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Ocena konsekwencji finansowych dla pfatnika publicznego decyzji o finansowaniu produktu Farydak®
(panobinostat) stosowanego w potgczeniu z bortezomibem i deksametazonem w leczeniu dorostych pacjentéw ze

szpiczakiem mnogim ktorzy na wczeSniejszych etapach terapii otrzymali przynajmniej dwie linie leczenia

zawierajace bortezomib oraz lek immunomodulujacy, w ramach programu lekowego.

INDEKS AKRONIMOW WYKORZYSTYWANYCH W OPRACOWANIU

Akronim | Interpretacja (petna nazwa)

AOTMIT Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

ang. Buadget Impact Analysis,

BIA . ;
Analiza wptywu na budzet

BTZ Bortezomib

I ang. Confidence Interval:

Przedziat ufnosci

DDD ang. Defined Daily Dose;
Zdefiniowana dzienna dawka

DEX ang. Dexamethasone,
Deksametazon
ang. Lower Confidence Interval;

LCI . - i
Dolna granica przedziatu ufnosci

LEN Lenalidomid

NFz Narodowy Fundusz Zdrowia

PAN Panobinostat

PANORAMA-1 | Badanie rejestracyjne dla wnioskowanej technologii [84], [85]

PICO ang. Population, Intervention, Comparison, Outcome;

Populacja, interwencja, poréwnanie, wynik
Platnik podmiot zobowigzany do finansowania $wiadczen medycznych ze srodkdéw publicznych (Narodowy
. Fundusz Zdrowia i budzet Ministra Zdrowia w przypadku lekéw sprowadzanych w trybie importu
publiczny

docelowego)
ang. Risk Sharing Scheme;

RSS L -
Porozumienie podziatu ryzyka
ang. Thalidomide;

AL Talidomid

uct ang. Upper Confidence Interval;
Gorna granica przedziatu ufnosci
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Przeprowadzona analiza pozwolita oceni¢ wptyw na system ochrony zdrowia w Polsce podjecia decyzji dotyczacej
finansowania ze $rodkéw publicznych stosowania produktu leczniczego Farydak® (6 kapsutek po 20, 15 lub 10 mg
panobinostatu) w leczeniu dorostych pacjentéw ze szpiczakiem mnogim, po co najmniej dwéch linach leczenia
zawierajacych bortezomib oraz lek immunomodulujacy. Oceniono konsekwencje finansowe dla ptatnika publicznego
wpisania wnioskowanej technologii do nowej grupy limitowej Wykazu refundowanych lekéw, srodkéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia Zzywieniowego oraz wyrobow medycznych, umozliwiajac realizacje programu lekowego
«Panobinostat w skojarzeniu z deksametazonem i bortezomibem w leczeniu chorych na opornego lub nawrotowego
szpiczaka plazmocytowego (mnogiego) (ICD10 €90.0)' [40], [99].

Przeprowadzono wielokierunkowg ocene wielkosci populacji pacjentéw w stanie klinicznym wskazanym we wniosku o
objecie refundacjg produktu leczniczego Farydak®. Ustalono, ze aktualna wielko$¢ tej populaci |

Wyniki niniejszej analizy wptywu na budzet $wiadczg, ze uwzglednienie sugerowanego sposobu finansowania ocenianej
technologii ze $rodkéw publicznych z wysokim prawdopodobienstwem bedzie wigza¢ sicu

W ramach analizy wptywu na budzet ustalono, ze wydatki z budzetu pfatnika publicznego przeznaczone na refundacje

produktu leczniczego Farydak® wyniosg (w nawiasach podano wyniki scenariuszy skrajnych wielkoéci analizowanej

populacji; wariant bez RSS) 3

Wyniki niniejszej analizy wptywu na budzet $wiadcza, ze uwzglednienie sugerowanego sposobu finansowania ocenianej
technologii ze $rodkéw publicznych z wysokim prawdopodobienstwem bedzie wigza¢ sie 2
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Ocena konsekwencji finansowych dla pfatnika publicznego decyzji o finansowaniu produktu Farydak®

(panobinostat) stosowanego w potgczeniu z bortezomibem i deksametazonem w leczeniu dorostych pacjentéw ze / Cent
szpiczakiem mnogim ktorzy na wczeSniejszych etapach terapii otrzymali przynajmniej dwie linie leczenia HT

zawierajace bortezomib oraz lek immunomodulujacy, w ramach programu lekowego.

STRESZCZENIE

CEL ANALIZY

Celem analizy byta ocena wptywu na system ochrony zdrowia podjecia decyzji o finansowaniu ze $rodkéw publicznych produktu
leczniczego Farydak® (panobinostat) stosowanego w pofaczeniu z bortezomibem i deksametazonem w leczeniu dorostych
pacjentéw ze szpiczakiem mnogim, ktorzy na wczesniejszych etapach terapii otrzymali przynajmniej dwie linie leczenia

zawierajace bortezomib oraz lek immunomodulujacy.

Oceniono konsekwencje finansowe dla pfatnika publicznego wpisania wnioskowanej technologii nowej grupy limitowej czesci B.
Wykazu refundowanych lekdw, $rodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych
umozliwiajac realizacje proponowanego programu lekowego ,,Panobinostat w skojarzeniu z deksametazonem i bortezomibem w
leczeniu chorych na opornego lub nawrotowego szpiczaka plazmocytowego (mnogiego) (ICD10 C90.0)' [40], [99].

METODY PRZEPROWADZENIA ANALIZY

Zgodnie z wymogami Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji (AOTMIT) sprecyzowano kontekst niniejszego etapu

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

poréwnanie, wynik [osobno: efekt zdrowotny okreslony na podstawie badan klinicznych i punkt koricowy analizy wplywu na
budzet]) [1] niniejszej analizy przedstawia sie nastepujaco:

. analizowana populacja obejmuje dorostych pacjentéw ze szpiczakiem mnogim, ktorzy na wczesniejszych etapach terapii
otrzymali przynajmniej dwie linie leczenia zawierajagce bortezomib oraz lek immunomodulujacy, zgodnie z opisem
proponowanego programu lekowego [40], [99] (P),

. wnioskowang technologia jest stosowanie produktu Farydak® (panobinostat), w potaczeniu z bortezomibem i
deksametazonem (PAN+BTZ+DEX), zgodnie z zarejestrowanym schematem dawkowania wnioskowanej technologii [73] i
proponowanym programem lekowym [40], [99] (I),

. w analizie wptywu na budzet zatozono, ze wzrost wykorzystania wnioskowanej technologii w przypadku jej refundacji
nastapi kosztem aktualnie stosowanych schematéw chemioterapii. Uwzgledniono schematy chemioterapii o najwyzszym
wykorzystaniu w analizowanym wskazaniu (>5%): dwa schematy chemioterapii, ktérych wyniki zdrowotne mozna byto
poréwna¢ ze wnioskowang technologig (stosowanie bortezomibu z deksametazonem, tj. BTZ+DEX oraz stosowanie
lenalidomidu z deksametazonem, tj. LEN+DEX) oraz jeden (stosowanie bortezomibu, talidomidu i deksametazonu, tj.
BTZ+THAL+DEX) wobec ktdrego nie udato sie poréwnal wynikdéw zdrowotnych z wnioskowang technologig i ktdry
wymagat przyjecia dodatkowych zatozen w zakresie oceny $redniego zuzycia zasobéw medycznych [40], [41] (C),

. w opracowaniu uwzgledniono finansowe konsekwencje efektéw klinicznych stosowania poréwnywanych interwencji w
analizowanym wskazaniu, tj. na podstawie wynikdw modelu Markowa opisanego w [107] wygenerowano Srednie roczne
koszty opieki nad pacjentem z analizowanej populacji uwzgledniajgce wszystkie efekty kliniczne zastosowania
whnioskowanej technologii; nie dokonano oceny efektéw klinicznych w ujeciu populacyjnym (O),

. wyniki niniejszej analizy wplywu na budzet zaprezentowano w ujeciu wszystkich pacjentow w stanie klinicznym
wskazanym we wniosku pod postacig: wielkosci populacji pacjentow, o ktérej mowa w §6 ust. 1 i 2 rozporzadzenia [3],
aktualnych wydatkéw na leczenie pacjentdw z analizowanej populacji (dane czesciowo prognozowane, oddalone o rok od
najbardziej aktualnych informacji dotyczacych wielkosci populacji docelowej) oraz prognozowanych wydatkow na 3
pierwsze lata realizacji proponowanego programu lekowego, zgodnie z zapisami Rozporzadzenia Ministra Zdrowia [3] (por.
rozdziat 2.4.).




