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Indeks akronimów wykorzystywanych w opracowaniu 

Akronim Interpretacja (pełna nazwa) 

AOTMiT Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji 

BIA 
ang. Budget Impact Analysis; 
Analiza wpływu na budżet 

CI 
ang. Confidence Interval; 
Przedział ufności 

HT-1 
ang. Hereditary tyrosinamia type I 
dziedziczna tyrozynemia typu I 

LCI 
ang. lower confidence interval; 
Dolna granica przedziału ufności 

PBO 
placebo (w niniejszej analizie, jako brak sama dieta ograniczająca pożycie tyrozyny i fenyloalaniny – 
naturalny przebieg choroby) 

PICO 
ang. Population, Intervention, Comparison, Outcome;  
Populacja, interwencja, porównanie, wynik 

płatnik publiczny 
podmiot zobowiązany do finansowania świadczeń medycznych ze środków publicznych (Narodowy 
Fundusz Zdrowia) 

UCI 
ang. upper confidence interval; 
Górna granica przedziału ufności 

WHO 
ang. World Health Organization; 
Światowa Organizacja Zdrowia 
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Kluczowe informacje z analizy 

 

 Przeprowadzona analiza pozwoliła ocenić wpływ na system ochrony zdrowia w Polsce podjęcia decyzji  

dotyczącej finansowania ze środków publicznych stosowania produktu Orfadin® (nityzynon) w leczeniu dziedzicznej 

tyrozynemii typu I w ramach programu lekowego w warunkach polskich. Założono 

 

 W ramach analizy wpływu na budżet porównano nakłady finansowe płatnika publicznego i świadczeniobiorców ponoszone 

tytułem kontynuacji aktualnego sposobu finansowania wnioskowanej technologii (nityzynon finansowany w trybie importu 

docelowego) z nakładami finansowymi płatnika publicznego i świadczeniobiorców ponoszonymi w trakcie realizacji 

proponowanego programu lekowego „Leczenie dziedzicznej tyrozynemii typu I (HT-1) nityzynonem”.  

Mając na uwadze uwzględnienie wyłączenie realnych scenariuszy dotyczących finansowania nityzynonu ze środków 

publicznych w analizie wpływu na budżet nie uwzględniono scenariusza zakładającego brak dostępu pacjentów z 

analizowanej populacji do wnioskowanej technologii. Wnioskowana technologia uwzględnia stosowanie leku sierocego w 

chorobie ultrarzadkiej wśród pacjentów głównie z populacji pediatrycznej. Nie istnieją opcjonalne schematy terapeutyczne 

wśród pacjentów z dziedziczną tyrozynemią typu I.  

 

 Wielkość populacji aktualnie stosującej produkt leczniczy Orfadin® w analizowanym wskazaniu w Polsce została ustalona na 

poziomie 14 pacjentów. W ramach scenariusza minimalnego założono brak zmiany wielkości populacji pacjentów w 

horyzoncie analizy; w ramach scenariusza najbardziej prawdopodobnego uwzględniono wzrost analizowanej populacji o 

jednego pacjenta raz na 3 lata (dodatkowy pacjent rozpoczynający leczenie nityzynonem w 2016 roku); w ramach 

scenariusza maksymalnego uwzględniono coroczne zwiększanie wielkości analizowanej populacji o jednego pacjenta. 

 

 W ramach przeprowadzonej analizy wpływu na budżet ustalono, że wydatki z budżetu płatnika publicznego przeznaczone 

na finansowanie produktu Orfadin® stosowanego w leczeniu dziedzicznej tyrozynemii typu I w ramach proponowanego 

programu lekowego od listopada 2015 roku wyniosą: 0,70 mln PLN (zakres: 0,59 mln PLN – 0,90 mln PLN) jeszcze w 2015 

roku, 4,57 mln PLN (zakres: 3,83 mln PLN – 5,90 mln PLN) w 2016 roku i 4,86 mln PLN (zakres: 4,07 mln PLN  

– 6,42 mln PLN) w 2017 roku. Świadczeniobiorcy nie będą ponosili kosztu stosowania wnioskowanej technologii. 

 

 Wyniki przeprowadzonej analizy wpływu na budżet wykazały, że finansowaniu ocenianej technologii ze środków publicznych 

na rozpatrywanych zasadach (program lekowy, osobna grupa limitowa) z wysokim prawdopodobieństwem towarzyszyć 

będą oszczędności zarówno z perspektywy płatnika publicznego jak i z perspektywy świadczeniobiorców. 

 

 Wyniki analizy wpływu na budżet świadczą, że oszczędności dla budżetu płatnika publicznego towarzyszące finansowaniu 

ocenianej technologii ze środków publicznych w ramach proponowanego programu lekowego wyniosą: 0,10 mln PLN 

(zakres: 0,08 mln PLN – 0,13 mln PLN) jeszcze w 2015 roku, 0,70 mln PLN (zakres: 0,58 mln PLN – 0,91 mln PLN) w 2016 

roku oraz 0,74 mln PLN (zakres: 0,62 mln PLN – 0,99 mln PLN) w 2017 roku. Z perspektywy świadczeniobiorców 

oszczędności wynikające z realizacji proponowanego programu lekowego ustalono na poziomie do 2 tysięcy PLN rocznie. 

 

 Wyniki analizy wrażliwości rozpatrującej opcjonalne źródła informacji oraz testującej wpływ newralgicznych założeń 

świadczą, że realizacji proponowanego programu lekowego dla produktu leczniczego Orfadin® będą towarzyszyć 

oszczędności w maksymalnym zakresie: od 0,08 mln PLN do 0,75 mln PLN jeszcze w 2015 roku, od 0,58 mln PLN do 4,97 

mln PLN w 2016 roku i od 0,62 mln PLN do 5,40 mln PLN w 2017 roku. Nie zaobserwowano zmian wniosków. 

 

 Wykazano, że za finansowaniem ze środków publicznych produktu Orfadin® stosowanego w leczeniu dziedzicznej 

tyrozynemii typu I wśród pacjentów z analizowanej populacji przemawiają aspekty etyczne oraz aspekty społeczne.  
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Streszczenie 

 

Cel analizy 

Celem analizy jest ocena wpływu na system ochrony zdrowia podjęcia decyzji o finansowaniu ze środków publicznych w ramach 

programu lekowego „” stosowania produktu leczniczego Orfadin® w leczeniu dziedzicznej tyrozynemii typu I, w latach 2015 - 

2017. 

 

Metody przeprowadzenia analizy 

Zgodnie z wymogami Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji (AOTMiT) sprecyzowano kontekst kliniczny niniejszego 

etapu oceny technologii medycznych. Schemat PICO (ang. population, intervention, comparison, outcome; populacja, interwencja, 

porównanie, wynik [osobno: efekt zdrowotny określony na podstawie badań klinicznych i punkt końcowy analizy wpływu na 

budżet]) [1] niniejszej analizy przedstawia się następująco: 

 populację stanowią pacjenci z potwierdzoną diagnozą dziedzicznej tyrozynemii typu I (P), 

 wnioskowaną technologią jest stosowanie produktu leczniczego Orfadin® (nityzynon) razem z dietą ograniczającą spożycie 

tyrozyny i fenyloalaniny w leczeniu dziedzicznej tyrozynemii typu I wśród pacjentów z analizowanej populacji (I), 

 do grona opcjonalnych technologii stosowanych w ramach istniejącej praktyki zakwalifikowano placebo (naturalny przebieg 

choroby), rozumiane jako sama dieta ograniczająca spożycie tyrozyny i fenyloalaniny (C), jednak ze względu na 

uwzględnienie wyłączenie realnych scenariuszy dotyczących finansowania nityzynonu ze środków publicznych w analizie 

wpływu na budżet, nie uwzględniono scenariusza zakładającego brak dostępu pacjentów z analizowanej populacji do 

wnioskowanej technologii (porównano wyłącznie scenariusz zakładający proponowany sposób finansowania ocenianej 

technologii z istniejącą praktyką – stosowanie nityzynonu w ramach importu docelowego, która będzie zastępowana w 

przypadku realizacji proponowanego sposobu refundacji wnioskowanej technologii), 

 w opracowaniu nie uwzględniono efektów zdrowotnych (O), ponieważ w ramach porównywanych scenariuszy uwzględniono 

stosowanie nityzynonu (Orfadin®) wobec czego nie obserwowano różnic w efektach zdrowotnych 

 wyniki niniejszej analizy wpływu na budżet zaprezentowano w ujęciu wszystkich pacjentów w stanie klinicznym wskazanym 

we wniosku pod postacią: wielkość populacji pacjentów, o których mowa w §6 ust 1 i 2 rozporządzenia [34], aktualnych 

wydatków na leczenie pacjentów z analizowanej populacji (dane estymowane dla 2014 roku) oraz prognozowanych 

wydatków na lata 2015 – 2017, zgodnie z zapisami Rozporządzenia Ministra Zdrowia [34] (por. rozdział 2.4.). 

 

Obecnie produkt lecznicy Orfadin® refundowany jest na indywidualny wniosek i sprowadzany w trybie importu docelowego. 

Swedish Orphan Biovitrum Sp. z o.o. wnioskuje o utworzenie programu lekowego uwzględniającego wszystkich pacjentów z 

dziedziczną tyrozynemią typu I poddawanych terapii nityzynonem w chwili obecnej. W ramach analizy założono finansowanie 

produktu leczniczego Orfadin® w programie lekowym „Leczenie dziedzicznej tyrozynemii typu I (HT-1) nityzynonem”.  

Założono wpisanie wnioskowanej technologii lekowej do Wykazu refundowanych produktów leczniczych stosowanych w 

programach lekowych 1 listopada 2015 roku. 

Założono, że Orfadin® w analizowanym programie lekowym będzie finansowany ze środków publicznych w ramach oddzielnej 

grupy limitowej (brak spełnienia warunków, o których mowa w art. 15 ust. 2. Ustawy z dnia 12 maja 2011 roku [26]), przy 

sugerowanej cenie zbytu netto wynoszącej 3450 PLN za opakowanie 60 tabletek po 2 mg nityzynonu, 6900 PLN za opakowanie 

60 tabletek po 5 mg nityzynonu i 12 600 PLN za opakowanie 60 tabletek po 10 mg nityzynonu. 

 

W ramach analizy porównano nakłady finansowe z perspektywy płatnika publicznego (podmiotu zobowiązanego do finansowania 

świadczeń medycznych) oraz z perspektywy świadczeniobiorców ponoszone w ramach opieki nad pacjentami z analizowanej 

populacji w przypadku braku finansowania ze środków publicznych wnioskowanej technologii w ramach programu lekowego 
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(„scenariusz istniejący”) oraz wysokość tych nakładów w sytuacji finansowania ze środków publicznych produktu Orfadin® w 

ramach proponowanego programu lekowego „Leczenie dziedzicznej tyrozynemii typu I (HT-1) nityzynonem” („nowy scenariusz”).  

Zakładana różnica pomiędzy rozważanymi scenariuszami to inny sposób finansowania wnioskowanej technologii. Nie rozważono 

sytuacji braku dostępu do produktu leczniczego Orfadin® wśród pacjentów z analizowanej populacji. 

 

Przy ocenie kosztów i wielkości populacji wykorzystano opublikowane informacje, a w przypadku ich braku – opinie ekspertów 

(wyniki badania kwestionariuszowego), informacje uzyskane z Departamentu Gospodarki Lekami Ministerstwa Zdrowia [109] oraz 

informacje dostarczone przez Zamawiającego. 

Przy ocenie kosztów jednostkowych uwzględniono informacje z aktualnego Obwieszczenie Ministra Zdrowia [39] i informacje z 

aktualnych zarządzeń Prezesa NFZ [46], [48], [49], [50], [51], [54], [71]. 

 

W ramach analizy wpływu na budżet wielkość populacji pacjentów w stanie klinicznym wskazanym we wniosku o objęcie 

refundacją i ustalenie urzędowej ceny dla produktu leczniczego Orfadin® określono na podstawie wyników badania 

kwestionariuszowego, w którym ekspert podał dokładną liczbę pacjentów z dziedziczną tyrozynemią typu I leczonych obecnie w 

Polsce (14 chorych) oraz średnią liczbę nowych rozpoznań w roku (do 1 przypadku rocznie). 

W ramach analizy wpływu na budżet uwzględniono trzy scenariusze oceny zakresu wpływu refundacji ocenianego produktu na 

budżet płatnika publicznego i portfel świadczeniobiorców: scenariusz najbardziej prawdopodobny, scenariusz minimalny, 

scenariusz maksymalny. Przy ocenie skrajnych scenariuszy uwzględniono maksymalny zakres niepewności parametrów 

wpływających na wielkość populacji docelowej jak i parametrów związanych z pozostałymi aspektami leczenia dziedzicznej 

tyrozynemii typu I (dawkowanie nityzynonu, zmiana wagi ciała pacjentów w kolejnych latach). 

W ramach scenariusza minimalnego założono brak zmiany wielkości populacji pacjentów w horyzoncie analizy; w ramach 

scenariusza najbardziej prawdopodobnego uwzględniono wzrost analizowanej populacji o jednego pacjenta raz na 3 lata 

(dodatkowy pacjent rozpoczynający leczenie nityzynonem w 2016 roku); w ramach scenariusza maksymalnego uwzględniono 

coroczne zwiększanie wielkości analizowanej populacji o jednego pacjenta. 

 

Analizę wpływu na budżet przeprowadzono z uwzględnieniem wyników przeglądu systematycznego medycznych baz danych 

przygotowanego przez Centrum HTA Sp. z o.o. Sp. k.[41].  

Przy ocenie rocznych wydatków z budżety płatnika publicznego i portfeli świadczeniobiorców, w ramach niniejszej analizy wpływu 

na budżet uwzględniono dane wejściowe modelu decyzyjnego szczegółowo opisanego na etapie Analizy ekonomicznej [107]. 

 

Przeprowadzona analiza wpływu na budżet zgodna jest z Wytycznymi AOTMiT dla przeprowadzenia ocen technologii lekowych [1] 

oraz spełnia minimalne wymagania Ministra Zdrowia przedstawione w rozporządzeniu [34]. 

 

Wyniki analizy 

W ramach przeprowadzonej analizy wpływu na budżet ustalono, że wydatki z budżetu płatnika publicznego przeznaczone na 

refundację produktu Orfadin® stosowanego w leczeniu dziedzicznej tyrozynemii typu I przy uwzględnieniu rozpatrywanego 

sposobu refundacji (program lekowy od 1 listopada 2015 r., osobna grupa limitowa) wyniosą:  

 4 776 914 PLN (4 024 713 PLN do 6 096 749 PLN), w tym wydatki bezpośrednio ponoszone w ramach programu lekowego: 

703 963 PLN (593 113 PLN do 898 465 PLN) w 2015 roku  

 4 569 822 PLN (3 825 637 PLN do 5 903 244 PLN) w 2016 roku i  

 4 861 711 PLN (4 065 901 PLN do 6 415 700 PLN) w 2017 roku.  

 

Wyniki przeprowadzonej analizy wpływu na budżet wskazują, że realizacja scenariusza nowego związana z finansowaniem 

ocenianej technologii medycznej ze środków publicznych na rozpatrywanych zasadach będzie związana z oszczędnościami 

zarówno z perspektywy płatnika publicznego  jak i perspektywy świadczeniobiorców. 
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Wyniki analizy wpływu na budżet świadczą, że oszczędności dla budżetu płatnika publicznego towarzyszące finansowaniu 

ocenianej technologii ze środków publicznych na proponowanych zasadach wyniosą: 

 102 390 PLN (84 970 PLN do 133 556 PLN) w 2015 roku, 

 701 245 PLN (579 072 PLN do 909 210 PLN) w 2016 roku i  

 740 309 PLN (616 829 PLN do 988 162 PLN) w 2017 roku. 

Z perspektywy świadczeniobiorców oszczędności towarzyszące realizacji proponowanego programu lekowego wyniosą: 

 189 PLN (159 PLN do 241 PLN) w 2015 roku, 

 1 227 PLN (1 027 PLN do 1 585 PLN) w 2016 roku i  

 1 305 PLN (1 092 PLN do 1 723 PLN) w 2017 roku. 

 

Wyniki analizy wrażliwości rozpatrującej opcjonalne źródła informacji oraz testującej wpływ newralgicznych założeń świadczą, że 

realizacja proponowanego programu lekowego dla produktu leczniczego Orfadin® będzie związana z oszczędnościami dla płatnika 

publicznego w maksymalnym zakresie:  

 od 84 970 PLN do 751 465 PLN w 2015 roku,  

 od 579 072 PLN do 4 969 103 PLN w 2016 roku i  

 od 616 829 PLN do 5 400 491 PLN w 2017 roku. 

Najwyższy wpływ na zakres oszczędności miały ceny leków Orfadin® sprowadzanych w ramach procedury importu docelowego. 

 

Obserwowane oszczędności dla płatnika publicznego wynikają przede wszystkim ze zmiany sposobu finansowania preparatów 

nityzynonu: niższej marży hurtowej na leki refundowane w ramach programu lekowego niż na leki sprowadzane w trybie importu 

docelowego, istotnej redukcji ceny jednostkowej leków Orfadin® oraz zniwelowania marży detalicznej przy refundacji w ramach 

programu lekowego [26].   

