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Streszczenie 

CEL 

Celem analizy wpływu na budżet jest określenie przewidywanych wydatków płatnika publicznego (NFZ, Narodowy 

Fundusz Zdrowia) i pacjentów w przypadku podjęcia pozytywnej decyzji o finansowaniu ze środków publicznych 

produktu leczniczego Dawnzera (DON, donidalorsen) w rutynowej profilaktyce nawracających napadów 

dziedzicznego obrzęku naczynioruchowego (HAE, ang. hereditary angioedema) u dorosłych i młodzieży w wieku 

12 lat i starszych. 

METODYKA 

Analizę przeprowadzono z perspektywy płatnika publicznego oraz z perspektywy wspólnej płatnika publicznego 

i pacjentów. Do współpłacenia za leki dochodzi wyłącznie w przypadku leków stosowanych w leczeniu napadów 

HAE, przy czym odpłatność pacjenta jest niewielka, a wyniki analizy przy uwzględnieniu perspektywy wspólnej są 

niemal takie same, jak z perspektywy płatnika publicznego. W związku z tym, obliczenia z uwzględnieniem 

współpłacenia przez pacjentów za leki stosowane w leczeniu napadów HAE zaprezentowano wyłącznie w ramach 

scenariusza analizy wrażliwości. 

Uwzględniono 2-letni horyzont czasowy, począwszy od 1 stycznia 2027 roku. W analizie założono, że DON będzie 

finansowany w ramach programu lekowego. 

Populację docelową analizy stanowią chorzy powyżej 12. roku życia z nawracającymi napadami dziedzicznego 

obrzęku naczynioruchowego. Rozważana populacja docelowa została szczegółowo doprecyzowana zapisami 

wnioskowanego programu lekowego. 

Liczebność populacji docelowej wyznaczono kompilując dane dotyczące liczby pacjentów z rozpoznaniem 

zaburzenia układu dopełniacza (ICD-10: D84.1) opublikowane w analizie weryfikacyjnej dla leku Orladeyo 

z 2025 roku zamieszczonej na stronie Biuletynu Informacji Publicznej AOTMiT, odnalezionych danych 

literaturowych oraz wyników badania ankietowego przeprowadzonego wśród polskich ekspertów klinicznych. 

W analizie uwzględniono następujące kategorie kosztowe: koszty leków, koszty podania leków, koszty przepisania 

leków oraz koszty leczenia ataków HAE. 

W scenariuszu istniejącym, przy założeniu braku finansowania DON w profilaktyce nawracających napadów HAE 

przyjęto stosowanie terapii aktualnie dostępnych dla pacjentów z populacji docelowej – lanadelumabu (LAN) 

i berotralstatu (BER). W scenariuszu nowym założono, że dodatkowo u pacjentów z analizowanej populacji 

docelowej będzie stosowany donidalorsen. Udziały terapii określono w oparciu o wyniki badania ankietowego 

przeprowadzonego wśród polskich ekspertów klinicznych. 

Wyniki dla obu scenariuszy przedstawiono w postaci wydatków całkowitych oraz z podziałem na poszczególne 

kategorie kosztowe. Dodatkowo przedstawiono wydatki inkrementalne, tj. różnicę między wydatkami w scenariuszu 

nowym i istniejącym. Wydatki w scenariuszu nowym oraz wydatki inkrementalne obliczono przy uwzględnieniu 

proponowanych zasad umowy podziału ryzyka oraz bez ich uwzględnienia. 
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     Należy zauważyć, że pozytywna decyzja o refundacji terapii 

donidalorsenem we wnioskowanym wskazaniu zwiększy liczbę dostępnych opcji terapeutycznych, dając pacjentom 

szansę na poprawę stanu zdrowia. Wprowadzenie donidalorsenu do refundacji wpłynie pozytywnie na poprawę 

standardu leczenia profilaktycznego pacjentów dotkniętych tym schorzeniem. 