Streszczenie

W ramach analizy poréwnano naklady finansowe z perspektywy ptatnika publicznego (podmiotu zobowigzanego do
finansowania $wiadczen medycznych) ponoszone w ramach opieki nad pacjentami z analizowanej populacji w przypadku braku
dziatan majacych na celu rozszerzenie dostepu do wnioskowanej technologii (status quo, ,scenariusz istniejgcy”; brak
finansowania ze srodkow publicznych i brak stosowania ocenianego produktu) oraz wysokosc¢ tych naktaddw w sytuacji realizacji

proponowanego programu lekowego (,,nowy scenariusz”; por. rozdziat 2.4.).

Rozwazono finansowanie produktu leczniczego Farydak® ze $rodkdw publicznych w ramach Wykazu refundowanych lekdw,
srodkow spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych, czesci B. ,Leki dostepne w ramach
programu lekowego” przy uwzglednieniu nowej, osobnej grupy limitowe;j.

Wyniki analizy wplywu na budzet przedstawiono w ujeciu wszystkich pacjentow w stanie klinicznym wskazanym we wniosku
(por. rozdziat 2.5.1.). Przeprowadzono symulacje wysokosci naktadéw finansowych z jednorocznego budzetu ptatnika
publicznego oraz ocene konsekwencji finansowych dla kolejnych lat obserwacji w odniesieniu do pordwnywanych ze sobg
mozliwych scenariuszy (,nowy scenariusz” vs ,scenariusz istniejgcy”) w okresie pierwszych trzech lat obowigzywania decyzji

Ministra Zdrowia w zakresie realizacji proponowanego programu lekowego.

Przeprowadzono wielokierunkowg ocene wielkosci populacji pacjentéw w stanie klinicznym wskazanym we wniosku o objecie
refundacjg produktu leczniczego Farydak®. Uwzgledniono opublikowane informacje [64]-[66], [76]-[79], informacje uzyskane z
DGL NFZ [80], ustalenia zespotu ekspertow [75] oraz wyniki badania kwestionariuszowego przeprowadzonego wsrod 6
ekspertow klinicznych z Polski [106], [107].

W ramach analizy wptywu na budzet uwzgledniono trzy scenariusze oceny wielkosci populacji docelowej: scenariusz najbardziej
prawdopodobny, scenariusz minimalny i scenariusz maksymalny. Przy ocenie skrajnych scenariuszy uwzgledniono zakres
niepewnosci parametréw wplywajacych na wielkos¢ populacji docelowej zaréwno w ramach scenariusza istniejgcego jak i
scenariusza nowego.

Na podstawie przeprowadzonej analizy ustalono, ze wielko$¢ docelowej populacji pacjentéw w stanie klinicznym wskazanym we

wniosku o0 objecie refundacja produktu leczniczego Farydak®

Ustalono, ze w przypadku pozytywnej decyzji refundacyjnej dla wnioskowanej technologii wielko$¢ populacji pacjentow

stosujgcych produkt Farydak® w ramach proponowanego programu lekowego wyniesie (wartosci zaokraglone) Sl

Analize wptywu na budzet przeprowadzono z uwzglednieniem wynikdw przegladu systematycznego medycznych baz danych
przygotowanego przez Centrum HTA Sp. z 0.0. OTM Sp. komandytowa [41].
Przy ocenie rocznych wydatkow z budzetu pfatnika publicznego, w ramach niniejszej analizy wptywu na budzet wykorzystano

model decyzyjny i jego wyniki szczegétowo opisane na etapie Analizy ekonomicznej [107].




Ocena konsekwencji finansowych dla pfatnika publicznego decyzji o finansowaniu produktu Farydak®
(panobinostat) stosowanego w potgczeniu z bortezomibem i deksametazonem w leczeniu dorostych pacjentéw ze [ Cent
szpiczakiem mnogim ktorzy na wczeSniejszych etapach terapii otrzymali przynajmniej dwie linie leczenia HT

zawierajace bortezomib oraz lek immunomodulujacy, w ramach programu lekowego.

Przeprowadzona analiza wplywu na system ochrony zdrowia decyzji dotyczacej finansowania wnioskowanej technologii ze
$rodkédw publicznych zgodna jest z Wytycznymi AOTMIT dla przeprowadzenia ocen technologii lekowych [1] oraz spetnia

minimalne wymagania Ministra Zdrowia przedstawione w rozporzadzeniu [3].
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Ocena konsekwencji finansowych dla pfatnika publicznego decyzji o finansowaniu produktu Farydak® )
(panobinostat) stosowanego w potgczeniu z bortezomibem i deksametazonem w leczeniu dorostych pacjentéw ze [ Ce
szpiczakiem mnogim ktorzy na wczeSniejszych etapach terapii otrzymali przynajmniej dwie linie leczenia ‘ H

zawierajace bortezomib oraz lek immunomodulujacy, w ramach programu lekowego.

1. CEL ANALIZY WPLYWU NA SYSTEM OCHRONY ZDROWIA

Celem analizy jest ocena wplywu na system ochrony zdrowia podjecia decyzji o finansowaniu ze
érodkéw publicznych produktu leczniczego Farydak® (panobinostat) stosowanego w potgczeniu z
bortezomibem i deksametazonem w leczeniu dorostych pacjentéw ze szpiczakiem mnogim ktérzy na
wczesniejszych etapach terapii otrzymali przynajmniej dwie linie leczenia zawierajgce bortezomib oraz

lek immunomodulujgcy.

Oceniono konsekwencje finansowe dla ptatnika publicznego i $wiadczeniobiorcdw wpisania
wnioskowanej technologii do nowej grupy limitowej czesci B. Wykazu refundowanych lekéw, $rodkéw
spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych umozliwiajgc
realizacje proponowanego programu lekowego ,Panobinostat w skojarzeniu z deksametazonem |
bortezomibem w leczeniu chorych na opornego [lub nawrotowego szpiczaka plazmocytowego
(mnogiego) (ICD10 €90.0)" [40], [99].

2. METODY PRZEPROWADZENIA ANALIZY WPLYWU NA BUDZET

Przeprowadzona analiza pozwoli oceni¢ wptyw na system ochrony zdrowia w Polsce podjecia decyzji
dotyczacej finansowania ze $érodkéw publicznych produktu leczniczego Farydak® stosowanego w

zarejestrowanym wskazaniu [73].

Zgodnie z wymogami Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji (AOTMIT) sprecyzowano
kontekst niniejszego etapu oceny technologii medycznych. Schemat PICO (ang. population,
intervention, comparison, outcome,; populacja, interwencja, poréwnanie, wynik — osobno: efekt

zdrowotny okreslony na podstawie badan klinicznych i punkt koncowy analizy wptywu na budzet) [1]

niniejszej analizy przedstawia sie nastepujaco:

e analizowana populacja obejmuje dorostych pacjentéow ze szpiczakiem mnogim, ktérzy na
wczesniejszych etapach terapii otrzymali przynajmniej dwie linie leczenia zawierajace bortezomib
oraz lek immunomodulujacy, zgodnie z opisem proponowanego programu lekowego [40], [99]
(P),

e wnioskowang technologig jest stosowanie produktu Farydak® (panobinostat), w potaczeniu z
bortezomibem i deksametazonem (PAN+BTZ+DEX), zgodnie z zarejestrowanym schematem

dawkowania wnioskowanej technologii [73] i proponowanym programem lekowym [40], [99] (T),

10
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2. Metody przeprowadzenia analizy wptywu na budzet ‘ H%

e w analizie wplywu na budzet zatozono, ze wzrost wykorzystania wnioskowanej technologii w
przypadku jej refundacji nastgpi kosztem aktualnie stosowanych schematdéw chemioterapii.
Uwzgledniono schematy chemioterapii 0 najwyzszym wykorzystaniu w analizowanym wskazaniu
(>5%): dwa schematy chemioterapii, ktorych wyniki zdrowotne mozna bylo poréwnac z
wnioskowang technologig (stosowanie bortezomibu z deksametazonem, tj. BTZ+DEX oraz
stosowanie lenalidomidu z deksametazonem, tj. LEN+DEX) oraz jeden (stosowanie bortezomibu,
talidomidu i deksametazonu, tj. BTZ+THAL+DEX) wobec ktérego nie udato sie poréwnac
wynikdw zdrowotnych z wnioskowang technologig i ktérego uwzglednienie wymagato przyjecia
zatozen w zakresie Sredniego zuzycia zasobdw medycznych [40], [41] (C),

e W opracowaniu uwzgledniono finansowe konsekwencje efektéow klinicznych stosowania
porownywanych interwencji w analizowanym wskazaniu, tj. na podstawie wynikdw modelu
Markowa opisanego w [107] wygenerowano Srednie roczne koszty opieki nad pacjentem z
analizowanej populacji uwzgledniajgce wszystkie efekty kliniczne zastosowania wnioskowanej
technologii; nie dokonano oceny efektéw klinicznych w ujeciu populacyjnym (O),

e wyniki niniejszej analizy wplywu na budzet zaprezentowano w ujeciu wszystkich pacjentéw w
stanie klinicznym wskazanym we wniosku pod postacig: wielkosci populacji pacjentow, o ktorej
mowa w 8§6 ust. 1 i 2 rozporzadzenia [3], aktualnych wydatkdw na leczenie pacjentéw z
analizowanej populacji (dane czesciowo prognozowane, oddalone o rok od najbardziej aktualnych
informacji dotyczacych wielkosci populacji docelowej) oraz prognozowanych wydatkéw na 3
pierwsze lata realizacji proponowanego programu lekowego, zgodnie z zapisami Rozporzgdzenia

Ministra Zdrowia [3] (por. rozdziat 2.4.).

