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Indeks skrotow

Skrot Rozwiniecie

AOTMIT Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikac;ji

AWA analiza weryfikacyjna AOTMIT

b.d. brak danych

B-VEC beremagene geperpavec

BIA ang. budget impact analysis — analiza wptywu na system ochrony zdrowia

BSA ang. body surface area — calkowita powierzchnia ciata

BSC ang. best supportive care — najlepsze leczenie wspomagajace

ChPL Charakterystyka Produktu Leczniczego

COL7 ang. collagen type VIl — kolagen typu VII

COL7A1 ang. collagen type VIl alpha 1 — gen tahcucha alfa 1 kolagenu typu VII

DDD ang. defined daily dose — dobowa dawka leku

ang. dominant dystrophic epidermolysis bullosa - posta¢ dystroficzna, dominujaca
pecherzowego oddzielania sie naskoérka

DDEB

ang. dystrophic epidermolysis bullosa - posta¢ dystroficzna pecherzowego

DEB oddzielania si¢ naskoérka

EB ang. epidermolysis bullosa - pecherzowe oddzielanie sig¢ naskorka

ang. junctional epidermolysis bullosa - posta¢ graniczna pecherzowego oddzielania
sie naskorka

Gtéwny Urzad Statystyczny

ang. health technology assessment — ocena technologii medycznych

Minister Zdrowia

liczba chorych w grupie, u ktérych wystapito zdarzenie

liczba chorych w grupie

nie dotyczy

Narodowy Fundusz Zdrowia

ang. National Institute for Health and Care Excellence — Brytyjska Agencja Oceny
Technologii Medycznych

polski ztoty

ang. recessive dystrophic epidermolysis bullosa - posta¢ dystroficzna, recesywna
pecherzowego oddzielania sie naskoérka

ang. standard deviation — odchylenie standardowe

ang. standard error — btgd standardowy

ang. selective serotonin reuptake inhibitors - selektywne inhibitory wychwytu
zwrotnego serotoniny

ang. tricyclic antidepressants - tréjpierscieniowe leki przeciwdepresyjne

ang. World Health Organization — Swiatowa Organizacja Zdrowia
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Streszczenie

CEL | ZAKRES

Celem analizy wptywu na system ochrony zdrowia jest oszacowanie wydatkow ptatnika
publicznego w przypadku podjecia pozytywnej decyzji o finansowaniu ze srodkoéw publicznych
leku Vyjuvek® (beremagene geperpavec, B-VEC) w leczeniu ran u chorych z dystroficznym

pecherzowym oddzielaniem sie naskérka (DEB).

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

Swiadczen zdrowotnych oraz zestawienia aspektdéw etycznych i spotecznych.
METODYKA

Populacje docelowg dla technologii wnioskowanej zgodnie z przediozonym wnioskiem
stanowig chorzy z dystroficznym pecherzowym oddzielaniem sie naskérka. Wskazana
populacja chorych odznacza sie szczegdlnie niekorzystnym rokowaniem. Brakuje
zdefiniownych standardéw postepowania i istnieje duza niezaspokojona potrzeba chorych na

wprowadzenie skutecznej terapii.

Liczebno$¢ populacji docelowej oszacowano na podstawie || GGG

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

inkrementalnymi wydatkami ptatnika.

Scenariusz istniejgcy obrazuje sytuacje obecng, w ktérej beremagene geperpavec nie jest
refundowany z budzetu ptatnika publicznego. W scenariuszu tym, w leczeniu ran u chorych z
dystroficznym pecherzowym oddzielaniem sie naskorka stosowane sg wytagcznie leczenie
wspomagajgce. W scenariuszu prognozowanym (nowym) analizowano sytuacje, w ktorej
beremagene geperpavec stosowany w leczeniu ran u chorych z dystroficznym pecherzowym
oddzielaniem sie naskérka bedzie finansowany ze $rodkéw publicznych. Dla kazdego ze
scenariuszy rozpatrywano 3 alternatywne warianty: najbardziej prawdopodobny, minimalny

oraz maksymalny.
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W analizie zgodnie z wnioskiem refundacyjnym uwzgledniono, ze lek po wydaniu pozytywne;j
decyzji refundacyjnej dostepny bedzie w programie Ilekowym i wydawany bedzie
Swiadczeniobiorcy bezpfatnie. Uwzgledniono ponadto finansowanie leku w oddzielnej grupie

limitowej.

Catkowite koszty (wynikajace z kosztow réznigcych leczenia) zostaly ujete w ramach

nastepujgcych kategorii kosztowych:

koszt leku,

koszty podania leku,

koszty lekow wspomagajgcych,
koszty leczenia objawow klinicznych,
koszty monitorowania oraz

koszty opatrywania ran.

Kategorie te sg tozsame z kategoriami kosztowymi analizowanymi w Analizie ekonomicznej,

ktora stanowi integralng czes¢ raportu oceny technologii medyczne;.

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

wrazliwosci.
WYNIKI

Oszacowanie populacji

Wariant populacji Liczebnos¢é w 1. roku analizy = Liczebnos¢ w 2. roku analizy
Prognozowana taczna liczba chorych w populacji docelowej

Minimalny
Prawdopodobny
Maksymalny

Prognozowana taczna liczba chorych leczonych z wykorzystaniem leku Vyjuvek®

Minimalny

Prawdopodobny

Maksymalny

Wydatki inkrementalne
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Po podjeciu pozytywnej decyzji o finansowaniu ze Srodkéw publicznych beremagene
geperpavec nastgpi wzrost wydatkéw ptatnika publicznego oraz wzrost wydatkdw w

perspektywie wspolnej.

Wyniki analizy w perspektywie ptatnika publicznego

Wartos¢ inkrementalna w 2.
roku analizy

. ™ Wartos¢ inkrementalna w 1.
Wariant populacji

roku analizy
Wydatki inkrementalne ogétem (PLN)
Minimalny ‘ 52 010 584 73 143 808

Prawdopodobny 55490 846 77 951 925
Maksymalny 58 971 108 82 760 041

Wydatki inkrementalne zwigzane z ceng leku Vyjuvek® (PLN)

Minimalny ‘

Prawdopodobny H
Maksymalny ‘

Wyniki analizy perspektywie wspolnej

Wariant populacji roku analizy roku analizy

Wartos¢ inkrementalna w 1. Wartos¢ inkrementalna w 2.
Wydatki inkrementalne ogétem (PLN)
Minimalny ‘ 52 003 575 73111 157
Prawdopodobny 55 483 368 77 917 100

Maksymalny 58 963 161 82 723 043

Wydatki inkrementalne zwigzane z ceng leku Vyjuvek® (PLN)

Minimalny

Prawdopodobny

Maksymalny

Wyniki przeprowadzonej jednokierunkowej analizy wrazliwosci oraz analizy scenariuszy

wskazujg, ze najwiekszy wptyw na wyniki analizy (w obu perspektywach) majg nastepujace

parametry / scenariusze:
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Wyniki wymienionych wyzej wariantéw analizy wrazliwosci i analizy scenariuszy nie wptywaja
jednak na wnioskowanie z analizy. Zmiana ktéregokolwiek z pozostatych parametréw i
scenariuszy wptywa na Kkoszt inkrementalny w stopniu mniejszym niz 10% w obu

perspektywach.
PODSUMOWANIE | WNIOSKI

W niniejszej pracy oceniono wptyw na system ochrony zdrowia w Polsce decyzji o
zakwalifikowaniu leku Vyjuvek® do Wykazu lekéw refundowanych w kategorii dostepnosci
refundacyjnej leki dostepne w programach Ilekowych, wydawane s$wiadczeniobiorcy

bezpfatnie.

Bezposrednig konsekwencjg pozytywnej decyzji refundacyjnej dla leku Vyjuvek® bedzie
udostepnienie chorym z dystroficznym pecherzowym oddzielaniem sie naskérka nowej opcji
terapeutycznej i zwigkszenie ich szans na skuteczne leczenie. Rozszerzone zostanie
spektrum terapeutyczne, w zwigzku z czym lekarze, ktdrzy dotychczas mogli zastosowaé
jedynie leczenie wspomagajace, bedg mogli zastosowaé terapie B-VEC. Zgodnie z
przedstawionymi szacunkami w pierwszym roku analizy z terapii lekiem Vyjuvek® skorzysta
prawdopodobnie |JJJllchorych, w drugim roku analizy [l chorych. Oczekuije sig, ze
wiasciwosci B-VEC powodujgce zamykanie sie ran poprawig jakos¢ zycia chorych z DEB
poprzez zmniejszenie negatywnego wptywu choroby na zdrowie fizyczne i psychiczne,
poprawe ich zdolnosci do wykonywania codziennych czynno$ci oraz zmniejszenie nasilenia
bolu odczuwanego podczas opatrywania ran. W rezultacie oczekuje sie, ze chorzy z DEB
leczeni za pomocg B-VEC bedg mniej obcigzajgcy dla opiekundéw rodzinnych, jak i w
kontekscie zuzycia zasobow opieki zdrowotnej, tj. opatrunkéw, opieki formalnej przy zmianie

opatrunkow, leczenia objawdw klinicznych DEB oraz wizyt szpitalnych.

Refundacja leku Vyjuvek® bedzie sie jednak wigzata ze wzrostem wydatkéw po stronie ptatnika
publicznego. Przy uwzglednieniu perspektywy wspolnej, obejmujacej ptatnika publicznego i

Swiadczeniobiorcy, wnioski z analizy nie ulegajg zmianie.

Wzrost wydatkéw wynika¢ bedzie z dodatkowego kosztu ponoszonego na lek Vyjuvek® w

przypadku jego refundaciji.
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Biorgc pod uwage rzadkie wskazanie do stosowania leku Vyjuvek®, wage problemu
zdrowotnego, udowodniong skutecznoS¢ leczenia oraz brak alternatywnego leczenia,

finansowanie beremagene geperpavec z budzetu pfatnika publicznego nalezy uznaé za

etycznie i spotecznie uzasadnione.
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1. Cel analizy wplywu na system ochrony zdrowia

Celem analizy wptywu na system ochrony zdrowia jest oszacowanie wydatkow ptatnika
publicznego w przypadku podjecia pozytywnej decyzji o finansowaniu ze srodkoéw publicznych
leku Vyjuvek® (beremagene geperpavec, B-VEC) w leczeniu ran u chorych z dystroficznym

pecherzowym oddzielaniem sie naskoérka.

Ponadto, w ramach niniejszej analizy oceniano etyczne oraz spoteczne konsekwencje
podjecia pozytywnej decyzji o finansowaniu ze $rodkéw publicznych leku Vyjuvek® w

przedstawionym wskazaniu.

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

obliczenie prognozowanych wydatkow ptatnika w zaleznos$ci od przyjetych zatozen.
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2. Analiza wptywu na budzet

2.1. Metodyka analizy

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

Wytyczne AOTMIT oraz Ustawe o refundacji.

2. Przeprowadzono prognoze liczebnosci populacji w kolejnych latach horyzontu

czasowego. Liczebnosé populacji docelowej oszacowano na podstawie || G

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

pozytywnej decyzji refundacyjnej dla tej interwenc;ji.

4. Na podstawie wynikow przeprowadzonej analizy ekonomicznej oszacowano koszty terapii
technologig wnioskowang (B-VEC) oraz terapii najlepszym leczeniem wspomagajacym
(BSC).

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

publicznych.

6. Obliczono przewidywane wydatki ptatnika oraz tgczne wydatki ptatnika i pacjentow w
populacji docelowej w horyzoncie czasowym analizy dla scenariusza nowego, czyli w
przypadku podjecia przez ptatnika pozytywnej decyzji o finansowaniu technologii

wnioskowanej ze srodkow publicznych.

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

z podjeciem pozytywnej decyzji refundacyjne;.
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8. W niniejszym dokumencie wyniki oraz wartosci parametréw podawano najczesciej z
doktadnoécia do dwdch miejsc po przecinku, natomiast obliczenia wykonano na

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

9. Przeprowadzono analize wrazliwosci dla oszacowania populacji docelowej oraz

kluczowych parametréw uwzglednianych w niniejszej analizie.
2.2. Horyzont czasowy

Zgodnie z Rozporzgdzeniem MZ w sprawie minimalnych wymagan oraz Wytycznymi AOTMIiT
horyzont czasowy analizy wptywu na budzet powinien obejmowac okres do momentu ustalenia
sie stanu réwnowagi na rynku (tj. osiggniecia docelowej stabilnej wielkosci refundacji badz
liczby leczonych chorych) oraz co najmniej pierwsze 2 lata od daty rozpoczecia finansowania

danej technologii medycznej ze srodkéw publicznych.