 

Przedstawione wyniki analizy wrażliwości oraz wyniki analizy świadczące o najwyższym wpływie na inkrementalne zmiany 

wydatków z budżetu kategorii kosztu refundacji leków nityzynonu świadczą, iż przy maksymalnych cenach urzędowych na leki 

stosowane w ramach programu lekowego estymowane w ramach niniejszej analizy oszczędności z wysokim 

prawdopodobieństwem będą obserwowane w praktyce.  

 

Ograniczenia 

Przy braku dokładnych indywidualnych danych poszczególnych pacjentów z dziedziczną tyrozynemią typu I leczonych nityzynonem 

w chwili obecnej w Polsce, zakres wydatków z budżetu płatnika publicznego i portfeli świadczeniobiorców określono z 

wykorzystaniem wyników zagregowanych określonych w ramach badania kwestionariuszowego lub modeli matematycznych 

oszacowanych na podstawie dostępnych danych.  

 

Wnioski 

Wyniki przeprowadzonej analizy wpływu na budżet wykazały, że zmiana sposobu finansowania leczenia dziedzicznej tyrozynemii 

typu I z wykorzystaniem nityzynonu pozwoli istotnie zmniejszyć wydatki z budżetu płatnika publicznego przeznaczonego na 

refundację cen poszczególnych prezentacji produktu leczniczego Orfadin®.  

Ustalono, że za finansowaniem ze środków publicznych produktu Orfadin® stosowanego w leczeniu dziedzicznej tyrozynemii typu 

I wśród pacjentów z analizowanej populacji przemawiają aspekty zdrowotne, etyczne oraz ekonomiczne.   



1. Cel analizy wpływu na system ochrony zdrowia 
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1. Cel analizy wpływu na system ochrony zdrowia 

 

Celem analizy jest ocena wpływu na system ochrony zdrowia podjęcia decyzji o finansowaniu ze środków 

publicznych stosowania produktu leczniczego Orfadin® w leczeniu dziedzicznej tyrozynemii typu w 

ramach programu lekowego począwszy od 1 listopada 2015 roku do końca 2017 roku. 

 

Oceniono konsekwencje finansowe dla płatnika publicznego i świadczeniobiorców wpisania 

wnioskowanej technologii do Katalogu leków refundowanych stosowanych w programach lekowych, 

umożliwiającego stosowanie ocenianego produktu w ramach programu lekowego „Leczenie dziedzicznej 

tyrozynemii typu I (HT-1) nityzynonem”. 

 

 

 



Ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznego i świadczeniobiorców decyzji o finansowaniu ze środków 

publicznych stosowania produktu Orfadin® (nityzynon) podawanego równocześnie z dietą ograniczającą spożycie 

tyrozyny i fenyloalaniny w leczeniu pacjentów z potwierdzoną diagnozą dziedzicznej tyrozynemii typu I w 

warunkach polskich. 
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2. Metody przeprowadzenia analizy wpływu na budżet 

 

Przeprowadzona analiza pozwoli ocenić wpływ na system ochrony zdrowia w Polsce podjęcia decyzji  

dotyczącej finansowania ze środków publicznych leczenia dziedzicznej tyrozynemii typu I z 

wykorzystaniem preparatu leczniczego Orfadin® (nityzynon), w ramach programu lekowego. 

 

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

kontekst kliniczny niniejszego etapu oceny technologii medycznych. Schemat PICO (ang. population, 

intervention, comparison, outcome; populacja, interwencja, porównanie, wynik [osobno: efekt 

zdrowotny określony na podstawie badań klinicznych i punkt końcowy analizy wpływu na budżet]) [1] 

niniejszej analizy przedstawia się następująco: 

 populację stanowią pacjenci z potwierdzoną diagnozą dziedzicznej tyrozynemii typu I (P), 

 wnioskowaną technologią jest stosowanie produktu leczniczego Orfadin® (nityzynon) razem z dietą 

ograniczającą spożycie tyrozyny i fenyloalaniny w leczeniu dziedzicznej tyrozynemii typu I wśród 

pacjentów z analizowanej populacji (I), 

 do grona opcjonalnych technologii stosowanych w ramach istniejącej praktyki zakwalifikowano 

placebo (naturalny przebieg choroby), rozumiane jako sama dieta ograniczająca spożycie tyrozyny 

i fenyloalaniny (C), jednak ze względu na uwzględnienie wyłączenie realnych scenariuszy 

dotyczących finansowania nityzynonu ze środków publicznych w analizie wpływu na budżet, nie 

uwzględniono scenariusza zakładającego brak dostępu pacjentów z analizowanej populacji do 

wnioskowanej technologii (porównano wyłącznie scenariusz zakładający proponowany sposób 

finansowania ocenianej technologii z istniejącą praktyką – stosowanie nityzynonu w ramach 

importu docelowego, która będzie zastępowana w przypadku realizacji proponowanego sposobu 

refundacji wnioskowanej technologii), 

 w opracowaniu nie uwzględniono efektów zdrowotnych (O), ponieważ w ramach porównywanych 

scenariuszy uwzględniono stosowanie nityzynonu (Orfadin®) wobec czego nie obserwowano różnic 

w efektach zdrowotnych 

 wyniki niniejszej analizy wpływu na budżet zaprezentowano w ujęciu wszystkich pacjentów w stanie 

klinicznym wskazanym we wniosku pod postacią: wielkość populacji pacjentów, o których mowa w 

§6 ust 1 i 2 rozporządzenia [34], aktualnych wydatków na leczenie pacjentów z analizowanej 

populacji (dane estymowane dla 2014 roku) oraz prognozowanych wydatków na lata 2015 – 2017, 

zgodnie z zapisami Rozporządzenia Ministra Zdrowia [34] (por. rozdział 2.4.). 

 

W ramach analizy porównano nakłady finansowe z perspektywy płatnika publicznego (podmiotu 

zobowiązanego do finansowania świadczeń medycznych) oraz z perspektywy świadczeniobiorców 



2.1. Oceniana technologia i sposób jej refundacji 
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ponoszone w ramach opieki nad pacjentami z analizowanej populacji w przypadku braku finansowania 

ze środków publicznych wnioskowanej technologii w ramach programu lekowego („scenariusz 

istniejący”; import docelowy) oraz wysokość tych nakładów w sytuacji finansowania ze środków 

publicznych produktu leczniczego Orfadin® w ramach proponowanego programu lekowego „Leczenie 

dziedzicznej tyrozynemii typu I (HT-1) nityzynonem” („nowy scenariusz”; por. rozdział 2.4.). 

 

W ramach analizy wpływu na budżet uwzględniono trzy scenariusze oceny zakresu wpływu refundacji 

ocenianego produktu na budżet płatnika publicznego i portfele świadczeniobiorców: scenariusz 

najbardziej prawdopodobny, scenariusz minimalny, scenariusz maksymalny. Przy ocenie 

skrajnych scenariuszy uwzględniono maksymalny zakres niepewności parametrów wpływających na 

wielkość populacji docelowej jak i parametrów związanych z pozostałymi aspektami leczenia dziedzicznej 

tyrozynemii typu I (dawka nityzynonu, zmiana wagi ciała pacjentów). 

 

Analizę wpływu na budżet przeprowadzono z uwzględnieniem wyników przeglądu systematycznego 

medycznych baz danych przygotowanego przez Centrum HTA Sp. z o.o. Sp. k.[41]. Przy ocenie rocznych 

wydatków z budżetu płatnika publicznego i portfeli świadczeniobiorców, w ramach niniejszej analizy 

wpływu na budżet wykorzystano dane wejściowe modelu decyzyjnego szczegółowo opisane na etapie 

Analizy ekonomicznej [107]. 

 

W niniejszej analizie wykorzystano ogólnie akceptowalne metody biostatystyczne i epidemiologiczne. 

Przy wyborze metod biostatystycznych i epidemiologicznych wykorzystanych w niniejszym opracowaniu 

uwzględniono referencyjne publikacje naukowe oraz opracowania książkowe: [1]-[22], [106]. 

 

Przeprowadzona analiza wpływu na system ochrony zdrowia decyzji dotyczącej finansowania 

wnioskowanej technologii ze środków publicznych zgodna jest z Wytycznymi AOTMiT dla 

przeprowadzenia ocen technologii lekowych [1] oraz spełnia minimalne wymagania Ministra Zdrowia 

przedstawione w rozporządzeniu [34]. 

 

2.1. Oceniana technologia i sposób jej finansowania 

 

Wnioskowaną technologię stanowi stosowanie produktu leczniczego Orfadin® (nityzynon) w leczeniu 

dziedzicznej tyrozynemii typu I. 

W opracowaniu wykorzystano średnią dawkę nityzynonu określoną na podstawie indywidualnych danych 

pacjentów aktualnie stosujących nityzynon (0,9661 mg na kg masy ciała). W ramach scenariuszy 

skrajnych uwzględniono dawkę na poziomie 0,8131 mg na kg masy ciała (średnia dawka w 2011 roku; 



Ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznego i świadczeniobiorców decyzji o finansowaniu ze środków 

publicznych stosowania produktu Orfadin® (nityzynon) podawanego równocześnie z dietą ograniczającą spożycie 

tyrozyny i fenyloalaniny w leczeniu pacjentów z potwierdzoną diagnozą dziedzicznej tyrozynemii typu I w 

warunkach polskich. 
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scenariusz minimalny) i 1,1887 mg na kg masy ciała (średnia, przybliżona dawka wskazana przez 

eksperta w 2015 roku) [107]. 

 

Szczegółowe informacje na temat wnioskowanej technologii zamieszczono w Analizie problemu 

decyzyjnego [40] oraz Analizie ekonomicznej [107]. 

 

Firma Swedish Orphan Biovitrum Sp. z o.o. wnioskuje o objęcie refundacją i ustalenie urzędowej ceny 

zbytu dla produktu leczniczego Orfadin®, w następujących prezentacjach: 

 opakowanie 60 kapsułek po 2 mg nityzynonu (EAN: 5909990214754), 

 opakowanie 60 kapsułek po 5 mg nityzynonu (EAN: 5909990214761), 

 opakowanie 60 kapsułek po 10 mg nityzynonu (EAN: 5909990214778). 

 
Proponowany sposób refundacji obejmuje utworzenie i realizację programu lekowego „Leczenie 

dziedzicznej tyrozynemii typu I (HT-1) nityzynonem” z wpisaniem wszystkim ww. prezentacji produktu 

leczniczego Orfadin® do nowej grupy limitowej w części B Wykazu refundowanych leków, środków 

spożywczych specjalnego przeznaczenia żywieniowego oraz wyrobów medycznych (B. Leki dostępne w 

ramach programu lekowego). 

 

Zgodnie z Ustawą z dnia 12 maja 2011 roku o refundacji leków [26] programem lekowym określa się 

program zdrowotny w rozumieniu przepisów ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 roku o świadczeniach opieki 

zdrowotnej finansowanych ze środków publicznych obejmujący technologię lekową, w której substancja 

czynna nie jest składową kosztową innych świadczeń gwarantowanych lub środek spożywczy 

specjalnego przeznaczenia żywieniowego, który nie jest składową kosztową innych świadczeń 

gwarantowanych w rozumieniu tej ustawy.  

Program zdrowotny według ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 roku rozumiany jest jako zespół 

zaplanowanych i zamierzonych działań z zakresu opieki zdrowotnej ocenianych jako skuteczne, 

bezpieczne i uzasadnione, umożliwiających w określonym terminie osiągnięcie założonych celów, 

polegających na wykrywaniu i zrealizowaniu określonych potrzeb zdrowotnych oraz poprawy stanu 

zdrowia określonej grupy świadczeniobiorców, finansowany ze środków publicznych [25]. 

Obecnie produkt leczniczy Orfadin® stosowany we wnioskowanym wskazaniu nie jest składową 

kosztową świadczeń gwarantowanych – import docelowy wnioskowanego produktu leczniczego zostanie 

zaniechany w przypadku wpisania preparatów nityzynonu do Wykazu refundowanych leków, środków 

spożywczych specjalnego przeznaczenia żywieniowego oraz wyrobów medycznych. 

 



2.1. Oceniana technologia i sposób jej refundacji 

2.2. Perspektywa analizy 
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Finansowanie w ramach programu lekowego, ze ściśle określonymi kryteriami włączenia i wyłączenia z 

programu lekowego, gwarantowałoby stosowanie produktu leczniczego Orfadin® jedynie u pacjentów 

wymagających podawania rzeczonego produktu, ograniczając tym samym prawdopodobieństwo 

stosowania poza rozważanym wskazaniem, jak i zwiększając dostępność wnioskowanej technologii 

lekowej dla pacjenta w odniesieniu do aktualnej gdy preparat nityzynonu sprowadzany jest w ramach 

importu docelowego i refundowany na podstawie indywidualnego wniosku, co stwarza zagrożenie dla 

życia pacjenta z analizowanej populacji w przypadku braku ciągłości w dostępie do leku. 

Za uwzględnieniem osobnej grupy limitowej dla wnioskowanego produktu leczniczego przemawiają 

przede wszystkim następujące aspekty: 

 brak finansowania ze środków publicznych leków w analizowanym wskazaniu i tym samym brak 

grup limitowych, do których możliwe byłoby włączenie wnioskowanej technologii [39], 

 produkt leczniczy Orfadin® posiada status leku sierocego, 

 nie istnieją obecnie żadne alternatywne schematy farmakoterapii dziedzicznej tyrozynemii typu I, 

 dziedziczna tyrozynemia typu I jest chorobą ultrarzadką, 

 nityzynon musi być podawany do codziennie do końca życie lub do momentu przeprowadzenia 

przeszczepu wątroby, 

 nityzynon stosowany jest również wśród pacjentów z populacji pediatrycznej. 

 

2.2. Perspektywa analizy 

 

Analizowany problem decyzyjny obejmuje wpisanie ocenianej technologii lekowej do części B Wykazu 

refundowanych leków, środków spożywczych specjalnego przeznaczenia żywieniowego oraz wyrobów 

medycznych z zamiarem jego wykorzystania w ramach programu lekowego (por. rozdział 2.1.).  

 

Przedstawiony sposób finansowania nie uwzględnia współpłacenia świadczeniobiorcy za oceniany 

produkt, zgodnie z art. 14 ust 1 pkt 1 ustawy o refundacji [26]. 

Obecnie (kwiecień 2015 roku) produkt leczniczy Orfadin® wydawany jest pacjentowi po uiszczeniu 

opłaty ryczałtowej, zgodnie z art. 39 ust. 1 ustawy o refundacji [26]. 

 

Mając powyższe na uwadze, zgodnie z Wytycznymi dla przeprowadzania ocen technologii medycznych 

opublikowanymi przez AOTMiT [1], niniejsza analiza wpływu na budżet została przeprowadzona z 

perspektywy płatnika publicznego (podmiotu zobowiązanego do finansowania świadczeń ze środków 

publicznych: Minister Zdrowia i/albo Narodowy Fundusz Zdrowia) oraz świadczeniobiorcy (ze względu 

na współpłacenie w scenariuszu istniejącym). 

 

 



Ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznego i świadczeniobiorców decyzji o finansowaniu ze środków 

publicznych stosowania produktu Orfadin® (nityzynon) podawanego równocześnie z dietą ograniczającą spożycie 

tyrozyny i fenyloalaniny w leczeniu pacjentów z potwierdzoną diagnozą dziedzicznej tyrozynemii typu I w 

warunkach polskich. 
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2.3. Horyzont czasowy analizy  

 

W analizie wpływu na budżet dokonuje się oceny wpływu danej technologii medycznej na jednoroczny 

budżet opieki zdrowotnej w czasie kilku lat następujących po podjęciu decyzji o finansowaniu ze środków 

publicznych nowej technologii, zazwyczaj do ustalenia się równowagi na rynku lub co najmniej w ciągu 

pierwszych 2 lat od daty rozpoczęcia finansowania danej technologii medycznej ze środków publicznych 

[1]. 

Punkt początkowy niniejszej analizy obejmuje zastosowanie ocenianego produktu w analizowanym 

wskazaniu wśród pacjentów z analizowanej populacji pierwszego dnia miesiąca obowiązywania decyzji 

Ministra Zdrowia o finansowaniu ocenianej technologii ze środków publicznych na proponowanych 

zasadach; punkt początkowy analizy został ustalony na pierwszy dzień listopada 2015 roku. 

Mając na uwadze długość okresu oceny wniosku refundacyjnego przez AOTMiT [26] oraz niepewną 

długość okresu pomiędzy zakończeniem oceny wniosku przez AOTMiT i podjęciem negocjacji cenowych 

przez Ministerstwo Zdrowia i wnioskodawcę, przyjęte co najmniej kilku miesięczne przesunięcie 

momentu finansowania wnioskowanej technologii lekowej ze środków publicznych (nie zdefiniowano 

dokładnego momentu podjęcia decyzji refundacyjnej) wydaje się uzasadnione. 

