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Indeks skrotow

Skrot Objasnienie

ACTH hormon adrenokortykotropowy

AOTM Agencja Oceny Technologii Medycznej

d doba

GUS Gtéwny Urzad Statystyczny

HAS Haute Autorité de Santé

HTA ocena technologii medycznych (Health Technology Assessment)

max maksimum

mg miligram

min minimum

ml mililitr

ug mikrogram
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VAT podatek od towardw i ustug (Value Added Tax)

Vs versus
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Streszczenie:

Cel analizy: Celem analizy jest przedstawienie mozliwych konsekwencji finansowanych dla budzetu
ptatnika publicznego w zwigzku z decyzjg o finansowania metyraponu, ktéry bedzie wydawany

Swiadczeniobiorcy bezptatnie w ramach programu lekowego , leczenie zespotu Cushinga.

Metody: Analize wptywu na system opieki zdrowotnej przeprowadzono, postugujac sie technika
modelowania. Parametrami uwzglednianymi w analizie byly: wielko$¢ populacji docelowej (leczonej),
koszt farmakoterapii oraz inne koszty medyczne zwigzane z leczeniem chorych w omawianym
wskazaniu. Wielko$¢ populacji docelowej oszacowano na podstawie polskich danych
epidemiologicznych oraz wynikéw rejestru ERCUSYN. Koszty oceniono z perspektywy publicznego

ptatnika za swiadczenia zdrowotne oraz dodatkowo z perspektywy pacjentdow, w oparciu o polskie
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Whioski: Realizacja nowego scenariusza refundacja metyraponu w poréwnaniu do obecnej sytuacji,
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Analiza wplywu an system ochrony zdrowia

1. Celizakres analizy

Celem analizy jest przedstawienie mozliwych konsekwencji finansowanych dla budzetu ptatnika
publicznego w zwigzku z decyzja o finansowania metyraponu, ktéry bedzie wydawany
Swiadczeniobiorcy bezpfatnie w ramach programu lekowego ,leczenie zespotu Cushinga”. Analiza
sktada sie z analizy wptywu an budzet (lekowy, obejmujgcy tylko wydatki na leki, oraz ogdiny,
obejmujacy wydatki na opieke zdrowotng), analizy wptywu na organizacje udzielania $wiadczen

zdrowotnych oraz zestawienia aspektdw etycznych i spotecznych.

2. Metody

Analize wptywu na system opieki zdrowotnej przeprowadzono, postugujac sie technika modelowania.
Horyzont czasowy analizy obejmuje 3 kolejne lata. Zgodnie z Wytycznymi Agencji Oceny Technologii
Medycznych, stanowigcymi zatgcznik do Zarzadzenia nr 1/2010 Prezesa Agencji Oceny Technologii
Medycznych z dnia 4 stycznia 2010 r. w sprawie wytycznych oceny $wiadczen opieki zdrowotne;j
[AOTM 2010], Rozporzagdzeniem Ministra Zdrowia z dnia 2 kwietnia 2012 w sprawie minimalnych
wymagan, jakie muszg spetnia¢ analizy uwzglednione we wnioskach o objecie refundacjg i ustalenie
urzedowej ceny zbytu oraz podwyiszenie urzedowej ceny zbytu leku, sSrodka spozywczego
specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobu medycznego, ktdre nie majg odpowiednika
refundowanego w danym wskazaniu [Rozporzadzenie MZ 2010] w analizie przyjeto perspektywe
publicznego ptatnika za $wiadczenia zdrowotne oraz dodatkowo perspektywe pacjentéw. Badanie
modelowe przeprowadzono przy uzyciu programu Microsoft Excel. W analizie wptywu na system
opieki zdrowotnej rozwazano dwa scenariusze: ,istniejgcy” oraz scenariusz ,nowy”. Scenariusz
»istniejgcy” obrazuje sytuacje obecng, w ktérej pfatnik publiczny nie finansuje leczenia
farmakologicznego zespotu Cushinga, w scenariuszu nowym zaktada sie 100% refundacje

metyraponu dla chorych z zespotem Cushinga kwalifikujgcych sie do farmakoterapii.

2.1. Opis modelu

Model zawiera nastepujace elementy:
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1. kalkulacje liczby pacjentéw z zespotem Cushinga kwalifikujgcych sie do farmakoterapii

2. kalkulacje liczby zuzytych dawek leku stosowanego w leczeniu zespotu Cushinga w
poréwnywanych scenariuszach

3. kalkulacje kosztéw z perspektywy pfatnika publicznego i pacjentéw w poréwnywanych

scenariuszach.