W analizie przyjeto 2-letni horyzont czasowy, obejmujgcy okres od pazdziernika 2026 do
konca wrzesnia 2028 roku. Uzasadnieniem przyjecia takiego horyzontu czasowego jest fakt,
ze wnioskowana technologia bytaby finansowana w ramach wnioskowanego Programu
lekowego, ktory w sposéb precyzyjny okresla standard terapeutyczny oraz ogranicza
stosowanie technologii medycznej do wybranych osrodkéw kontraktujgcych program lekowy.
Z uwagi na brak alternatywnej technologii refundowanej w rozwazanym wskazaniu, lek
Vyjuvek® powinien szybko osiggng¢ zaktadany udziat w rynku. W tej sytuaciji stabilizacja rynku

powinna nastgpi¢ w okresie 2 lat od wydania pozytywnej decyzji refundacyjne;j.

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

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

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

dwodch wariantach:
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» z perspektywy podmiotu zobowigzanego do finansowania swiadczeh ze Srodkéw
publicznych (ptatnik publiczny®)
» oraz dodatkowo z perspektywy wspdlnej podmiotu zobowigzanego do finansowania

swiadczenh ze srodkéw publicznych oraz swiadczeniobiorcy (tj. pacjenta).
2.4. Scenariusze porownywane

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

ptatnika publicznego.

W scenariuszu nowym przyjeto sytuacje, w ktérej technologia wnioskowana jest refundowana
w leczeniu ran u chorych z dystroficznym pecherzowym oddzielaniem sie naskorka. W
scenariuszu tym lek bedzie dostepny w programie lekowym i wydawany swiadczeniobiorcy
bezptatnie. W analizie uwzgledniono finansowanie tej technologii medycznej w oddzielnegj

grupie limitowej, zgodnie z uzasadnieniem wskazanym w zatgczniku (rozdziat 8.1.).

Dla kazdego ze scenariuszy przyjeto 3 mozliwe warianty, zalezne od szacowanej na kolejne
lata, wielkoéci populacji docelowej. Wptyw na budzet, wyznaczony zostat jako réznica

pomiedzy tymi scenariuszami.

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

maksymalny) przedstawiono na ponizszym schemacie.

" Zgodnie z art. 14 Ustawy o $wiadczeniach opieki zdrowotnej.
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Rysunek 1.

Mozliwe scenariusze brane pod uwage w analizie wptywu na budzet

Scenariusz istniejacy Scenariusz nowy

brak refundacji technologii wnioskowane; refundacja technologii wnioskowanej w
w analizowanym wskazaniu analizowanym wskazaniu

- wariant minimalny - wariant minimalny
- wariant prawdopodobny - wariant prawdopodobny
- wariant maksymalny - wariant maksymalny

2.5. Populacja

2.5.1. Populacja obejmujgca wszystkich chorych, u ktérych

technologia wnioskowana moze zosta¢ zastosowana

Populacje badang w analizie wptywu na budzet stanowig chorzy, u ktérych oceniania
technologia moze by¢ zastosowana. Zdefiniowano jg w oparciu o ChPL wnioskowanej
technologii. Zgodnie z ChPL Vyjuvek®, beremagene geperpavec wskazany jest w leczeniu
chorych z dystroficznym pecherzowym oddzielaniem sie naskérka, potwierdzonym badaniem

genetycznym na obecnos¢ mutacji w genie COL7A1 od urodzenia.

W zwigzku z powyzszym populacje wszystkich chorych, u ktérych technologia wnioskowana
moze zostac¢ zastosowana zdefiniowano jako populacje wszystkich chorych z dystroficznym

pecherzowym oddzielaniem sie naskorka (DEB).
Oszacowanie w oparciu o dane epidemiologiczne DEB

Informacje na temat epidemiologii DEB sg ograniczone, a szacowane wystepowanie tej
choroby rézni sie znaczgco miedzy badaniami. Sposréd wielu zrodet epidemiologicznych
wykorzystano przede wszystkim badania jak najbardziej aktualne, prowadzone na duzej probie
statystycznej, w populacji jak najbardziej zblizonej do populacji polskiej (populacja europejska
/ panstwa europejskiego).
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W populacyjnym badaniu przekrojowym opisanym w publikacji Has 2023 na podstawie szpitali
akademickich, laboratoriéw diagnostycznych i organizacji pacjentow zidentyfikowano 1 779
(800) chorych z EB (DEB) w Niemczech. Wykazano, ze ogolna chorobowos¢ i zachorowalnos$é
na DEB w Niemczech wynosi kolejno 12,16 przypadkéw na milion i 15,58 na milion zywych

urodzen. Wartosci te sg poréwnywalne z wczesniej raportowanymi danymi z innych krajéw.

W badaniu Petrof 2022 wykorzystano dane dostepne dla 2 594 (798) pacjentéw z EB (DEB) z
Anglii i Walii, ktérzy byli wpisani do krajowej bazy danych ustug EB od 2002 do 2021 roku.
Oszacowana chorobowosé DEB wynosita 10,7 przypadkoéw na milion, natomiast zapadalnosé
26,1 przypadkow na milion zywych urodzen. Zapadalno$é na milion urodzen zmniejszata sie

stopniowo w ciggu 19 badanych lat.

Dane dotyczgce 927 (453) francuskich pacjentéw z EB (DEB), zarejestrowanych w latach
2007 - 2021 w krajowym rejestrze chorob rzadkich, przedstawiono w publikacji Bodemer 2022.

Oszacowano, ze ogolna chorobowos¢ DEB we Francji wynosi 6,2 przypadkoéw na milion.

W badaniu epidemiologicznym Fine 2016 wykryto, na podstawie 16 lat gromadzenia danych
w Stanach Zjednoczonych, 3 157 (931) przypadkéw EB (DEB). Odpowiada to chorobowosci
DEB rownej 3,26 przypadkdéw na milion oraz zapadalnosci rownej 6,65 chorych na milion
zywych urodzen. W przypadku podtypu DEB czestos¢ wystepowania formy dominujacej i
recesywnej jest dos¢ podobna (odpowiednio 1,49 i 1,35 na milion osob). Czestosc
wystepowania przypadkéw DEB bez okreslonego wzoru dziedziczenia wynosi 0,42 na milion
osbb. Zaobserwowano rowniez rosngcy trend chorobowosci EB na przestrzeni lat 1990 —
2002.

Ponadto, w publikacjach Has 2023, Petrof 2022, Bodemer 2022 i Fine 2016 przedstawiono
parametry epidemiologiczne z innych badah dot. epidemiologii EB i DEB. Zakres
chorobowos$ci DEB wynosi od 2,6 do 20,4 przypadkdéw na milion (Japonia 1983, Szkocja 1992),
natomiast zakres zapadalnosci wynosi od 0,2 do 26,1 przypadkow na milion zywych urodzen
(Szkocja 1992, Anglia i Walia 2002-2021).

W ponizszej tabeli zestawiono wszystkie odnalezione zrodta chorobowosci i zapadalnosci na

postac dystroficzng pecherzowego oddzielania si¢ naskoérka.
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Tabela 1.

Podsumowanie dostepnych w literaturze parametrow epidemiologicznych postaci
dystroficznej pecherzowego oddzielania sie naskérka

Zapadalnosé
DEB / min
urodzen

Chorobowos¢

Publikacja Badana populacja, lata obserwacji DEB / min

Has 2023 Niemcy, 2020-2021

Petrof 2022 Anglia i Walia, 2002-2021 10,7 26,1

Fine 2016 Stany Zjednoczone, 1986-2002 3,26 6,65

Bodemer 2022 Francja, 2007-2021 6,2 b.d.
Norwegia, 1995 1,4-9,4 5,6-7,0

Szkocja, 1992 20,4 0,2

YE Irlandia Pétnocna, 1962-1984 3 0,3

Has 2023, Petrof 2022, Holandia, 1988-2018 8,3 141

AT AU (e B e A Nowa Zelandia, 2021 8,6 b.d.

Australia, 2006-2008 3,8 b.d.

Japonia, 1983 2,6-3,6 b.d.

Oszacowanie w oparciu o opublikowane dane dotyczace polskiej populacji DEB

Zgodnie z opinig ekspercka, przedstawiong w raporcie AOTMIT Filsuvez 2023 w Polsce 100
os6b choruje na dystroficzng lub graniczng posta¢ pecherzowego oddzielania sie naskorka.
.
.
I Roczna liczba nowych zachorowan w Polsce w przypadku RDEB szacowana jest na

1/50 000 zywych urodzen.

W analizie weryfikacyjnej przeprowadzonej dla leku Filsuvez® w 2024 roku piecioro ekspertéw
wskazato, ze obecna liczba chorych z DEB w Polsce wynosi od 83 do 100 |
R - oc2na zapadalnosé wynosi od 2 do 6 chorych |
Il Eksperci bazowali na danych z Rejestru Instytutu Matki i Dziecka, raporcie AOTMIT
Filsuvez 2023, publikacji Wertheim-Tysarowska 2014 oraz zagranicznych danych
literaturowych.

W publikacji Wertheim-Tysarowska 2014 wskazano, ze EB dotyka jednego na 30-50 tys.
noworodkow, a liczba udokumentowanych przypadkéw EB w Polsce wynosi 500. Z uwagi na
to, ze DEB stanowi ok. 25% przypadkéow EB (NICE HST28), moze to oznacza¢ ok. 125
przypadkoéw DEB.
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W ramach Otwartych Danych NFZ przedstawiono zrédiem epidemiologiczne dotyczgce
pecherzowego oddzielania sie naskérka w Polsce, bez rozréznienia populacji o podtypie
dystroficznym. W ponizszej tabeli przedstawiono roczng chorobowos¢ i zapadalnos¢ na EB.
Warto zwréci¢ uwage na zwiekszajgcg sie liczbe pacjentéw w kolejnych latach oraz na

niewielki odsetek udzielania $wiadczen chorym z EB w Polsce (15 - 23%).

Tabela 2.
Pecherzowe oddzielanie sie naskorka w Polsce wedtug Otwartych Danych NFZ
Roczna 2015 2016 2017 2018 2019 2020 2021 2022 2023 2024
Chorobowosé EB 1232 | 1367 | 1477 | 1612 | 1744 | 1821 | 1900 | 2017 | 2123 | 2243
Zapadalno$é EB 140 | 162 | 135 | 163 | 157 | 109 | 123 | 157 | 138 | 147

Liczba pacjentow z
udzielonym
swiadczeniem, 286 325 296 341 344 286 340 387 394 411
sprawozdanym do
NFZ

Odsetek chorych z EB
z udzielonym

Swiadczeniem, 23,2 | 23,8 | 20,0 | 21,2 19,7 15,7 17,9 19,2 18,6 18,3

sprawozdanym do
NFZ (%)

Na tej podstawie mozna wnioskowaé, ze obecna liczba chorych z EB (DEB) w Polsce to [}

I rorych.

Na podstawie Statystyk NFZ dotyczacych rozliczania swiadczen dedykowanych wytgcznie
chorym z EB, tj. Okresowa kontrola z zaopatrzeniem w niezbedne wyroby medyczne oraz
Produkty stosowane w leczeniu pecherzowego oddzielania naskérka, oszacowano, ze liczba

pacjentéw z EB wynosita w 2024 roku Polsce 69 - 73 chorych, | EGzNGzGEEEE

I Szczcgotowe dane przedstawiono w ponizszej tabeli.

Tabela 3.
Pacjenci korzystajagcy ze swiadczen dedykowanych pecherzowemu oddzielaniu sie
naskoérka wedtug Statystyk NFZ

Rozliczonych

Swiadczenie Pacjentéw

swiadczen
62
2020 64 202
R sszonomsie | o
2023 70 191
2024 69 196
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Swiadczenie M Rozliczonych
swiadczen
61 146
2020 67 252
i 2021 64 207
Produkty stosowa_ne w Ieczem,u 5 53.01.0001650
pecherzowego oddzielania naskorka 2022 77 224
2023 72 203
2024 73 216

Populacja uwzgledniona w analizie

W analizie podstawowej wykorzystano

Zatem populacje wszystkich chorych, u ktérych technologia wnioskowana moze zostaé

zastosowana, oszacowano, w zaleznoséci od wariantu, na podstawie:

W tabeli ponizej przedstawiono podsumowanie oszacowania liczebnosci populacii
obejmujgcej wszystkich chorych, u ktérych technologia wnioskowana moze zostaé

zastosowana.