 



Analiza wpływu na budżet. Dawnzera (donidalorsen) w rutynowej profilaktyce nawracających napadów dziedzicznego obrzęku naczynioruchowego (HAE) 

 HTA Consulting 2026 (www.hta.pl) Strona 7 

1. Wprowadzenie do analizy 

1.1. Cel analizy 

Celem analizy wpływu na budżet jest określenie przewidywanych wydatków płatnika publicznego (NFZ, 

Narodowy Fundusz Zdrowia) i pacjentów w przypadku podjęcia pozytywnej decyzji o finansowaniu ze 

środków publicznych produktu leczniczego Dawnzera (DON, donidalorsen) w rutynowej profilaktyce 

nawracających napadów dziedzicznego obrzęku naczynioruchowego (HAE, ang. hereditary 

angioedema) u dorosłych i młodzieży w wieku 12 lat i starszych. 

Szczegółowy opis problemu zdrowotnego, interwencji ocenianej i technologii opcjonalnych 

przedstawiono w ramach analizy problemu decyzyjnego [1]. 

1.2. Stan aktualny 

1.2.1. Aktualna praktyka kliniczna 

HAE jest chorobą nieuleczalną. Dostępne opcje leczenia zapewniają kontrolę objawów choroby. 

W ramach terapii HAE wyróżnia się terapię doraźną oraz terapię profilaktyczną (krótkoterminową oraz 

długoterminową). [1] 

Leczenie doraźne stosowane jest przy występowaniu napadu HAE i służy zatrzymaniu rozwoju obrzęku 

oraz złagodzenia objawom towarzyszącym napadom choroby. Krótkoterminowa terapia profilaktyczna 

jest stosowana przed zabiegami chirurgicznymi lub zabiegami stomatologicznymi, które mogą wyzwolić 

napad HAE. Długoterminowa (rutynowa) terapia profilaktyczna polega na regularnym stosowaniu leków, 

które zmniejszają obciążenie związane z HAE poprzez aktywne zapobieganie napadom. Celem 

długoterminowej profilaktyki HAE jest osiągnięcie pełnej kontroli nad objawami i występowaniem 

napadów choroby oraz normalizacja życia pacjentów. [1] 

Aktualnie w Polsce leki stosowane w rutynowej profilaktyce nawracających napadów dziedzicznego 

obrzęku naczynioruchowego finansowane są w ramach programu lekowego B.122 „Leczenie 

zapobiegawcze chorych z nawracającymi napadami dziedzicznego obrzęku naczynioruchowego – 

HAE”. Aktualnie w ramach programu refundowane są dwa leki: lanadelumab (LAN) oraz berotralstat 

(BER) [2]. W programie lekowym lanadelumab dostępny jest od września 2021 roku, a berotralstat od 

stycznia 2026 roku. Na poniższym wykresie przedstawiono liczbę pacjentów leczonych w ramach 

programu lekowego w kolejnych latach. Ze względu na krótki okres refundacji berotralstatu w programie 
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lekowym nie ma dostępnych danych dotyczących liczby pacjentów stosujących ten preparat (dane NFZ 

dostępne do czerwca 2025 r.). 

Wykres 1.   
Liczba pacjentów w programie lekowym B.122 

 
 

Szczegóły odnośnie aktualnej praktyki klinicznej wśród pacjentów z analizowanej populacji docelowej 

przedstawiono w analizie problemu decyzyjnego [1]. 

1.2.2. Aktualna liczebność populacji docelowej 

Definicję populacji docelowej przedstawiono w rozdziale 2.5. Oszacowanie liczebności populacji 

docelowej w 2026 roku przeprowadzono na podstawie tej samej metodyki oraz źródeł danych, które 

wykorzystano w analizie wpływu na budżet (BIA) do prognozy liczebności populacji docelowej na lata 

2027–2028. 

Szczegółowe obliczenia dotyczące liczebności populacji docelowej zaprezentowano w rozdziale 2.5.  
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2. Metodyka i dane źródłowe 

2.1. Sposób przeprowadzenia analizy 

Analizę wpływu na budżet przeprowadzono w następujący sposób: 

 Zdefiniowano populację docelową dla DON w rutynowej profilaktyce nawracających napadów 

dziedzicznego obrzęku naczynioruchowego u dorosłych i młodzieży od 12 roku życia. 