Zgodnie z praktyka kliniczng w modelu zatozono, ze leczenie farmakologiczne u chorych zespotem
Cushinga stosowane jest wtedy, gdy leczenie chirurgiczne nie jest mozliwe (wytgczna
farmakoterapia), w przygotowaniu do zabiegu chirurgicznego (leczenie przedoperacyjne) oraz wtedy,
gdy leczenie chirurgicznego nie byto w petni skuteczne (leczenie pooperacyjne) [Zgliczyriski 2008,
Syndrome Cushing HAS, 2008]. W modelu uwzgledniono rdzne przyczyny zespotu Cushinga (chorobe
Cushinga, gruczolaka nadnerczy, raka nadnerczy, zespo6t ektopowego wydzielania ACTH i inne).
Narodowe dane epidemiologiczne (rozpowszechnienie, zapadalnos$¢) zostaty uzyte w celu obliczeniu
liczebnosci populacji z zespotem Cushinga w Polsce, a nastepnie bardziej specyficzne kryteria
wiaczenia zastosowano do okreslenia odsetka chorych kwalifikujgcych sie do farmakoterapii.
Populacja badana w modelu jest populacjg otwarty, tzn. pacjenci s3 wiaczani lub wytgczani w
zaleznosci od tego, czy w danym czasie spetniajg kryteria kwalifikacji do farmakoterapii. Zgodnie z
praktyka kliniczng zatozono, ze leczenie przed- i pooperacyjne jest ograniczone w czasie (trwa nie
dtuzej niz 1 rok), natomiast leczenie chorych, u ktérych zabieg chirurgiczny nie jest mozliwy do
wykonania, jest nieograniczone czasowo. Ze wzgledu na krétki horyzont czasowy analizy nie

uwzgledniono wskaznika umieralnosci.

W modelu przedstawiono nastepujgce scenariusze:
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Konsekwencje finansowe, wynikajgce z refundacji metyraponu obliczono jako réznice kosztow (koszt
inkrementalny) pomiedzy scenariuszem nowym, w ktdrym wszyscy chorzy kwalifikujgcy sie do
farmakoterapii otrzymujg metyrapon refundowany w 100% (scenariusz 1), a scenariuszem obecnym,
w ktérym ptatnik publiczny nie finansuje leczenia farmakologicznego zespotu Cushinga (scenariusz 2,
scenariusz 3). Oddzielnie przeprowadzono analize wptywu na budzet lekowy, obejmujgcy tylko
wydatki na leki, oraz analize wptywu na budzet catkowity, obejmujacy wydatki na leki oraz inne

koszty medyczne.

Wynik przedstawiono w postaci kosztu catkowitego/rok i kosztu inkrementalnego/rok w 3-letnim
horyzoncie czasowym przy zatozeniu braku zmian cen detalicznych metyraponu w analizowanym
okresie.  Analize wrazliwos$ci przeprowadzono jako analize scenariuszy skrajnych, w ktérych

uwzgledniono minimalng i maksymalna liczbe pacjentéw kwalifikujgcych sie do farmakoterapii.

2.2. Populacja

Populacje badang w analizie wptywu na budzet stanowig chorzy z zespotem Cushinga, u ktérych
oceniana technologia moze by¢ zastosowana. Zgodnie z Charakterystykg Produktu metyrapon jest
wskazany w leczeniu endogennego zespotu Cushinga, w praktyce lek ten stosowany jest w
przygotowaniu do operacji, jesli leczenie chirurgiczne jest przeciwwskazane lub nieskuteczne, jako
dodatkowe leczenie u chorych poddanych radioterapii (w czasie oczekiwania na efekt radioterapii)

[Zgliczyrski 2008, Syndrome Cushing HAS, 2008].

Liczebnos$¢ populacji chorych z zespotem Cushinga kwalifikujacej sie do leczenia metyraponem
obliczono na podstawie publikowanych danych epidemiologicznych. Wedtug danych Orphanet
rozpowszechnienie endogennego zespotu Cushinga wynosi 65 (0,7-2,5) na 1 min, a roczna
zapadalnos$é¢ 1 (0,7 — 2,5) na 1 min [Orphanet 2012, Orphanet 2013]. Na podstawie wskaznikéw
zapadalnosci i rozpowszechnienia zespotu Cushinga i danych o wielkosci polskiej populacji, ktéra w
2014 r. wynosita 38,5 min [GUS 2014], obliczono, ze w Polsce jest okoto 2541 (412 — 3561) chorych z
zespotem Cushinga (tab.1). Czesto$¢ wystepowania poszczegdlnych postaci endogennego zespotu
Cushinga okreslono na podstawie danych z europejskiego rejestru zespotu Cushinga ERCUSYN

[Valassi 2012] (tab.1).