Tabela 4.
Liczba chorych stanowigca populacje u ktérych technologia wnioskowana moze zosta¢
zastosowana przyjeta w analizie podstawowej

Wariant Liczebnosé op_ecnej Liczba nowyc!\ chorych Zrodio
populacji (rocznie)

Minimalny




@ Vyjuvek® (beremagene geperpavec) w leczeniu ran u chorych
NAHF TA z dystroficznym pecherzowym oddzielaniem sie naskérka — analiza 20
IGNORANTIA NOCET wptywu na system ochrony zdrowia

Wariant Liczebnosé o?ecnej Liczba nowych chorych Zrédio
populacji (rocznie)

Maksymalny

Prawdopodobny

Uwzgledniajgc catkowitg liczebnos¢ populacji chorych we wszystkich zarejestrowanych
wskazaniach oszacowano, ze liczebnos¢ populacji, w ktorej wnioskowana technologia moze

byé stosowana w Polsce, wynosi obecnie [l chorych.

W analizie wrazliwosci testowano natomiast scenariusz, w ktorym liczebnos¢ populacji

oszacowano W oparciu o

—
L
o
o
]
i

Liczba chorych stanowigca populacje u ktérych technologia wnioskowana moze zostaé
zastosowana przyjeta w analizie wrazliwosci

Liczebnos¢ obecnej Liczba nowych chorych

UELEN: p - Zrédto
populaciji (rocznie)

Minimalny

Prawdopodobny

Maksymalny

2.5.2. Populacja docelowa, wskazana we wniosku

Populacja wskazana we wniosku refundacyjnym oraz oceniana w niniejszej analizie pokrywa
sie z ChPL Vyjuvek®, a wiec jest zbiezna z populacjg chorych, u ktorych technologia
wnioskowana moze by¢ stosowana. Wielkos¢ tej populacji przedstawiono powyzej (rozdziat
2.5.1., Tabela 4.).

Biorgc pod uwage obecng liczbe chorych oraz roczng liczbe nowych chorych, w tabeli ponizej
przedstawiono liczebnos¢ populacji docelowej w kolejnych latach horyzontu czasowego

niniejszej analizy.
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Tabela 6.

Populacja docelowa, wskazana we wniosku

Wariant oszacowania 1. rok analizy 2. rok analizy

Minimalny

Prawdopodobny |
Maksymalny

2.5.3. Populacja, w ktorej technologia wnioskowana jest

obecnie stosowana
Obecnie beremagene geperpavec nie jest w Polsce stosowany.

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

spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu refundacjag

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

wielkosci populacji docelowej (rozdziat 2.5.2.).
2.5.41. Udzialy w rynku

Udziaty w rynku technologii wnioskowanej (B-VEC+BSC) i komparatora (BSC) okreslono
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]
]
N Przyjeto
réwniez zatozenie, ze chorzy beda wtgczani do terapii rownomiernie w danym roku, tj. udziaty

rynkowe bedg rosty liniowo miedzy 1. a 12. miesigcem oraz miedzy 13. a 24. miesigcem.

Przyjeto, ze terapia BSC bedzie stanowita w populacji docelowej 100% udziatow w catym

horyzoncie czasowym.
Oszacowanie udziatéw w rynku przedstawiono w tabeli ponize;.

Tabela 7.
Udzialy w rynku

Terapia Udziaty na koniec 1. roku analizy Udziaty na koniec 2. roku analizy

B-VEC+BSC

BSC

2.5.4.2. Oszacowanie wielkosci populacji chorych leczonych

technologiag wnioskowana

Uwzgledniajgc udziaty w rynku (rozdziat 2.5.4.1.) oraz wielko$¢ populacji docelowej (rozdziat

2.5.2.) oszacowano liczbe chorych leczonych technologig wnioskowana.
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Tabela 8.

Oszacowanie liczebnosci populacji, w ktérej wnioskowana technologia bedzie
stosowana

- Liczebno$é populacji chorych, u ktorych lek Vyjuvek® bedzie stosowany
arian e e ey T e o AT e T
Na koniec 1. roku analizy Na koniec 2. roku analizy

Minimalny

Prawdopodobny

Maksymalny

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

spraw zdrowia nie wyda decyzji o objeciu refundacja

W przypadku braku wydania pozytywnej decyzji dotyczacej refundacji beremagene

geperpavec, lek ten nie bedzie stosowany.

2.5.6. Podsumowanie oszacowan liczebnosci populacji

zdefiniowanych w minimalnych wymaganiach

W tabeli ponizej przedstawiono wartosci oszacowan populacyjnych wykonanych w niniejszej

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

Tabela 9.
Podsumowanie oszacowan liczebnosci populacji zdefiniowanych w Rozporzadzeniu
MZ w sprawie minimalnych wymagan

Oszacowanie rocznej liczebnosci
populacji

Populacja

Podstawa prawna

Populacja obejmujgca wszystkich
chorych, u ktérych technologia
wnioskowana moze zostac¢
zastosowana

Populacja docelowa, wskazana we art. 6 ust. 1 pkt 1 lit. b
whniosku

art. 6 ust. 1 pkt 1 lit. a

Populacja w ktoérej technologia art. 6 ust. 1 pkt 1 lit. ¢

wnioskowana jest obecnie stosowana

Populacja, w ktorej wnioskowana
technologla bedzie stosowana przy
zalozeniu, ze minister wiasciwy do

spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu
refundacja

art. 6 ust. 1 pkt 2
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Oszacowanie rocznej liczebnosci

populacji Podstawa prawna

Populacja

Populacja, w ktérej wnioskowana

technologia bedzie stosowana przy
zatozeniu, ze minister wiasciwy do art. 6 ust. 1 pkt 4
spraw zdrowia nie wyda decyzji o
objeciu refundacja

2.6. Analiza kosztow

W zaleznosci od zastosowanej perspektywy badawczej w analizie uwzgledniono koszty
odpowiadajgce zuzyciu wszystkich istotnych zasobow wynikajgcych z zastosowania sie

chorego do aktualnie obowigzujgcej praktyki klinicznej w Polsce.

W celu oceny obcigzenia finansowego w praktyce, zwigzanego z chorobg, w analizie

uwzgledniono wszystkie istotne rodzaje kosztéw (ij. koszty bezposrednie medyczne).

Po doktadnym przeanalizowaniu wynikow Analizy klinicznej oraz przestudiowaniu aktualnej
praktyki klinicznej leczenia (w tym wnioskowanego Programu lekowego) w analizie

uwzgledniono i oceniano nastepujgce kategorie kosztowe:

koszt leku,

koszty podania leku,

koszty lekow wspomagajgcych,
koszty leczenia objawow klinicznych,
koszty monitorowania oraz

koszty opatrywania ran.

Wymienione kategorie kosztowe stanowig catkowite koszty réznigce oceniane technologie

medyczne.

Pozostate kategorie kosztéw bezposrednich: koszty leczenia zdarzen niepozgdanych? uznano

za nierdznigce, zaliczajgc je do kategorii kosztow wspdlnych. Koszty te (jako koszty wspdine

2 W odniesieniu do bezpieczenstwa stosowania terapii w Analizie klinicznej nie wykazano réznic
pomiedzy technologig oceniang i komparatorem; biorgc pod uwage tagodny charakter zdarzen
niepozgdanych obserwowanych w kluczowych badaniach klinicznych GEM-1/2 i GEM-3 oraz brak
zaobserwowanych ciezkich zdarzen niepozgdanych zwigzanych z leczeniem B-VEC, koszty leczenia
zdarzen niepozgdanych zostaty uwzgledniony jako nieréznigcy.
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dla technologii wnioskowanej i komparatora) nie majg wptywu na wyniki analizy. Nie byty zatem

ostatecznie brane pod uwage w obliczeniach.

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

podsumowanie kosztow.

2.6.1. Koszt stosowania wnioskowanej technologii medycznej

oraz technologii opcjonalnych

Do obliczenia kosztu stosowania uwzglednianej technologii medycznej konieczne byto

okreslenie zuzycia zasobow (dawkowania) oraz ceny jednostkowej leku.
2.6.1.1. Dawkowanie
BEREMAGENE GEPERPAVEC

Kazda fiolka preparatu B-VEC zawiera 1 ml zawiesiny o nominalnym stezeniu 5x10° (5
miliardow) jednostek tworzgcych tysinke (PFU, ang. plaque-forming unit) na ml. Zawiesing
zawierajgcg B-VEC miesza sie z Zelem o objetosci 1,5 ml. Po wymieszaniu fiolka leku zawiera
5 miliardow PFU w catkowitej objetosci 2,5 ml. Jednakze z kazdej fiolki mozna wykorzystac
maksymalnie 2,0 ml leku, z uwagi na to, ze ostatnie 0,5 ml leku w fiolce jest zbyt trudne do
wyciggniecia przez strzykawke. Ta pozostatos¢ nie powinna by¢ traktowana jako wastage
[ChPL Vyjuvek®].

Zgodnie z dawkowaniem okreslonym w ChPL Vyjuvek®, dawka beremagene geperpavec dla
chorych z dystroficznym pecherzowym oddzielaniem sie naskoérka zalezy od catkowitej
powierzchni otwartych ran chorego i wynosi 1 ml (2 miliardy PFU) na kazde 100 cm? ran.
Pojedyncza fiolka pozwala na wypetnienie 4 strzykawek po 0,5 ml i wystarcza na pokrycie
maksymalnie 200 cm? ran. Ponadto, z uwagi na bezpieczenstwo stosowania leku,
maksymalne tygodniowe zuzycie B-VEC wynosi 2,0 ml (1 petna fiolka). Lek stosowany jest 1
raz w tygodniu. Taki schemat dawkowania byta réwniez stosowany u chorych w badaniach

odnalezionych w ramach przeglgdu systematycznego Analizy klinicznej.

Jedna strzykawka zawierajgca lek moze by¢ zastosowana u wytgcznie jednego chorego.

Zatem w przypadku chorych, u ktérych catkowita powierzchnia ran otwartych wynosi mniej niz
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200 cm?, zuzycie leku przekracza ilo$¢ leku wymagang do pokrycia wszystkich ran, z uwagi
na pozostatos¢ leku w ostatniej przygotowanej strzykawce w przypadku pojedynczego podania
leku. Przyktadowo, chory z 80 cm? otwartych ran wymaga natozenia 0,8 ml leku (1,6
strzykawek), natomiast w jego przypadku zostang zuzyte 2 strzykawki (0,5 fiolki), tj. druga
strzykawka bedzie wykorzystana w 60%, a pozostate 40% bedzie zmarnowane (traktowane
jako wastage). Zuzycie leku, w przypadku chorego biorgcego udziat w dzieleniu fiolki,

zestawiono na ponizszym wykresie.

Rysunek 2.
Podsumowanie tygodniowego zuzycia leku, w przypadku chorego bioracego udziat w
dzieleniu fiolki
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W przypadku chorego niebiorgcego udziatu w dzieleniu fiolki, w ramach pojedynczego podania
zuzywana jest cata fiolka niezaleznie od powierzchni ciata pokrytej ranami, tj. niewykorzystane

strzykawki z lekiem bedg traktowane jako wastage.

W analizie podstawowej przyjeto, ze 80% chorych bedzie uczestniczyto w dzieleniu fiolki
(Analiza ekonomiczna), 1j. jezeli w przypadku pojedynczego podania chory wymaga zuzycia
<4 strzykawek, pozostate strzykawki zostang wykorzystane przez innych chorych. Zatozenie
to przyjeto w oparciu o:
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oczekiwang liczbe chorych stosujgcych leczenie B-VEC w Polsce - obecnhie oraz w
kolejnych latach od rozpoczecia refundacji (Tabela 8.),
liczbe o$rodkéw, w ktérych lek bedzie przygotowywany do podania | N

termin przydatnosci leku w formie po przygotowaniu do podania (6 tygodni w
zamrozeniu) [ChPL Vyjuvek®],

zapotrzebowanie chorego na lek (zmienne w czasie; wyrazone w fiol./tydzien).