W ramach analizy poréwnano nakfady finansowe z perspektywy ptatnika publicznego (podmiotu
zobowigzanego do finansowania $wiadczen medycznych) i $wiadczeniobiorcdw ponoszone w ramach
opieki nad pacjentami z analizowanej populacji w przypadku braku dziatan majgcych na celu
rozszerzenie dostepu do wnioskowanej technologii (status quo, ,scenariusz istniejgcy”; brak
finansowania ze Srodkdw publicznych i brak stosowania ocenianego produktu) oraz wysoko$¢ tych
naktaddéw w sytuacji realizacji proponowanego programu lekowego (,nowy scenariusz”; por. rozdziat
2.4.).

W ramach analizy wptywu na budzet uwzgledniono trzy scenariusze oceny zakresu wptywu
finansowania ocenianego produktu na budzet ptatnika publicznego i wielkosci populacji docelowej:
scenariusz najbardziej prawdopodobny, scenariusz minimalny i scenariusz maksymalny.

Przy ocenie skrajnych scenariuszy uwzgledniono zakres niepewnosci parametréw wptywajacych na

wielko$¢ populacji docelowej zaréwno w ramach scenariusza istniejgcego jak i scenariusza nowego.
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Ocena konsekwencji finansowych dla pfatnika publicznego decyzji o finansowaniu produktu Farydak®
(panobinostat) stosowanego w potgczeniu z bortezomibem i deksametazonem w leczeniu dorostych pacjentéw ze [ Ce
szpiczakiem mnogim ktorzy na wczeSniejszych etapach terapii otrzymali przynajmniej dwie linie leczenia ‘ H

zawierajace bortezomib oraz lek immunomodulujacy, w ramach programu lekowego.

Analize wptywu na budzet przeprowadzono z uwzglednieniem wynikdw przegladu systematycznego
medycznych baz danych przygotowanego przez Centrum HTA Sp. z 0.0. OTM Sp. komandytowa [41].

Przy ocenie rocznych wydatkow z budzetu ptatnika publicznego, w ramach niniejszej analizy wptywu
na budzet wykorzystano model decyzyjny i jego wyniki szczegétowo opisane na etapie Analizy

ekonomicznej [107].

W niniejszej analizie wykorzystano ogdlnie akceptowalne metody biostatystyczne i epidemiologiczne
[1]-[29], [34], [35].

Przeprowadzona analiza wptywu na system ochrony zdrowia decyzji dotyczacej finansowania
wnioskowanej technologii ze Srodkéw publicznych zgodna jest z Wytycznymi AOTMIT dla
przeprowadzenia ocen technologii lekowych [1] oraz spetnia minimalne wymagania Ministra Zdrowia

przedstawione w rozporzadzeniu [3].

2.1. OCENIANA TECHNOLOGIA I SPOSOB JEJ FINANSOWANIA

Firma Novartis Poland Sp. z o. 0. wnioskuje o objecie refundacja produktu leczniczego Farydak® w
leczeniu dorostych pacjentdw ze szpiczakiem mnogim, ktorzy na wczesniejszych etapach terapii
otrzymali przynajmniej dwie linie leczenia zawierajgce bortezomib oraz lek immunomodulujgcy (w
trzeciej lub kolejnej linii chemioterapii).

Proponowany sposob refundacji obejmuje finansowanie wnioskowanej technologii ze $rodkéw
publicznych w ramach Wykazu refundowanych lekdw, $rodkéw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych, czesci B. ,Leki dostepne w ramach programu
lekowego” [40].

Whiosek dotyczy inicjalizacji i realizacji proponowanego programu lekowego ,Panobinostat w
skojarzeniu z deksametazonem i bortezomibem w leczeniu chorych na opornego lub nawrotowego

szpiczaka plazmocytowego (mnogiego) (ICD10 C90.0)” [40], [99]

Zatozono, ze produkt leczniczy Farydak® bedzie finansowany ze $rodkéw publicznych w ramach nowej,
osobnej grupy limitowej, zgodnie z aktualng praktyka finansowania substancji czynnych w programach
lekowych [37], [40].

Analiza aspektow ustawy o refundacji lekéw [30] dotyczaca kwalifikacji do osobnej lub istniejgcej

grupy limitowej zostata zestawiona w tabeli ponizej.

12




2.1. Oceniana technologia i sposob jej finansowania

/ Cel

Tabela 1. Ocena zasadnosci kwalifikacji Farydak® do nowej, osobnej grupy limitowej.

Ustawowe kryteria kwalifikacji - art. 15

ust. 2i 3 [30]

Ta sama nazwa miedzynarodowa lub inna
nazwa miedzynarodowa, ale podobne
dzialanie terapeutyczne i zblizony
mechanizm dziatania lekow we wspoélnej
grupie

Aspekty zwiazane z refundacja Farydak®

Kryterium niespetnione: nie s3 refundowane leki o takiej samej
nazwie miedzynarodowej jak wnioskowanej technologii; wzgledem
refundowanych opcji terapeutycznych, ktére moga by¢ stosowane w
analizowanym wskazaniu i dostepne sa w ramach programu lekowego
(lenalidomid) obserwowane sg istotne réznice we wskazaniach objetych
refundacjq (lenalidomid refundowany réwniez w II linii leczenia po
nietolerancji talidomidu lub bortezomibu), zakresie lekdw stosowanych w
skojarzeniu (panobinostat podawany z bortezomibem i deksametazonem,
podczas gdy lenalidomid tylko z deksametazonem) oraz odrebny
mechanizm dziatania (lenalidomid to immunosupresant, podczas gdy
panobinostat to czynnik przeciwnowotworowy o dziataniu
nieselektywnego inhibitora deacetylazy histonu) [37]; z uwagi na brak
odpowiednich danych klinicznych dla lenalidomidu [41] nie ma
mozliwosci jednoznacznego stwierdzenia réwnowaznosci klinicznej
whnioskowanej technologii i komparatora [82], [83]

Taki sam zakres wskazan objetych
refundacja lekéw we wspélnej grupie

Kryterium niespeinione: j.w.

Podobna skutecznos¢ lekow we wspolnej
grupie

Kryterium niespelnione: na etapie Analizy klinicznej wykazano
dodatkowy efekt dodania panobinostatu do schematu sktadajacego sie z
bortezomibu i deksametazonu; z uwagi na brak odpowiednich danych
klinicznych dla lenalidomidu [41] nie ma mozliwosci wiarygodnego
stwierdzenia rownowaznosci klinicznej wnioskowanej technologii
(panobinostat + bortezomib + deksametazon) i komparatora
(lenalidomid + deksametazon); nawet przy dostepnosci takich danych
réwnowaznos$¢ nie jest mozliwa do wykazania (poréwnanie schematu
trojlekowego z dwulejkowym); brak mozliwosci oceny efektéw wzgledem
innych schematow chemioterapii

Droga podania leku lub jego postaé
farmaceutyczna w istotny sposéb ma
wplyw na efekt zdrowotny lub dodatkowy
efekt zdrowotny — oddzielna grupa

Kryterium niespetnione — brak mozliwosci oceny poniewaz zaden lek
panobinostatu nie jest refundowany [37]

Podobny efekt zdrowotny lub podobny
dodatkowy efekt zdrowotny pomimo
odmiennych mechanizmow dziatania

lekdw we wspolnej grupie

Kryterium niespetnione — na etapie Analizy klinicznej wykazano
dodatkowy efekt dodania panobinostatu do schematu sktadajacego sie z
bortezomibu i deksametazonu; z uwagi na brak odpowiednich danych
klinicznych dla lenalidomidu [41] nie ma mozliwosci wiarygodnego
stwierdzenia réwnowaznosci klinicznej wnioskowanej technologii i
komparatora; brak mozliwosci oceny efektow wzgledem innych
schematéw chemioterapii

O zasadnosci kwalifikacji ocenianego produktu do osobnej grupy limitowej $wiadczy przede wszystkim
brak odpowiednikéw/zamiennikdw w Wykazie dla wnioskowanej technologii zgodnie z art. 15 ust. 2
pkt. 2 oraz ust. 3 pkt. 1 ustawy o refundacji [30].