 

Tym samym w ramach analizy wpływu na budżet dotyczącej stosowania produktu Orfadin® w ramach 

proponowanego programu lekowego przeprowadzono symulację wysokości nakładów z jednorocznego 

budżetu płatnika publicznego oraz ocenę konsekwencji finansowych dla kolejnych lat obserwacji w 

odniesieniu do porównywanych ze sobą możliwych scenariuszy („scenariusz nowy” vs „scenariusz 

istniejący”) – oceniono wpływ na budżet finansowania ocenianej technologii lekowej w okresie od 1 

listopada 2013 roku do końca 2015 roku, prezentując wydatki z budżetu płatnika publicznego lub portfeli 

świadczeniobiorców w odniesieniu do pełnych lat horyzontu czasowego analizy, tj. od 2015 do 2017 

roku. 

 

Mając na uwadze, iż porównywane scenariusze różnią się jedynie sposobem finansowania wnioskowanej 

technologii przyjęty horyzont 2 lat i 2 miesięcy jest wystarczający do osiągnięcia stabilizacji rynku. 

Obecność wnioskowanego preparatu na rynku polskim (import docelowy) spowoduje, iż wprowadzenie 

proponowanego programu lekowego będzie skutkowało momentalnym włączeniem wszystkich 

pacjentów z analizowanej populacji do rzeczonego programu. 

 

 



2.4. Scenariusze porównywane i punkty końcowe analizy 
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2.4. Scenariusze porównywane i punkty końcowe analizy  

 

W ramach analizy porównano nakłady finansowe z perspektywy płatnika publicznego i z perspektywy 

świadczeniobiorców ponoszone w ramach opieki nad pacjentami z analizowanej populacji w przypadku 

braku finansowania ze środków publicznych ocenianej technologii lekowej w ramach programu 

lekowego („scenariusz istniejący”; utrzymanie status guo) oraz wysokość tych nakładów w sytuacji 

finansowania ze środków publicznych wnioskowanej technologii („nowy scenariusz”).  

 

Obecnie (kwiecień 2015 roku) produkt leczniczy Orfadin® dostępny jest w Polsce na zasadach importu 

docelowego opisanych w art. 4 ustawy z dnia 6 września 2001 r. - Prawo farmaceutyczne.  

Realizacja programu lekowego „Leczenie dziedzicznej tyrozynemii typu I (HT-1) nityzynonem” będzie 

związana z wpisaniem produktu leczniczego Orfadin® do Wykazu refundowanych leków, środków 

spożywczych specjalnego przeznaczenia żywieniowego oraz wyrobów medycznych.  

 

Przy ocenie efektywności klinicznej wnioskowanej technologii [41] oraz przy ocenie zasadności jej 

finansowania [107] uwzględniono hipotetyczny, historyczny komparator – schemat placebo (sama dieta 

ograniczająca spożycie tyrozyny i fenyloalaniny). Szczegóły dotyczące wyboru opcjonalnych technologii 

przedstawiono w przeprowadzonej przez Centrum HTA Sp. z o.o. Sp. k. Analizie problemu decyzyjnego 

[40]. 

Terapia nityzynonem związana jest z istotnym przedłużeniem przeżycia całkowitego oraz przeżycia 

wolnego od konieczności przeprowadzenia przeszczepu wątroby w odniesieniu do schematu placebo 

[107]. Wnioskowana technologia jest jedyną dostępną opcją terapeutyczną wśród pacjentów z 

dziedziczną tyrozynemią typu I.  

 

Na podstawie wyników badania kwestionariuszowego (por. rozdział 12.1. Analizy ekonomicznej [107]), 

ustalono, że wszyscy pacjenci predysponowani do stosowania wnioskowanej technologii stosują 

nityzynon finansowany ze środków publicznych w ramach procedury importu docelowego. Zgodnie z 

opinią eksperta klinicznego w momencie inicjalizacji programu lekowego „Leczenie dziedzicznej 

tyrozynemii typu I (HT-1) nityzynonem” zostaną do niego włączeni wszyscy pacjenci z potwierdzoną 

diagnozą dziedzicznej tyrozynemii typu I w Polsce. 

 

Mając powyższe aspekty na uwadze, zakres różnic pomiędzy porównywanymi scenariuszami (nowy vs. 

istniejący) uwarunkowany będzie wyłącznie różnym sposobem finansowania wnioskowanej technologii 

ze środków publicznych. Mając na uwadze uwzględnienie wyłączenie realnych scenariuszy dotyczących 

finansowania nityzynonu ze środków publicznych w analizie wpływu na budżet nie uwzględniono 
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scenariusza zakładającego brak dostępu pacjentów z analizowanej populacji do wnioskowanej 

technologii. Wnioskowana technologia uwzględnia stosowanie leku sierocego w chorobie ultrarzadkiej 

wśród pacjentów również z populacji pediatrycznej. Nie istnieją opcjonalne schematy terapeutyczne 

wśród pacjentów z dziedziczną tyrozynemią typu I. 

 

W przypadku sprowadzania leku w trybie importu docelowego marża hurtowa wynosi 10% zgodnie z 

art. 7 ust. 7 ustawy o refundacji [26], natomiast marża detaliczna wynosi 100% marży detalicznej 

obliczonej z wykorzystaniem algorytmu przystawionego w art. 7 ust. 4 ustawy o refundacji [26] 

(algorytmu charakterystycznego dla leków refundowanych w ramach Wykazu). Preparaty sprowadzone 

w trybie importu docelowego refundowane są na indywidualny wniosek lekarza; limit finansowania w 

tym trybie ustalany jest na poziomie ceny detalicznej (import odbywa się poprzez apteki), a lek 

wydawany jest pacjentowi po uiszczeniu opłaty ryczałtowej zgodnie z art. 39. ust. 1 Ustawy o refundacji 

(3,20 PLN za opakowanie jednostkowe niezawierające więcej niż 30 DDD) [26]. 

 

Przy proponowanych warunkach refundacji (por. rozdział 2.1.) zastosowanie będzie miała ustawowa, 

maksymalna marża hurtowa (5%); limit finansowania będzie ustalony na poziomie ceny hurtowej brutto 

poszczególnych prezentacji produktu Orfadin® (por. informacje przedstawione w Analizie wpływu na 

budżet [40]).  

Zgodnie z art. 14 ust. 1, pkt 1 Ustawy o refundacji nityzynon stosowany w programie lekowym będzie 

bezpłatny dla świadczeniobiorcy [26]. 

 

Zgodnie z informacjami uzyskanymi w ramach badania kwestionariuszowego, w chwili obecnej 

(nityzynon finansowany ze środków publicznych w ramach importu docelowego) świadczenia związane 

z przypisaniem pacjentowi leku i oceną stanu zdrowia pacjenta przyjmującego nityzynon odbywają się 

w warunkach szpitalnych i są wykazywane, jako świadczenia z grupy K28 (wrodzone wady metaboliczne; 

5.51.01.0010028 - por. rozdział 3.7. Analizy ekonomicznej [107]).  

 

Realizacja programu lekowego związana jest z rozliczaniem świadczeń medycznych z zakresu: 

diagnostyki w programie zdrowotnym (zdefiniowanej w ramach Katalogu ryczałtów za diagnostykę w 

programach lekowych), podania/wydania substancji czynnych i/albo przeprowadzenia badań 

kontrolnych (świadczenia pobytowe lub porady w trybie ambulatoryjnym definiowane w ramach 

Katalogu świadczeń i zakresów - leczenie szpitalne - programy lekowe). W ramach analizy podstawowej 

uwzględniono potencjalne różnice w koszcie opieki nad pacjentem z analizowanej populacji pomiędzy 

porównywanymi scenariuszami wynikające z różnego sposobu finansowania wnioskowanej technologii 
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(redukcja świadczeń K28 o około 20% w wyniku wyodrębnienia świadczeń diagnostycznych związanych 

z leczeniem nityzynonem). 

 

Z powodu uwzględnienia zużycia odrębnych świadczeń medycznych w ramach porównywanych 

scenariuszy, w ramach analizy podstawowej występować będą nieistotne różnice z koszcie 

monitorowania stanu pacjenta. Z tego powodu w ramach analizy wrażliwości testowano wpływ na wyniki 

uwzględnienia jednakowego koszt monitorowania w obydwu scenariuszach. Szczegóły dotyczące 

estymacji kosztu opieki nad pacjentem z analizowanej populacji przedstawiono w rozdziale 3.7. Analizy 

ekonomicznej [107]. 

 

Porównanie form finansowania porównywanych interwencji pomiędzy scenariuszami przedstawiono w 

tabeli poniżej. 

 

Tabela 1. Finansowanie Orfadin® w leczeniu dziedzicznej tyrozynemii typu I w ramach porównywanych 

scenariuszy. 

 Scenariusz istniejący Nowy scenariusz 

Sposób finansowania Orfadin® w 
leczeniu dziedzicznej tyrozynemii typu 

I 

Import docelowy i dodatkowe 
hospitalizacje związane w 

monitorowaniem stan u pacjenta 
rozliczane w ramach grupy K28 

(łącznie badania związane z 
monitorowaniem leczenia nityzynonem 

i standardową opieką) 

Program lekowy i hospitalizacje 
związane z monitorowaniem stanu 

pacjenta wliczone w ryczałt za 
diagnostykę; 20% redukcja 

hospitalizacji w ramach grupy K28 

Zakres wykorzystania wśród pacjentów 
z populacji docelowej 

100% 100% 

Wysokość cen zbytu netto 
poszczególnych prezentacji produktu 

leczniczego Orfadin® 

Na podstawie informacji uzyskanych 
od Zamawiającego, przy 

uwzględnieniu kursu euro z grudnia 
2014 roku [72] (w ramach analizy 

wrażliwości uwzględniono zakres cen 
zbytu netto wskazany przez 
Ministerstwo Zdrowia [109]) 

Ceny sugerowane przez Podmiot 
odpowiedzialny 

Wysokość marży hurtowej 10% 5% 

Marża detaliczna uwzględniona brak 

Limit finansowania na poziomie ceny detalicznej na poziomie ceny hurtowej brutto 

Źródło informacji na temat kosztu 
opieki pacjentów z analizowanej 

populacji 

badanie kwestionariuszowe (rozdział 
12.1. Analizy ekonomicznej [107]) 

badanie kwestionariuszowe (rozdział 
12.1. Analizy ekonomicznej [107]) 

 

Wyniki analizy wpływu na budżet przedstawiono w ujęciu wszystkich pacjentów w stanie klinicznym 

wskazanym we wniosku (pacjenci z dziedziczną tyrozynemią typu I). 
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W ramach niniejszej analizy wpływu na system ochrony zdrowia przedstawiono: 

 wielkość populacji, o których mowa w §6 ust 1 i 2 rozporządzenia [34] (por. rozdział 2.5.), 

 ilościową prognozę rocznych wydatków podmiotu zobowiązanego do finansowania świadczeń ze 

środków publicznych, jakie będą ponoszone na leczenie pacjentów w stanie klinicznym wskazanym 

we wniosku, z wyszczególnieniem składowej wydatków stanowiącej refundację ceny wnioskowanej 

technologii, przy założeniu, że minister właściwy do spraw zdrowia nie wyda decyzji o objęciu 

refundacją, o której mowa w art. 11 ust. 1 ustawy, zgodnie z §6 ust 4 rozporządzenia [34] 

(prognoza opisana jako „scenariusz istniejący”), 

 ilościową prognozę rocznych wydatków podmiotu zobowiązanego do finansowania świadczeń ze 

środków publicznych, jakie będą ponoszone na leczenie pacjentów w stanie klinicznym wskazanym 

we wniosku, z wyszczególnieniem składowej wydatków stanowiącej refundację ceny wnioskowanej 

technologii, przy założeniu, że minister właściwy do spraw zdrowia wyda decyzję o objęciu 

refundacją, o której mowa w art. 11 ust. 1 ustawy, zgodnie z §6 ust 5 rozporządzenia [34] 

(prognoza opisana jako „nowy scenariusz”), 

 oszacowania różnicy w w/w prognozach, zgodnie z §6 ust 6 rozporządzenia [34], 

 zgodnie z §6 ust 7 rozporządzenia [34] przedstawiono również prognozy i różnice w ich wartościach 

dla dwóch skrajnych scenariuszy wielkości populacji docelowej (scenariusze opisane jako minimalny 

i maksymalny). 

 

W ramach niniejszej analizy przedstawiono również oszacowania aktualnych rocznych wydatków 

podmiotu zobowiązanego do finansowania świadczeń ze środków publicznych, ponoszonych na leczenie 

pacjentów w stanie klinicznym wskazanym we wniosku, z wyszczególnieniem składowej wydatków 

stanowiącej refundację ceny wnioskowanej technologii, o ile występuje, zgodnie z §6 ust 3 

rozporządzenia [34], ale z ograniczeniami. Przy ocenie wydatków z budżetu płatnika publicznego 

przeznaczonych na finansowanie opieki pacjentów z analizowanej populacji w 2013 i 2014 roku 

uwzględniono metody pośrednie opisane szczegółowo na etapie Analizy problemu decyzyjnego [40]. 

W Analizie problemu decyzyjnego [40] przedstawiono również jedyne dostępne, niepełne wydatki na 

refundację ocenianego produktu leczniczego sprowadzanego w ramach importu docelowego (informacje 

na temat kosztu leków sprowadzanych w trybie importu docelowego określonego na podstawie 

Sprawozdań z działalności NFZ). 

 

2.5. Charakterystyka i wielkość analizowanej populacji  
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Charakter analizowanej populacji został określony w oparciu o zarejestrowane wskazania do stosowania 

produktu leczniczego Orfadin® [108] oraz zakres wnioskowanego wskazania, który w pełni pokrywa się 

z zarejestrowanym wskazaniem. 

 

Szczegóły dotyczące charakterystyki pacjentów z analizowanej populacji oraz założeń poczynionych przy 

ocenie tej charakterystyki przedstawiono w rozdziale 2.4. Analizy ekonomicznej [107]. 

 

Rozważano populację o charakterze otwartym. Uwzględniono coroczne zwiększanie jej wielkości poprzez 

włączenie nowych osobników. 

 

Na podstawie wyników przeprowadzonego badania kwestionariuszowego (por. rozdział 12.1. Analizy 

ekonomicznej [107]) oraz przy uwzględnieniu danych uzyskanych z Departamentu Gospodarki Lekami 

Ministerstwa Zdrowia [109] (por. tabela poniżej) ustalono, iż obecnie w Polsce żyje 14 pacjentów z 

potwierdzoną diagnozą dziedzicznej tyrozynemii typu I. 

 

Tabela 2. Wielkość docelowej populacji pacjentów na podstawie wyników badania kwestionariuszowego [107] 

oraz informacji przedstawionych w [109]. 

Rok Wielkość populacji docelowej 
Liczba pacjentów rozpoczynających leczenie 

nityzynonem 

2011 13 Brak danych 

2012 13 0 

2013 14 1 

2014 14 0 

2015 14 (dane do końca marca 2015 r.) 0 (dane do końca marca 2015 r.) 

 

Zgodnie z opinią eksperta klinicznego rocznie rozpoznawanych w Polsce jest maksymalnie 2 pacjentów 

z dziedziczną tyrozynemią typu I. Niemniej jednak rzeczywiste dane przedstawione w tabeli powyżej 

sugerują zapadalność na poziomie 1 pacjenta na 3 lata. 

Taki wzrost wielkości populacji docelowej został uwzględniony w ramach scenariusza najbardziej 

prawdopodobnego – założono rozpoczęcie leczenia nityzynonem u jednego pacjenta w 2016 roku (3 

lata od inicjalizacji leczenia u ostatniego pacjenta).  

 

Mając na uwadze niską zapadalność w ramach scenariusza minimalnego nie uwzględniono wzrostu 

wielkości analizowanej populacji chorych (14 pacjentów przez cały horyzont czasowy); w ramach 
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scenariusza maksymalnego założono coroczny wzrost wielkości populacji docelowej na poziomie 1 

pacjenta (15 w 2015, 16 w 2016, 17 pacjentów w 2017 roku). 
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W ramach niniejszej analizy pominięto śmiertelność pacjentów z analizowanej populacji oraz 

prawdopodobieństwo przeprowadzenia przeszczepu wątroby zazwyczaj wykluczającego z terapii 

nityzynonem. Przedstawione założenia uzasadniono: niską liczebnością docelowej populacji (14 

pacjentów w chwili obecnej), a także faktem, iż mediana czy średnia wartość okresu do wystąpienia 

w/w zdarzeń istotnie przekracza długość horyzontu czasowego analizy wpływu na budżet [107]. 

Pominięto tym samym możliwość zaprzestania stosowania nityzynonu przez pacjentów aktualnie 

poddawanych terapii z wykorzystaniem tej substancji czynnej. Niemniej jednak założono zmianę 

charakterystyki pacjenta z analizowanej kohorty chorych (uwzględniono wzrost wagi w horyzoncie 

analizy wśród pacjentów przed ukończeniem 18 roku życia). 