Zaktadajgc optymalne rozporzadzanie leczeniem pacjentow w osrodkach i uznaniem
stuszno$ci oczekiwanych udziatow rynkowych leku Vyjuvek® w niniejszej analizie,
przeprowadzone obliczenia wskazujg na mozliwos¢é wykorzystywania wszystkich strzykawek
Z lekiem na dlugo przed uptywem terminem przydatnosci. Ponadto, pomimo zmniejszenia,
wraz z czasem, zapotrzebowania chorego na lek, wniosek ten nie ulega zmianie, nawet
kilkadziesiat lat po rozpoczeciu refundacji, o ile corocznie diagnozuje sie odpowiednig liczbe
nowych chorych z DEB. Jednakze, z uwagi na mozliwe odstepstwa od optymalizacji
zarzadzaniem leczenia chorych, w analizie podstawowej przyjeto wariant konserwatywny, tj.

80% chorych bedzie uczestniczy¢ w dzieleniu fiolki.

Na podstawie rozktadu zuzycia leku w cyklu, uzyskanego przy pomocy modelu symulacyjnego,
oszacowano srednig i btgd standardowy, w zaleznos$ci od stanu zdrowia w modelu Markowa,
grupy wiekowej oraz roku leczenia (1. rok lub 2. rok). Jezeli w modelu symulacyjnym w danej
grupie wiekowej w 2. roku nie zaobserwowano zadnych chorych w danym stanie zdrowia (np.
chorych w grupie <6 lat bedgcych w 2. roku leczenia w stanie ciezkim), tej grupie przypisano
dawkowanie oszacowane dla poprzedniego roku. Podsumowanie zuzycia leku w cyklu modelu

przedstawiono ponize;j.

Tabela 10.
Liczba fiolek leku Vyjuvek® zuzywanych w 13-tygodniowym cyklu, przyjeta w analizie
wplywu na system ochrony zdrowia; srednia (SE)

Stan w modelu Markowa (Analiza ekonomiczna)
Grupa wiekowa, rok leczenia
Bardzo tagodny ‘ tagodny ‘ Umiarkowany Ciezki
<6 lat, 1. rok

<6 lat 2. rok

6 -17, 2. rok
218 lat, 1. rok
218 lat, 2. rok

|
|
6-17, 1. rok |
|
|
|
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W analizie podstawowej wykorzystano wartosci srednie natomiast w analizie wrazliwosci
dodatkowo testowano wariant minimalnego/maksymalnego dawkowania, w ktérym przyjeto
wartosci srednie (z analizy podstawowej) pomniejszone/powiekszone o wartos¢ odchylenia

standardowego.
KOMPARATOR

Komparatorem leku Vyjuvek® jest w niniejszej analizie najlepsze leczenie wspomagajgce
(BSC). Terapia B-VEC + BSC sktada sie z terapii lekiem Vyjuvek® jako dodatkiem do terapii
lekami wspomagajgcymi w ramach BSC. Najlepsze leczenie wspomagajgce obejmuje

stosowanie lekdw wspomagajgcych, ktérymi w polskiej praktyce klinicznej sa:

leki psychiatryczne,

o selektywne inhibitory wychwytu zwrotnego serotoniny (SSRI) i trojpierscieniowe
leki przeciwdepresyjne (TCA) — fluoksetyna, paroksetyna, sertralina lub
klomipramina

o benzodiazepiny, - klonazepam lub diazepam

Srodki przeciwbolowe, stosowane rutynowo,

o ibuprofen,

o gabapentyna,

o opiaty — oksykodon, dihydrokodeina, metadon, fentanyl, buprenorfina, tramadol
lub tapentadol,

leki przeciwswigdowe,

o leki przeciwhistaminowe pierwszej generacji — tietylperazyna,

o leki przeciwhistaminowe drugiej generacji — Dbilastyna, cetyryzyna,
desloratadyna, lewocetyryzyna, loratadyna lub rupatadyna,

o miejscowe kortykosteroidy - dipropionian beklometazonu,

Srodki przeczyszczajgce - bisakodyl oraz

antybiotyki miejscowe - kwas fusydowy.

Dawkowanie substancji czynnych przyjeto na podstawie danych WHO.
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Tabela 11.

Dawkowanie lekéw uwzglednione w analizie podstawowej

Substancja czynna

Beremagene geperpavec

Fluoxetinum
Paroxetinum
Sertralinum
Clomipramini hydrochloridum
Clonazepamum
Diazepamum
Ibuprofenum
Gabapentinum
Oxycodoni hydrochloridum

Dihydrocodeini tartras

Methadoni hydrochloridum

Fentanylum

Buprenorphinum

Tramadoli hydrochloridum

Tapentadolum
Thiethylperazinum
Bilastinum
Cetirizine dihydrochloride
Cetirizini dihydrochloridum
Desloratadinum
Levocetirizine

Levocetirizini
dihydrochloridum

Loratadinum
Rupatadinum
Beclometasone
Bisacodylum

Acidum fusidicum

5;:3::1 Dawkowanie (mg/dobe) Droga podania
W zaleznosci od catkowitej
C.hP L BSA po!<rytej F‘i‘"am‘? Naskdrna, miejscowo
Vyjuvek® maksymalnie 4 miliardy PFU
na tydzien (2,0 ml leku)
WHO 20 Doustna
WHO 20 Doustna
WHO 50 Doustna
WHO 100 Doustna
WHO 8 Doustna
WHO 10 Doodbytnicza
WHO 1200 Doustna
WHO 1800 Doustna
WHO 75 Doustna
WHO 150 Doustna
WHO 25 Doustna
Donosowa, dopoliczkowa,
WHO 0,6 podjezykowa, system
transdermalny
o oz sy
Doustna, domiesniowa,
WHO 300 dozylna, podskdrna lub w
infuzji dozylnej
WHO 400 Doustna
WHO 13 Doustna
WHO 20 Doustna
WHO 10 Doustna
WHO 10 Doustna
WHO 5 Doustna
WHO 5 Doustna
WHO 5 Doustna
WHO 10 Doustna
WHO 10 Doustna
WHO 0,4 Wziewna
WHO 10 Doustna
WHO 1500 Naskorna
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2.6.1.2. Cena leku Vyjuvek®

Obecnie lek Vyjuvek® nie jest finansowany w analizowanym wskazaniu. W analizie zgodnie z
whnioskiem refundacyjnym uwzgledniono, ze lek po wydaniu pozytywnej decyzji refundacyjne;j
dostepny bedzie w programie lekowym i wydawany bedzie swiadczeniobiorcy bezptatnie.
Uwzgledniono ponadto finansowanie leku w oddzielnej grupie limitowej, zgodnie z
uzasadnieniem wskazanym w rozdziale 8.1. Uwzgledniona w niniejszej analizie prezentacja
jest jedyng wnioskowang, w zwigzku z czym przyjeto, ze prezentacja ta bedzie podstawag limitu

W grupie.

Cene zbytu netto leku Vyjuvek® otrzymano od Wnioskodawcy, wynosi ona [ Gz
[Dane od Wnioskodawcy]. Zgodnie z zapisami Ustawy o refundacji wyznaczono urzedowg

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

Wartosci poszczegolnych cen leku prezentuje ponizsza tabela.

Tabela 12.
Charakterystyka kosztowa leku Vyjuvek® (PLN)

Cena Wysokosé
Nazwa, postac¢ i dawka leku Cena zbytu Urzedowa doptaty
.- . hurtowa _ .
(zawartos¢ opakowania) netto cena zbytu Swiadczenio-

Koszt
ptatnika

brutto publicznego

biorcy

Vyjuvek®, 5x10° jednostek
tworzacych tysinke w 1 ml
zawiesiny oraz 1,5 ml podioza
zelowego (1 fiol. z zawiesing oraz
1 fiol. z podtozem zelowym)

2.6.1.3. Koszt leku Vyjuvek®

W oparciu o cene leku i dawkowanie, uwzgledniajgce compliance na poziomie |l
wyznaczono sredni koszt w cyklu leczenia (w przypadku braku dyskontynuacji). Wartosci,
oszacowane w zaleznosci od stanu zdrowia w modelu Markowa, grupy wiekowej oraz roku
leczenia, wskazano w ponizszej tabeli. Koszt ten jest catkowicie ponoszony przez ptatnika

publicznego.

Tabela 13.
Koszt leku w analizowanym wskazaniu, brany pod uwage w analizie (PLN)
Stan w modelu Markowa (Analiza ekonomiczna)

Grupa wiekowa, rok leczenia
Bardzo tagodny tagodny Umiarkowany Ciezki

<6 lat, 1. rok
<6 lat 2. rok
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. . Stan w modelu Markowa (Analiza ekonomiczna)
Grupa wiekowa, rok leczenia

Bardzo tagodny tagodny Umiarkowany

6-17,1. rok
6 -17, 2. rok
218 lat, 1. rok
218 lat, 2. rok

2.6.1.4. Koszty lekéw wspomagajacych
Zuzycie zasobow

Badanie przekrojowe, w ramach ktérego za posrednictwem globalnego rejestru EBCare
ankietowano chorych z RDEB, opisano w publikacji Eng 2021. Odnotowywano m.in. jakie leki
sg stosowane przez chorych w odpowiednich stanach ciezkosci choroby. W ramach lekow
wspomagajgcych, stanowigcych terapie BSC, uwzgledniono leki wskazane w publikacji
Eng 2021, {j. leki psychiatryczne, przeciwbolowe, przeciwswigdowe, srodki przeczyszczajace
i miejscowe antybiotyki®. Ponizej przedstawiono odsetek chorych stosujgcych wybrane rodzaje
lekow, ktéry oszacowano w analizie podstawowej na podstawie wynikow badania Eng 2021.
Zatozono, ze chorzy w stanie bardzo tagodnym nie wymagajg stosowania zadnych lekow

wspomagajgcych zwigzanych z DEB.

Tabela 14.
Odsetek chorych z DEB, ktérzy stosuja wybrane leki wspomagajace w zaleznosci od
stanu zdrowia, przyjety w analizie podstawowej

Stan w modelu Markowa (Analiza ekonomiczna)

Leki wspomagajace
Umiarkowany

Bardzo tagodny tagodny Ciezki

leki psychiatryczne n/d n/d n/d n/d
SSRITCA 0% 14% 5% 14%
benzodiazepiny 0% 0% 5% 14%

srodki przeciwbolowe, n/d n/d n/d n/d

stosowane rutynowo
ibuprofen 0% 50% 63% 57%
gabapentyna 0% 0% 15% 29%
opiaty 0% 14% 23% 52%

leki przeciwswigdowe n/d n/d n/d n/d

3 W publikacji Eng 2021 wskazano réwniez miod leczniczy (Medihoney), natomiast jest on lekiem
niezarejestrowanym w Polsce
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Stan w modelu Markowa (Analiza ekonomiczna)
Leki wspomagajace
Bardzo tagodny tagodny

Umiarkowany Ciezki

e

Lfr'ﬂgﬁg‘;‘zn"";i:;;mi“°we 0% 14% 10% 29%

miejscowe kortykosteroidy 0% 5% 13% 10%

srodki przeczyszczajace 0% 50% 38% 48%

antybiotyki miejscowe 0% 77% 65% 48%
Zrédto, N Zatozenie Eng 2021, N=22 | Eng 2021, N=40 | Eng 2021, N=21

Koszt za DDD

Koszty lekéw wspomagajgcych za DDD oszacowano na podstawie dawkowania

poszczegdlnych substancji czynnych (rozdziat 2.6.1.1.) oraz ich $rednich kosztéw za mg.

W przypadku lekéw refundowanych sredni koszt za mg oszacowano na podstawie Wykazu
lekéw refundowanych przy uwzglednieniu udziatdw poszczegdlnych prezentacji lekow,
zawierajgcych dang substancje czynng, oszacowanych na podstawie liczby zrefundowanych
mg od maja 2025 roku do kwietnia 2026 roku wedtug danych refundacyjnych NFZ. W
pozostatych przypadkach (tj. miejscowych kortykosteroidow, srodkéw przeczyszczajgcych i
antybiotykow miejscowych) przyjeto najnizszy sSredni koszt za mg sposréd prezentacji
opublikowanych na stronie Medycyny Praktycznej [MP 2025] dla danych substancji czynnych.
Szczegodtowe obliczenia przedstawiono w arkuszu kalkulacyjnym dotgczonym do niniejszego

raportu, zas podsumowanie tych kosztéw przedstawiono ponizej.
Podsumowanie

Koszty lekow wspomagajgcych, w przypadku ich rutynowego stosowania, zestawiono w
ponizszej tabeli. Przedstawiono réwniez podsumowanie kosztu terapii BSC w zaleznosci od
stanu zdrowia w modelu Markowa, oszacowanego na podstawie czestosci stosowania
wybranych lekéw w uwzglednionych stanach zdrowia (Tabela 14.). Przyjeto, ze koszt ten jest

ponoszony przez ptatnika publicznego.
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Tabela 15.