 Na podstawie odnalezionych źródeł danych przeprowadzono prognozę liczebności populacji 

docelowej w kolejnych 2 latach, począwszy od początku 2027 roku. W dalszych obliczeniach każdy 

rok analizy podzielono na 4-tygodniowe cykle przy założeniu, że rok obejmuje 13 cykli. Pacjentom 

z populacji docelowej naliczono pełne roczne koszty terapii (tj. nie uwzględniono przerywania 

leczenia). 

 Na podstawie odpowiedzi ekspertów udzielonych w ramach przeprowadzonego badania 

ankietowego oszacowano rozpowszechnienie DON oraz komparatorów uwzględnionych w analizie. 

 Cenę DON uzyskano od Zamawiającego. W analizie uwzględniono koszty leków, koszty podania, 

koszty przepisania leków przyjmowanych samodzielnie przez pacjentów oraz koszty leczenia 

ataków HAE. Uwzględnione w analizie koszty zaczerpnięto z analizy ekonomicznej. 

 Obliczono przewidywane wydatki płatnika w populacji docelowej w latach 2027–2028: 

o dla scenariusza istniejącego, czyli w przypadku utrzymania aktualnego statusu refundacyjnego, 

tj. w przypadku braku finansowania DON ze środków publicznych. 

o dla scenariusza nowego, czyli w przypadku podjęcia pozytywnej decyzji o finansowaniu DON ze 

środków publicznych. 

 Wyznaczono wydatki inkrementalne, czyli różnicę w wydatkach pomiędzy scenariuszem 

istniejącym, a scenariuszem nowym. W przypadku, gdy wydatki inkrementalne są ujemne, oznacza 

to oszczędności dla płatnika. W przypadku oszacowania dodatnich wydatków inkrementalnych, 

oznaczają one dodatkowe nakłady finansowe płatnika. 

 Przeprowadzono analizę wrażliwości dla zmiennych, które w największym stopniu wpływają na 

wyniki analizy wpływu na budżet oraz takich, których oszacowanie charakteryzuję się największą 

niepewnością. Dla każdej zmiennej zdefiniowano wariant oznaczony literą (A, B, …). W obrębie 

danego wariantu badany parametr podlegał zmianie, przyjmując wartości: podstawową oznaczoną 

cyfrą 0 (np. wariant A0) oraz wartości uwzględnione w analizie wrażliwości oznaczone cyframi 1 i 2 

(np. wariant A1 i A2). 

2.2. Forma analizy 

Analiza wpływu na budżet składa się z dwóch części – niniejszego dokumentu oraz arkusza 

kalkulacyjnego wykonanego w programie Microsoft Office 365, umożliwiającego obliczenie 
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prognozowanych wydatków płatnika w zależności od przyjętych założeń. Arkusz kalkulacyjny umożliwia 

również przeprowadzenie jednokierunkowych i wielokierunkowych analiz wrażliwości. 

2.3. Perspektywa analizy 

Zgodnie z rozporządzeniem Ministra Zdrowia z dnia 24 października 2023 roku w sprawie minimalnych 

wymagań, jakie muszą spełniać analizy uwzględnione we wnioskach o objęcie refundacją i ustalenie 

urzędowej ceny zbytu oraz o podwyższenie urzędowej ceny zbytu leku, środka spożywczego 

specjalnego przeznaczenia żywieniowego, wyrobu medycznego, które nie mają odpowiednika 

refundowanego w danym wskazaniu [4], analizę przeprowadzono z perspektywy płatnika publicznego 

oraz z perspektywy wspólnej płatnika i pacjentów.  

Ze względu na zakładany sposób finansowania ocenianej interwencji oraz aktualny sposób 

finansowania interwencji opcjonalnych (program lekowy) nie dochodzi do współpłacenia za 

porównywane interwencje częściowo przez płatnika publicznego i częściowo przez pacjentów – leki te 

są w całości finansowane ze środków publicznych.  