Zgodnie z art. 6 ust. 8 ustawy o refundacji [30] zatozono, ze wnioskowana technologia bedzie

wydawana pacjentowi bezpfatnie.

Whioskowang technologie stanowi stosowanie w ramach programu lekowego produktu leczniczego
Farydak® (panobinostat) w potaczeniu z bortezomibem i deksametazonem w leczeniu dorostych
pacjentéw ze szpiczakiem mnogim ktorzy na wczesniejszych etapach terapii otrzymali przynajmniej

dwie linie leczenia zawierajace bortezomib oraz lek immunomodulujacy.
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Ocena konsekwencji finansowych dla pfatnika publicznego decyzji o finansowaniu produktu Farydak®
(panobinostat) stosowanego w potgczeniu z bortezomibem i deksametazonem w leczeniu dorostych pacjentéw ze [ Ce
szpiczakiem mnogim ktorzy na wczeSniejszych etapach terapii otrzymali przynajmniej dwie linie leczenia : H

zawierajace bortezomib oraz lek immunomodulujacy, w ramach programu lekowego.

Uwzgledniono trzy prezentacje produktu leczniczego Farydak® zawierajace 6 kapsutek po 10, 15 lub

20 mg panobinostatu.

Dawkowanie panobinostatu, bortezomibu i deksametazonu ustalono zgodnie z Charakterystyka
produktu leczniczego [73], warunkami badan klinicznych dostarczajgcych informacji na temat
efektywnosci wnioskowanej technologii [84], [85] oraz proponowanym programem lekowym [99].

Szczegdty w raporcie z Analizy ekonomicznej [107].

Srednie zuzycie wnioskowanej technologii w analizowanym wskazaniu (po uwzglednieniu ryzyka
zdarzenn wykluczajacych z leczenia, tj. zgonu, progresji, dziatan niepozadanych oraz ryzyka zdarzen
zmniejszajgcych zuzycie podawanych lekéw) okreslono na podstawie wynikdw modelu Markowa
opisanego szczegotowo w raporcie z Analizy ekonomicznej [107] — szczegdty w rozdziatach 2.7. i 2.8.
niniejszego opracowania. Przy ocenie zuzycia wnioskowanej technologii wykorzystano informacje

przedstawione ponizej [107]:

e leczenie podzielono na dwie fazy. Pierwsza faza obejmowata osiem 21-dniowych cykli. Druga faza
rozpoczynata sie w cyklu 9. umozliwiajgc kontynuacje leczenia wsrdd pacjentdw, u ktérych nie
zaobserwowano pogorszenia stanu klinicznego lub toksycznych dziatan niepozgdanych. Faza
druga skfadata sie z czterech 42-dniowych cykli. W sumie chory mdgt otrzymaé maksymalnie 12
cykli obejmujgcych 48 tygodni leczenia.

e planowane dawkowanie wnioskowanej technologii w badaniu rejestracyjnym obejmowato: w
cyklach od 1. do 8.: 20 mg PAN w dniach 1., 3., 5., 8., 10.i 12.; 1,3 mg/m2 BTZ w dniach 1., 4.,
8.i11.; 20 mg DEX w dniach: 1., 2., 4., 5., 8., 9., 11. i 12.; w cyklach od 9. do 12.: 20 mg PAN
w dniach 1., 3., 5., 8., 10., 12., 22,, 24., 26., 29., 31.i 33.; 1,3 mg/m2 BTZ w dniach 1., 8., 22. i
29.; 20 mg DEX w dniach 1., 2., 8., 9., 22., 23., 29.i 30.

e umozliwiono redukcje dawki wynikajaca z dziatan niepozadanych poprzez uwzglednienie
wzglednej intensywnosci dawki (ang. relative dose intensity, RDI). Srednie RDI wsréd chorych
wigczonych do badania PANORAMA-1 o charakterystyce zgodnej z wnioskowang populacjg
I (tobela 13. [68]). Poniewaz wniosek o
objecie refundacja obejmuje taka samg cene wszystkich prezentacji produktu leczniczego
Farydak®, nizsze zuzycie mg PAN wynikajace z redukcji dawki leku nie przetozy sie na nizszy
koszt refundacji wnioskowanej technologii (taka sama cena kapsutki niezaleznie od zawartosci
panobinostatu), wobec czego w ramach niniejszej analizy nie uwzgledniono redukcji kwoty
refundacji za PAN wynikajacej z redukcji dawki jednostkowej leku — nie uwzgledniono wptywu

RDI na koszt stosowania PAN.
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2.2. Perspektywa analizy "H

2.3. Horyzont czasowy analizy

Wptyw RDI na wyniki i wnioski niniejszej analizy zostat przebadany w ramach analizy wrazliwosci

(scenariusz AW8 pomijajacy RDI dla wszystkich lekdw).

Szczegdtowe informacje na temat wnioskowanej technologii zamieszczono w Analizie problemu

decyzyjnego [40].

2.2. PERSPEKTYWA ANALIZY

Analizowany problem decyzyjny dotyczy objecia refundacjg i ustalenia urzedowej ceny dla produktu
leczniczego Farydak® w ramach nowej grupy limitowej czesci B. ,Leki dostepne w ramach programu
lekowego” Woykazu refundowanych lekéw, $rodkéow spozywczych specjalnego przeznaczenia

zywieniowego oraz wyrobdw medycznych [40] (por. rozdziat 2.1.).

Proponowany sposob refundacji nie uwzglednia wspotptacenia $wiadczeniobiorcy za lek [30].

Wyniki analizy ekonomicznej [107], $wiadcza, ze udziat kosztu z perspektywy S$wiadczeniobiorcy w
catym koszcie opieki nad analizowanymi pacjentami nie jest istotny i nie przekracza 0,18% w
dozywotnim horyzoncie czasowym.

W jednorocznym horyzoncie czasowym uwzglednienie kosztu opieki z perspektywy $wiadczeniobiorcy
zmienia inkrementalne naktady finansowe tylko o okoto 0,3%, co zostato wykazane w ramach analizy
wrazliwosci (w ramach scenariusza uwzgledniajgcego maksymalne wydatki z  portfeli

$wiadczeniobiorcow zidentyfikowane w ramach badania kwestionariuszowego).

Majac powyzsze na uwadze, zgodnie z Wytycznymi dla przeprowadzania ocen technologii medycznych

opublikowanymi przez AOTMIT [1], niniejsza analiza wplywu na budzet zostata przeprowadzona z

perspektywy:

e ptatnika publicznego (podmiotu zobowigzanego do finansowania $wiadczen ze $rodkow
publicznych, Narodowego Funduszu Zdrowia) — analiza podstawowa,

e platnika publicznego i $wiadczeniobiorcéw — analiza wrazliwosci (scenariusz AWS5).

2.3. HORYZONT CZASOWY ANALIZY

W analizie wptywu na budzet dokonuje sie oceny wptywu danej technologii medycznej na jednoroczny
budzet opieki zdrowotnej w czasie kilku lat nastepujacych po podjeciu decyzji o finansowaniu ze
srodkow publicznych nowej technologii, zazwyczaj do ustalenia sie réwnowagi na rynku lub co
najmniej w ciggu pierwszych 2 lat od daty rozpoczecia finansowania danej technologii medycznej ze

$rodkow publicznych [1].
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(panobinostat) stosowanego w potgczeniu z bortezomibem i deksametazonem w leczeniu dorostych pacjentéw ze [ Ce
szpiczakiem mnogim ktorzy na wczeSniejszych etapach terapii otrzymali przynajmniej dwie linie leczenia ‘ H

zawierajace bortezomib oraz lek immunomodulujacy, w ramach programu lekowego.

Punkt poczatkowy niniejszej analizy obejmuje pierwszy rok, w ktérym bedzie mozliwe stosowanie
refundowanego produktu leczniczego Farydak® w ramach scenariusza nowego (przy zatozeniu
pozytywnej decyzji Ministra Zdrowia dotyczacej refundacji i ustalenia urzedowej ceny dla produktu

Farydak® stosowanego w analizowanym wskazaniu).