 

Na etapie Analizy ekonomicznej określono model zależności wagi ciała pacjenta od wieku na podstawie 

indywidualnych danych 13 pacjentów z dziedziczną tyrozynemią typu 1 w Polsce (35 punktów 

wykorzystanych do regresji; por. arkusz „Dawka, waga” modelu dołączonego do niniejszego 

opracowania oraz informacje przedstawione w raporcie [107]). 

Na podstawie modelu regresji ustalono, że co roku waga ciała pacjenta przed ukończeniem 18 roku 

życia wzrasta średnio o 3,4015 kg (95% CI: 3,1066 do 3,6963), przy wadze w momencie urodzenia na 

poziomie 2,9767 kg (95% CI: 0 do 10,4700).  

Przedstawiona zmiana wagi ciała została uwzględniona przy ocenie ewentualnego wzrostu wagi ciała 

pacjentów z analizowanej populacji. 

Uwzględniono dodatkowo wskazane przez eksperta klinicznego (por. arkusz „Badanie 

kwestionariuszowe” modelu dołączonego do niniejszego opracowania oraz informacje przedstawione w 

raporcie [107]) aktualne wagi ciała 12 z 14 pacjentów obecnie stosujących nityzynon. Ocenę wagi ciała 

13. pacjenta (wiek: 8 lat) dokonano na podstawie modelu regresji opisanego powyżej, a ocenę wagi 

ciała 14. pacjenta (pacjent dorosły) dokonano na podstawie średniej z wagi ciała estymowanej dla 

pacjentów osiągających dorosły wiek do zakończenia horyzontu czasowego analizy wpływu na budżet. 

Założono również, że w przypadku osiągnięcia wieku dorosłego przez pacjenta z analizowanej populacji 

nie będzie obserwowana zmiana wagi. 

 

Poczynione założenia zostały zweryfikowane na podstawie rzeczywistego zużycia opakowań leków 

Orfadin® w 2014 roku (22 opakowania Orfadin® 2 mg, 71 opakowań Orfadin® 5 mg i 197 opakowań 

Orfadin® 10 mg, tj. 142 140 mg wśród 14 pacjentów) [109]. 

Uwzględniono przy tym średnią dawkę nityzynonu opisaną w rozdziale 2.1. 

 

Wyniki kalkulacji przedstawiono w tabeli poniżej. 
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Tabela 3. Informacje na temat wagi ciała pacjentów aktualnie stosujących nityzynon w Polsce. Scenariusz 

najbardziej prawdopodobny parametrów analizy. 

Pacjent 
Wiek w 

2015 roku 
(lata) 

Waga ciała w 
2015 r. 

Estymowana 
waga ciała w 

2014 r. 

Estymowana 
waga ciała w 

2015 r. 

Estymowana 
waga ciała w 

2016 r. 

Estymowana 
waga ciała w 

2017 r. 

1* 21 40 40,00 40,00 40,00 40,00 

2 15 35 31,60 35,00 38,40 41,80 

3 13 25 21,60 25,00 28,40 31,80 

4 5 15 11,60 15,00 18,40 21,80 

5** 17 50 46,60 50,00 53,40 53,40 

6 7 20 16,60 20,00 23,40 26,80 

7 8 15 11,60 15,00 18,40 21,80 

8 13 40 36,60 40,00 43,40 46,80 

9*** 8 brak danych 26,79 30,19 33,59 36,99 

10^ 18 60 56,60 60,00 60,00 60,00 

11 11 25 21,60 25,00 28,40 31,80 

12^ 18 60 56,60 60,00 60,00 60,00 

13 3 18 14,60 18,00 21,40 24,80 

14^^ >18 0 53,35 53,35 53,35 53,35 

* założono brak dalszej zmiany wagi u pacjenta w horyzoncie BIA (od 2011 roku obserwowano spadek wagi tego pacjenta [107]); 
** założono brak zmiany wagi po osiągnięciu wieku >18 r.ż. (w 2017); 
*** określono na podstawie modelu regresji ze względu na brak danych; 
^ założono brak zmiany wagi po osiągnięciu wieku >18 r.ż. (w 2015); 
^^ przyjęto średnią z wagi estymowanej dla pacjentów osiągających dorosły wiek do zakończenia horyzontu czasowego BIA. 

 

Sumaryczna waga pacjentów z analizowanej populacji wyniosła: 445,72 kg w 2014 roku, 486,54 kg w 

2015 roku, 520,55 kg w 2016 roku i 551,17 kg w 2017 roku. 

Uwzględniając średnią dawkę nityzynonu na poziomie około 0,9661 mg na kg masy ciała przez średnio 

365,25 dni w roku, na podstawie przeprowadzonych obliczeń ustalono, że w 2014 roku wykorzystano 

około 157 278 mg analizowanej substancji czynnej, czyli o około 10,7% więcej niż wskazują na to 

informacji uzyskane z Ministerstwa Zdrowia [109] (szczegółowe obliczenia w arkuszu „Obliczenia BIA” 

modelu dołączonego do niniejszego opracowania). 

Zmiana wartości parametrów związanych z oceną zależności wagi ciała od wieku (zmiana wartości 

parametrów modelu regresji w zakresie 95% CI rozkładu wieloczynnikowego normalnego dokonana w 

ramach dekompozycji Cholesky’ego [107]) spowodowała, że względny błąd oszacowań w odniesieniu 
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do rzeczywistych danych wynosił od -7,7% w ramach scenariusza minimalnego do +38,8% w ramach 

scenariusza maksymalnego.  

Uznano, że przy braku dokładnych danych na temat wagi ciała wszystkich pacjentów oraz wysokości 

dawki nityzynonu, przeprowadzone obliczenia w zadowalający sposób odzwierciedlają rzeczywiste 

wartości.  

 

W opracowaniu założono, że każdy nowo rozpoznany pacjent z dziedziczną tyrozynemią typu I będzie 

rozpoczynał leczenie nityzynonem na początku roku, w którym nastąpiła inicjalizacja leczenia 

nityzynonem.  

Wiek pacjenta w momencie inicjalizacji leczenia został określony na podstawie wartości parametrów 

modelowania przeprowadzonego na etapie Analizy ekonomicznej: parametru 30. (średni wiek w latach 

w momencie rozpoznania) i 31. (średni okres w latach od rozpoznania do inicjalizacji terapii nityzynonem) 

– por. arkusz „Parametry” modelu dołączonego do opracowania oraz informacje w raporcie z Analizy 

ekonomicznej [107]. 

Wagę ciała pacjenta włączanego do obserwacji w ramach analizy określono z wykorzystaniem modelu 

regresji opisanego powyżej. Obliczenia przeprowadzono przy uwzględnieniu faktu, iż średnia waga w 

zdefiniowanym okresie (1 rok) jest równa wadze w punkcie środkowym okresu i równa średniej z wagi 

na początku i końcu okresu, przy założeniu liniowego wzrostu wagi jak wynika z zastosowanego modelu 

regresji. 

 

Dane dotyczące zużycia nityzynonu w kolejnych latach od rozpoczęcia terapii u pacjentów włączanych 

do obserwacji w niniejszej analizie przedstawiono w tabeli poniżej. 

Uwzględniono średnią dawkę wśród wszystkich pacjentów z analizowanej populacji (por. rozdział 2.1.). 

W ramach skrajnych scenariuszy uwzględniono zarówno zmianę parametrów określających wiek 

pacjenta w momencie rozpoczęcia terapii nityzynonem jak i parametrów dotyczących średniej dawki 

leku i modelu korelacji wagi ciała od wieku.  

 

Tabela 4. Zużycie mg nityzynonu wśród pacjentów rozpoczynających leczenie w horyzoncie analizy wpływu na 

budżet. 

Rok terapii 
nityzynonem 

Scenariusz najbardziej 
prawdopodobny 

Scenariusz minimalny Scenariusz maksymalny 

Pierwszy 2226,93 578,91 6236,37 

Drugi 3427,18 1676,63 7585,15 

Trzeci 4627,42 2774,35 8933,92 
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Szczegółowe informacje na temat przeprowadzonych obliczeń znajdują się w arkuszu „Obliczenia BIA” 

modelu dołączonego do niniejszego opracowania. 

 

Populację, o której mowa w § 6 ust. 1 pkt 1 a [34] stanową wszyscy pacjenci z potwierdzoną diagnozą 

dziedzicznej tyrozynemii typu I (HT-1) w Polsce. Z grupy tej wyłączono pacjentów, którzy zaprzestali 

stosowania nityzynonu na skutek przeszczepienia wątroby.  

Populacja ta pokrywa się z populacją, o której mowa w § 6 ust. 1 pkt 1 b [34] – nie następuje żadne 

zawężenie wskazań refundacyjnych w odniesieniu do wskazań zarejestrowanych. Ponieważ nityzynon 

jest jedyną dostępną opcją terapeutyczną wśród analizowanych pacjentów jest on stosowany u 

wszystkich pacjentów ze wskazanej populacji (por. rozdział 2.4.). Z tego powodu populacje, o których 

mowa w § 6 ust. 1 pkt 1 c oraz § 6 ust. 1 pkt 2 [34] pokrywają się z wcześniej wymienionymi 

populacjami. 

 

Podsumowanie wyników oceny wielkości analizowanej populacji przedstawiono w tabelach poniżej. 

 

Tabela 5. Podsumowanie wielkości populacji zgodnej z §6 ust 1 i 2 rozporządzenia [34] (wyniki zaokrąglone). W 

nawiasach podano wartości uwzględnione w ramach skrajnych scenariuszy wielkości analizowanej populacji 

(minimalnego i maksymalnego). 

Charakter populacji Podstawa [34] 

Roczna wielkość populacji pacjentów w stanie 
klinicznym wskazanym we wniosku 

2015 2016 2017 

A. Pacjenci z potwierdzoną diagnozą 
dziedzicznej tyrozynemii typu 1 (HT-1; 
wykluczono pacjentów po przeszczepie 

wątroby) . 

§ 6 ust. 1 pkt 1 a 14 (14 – 15) 15 (14 – 16) 15 (14 – 17) 

B. Wszyscy pacjenci z punktu A. (brak 
zawężenia wskazań refundacyjnych w 

odniesieniu do zarejestrowanych 
wskazań) 

§ 6 ust. 1 pkt 1 b 14 (14 – 15) 15 (14 – 16) 15 (14 – 17) 

C. Wszyscy pacjenci z punktu B. 
poddawani leczeniu NTBC w ramach 

procedury importu docelowego 
("scenariusz istniejący") 

§ 6 ust. 1 pkt 1 c 14 (14 – 15) 15 (14 – 16) 15 (14 – 17) 

D. Wszyscy pacjenci z punktu B. 
poddawani leczeniu NTBC w ramach 

programu lekowego ("nowy scenariusz") 
§ 6 ust. 1 pkt 2 14 (14 – 15) 15 (14 – 16) 15 (14 – 17) 

 

Ustalono, że w horyzoncie analizy wpływu na budżet predysponowanych do stosowania nityzynonu 

będzie: 

 14 pacjentów (zakres: 14 – 15) w 2015 roku, 
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 15 pacjentów (zakres: 14 – 16) w 2016 roku oraz 

 15 pacjentów (zakres: 14 – 17) w 2017 roku. 

 

2.6. Analiza wpływu na skutki zdrowotne  

 

Ze względu na fakt, iż porównywane scenariusze różnią się jedynie sposobem finansowania 

wnioskowanego produktu leczniczego oraz sposobem rozliczania hospitalizacji związanych z 

monitorowaniem stanu pacjenta nie uwzględniono różnic z skutkach zdrowotnych pomiędzy 

scenariuszem istniejącym a nowym scenariuszem. Nie przeprowadzono osobnej oceny wpływu podjęcia 

rozważanej decyzji na skutki zdrowotne w ujęciu populacyjnym. 

 

2.7. Koszty uwzględnione w opracowaniu 

 

W ramach niniejszego opracowania uwzględniono zasoby zużywane w trakcie codziennej praktyki 

lekarza prowadzącego terapię pacjenta w stanie klinicznym wskazanym we wniosku o objęcie refundacją 

i ustalenie ceny urzędowej poszczególnych prezentacji produktu leczniczego Orfadin®.  

Dane kosztowe zebrano w okresie od marca do kwietnia 2015 roku (z datą odcięcia 3 kwietnia 2015 

roku).  

Przy ocenie kosztów i wielkości populacji wykorzystano opublikowane informacje, a w przypadku ich 

braku – opinie ekspertów (wyniki badania kwestionariuszowego), informacje uzyskane z Departamentu 

Gospodarki Lekami Ministerstwa Zdrowia [109] oraz informacje dostarczone przez Zamawiającego. 

 

W ramach badania kwestionariuszowego przeprowadzonego z udziałem dwóch ekspertów klinicznych, 

pod których bezpośrednią opieką znajdują się wszyscy pacjenci z analizowanej populacji (wszyscy 

pacjenci aktualnie są leczeni lub odbywają porady/wizyty sezonowe w strukturach Instytutu „Pomnik - 

Centrum Zdrowia Dziecka”: Poradnia Chorób i Transplantacji Wątroby i Klinika Chorób Metabolicznych) 

uzyskano informacje na temat aktualnego postępowania z pacjentami z analizowanej populacji.  

Szczegółowe informacje na temat respondentów badań kwestionariuszowych, ich metodologii i wyników 

zamieszczono w rozdziale  12.1. Analizy ekonomicznej [107] oraz w arkuszu „Badanie kwestionariuszowe” 

modelu decyzyjnego dołączonego do niniejszego opracowania. 

 

Przy ocenie kosztów z perspektywy Narodowego Funduszu Zdrowia posłużono się informacjami 

przedstawionymi w aktualnych Zarządzeniach Prezesa NFZ [46], [48], [49], [50], [51], [54], [71] 

(kwiecień 2015 roku). 
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W opracowaniu uwzględniono koszt farmakoterapii, oszacowany zgodnie z zasadami refundacji leków 

określonymi w ramach Ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji leków, środków spożywczych 

specjalnego przeznaczenia żywieniowego oraz wyrobów medycznych (Dz. U. 2011 nr 122 poz. 696. z 

późń. zm.) [26] oraz koszt leków zgodny z obwieszczeniem Ministra Zdrowia dotyczącym Wykazu 

refundowanych leków, środków spożywczych specjalnego przeznaczenia żywieniowego oraz wyrobów 

medycznych, wchodzącym w życie z dniem 1 marca 2015 roku [39]. 

 

Zasoby uwzględnione w analizie związane są z kosztami z perspektywy świadczeniobiorcy i/albo płatnika 

publicznego. 

 

Zidentyfikowano następujące kategorie kosztowe istotne z perspektywy płatnika publicznego: 

 finansowanie leków i środków specjalnego przeznaczenia żywieniowego stosowanych w 

analizowanym wskazaniu, 

 finansowanie świadczeń szpitalnych pobytowych oraz świadczeń diagnostycznych, 

 koszt związany z przeprowadzeniem przeszczepu wątroby i jego konsekwencjami (kategoria kosztu 

określona z uwzględnieniem statystycznych proporcji pacjentów u których jest prawdopodobne 

jego przeprowadzenie). 

 

Z perspektywy pacjenta zidentyfikowano koszt dopłat za środki specjalnego przeznaczenia 

żywieniowego sprowadzane w trybie importu docelowego, koszt dopłat za leki stosowane w terapii 

rozpatrywanych zdarzeń klinicznych oraz koszt zapłaty za nierefundowane leki stosowane w terapii 

rozpatrywanych zdarzeń klinicznych. 

 

Ceny producenta netto poszczególnych prezentacji preparatu Orfadin® stosowanych w ramach 

proponowanego programu lekowego zostały przyjęte na podstawie informacji od Podmiotu 

odpowiedzialnego.  

 

Szczegóły dotyczące oszacowań poszczególnych kosztów jednostkowych uwzględnionych w 

opracowaniu przedstawiono w przeprowadzonej przez Centrum HTA Sp. z o.o. Sp. k. Analizie 

ekonomicznej (przede wszystkim rozdziałach: 3.7. i 12.1.) [107] oraz w dołączonym do raportu modelu 

decyzyjnym (arkusze: „Badanie kwestionariuszowe” i „Koszty jednostkowe”). 

 

Opierając się na Wytycznych przeprowadzania Ocen Technologii Medycznych [1], w ramach niniejszej 

analizy wpływu na budżet nie uwzględniono dyskontowania. 
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2.8. Metody estymacji wyników analizy i parametry analizy wpływu na budżet  

 

Zastosowana w niniejszej analizie metoda estymacji wyników w ujęciu populacyjnym uwzględnia 

obserwację rocznej liczby pacjentów, która pozwala określić sumaryczne zużycie danych zasobów w 

ujęciu populacyjnym. 

W uproszczeniu, iloczyn liczby dni w roku, liczba pacjentów leczonych w roku oraz średniego dziennego 

zużycia danego zasobu medycznego (lub średniego dziennego kosztu) pozwala określić całkowite 

zużycie zasobów medycznych (lub kosztów) wśród pacjentów w stanie klinicznym wskazanym we 

wniosku.  

