie dostepnych narzedzi TAK Rozdziat 3.5.
W.AOTM s . T
umozliwiajacych jego weryfikacje?
Czy w sytuacji ekstrapolowania wynikow
badan klinicznych na horyzont
przekraczajacy okres ich obserwacji w
4.5. ramach analizy wrazliwosci przedstawiono ;
W.AOTM wyniki z uwzglednieniem scenariuszy: TAK Rozdziaty 3.5
optymistycznego oraz pesymistycznego
(np. dla zatozen zwigzanych z
ekstrapolacja)?
4.5 Czy w sytuacji wykorzystania modelu
" Markowa przedstawiono i uzasadniono TAK Rozdziat 3.5.
W.AOTM A P
wybor dtugosci cyklu?
Czy modelowanie przeprowadzono
4.5. zgodnie z dobrg praktyka i wytycznymi TAK Rozdziaty 2.1. -
W.AOTM krytycznej oceny modeli (zgodnie z tabelg 2.4.i3.1.-3.9.
2. Wytycznych AOTM)?
4.5. Czy zamieszczono stwierdzenie na temat .
W.AOTM przeprowadzenia walidacji wewnetrznej? TAK Rozdziat 6.1.
Czy przeprowadzono walidacje
zewnetrzng wynikow modelowania (np.
4.5, poréwnanie wynikéw modelowania z .
W.AOTM opublikowanymi wynikami TAK Rozdziat 6.3.
dtugoterminowych badan, czy wynikami
badan uwzglednionych w modelowaniu)?
Czy uzasadniono wybor badan klinicznych
4.6 ktorych wyniki uwzgledniono w analizie i
W.AOTM czy oceniono dostepnos$¢ badan TAK Rozdziat 2.4.

odnoszacych sie do efektywnosci
praktycznej (badan postmarketingowych,
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E

Pytanie

Odpowiedz

Odwotanie ®

badan 1V fazy, badan obserwacyjnych,
okresu przedtuzonej fazy otwartej badan
eksperymentalnych, analiz rejestrow)?

4.6.
W.AOTM

Czy oddzielnie przedstawiono i oceniono
wiarygodnos$¢ danych o efektywnosci
praktycznej (w tym danych od ptatnika) i
eksperymentalnej (jezeli sa dostepne)?
Czy przeanalizowano wptyw zrodta
danych na wynik analizy?

TAK

Rozdziaty 2.4. i
3.1.-3.9.

4.5., 4.6.,
4.12.
W.AOTM

Czy uzasadniono wybor punktow
koncowych uwzglednionych badan
klinicznych (pierwszorzedowe punkty
koncowe vs. drugorzedowe; istotne
klinicznie vs. surogaty; zwigzane z:
kosztem, przezyciem, jakoscig zycia,
itp.)?

TAK

Rozdziaty 2.4.

4.12,
W.AOTM

Czy jezeli zaobserwowano rozbieznosci
we wnioskowaniu pomiedzy analiza
kliniczng a analiza ekonomiczng (m.in. w
zakresie réznego wnioskowania z badan
dotyczacych efektywnosci
eksperymentalnej i badan odnoszacych
sie do efektywnosci praktycznej)
przedstawiono szczegdtowe uzasadnienie
obserwowanych réznic (uzasadnienie w
oparciu o dowody naukowe lub o spéjny
wywad logiczny)?

TAK

Rozdziat 2.4.

4.7.
W.AOTM

Czy przedstawiono opis: procesu
identyfikacji zasobéw medycznych
uwzglednionych w opracowaniu, procesu
identyfikacji kosztu przypisanego
zasobom, zrodfa informacji na temat tego
kosztu oraz metody stosowanej przy
ocenie kosztéw (koszty ogdine/
mikrokoszty, zaplanowane badanie/
analiza rejestru/ analiza raportowanych
kosztéw z uwzglednieniem CPI itp.)?

TAK

Rozdziaty 3.6.

4.7.2.
W.AOTM

Czy utrate produktywnosci szacowano
metodg kosztow frykcyjnych w przypadku
uwzglednienia kosztow posrednich?

TAK

Rozdziaty 3.2.;
3.6.