Przeprowadzono analize wplywu na budzet w horyzoncie obejmujgcym moment wystgpienia
prawdopodobnej stabilizacji ocenianego rynku w warunkach polskich, niemniej jednak uwage zwraca
brak szczegdtowych informacji na temat struktury analizowanej populacji i wynikajacy z tego aspektu
brak mozliwosci doktadnego okreslenia dynamiki zmian wielkosci populacji pacjentow w stanie

klinicznym wskazanym we wniosku (por. rozdziat 2.5.).

Przy okreSleniu momentu stabilizacji rynku w przypadku stosowania wnioskowanej technologii

uwzgledniono nastepujgce aspekty:

e pierwszy dotyczy sktonnosci lekarzy prowadzacych terapie do zastosowania wnioskowanej
technologii (aspekt wptywa na wielkoS¢ populacji docelowej rozpoczynajgcej stosowanie
whnioskowanej technologii w danym roku);

e drugi dotyczy dtugosci trwania terapii wérdd pacjentdw z analizowanej populacji (aspekt wptywa
na wielko$¢ populacji docelowej w danym momencie roku — rozpowszechnienie stanu klinicznego
wskazanego we wniosku w kolejnych latach obowigzywania pozytywnej decyzji Ministra Zdrowia

dotyczacej refundacji wnioskowanej technologii).

Opisane w rozdziale 2.5. informacje $wiadczg, ze w Polsce wielko$¢ analizowanej populacji mozna
oszacowac na okoto kilkuset pacjentdéw; ustalono takze, ze w chwili obecnej panobinostat nie jest
stosowany wsrod pacjentdw z analizowanej populacji i z wysokim prawdopodobienstwem nie bedzie

stosowany w przypadku braku refundacji.

Zgodnie z zatozeniami programu lekowego wnioskowana technologia bedzie stosowana maksymalnie

przez 48 tygodni.

Majac na uwadze charakter populacji wymagajacy wysokiej intensyfikacji opieki nad pacjentem z
nowotworem w tak zaawansowanym stadium, wydaje sie, ze w przypadku refundacji wnioskowanej
technologii lekowej bedzie ona szeroko wykorzystywana, jezeli stosowanie wnioskowanej technologii

bedzie zaproponowane przez lekarza prowadzacego terapie.
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2.3. Horyzont czasowy analizy [ Cel
2.4. Scenariusze poréwnywane i punkty koncowe analizy : H

Z drugiej strony informacje na temat objecia refundacjg wnioskowanej technologii nie muszg by¢
dostepne dla wszystkich lekarzy prowadzacych terapie od momentu wpisania wnioskowanej
technologii do Wykazu i wejScia w zycia odpowiednich zarzadzen Prezesa NFZ. Co wiecej, lekarz
prowadzacy terapie pacjentdw z analizowanej populacji moze stopniowo przekonywac sie do
wnioskowanej technologii lekowej, proponowac jg na poczatku tylko wybranym $wiadczeniobiorcom.

W takiej sytuacji moment stabilizacji analizowanego rynku moze sie przesunac.

Eksperci kliniczni wskazujg na potrzebe wprowadzenia wnioskowanej technologii do praktyki klinicznej.
Na tej podstawie nalezy sadzi¢, iz stabilizacja ocenianego rynku sprzedazy (osiggniecie docelowego
udziatu wnioskowanej technologii wsrdd schematdw terapeutycznych stosowanych u pacjentow z
analizowanej populacji) moze nastgpi¢ bardzo szybko, juz w pierwszym petnym roku obowigzywania

pozytywnej decyzji refundacyjnej Ministra Zdrowia.

Na podstawie przedstawionych powyzej informacji horyzont czasowy niniejszej analizy wplywu na
budzet zostat okreslony na poziomie 3 lat. Zasadno$¢ przyjecia okresu nie krotszego niz dwuletni
potwierdzajg informacje w art. 11. ust. 3 pkt. 3 Ustawy o refundacji [30] $wiadczace iz pozytywne
rozpatrzenie wniosku o objecie refundacjg i ustalenie urzedowej ceny dla produktu Farydak®
stosowanego w analizowanym wskazaniu bedzie obowigzywac przez 2 lata od decyzji Ministra
Zdrowia.

W ramach analizy wplywu na budzet dotyczacej stosowania produktu leczniczego Farydak® w
analizowanym wskazaniu przeprowadzono symulacje wysokosci naktadéw finansowych z
jednorocznego budzetu ptfatnika publicznego oraz ocene konsekwencji finansowych dla kolejnych lat
obserwacji w odniesieniu do poréwnywanych ze sobg mozliwych scenariuszy (,howy scenariusz” vs

»Scenariusz istniejgcy”) w trakcie trzech lat.

2.4. SCENARIUSZE POROWNYWANE I PUNKTY KONCOWE ANALIZY

W ramach analizy poréwnano naktady finansowe z perspektywy ptatnika publicznego ponoszone w
ramach opieki nad pacjentami z analizowanej populacji w przypadku braku dziatan majgcych na celu
rozszerzenie dostepu do wnioskowanej technologii (status guo, ,,scenariusz istniejgcy”) oraz wysokos¢
tych naktadow w sytuacji wpisania wnioskowanej technologii do Wykazu refundowanych lekow,
$rodkdw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobdw medycznych, czesci B.
«Leki dostepne w ramach programu lekowego”, umozliwiajgcego stosowanie ocenianego produktu w
ramach proponowanego programu lekowego ,Panobinostat w skojarzeniu z deksametazonem |
bortezomibem w leczeniu chorych na opornego Ilub nawrotowego szpiczaka plazmocytowego
(mnogiego) (ICD10 C90.0)" [40], [99] (,nowy scenariusz”).
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zawierajace bortezomib oraz lek immunomodulujacy, w ramach programu lekowego.

Wyniki analizy wptywu na budzet przedstawiono w ujeciu wszystkich pacjentéw w stanie klinicznym

wskazanym we wniosku (por. rozdziat 2.5.1.).

W opracowaniu uwzgledniono opcjonalne technologie mozliwe do stosowania wsrod pacjentow z
analizowanej populacji i powszechnie wykorzystywane w analizowanym wskazaniu w Polsce. Charakter
i udziat schematow aktualnie stosowanych w analizowanym wskazaniu w Polsce okreSlono na
podstawie wynikéw badania kwestionariuszowego, w ktérym uczestniczyto 6 czotowych ekspertéw
klinicznych z Polski [40], [106], [107].

W sumie eksperci wskazali 10 schematéw leczenia aktualnie stosowanych ws$rdéd pacjentéow z
analizowanej populacji [40].

Na podstawie przeprowadzonej analizy odpowiedzi ekspertow stwierdzono, ze w Polsce w leczeniu
szpiczaka mnogiego u dorostych pacjentow, ktdrzy wczesniej otrzymali przynajmniej dwa schematy

leczenia zawierajgce bortezomib i lek immunomodulujacy Y

Zgodnie z opiniami ekspertéw klinicznych pozostate schematy leczenia stosowane sg rzadko (<5%
pacjentow), a co wiecej wskazywane byly przez co najwyzej dwdch ekspertow, co moze $wiadczy¢ o
jeszcze nizszym ich wykorzystaniu w ujeciu catego kraju (schematy eksperymentalne, nie stosowane

powszechnie, tylko np. w wybranych os$rodkach) [40].

Na uwage zastuguje, ze stosowanie bortezomibu w monoterapii zwykle wynika z nietolerancji
deksametazonu lub przeciwwskazan do stosowania tej substancji czynnej. Tak wiec, bortezomib w
monoterapii stanowi jedng z modyfikacji schematu BTZ+DEX, dokonywang zazwyczaj w trakcie
leczenia (dyskontynuacja deksametazonu w przypadku nietolerancji byta umozliwiona we wszystkich
badaniach klinicznych dotyczacych wnioskowanej technologii oraz schematu BTZ+DEX; por.

informacje przedstawione w Analizie klinicznej [41]).

Na etapie analizy klinicznej [41] udato sie zidentyfikowa¢ informacje kliniczne dotyczace stosowania

wsrdad pacjentow z analizowanej lub podobnej populacji wytgcznie schematéw: LEN+DEX i BTZ+DEX.
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Z grona komparatorow zidentyfikowanych na etapie Analizy problemu decyzyjnego nie byto mozliwosci

przeprowadzenia poréwnania z nastepujgcymi schematami:

e BTZ+THAL+DEX (brak mozliwosci pordwnania efektéw klinicznych wzgledem wnioskowanej
technologii [41], [82], [83]),

e bendamustyna+prednizon (brak mozliwosci porédwnania efektéw klinicznych  wzgledem
whnioskowanej technologii, brak danych klinicznych dla szpiczaka mnogiego opornego na leczenie
lub nawrotowego [41], [82], [83]).