 

Przedstawiona w rozdziale 2.5. wielkość populacji dotyczy pacjentów aktualnie stosujących nityzynon w 

warunkach polskich oraz pacjentów, u których stosowanie nityzynonu rozpocznie się w horyzoncie 

czasowym analizy wpływu na budżet (pacjenci z diagnozą dziedzicznej tyrozynemii typu I, u których 

zainicjowane zostanie leczenie nityzynonem w horyzoncie analizy). 

Założono, że każdy pacjent z analizowanej populacji będzie stosował nityzynon przez cały rok.  

Wśród pacjentów rozpoczynających leczenie nityzynonem uwzględniono zużycie świadczeń medycznych 

(częstotliwość pobytów w szpitalu) w 1. roku leczenia jak wśród pacjentów w wieku poniżej 1 roku życia; 

wśród pozostałych uwzględniono standardowe zużycie zasobów medycznych szczegółowo opisane w 

raporcie [107]. 

 

W obliczeniach wykorzystano dane wejściowe modelu kohortowego Markowa szczegółowo opisanego 

na etapie Analizy ekonomicznej [107].  

Zestawienie wszystkich parametrów analizy wpływu na budżet przedstawiono w tabeli poniżej. 

 

Tabela 6. Parametry i założenia analizy wpływu na budżet. 

Nr parametru 
(nr z arkusza 
„parametry”) 

Opis 

Wartość 

Scenariusz 
najbardziej 

prawdopodobny 

Scenariusz 
minimalny 

Scenariusz 
maksymalny 

- 
Liczba pacjentów stosujących 

nityzynon w 2014 roku 
14 14 14 

- 

Liczba pacjentów 
rozpoczynających leczenie 

nityzynonem w 2015, 2016 i 
2017 roku 

0, 1, 0 0, 0, 0 1, 1, 1  

- 
Aktualna masa ciała 

pacjentów stosujących 
nityzynon 

Na podstawie indywidualnych danych 12 pacjentów i założeń 
przedstawionych w rozdziale 2.5. 
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Nr parametru 
(nr z arkusza 
„parametry”) 

Opis 

Wartość 

Scenariusz 
najbardziej 

prawdopodobny 

Scenariusz 
minimalny 

Scenariusz 
maksymalny 

26 
Średnia dawka nityzynonu 

[mg/kg m.c./d] 
0,9661 0,8131 1,1887 

27 
Model regresji wagi ciała od 

dawki – wyraz wolny 
2,9767 0,0000 10,4770 

28 
Model regresji wagi ciała od 
dawki – współczynnik wagi 

3,4015 3,6963 3,1066 

30 
Średni wiek pacjenta przy 
rozpoznaniu HT-1 [r.ż.] 

0,47 0,00 0,75 

31 
Średni okres od rozpoznania 
do rozpoczęcia leczenia NTBC 

[lata] 
0,0123 0,0013 0,0274 

45 
Odsetek wykorzystania 

poszczególnych opakowań 
ocenianego produktu – 2 mg 

7,6% 7,6% 7,6% 

46 
Odsetek wykorzystania 

poszczególnych opakowań 
ocenianego produktu – 5 mg 

24,5% 24,5% 24,5% 

47 

Odsetek wykorzystania 
poszczególnych opakowań 
ocenianego produktu – 10 

mg 

67,9% 67,9% 67,9% 

48 
Sugerowana cena zbytu netto 
Orfadin®; program lekowy – 

2 mg 
3 450,00 PLN 3 450,00 PLN 3 450,00 PLN 

49 
Sugerowana cena zbytu netto 
Orfadin®; program lekowy – 

5 mg 
6 900,00 PLN 6 900,00 PLN 6 900,00 PLN 

50 
Sugerowana cena zbytu netto 
Orfadin®; program lekowy – 

10 mg 
12 600,00 PLN 12 600,00 PLN 12 600,00 PLN 

51 
Cena zbytu netto Orfadin® w 
imporcie docelowym – 2 mg 

3 800,97 PLN 3 800,97 PLN 3 800,97 PLN 

52 
Cena zbytu netto Orfadin® w 
imporcie docelowym – 5 mg 

7 601,94 PLN 7 601,94 PLN 7 601,94 PLN 

53 
Cena zbytu netto Orfadin® w 
imporcie docelowym – 10 mg 

13 683,49 PLN 13 683,49 PLN 13 683,49 PLN 

54 

Częstotliwość miesięczna 
odbywania planowanych 
pobytów w szpitalu przez 
pacjentów z analizowanej 

populacji w wieku poniżej 1 
roku życia (K28. Wrodzone 

wady metaboliczne 

1 1 1 

56 

Częstotliwość miesięczna 
odbywania planowanych 
pobytów w szpitalu przez 
pacjentów z analizowanej 

populacji w wieku powyżej 1 

0,2857 0,2857 0,2857 
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Nr parametru 
(nr z arkusza 
„parametry”) 

Opis 

Wartość 

Scenariusz 
najbardziej 

prawdopodobny 

Scenariusz 
minimalny 

Scenariusz 
maksymalny 

roku życia (K28. Wrodzone 
wady metaboliczne 

58 

Odsetek zastępowanych 
pobytów K28 przez 

świadczenia programu 
lekowego (porady 
ambulatoryjne) 

20% 20% 20% 

59 

Koszt kwalifikacji do 
programu lekowego (wszyscy 

pacjenci w momencie 
włączenia do programu) 

325 PLN 325 PLN 325 PLN 

60 

Liczba dni planowanego 
pobytu rozliczanego w 
ramach świadczenia 

5.51.01.0010028 (K28. 
Wrodzone wady 
metaboliczne) 

3 dni 3 dni 3 dni 

64 

Koszt rocznego ryczałtu za 
diagnostykę w 

proponowanym programie 
lekowym 

4 432,64 PLN 4 432,64 PLN 4 432,64 PLN 

65 

Miesięczny koszt stosowania 
środków specjalnego 

przeznaczenia żywieniowego 
– płatnik publiczny 

1 552,87 PLN 1 552,87 PLN 1 552,87 PLN 

66 

Miesięczny koszt stosowania 
środków specjalnego 

przeznaczenia żywieniowego 
– świadczeniobiorca 

7,13 PLN 7,13 PLN 7,13 PLN 

Koszty jednostkowe (por. arkusz „Koszty jednostkowe”) 

- 

5.51.01.0010028, K28. 
Wrodzone wady 

metaboliczne: 1 świadczenie 
JGP, planowy pobyt ≥2 dni 

4 264,00 PLN 4 264,00 PLN 4 264,00 PLN 

- 

5.51.01.0010028, K28. 
Wrodzone wady 

metaboliczne: 1 świadczenie 
JGP, planowy pobyt do 2 dni 

884,00 PLN 884,00 PLN 884,00 PLN 

- 

5.51.01.0010028, K28. 
Wrodzone wady 

metaboliczne: 1 świadczenie 
JGP, hospitalizacja nie 

planowana 

4 472,00 PLN 4 472,00 PLN 4 472,00 PLN 

- 

5.51.01.0010028, K28. 
Wrodzone wady 

metaboliczne: Osobodzień 
powyżej 12 dni pobytu 

208,00 PLN 208,00 PLN 208,00 PLN 

- 

5.08.07.0000003, przyjęcie 
pacjenta w trybie 

ambulatoryjnym związane z 
wykonaniem programu: 1 

produkt 

104,00 PLN 104,00 PLN 104,00 PLN 
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Nr parametru 
(nr z arkusza 
„parametry”) 

Opis 

Wartość 

Scenariusz 
najbardziej 

prawdopodobny 

Scenariusz 
minimalny 

Scenariusz 
maksymalny 

- 

5.08.07.0000007, kwalifikacja 
i weryfikacja leczenia w 

chorobach ultrarzadkich: 1 
produkt 

325,00 PLN 325,00 PLN 325,00 PLN 

- 

5.08.08.0000009, 
Diagnostyka w programie 

leczenia raka 
wątrobowokomórkowego: 1 

produkt 

1 992,64 PLN 1 992,64 PLN 1 992,64 PLN 

Dodatkowe założenia 

- 
Marża hurtowa na leki 
sprowadzane w trybie 
importu docelowego  

10% 10% 10% 

- 
Marża hurtowa na leki 

stosowane w programie 
lekowym 

5% 5% 5% 

- 

Marża detaliczna na leki 
sprowadzane w trybie 
importu docelowego i 

odpłatność świadczeniobiorcy 

Zgodnie z ustawą o refundacji leków [26] 

 

Wszystkie parametry Analizy wpływu na budżet omówione w niniejszym rozdziale oraz w rozdziałach 

2.1.-2.7. zostały szczegółowo opisane w raporcie z Analizy ekonomicznej [107].  

 

2.9. Analiza wrażliwości  

 

W ramach analizy podstawowej uwzględniono trzy scenariusze: 

 scenariusz najbardziej prawdopodobny, uwzględniający realistyczne wartości parametrów 

dotyczących wielkości analizowanej populacji i wpływu refundacji wnioskowanej technologii na 

budżet płatnika publicznego, 

 scenariusz minimalny, uwzględniający skrajne wartości z zakresu niepewności parametrów 

dotyczących wielkości analizowanej populacji, generujące minimalny wpływ ocenianej decyzji na 

budżet płatnika publicznego, 

 scenariusz maksymalny, uwzględniający skrajne wartości zakresu niepewności parametrów 

dotyczących wielkości analizowanej populacji, generujące maksymalny wpływ ocenianej decyzji na 

budżet płatnika publicznego. 

 

Przy ocenie skrajnych scenariuszy uwzględniono maksymalny zakres niepewności (ustalony na poziomie 

95% przedziału ufności lub zakresu min.-maks.) parametrów wpływających na wielkość populacji 
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docelowej oraz parametrów wpływających na zużycie nityzynonu (por. opis założeń modelowania i 

parametrów niepewnych przedstawiony w Analizie ekonomicznej [107]). 



Ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznego i świadczeniobiorców decyzji o finansowaniu ze środków 

publicznych stosowania produktu Orfadin® (nityzynon) podawanego równocześnie z dietą ograniczającą spożycie 

tyrozyny i fenyloalaniny w leczeniu pacjentów z potwierdzoną diagnozą dziedzicznej tyrozynemii typu I w 

warunkach polskich. 
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W ramach analizy wrażliwości rozpatrywano następujące warianty analizy (każdy zaprezentowany dla 

scenariusza najbardziej prawdopodobnego, minimalnego oraz maksymalnego): 

 wyniki analizy podstawowej z zakresem niepewności ustalonym w ramach skrajnych scenariuszy; 

 założenie takich samych kosztów monitorowania pacjenta w ramach scenariusza istniejącego i 

scenariusza nowego; 

 alternatywne źródło informacji na temat kształtu rynku sprzedaży produktu leczniczego Orfadin® 

(por. rozdział 3.7.2.1. Analizy ekonomicznej [107]); 

 minimalne ceny produktu Orfadin® sprowadzanego w ramach procedury importu docelowego (dane 

z 2014 roku [109]; por. rozdział 3.7.2.1. Analizy ekonomicznej [107]); 

 maksymalne ceny produktu Orfadin® sprowadzanego w ramach procedury importu docelowego 

(dane z 2014 roku [109]; por. rozdział 3.7.2.1. Analizy ekonomicznej [107]). 

 

3. Wyniki analizy wpływu na budżet 

 

3.1. Aktualne wydatki z budżetu płatnika publicznego 

 

Nie są dostępne precyzyjne oszacowania aktualnych wydatków z budżetu płatnika publicznego 

przeznaczonych na świadczenia zdrowotne pacjentów z analizowanej populacji. Na etapie Analizy 

problemu decyzyjnego [40], przy wykorzystaniu informacji uzyskanych od ekspertów klinicznych oraz z 

Ministerstwa Zdrowia ustalono, że: 

 w 2013 roku koszt nityzynonu stosowanego u 14 pacjentów mieścił się w zakresie od 4 996 487 do 

6 690 166 PLN 

 w 2014 roku koszt nityzynonu stosowanego u 14 pacjentów mieścił się w zakresie od 4 374 897 do 

6 376 728 PLN 

 przy uwzględnieniu informacji uzyskanych od Zamawiającego w zakresie cen zbytu netto i kursu 

euro z grudnia 2014 roku ustalono, że wydatki z budżetu przeznaczonego na finansowanie 

świadczeń medycznych ponoszone w 2014 roku na nityzynon mogły wynieść 3 999 605 PLN. 

Ustalono także, że sumaryczne wydatki z budżetu płatnika publicznego przeznaczone na finansowanie 

wszystkich świadczeń medycznych wśród 14 pacjentów z dziedziną tyrozynemią typu 1 poddawanych 

terapii z wykorzystaniem nityzynonu (koszt nityzynonu, specjalnych środków przeznaczenia 

żywieniowego oraz koszt świadczeń szpitalnych grupy K28) wyniosły: 

 od 5 462 041 do 7 155 720 PLN w 2013 roku; 

 od 4 840 451 do 6 842 282 PLN w 2014 roku [40]. 

 



3.1. Aktualne wydatki z budżetu płatnika publicznego 

3.2. Scenariusz najbardziej prawdopodobny 
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Przy uwzględnieniu cen leków Orfadin® sprowadzanych w trybie importu docelowego uzyskanych od 

Zmawiającego oraz kursu euro z grudnia 2014 roku, wydatki z budżetu płatnika publicznego 

przeznaczone na finansowanie świadczeń wśród 14 pacjentów z dziedziną tyrozynemią typu 1 

poddawanych terapii nityzynonem zostały określone na poziomie 4 465 158 PLN w 2014 roku [40]. 

 

W kolejnych rozdziałach przedstawiono również wyniki dotyczące wydatków z budżetu płatnika 

publicznego w 2014 roku określone z wykorzystaniem metodologii analogicznej do tej uwzględnionej w 

ramach prognoz. 

 

3.2. Scenariusz najbardziej prawdopodobny 

 

Wyniki analizy wpływu na budżet uwzględniającej najbardziej prawdopodobny scenariusz wielkości 

analizowanej populacji przedstawiono w tabeli poniżej. 

 



Ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznego i świadczeniobiorców decyzji o finansowaniu ze środków publicznych stosowania produktu Orfadin® (nityzynon) 

podawanego równocześnie z dietą ograniczającą spożycie tyrozyny i fenyloalaniny w leczeniu pacjentów z potwierdzoną diagnozą dziedzicznej tyrozynemii typu I w warunkach 

polskich  
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Tabela 7. Wyniki analizy wpływu na budżet rozpatrującej najbardziej prawdopodobny scenariusz wielkości analizowanej populacji. 

Kategoria wyniki analizy wpływu na 
budżet 

Budżet w roku: 

Perspektywa płatnika publicznego Perspektywa świadczeniobiorców 

Nowy 
scenariusz 

Scenariusz 
istniejący 

Różnica 
Nowy 

scenariusz 
Scenariusz 
istniejący 

Różnica 

Całkowite nakłady finansowe płatnika 
publicznego i świadczeniobiorców 

aktualne (2014) - 4 947 789 PLN - - 2 238 PLN - 

2015 5 250 704 PLN 5 353 094 PLN -102 390 PLN 2 143 PLN 2 332 PLN -189 PLN 

2016 5 122 073 PLN 5 823 318 PLN -701 245 PLN 1 284 PLN 2 511 PLN -1 227 PLN 

2017 5 384 220 PLN 6 124 529 PLN -740 309 PLN 1 284 PLN 2 589 PLN -1 305 PLN 

Koszt produktu leczniczego Orfadin® 

aktualne (2014) - 4 482 235 PLN - - 1 040 PLN - 

2015 4 776 914 PLN 4 887 540 PLN -110 627 PLN 945 PLN 1 134 PLN -189 PLN 

2016 4 569 822 PLN 5 287 962 PLN -718 140 PLN 0 PLN 1 227 PLN -1 227 PLN 

2017 4 861 711 PLN 5 625 721 PLN -764 010 PLN 0 PLN 1 305 PLN -1 305 PLN 

Koszt stosowania środków spożywczych 
specjalnego przeznaczenia żywieniowego 

(import docelowy) 

aktualne (2014) - 260 882 PLN - - 1 198 PLN - 

2015 260 882 PLN 260 882 PLN 0 PLN 1 198 PLN 1 198 PLN 0 PLN 

2016 279 516 PLN 279 516 PLN 0 PLN 1 284 PLN 1 284 PLN 0 PLN 

2017 279 516 PLN 279 516 PLN 0 PLN 1 284 PLN 1 284 PLN 0 PLN 

Koszt monitorowania leczenia nityzynonem i 
standardowej opieki 

aktualne (2014) - 204 672 PLN - - 0 PLN - 

2015 212 909 PLN 204 672 PLN 8 237 PLN 0 PLN 0 PLN 0 PLN 

2016 272 735 PLN 255 840 PLN 16 895 PLN 0 PLN 0 PLN 0 PLN 

2017 242 992 PLN 219 291 PLN 23 701 PLN 0 PLN 0 PLN 0 PLN 

 

 



3.2. Scenariusz najbardziej prawdopodobny 

3.3. Scenariusz minimalny 
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Ustalono, że finansowanie ocenianej technologii ze środków publicznych na rozpatrywanych zasadach 

będzie związane z wydatkami z budżetu płatnika publicznego przeznaczonego na refundację produktu 

Orfadin® w 2015, 2016 i 2017 roku wynoszącymi, przy najbardziej prawdopodobnej wielkości populacji 

i realnych wartościach parametrów niepewnych, odpowiednio: 4 776 914 PLN (w tym 703 963 PLN w 

ramach programu lekowego), 4 569 822 PLN i 4 861 711 PLN. 