Odsetek chorych z DEB, ktérzy stosujg wybrane leki wspomagajace w zaleznosci od
stanu zdrowia, przyjety w analizie podstawowej

Koszt terapii (PLN/DDD) Koszt terapii (PLN/cykl)

Perspektywa
platnika
publicznego

Leki wspomagajace Perspektywa
platnika
publicznego

Perspektywa
wspolna

Perspektywa
wspolna
leki psychiatryczne
SSRI/TCA
benzodiazepiny

srodki przeciwbolowe,
stosowane rutynowo

ibuprofen
[ELET LT\
opiaty

leki przeciwswigdowe

leki przeciwhistaminowe
pierwszej generacji

leki przeciwhistaminowe
drugiej generacji

miejscowe kortykosteroidy
srodki przeczyszczajace

antybiotyki miejscowe

Koszty lekow wspomagajacych w zaleznosci od stanu zdrowia w modelu Markowa

Bardzo tagodny
tagodny
Umiarkowany
Ciezki

2.6.2. Pozostale kategorie kosztowe

W obliczeniach analizy wptywu na budzet uwzgledniono doktadnie te same kategorie kosztéw
jak w Analizie ekonomicznej — doktadny opis sposobu oszacowania kosztéw znajduje sie w

rozdziale 6. Analizy ekonomicznej.
2.6.3. Modelowanie kosztéw

Koszty uwzglednione w niniejszym opracowaniu stanowig wynik przeprowadzonego
w Analizie ekonomicznej modelowania z uwzglednieniem 2-letniego horyzontu analizy wptywu

na budzet.
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Wiaczanie chorych do leczenia

W analizie uwzgledniono fakt, ze nie wszyscy chorzy rozpoczynajg terapie jednoczesnie a
kwalifikacja do leczenia poszczegolnymi terapiami odbywa sie ptynnie w czasie catego roku.
Przyjeto, ze réwny odsetek chorych bedzie rozpoczynat terapie w miesiecznych interwatach.
W ten sposob okoto 1/12 rocznej populaciji docelowej chorych rozpocznie leczenie w styczniu,
1/12 populacji w lutym itd. Choremu, ktéry rozpocznie terapie w styczniu, pierwszego roku
analizy przypisany zostanie koszt odpowiadajgcy 2 latom leczenia w modelu ekonomicznym
(niezdyskontowany), przy czym w pierwszym roku analizy BIA przypisany zostanie koszt
pierwszych 12 miesiecy terapii, w drugim roku koszt od 13 do 24 miesigca terapii w modelu. Z
kolei choremu, ktéry rozpocznie leczenie np. w 5 miesigcu roku, w pierwszym roku analizy BIA
zostanie przyporzadkowany koszt pierwszych 8 miesiecy terapii w modelu, w drugim roku BIA
koszt od 9 do 20 miesigca modelu itd.

W tabelach ponizej na przykfadzie terapii B-VEC+BSC, w perspektywie ptatnika publicznego,
przedstawiono sposob naliczania kosztow, ktory nastepnie krétko oméwiono. Ponizsza tabela

przedstawia koszty rocznej terapii chorego w zaleznosci od okresu rozpoczecia leczenia.
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Tabela 16.

Koszty ponoszone w terapii B-VEC+BSC w perspektywie ptatnika publicznego w
zaleznosci od miesigca rozpoczecia leczenia (PLN)

Chory Udziaty terapii w Udziaty terapii w
dotaczajacy w  populacji docelowej populacji docelowej Koszt ponoszony w Koszt ponoszony w
CETN w scenariuszu W scenariuszu 1. roku 2. roku
miesigcu roku nowym (1. rok) nowym (2. rok)

© (0 N 6o a A~ O DN =

= A A
N = O©

W pierwszej kolumnie powyzszej tabeli przedstawiono okres w ciggu roku, w ktérym chory
przystepuje do leczenia, w drugiej i trzeciej kolumnie znajdujg sie udziaty chorych,
odzwierciedlajgce zmiane udziatow rynkowych terapii B-VEC+BSC w horyzoncie czasowym
(rozdziat 2.5.4.1.). Kolejne kolumny reprezentujg koszt ponoszony na leczenie chorego w
kolejnych latach horyzontu czasowego analizy. W przypadku, gdy chory przystapi do leczenia
w drugim roku horyzontu czasowego analizy BIA na jego catkowity koszt leczenia skfadajg sie
jedynie koszty 1. roku terapii. Sredni roczny koszt leczenia chorego zostat policzony jako
Srednia wazona odsetka zaprezentowanego w 2 lub 3 kolumnie powyzszej tabeli i kosztu
zaprezentowanego w kolumnie dla odpowiedniego roku leczenia. Srednie koszty roczne (1. i
2. roku terapii) ponoszone w zaleznos$ci od roku rozpoczecia leczenia przedstawiono w tabeli
ponize;.

Tabela 17.

Koszty ponoszone w terapii B-VEC+BSC w zaleznosci od roku rozpoczecia leczenia w
perspektywie ptatnika publicznego (PLN)

Koszt terapii w

Rok rozpoczecia leczenia wydatek w 1. roku BIA wydatek w 2. roku BIA okresie 2-letnim

1. rok ‘
2. rok
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W kolumnie drugiej, w pierwszym wierszu przedstawiono sredni roczny koszt leczenia chorego
(I 0-poczynajacego terapie beremagene geperpavec w 1. roku analizy,
ponoszony w pierwszym roku horyzontu czasowego BIA. W kolumnie trzeciej, wiersz pierwszy
przedstawiono $redni roczny koszt leczenia chorego ([ ) rozpoczynajacego terapie

w 1. roku BIA, ponoszony w drugim roku horyzontu czasowego BIA itd.
2.6.4. Podsumowanie kosztow

W ponizszych tabelach przedstawiono podsumowanie srednich kosztéw rocznych.

W ponizszej tabeli przedstawiono srednie koszty roczne ponoszone w terapii jednego chorego

za pomocg B-VEC+BSC w zaleznosci od roku rozpoczecia leczenia w perspektywie wspdlnej.

Tabela 18.
Koszty ponoszone w terapii B-VEC+BSC w zaleznosci od roku rozpoczecia leczenia w
perspektywie wspoéinej (PLN)

Koszt terapii w
okresie 2-letnim

Rok rozpoczecia leczenia wydatek w 1. roku BIA wydatek w 2. roku BIA

1. rok
2. rok

W ponizszej tabeli przedstawiono $rednie koszty roczne ponoszone na lek Vyjuvek® w terapii

jednego chorego za pomocg B-VEC+BSC w zaleznosci od roku rozpoczecia leczenia.

Tabela 19.
Koszty ponoszone na lek Vyjuvek® w terapii B-VEC+BSC w zaleznosci od roku
rozpoczecia leczenia (PLN)

Koszt terapii w okresie

Rok rozpoczecia leczenia wydatek w 1. roku BIA wydatek w 2. roku BIA 2-letnim

Perspektywa ptatnika publicznego

.

Perspektywa wspodlna

W ponizszej tabeli przedstawiono srednie koszty roczne ponoszone w terapii jednego chorego

za pomocg BSC w zaleznosci od roku rozpoczecia leczenia.
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Tabela 20.

Koszty ponoszone w terapii BSC w zaleznosci od roku rozpoczecia leczenia (PLN)

Koszt terapii w
okresie 2-letnim

Rok rozpoczecia leczenia wydatek w 1. roku BIA wydatek w 2. roku BIA

Perspektywa ptatnika publicznego
1. rok
2. rok

1. rok
2. rok

2.7. Podsumowanie danych wejsciowych

Podsumowanie danych wejsciowych przedstawiono w ponizszej tabeli.
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Tabela 21.
Dane wejsciowe uwzgledniane w analizie wptywu na budzet

Wartosé Nowa wartos¢
arametru (wartos¢ -
Parametr llu L] aplternat n(a — alter Uzasadnienie przyjetego zakresu zmiennosci Zrédto danych do
analizie minimma — min ’ przyjeteg zakresu zmiennosci
)

FERENTITY maksymalna — max)

Parametry analizy wptywu na system ochrony zdrowia
n/d n/d n/d Wytyczne AOTMIT

Horyzont czasowy (lata) 2
n/d Zatozenie

Liczba dni w roku 365,25 n/d n/d

Populacja docelowa
oszacowana na podstawie

Docelowe udzialy rynkowe
technologii wnioskowanej w Obecnie technologia wnioskowana nie jest stosowana w Polsce Zatozenie

scenariuszu istniejagcym

Docelowe udzialy rynkowe
technologii wnioskowanej w
scenariuszu nowym

Udziaty rynkowe technologii
wnioskowanej na koniec 1.
roku w scenariuszu nowym
Rozktad wieku, ptci i Analiza , ,
podtypu DEB u chorych ekonomiczna n/d Analiza ekonomiczna

Analiza ekonomiczna

Parametry kliniczne (skutecznos¢ i bezpieczenstwo)

FEEELGI R [eELIE Analiza n/d Analiza ekonomiczna Analiza ekonomiczna

ciezkosci choroby ekonomiczna

Prawdopodobienstwa Analiza
przej$¢é miedzy stanami ekonomiczna n/d Analiza ekonomiczna Analiza ekonomiczna
ciezkosci choroby
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Nowa wartos¢
parametru (wartos¢
alternatywna — alter, Uzasadnienie przyjetego zakresu zmiennosci
minimalna — min,

Wartos¢
parametru w

Zrédto danych do

Parametr . . -
zakresu zmiennosci

analizie

FEREETTINTE maksymalna — max)
Smiertelnosé Anallga n/d n/d Analiza ekonomiczna Analiza ekonomiczna
ekonomiczna
“n S Analiza . . , .
Czestos¢ komplikacji : n/d n/d Analiza ekonomiczna Analiza ekonomiczna
ekonomiczna
: Analiza . . , .
Dyskontynuacja B-VEC : n/d n/d Analiza ekonomiczna Analiza ekonomiczna
ekonomiczna

Parametry kosztowe

CZN leku Vyjuvek®, 5x10°
jednostek tworzacych

) o Dane od
tysinke w 1 ml zawiesiny n/d n/d n/d Whioskodawcy
oraz 1,5 ml podioza
zelowego (PLN)
Zgodnie z ChPL Vyjuvek® 1 ml leku pokrywa 100 cm? powierzchni
ciata, zatem 1 fiolka (4 strzykawki po 0,5 ml = 2,0 ml) wystarcza na
) . . ) - d
Dawkowanie B-VEC 1 f|0|k§ na 200 n/d n/d pokrycie maksymalnle ZOQ cm? ran. Dawkowanie leku jest zatem ChPL Vyjuvek®
cm? BSA proporcjonalne do powierzchni ciata pokrytego ranami, przy
ograniczeniu, ze maksymalne tygodniowe zuzycie B-VEC wynosi 200
cm? (1 fiolka). Lek stosowany jest 1 raz w tygodniu
90%/80% W analizie podstawowej przyjeto, ze 80% chorych bedzie
chorych w stanie uczestniczyto w dzieleniu fiolki, tj. jezeli w przypadku pojedynczego
alter | tagodnym/ciezkim | podania chory wymaga zuzycia <4 strzykawek, pozostate strzykawki
80% chorych uczestniczy w zostang wykorzystane przez innych chorych, natomiast w przypadku
Opcja wastage uczestniczy w dzieleniu fiolki _po_zostalych 20/0 choryph pOJedyncze podanie leku wigze sig ze Zatosenie
dzieleniu fiolki zuzyciem catej fiolki leku, tj. niewykorzystane strzykawki z lekiem beda
100% chorych utylizowane. W analizie wrazliwosci zatozono, ze chorzy w
alter| uczestniczy w tagodniejszych stanach zdrowia (<5% powierzchni ciata pokrytej
dzieleniu fiolki ranami) bedg czesciej uczestniczy¢ w dzieleniu fiolki (90%).
Testowano rowniez wariant optymalizaciji fiolek u wszystkich chorych
Analiza . . . .
Pozostate koszty ekonomiczna n/d n/d Analiza ekonomiczna Analiza ekonomiczna
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2.8. Wydatki budzetowe w horyzoncie analizy

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

oraz jego wariantu.
2.8.1. Aktualne wydatki budzetowe

Aktualne wydatki budzetowe, zwigzane z leczeniem populacji docelowej oszacowano, biorgc
pod uwage liczebnos$¢ populacji docelowej wtasciwej dla 2025 roku. Uwzgledniono udziaty w
rynku poszczegodlnych technologii medycznych oraz koszty ich stosowania analogicznie, jak
dla scenariusza istniejgcego. Oszacowane w ten sposéb aktualne wydatki budzetowe

wynoszg w skali roku okoto || BBl w perspektywie ptatnika publicznego oraz |
I v perspektywie wspolinej.