Niemniej jednak poniewaz analiza wptywu na budzet nie wymaga szczegdtowych informacji
dotyczacych efektdw stosowania poréwnywanych interwencji, w niniejszym opracowaniu
uwzgledniono schemat BTZ+THAL+DEX ze wzgledu na stosunkowo wysokie jego wykorzystanie
B Vymagane przy tym byto przyjecie pewnych zatozen w zakresie: czasu trwania leczenia
(dokfadnie: odsetka pacjentéw leczonych w danym momencie roku), wysokosci RDI i charakteru

schematow kolejnych linii leczenia.

Jak opisano w Analizie ekonomicznej [107]:

e schemat dawkowania BTZ+DEX i LEN+DEX ustalono na podstawie danych Kklinicznych
zidentyfikowanych w Analizie klinicznej [41];

e oceny dawkowania i dlugosci stosowania  substancji czynnych w schemacie BTZ+DEX
przeprowadzono w oparciu o wyniki badania rejestracyjnego dla wnioskowanej technologii [84]
(planowane dawkowanie obejmowato: w cyklach 21-dniowych od 1. do 8.: 1,3 mg/m2
bortezomibu w dniach 1., 4., 8. i 11.; 20 mg deksametazonu w dniach: 1., 2., 4., 5., 8., 9., 11. i
12.; w cyklach 42-dniowych od 9. do 12.: 1,3 mg/m2 BTZ w dniach 1., 8., 22. i 29.; 20 mg DEX
w dniach 1., 2., 8., 9., 22., 23., 29. i 30.; maksymalny okres leczenia: do 48 tygodni);

e Srednie RDI wséréd chorych wigczonych do grupy kontrolnej badania PANORAMA-1 o
charakterystyce zgodnej z wnioskowang populacja wyniosto: |
(tabela 13. [68]);

e w przypadku schematu LEN+DEX, oceny efektdow klinicznych dokonano na podstawie wynikow
badania [86] (badanie uwzglednione w ramach poréwnania posredniego przeprowadzonego w
ramach raportu [82], [83] zidentyfikowanego na etapie Analizy klinicznej [41]). W badaniu [86]
chorzy otrzymywali 25 mg LEN w dniach od 1. do 21. 28-dniowego cyklu oraz 40 mg DEX w
dniach: 1. do 4., 9. do 12. i 17. do 20. (przez pierwsze 4 cykle) lub w dniach od 1. do 4. (w
kolejnych cyklach). Dla schematu LEN+DEX nie wprowadzono ograniczenia czasowego -
stosowano go do momentu progres;ji lub nieakceptowanej toksycznosci [86];

e w badaniu [86] umozliwiono redukcje dawki LEN i DEX w przypadku wystgpienia toksycznosci

podawanych zwigzkow. Jego wyniki $wiadcza, ze mediana dawki w grupie badanej wyniosta 25
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zawierajace bortezomib oraz lek immunomodulujacy, w ramach programu lekowego.

mg LEN i 40 mg DEX, co $wiadczy, ze mediana RDI dla schematu LEN+DEX byta bliskjiilllill
Przy braku informacji na temat $redniej wartosci RDI w badaniu [86], w ramach niniejszej analizy
uwzgledniono RDI dla schematu LEN+DEX na takim samym poziomie jak dla schematu BTZ+DEX
(odpowiednio J S co Przy uwzglednieniu przedstawionych wczesniej informacii
(mediana RDI na poziomie 100% w badaniu [86]) $wiadczy o konserwatywnym charakterze

poczynionego zatozenia, zanizajgcym zuzycie i koszt komparatora.

Przedstawione powyzej informacje zostaty wykorzystane w modelu decyzyjnym [107] ktdrego wyniki
wykorzystano przy ocenie $redniego zuzycia zasobéw medycznych i $redniego kosztu uwzglednionych

W niniejszej analizie.

W przypadku schematu BTZ+THAL+DEX uwzgledniono standardowe dawkowanie zgodne z

zatozeniami modelu oryginalnego [67], [68] w zakresie dawkowania lekow w kolejnych liniach leczenia

oraz efekty jak dla schematu BTZ+DEX:

e planowane dawkowanie obejmowato: w cyklach 21-dniowych od 1. do 8.: 200 mg THAL
codziennie, 1,3 mg/m2 bortezomibu w dniach 1., 4., 8. i 11.; 40 mg deksametazonu w dniach:
1.- 4.; w cyklach 42-dniowych od 9. do 12.: 200 mg THAL codziennie, 1,3 mg/m2 BTZ w dniach
1., 8., 15.i 22.; 40 mg DEX w dniach 1.-4. i 22.-25.;

e maksymalny okres leczenia: 48 tygodni;

e RDI dla BTZ+THAL+DEX zostat ustalony na takim samym poziomie jak w przypadku BTZ+DEX
|

e okres stosowania schematu BTZ+THAL+DEX oraz koszt kolejnych linii leczenia zostat ustalony na

takim samym poziomie jak w przypadku BTZ+DEX.

Przedstawione powyzej informacje byly wystarczajgce do oceny $rednich kosztéw rocznej opieki nad
pacjentem rozpoczynajacym leczenie BTZ+THAL+DEX. Obliczenia przedstawiono w arkuszu ,BIA

calculation”, a wyniki w arkuszu ,BIA assumpations” modelu dotgczonego do opracowania.

Uwzgledniono takie same efekty BTZ+THAL+DEX jak BTZ+DEX, gdyz z jednej strony dodanie THAL
do schematu chemioterapii BTZ+DEX moze poprawi¢ obserwowane efekty zdrowotne, ale z drugiej
strony istotnie pogorszy¢ bezpieczenstwo. Brakuje informacji klinicznych potwierdzajgcych przewage

pierwszego aspektu nad drugim [41].

Wptyw RDI na wyniki i wnioski niniejszej analizy zostat przebadany w ramach analizy wrazliwosci

(scenariusz AW8 pomijajgcy RDI dla wszystkich lekow).
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W ramach niniejszego opracowania uwzgledniono wiec nastepujace schematy: BTZ+DEX, LEN+DEX
oraz BTZ+THAL+DEX.

Odsetki  wykorzystania w/w schematéw okreSlone na podstawie wynikow badania
kwestionariuszowego (por. informacje w arkuszu ,Questionnaire survey” modelu decyzyjnego oraz
[40], [107]) zostaly przekonwertowane do wartosci dopetniajgcych sie do 100% z pominieciem
pozostatych schematéw cechujgcych sie udziatem <5% i wskazanych przez maksymalnie 2 z 6
ankietowanych ekspertow [40].

W analizie podstawowej uwzgledniono tylko udziat w/w schematdéw, podczas gdy w analizie
wrazliwosci udziat schematu BTZ+DEX powiekszono o udziat monoterapii bortezomibem, co
odzwierciedla zatozenie, ze wskazana monoterapia BTZ jest wylacznie modyfikacjg schematu
BTZ+DEX.

Porownanie zakresu wykorzystania schematéw stosowanych w analizowanym wskazaniu

przedstawiono ponizej.

1
k
|
|

* z uwzglednieniem monoterapii BTZ przy ocenie zakresu wykorzystania BTZ+DEX.

W opracowaniu uwzgledniono wplyw zmiany statusu refundacyjnego produktu leczniczego Farydak®

na wielko$¢ populacji pacjentéw stosujgcych wszystkie w/w opcjonalne technologie lekowe.

Zestawienie zatozen poréwnywanych scenariuszy przedstawiono w tabeli ponize;j.

Tabela 3. Zestawienie zatozen porownywanych scenariuszy.

Scenariusz istniejacy (status quo) Nowy scenariusz

Stosowanie wnioskowanej

technologii Nie uwzgledniono Uwzgledniono

Sposodb finansowania
whnioskowanej technologii Nie dotyczy
ze srodkow publicznych

Program lekowy
Nowa, osobna grupa limitowa

Wzrost wykorzystania
whnioskowanej technologii Nie dotyczy
lekowej wynikajacy z

Uwzgledniono kosztem aktualnie
refundowanych schematéw chemioterapii
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zawierajace bortezomib oraz lek immunomodulujacy, w ramach programu lekowego.