 

Wykazano, że zmiana sposobu finansowania farmakoterapii dziedzicznej tyrozynemii typu I będzie się 

wiązała z oszczędnościami zarówno dla płatnika publicznego jak i dla świadczeniobiorcy. 

 

Wyniki rozpatrujące najbardziej prawdopodobny scenariusz wielkości analizowanej populacji świadczą, 

że realizacji proponowanego programu lekowego będą towarzyszyć oszczędności dla płatnika 

publicznego wynoszące: 

 102 390 PLN jeszcze w roku 2015 (od 1 listopada 2015 roku, por. rozdział 2.3.), 

 701 245 PLN w roku 2016 i 

 740 309 PLN w roku 2017. 

 

Z perspektywy świadczeniobiorcy oszczędności towarzyszące realizacji proponowanego programu 

lekowego przy uwzględnieniu najbardziej prawdopodobnej wielkości analizowanej populacji wyniosą: 

 189 PLN w 2015 roku, 

 1 227 PLN w 2016 roku i  

 1 305 PLN w 2017 roku. 

 

Obserwowane oszczędności dla płatnika publicznego wynikają przede wszystkim ze zmiany sposobu 

finansowania preparatów nityzynonu: niższej marży hurtowej na leki refundowane w ramach programu 

lekowego niż na leki sprowadzane w trybie importu docelowego, niższej sugerowanej cenie zbytu netto 

oraz zniwelowania marży detalicznej przy refundacji w ramach programu lekowego (por. informacje 

przedstawione w rozdziale 2.4.). 

 

3.3. Scenariusz minimalny  

 

Wyniki analizy wpływu na budżet uwzględniającej scenariusz minimalny wielkości populacji docelowej 

przedstawiono w tabeli poniżej. 



Ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznego i świadczeniobiorców decyzji o finansowaniu ze środków publicznych stosowania produktu Orfadin® (nityzynon) 

podawanego równocześnie z dietą ograniczającą spożycie tyrozyny i fenyloalaniny w leczeniu pacjentów z potwierdzoną diagnozą dziedzicznej tyrozynemii typu I w warunkach 

polskich  
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Tabela 8. Wyniki analizy wpływu na budżet rozpatrującej scenariusz minimalny wielkości analizowanej populacji. 

Kategoria wyniki analizy wpływu na 
budżet 

Budżet w roku: 

Perspektywa płatnika publicznego Perspektywa świadczeniobiorców 

Nowy 
scenariusz 

Scenariusz 
istniejący 

Różnica 
Nowy 

scenariusz 
Scenariusz 
istniejący 

Różnica 

Całkowite nakłady finansowe płatnika 
publicznego i świadczeniobiorców 

aktualne (2014) - 4 212 788 PLN - - 2 068 PLN - 

2015 4 498 504 PLN 4 583 474 PLN -84 970 PLN 1 994 PLN 2 154 PLN -159 PLN 

2016 4 313 312 PLN 4 892 383 PLN -579 072 PLN 1 198 PLN 2 225 PLN -1 027 PLN 

2017 4 553 576 PLN 5 170 404 PLN -616 829 PLN 1 198 PLN 2 290 PLN -1 092 PLN 

Koszt produktu leczniczego Orfadin® 

aktualne (2014) - 3 747 234 PLN - - 869 PLN - 

2015 4 024 713 PLN 4 117 920 PLN -93 207 PLN 796 PLN 955 PLN -159 PLN 

2016 3 825 637 PLN 4 426 829 PLN -601 192 PLN 0 PLN 1 027 PLN -1 027 PLN 

2017 4 065 901 PLN 4 704 850 PLN -638 950 PLN 0 PLN 1 092 PLN -1 092 PLN 

Koszt stosowania środków spożywczych 
specjalnego przeznaczenia żywieniowego 

(import docelowy) 

aktualne (2014) - 260 882 PLN - - 1 198 PLN - 

2015 260 882 PLN 260 882 PLN 0 PLN 1 198 PLN 1 198 PLN 0 PLN 

2016 260 882 PLN 260 882 PLN 0 PLN 1 198 PLN 1 198 PLN 0 PLN 

2017 260 882 PLN 260 882 PLN 0 PLN 1 198 PLN 1 198 PLN 0 PLN 

Koszt monitorowania leczenia nityzynonem i 
standardowej opieki 

aktualne (2014) - 204 672 PLN - - 0 PLN - 

2015 212 909 PLN 204 672 PLN 8 237 PLN 0 PLN 0 PLN 0 PLN 

2016 226 793 PLN 204 672 PLN 22 121 PLN 0 PLN 0 PLN 0 PLN 

2017 226 793 PLN 204 672 PLN 22 121 PLN 0 PLN 0 PLN 0 PLN 

 

 



3.3. Scenariusz minimalny 

3.4. Scenariusz maksymalny 
 

 

 
 

 37  

Ustalono, że finansowanie ocenianej technologii ze środków publicznych na rozpatrywanych zasadach 

będzie związane z wydatkami z budżetu płatnika publicznego przeznaczonego na refundację produktu 

Orfadin® w 2015, 2016 i 2017 roku wynoszącymi, przy minimalnej wielkości populacji, odpowiednio:  

4 024 713 PLN (w tym 593 113 PLN w ramach programu lekowego), 3 825 637 PLN i 4 065 901 PLN. 

 

Wyniki rozpatrujące minimalny scenariusz wielkości analizowanej populacji sugerują, że realizacji 

proponowanego programu lekowego będą towarzyszyć oszczędności dla płatnika publicznego 

wynoszące: 

 84 970 PLN w roku 2015, 

 579 072 PLN w roku 2016 i 

 616 829 PLN w roku 2017. 

 

Z perspektywy świadczeniobiorców oszczędności towarzyszące realizacji proponowanego programu 

lekowego przy uwzględnieniu minimalnej wielkości analizowanej populacji wyniosą: 

 159 PLN w 2015 roku, 

 1 027 PLN w 2016 roku i  

 1 092 PLN w 2017 roku. 

 

3.4. Scenariusz maksymalny  

 

Wyniki analizy wpływu na budżet uwzględniającej scenariusz maksymalny wielkości analizowanej 

populacji przedstawiono w tabeli poniżej. 

 



Ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznego i świadczeniobiorców decyzji o finansowaniu ze środków publicznych stosowania produktu Orfadin® (nityzynon) 

podawanego równocześnie z dietą ograniczającą spożycie tyrozyny i fenyloalaniny w leczeniu pacjentów z potwierdzoną diagnozą dziedzicznej tyrozynemii typu I w warunkach 

polskich  

 

 

 

 38  

Tabela 9. Wyniki analizy wpływu na budżet rozpatrującej scenariusz maksymalny wielkości analizowanej populacji. 

Kategoria wyniki analizy wpływu na 
budżet 

Budżet w roku: 

Perspektywa płatnika publicznego Perspektywa świadczeniobiorców 

Nowy 
scenariusz 

Scenariusz 
istniejący 

Różnica 
Nowy 

scenariusz 
Scenariusz 
istniejący 

Różnica 

Całkowite nakłady finansowe płatnika 
publicznego i świadczeniobiorców 

aktualne (2014) - 6 072 555 PLN - - 2 499 PLN - 

2015 6 639 742 PLN 6 773 297 PLN -133 556 PLN 2 490 PLN 2 731 PLN -241 PLN 

2016 6 490 329 PLN 7 399 539 PLN -909 210 PLN 1 369 PLN 2 954 PLN -1 585 PLN 

2017 7 037 619 PLN 8 025 781 PLN -988 162 PLN 1 455 PLN 3 177 PLN -1 723 PLN 

Koszt produktu leczniczego Orfadin® 

aktualne (2014) - 5 607 001 PLN - - 1 301 PLN - 

2015 6 096 749 PLN 6 237 941 PLN -141 192 PLN 1 206 PLN 1 447 PLN -241 PLN 

2016 5 903 244 PLN 6 830 929 PLN -927 685 PLN 0 PLN 1 585 PLN -1 585 PLN 

2017 6 415 700 PLN 7 423 917 PLN -1 008 217 PLN 0 PLN 1 723 PLN -1 723 PLN 

Koszt stosowania środków spożywczych 
specjalnego przeznaczenia żywieniowego 

(import docelowy) 

aktualne (2014) - 260 882 PLN - - 1 198 PLN - 

2015 279 516 PLN 279 516 PLN 0 PLN 1 284 PLN 1 284 PLN 0 PLN 

2016 298 151 PLN 298 151 PLN 0 PLN 1 369 PLN 1 369 PLN 0 PLN 

2017 316 785 PLN 316 785 PLN 0 PLN 1 455 PLN 1 455 PLN 0 PLN 

Koszt monitorowania leczenia nityzynonem i 
standardowej opieki 

aktualne (2014) - 204 672 PLN - - 0 PLN - 

2015 263 477 PLN 255 840 PLN 7 637 PLN 0 PLN 0 PLN 0 PLN 

2016 288 934 PLN 270 459 PLN 18 475 PLN 0 PLN 0 PLN 0 PLN 

2017 305 134 PLN 285 079 PLN 20 055 PLN 0 PLN 0 PLN 0 PLN 

 

 



3.4. Scenariusz maksymalny 

3.5. Analiza wrażliwości: newralgiczne założenia i maksymalny zakres niepewności z nich wynikający 
 

 

 
 

 39  

Ustalono, że finansowanie ocenianej technologii ze środków publicznych na rozpatrywanych zasadach 

będzie związane z wydatkami z budżetu płatnika publicznego przeznaczonego na refundację produktu 

Orfadin® w 2015, 2016 i 2017 roku wynoszącymi, przy maksymalnej wielkości populacji, odpowiednio: 

6 096 749 PLN (w tym 898 465 PLN w ramach programu lekowego), 5 903 244 PLN i 6 415 700 PLN. 

 

Wyniki rozpatrujące maksymalny scenariusz wielkości analizowanej populacji sugerują, że realizacji 

proponowanego programu lekowego będą towarzyszyć oszczędności dla płatnika publicznego 

wynoszące: 

 133 556 PLN w roku 2015, 

 909 210 PLN w roku 2016 i  

 988 162 PLN w roku 2017. 

 

Z perspektywy świadczeniobiorców oszczędności towarzyszące realizacji proponowanego programu 

lekowego przy uwzględnieniu maksymalnej wielkości analizowanej populacji wyniosą: 

 241 PLN w 2015 roku, 

 1 585 PLN w 2016 roku i  

 1 723 PLN w 2017 roku. 

 

3.5. Analiza wrażliwości: newralgiczne założenia i maksymalny zakres niepewności 

z nich wynikający 

 

Wyniki analizy wrażliwości dla analizy wpływu na budżet obrazujące wpływ newralgicznych założeń na 

zakres konsekwencji finansowania ocenianej technologii dla budżetu płatnika publicznego i portfeli 

świadczeniobiorców przedstawiono w tabeli poniżej. 

 



Ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznego i świadczeniobiorców decyzji o finansowaniu ze środków publicznych stosowania produktu Orfadin® (nityzynon) 

podawanego równocześnie z dietą ograniczającą spożycie tyrozyny i fenyloalaniny w leczeniu pacjentów z potwierdzoną diagnozą dziedzicznej tyrozynemii typu I w warunkach 

polskich.  
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Tabela 10. Wyniki analizy wrażliwości. 

Punkt końcowy Scenariusz Rok 

Perspektywa płatnika publicznego Perspektywa świadczeniobiorcy 

Nowy scenariusz 
Scenariusz 
istniejący 

Różnica Nowy scenariusz 
Scenariusz 
istniejący 

Różnica 

Wyniki analizy podstawowej z zakresem niepewności ustalonym w ramach skrajnych scenariuszy (dawkowanie, wielkość populacji, parametry compliance) 

Całkowite wydatki z budżetu 
wskazanego podmiotu 

Prawdopodobny 

2015 5 250 704 PLN 5 353 094 PLN -102 390 PLN 2 143 PLN 2 332 PLN -189 PLN 

2016 5 122 073 PLN 5 823 318 PLN -701 245 PLN 1 284 PLN 2 511 PLN -1 227 PLN 

2017 5 384 220 PLN 6 124 529 PLN -740 309 PLN 1 284 PLN 2 589 PLN -1 305 PLN 

Minimalny 

2015 4 498 504 PLN 4 583 474 PLN -84 970 PLN 1 994 PLN 2 154 PLN -159 PLN 

2016 4 313 312 PLN 4 892 383 PLN -579 072 PLN 1 198 PLN 2 225 PLN -1 027 PLN 

2017 4 553 576 PLN 5 170 404 PLN -616 829 PLN 1 198 PLN 2 290 PLN -1 092 PLN 

Maksymalny 

2015 6 639 742 PLN 6 773 297 PLN -133 556 PLN 2 490 PLN 2 731 PLN -241 PLN 

2016 6 490 329 PLN 7 399 539 PLN -909 210 PLN 1 369 PLN 2 954 PLN -1 585 PLN 

2017 7 037 619 PLN 8 025 781 PLN -988 162 PLN 1 455 PLN 3 177 PLN -1 723 PLN 

Całkowite wydatki z budżetu 
wskazanego podmiotu 

przeznaczone na pokrycie 
kosztu stosowania 

wnioskowanej technologii 

Prawdopodobny 

2015 4 776 914 PLN 4 887 540 PLN -110 627 PLN 945 PLN 1 134 PLN -189 PLN 

2016 4 569 822 PLN 5 287 962 PLN -718 140 PLN 0 PLN 1 227 PLN -1 227 PLN 

2017 4 861 711 PLN 5 625 721 PLN -764 010 PLN 0 PLN 1 305 PLN -1 305 PLN 

Minimalny 

2015 4 024 713 PLN 4 117 920 PLN -93 207 PLN 796 PLN 955 PLN -159 PLN 

2016 3 825 637 PLN 4 426 829 PLN -601 192 PLN 0 PLN 1 027 PLN -1 027 PLN 

2017 4 065 901 PLN 4 704 850 PLN -638 950 PLN 0 PLN 1 092 PLN -1 092 PLN 

Maksymalny 

2015 6 096 749 PLN 6 237 941 PLN -141 192 PLN 1 206 PLN 1 447 PLN -241 PLN 

2016 5 903 244 PLN 6 830 929 PLN -927 685 PLN 0 PLN 1 585 PLN -1 585 PLN 

2017 6 415 700 PLN 7 423 917 PLN -1 008 217 PLN 0 PLN 1 723 PLN -1 723 PLN 

Założenie takich samych kosztów monitorowania pacjenta w ramach scenariusza istniejącego i scenariusza nowego 



3.5. Analiza wrażliwości: newralgiczne założenia i maksymalny zakres niepewności z nich wynikający 
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Punkt końcowy Scenariusz Rok 

Perspektywa płatnika publicznego Perspektywa świadczeniobiorcy 

Nowy scenariusz 
Scenariusz 
istniejący 

Różnica Nowy scenariusz 
Scenariusz 
istniejący 

Różnica 

Całkowite wydatki z budżetu 
wskazanego podmiotu 

Prawdopodobny 

2015 5 242 467 PLN 5 353 094 PLN -110 627 PLN 2 143 PLN 2 332 PLN -189 PLN 

2016 5 105 178 PLN 5 823 318 PLN -718 140 PLN 1 284 PLN 2 511 PLN -1 227 PLN 

2017 5 360 519 PLN 6 124 529 PLN -764 010 PLN 1 284 PLN 2 589 PLN -1 305 PLN 

Minimalny 

2015 4 490 267 PLN 4 583 474 PLN -93 207 PLN 1 994 PLN 2 154 PLN -159 PLN 

2016 4 291 191 PLN 4 892 383 PLN -601 192 PLN 1 198 PLN 2 225 PLN -1 027 PLN 

2017 4 531 455 PLN 5 170 404 PLN -638 950 PLN 1 198 PLN 2 290 PLN -1 092 PLN 

Maksymalny 

2015 6 632 105 PLN 6 773 297 PLN -141 192 PLN 2 490 PLN 2 731 PLN -241 PLN 

2016 6 471 854 PLN 7 399 539 PLN -927 685 PLN 1 369 PLN 2 954 PLN -1 585 PLN 

2017 7 017 564 PLN 8 025 781 PLN -1 008 217 PLN 1 455 PLN 3 177 PLN -1 723 PLN 

Całkowite wydatki z budżetu 
wskazanego podmiotu 

przeznaczone na pokrycie 
kosztu stosowania 

wnioskowanej technologii 

Prawdopodobny 

2015 4 776 914 PLN 4 887 540 PLN -110 627 PLN 945 PLN 1 134 PLN -189 PLN 

2016 4 569 822 PLN 5 287 962 PLN -718 140 PLN 0 PLN 1 227 PLN -1 227 PLN 

2017 4 861 711 PLN 5 625 721 PLN -764 010 PLN 0 PLN 1 305 PLN -1 305 PLN 

Minimalny 

2015 4 024 713 PLN 4 117 920 PLN -93 207 PLN 796 PLN 955 PLN -159 PLN 

2016 3 825 637 PLN 4 426 829 PLN -601 192 PLN 0 PLN 1 027 PLN -1 027 PLN 

2017 4 065 901 PLN 4 704 850 PLN -638 950 PLN 0 PLN 1 092 PLN -1 092 PLN 

Maksymalny 

2015 6 096 749 PLN 6 237 941 PLN -141 192 PLN 1 206 PLN 1 447 PLN -241 PLN 

2016 5 903 244 PLN 6 830 929 PLN -927 685 PLN 0 PLN 1 585 PLN -1 585 PLN 

2017 6 415 700 PLN 7 423 917 PLN -1 008 217 PLN 0 PLN 1 723 PLN -1 723 PLN 

Alternatywne źródło informacji na temat kształtu rynku sprzedaży produktu leczniczego Orfadin® 