10
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2.3 Parametry wejSciowe modelu - zuzyte zasoby

2.3.1. Dawkowanie lekow i czas trwania leczenia

Dawkowanie metyraponu oraz czas trwania leczenia ustalono na podstawie danych z rejestru
ERCUSYN raport z maja 2014 r. Wartosci Srednie i mediane przedstawiono w tabeli 3, w analizie

podstawowej dla dawek i czasu terapii uzyto mediany.

Dawka dobowa pazyreotydu ustalona zostata na podstawie danych z badania klinicznego [Colao

2013] i wynosito $srednio 1126 pg/d w 1. roku i 1032 pg/d w kolejnych latach.

Tabela 3 Dawkowanie metyraponu i czas trwania leczenia.

Dawka Czas leczenia
$rednia mediana srednia mediana
Leczenie 1516 mg 1450 mg 133 dni 90 dni
przedoperacyjne
(500 mg — 5000 mg) (2-1191)
Leczenie 1041 mg 704 mg 388 dni 253 dni

12
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pooperacyjne (500 mg — 2021 mg) (2—-2434 dni)

Wyfacznie 1661 mg 1641 mg 295 dni dni

farmakoterapia
(750 mg — 4000 mg) (4-1963 dni)

2.3.2. Zasoby zwiqzane z chorobq Cushinga

Za pomocg systematycznego przegladu literatury w bazie MEDLINE i EMBASE, dokonanym 11.1V 2015
r. przy uzyciu stéw kluczowych Cushing AND ('resources'/exp OR cost) zidentyfikowano 338
potencjalnych publikacji [ZALACZNIK 1]. Po zastosowaniu ograniczen: badania z udziatem ludzi
zidentyfikowano 276 publikacji, z ktérych na podstawie analizy tytutéw i abstraktéw wybrano 18
publikacji potencjalnie uzytecznych jako zrédio danych do modelu. Badania te oceniaty zuzycie
zasobow i koszty leczenia chorych z zespotem Cushinga w Stanach Zjednoczonych, Kanadzie oraz w
Niemczech. Ostatecznie do badania wtgczono 3 publikacje jednego badania [Swearingen 2011] . W
badaniu tym oceniano zuzycie zasobow i koszty zwigzane z leczeniem choroby Cushinga w Stanach
Zjednoczonych, uwzgledniajac farmakoterapie, leczenie szpitalne, leczenie ambulatoryjne oraz
pomoc dorazng. Uzyskane wyniki poréwnano ze zuzyciem zasobdw i kosztami ponoszonymi w
ogolnej populacji, dopowiadajacej pod wzgledem wieku i ptci populacji badanej , wykazujac, ze
catkowite koszty medyczne w populacji chorych z zespotem Cushinga sg 4,2 razy wyzisze niz w

populacji ogdlnej (tab.4).
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2.4 Parametry wejSciowe modelu - koszty

2.4.1 Koszty zwiqzane z leczeniem farmakologicznym
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3.1.1 Analiza podstawowa
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3.1.2. Analiza wrazliwosci

Analize wrazliwosci przeprowadzono jako analize scenariuszy skrajnych, w ktérych uwzgledniono
minimalng i maksymalng liczbe pacjentéow kwalifikujacych sie do farmakoterapii (tab.11). Szczegdty

dotyczace obliczania liczebnosci populacji przedstawiono w rozdziale 3.2.

20
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Wartosci minimalne i maksymalne kosztu inkrementalnego zwigzanego z podjeciem decyzji o

finansowaniu metyraponu, ktdry bedzie wydawany Swiadczeniobiorcy bezptatnie w ramach
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programu lekowego ,leczenie zespotu Cushinga” w kolejnych latach w 3-letnim horyzoncie czasowym

przedstawiono w tabeli 15.

Tabela 15 Koszt inkrementalny zwigzany z finansowaniem metyraponu, ktéry bedzie wydawany swiadczeniobiorcy
bezptatnie w ramach programu lekowego ,leczenie zespotu Cushinga”: wariant minimalny i maksymalny.
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Rycina 4 Scenariusz 1 vs scenariusz 2: koszt inkrementalny zwigzany z finansowaniem metyraponu, ktéry bedzie
wydawany swiadczeniobiorcy bezptatnie w ramach programu lekowego , leczenie zespotu Cushinga”: wariant minimalny,
podstawowy i maksymalny, perspektywa ptatnika publicznego i pacjentow.
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Rycina 5 Scenariusz 1 vs scenariusz 3: koszt inkrementalny zwigzany z finansowaniem metyraponu, ktéry bedzie
wydawany Swiadczeniobiorcy bezptatnie w ramach programu lekowego ,,leczenie zespotu Cushinga”: wariant minimainy,
podstawowy i maksymalny, perspektywa ptatnika publicznego i pacjentow.