Obecnie beremagene geperpavec nie jest refundowany w analizowanej populacji chorych.

Koszt leku jest zatem zerowy.
2.8.2. Prognozowane wydatki budzetowe

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

(minimalny, prawdopodobny, maksymalny).
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Tabela 22.
Wyniki analizy wplywu na budzet z perspektywy ptatnika publicznego

Scenariusz istniejacy Scenariusz nowy Wydatki inkrementalne
Wariant

1. rok analizy 2. rok analizy 1. rok analizy 2. rok analizy 1. rok analizy 2. rok analizy

Catkowite koszty réznigce (PLN)
minimalny 52 010 584 73 143 808
prawdopodobny 55 490 846 77 951 925

82 760 041

I ELGYET )Y 58 971 108

Koszt zwigzany z ceng leku Vyjuvek® (PLN)
minimalny
prawdopodobny

maksymainy

Tabela 23.
Wyniki analizy wplywu na budzet z perspektywy wspodlnej

Scenariusz istniejacy Scenariusz nowy Wydatki inkrementalne
Wariant

1. rok analizy 2. rok analizy 1. rok analizy 2. rok analizy 1. rok analizy 2. rok analizy

Catkowite koszty roznigce (PLN)
minimalny 52 003 575 73111157
prawdopodobny 55 483 368 77 917 100
82723 043

ELCY W ET)Y 58 963 161
Koszt zwigzany z ceng leku Vyjuvek® (PLN)

minimalny

prawdopodobny

maksymalny
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3. Analiza wrazliwosci

Analize wrazliwosci przeprowadzono dla parametrow, ktére w najwiekszym stopniu obarczone
sg niepewnoscig i majg potencjalnie najwiekszy wplyw na wyniki. Dla parametréw tych
przeprowadzono analize wartosci skrajnych (ang. extreme value analysis), ktéra ocenia wptyw

na wyniki analizy przyjecia przez te parametry wartosci ekstremalnych.

W ramach analizy wrazliwosci wykonano rowniez analize scenariuszy, w przypadku ktorej
testowano alternatywne zatozenia dla modelowania kosztéw lub tez testowano przyjmowanie

alternatywnych wartosci przez wiele parametréw jednoczesnie.

Parametry uzyte w analizie wrazliwosci oraz warianty testowane w analizie scenariuszy, wraz
z zakresem zmiennoéci, zrédtem danych oraz uzasadnieniem zakresow zmienno$ci,

wskazano w rozdziale 2.7.

Wyniki analizy wrazliwosci oraz analizy scenariuszy przedstawiono w ponizszych tabelach.
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Tabela 24.

Wyniki analizy wrazliwosci w zaleznosci od wariantu z perspektywy ptatnika publicznego

Wartos¢ parametru z

Parametr : .
analizy podstawowej

Wartos¢ z analizy podstawowej n/d n/d

Populacja docelowa
oszacowana na podstawie

Docelowe udzialy rynkowe
technologii wnioskowanej w
scenariuszu nowym

) alter
Wiek poczatkowy w danej Sredni wiek w pop.
grupie wiekowej ITT badania GEM-3

alter

Ve HE frerEw]) 1T ) Rz Bruckner 2020 alter
przyjety na podstawie

alter

Poczatkowy rozktad stanéw Bruckner 2020 alter

zdrowia przyjety na podstawie

alter

Roczne prawdopodobienstwo

o
dyskontynuacji B-VEC B B

Wynik inkrementalny

Nowa wartos¢ parametru (miIn PLN) w wariancie
(minimalna - min, maksymalna minimalnym
- max, alternatywna - alter)

n/d

Minimalny wiek

Maksymalny wiek

GEM-3

NICE HST28

Debra 2023

Eng 2021

Wynik inkrementalny
(min PLN) w wariancie
prawdopodobnym

Wynik inkrementalny
(min PLN) w wariancie
maksymalnym
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Parametr

Wartos¢ z analizy podstawowej

Wartos¢ parametru z
analizy podstawowej

n/d n/d

Nowa wartos¢ parametru
(minimalna - min, maksymalna
- max, alternatywna - alter)

Wynik inkrementalny
(min PLN) w wariancie
minimalnym

1. rok 2. rok

n/d 52,01 73,14

Wynik inkrementalny
(min PLN) w wariancie
prawdopodobnym

1. rok 2. rok
55,49 77,95

Wynik inkrementalny
(min PLN) w wariancie
maksymalnym

1. rok 2. rok
58,97 82,76

Modelowanie efektywnosci
klinicznej po przerwaniu
leczenia B-VEC

Czestos¢ komplikacji przyjeta
na podstawie

Smiertelnosé DEB przyjeta
zgodnie z podejsciem

Opcja wastage

Zuzycie leku (na podstawie
modelu symulacyjnego)

Koszty opatrunkéw
oszacowane na podstawie

Eng 2021 alter

Petrof 2022 - krzywe
KM dla DDEB, RDEB-
NS i RDEB-S

80% chorych
uczestniczy w
dzieleniu fiolki

Srednie

Debra 2023 i Eng 2021

NICE HST28 -
zwigekszona
$miertelnos¢ podtypu
RDEB-S

Dane KM dot.
smiertelnosci z powodu
raka
kolczystokomoérkowego
w RDEB-NS i RDEB-S

90%/80% chorych w
stanie fagodnym/ciezkim
uczestniczy w dzieleniu
fiolki

100% chorych
uczestniczy w dzieleniu
fiolki

Minimalne

Maksymalne
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Wynik inkrementalny
(min PLN) w wariancie
minimalnym

1. rok 2. rok
73,14

Nowa wartos¢ parametru
(minimalna - min, maksymalna
- max, alternatywna - alter)

Wartos¢ parametru z

Parametr . .
analizy podstawowej

Wartos¢ z analizy podstawowej

Uwzglednienie lekow
wspomagajacych

Tak, na podstawie

Eng 2021 alter Nie

Koszt domowej wizyty

pielegniarki POZ (PLN) 37,29

19,74

alter Minimalne

Koszty leczenia komplikacji Srednie alter Maksymalne

alter Koszty nieréznigce

Wynik inkrementalny
(min PLN) w wariancie
prawdopodobnym

1. rok 2. rok
55,49 77,95

Wynik inkrementalny
(min PLN) w wariancie
maksymalnym

1. rok
58,97
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Tabela 25.
Wyniki analizy wrazliwosci w zaleznosci od wariantu z perspektywy wspoélnej

Wynik inkrementalny
(mIn PLN) w wariancie
minimalnym

Wynik inkrementalny
(mIn PLN) w wariancie
prawdopodobnym

Wynik inkrementalny
(mIn PLN) w wariancie
maksymalnym

Nowa wartos¢ parametru
(minimalna - min, maksymalna
- max, alternatywna - alter)

Wartos¢ parametru z

Parametr : :
analizy podstawowej

Wartos¢ z analizy podstawowej n/d n/d n/d 52,00 73,11 55,48 77,92
Populacja docelowa
oszacowana na podstawie (+37,9%) | (+35,9%) (+329%) (+325%) (+347%)
_ 41,6 58,49 44,39 62,33 47,17 66,18
Docelowe udziaty rynkowe (-20%) (-20%) (-20%) (-20%) (-20%) (-20%)
technologii wnioskowanej w
scenariuszu nowym 83,21 116,98 88,77 124,67 94,34 132,36
(+60%) (+60%) (+60%) (+60%) (+60%) (+60%)
e T—— 52,07 73,25 55,55 78,07 59,04 82,88
Wiek poczatkowy w danej Sredni wiek w pop. (+0,13%) | (+0,2%) | (+0,13%) | (+0,2%) | (+0,13%) | (+0,2%)
SOIESWIEkoNe] N e 58,41 91,02 62,32 97,02 66,23 103,01
L aksymarny wie (+12,3%) | (+24,5%) | (+12,3%) | (+24,5%) | (+12,3%) | (+24,5%)
Udziat populacji DDEB i RDEB . 52,39 68,35 55,9 72,83 59,4 77,32
przyjety na podstawie Bruckuer20208 falter CEM (+0,75%) | (-6,51%) | (+0,75%) | (-6,52%) | (+0,75%) | (-6,53%)
47,97 66,88 51,18 71,27 54,39 75,67
2l = s (-7.76%) | (-8.53%) | (7.76%) | (-8,53%) | (-7.76%) | (-8,53%)
Poczatkowy rozktad stanow 48,83 68,02 52,09 72,5 55,36 76,97
zdrowia przyjety na podstawie ~ oruckner2020  alter ReRiiee (-611%) | (-6,96%) | (-6,11%) | (-6,96%) | (-6,11%) | (-6,96%)
. T 46,67 64,98 49,8 69,25 52,92 73,52
9 (-102%) | (-11,1%) | (-10,2%) | (-11,1%) | (-10,2%) | (-11,1%)
Roczne prawdopodobienstwo 1% rocznie alter 49,57 68,34 52,89 72,83 56,21 77,32
dyskontynuacji B-VEC o (-4,67%) | (-6,52%) | (-4,67%) | (-6,53%) | (-4.67%) | (-6,53%)
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Parametr

Wartos¢ z analizy podstawowej

Modelowanie efektywnosci
klinicznej po przerwaniu
leczenia B-VEC

Czestos¢ komplikacji przyjeta
na podstawie

Smiertelnosé DEB przyjeta
zgodnie z podejsciem

Opcja wastage

Zuzycie leku (na podstawie
modelu symulacyjnego)

Koszty opatrunkéw
oszacowane na podstawie

Wartos¢ parametru z
analizy podstawowej

n/d n/d

Eng 2021 alter

Petrof 2022 - krzywe
KM dla DDEB, RDEB-
NS i RDEB-S

80% chorych
uczestniczy w
dzieleniu fiolki

Srednie

Nowa wartos¢ parametru
(minimalna - min, maksymalna
- max, alternatywna - alter)

n/d

Debra 2023 i Eng 2021

NICE HST28 -
zwiekszona
$miertelnos¢ podtypu
RDEB-S

Dane KM dot.
$miertelnosci z powodu
raka
kolczystokomoérkowego
w RDEB-NS i RDEB-S

90%/80% chorych w
stanie tagodnym/ciezkim
uczestniczy w dzieleniu
fiolki

100% chorych
uczestniczy w dzieleniu
fiolki

Minimalne

Maksymalne

Wynik inkrementalny
(mIn PLN) w wariancie

minimalnym

1. rok
52,00

52

Wynik inkrementalny
(mIn PLN) w wariancie

prawdopodobnym

1. rok

2. rok

Wynik inkrementalny

(mIn PLN) w wariancie

maksymalnym

1. rok

(+0%) | (+0,02%) | (+0%) | (+0,02%) | (+0%) | (+0,02%)
52,01 73,2 55,49 78,01 58,08 82,83
(+0,02%) | (+0,13%) | (+0,02%) | (+0,13%) | (+0,02%) | (+0,13%)
52,2 73,51 55,69 78,35 59,19 83,18
(+0,38%) | (+0,55%) | (+0,38%) | (+0,55%) | (+0,38%) | (+0,55%)
51,89 72,72 55,36 77,5 58,84 82,28
(-0,22%) | (-0,54%) | (-0,22%) | (-0,54%) | (-0,22%) | (-0,54%)
50,89 70,85 54,3 75,5 57,7 80,16
(2,14%) | (-31%) | (2,14%) | (-3,1%) | (-2,14%) | (-3,1%)
49,99 68,18 53,34 72,66 56,69 77,13
(-3,86%) | (-6,75%) | (-3,86%) | (-6,75%) | (-3,86%) | (-6,76%)
51,25 71,62 54,68 76,33 58,11 81,04
(-1,44%) | (-2,04%) | (-1,44%) | (-2,04%) | (-1,44%) | (-2,04%)
52,75 74,6 56,28 79,5 59,81 84,41
(+1,44%) | (+2,04%) | (+1,44%) | (+2,04%) | (+1,44%) | (+2,04%)
52,53 75,48 56,04 80,44 59,56 85,4