4.7.2.
W.AOTM

Czy koszt jednostkowy utraty
produktywnosci zwigzanej z ptatng praca
okreslono w oparciu o warto$¢ PKB na
jednego pracujgcego mieszkanca i z
uwzglednieniem korekty ze wzgledu na
kraficowg produktywno$¢?

TAK

Rozdziaty 3.2.;
3.6.

4.8.
W.AOTM

Czy w ramach analizy wrazliwosci
uwzgledniono dyskontowanie na
poziomie: 0% dla kosztow i wynikow
zdrowotnych?

TAK

Rozdziat 3.7.

4.9.
W.AOTM

Czy dane wraz z miarami rozrzutu
przedstawiono w formie tabelarycznej,
wraz z podaniem zrodta danych?

TAK

Rozdziat 4.2.2.

4.9.
W.AOTM

Czy w analizie probabilistycznej
zdefiniowano i uzasadniono rozktad
zmiennych wejsciowych?

TAK

Rozdziat 3.8.

4.9.
W.AOTM

Czy przedstawiono opis i uzasadniono
metody gromadzenia i analizy danych?
Czy formularze uzyte do gromadzenia

TAK

Rozdziat 12.3.
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Pytanie

danych dotaczono do raportu jako
zafgczniki?

Odpowiedz

Odwotanie ®

4.11.1.
W.AOTM

Czy przeprowadzono probabilistyczna
analize wrazliwosci i oceniono zakres
niepewnosci uzyskanych wynikow
modelowania (np. zgodnie z 4.11.1.
Wytycznych)?

TAK

Rozdziat 4.2.2.

4.11.
W.AOTM

Czy jezeli przeprowadzono
probabilistyczng analize wrazliwosci
uzasadniono dobor i przedstawiono
rozktady zmiennych przypisane
parametrom niepewnym?

TAK

Rozdziat 3.8.

4.11.1.
W.AOTM

Czy wyniki AW przedstawiono w postaci
tabelarycznej i ewentualnie graficznej
(wykres rozrzutu na ptaszczyznie
opfacalnosci, krzywa akceptowalnosci,
wykres tornado, cost disutility plane)?

TAK

Rozdziat 4.2.

4.11.2.
W.AOTM

Czy w ramach PSA okreslono $rednig i
przedziaty ufnosci wynikow (np. 95%) lub
przedstawiono je w inny sposdb, np. za
pomocg krzywej akceptowalnosci lub
inkrementalnego zysku netto (ang. net
monetary benefit, NMB)?

TAK

Rozdziat 4.2.

4.11.2,
W.AOTM

Czy wybor metod oceny niepewnosci
wynikdw zostat opisany i uzasadniony?

TAK

Rozdziaty 3.8.;
4.2

4.11.1.
W.AOTM

Czy w analizie wrazliwosci:
zidentyfikowano niepewne parametry,
okreslono i uzasadniono zakres ich
zmiennosci, obliczono gtéwne wyniki
analizy (wyniki zdrowotne oraz réznice
pomiedzy nimi, koszty catkowite oraz
roznice pomiedzy nimi, ICER/ICUR,
CER/CUR)?

TAK

Rozdziaty 3.8.;
4.2

4.12.
W.AOTM

Czy ograniczenia i dyskusja sg od siebie
oddzielone?

TAK

Rozdziaty 5., 7.

4.12.1.
W.AOTM

Czy w ramach ograniczerh oméwiono
cechy samej analizy i dostepnych danych
wejséciowych oraz zrodta niepewnosci
tych danych, a takze whasciwosci zakresu
analizy w kontekscie sprecyzowanego
problemu decyzyjnego? Czy odniesiono
sie do kwestii, czy analize ekonomiczng
wykonano na bazie danych o
efektywnosci klinicznej, ktére osiggnety
istotnos¢ statystyczng?

TAK

Rozdziat 5.

4.13.
W.AOTM

Czy przedstawiono i przedyskutowano
ograniczenia przeprowadzonej analizy?

TAK

Rozdziat 5.

2 fragment tekstu Rozporzadzenia Ministra Zdrowia [3] do ktdérego 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, strony umozliwiajgcy identyfikacje fragmentu(éw) analizy odnoszacego(ych) sie do

wskazanego zagadnienia.
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