Rycina 6 Scenariusz 1 vs scenariusz 3: koszt inkrementalny zwigzany z finansowaniem metyraponu, ktéry bedzie
wydawany swiadczeniobiorcy bezptatnie w ramach programu lekowego ,,leczenie zespotu Cushinga”: wariant minimainy,
podstawowy i maksymalny, perspektywa pacjentéw

25
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Rycina 7 Scenariusz 1 vs scenariusz 3: koszt inkrementalny zwigzany z finansowaniem metyraponu, ktéry bedzie
wydawany swiadczeniobiorcy bezptatnie w ramach programu lekowego ,,leczenie zespotu Cushinga”: wariant minimalny,
podstawowy i maksymalny, perspektywa ptatnika publicznego.

3.2. Analiza wplywu na budzet ochrony zdrowia.

3.2.1 Analiza podstawowa

26
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Tabela 17 Catkowite koszty w kolejnych latach w 3-letnim horyzoncie czasowym w scenariuszach 1-3.
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Koszt inkrementalny zwigzany z podjeciem decyzji o finansowania metyraponu, ktéry bedzie
wydawany swiadczeniobiorcy bezptatnie w ramach programu lekowego , leczenie zespotu Cushinga”

w kolejnych latach w 3-letnim horyzoncie czasowym przedstawiono w tabeli 18.
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Tabela 18 Catkowity koszt inkrementalny zwigzany z finansowaniem metyraponu,
Swiadczeniobiorcy bezptatnie w ramach programu lekowego , leczenie zespotu Cushinga”.

ktéry bedzie wydawany
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Rycina 8 Catkowity koszt inkrementalny zwigzany z finansowaniem metyraponu, ktéry bedzie wydawany
Swiadczeniobiorcy bezptatnie w ramach programu lekowego ,leczenie zespotu Cushinga”; perspektywa ptatnika
publicznego i pacjentéw.

Rycina 9 Catkowity koszt inkrementalny zwigzany z finansowaniem metyraponu, ktory bedzie wydawany
Swiadczeniobiorcy bezptatnie w ramach programu lekowego ,leczenie zespotu Cushinga”; perspektywa ptatnika
publicznego.
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Rycina 10 Catkowity koszt inkrementalny zwigzany z finansowaniem metyraponu, ktéry bedzie wydawany
Swiadczeniobiorcy bezptatnie w ramach programu lekowego , leczenie zespotu Cushinga”; perspektywa pacjentow.

3.2.2. Analiza wrazliwosci

Analize wrazliwosci przeprowadzono jako analize scenariuszy skrajnych, w ktérych uwzgledniono
minimalng i maksymalng liczbe pacjentéw kwalifikujacych sie do farmakoterapii (tab.11). Szczegdty

dotyczace obliczania liczebnosci populacji przedstawiono w rozdziale 3.2.

W tabeli 19 przedstawiono koszty opieki nad pacjentami z zespotem Cushinga (po wykluczeniu
kosztéw farmakoterapii), a w tabelach 20-22 — koszty catkowite ponoszone przez ptatnika
publicznego i pacjentow w wariancie minimalnym i maksymalnym w kazdym z analizowanych

scenariuszy.
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| 1
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e

Tabela 20 Koszty catkowite — wariant minimalny i maksymalny w scenariuszu 1 (perspektywa pfatnika publicznego +

pacjenta*).

N
I
I
I

N
- I
- I

1

*poniewaz koszty ponosi tylko ptatnik publiczny, wartosci przedstawione w tabeli odpowiadajg takze
perspektywie ptatnika publicznego

Tabela 21 Koszty catkowite — wariant minimalny i maksymalny w scenariuszu 2 (perspektywa pfatnika publicznego +

pacjenta*).

I

N

I
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1

*poniewaz koszty ponosi tylko ptatnik publiczny, wartosci przedstawione w tabeli odpowiadajg takze
perspektywie ptatnika publicznego

!

Tabela 22 Koszty catkowite — wariant minimalny i maksymalny w scenariuszu 3 (perspektywa ptatnika publicznego +
pacjenta*).

1

N N
B BN
B 9B
B B

Wartosci minimalne i maksymalne kosztu inkrementalnego zwigzanego z podjeciem decyzji o
finansowaniu metyraponu, ktéry bedzie wydawany s$wiadczeniobiorcy bezptatnie w ramach
programu lekowego , leczenie zespotu Cushinga” w kolejnych latach w 3-letnim horyzoncie czasowym

przedstawiono w tab. 23.