Całkowite wydatki z budżetu 
wskazanego podmiotu 

Prawdopodobny 
2015 5 745 007 PLN 5 864 780 PLN -119 773 PLN 2 963 PLN 3 316 PLN -353 PLN 

2016 5 562 836 PLN 6 376 925 PLN -814 089 PLN 1 284 PLN 3 575 PLN -2 291 PLN 



Ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznego i świadczeniobiorców decyzji o finansowaniu ze środków publicznych stosowania produktu Orfadin® (nityzynon) 

podawanego równocześnie z dietą ograniczającą spożycie tyrozyny i fenyloalaniny w leczeniu pacjentów z potwierdzoną diagnozą dziedzicznej tyrozynemii typu I w warunkach 

polskich.  
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Punkt końcowy Scenariusz Rok 

Perspektywa płatnika publicznego Perspektywa świadczeniobiorcy 

Nowy scenariusz 
Scenariusz 
istniejący 

Różnica Nowy scenariusz 
Scenariusz 
istniejący 

Różnica 

2017 5 853 136 PLN 6 713 497 PLN -860 360 PLN 1 284 PLN 3 721 PLN -2 437 PLN 

Minimalny 

2015 4 914 971 PLN 5 014 587 PLN -99 616 PLN 2 685 PLN 2 982 PLN -297 PLN 

2016 4 682 297 PLN 5 355 836 PLN -673 539 PLN 1 198 PLN 3 116 PLN -1 918 PLN 

2017 4 945 735 PLN 5 662 964 PLN -717 229 PLN 1 198 PLN 3 236 PLN -2 038 PLN 

Maksymalny 

2015 7 270 618 PLN 7 426 359 PLN -155 742 PLN 3 536 PLN 3 986 PLN -450 PLN 

2016 7 059 702 PLN 8 114 682 PLN -1 054 981 PLN 1 369 PLN 4 329 PLN -2 959 PLN 

2017 7 656 419 PLN 8 803 005 PLN -1 146 586 PLN 1 455 PLN 4 671 PLN -3 216 PLN 

Całkowite wydatki z budżetu 
wskazanego podmiotu 

przeznaczone na pokrycie 
kosztu stosowania 

wnioskowanej technologii 

Prawdopodobny 

2015 5 271 216 PLN 5 399 226 PLN -128 010 PLN 1 765 PLN 2 117 PLN -353 PLN 

2016 5 010 585 PLN 5 841 569 PLN -830 984 PLN 0 PLN 2 291 PLN -2 291 PLN 

2017 5 330 628 PLN 6 214 689 PLN -884 061 PLN 0 PLN 2 437 PLN -2 437 PLN 

Minimalny 

2015 4 441 180 PLN 4 549 033 PLN -107 853 PLN 1 487 PLN 1 784 PLN -297 PLN 

2016 4 194 623 PLN 4 890 282 PLN -695 660 PLN 0 PLN 1 918 PLN -1 918 PLN 

2017 4 458 060 PLN 5 197 410 PLN -739 350 PLN 0 PLN 2 038 PLN -2 038 PLN 

Maksymalny 

2015 6 727 625 PLN 6 891 003 PLN -163 378 PLN 2 252 PLN 2 702 PLN -450 PLN 

2016 6 472 617 PLN 7 546 072 PLN -1 073 455 PLN 0 PLN 2 959 PLN -2 959 PLN 

2017 7 034 500 PLN 8 201 141 PLN -1 166 641 PLN 0 PLN 3 216 PLN -3 216 PLN 

Minimalne ceny produktu Orfadin® w ramach procedury importu docelowego 

Całkowite wydatki z budżetu 
wskazanego podmiotu 

Prawdopodobny 

2015 5 250 704 PLN 5 353 094 PLN -102 390 PLN 2 143 PLN 2 332 PLN -189 PLN 

2016 5 122 073 PLN 5 823 318 PLN -701 245 PLN 1 284 PLN 2 511 PLN -1 227 PLN 

2017 5 384 220 PLN 6 124 529 PLN -740 309 PLN 1 284 PLN 2 589 PLN -1 305 PLN 

Minimalny 2015 4 498 504 PLN 4 583 474 PLN -84 970 PLN 1 994 PLN 2 154 PLN -159 PLN 



3.5. Analiza wrażliwości: newralgiczne założenia i maksymalny zakres niepewności z nich wynikający 
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Punkt końcowy Scenariusz Rok 

Perspektywa płatnika publicznego Perspektywa świadczeniobiorcy 

Nowy scenariusz 
Scenariusz 
istniejący 

Różnica Nowy scenariusz 
Scenariusz 
istniejący 

Różnica 

2016 4 313 312 PLN 4 892 383 PLN -579 072 PLN 1 198 PLN 2 225 PLN -1 027 PLN 

2017 4 553 576 PLN 5 170 404 PLN -616 829 PLN 1 198 PLN 2 290 PLN -1 092 PLN 

Maksymalny 

2015 6 639 742 PLN 6 773 297 PLN -133 556 PLN 2 490 PLN 2 731 PLN -241 PLN 

2016 6 490 329 PLN 7 399 539 PLN -909 210 PLN 1 369 PLN 2 954 PLN -1 585 PLN 

2017 7 037 619 PLN 8 025 781 PLN -988 162 PLN 1 455 PLN 3 177 PLN -1 723 PLN 

Całkowite wydatki z budżetu 
wskazanego podmiotu 

przeznaczone na pokrycie 
kosztu stosowania 

wnioskowanej technologii 

Prawdopodobny 

2015 4 776 914 PLN 4 887 540 PLN -110 627 PLN 945 PLN 1 134 PLN -189 PLN 

2016 4 569 822 PLN 5 287 962 PLN -718 140 PLN 0 PLN 1 227 PLN -1 227 PLN 

2017 4 861 711 PLN 5 625 721 PLN -764 010 PLN 0 PLN 1 305 PLN -1 305 PLN 

Minimalny 

2015 4 024 713 PLN 4 117 920 PLN -93 207 PLN 796 PLN 955 PLN -159 PLN 

2016 3 825 637 PLN 4 426 829 PLN -601 192 PLN 0 PLN 1 027 PLN -1 027 PLN 

2017 4 065 901 PLN 4 704 850 PLN -638 950 PLN 0 PLN 1 092 PLN -1 092 PLN 

Maksymalny 

2015 6 096 749 PLN 6 237 941 PLN -141 192 PLN 1 206 PLN 1 447 PLN -241 PLN 

2016 5 903 244 PLN 6 830 929 PLN -927 685 PLN 0 PLN 1 585 PLN -1 585 PLN 

2017 6 415 700 PLN 7 423 917 PLN -1 008 217 PLN 0 PLN 1 723 PLN -1 723 PLN 

Maksymalne ceny produktu Orfadin® w ramach procedury importu docelowego 

Całkowite wydatki z budżetu 
wskazanego podmiotu 

Prawdopodobny 

2015 7 671 420 PLN 8 257 954 PLN -586 533 PLN 2 143 PLN 2 332 PLN -189 PLN 

2016 5 122 073 PLN 8 966 164 PLN -3 844 091 PLN 1 284 PLN 2 511 PLN -1 227 PLN 

2017 5 384 220 PLN 9 468 119 PLN -4 083 899 PLN 1 284 PLN 2 589 PLN -1 305 PLN 

Minimalny 

2015 6 538 040 PLN 7 030 917 PLN -492 877 PLN 1 994 PLN 2 154 PLN -159 PLN 

2016 4 313 312 PLN 7 523 424 PLN -3 210 112 PLN 1 198 PLN 2 225 PLN -1 027 PLN 

2017 4 553 576 PLN 7 966 684 PLN -3 413 108 PLN 1 198 PLN 2 290 PLN -1 092 PLN 



Ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznego i świadczeniobiorców decyzji o finansowaniu ze środków publicznych stosowania produktu Orfadin® (nityzynon) 

podawanego równocześnie z dietą ograniczającą spożycie tyrozyny i fenyloalaniny w leczeniu pacjentów z potwierdzoną diagnozą dziedzicznej tyrozynemii typu I w warunkach 

polskich.  
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Punkt końcowy Scenariusz Rok 

Perspektywa płatnika publicznego Perspektywa świadczeniobiorcy 

Nowy scenariusz 
Scenariusz 
istniejący 

Różnica Nowy scenariusz 
Scenariusz 
istniejący 

Różnica 

Maksymalny 

2015 9 729 289 PLN 10 480 754 PLN -751 465 PLN 2 490 PLN 2 731 PLN -241 PLN 

2016 6 490 329 PLN 11 459 432 PLN -4 969 103 PLN 1 369 PLN 2 954 PLN -1 585 PLN 

2017 7 037 619 PLN 12 438 110 PLN -5 400 491 PLN 1 455 PLN 3 177 PLN -1 723 PLN 

Całkowite wydatki z budżetu 
wskazanego podmiotu 

przeznaczone na pokrycie 
kosztu stosowania 

wnioskowanej technologii 

Prawdopodobny 

2015 7 197 630 PLN 7 792 400 PLN -594 770 PLN 945 PLN 1 134 PLN -189 PLN 

2016 4 569 822 PLN 8 430 808 PLN -3 860 986 PLN 0 PLN 1 227 PLN -1 227 PLN 

2017 4 861 711 PLN 8 969 311 PLN -4 107 600 PLN 0 PLN 1 305 PLN -1 305 PLN 

Minimalny 

2015 6 064 249 PLN 6 565 363 PLN -501 114 PLN 796 PLN 955 PLN -159 PLN 

2016 3 825 637 PLN 7 057 870 PLN -3 232 233 PLN 0 PLN 1 027 PLN -1 027 PLN 

2017 4 065 901 PLN 7 501 130 PLN -3 435 229 PLN 0 PLN 1 092 PLN -1 092 PLN 

Maksymalny 

2015 9 186 296 PLN 9 945 397 PLN -759 102 PLN 1 206 PLN 1 447 PLN -241 PLN 

2016 5 903 244 PLN 10 890 822 PLN -4 987 578 PLN 0 PLN 1 585 PLN -1 585 PLN 

2017 6 415 700 PLN 11 836 246 PLN -5 420 546 PLN 0 PLN 1 723 PLN -1 723 PLN 

 

 

 

 



3.5. Analiza wrażliwości: newralgiczne założenia i maksymalny zakres niepewności z nich wynikający 

3.6. Podsumowanie wyników analizy wpływu na budżet 
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Najwyższy wpływ na inkrementalne zmiany netto całkowitych wydatków z budżetu płatnika publicznego 

ponoszonych tytułem realizacji porównywanych scenariuszy zaobserwowano w przypadku 

uwzględnienia maksymalnych cen zbytu netto poszczególnych prezentacji produktu leczniczego 

Orfadin® finansowanego ze środków publicznych w ramach procedury importu docelowego (scenariusz 

istniejący). 

 

Wyniki analizy wrażliwości rozpatrującej opcjonalne źródła informacji oraz testującej wpływ 

newralgicznych założeń świadczą, że realizacja proponowanego programu lekowego dla produktu 

leczniczego Orfadin® będzie związana z oszczędnościami w maksymalnym zakresie:  

 od 84 970 PLN do 751 465 PLN w 2015 roku,  

 od 579 072 PLN do 4 969 103 PLN w 2016 roku i  

 od 616 829 PLN do 5 400 491 PLN w 2017 roku. 

 

3.6. Podsumowanie wyników analizy wpływu na budżet 

 

W ramach przeprowadzonej analizy wpływu na budżet ustalono, że wydatki z budżetu płatnika 

publicznego przeznaczone na refundację produktu Orfadin® stosowanego w leczeniu dziedzicznej 

tyrozynemii typu I przy uwzględnieniu rozpatrywanego sposobu refundacji (program lekowy od 1 

listopada 2015 roku; osobna grupa limitowa) wyniosą:  

 4 776 914 PLN (4 024 713 PLN do 6 096 749 PLN), w tym wydatki bezpośrednio ponoszone w 

ramach programu lekowego: 703 963 PLN (593 113 PLN do 898 465 PLN) w 2015 roku  

 4 569 822 PLN (3 825 637 PLN do 5 903 244 PLN) w 2016 roku i  

 4 861 711 PLN (4 065 901 PLN do 6 415 700 PLN) w 2017 roku.  

 

Wyniki przeprowadzonej analizy wpływu na budżet wskazują, że realizacja scenariusza nowego 

związana z finansowaniem ocenianej technologii medycznej ze środków publicznych na rozpatrywanych 

zasadach będzie związana z oszczędnościami zarówno z perspektywy płatnika publicznego jak i z 

perspektywy świadczeniobiorców. 

 

Wyniki analizy wpływu na budżet świadczą, że oszczędności dla budżetu płatnika publicznego 

towarzyszące finansowaniu ocenianej technologii ze środków publicznych na proponowanych zasadach 

wyniosą: 

 102 390 PLN (84 970 PLN do 133 556 PLN) w 2015 roku, 

 701 245 PLN (579 072 PLN do 909 210 PLN) w 2016 roku i  

 740 309 PLN (616 829 PLN do 988 162 PLN) w 2017 roku. 



Ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznego i świadczeniobiorców decyzji o finansowaniu ze środków 

publicznych stosowania produktu Orfadin® (nityzynon) podawanego równocześnie z dietą ograniczającą spożycie 

tyrozyny i fenyloalaniny w leczeniu pacjentów z potwierdzoną diagnozą dziedzicznej tyrozynemii typu I w 

warunkach polskich. 
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Z perspektywy świadczeniobiorców oszczędności towarzyszące realizacji proponowanego programu 

lekowego wyniosą: 

 189 PLN (159 PLN do 241 PLN) w 2015 roku, 

 1 227 PLN (1 027 PLN do 1 585 PLN) w 2016 roku i  

 1 305 PLN (1 092 PLN do 1 723 PLN) w 2017 roku. 

 

Przedstawione wyniki analizy wrażliwości oraz wyniki analizy świadczące o najwyższym wpływie na 

inkrementalne zmiany wydatków z budżetu kategorii kosztu refundacji leków nityzynonu świadczą, iż 

przy maksymalnych cenach urzędowych na leki stosowane w ramach programu lekowego estymowane 

w ramach niniejszej analizy oszczędności z wysokim prawdopodobieństwem będą obserwowane w 

praktyce. Na uwagę zasługuje, że przy braku informacji na temat rzeczywistych cen leków Orfadin® 

sprawdzanych w trybie importu docelowego w ramach niniejszej analizy założono brak różnicy w cenach 

zbytu netto pomiędzy porównywanymi scenariuszami. Wysoce prawdopodobne jest zdarzenie iż 

aktualne ceny leków nityzynonu są wyższe od cen sugerowanych przez Podmiot odpowiedzialny, co 

może świadczyć, iż w praktyce obserwowane będą znacznie wyższe oszczędności od określonych w 

ramach niniejszego opracowania. 

 

 

 

 

  



4. Analiza zużytych zasobów 
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4. Analiza zużytych zasobów   

 

Zużycie zasobów medycznych mających najwyższy wpływ na zmianę inkrementalną wydatków z budżetu 

płatnika publicznego tytułem realizacji porównywanych ze sobą scenariuszy przedstawiono w tabelach 

poniżej. 

 

Tabela 11. Zużycie podstawowych zasobów medycznych w ramach porównywanych scenariuszy (istniejący vs 

nowy). Scenariusz najbardziej prawdopodobny. 

Punkt końcowy Rok 

Wartość 

Nowy scenariusz 
Scenariusz 
istniejący 

Różnica 

Sumaryczna zużycie produktu leczniczego 
Orfadin® (liczba mg nityzynonu) 

aktualne (2014) - 159 291,96 - 

2015 173 695,91 173 695,91 0,00 

2016 187 926,31 187 926,31 0,00 

2017 199 929,77 199 929,77 0,00 

 

Tabela 12. Zużycie podstawowych zasobów medycznych w ramach porównywanych scenariuszy (istniejący vs 

nowy). Scenariusz minimalny. 