Do współpłacenia dochodzi wyłącznie w przypadku leków stosowanych w leczeniu napadów HAE, przy 

czym odpłatność pacjenta jest niewielka (patrz rozdz.2.7) i w konsekwencji wyniki analizy przy 

uwzględnieniu perspektywy wspólnej są niemal takie same, jak z perspektywy płatnika publicznego 

(NFZ). Zatem w niniejszej analizie wyniki zaprezentowano wyłącznie z perspektywy płatnika 

publicznego. Obliczenia z uwzględnieniem współpłacenia przez pacjentów za leki stosowane w leczeniu 

napadów HAE zaprezentowano w ramach scenariusza analizy wrażliwości (scenariusz L1).  

2.4. Horyzont czasowy 

Analizę opracowano w 2–letnim horyzoncie czasowym przy założeniu, że DON będzie finansowany ze 

środków publicznych dla pacjentów z populacji docelowej w ramach programu lekowego począwszy od 

1 stycznia 2027 roku. Zgodnie z wytycznymi AOTMiT [5] horyzont czasowy analizy wpływu na budżet 

powinien obejmować okres do momentu ustalenia się stanu równowagi lub co najmniej w ciągu 2 lat od 

wprowadzenia nowej technologii. Dodatkowo, zgodnie z ustawą refundacyjną z dnia 17 sierpnia 

2023 roku [6], pierwsza decyzja refundacyjna wydawana jest na 2 lata. 
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2.5. Populacja docelowa 

Populację docelową w analizie stanowią pacjenci w wieku 12 lat i więcej poddawani rutynowej 

profilaktyce nawracających napadów dziedzicznego obrzęku naczynioruchowego, którzy spełniają 

kryteria wnioskowanego programu lekowego. 

Jak wskazano w rozdziale 1.2.1, dostępne są dane NFZ dotyczące liczby pacjentów leczonych 

w programie lekowym B.122. Jednak dane te ograniczone są do I połowy 2025 r. W styczniu 2025 r. 

nastąpiło złagodzenie jednego z kryterium – zamiast dotychczas wymaganych 12 ataków (brzuch, krtań, 

gardło) z udokumentowanym użyciem leku ratunkowego w ciągu ostatnich 6 miesięcy, w zapisie tym 

teraz wymagane jest udokumentowanie 6 ataków bez względu na umiejscowienie napadu w ciągu 6 

ostatnich miesięcy. Zatem dostępne dane mogą nie uwzględniać jeszcze pełnego wpływu na liczbę 

pacjentów leczonych w programie po złagodzeniu tego kryterium. Dodatkowo od stycznia 2026 r. oprócz 

LAN podawanego podskórnie, dostępny jest również BER w formie tabletek. Udostępnienie kolejnej 

terapii w bardziej przystępnej formie podania może również przyczynić się do zwiększenia liczby 

pacjentów leczonych w programie. Mając na uwadze powyższe, dane opublikowane dane NFZ 

dotyczące liczby pacjentów leczonych w programie lekowym B.122 nie zostały uwzględnione w 

oszacowaniu populacji docelowej, a obliczenia przeprowadzono na podstawie odnalezionych danych 

epidemiologicznych. Biorąc pod uwagę definicję populacji docelowej oraz szczegółowe kryteria 

kwalifikacji do programu lekowego w kolejnych krokach obliczeniowych wyznaczono: 

 liczbę pacjentów z rozpoznaniem ICD-10 D84.1 ≥ 12 r.ż., 

 odsetek pacjentów z typem I lub II HAE, 

 odsetek pacjentów z minimum 6 atakami w ciągu ostatnich 6 miesięcy, 

 odsetek pacjentów z ciężkimi atakami obrzęku naczynioruchowego. 

Przy szacowaniu liczebności populacji docelowej wykorzystano następujące źródła danych: 

 analizy opublikowane na stronie AOTMiT (rozdz. A.3.1), 

 badania epidemiologiczne odnalezione w ramach przeprowadzonego przeszukania literatury 

(rozdz. A.3.2), 

 badanie ankietowe przeprowadzone wśród ekspertów klinicznych w dziedzinie leczenia HAE [7]. 