Tabela 23 Koszt inkrementalny catkowity zwigzany z finansowaniem metyraponu, ktéry bedzie wydawany
Swiadczeniobiorcy bezptatnie w ramach programu lekowego ,leczenie zespotu Cushinga”: wariant minimalny i
maksymalny.
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Rycina 11 Scenariusz 1 vs scenariusz 2: koszt inkrementalny catkowity zwigzany z finansowaniem metyraponu, ktéry
bedzie wydawany swiadczeniobiorcy bezptatnie w ramach programu lekowego , leczenie zespotu Cushinga”: wariant
minimalny, podstawowy i maksymalny, perspektywa ptatnika publicznego i pacjentéw.
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Rycina 12 Scenariusz 1 vs scenariusz 3: koszt inkrementalny catkowity zwigzany z finansowaniem metyraponu, ktéry
bedzie wydawany swiadczeniobiorcy bezptatnie w ramach programu lekowego ,leczenie zespotu Cushinga”: wariant
minimalny, podstawowy i maksymalny, perspektywa ptatnika publicznego i pacjentow.
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Rycina 13 Scenariusz 1 vs scenariusz 3: koszt inkrementalny catkowity zwigzany z finansowaniem metyraponu, ktéry
bedzie wydawany swiadczeniobiorcy bezptatnie w ramach programu lekowego ,leczenie zespotu Cushinga”: wariant
minimalny, podstawowy i maksymalny, perspektywa pacjentéw.

Rycina 14 Scenariusz 1 vs scenariusz 3: koszt inkrementalny catkowity zwigzany z finansowaniem metyraponu, ktéry
bedzie wydawany swiadczeniobiorcy bezptatnie w ramach programu lekowego , leczenie zespotu Cushinga”: wariant
minimalny, podstawowy i maksymalny, perspektywa ptfatnika publicznego.
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4. Wplyw na organizacje udzielania §wiadczen zdrowotnych

Decyzja o finansowaniu metyraponu ze $rodkéw publicznych i wydawaniu go Swiadczeniobiorcy
bezptatnie w ramach programu lekowego ,leczenie zespotu Cushinga” nie powinna spowodowad
koniecznos$ci zmian w organizacji udzielania $wiadczen zdrowotnych. W wyniku rozpoczecia
finansowania ocenianej technologii medycznej, nie wystgpi koniecznos¢ dodatkowych szkolen
personelu medycznego, opracowania nowych wytycznych, zmiany zasad diagnostycznych.
Wprowadzenie refundacji metyraponu nie powinno spowodowac konsekwencji dla wydatkéw

publicznych w sektorach innych niz ochrona zdrowia.

Woprowadzenie refundacji metyraponu nie wymaga wprowadzenia zmian w prawie.

5. Aspekty etyczne i spoleczne

Decyzja o finansowaniu metyraponu ze $rodkéw publicznych i wydawaniu go Swiadczeniobiorcy
bezptatnie w ramach programu lekowego ,leczenie zespotu Cushinga” zapewni chorym mozliwos¢
skutecznego leczenia. W Analizie klinicznej wykazano, ze wnioskowana technologia jest lekiem
skutecznie obnizajgcym stezenie kortyzolu: wyniki badan klinicznych, w ktérych brato udziat co
najmniej 40 pacjentdw wykazaty, ze eukortyzolemie uzyskano u 72% (zakres: 57-81%) chorych
leczonych metyraponem. Ponadto w Analizie ekonomicznej udowodniono, ze zwiekszenie odsetka
chorych z eukortyzolemia, uzyskane dzieki stosowaniu metyraponu przekfada sie na poprawe jakosci
zycia chorych. Zatem metyrapon generuje istotne klinicznie dodatkowe efekty zdrowotne, w
porownaniu do obecnej sytuacji. W zakresie profilu bezpieczenstwa wykazano ze metyrapon jest
lekiem dobrze tolerowanym, nawet w dtugotrwatym stosowaniu. Podsumowujac, dostepne wyniki
badan wskazujg, ze metyrapon jest skutecznym i bezpiecznym lekiem w leczeniu zespotu Cushinga.
Biorgc pod uwage niekorzystny wptyw niekontrolowanej hyperkortyzolemii na chorobowos¢ i
Smiertelno$¢, metyrapon stanowi wazng opcje terapeutyczng w zespole Cushinga, zaréwno ACTH-

zaleznym, jak i ACTH-niezaleznym, jesli tylko farmakoterapia jest potrzebna.

Pozytywna decyzja o refundacji metyraponu nie stoi w sprzecznosci z aktualnie obowigzujgcymi
regulacjami prawnymi i nie naktada na chorego dodatkowych wymogéw zwigzanych z rozpoczeciem

leczenia.
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Podsumowanie aspektéw etycznych oraz spotecznych przedstawiono za pomocg analizy SWOT (ang.

strenghts, weaknes, opportunities and threats — analiza mocnych i stabych stron oraz szans i

zagrozen) na ponizszym schemacie (ryc.15).