Scenariusz istniejacy (status quo) Nowy scenariusz
refundacji
Wielkos$¢ populacji
uwzglednionej przy Stan kliniczny wskazany we wniosku Stan kliniczny wskazany we wniosku
estymacji wynikow BIA
Schematy stosowane w LEN+DEX, BTZ+DEX, BTZ+THAL+DEX LEN+DEX, BTZ+DEX, BTZ+THAL+DEX,
analizowanym wskazaniu (>5% udziat w rynku) PAN+BTZ+DEX

Inne réznice pomiedzy

. . Brak Brak
scenariuszami

W ramach niniejszej analizy wptywu na system ochrony zdrowia przedstawiono:

wielko$¢ populacji, o ktdrej mowa w §6 ust. 1 i 2 rozporzadzenia [3] (por. rozdziat 2.5.),

e ilosciowg prognoze rocznych wydatkéw podmiotu zobowigzanego do finansowania $wiadczen ze
srodkdw publicznych, jakie bedg ponoszone na leczenie pacjentow w stanie klinicznym
wskazanym we wniosku, z wyszczegdlnieniem sktadowej wydatkéw stanowigcej refundacje ceny
wnioskowanej technologii, przy zatozeniu, ze minister wtasciwy do spraw zdrowia nie wyda
decyzji o objeciu refundacjg, o ktérej mowa w art. 11 ust. 1 ustawy, zgodnie z §6 ust. 4
rozporzadzenia [3] (prognoza opisana jako ,scenariusz istniejgcy”, status quo),

e ilosciowg prognoze rocznych wydatkdw podmiotu zobowigzanego do finansowania Swiadczen ze
srodkdw publicznych, jakie bedg ponoszone na leczenie pacjentéw w stanie klinicznym
wskazanym we wniosku, z wyszczegdlnieniem sktadowej wydatkdéw stanowigcej refundacje ceny
wnioskowanej technologii, przy zatozeniu, ze minister wiasciwy do spraw zdrowia wyda decyzje o
objeciu refundacjg, o ktorej mowa w art. 11 ust. 1 ustawy, zgodnie z §6 ust. 5 rozporzadzenia [3]
(prognoza opisana jako ,,nowy scenariusz”),

e 0Sszacowanie roéznicy w w/w prognozach, zgodnie z §6 ust. 6 rozporzadzenia [3],

e zgodnie z §6 ust. 7 rozporzadzenia [3] przedstawiono roéwniez prognozy i roznice w ich

wartosciach dla dwdch skrajnych scenariuszy wielkosci populacji docelowej (scenariusze opisane

jako minimalny i maksymalny).

W ramach niniejszej analizy przedstawiono réwniez oszacowania aktualnych rocznych wydatkow
podmiotu zobowigzanego do finansowania $wiadczen ze S$rodkéw publicznych, ponoszonych na
leczenie pacjentdw w stanie klinicznym wskazanym we wniosku, z wyszczegdlnieniem sktadowej
wydatkow stanowigcej refundacje ceny wnioskowanej technologii, o ile wystepuje, zgodnie z §6 ust. 3
rozporzadzenia [3], ale z ograniczeniami. Z uwagi na brak jakichkolwiek informacji na temat wydatkow
ptatnika publicznego na leczenie pacjentow z analizowanej populacji, przy ocenie catkowitych
wydatkow z budZzetu ptatnika publicznego przeznaczonych na finansowanie opieki pacjentow z

analizowanej populacji uwzgledniono metody analogiczne jak w przypadku w/w prognoz.
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2.5. CHARAKTERYSTYKA I WIELKOSC ANALIZOWANEJ POPULACII

2.5.1. CHARAKTERYSTYKA ANALIZOWANEJ POPULACI]I

Charakter analizowanej populacji zostat okreslony w oparciu o zakres wnioskowanego wskazania,
ktory odzwierciedla zarejestrowane wskazania do stosowania produktu leczniczego Farydak®

(szczegdty w [40]).

Zarejestrowane wskazanie do stosowania wnioskowanej technologii obejmuje stosowanie
panobinostatu ,,w skojarzeniu z bortezomibem i deksametazonem (...) w leczeniu dorostych pacientow
z nawracajacym i (lub) opornym na leczenie szpiczakiem plazmocytowym (mnogim), ktorzy wczesniej
otrzymali przynajmniej dwa schematy leczenia zawierajgce bortezomib i lek immunomodulujgcy” [73].
Zarejestrowane wskazanie odzwierciedla wiec stan kliniczny wskazany we wniosku o objecie

refundacjg i ustalenie urzedowej ceny dla produktu Farydak® [99].

W opracowaniu uwzgledniono populacje otwartg pacjentdw — obserwacji poddawano zagregowang
grupe pacjentow leczonych z wykorzystaniem poréwnywanych interwencji w kolejnych latach
horyzontu czasowego. Pominieto tym samym koszty wsrdd pacjentdw niespetniajgcych kryteriéw
wigczenia do proponowanego programu lekowego [99].

Nie poddawano obserwacji kazdego pacjenta osobno, gdyz brakuje wiarygodnych informagiji
umozliwiajgcych  przeprowadzenie tego typu analizy. W pierwszej kolejnosci  oceniono
rozpowszechnienie stanu klinicznego wskazanego we Whniosku (liczbe pacjentéw rozpoczynajgcych
stosowane danego schematu chemioterapii kazdego roku) i nastepnie na podstawie sumarycznej
$redniej w roku liczby pacjentow kwalifikujgcych sie do proponowanego programu lekowego okreslono
wydatki z budzetu ptatnika publicznego przy uwzglednieniu wynikdw modelu Markowa opisanego na

etapie Analizy ekonomicznej [107].

Z grona charakterystyk pacjentdéw z analizowanej populacji jako bezposrednie dane wej$ciowe modelu
Analizy ekonomicznej [107] uwzgledniono tylko powierzchnie ciata.

Zgodnie z informacjami dostarczonymi wraz z modelem oryginalnym [67], [68] $rednia powierzchnia
ciata chorego wigczonego do badania PANORAMA-1 [84] wynosita il ] Potwierdzeniem w/w
wartosci sg wyniki badania kwestionariuszowego przeprowadzonego wsrdd 6 ekspertow klinicznych,
ktérzy wskazuja, ze Srednia powierzchnia ciata pacjenta z analizowanej populacji wynosi |l |l I
I o1 rozdziat 12.1. Analizy ekonomicznej [107] i arkusz ,Questionnaire survey”
modelu).
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zawierajace bortezomib oraz lek immunomodulujacy, w ramach programu lekowego.

2.5.2. WIELKOSC POPULACII

Przeprowadzono wielokierunkowg ocene wielkosci populacji pacjentéw w stanie klinicznym wskazanym
we whiosku.

Uwzgledniono opublikowane informacje [64]-[66], [76]-[79], informacje uzyskane z DGL NFZ [80],
ustalenia zespotu ekspertow [75] oraz wyniki badania kwestionariuszowego przeprowadzonego wsréd
6 ekspertow klinicznych z Polski [106], [107].

2.5.2.1. WIELKOSC POPULACJI, O KTORE] MOWA W § 6 UST. 1 PKT. 1 I 2
ROZPORZADZENIA [3]

Na podstawie informacji przedstawionych w poprzednim rozdziale (zgodnos$¢ zarejestrowanego

wskazania ze wskazaniem okre$lonym we Whniosku) uznano, ze wielko$¢ populacji, o ktérej mowa w

§6 ust. 1 pkt. 1 lit. a rozporzadzenia [3] jest taka sama jak wielko$¢ populacii, o ktérej mowa §6 ust. 1

pkt. 1 lit. b rozporzadzenia [3].

Nie odnaleziono zadnych informacji dotyczacych rozpowszechnienia stanu klinicznego wskazanego we

whiosku w Polsce.

Zapadalnos¢ na szpiczaka mnogiego i nowotwory z komdrek plazmatycznych (C90 wg ICD-10; tylko
cze$¢ rozpoznania dotyczy szpiczaka mnogiego C90.0 wg ICD-10) zostata okreSlona na podstawie

informacji z Krajowego Rejestru Nowotwordow [76]-[79].

Tabela 4. Zapadalno$¢ na C90 wg ICD-10. Dane z Krajowego Rejestru Nowotworéw w Polsce [76]-[79].

Mezczyzni Kobiety Suma \
2010 570 677 1247
2011 654 652 1306
2012 648 765 1413
2013 708 796 1504
Wzrost miedzy 2013 a 2012 9,3% 4,1% 6,4%

W 2013 roku zidentyfikowano 1504 przypadki nowotworu C90 wg ICD-10; o 6,4% wyzszg wartos¢ w

odniesieniu do poprzedniego roku [76]-[79].