Punkt końcowy Rok 

Wartość 

Nowy scenariusz 
Scenariusz 
istniejący 

Różnica 

Sumaryczna zużycie produktu leczniczego 
Orfadin® (liczba mg nityzynonu) 

aktualne (2014) - 133 171,14 - 

2015 146 344,75 146 344,75 0,00 

2016 157 322,93 157 322,93 0,00 

2017 167 203,39 167 203,39 0,00 

 

Tabela 13. Zużycie podstawowych zasobów medycznych w ramach porównywanych scenariuszy (istniejący vs 

nowy). Scenariusz maksymalny. 

Punkt końcowy Rok 

Wartość 

Nowy scenariusz 
Scenariusz 
istniejący 

Różnica 

Sumaryczna zużycie produktu leczniczego 
Orfadin® (liczba mg nityzynonu) 

aktualne (2014) - 199 264,46 - 

2015 221 687,15 221 687,15 0,00 

2016 242 761,07 242 761,07 0,00 

2017 263 834,98 263 834,98 0,00 

 

 



Ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznego i świadczeniobiorców decyzji o finansowaniu ze środków 

publicznych stosowania produktu Orfadin® (nityzynon) podawanego równocześnie z dietą ograniczającą spożycie 

tyrozyny i fenyloalaniny w leczeniu pacjentów z potwierdzoną diagnozą dziedzicznej tyrozynemii typu I w 

warunkach polskich. 
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5. Analiza wpływu na efekty zdrowotne 

 

Ze względu na fakt, iż porównywane scenariusze różnią się jedynie sposobem finansowania 

wnioskowanego produktu leczniczego nie przeprowadzono osobnej oceny wpływu podjęcia rozważanej 

decyzji na skutki zdrowotne w ujęciu populacyjnym. 

 



6. Analiza wpływu na organizację udzielania świadczeń zdrowotnych 
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6. Analiza wpływu na organizację udzielania świadczeń zdrowotnych  

 

Wyniki niniejszej analizy wpływu na budżet sugerują, że uwzględnienie sugerowanego sposobu 

finansowania ocenianej technologii ze środków publicznych z bardzo wysokim prawdopodobieństwem 

będzie związane z oszczędnościami z perspektywy płatnika publicznego.  

 

Stosowanie produktu Orfadin® w analizowanym wskazaniu nie nakłada szczególnych wymogów na 

świadczeniobiorcę czy świadczeniodawcę.  

 

Analizowany produkt leczniczy może być przyjmowany przez pacjenta samodzielnie. 

 

Oceniana technologia obejmuje stosowanie produktu Orfadin® – uważa się, że decyzja o finansowaniu 

ze środków publicznych ocenianej technologii nie będzie wiązała się z dodatkowymi nakładami 

finansowymi ze strony Narodowego Funduszu Zdrowia z tytułu finansowania dodatkowych wymagań 

związanych z tą technologią medyczną (jak transport pacjenta do wysoko wyspecjalizowanego ośrodka 

medycznego, na wizyty czy badania związane z podawaniem ocenianego preparatu, finansowania 

zakupu dodatkowego sprzętu specjalistycznego, szkoleń pracowników służby zdrowia, itp.).  

 

Co więcej, stosowanie produktu Orfadin® nie wiąże się z dodatkowymi kosztami dotyczącymi 

wyposażenia placówek medycznych (sprzętowe, osobowe i inne).  

 

Wszystkie ewentualne wymagania związane z analizowaną technologią medyczną są już spełnione przez 

placówki medyczne obejmujące opieką medyczną pacjentów z analizowanej populacji ze względu na 

przypisywanie im nityzynonu w ramach importu docelowego. Podjęcie decyzji o finansowaniu ocenianej 

technologii medycznej ze środków publicznych nie powinno spowodować istotnych konsekwencji w 

wydatkach publicznych w innych sektorach niż ochrona zdrowia, skutkiem czego nie przeprowadzono 

oddzielnej analizy w tym zakresie. 

 

 



Ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznego i świadczeniobiorców decyzji o finansowaniu ze środków 

publicznych stosowania produktu Orfadin® (nityzynon) podawanego równocześnie z dietą ograniczającą spożycie 

tyrozyny i fenyloalaniny w leczeniu pacjentów z potwierdzoną diagnozą dziedzicznej tyrozynemii typu I w 

warunkach polskich. 
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7. Aspekty etyczne i społeczne  

 

Terapia nityzynonem związana jest z istotnym przedłużeniem przeżycia całkowitego oraz przeżycia 

wolnego od konieczności przeprowadzenia przeszczepu wątroby w odniesieniu do schematu placebo 

[107]. Wnioskowana technologia jest jedyną dostępną opcją terapeutyczną wśród pacjentów z 

dziedziczną tyrozynemią typu I. Produkt leczniczy Orfadin® ma status leku sierocego z zarejestrowanym 

wskazaniem do stosowania w populacji pacjentów z chorobą ultrarzadką, w tym populacji pediatrycznej 

[40]. 

 

Po szerokim przeanalizowaniu problemu zdecydowano, że decyzja o finansowaniu ocenianej technologii 

ze środków publicznych nie stoi w sprzeczności z aktualnie obowiązującymi regulacjami prawnymi i nie 

stwarza konieczności dokonania zmian w prawie/przepisach. Nie znaleziono również aspektów 

ingerujących w prawo pacjenta czy w szeroko rozumiane prawa człowieka.  

Finansowanie stosowania wnioskowanej technologii w analizowanym wskazaniu na rozważanych w 

opracowaniu zasadach spowoduje, że: 

 żadne z grup pacjentów nie będą faworyzowane – korzyści dotyczą całej populacji pacjentów z 

rozpoznaniem dziedzicznej tyrozynemii typu I, 

 niekwestionowany będzie równy dostęp do świadczenia wśród osób z analizowanej populacji 

W przypadku uwzględniania rozważanego sposobu finansowania dostęp do ocenianej technologii 

medycznej będzie równy wśród osób, u których jest ona zalecana. 

 

Pozytywna decyzja refundacyjna nie będzie powodować istotnych problemów społecznych.  

Pozytywna decyzja o finansowaniu ocenianej technologii lekowej: 

 zwiększy poziom satysfakcji pacjentów z analizowanej populacji z otrzymanej opieki medycznej ze 

względu na udostępnienie opcji terapeutycznej w wygodniejszy i tańszy sposób, 

 nie grozi nieakceptowaniem postępowania pacjentów z analizowanej populacji, 

 nie będzie powodować lub wpływać na stygmatyzację, 

 nie będzie wywoływać lęku lub dylematów moralnych wśród pacjentów z analizowanej populacji, 

ich opiekunów oraz lekarzy prowadzących ich terapię, 

 nie będzie stwarzać problemów społecznych dotyczących płci lub rodziny. 

 

W ramach oceny aspektów etycznych i społecznych decyzji o finansowaniu ze środków publicznych 

stosowania produktu Orfadin® w ramach programu lekowego nie przeprowadzono identyfikacji 

przeciwników czy zwolenników rozważanej decyzji.  



8.  Ograniczenia i walidacja analizy 
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8. Ograniczenia i walidacja analizy 

 

W ramach niniejszej analizy część parametrów określono na podstawie danych wejściowych 

modelowania opisanego w Analizie ekonomicznej [107]. Tym samym ograniczenia przeprowadzonego 

modelowania [107] dotyczą również niniejszej analizy wpływu na budżet. 

 

Przy braku indywidualnych danych poszczególnych pacjentów z dziedziczną tyrozynemią typu I 

leczonych nityzynonem w chwili obecnej w Polsce, zakres wydatków z budżetu płatnika publicznego i 

portfeli świadczeniobiorców określono z wykorzystaniem wyników zagregowanych określonych w 

ramach badania kwestionariuszowego. Obliczenia dotyczące aktualnie rozpoznanych pacjentów z 

dziedziczną tyrozynemią typu I w Polsce (z pominięciem pacjentów rozpoznanych w horyzoncie analizy 

wpływu na budżet, których obserwowano od momentu inicjalizacji terapii nityzynonem; por. rozdział 

2.8.) przeprowadzono z uwzględnieniem modelowania dotyczącego standardowego pacjenta (np. 

korelacja wiek – waga). 

 

Przeszukano medyczne bazy danych (Polska Biblioteka Lekarska, MEDLINE, EMBASE®, Google Scholar) 

w celu odnalezienia analogicznej analizy wpływu na budżet przeprowadzonej w warunkach polskich 

[107].   

Nie odnaleziono żadnej opublikowanej informacji w tym zakresie. 
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9. Dyskusja 

 

Przedmiotem opracowania jest ocena konsekwencji finansowych dla płatnika publicznego i 

świadczeniobiorców stosowania produktu Orfadin® w leczeniu dziedzicznej tyrozynemii typu I w ramach 

programu lekowego „Leczenie dziedzicznej tyrozynemii typu I (HT-1) nityzynonem” w warunkach 

polskich. 

 

W ramach analizy ekonomicznej wykorzystano opublikowane źródła informacji, a w przypadku ich braku 

informacje nieopublikowane uzyskane w ramach badania kwestionariuszowego, uzyskanych z 

Ministerstwa Zdrowia lub na podstawie źródeł dostarczonych przez Podmiot odpowiedzialny.  

 

Na uwagę zasługuje, że w ramach przeprowadzonego badania kwestionariuszowego uzyskano 

informacje na temat wszystkich pacjentów cierpiących na dziedziczną tyrozynemię typu I w Polsce (por. 

rozdział 12.1. Analizy ekonomicznej [107]).  

Szczegóły dotyczące ograniczeń uwzględnionych w opracowaniu źródeł informacji przedstawiono w 

rozdziałach: 2., 3. i 5. Analizy ekonomicznej [107] oraz w rozdziale 2. niniejszej analizy wpływu na 

budżet. 

 

Wyniki przeprowadzonej analizy wpływu na budżet wykazały, że finansowaniu ocenianej technologii ze 

środków publicznych w ramach programu lekowego z wysokim prawdopodobieństwem towarzyszyć 

będą oszczędności dla płatnika publicznego oraz świadczeniobiorcy. 

 

Analiza SWOT (ang. Strengths, Weaknesses, Opportunities, and Threats; Mocne Strony, Słabe Strony, 

Szanse, Zagrożenia) uwzględniająca przedstawione w niniejszej analizie aspekty dotyczące finansowania 

ze środków publicznych wnioskowanej technologii została przedstawiona w tabeli poniżej. 
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Tabela 14. Analiza SWOT. 

Parametr Wartość 

Rozważana 
decyzja 

Realizacja programu lekowego z uwzględnieniem produktu Orfadin® stosowanego wśród pacjentów z 
analizowanej populacji 

Mocne strony 

 cechuje ją oparta na wiarygodnych dowodach naukowych skuteczność kliniczna przy 
akceptowalnym poziomie bezpieczeństwa [41],  

 określona w ramach modelowania [107] wymierna poprawa wyników zdrowotnych pacjentów z 
analizowanej populacji w odniesieniu do placebo, 

 wpływa na zmniejszenie liczby przeszczepów wątroby wśród pacjentów z analizowanej populacji, 
 wpływa na poprawę zdrowia chorych na tyrozynemię typu I, 
 lek sierocy stosowany w chorobie ultrarzadkiej; jedyna opcja farmakoterapii wśród pacjentów z 

analizowanej populacji, 
 populację docelową dla wnioskowanej technologii stanowią w dużej mierze pacjenci w wieku poniżej 

18 roku życia, 
 spełnione kryteria świadczenia gwarantowanego, 
 niższy koszt wnioskowanej technologii stosowanej w ramach programu lekowego w odniesieniu do 

komparatora zastępowanego w praktyce klinicznej [107] 
 oszczędności dla budżetu płatnika publicznego, 
 oszczędności dla budżetu świadczeniobiorców. 

Słabe strony 

 brak randomizowanych badań klinicznych stwierdzających wyższość wnioskowanej technologii nad 
placebo (aspekt etyczny uniemożliwia wykonanie takich badań), 

 inkrementalny koszt uzyskania dodatkowego efektu zdrowotnego względem placebo przekracza 

próg opłacalności, niezależnie od przyjętej perspektywy ekonomicznej [107]. 

Szanse 

 brak sprzeczności z aktualnie obowiązującymi regulacjami prawnymi, 
 brak konieczności dokonania zmian w prawie/przepisach, 
 finansowanie zgodne z prawem pacjenta do świadczeń gwarantowanych, 
 zapewnienie równego dostępu do świadczeń, 
 zwiększenie poziomu satysfakcji świadczeniobiorców z otrzymanej opieki medycznej ze względu na 

udostępnienie pacjentowi skutecznego produktu w ramach wygodniejszego i sprawniejszego trybu. 

Zagrożenia  nie zidentyfikowano 
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10. Wnioski końcowe  

 

Wyniki przeprowadzonej analizy wpływu na budżet wykazały, że finansowaniu ocenianej technologii ze 

środków publicznych na rozpatrywanych zasadach (program lekowy, osobna grupa limitowa) z wysokim 

prawdopodobieństwem towarzyszyć będą oszczędności zarówno z perspektywy płatnika publicznego jak 

i z perspektywy świadczeniobiorcy. 

 

W ramach przeprowadzonej analizy wpływu na budżet ustalono, że wydatki z budżetu płatnika 

publicznego przeznaczone na finansowanie produktu Orfadin® stosowanego w leczeniu dziedzicznej 

tyrozynemii typu I w ramach proponowanego programu lekowego wyniosą:  

 0,70 mln PLN (zakres: 0,59 mln PLN – 0,90 mln PLN) jeszcze w 2015 roku,   

 4,57 mln PLN (zakres: 3,83 mln PLN – 5,90 mln PLN) w 2016 roku i  

 4,86 mln PLN (zakres: 4,07 mln PLN – 6,42 mln PLN) w 2017 roku 

 

Wyniki analizy wpływu na budżet świadczą, że oszczędności dla budżetu płatnika publicznego 

towarzyszące finansowaniu ocenianej technologii ze środków publicznych w ramach proponowanego 

programu lekowego wyniosą:  

 0,10 mln PLN (zakres: 0,08 mln PLN – 0,13 mln PLN) jeszcze w 2015 roku,  

 0,70 mln PLN (zakres: 0,58 mln PLN – 0,91 mln PLN) w 2016 roku oraz  

 0,74 mln PLN (zakres: 0,62 mln PLN – 0,99 mln PLN) w 2017 roku.   

 

Z perspektywy świadczeniobiorcy oszczędności wynikające z realizacji proponowanego programu 

lekowego ustalono na poziomie do 2 tysięcy PLN rocznie. 

 

Wyniki analizy wrażliwości rozpatrującej opcjonalne źródła informacji oraz testującej wpływ 

newralgicznych założeń świadczą, że realizacji proponowanego programu lekowego dla produktu 

leczniczego Orfadin® będą towarzyszyć oszczędności w maksymalnym zakresie: od 0,08 mln PLN do 

0,75 mln PLN jeszcze w 2015 roku, od 0,58 mln PLN do 4,97 mln PLN w 2016 roku i od 0,62 mln PLN 

do 5,40 mln PLN w 2017 roku. Nie zaobserwowano zmian wniosków.  

 

Wykazano, że za finansowaniem ze środków publicznych produktu Orfadin® stosowanego w leczeniu 

dziedzicznej tyrozynemii typu I wśród pacjentów z analizowanej populacji przemawiają aspekty etyczne 

oraz aspekty społeczne.  



11. Analiza racjonalizacyjna 
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11. Analiza racjonalizacyjna 

 

Zgodnie z Art. 25. pkt 14 lit. c tiret 4 ustawy o refundacji [26] uzasadnienie wniosku o objęcie refundacją 

i ustalenie urzędowej ceny zbytu leku zawiera analizę racjonalizacyjną jedynie w przypadku, gdy analiza 

wpływu na budżet podmiotu zobowiązanego do finansowania świadczeń ze środków publicznych 

wykazuje wzrost kosztów refundacji. 

 

Wyniki przeprowadzonej przez Centrum HTA Sp. z o.o. Sp. k. Analizy wpływu na budżet świadczą, iż 

finansowaniu ze środków publicznych stosowania wnioskowanej technologii towarzyszyć będą 

oszczędności dla podmiotu zobowiązanego do finansowania świadczeń ze środków publicznych (por. 

rozdział 3.).  

 

Wykazany w analizie wpływu na budżet brak wzrostu wydatków z budżetu płatnika publicznego sugeruje 

brak zasadności przeprowadzenia analizy racjonalizacyjnej dla problemu decyzyjnego rozpatrującego 

realizację programu lekowego z uwzględnieniem wnioskowanej technologii. Na tej podstawie nie 

przeprowadzono obliczeń w tym zakresie. 
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 Przegląd systematyczny dotyczący efektywności klinicznej wybranych substancji aktywnych w 

porównaniu z innymi alternatywnie stosowanymi lekami, 

 Analiza finansowego wpływu decyzji o refundacji określonego leku na budżet płatnika 

publicznego w Polsce, niezależnie od raportu HTA. 