Rycina 15 Ocena aspektow organizacyjnych, spotecznych i etycznych nowej technologii medycznej przy uzyciu analizy

SWOT.

Mocne strony

o refundacja metyraponu umozliwi

chorym skuteczniejsze leczenie i wptynie
pozytywnie na

poziom  satysfakcji

pacjentdw z otrzymywanej opieki
medycznej

o refundacja metyraponu nie wigze sie z

zZzmianami  w

istothnymi organizacji

udzielania $wiadczen zdrowotnych

Szanse

e zastosowanie metyraponu u chorych z

zespotem Cushinga jest szansa na
skuteczniejsze leczenie
e chorzy otrzymaja szanse na poprawe

jakosci zycia

Stabe strony

e wzrost wydatkbw z  perspektywy
pfatnika
e niepewnos¢ zwigzana z liczbg chorych

leczonych w ramach Programu lekowego

Zagrozenia

e wieksza od szacowanej liczba chorych
wtaczonych do Programu lekowego

wygeneruje dla ptatnika wyzsze koszty

6. Wnioski

Realizacja nowego scenariusza refundacja metyraponu w poréwnaniu do obecnej sytuacji, w ktérej

ptatnik publiczny nie finansuje leczenia farmakologicznego zespotu Cushinga spowoduje wzrost

wydatkéw ptatnika publicznego, ale jednoczesnie umozliwi chorym skuteczniejsze leczenie i wptynie

pozytywnie na poziom satysfakcji pacjentow z otrzymywanej opieki medycznej.
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Zalacznik 1

Parametr: zuzycie zasobow w zespole Cushinga

il
|
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Spis Tabel

Tabela 1 Liczebnos¢ populacji chorych z zespotem Cushinga w Polsce: wartosci podstawowe
(MINTIMUM = MAKSIMUMY) ..ttt e e e e e e e e e st a e e e e e e e e seaabaaaeeaaessesnnsraaneaaaaeas 11
Tabela 2 Liczebnos¢ polskiej populacji chorych z zespotem Cushinga kwalifikujgcych sie do
farmakoterapii: warto$¢ podstawowa (minimum — maksSimum). .........ccceriiiiiiiiiieieeeeeeccciieeee e e e 12
Tabela 3 Dawkowanie metyraponu i czas trwania l€Czenia.........ceevvviieieeiiiieiiiiiii e e eeeaaaaen 12
Tabela 4 Koszty w populacji pacjentéw z chorobg Cushinga w poréwnaniu do populacji ogdlne;j....... 13
Tabela 5 Koszty choroby Cushing u pacjentéw z i bez remisji oraz w populacji ogdlnej [Swearingen
20LL]. oottt ettt ettt ettt ettt et et e e et et e e et et et et et et et et e ettt et et et et en et ee et et et et eaeaeaens 14
Tabela 6 Ceny Nabycia leKOW. ..ccooeeeeeeeeeeeeeee 15
Tabela 7 Roczne bezposrednie koszty stanu ,choroba kontrolowana” i ,,choroba niekontrolowana”
uzyte w obumodelach. ... 15
Tabela 8 Catkowite wydatki na leczenie farmakologiczne w kolejnych latach w 3-letnim horyzoncie

CZaSOWYM W SCENAMUSZACK 1-3. ..oiiiiiiiiiiiiiiiiieiiieeeeeeeeeeeeeeeeeeeeeeeeeeeeeeeeeseere e e s s ssasssassssssssessssessssssssssnernnes 17

Tabela 10 Koszt inkrementalny zwigzany z finansowaniem metyraponu, ktéry bedzie wydawany
Swiadczeniobiorcy bezptatnie w ramach programu lekowego ,leczenie zespotu Cushinga”................ 19
Tabela 11 Liczebno$¢ polskiej populacji chorych z zespotem Cushinga kwalifikujgcych sie do
farmakoterapii: warto$é podstawowa (minimum — maksimum). .......cceoeeeiiiiiiiiiiiiiiciccce e 21

Tabela 12 Koszt metyraponu — wariant minimalny i maksymalny w scenariuszu 1............................ 21

Tabela 15 Koszt inkrementalny zwigzany z finansowaniem metyraponu, ktéry bedzie wydawany
Swiadczeniobiorcy bezptatnie w ramach programu lekowego ,leczenie zespotu Cushinga”: wariant

mMinimalny i Maksymalny. ... 23

Tabela 17 Catkowite koszty w kolejnych latach w 3-letnim horyzoncie czasowym w scenariuszach 1-3.
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Tabela 18 Catkowity koszt inkrementalny zwigzany z finansowaniem metyraponu, ktéry bedzie

wydawany swiadczeniobiorcy bezptatnie w ramach programu lekowego , leczenie zespotu Cushinga”.