#1%) | (+3.23%) | (+1%) | (+3,24%) | (+1%) | (+3,24%)
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IBMNORANTLA NOCET

» Wynik inkrementalny =~ Wynik inkrementalny =~ Wynik inkrementalny
Nowa wartos¢ parametru (mIn PLN) w wariancie (miIn PLN) w wariancie (mIn PLN) w wariancie
(minimalna - min, maksymalna minimalnym prawdopodobnym maksymalnym
- max, alternatywna - alter)
1. rok 2. rok 1. rok . 1. rok

Wartos¢ parametru z
analizy podstawowej

Parametr

Wartos¢ z analizy podstawowej 55,48

55,56
(+0,14%) | (+0,78%) | (+0,14%) | (+0,78%) | (+0,14%) | (+0,78%)

51,93 72,54 55,41 77,31 58,88 82,08
(-0,14%) | (-0,78%) | (-0,14%) | (-0,78%) | (-0,14%) | (-0,78%)

Uwzglednienie lekow Tak, na podstawie alter Nie 52,01 73,16 55,49 77,96 58,97 82,77
wspomagajacych Eng 2021 (+0,02%) | (+0,06%) | (+0,02%) | (+0,06%) | (+0,02%) | (+0,06%)
Koszt domowej wizyty 37.29 | 19.74 52,03 73,21 55,51 78,02 58,99 82,84
pielegniarki POZ (PLN) ’ : (+0,05%) | (+0,14%) | (+0,05%) | (+0,14%) | (+0,05%) | (+0,14%)
alter Minimalne 52,02 73,2 55,5 78,01 58,98 82,82
(+0,03%) | (+0,12%) | (+0,03%) | (+0,12%) | (+0,03%) | (+0,12%)
: D . 51,89 72,49 55,36 77,25 58,83 82,02
Koszty leczenia komplikacji Srednie alter Maksymalne (-0,22%) (-0,85%) (-0,22%) (-0,85%) (-0,22%) (-0,85%)

o 52,06 73,42 55,54 78,24 59,03 83,07
SR DR R (1011%) | (+0,42%) | (+0,11%) | (+042%) | (+0,11%) | (+0,42%)




@ Vyjuvek® (beremagene geperpavec) w leczeniu ran u chorych
NAHF TA z dystroficznym pecherzowym oddzielaniem sie naskérka — analiza 49
IGNORANTIA NOCET wptywu na system ochrony zdrowia

4. Wpltyw na organizacje udzielania swiadczen

Terapia lekiem Vyjuvek® jest opcjg terapeutyczng, ktéra wymaga cotygodniowego podawania
leku w szpitalu (kontraktujgcego wnioskowany program lekowy). Po utworzeniu leku, tj.
wymieszaniu zawiesiny zawierajgcej substancje czynng i podioza zelowego, waznosc¢ leku
wynosi do 6 tygodni (42 dni) po zamrozeniu, 7 dni w temperaturze do 8°C oraz 8 godzin w

temperaturze pokojowej [ChPL Vyjuvek®]

Nalezy podkresli¢, ze w celu ograniczenia wastage leku kluczowe jest zatem mrozenie
strzykawek z lekiem bezposrednio po przygotowaniu, o ile w osrodku nie oczekuje na podanie
odpowiednia liczba chorych do podania tgcznie co najmniej catej fiolki leku (24 strzykawek).
W przypadku posiadania przez o$rodek zdatnych do uzycia zamrozonych strzykawek z lekiem,
kluczowa jest terminowos¢ przybywania do szpitala chorych, wraz z jak najwczes$niejszym
okresleniem liczby strzykawek z lekiem do rozmrozenia. Konieczna jest réwniez prioretyzacja*
zuzycia strzykawek z lekiem przygotowanych najwczesniej. Odpowiednie zarzgdzanie
podawaniem chorym leku w osrodku powinno zapewni¢ brak koniecznosci utylizowania
niezuzytych strzykawek z lekiem tak ditugo jak osrodek zuzywa s$rednio co najmniej 4
strzykawki na 7 tygodni. Biorgc pod uwage oczekiwang Iiczbe- osrodkéw w Polsce [Dane
od Wnioskodawcy], catkowite ograniczenie wastage strzykawek z lekiem dotyczy zuzycia [}
I stz kawek tygodniowo w catej Polsce.

Wigczenie leku Vyjuvek® do refundacji powinno by¢ zatem zwigzane z koniecznoscig
utworzenia zasad, okreslajgcych sposéb podawania leku w osrodkach, obejmujgcych
koniecznos¢ mrozenia strzykawek z lekiem po przygotowaniu leku a nastepnie rozmrazaniu

odpowiedniej liczby strzykawek bezposrednio przed podaniem leku.

Ponadto, po wymieszaniu leku mozliwy jest transport strzykawek z lekiem, o ile zapewniona
jest temperatura od 2 do 8°C podczas transportu, co mogtoby potencjalnie wptywaé na
organizacje udzielania swiadczen, gdyby rozwigzanie podawania leku wytacznie w szpitalu
byto nieakceptowalne. Takie rozwigzanie pozwolitoby na jeszcze wigkszg optymalizacje

zarzagdzania strzykawkami z lekiem, a nawet mozliwo$¢ zmniejszenia liczby osrodkow w

4 np. jezeli 1. dnia leczenia chorych w o$rodku pozostaty niezuzyte i zamrozone 2 strzykawki z lekiem,
a 8. dnia konieczne jest zuzycie 12 strzykawek z lekiem (3,0 fiolek), w 8. dniu nalezy zuzy¢ 2 strzykawki
z dnia 1. oraz 10 strzykawek z dnia 8., a pozostate 2 strzykawki z dnia 8. zamrozié¢
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Polsce, w ktorych podawany jest lek Vyjuvek® bez pogorszenia sytuacji pacjentéw i ich

opiekunow z uwagi na duzg odlegtos¢ do najblizszego osrodka.

W wyniku rozpoczecia finansowania ocenianej technologii medycznej, nie wystgpi natomiast
koniecznos¢ dodatkowych szkoleh personelu medycznego. Decyzja dotyczaca refundacii
produktu Vyjuvek® (beremagene geperpavec) w leczeniu ran u chorych z dystroficznym
pecherzowym oddzielaniem sie naskérka, w ramach dostepnosci w programie lekowym nie

bedzie zatem mie¢ istotnego wptywu na organizacje udzielania Swiadczen zdrowotnych.




@ Vyjuvek® (beremagene geperpavec) w leczeniu ran u chorych
NAHF TA z dystroficznym pecherzowym oddzielaniem sie naskérka — analiza 51
IGNORANTIA NOCET wptywu na system ochrony zdrowia

5. Aspekty etyczne i spoteczne

Whnioskowana populacja chorych odznacza sie szczegodlnie niekorzystnym rokowaniem.
Brakuje zdefiniownych standarddéw postepowania i istnieje duza niezaspokojona potrzeba
spoteczna na wprowadzenie skutecznej terapii. U chorych z DEB funkcje fizyczne, ochronne i
homeostatyczne skoéry sg zaburzone, w efekcie czego nawet niewielki uraz prowadzi do
bolesnych pecherzy, ran i owrzodzen bton sluzowych oraz skory. Przewlekte rany, trudnosci
W gojeniu oraz ryzyko zakazenh znaczgco obnizajg jakos¢ zycia chorych, a opieka nad ranami
wymaga statego, intensywnego wsparcia medycznego i opiekunczego [Bardhan 2020,
Wilkinson 2020].

Dotychczas stosowane leczenie przy pomocy najlepszego leczenia wspomagajgcego nie
moze zostaé uznane za satysfakcjonujgce. Leczenie to nie powoduje zamykania sie
przewlektych ran chorego, a spontaniczne zamykanie sie ran nawracajgcych nie powoduje
poprawy stanu zdrowia chorego, z uwagi na czeste ponowne otwieranie sie ran zamknietych.
Refundacja beremagene geperpavec umozliwi zamkniecie wszystkich ran chorego oraz
ograniczenie ponownego otwierania sie ran nawracajgcych, czego dowodzg wyniki Analizy
klinicznej, jak réwniez przebiegi Markowa przedstawione w rozdziale 5.2.4. Analizy

ekonomiczney.

Utrzymywanie ciezkiego lub umiarkowanego stanu zdrowia chorych z DEB prowadzi w
diuzszym okresie do licznego wystepowania objawéw klinicznych, takich jak infekcje,
osteoporoza, anemia, pseudosyndaktylia stop i rak, czy tez rak kolczystokomorkowy. Chorzy
wymagajg rowniez czestych wizyt szpitalnych i ambulatoryjnych oraz dodatkowej opieki
formalnej, skupiajgcej sie regularnie m.in. na zmianach opatrunkéw. W efekcie spoteczenstwo
obcigzone jest istotnymi kosztami utraty produktywnosci. Koszty te sg, tym wyzsze im mniej
skutecznie prowadzona jest terapia tych chorych. Obecnie chorzy nie majg
zagwarantowanego dostepu do skutecznej metody leczenia przez co koszty spoteczne sg
eskalowane. Refundacja beremagene geperpavec pomoze ograniczy¢ te koszty i bedzie

stanowita odpowiedz na niezaspokojong potrzebe spoteczng.

Decyzja dotyczgca objecia refundacjg produktu Vyjuvek® dotyczy wytgcznie chorych
kwalifikujgcych sie do programu lekowego, a zatem chorych spetniajgcych wszystkie kryteria
wigczenia, co zapewnia, ze technologia bedzie stosowana w populacji chorych, u ktérych

spodziewane sg najwieksze korzysci kliniczne.
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Stosowane dotychczas najlepsze leczenie wspomagajgce nie zapewnia chorym z
dystroficznym pecherzowym oddzielaniem sie naskérka odpowiedniego leczenia.
Rozszerzenie spektrum terapeutycznego o mozliwosé dodania beremagene geperpavec do
terapii BSC moze przynies¢ skuteczng opcje leczenia chorym juz zdiagnozowanym oraz

chorym nowo diagnozowanym.

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

wymogow zwigzanych z rozpoczeciem leczenia.

Ponizsza tabela przedstawia ocene aspektéw spotecznych i etycznych dotyczgcg stosowania
technologii wnioskowanej w omawianym wskazaniu.

Tabela 26.
Aspekty spoteczne i etyczne

Warunek Wartosé

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

Czy niekwestionowany jest réwny dostep do technologii medycznej przy jednakowych

potrzebach; Tak

Duza korzysc¢ dla
waskiej grupy
chorych

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

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

ktérych nie ma obecnie dostepnej zadnej metody leczenia. Tak

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

w tym:

wptywac na poziom satysfakcji pacjentdow z otrzymywanej opieki medycznej; Nie
grozi¢ niezaakceptowaniem postepowania przez poszczegodlnych chorych; Nie
powodowac lub zmienia¢ stygmatyzacje; Nie
wywotywac¢ ponadprzecietny lek; Nie
powodowac dylematy moralne; Nie
stwarzaé problemy dotyczace ptci lub rodzinne. Nie
stoi w sprzecznosci z aktualnie obowigzujgcymi regulacjami prawnymi, Nie
czy stwarza koniecznos$¢ dokonania zmian w prawie/przepisach; Nie
oddziatuje na prawa pacjenta lub prawa cztowieka. Nie
koniecznos$¢ szczegdlinego informowania pacjenta lub uzyskiwania jego zgody; Nie

potrzeba zapewnienia pacjentowi prawa do poszanowania godnosci i intymnosci oraz
tajemnicy informacji z nim zwigzanych;

potrzeba uwzgledniania indywidualnych preferenciji, potrzeba czynnego udziatu pacjenta
w podejmowaniu decyzji o wyborze metody postepowania.