2.5.1. Liczba pacjentów z rozpoznaniem ICD-10 D84.1 ≥ 12 r.ż. 

W ramach przeszukania Biuletynu Informacji Publicznej (BIP) AOTMiT odnaleziono cztery analizy 

weryfikacyjne (AWA) dla analizowanej jednostki chorobowej, w których raportowano dane w zakresie 

liczby pacjentów z rozpoznaniem ICD-10 D84.1 ≥ 12 r.ż. W ramach niniejszej analizy zdecydowano 

o uwzględnieniu danych z najnowszej analizy weryfikacyjnej (zlecenie 86/2025 [8]), w której 

raportowane dane obejmowały lata 2016 – 2025, przy czym dane za 2025 obejmowały pierwszą połowę 

roku. Szczegóły dotyczące danych raportowanych w odnalezionych analizach weryfikacyjnych 
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4. Analiza wpływu na system ochrony zdrowia 

4.1. Wpływ na organizację udzielania świadczeń zdrowotnych 

Donidalorsen podawany jest pacjentom w formie podskórnej. Zgodnie z charakterystyką produktu 

leczniczego leczenie preparatem Dawnzera powinno być rozpoczynane przez lekarza posiadającego 

doświadczenie w diagnozowaniu i leczeniu HAE. Po odpowiednim przeszkoleniu w zakresie 

prawidłowej techniki podawania wstrzyknięcia podskórnego, pacjent lub opiekun może wstrzykiwać 

produkt leczniczy Dawnzera samodzielnie, o ile lekarz uzna to za właściwe [3].  

Wymogi dotyczące wyposażenia placówek medycznych (sprzętowe, osobowe i inne) w przypadku 

podawania leku, monitorowania terapii oraz leczenia działań niepożądanych nie zmienią się 

w przypadku finansowania DON ze środków publicznych w stosunku do wymogów stawianych obecnie 

ośrodkom prowadzącym terapię rutynowej profilaktyki nawracających napadów dziedzicznego obrzęku 

naczynioruchowego. W związku z tym ośrodki prowadzące aktualnie leczenie pacjentów z populacji 

docelowej będą w stanie prowadzić również terapię lekiem DON. 

Podjęcie decyzji o finansowaniu DON ze środków publicznych nie powinno spowodować istotnych 

konsekwencji w wydatkach publicznych w innych sektorach niż ochrona zdrowia, dlatego nie 

przeprowadzano oddzielnej analizy w tym zakresie. 

4.2. Aspekty etyczne i społeczne 

Podjęcie pozytywnej decyzji o finansowaniu DON zwiększy spektrum terapeutyczne pacjentom 

z populacji docelowej. Ze względów etycznych i społecznych (poprawa równości dostępu do świadczeń) 

należy rozważyć finansowanie DON w analizowanej populacji docelowej. 
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5. Podsumowanie i wnioski 

POPULACJA 

Prognozowana liczba pacjentów z populacji docelowej wynosi 216 osób w roku 2027 oraz 231 osób w 

roku 2028. Liczebność populacji docelowej jest taka sama w scenariuszu istniejącym oraz w 

scenariuszu nowym.  

             

            

           

  

          

                  

          

  

            

           

                   

                

       

  

            

                 

 

         

      Należy zauważyć, że pozytywna decyzja 

o refundacji terapii donidalorsenem we wnioskowanym wskazaniu zwiększy liczbę dostępnych opcji 

terapeutycznych, dając pacjentom szansę na poprawę stanu zdrowia. Wprowadzenie donidalorsenu do 

refundacji wpłynie pozytywnie na poprawę standardu leczenia profilaktycznego pacjentów dotkniętych 

tym schorzeniem.  
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6. Ograniczenia 

 Koszty zostały obliczone w oparciu o pełne roczne koszty leczenia, bez uwzględnienia przerywania 

leczenia. Przyjęte podejście uwzględnia charakter analizowanego problemu zdrowotnego, w tym 

sposobu prowadzenia terapii uwzględniającego możliwość zmiany leczenia na inne bez 

konieczności powtórnej kwalifikacji do programu lekowego. Swoboda zmiany terapii na inną 

oznacza, że w praktyce pacjent zakwalifikowany do programu lekowego leczony jest w nim przez 

cały rok, ewentualnie zmieniając leczenie na inne. W analizie założono, że zmiana leczenia na inne 

uwzględniona jest w oszacowanej wielkości udziałów leków uwzględnionych w analizie. Przyjęte 

podejście jednak nie powinno mieć większego wpływu na wyniki inkrementalne i w konsekwencji na 

wnioski płynące z analizy. 