Tabela 20 Koszty catkowite — wariant minimalny i maksymalny w scenariuszu 1 (perspektywa ptatnika
[o]0] o) Iford g T=Y={o Il oF- To] =1 ] ¢- Ll PR PUPURNE 32
Tabela 21 Koszty catkowite — wariant minimalny i maksymalny w scenariuszu 2 (perspektywa ptatnika
[o]0] o) Lford g T<T={o I ol oF- To] =1 ] ¢- Ll PR PRPUPRN 32
Tabela 22 Koszty catkowite — wariant minimalny i maksymalny w scenariuszu 3 (perspektywa ptatnika
PUbliCZNegO + PACIENTA™). oo 33
Tabela 23 Koszt inkrementalny catkowity zwigzany z finansowaniem metyraponu, ktéry bedzie
wydawany swiadczeniobiorcy bezptatnie w ramach programu lekowego ,leczenie zespotu Cushinga”:

wariant minimalny i MaksyMalny. ........ee s 33
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Spis Rycin

Rycina 1 Koszt inkrementalny zwigzany z finansowaniem metyraponu, ktéry bedzie wydawany
Swiadczeniobiorcy bezptatnie w ramach programu lekowego ,leczenie zespotu Cushinga”;
perspektywa ptatnika publicznego i pacientOW. ..., 19
Rycina 2 Koszt inkrementalny zwigzany z finansowaniem metyraponu, ktéry bedzie wydawany
Swiadczeniobiorcy bezptatnie w ramach programu lekowego ,leczenie zespotu Cushinga”;
perspektywa ptatnika publicZNego. .....ccooviiiiiiii 20
Rycina 3 Koszt inkrementalny zwigzany z finansowaniem metyraponu, ktéry bedzie wydawany
Swiadczeniobiorcy bezptatnie w ramach programu lekowego ,leczenie zespotu Cushinga”;
PErSPEtYWA PACIENTOW. cooiiiiiii e, 20
Rycina 4 Scenariusz 1 vs scenariusz 2: koszt inkrementalny zwigzany z finansowaniem metyraponu,
ktory bedzie wydawany Swiadczeniobiorcy bezptatnie w ramach programu lekowego ,leczenie
zespotu Cushinga”: wariant minimalny, podstawowy i maksymalny, perspektywa pfatnika
PUDlICZNEZO | PACIENTOW. oo, 24
Rycina 5 Scenariusz 1 vs scenariusz 3: koszt inkrementalny zwigzany z finansowaniem metyraponu,
ktory bedzie wydawany s$wiadczeniobiorcy bezptatnie w ramach programu lekowego ,leczenie
zespotu Cushinga”: wariant minimalny, podstawowy i maksymalny, perspektywa pfatnika
PUDlICZNEZO | PACIENTOW. oo 25
Rycina 6 Scenariusz 1 vs scenariusz 3: koszt inkrementalny zwigzany z finansowaniem metyraponu,
ktory bedzie wydawany swiadczeniobiorcy bezptatnie w ramach programu lekowego ,leczenie
zespotu Cushinga”: wariant minimalny, podstawowy i maksymalny, perspektywa pacjentéw ........... 25
Rycina 7 Scenariusz 1 vs scenariusz 3: koszt inkrementalny zwigzany z finansowaniem metyraponu,
ktory bedzie wydawany s$wiadczeniobiorcy bezptatnie w ramach programu lekowego ,leczenie
zespotu Cushinga”: wariant minimalny, podstawowy i maksymalny, perspektywa pfatnika
PUBIICZNEEO. oo 26
Rycina 8 Catkowity koszt inkrementalny zwigzany z finansowaniem metyraponu, ktéry bedzie
wydawany Swiadczeniobiorcy bezptatnie w ramach programu lekowego ,leczenie zespotu Cushinga”;
perspektywa ptatnika publicznego i pacjentOw. ... 30
Rycina 9 Catkowity koszt inkrementalny zwigzany z finansowaniem metyraponu, ktéry bedzie
wydawany Swiadczeniobiorcy bezptatnie w ramach programu lekowego ,leczenie zespotu Cushinga”;