@ Vyjuvek® (beremagene geperpavec) w leczeniu ran u chorych
NAHF TA z dystroficznym pecherzowym oddzielaniem sie naskérka — analiza 53
IGNORANTIA NOCET wptywu na system ochrony zdrowia

6. Ograniczenia

Liczebnos¢ populaciji docelowej oszacowano w oparciu o

Udziaty w rynku technologii wnioskowanej i komparatora okreslono

I Frzyjeto rowniez zatozenie, ze
chorzy bedg witgczani do terapii rownomiernie w danym roku, tj. udziaty rynkowe bedg rosty

liniowo miedzy 1. a 12. miesigcem oraz miedzy 13. a 24. miesigcem. Niepewnos¢ zwigzana z

jest ograniczeniem niniejszej analizy.

Alternatywne wartosci udziatéw rynkowych testowano zatem w ramach analizy wrazliwosci.

W niniejszej analizie wystepujg réwniez ograniczenia zwigzane z modelowaniem
skutecznoéci, bezpieczenstwa oraz kosztéw poréwnywanych terapii, ktére to modelowanie
bazuje na modelu wykorzystanym w Analizie ekonomicznej. Zatem nalezy podkresli¢, ze
wiekszo$¢ ograniczen wyodrebnionych w 12. rozdziale Analizy ekonomicznej, dotyczg réwniez

niniejszej analizy.

W analizie uwzgledniono ponadto, Ze technologia wnioskowana finansowana bedzie w ramach

oddzielnej grupy limitowej, zgodnie z uzasadnieniem wskazanym w rozdziale 8.1.
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Dodatkowo przyjeto, ze przecietny rok trwa doktadnie 365,25 dni.

Dla parametrow, ktére w najwiekszym stopniu obarczone sg niepewnoscig i majg potencjalnie

najwiekszy wpltyw na wyniki, przeprowadzono analize wrazliwo$ci oraz analize scenariuszy.
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7. Podsumowanie i wnioski koncowe

W niniejszej pracy oceniono wptyw na system ochrony zdrowia w Polsce decyzji o
zakwalifikowaniu  Vyjuvek® (beremagene geperpavec, B-VEC) do Wykazu lekéw

refundowanych w ramach kategorii dostepnosci lek stosowany w programie lekowym.

Populacje docelowg dla technologii wnioskowanej zdefiniowano zgodnie z przedtozonym
whnioskiem refundacyjnym. Stanowig jg chorzy z dystroficznym pecherzowym oddzielaniem sie

naskoérka.
Wplyw na system ochrony zdrowia okreslono w odniesieniu do nastepujgcych obszaréw:

populacyjnych (oszacowanie potencjatu rynkowego leku oraz prognoza liczebnosci
populacji, ktéra prawdopodobnie skorzysta z leku w sytuacji jego sfinansowania);
finansowych (analiza wptywu na budzet);

organizacji udzielania swiadczeh;

etycznych i spotecznych.

Liczebno$¢ populacji docelowej oszacowano na podstawie || EGcGcNGGEEEEE

Konstrukcja analizy wptywu na budzet objeta zestawienie ze sobg dwodch scenariuszy, w
ktéorym pierwszy zaktada brak refundacji, a drugi wprowadzenie do refundacji technologii
wnioskowanej. Wynikiem analizy wptywu na budzet jest ro6znica pomiedzy tymi scenariuszami
wyrazona inkrementalnymi wydatkami ptatnika publicznego lub inkrementalnymi wydatkami

ptatnika publicznego oraz pacjenta.

Analize wykonano dla okresu od pazdziernika 2026 roku do konca wrzesnia 2028 roku, ktéry
stanowi horyzont czasowy analizy. Elementy analizy wptywu na budzet objety: estymacje

populacji docelowej i udziatow rynkowych technologii wnioskowanej oraz analize kosztowa.

W analizie uwzgledniono koszty lekéw, koszty zwigzane z podaniem lekéw, koszty leczenia
objawéw klinicznych, koszty monitorowania oraz koszty opatrywania ran jako koszty réznigce

rozpatrywane terapie.
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W analizie zgodnie z wnioskiem refundacyjnym uwzgledniono, ze lek po wydaniu pozytywnej
decyzji refundacyjnej wydawany bedzie swiadczeniobiorcy bezptatnie. Uwzgledniono ponadto
finansowanie leku w oddzielnej grupie limitowej. Cene zbytu netto beremagene geperpavec

otrzymano od Whnioskodawcy.

Wplyw na organizacje udzielania $wiadczen zdrowotnych oraz aspekty etyczne i spoteczne

zostaty okreslone zgodnie z metodykg zaproponowang w Wytycznych AOTMIT.

Oszacowanie populacji

Wariant populacji Liczebnosé w 1. roku analizy = Liczebnos¢ w 2. roku analizy
Minimalny ‘
Prawdopodobny ‘
Maksymalny

Prognozowana taczna liczba chorych leczonych z wykorzystaniem leku Vyjuvek®

Minimalny
Prawdopodobny
Maksymalny

Bezposrednig konsekwencjg pozytywnej decyzji refundacyjnej dla leku Vyjuvek® bedzie
udostepnienie chorym nowej opcji terapeutycznej i zwiekszenie ich szans na skuteczne
leczenie ran u chorych z dystroficznym pecherzowym oddzielaniem sie naskoérka.
Rozszerzone zostanie spektrum terapeutyczne, w zwigzku z czym lekarze, ktérzy dotychczas
mogli stosowac¢ wylgcznie leczenie wspomagajgce, bedg mogli réwniez zastosowac terapie
lekiem Vyjuvek®. W konsekwencji finansowanie leku Vyjuvek® zapewni chorym z
dystroficznym pecherzowym oddzielaniem sie naskoérka dostep do skuteczniejszego niz

dotychczas leczenia oraz wptynie na poprawe ich jakosci zycia.

Podjecie pozytywnej decyzji o finansowaniu ze srodkéw publicznych technologii wnioskowanej
spowoduje zwigkszenie wydatkow z perspektywy ptatnika publicznego (oraz z perspektywy
wspolnej). Wyniki przeprowadzonej jednokierunkowej analizy wrazliwosci oraz analizy
scenariuszy wskazujg, ze wnioski te nie zmieniajg sie w przypadku przyjmowania do kalkulacji

alternatywnych wartosci parametréw i realizacji alternatywnych scenariuszy analizy.

Wzrost wydatkéw wynikaé bedzie z dodatkowego kosztu ponoszonego na lek Vyjuvek® w

przypadku jego refundacji.
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Biorgc pod uwage rzadkie wskazanie do stosowania leku Vyjuvek®, wage problemu
zdrowotnego, udowodniong skutecznoS¢ leczenia oraz brak alternatywnego leczenia,

finansowanie beremagene geperpavec z budzetu pfatnika publicznego nalezy uznaé za

etycznie i spotecznie uzasadnione.
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8. Zataczniki

8.1. Uzasadnienie utworzenia odrebnej grupy limitowej

dla technologii wnioskowanej

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

specjalnego przeznaczenia.

Na podstawie art. 15 Ustawy o refundacji nalezy stwierdzi¢, ze leku Vyjuvek® nie mozna
zakwalifikowac¢ do zadnej z obecnie istniejgcych grup limitowych. Lek ten nie spetnia kryteriow
kwalifikacji do wspdlnych grup limitowych, o ktérych mowa w art. 15 ust 2 Ustawy o refundacji
ze wzgledu na brak: tej samej nazwy miedzynarodowej, brak tych samych mechanizméw
dziatania i podobnych dziatan terapeutycznych, zgodnoéci wskazah i przeznaczen, tej samej
skutecznoéci w poréwnaniu do jakiegokolwiek innego obecnie refundowanego produktu

leczniczego.

Objecie refundacjg beremagene geperpavec moze nastgpi¢ tylko w drodze utworzenie nowej
grupy limitowej. Nie jest mozliwe wigczenie leku Vyjuvek® do jednej z juz istniejacych grup
limitowych, gdyz nie ma grupy limitowej dla produktow leczniczych, ktore miatyby te same
wskazania i przeznaczenia oraz sposoéb dziatania i udowodniong skutecznosc, wiec nie bedzie

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

wymaganiami opisanymi w Rozporzadzeniu MZ

w sprawie minimalnych wymagan

Tabela 27.

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

wymaganiami przedstawionymi w Rozporzadzeniu MZ w sprawie minimalnych

wymagan

Nr‘

1.

Zadanie

Oszacowanie rocznej liczebnosci populaciji

analizy z minimalnymi

Tak/Nie/nie dotyczy

n/d

1.1.

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

TAK, rozdziat 2.5.1.

1.2.

docelowej, wskazanej we wniosku

TAK, rozdziat 2.5.2.

1.3.

w ktérej wnioskowana technologia jest obecnie stosowana

TAK, rozdziat 2.5.3.

1.4.

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

TAK, rozdziat 2.5.4.

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

TAK, rozdziat 2.8.

2.1.

Aktualnych

TAK, rozdziat 2.8.1.

2.2.

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

TAK, rozdziat 2.8.1.

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

TAK, rozdziat 2.8.2.

3.1

z wyszczegolnieniem sktadowej wydatkéw stanowigcej
refundacje ceny wnioskowanej technologii

TAK, rozdziat 2.8.2.

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

TAK, rozdziat 2.8.2.

4.1.

z wyszczegolnieniem sktadowej wydatkéw stanowigcej
refundacje ceny wnioskowanej technologii,

TAK, rozdziat 2.8.2.

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

TAK, rozdziat 2.8.2.

5.1.

z wyszczegolnieniem sktadowej wydatkéw stanowigcej
refundacje ceny wnioskowanej technologii

TAK, rozdziat 2.8.2.
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Nr ‘ Zadanie Tak/Nie/nie dotyczy

6. wydatkéw podmiotu zobowigzanego do finansowania
Swiadczen ze srodkéw publicznych

Minimalny i maksymalny wariant oszacowania dodatkowych

TAK, rozdziat 2.8.2.

Zestawienie tabelaryczne wartosci, na podstawie ktérych
dokonano oszacowan analizy oraz prognoz

TAK, rozdziat 2.7.

8 Wyszczegdlnienie zatozen, na podstawie ktérych dokonano

oszacowan analizy oraz prognoz

TAK, rozdziat 2.7.

wyszczegolnienie zatozenh dotyczgcych kwalifikacii

8.1. | wnioskowanej technologii do grupy limitowej i wyznaczenia

podstawy limitu

TAK, rozdziat 8.1.

Do analizy dotgczono dokument elektroniczny, umozliwiajgcy

9. . . - - TAK
powtdrzenie wszystkich kalkulacji oraz prognoz
Oszacowan analizy oraz prognoz dokonano w horyzoncie

10. - . . TAK
czasowym wiadciwym dla analizy wptywu na budzet

1. Oszacowan oraz prognoz w analizie dokonano w TAK

szczegolnosci na podstawie rocznej liczebnosci populacji

w analizie wptywu na budzet przedstawiono dodatkowy

11.1. | oinne dane

(w przypadku braku wiarygodnych oszacowan rocznej
liczebnosci populaciji)

wariant, w ktérym oszacowania i prognozy uzyskano w oparciu

n/d, obliczenia w analizie
przeprowadzono na podstawie
oszacowania liczebnosci populaciji

Oszacowania analizy oraz prognozy przedstawiono w
nastepujacych wariantach

obejmujg instrumenty dzielenia ryzyka),

ryzyka

z uwzglednieniem proponowanego instrumentu dzielenia
12. ryzyka (jezeli wnioskowane warunki objecia refundacjg

bez uwzglednienia proponowanego instrumentu dzielenia

NIE

»w art. 15 ust. 2 pkt 1 Ustawy o refundacji

12.1 utworzenie nowej, odrebnej grupy limitowej)

»w art. 15 ust. 2. pkt 1 Ustawy o refundacji

kwalifikacje do wspdlnej, istniejgcej grupy limitowej)

Wskazano dowody niespetnienia wymagan, o ktérych mowa:

(jezeli wnioskowane warunki objecia refundacjg obejmujg

Wskazano dowody spetnienia wymagan, o ktérych mowa:

(jezeli wnioskowane warunki objecia refundacjg obejmujg

TAK, rozdziat 8.1.
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