 Oszacowanie liczebności populacji docelowej przeprowadzono przy uwzględnieniu danych NFZ, 

danych literaturowych oraz wynikach przeprowadzonego badania ankietowego. Każda prognoza 

oparta na danych historycznych oraz na opiniach ekspertów (wyniki badania ankietowego) jest 

obarczona ryzykiem, błędem prognozy lub rozbieżnością względem przyszłej praktyki klinicznej. W 

zakresie poszczególnych parametrów uwzględnionych do oszacowania populacji docelowej 

przeprowadzono odpowiednie analizy wrażliwości. 

 Wielkość populacji docelowej wyznaczono na podstawie danych NFZ dla kodu ICD-10 D84.1. 

W ostatnich latach zaobserwowano duży wzrost chorobowości dla tego kodu rozpoznania. W 

trakcie prac nad analizą nie udało się znaleźć przyczyny. Wykorzystanie tego źródła w obliczeniach 

wiąże się z ryzykiem przeszacowania liczebności populacji docelowej. 

 Prognozowane udziały rynkowe dla DON zostały określone na podstawie opinii ekspertów 

klinicznych. Wykorzystanie danych uzyskanych na podstawie badań ankietowych jest obarczone 

ryzykiem potencjalnego błędu, polegającym na tym, że udzielone odpowiedzi nie muszą być 

reprezentatywne w skali całego kraju. 

 Koszty oraz pozostałe parametry uwzględnione w niniejszej analizie przyjęto na podstawie analizy 

ekonomicznej. W związku z tym ograniczenia analizy ekonomicznej dotyczące kosztów są również 

ograniczeniami niniejszej analizy. 
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7. Dyskusja 

Celem analizy wpływu na budżet jest określenie przewidywanych wydatków płatnika publicznego 

i pacjentów w przypadku podjęcia pozytywnej decyzji o finansowaniu ze środków publicznych produktu 

leczniczego Dawnzera w rutynowej profilaktyce nawracających napadów dziedzicznego obrzęku 

naczynioruchowego u dorosłych i młodzieży od 12. roku życia. 

Liczebność populacji docelowej wyznaczono w oparciu o kryteria kwalifikacji do programu lekowego. 

W trakcie prac nad analizą nie odnaleziono jednego źródła danych, na podstawie którego możliwe 

byłoby wyznaczenie liczebności populacji docelowej. W związku z tym, do jej oszacowania 

wykorzystano szereg różnych źródeł. Korzystano z danych NFZ zawartych w analizach weryfikacyjnych 

do wniosków refundacyjnych dla leków stosowanych w analizowanym problemie zdrowotnym 

dostępnych na stronie Biuletynu Informacji Publicznej AOTMiT. Równolegle przeprowadzono 

przeszukanie sieci Internet oraz zweryfikowano materiały otrzymane od Zamawiającego pod kątem 

danych epidemiologicznych. Dodatkowo przeprowadzono badanie ankietowe wśród polskich ekspertów 

klinicznych. Dane uzyskane w badaniu ankietowym zestawiano z wynikami przedstawionymi 

w zidentyfikowanych w ramach przeszukania źródeł danych epidemiologicznych, co pozwoliło na 

dokładną ocenę parametrów wejściowych. Wykorzystanie danych z kilku źródeł wpływa na jakość 

przeprowadzonych obliczeń. Zazwyczaj, im więcej źródeł danych, tym wyższe ryzyko przeszacowania 

lub niedoszacowania końcowej liczby pacjentów. W związku z tym, w ramach analizy wrażliwości 

testowano wpływ zmiany wartości parametrów populacyjnych na wyniki analizy. 