perspektywa ptatnika publicZNego. ..o 30
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Rycina 10 Catkowity koszt inkrementalny zwigzany z finansowaniem metyraponu, ktéry bedzie
wydawany swiadczeniobiorcy bezptatnie w ramach programu lekowego ,leczenie zespotu Cushinga”;
PErSPEKLYWA PACIENTOW. cooiiiiiiiiiei e 31
Rycina 11 Scenariusz 1 vs scenariusz 2: koszt inkrementalny catkowity zwigzany z finansowaniem
metyraponu, ktory bedzie wydawany swiadczeniobiorcy bezptatnie w ramach programu lekowego
,leczenie zespotu Cushinga”: wariant minimalny, podstawowy i maksymalny, perspektywa pfatnika
PUDIICZNEZO | PACIENTOW. oiiiiiiicc e, 34
Rycina 12 Scenariusz 1 vs scenariusz 3: koszt inkrementalny catkowity zwigzany z finansowaniem
metyraponu, ktéry bedzie wydawany swiadczeniobiorcy bezptatnie w ramach programu lekowego
,leczenie zespotu Cushinga”: wariant minimalny, podstawowy i maksymalny, perspektywa ptatnika
PUDlICZNEZO | PACIENTOW. oo, 35
Rycina 13 Scenariusz 1 vs scenariusz 3: koszt inkrementalny catkowity zwigzany z finansowaniem
metyraponu, ktéry bedzie wydawany Swiadczeniobiorcy bezptatnie w ramach programu lekowego
,leczenie zespotu Cushinga”: wariant minimalny, podstawowy i maksymalny, perspektywa
PACTENEOW. oo, 36
Rycina 14 Scenariusz 1 vs scenariusz 3: koszt inkrementalny catkowity zwigzany z finansowaniem
metyraponu, ktéry bedzie wydawany swiadczeniobiorcy bezptatnie w ramach programu lekowego
,leczenie zespotu Cushinga”: wariant minimalny, podstawowy i maksymalny, perspektywa ptatnika
PUBIICZNEEO. oo 36
Rycina 15 Ocena aspektéw organizacyjnych, spotecznych i etycznych nowej technologii medycznej

przy uzyciu analizy SWOT . .o 38
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PiSmiennictwo

OTM 2010

Wytycznymi Agencji Oceny technologii Medycznych, stanowigcymi zaftacznik do Zarzadzenia nr
1/2010 Prezesa Agencji Oceny Technologii Medycznych z dnia 4 stycznia 2010 r. w sprawie

wytycznych oceny $wiadczen opieki zdrowotnej

Charakterystyka Produktu Leczniczego Ketoconazole HRA.

http://ec.europa.eu/health/documents/community-register/2014/20141119130013/anx 130013 pl.pdf

Charakterystyka Produktu Leczniczego Lysodren.
http://www.ema.europa.eu/docs/pl PL/document library/EPAR -
Product_Information/human/000521/WC500047235.pdf

Charakterystyka Produktu Leczniczego Metopirone. http://leki-informacje.pl/lek/charakterystyka-

szczegolowa/5487,metopirone.html

Charakterystyka Produktu Leczniczego Signifor. http://ec.europa.eu/health/documents/community-

register/2012/20120424117969/anx 117969 pl.pdf

Colao 2012

Colao A. Petersenn S. Newell-Price J. Findling J.W. Gu F. Maldonado M. Schoenherr U. Mills D.
Salgado L.R. Biller BMK. A 12-month phase 3 study of pasireotide in Cushing's disease. New England
Journal of Medicine (2012) 366:10 (914-924).
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ERCUSYN 2014

Report prepared for HRA on data of ERCUSYN (datalock october 2013). Prepared by Holger Franz,
Elena Valassi, Alicia Santos and Susan Webb 12 December 2014

GUS 2014

GUS 2014 Ludno$é. Stan | struktura w przekroju terytorialnym. Stan w dniu 30.VI 2014.

www.stat.gov.pl

Metopirone

Metopirone 250 mg Summary Product Characteristics . http://www.hra-

pharma.com/index.php/en/our_products/endocrinology/cushing_syndrom/metopironet#tdownload

NFZ 2014

Swiadczenia opieki zdrowotnej. : https://zip.nfz.gov.pl/ap-portal/user/menu/open@info?view=4

Orphanet 2012

Orphanet. Prévalence des maladies rares. November 2012

Orphanet 2013

Orphanet Report Series. Prevalence of rare diseases: Bibliographic data. Orphanet Report Series 2013
[cited 2014 April 27]; Available from:
http://www.orpha.net/orphacom/cahiers/docs/GB/Prevalence _of rare diseases by decreasing_prevalence or ¢

ases.pdf
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Rozporzadzenia MZ 2012

Rozporzadzenia Ministra Zdrowia z dnia 2 kwietnia 2012 w sprawie minimalnych wymagan, jakie
muszg spetniaé analizy uwzglednione we wnioskach o objecie refundacjg i ustalenie urzedowej ceny
zbytu oraz podwyzszenie urzedowej ceny zbytu leku, srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia
zywieniowego, wyrobu medycznego, ktére nie majg odpowiednika refundowanego w danym

wskazaniu

Swearingen 2011

Swearingen B. Wu N. Chen S.-Y. Pulgar S. Biller B.M.K. Health care resource use and costs among
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