Oszacowana na podstawie dostępnych danych liczebność populacji docelowej wyniosła 216 oraz 

231 osób odpowiednio w pierwszym i drugim roku horyzontu czasowego analizy. Liczba ta jest znacznie 

wyższa niż liczba pacjentów aktualnie leczonych w programie lekowym (około 70 pacjentów leczonych 

w I połowie 2025 r. [16]). W styczniu 2025 r. nastąpiło złagodzenie jednego z kryterium – zamiast 

dotychczas wymaganych 12 ataków (brzuch, krtań, gardło) z udokumentowanym użyciem leku 

ratunkowego w ciągu ostatnich 6 miesięcy, w zapisie tym teraz wymagane jest udokumentowanie 6 

ataków bez względu na umiejscowienie napadu w ciągu 6 ostatnich miesięcy. Dane NFZ dotyczące 

liczby pacjentów leczonych w programie lekowym B.122 ograniczone są do I połowy 2025 r., a zatem 

mogą nie uwzględniać jeszcze pełnego wpływu na liczbę pacjentów leczonych w programie po 

złagodzeniu tego kryterium. Dodatkowo od stycznia 2026 r. oprócz LAN podawanego podskórnie, 

dostępny jest również BER w formie tabletek. Udostępnienie kolejnej terapii w bardziej przystępnej 

formie podania może również przyczynić się do zwiększenia liczby pacjentów leczonych w programie. 

Mając na uwadze powyższe, oszacowanie liczebności populacji docelowej na poziomie około 220–230 

pacjentów rocznie uznano za właściwe. 

W trakcie prac nie odnaleziono danych dotyczących aktualnych udziałów leków stosowanych 

w populacji docelowej oraz prognozowanych udziałów leków w przypadku włączenia DON do 

finansowania publicznego. Dostępne dane NFZ dotyczące realizacji programu lekowego B.122 

uwzględniają dane do czerwca 2025 r. i odnoszą refundacji wyłącznie LAN, natomiast od stycznia 
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2026 r. w ramach tego programu finansowany jest również BER. W związku z tym, nie było możliwe, 

oszacowanie rozpowszechnienia dla opcji leczenia aktualnie finansowanych w programie 

(i uwzględnionych jako komparatory w niniejszej analizie) na podstawie tych danych. Wobec tego 

wartości te oszacowano na podstawie opinii ekspertów klinicznych. Takie źródło danych posiada pewne 

ograniczenia, np. odpowiedzi pojedynczych lekarzy mogą istotnie odbiegać od rzeczywistej praktyki 

klinicznej. W związku z powyższym, w celu zbadania wpływu niepewności przyjętego prognozowanego 

rozpowszechnienia DON oraz pozostałych opcji terapeutycznych, w analizie wrażliwości przetestowano 

skrajne warianty udziałów rynkowych, wskazane przez lekarzy. 

Obliczenia zostały przeprowadzone w oparciu o uproszczony schemat modelowania, oparty na 

założeniu kontynuacji leczenia danym schematem w całym horyzoncie analizy (tj. założono, że pacjenci 

nie przerywają leczenia). Podejście to pozwala na uwzględnienie faktu, iż pacjenci przerywający 

leczenie jednym schematem, rozpoczną terapię innym dostępnym w ramach tego samego programu 

lekowego i w konsekwencji uchwycone zostanie pełne obciążenie ekonomiczne w badanej populacji 

docelowej pacjentów. 

         

      Należy zauważyć, że pozytywna decyzja 

o refundacji terapii donidalorsenem we wnioskowanym wskazaniu zwiększy liczbę dostępnych opcji 

terapeutycznych, dając pacjentom szansę na poprawę stanu zdrowia. Wprowadzenie donidalorsenu do 

refundacji wpłynie pozytywnie na poprawę standardu leczenia profilaktycznego pacjentów dotkniętych 

tym schorzeniem.  
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A.3. Epidemiologia 

A.3.1. Przeszukanie analiz opublikowanych na stronie AOTMiT 

W celu odnalezienia danych niezbędnych do oszacowania liczebności populacji docelowej w pierwszej 

kolejności przeprowadzono przeszukanie zleceń MZ dotyczących wniosków refundacyjnych dla leków 