Aktualnie w Polsce realizowany jest program lekowy uwzgledniajacy stosowanie LEN w skojarzeniu z
DEX w szerszej populacji niz wnioskowanej (program ,Lenalidomid w leczeniu chorych na opornego

lub nawrotowego szpiczaka mnogiego”, opisany w zataczniku B.54. do Obwieszczenia [37]).
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Do wrzesnia 2015 roku realizowany byt rowniez program lekowy , Leczenie szpiczaka plazmocytowego
(ICD-10 (C90.0)" (zaftacznik B.13.) uwzgledniajagcy stosowanie komparatora adekwatnego dla
wnioskowanej technologii — BTZ w skojarzeniu z DEX, ktory obecnie jest dostepny w ramach

chemioterapii standardowej [37].

Informacje na temat liczby pacjentéw leczonych w w/w programach w latach 2013 — 2015,

przekazane przez NFZ w listopadzie 2015 roku [80], przedstawiono w tabeli ponizej.

Tabela 5. Liczba pacjentow ze szpiczakiem mnogim leczona w programach lekowych w Polsce, w latach 2013 —
2015 [80].

B.13. ‘ B.54.
Schemat leczenia BTZ+DEX (do wrzesnia 2015 roku) LEN+DEX
pacjenci z nowo zdiagnozowanym
Charakter pacjentow szpiczakiem mnogim (1. linia leczenia) lub - -
A : - : w 2. lub 3. linii leczenia
wiaczonych do programu pacjenci z opornym szpiczakiem mnogim w
2. lub 3. linii’
Liczba leczonych w 2013 809 Nie dotyczy
Liczba leczonych w 2014 1 006 771

Liczba leczonych w 2015

(niepetne dane) 1117 857

wzrost miedzy 2015 a 2014 11,0% 11,2%

Ustalono, ze w 2014 roku 1006 pacjentéw stosowato BTZ w ramach (wowczas istniejgcego) programu

lekowego. W kolejnym roku liczebno$¢ tej grupy chorych wzrosta o co najmniej 11%.
Przedstawione informacje potwierdzajg dane z Uchwat Rady NFZ [64]-[66], ktore wskazujg, ze:

e w2014 roku LEN+DEX stosowato od 528 do 873 pacjentow,

e BTZ+DEX stosowato: od 789 do 831 pacjentéw w 2013 i od 954 do 1041 pacjentow w 2013.

" Pacjenci z opornym szpiczakiem mnogim: 1) pacjenci z cechami progresji po co najmniej 2 cyklach leczenia I lub II linii bez
zastosowania bortezomibu; 2) pacjenci, u ktorych nie stwierdzono co najmniej cze$ciowej odpowiedzi po 4 cyklach leczenia I
lub II linii bez zastosowania bortezomibu; 3) pacjenci z nawrotem choroby po skutecznym leczeniu w I lub II linii; 4) pacjenci z
nawrotem szpiczaka po chemioterapii wysokodawkowej i przeszczepieniu wiasnych komdrek krwiotworczych bez remisji
czesciowej, kwalifikowani do przeszczepienia allogenicznych komorek krwiotwdrczych. Nieuzasadnione jest wiaczenie do
leczenia bortezomibem pacjentéw, u ktdrych zastosowano ten lek we wczesniejszych liniach leczenia i nie uzyskano odpowiedzi
w postaci co najmniej remisji czeSciowej. 5) pacjenci z nawrotem szpiczaka po uzyskaniu co najmniej bardzo dobrej remisji
czesciowej po leczeniu za pomocg chemioterapii wysokodawkowej i przeszczepieniu komdrek krwiotwdrczych, ktérzy uzyskali co
najmniej remisje czeSciowa po zastosowaniu bortezomibu w ramach wczesniejszego leczenia

* Doro$li (=18 lat) chorzy z opornym lub nawrotowym szpiczakiem mnogim, u ktdrych spetniony jest co najmniej jeden z
warunkow: 1) stosowano co najmniej dwa poprzedzajgce protokoty leczenia; 2) stosowano uprzednio co najmniej jeden
protokot leczenia i wystapita po nim polineuropatia obwodowa co najmniej 2 stopnia, jesli ten protokdt obejmowat talidomid lub
co najmniej 3 stopnia, jesli ten protokdt obejmowat bortezomib; 3) u chorego nie jest planowane przeszczepienie komérek
macierzystych szpiku i w pierwszym rzucie leczenia stosowano bortezomib
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zawierajace bortezomib oraz lek immunomodulujacy, w ramach programu lekowego.

Na spotkaniu Komitetu Doradczego dotyczacego leku Farydak, ktore odbyto sie 23 wrzesnia 2015 roku
w Szczecinie 9 ekspertow klinicznych w ramach konsensusu ustalifo, ze przewidywana liczba

pacjentéw co roku stosujgca wnioskowang technologie w przypadku jej refundacji wynosi¢ [N

Przedstawione dotychczas zrodta informacji zostaty wykorzystane do oceny wielkosci populacii

docelowej dla wnioskowanej technologii przeprowadzonej w ramach 3 réwnolegtych wariantow:

e wychodzac od rocznej zapadalnosci na C.90 wg ICD-10 [76]-[79] i przy uwzglednieniu wynikéw
badania ankietowego wsrdd 6 ekspertow w ramach wariantu T1;

e wychodzac od liczby pacjentéw stosujgcych BTZ w 2014 roku [80] i przy uwzglednieniu wynikéw
badania ankietowego wsrdd 6 ekspertow w ramach wariantu T2;

e wychodzac od liczby pacjentéw, ktorzy beda stosowac PAN po refundacji zgodnie z wynikami
panelu ekspertow [75] oraz stopnia przejecia rynku przez PAN okreSlonego w badaniu

ankietowym w ramach wariantu T3.

Poniewaz zadne z w/w zrodet informacji nie byto wystarczajgce do oceny wielkosci populaciji
docelowej dla wnioskowanej technologii, zostaty one uzupetnione informacjami uzyskanymi od 6
czotowych ekspertéw klinicznych w ramach badania kwestionariuszowego oraz odpowiedzi na
dodatkowe pytanie zadane ekspertom uczestniczgcym w w/w badaniu po jego zakonczeniu (parametr
P2 z tabeli ponizej).

Szczegbtowe informacje na temat badania kwestionariuszowego przedstawiono w rozdziale 12.1.

Analizy ekonomicznej [107] oraz arkuszu ,Questionnaire survey” modelu dotgczonego do opracowania.

Wszystkie parametry oceny wielkosci populacji docelowej przedstawiono w tabeli ponizej.
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szpiczakiem mnogim ktorzy na wczeSniejszych etapach terapii otrzymali przynajmniej dwie linie leczenia HTJ

zawierajace bortezomib oraz lek immunomodulujacy, w ramach programu lekowego.

Wielkos¢ populacji pacjentow w stanie klinicznym wskazanym we wniosku zostata okreslona jako:

e iloczyn parametrow P1, P2, P3 i P5 w ramach wariantu T1;

e iloczyn parametréw P5 i P6 w ramach wariantu T2;

e iloraz parametrow P8 i P7 w ramach wariantu T3.

Przeprowadzona kalkulacja liczebnosci populacji docelowej zostata przedstawiona na rysunku ponizej.
Przyjeto, ze wszystkie dostepne dane dajg mozliwos$¢ kalkulacji wielkosci populacji docelowej w roku
poprzedzajgcym aktualny rok i nastepnie pierwszy rok refundacji wnioskowanej technologii w ramach

proponowanego programu lekowego.

Rysunek 1. Etapy kalkulacji liczebnosci populacji docelowej dla wnioskowanej technologii w ramach

rozwazanych wariantow.

Obliczenia kazdego z w/w wariantdw osobno sg obarczone znaczng niepewnoscig (w przyblizeniu
+50%). Zaobserwowano jednak wysokg zbiezno$¢ pomiedzy Srednimi wynikami wariantow T1 i T2

(roznica w zakresie od kilku do kilkunastu pacjentéw).
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%

Srednie wyniki wariantu T3 odbiegajg od pozostatych ale reprezentujg bezposrednig opinie ekspertow
(réznice w wynikach miedzy wariantami T1,T2 a T3 mogg réwniez wynika¢ z zatozen poczynionych na
potrzeby obliczen wariantéw T1 i T2, m.in. osiggniecie stanu stacjonarnego chorobowosci szpiczaka
mnogiego i udziatu linii 3. i kolejnych wsérdd wszystkich zyjacych pacjentdéw — w obliczeniach nie
uwzgledniono np. $miertelnosci pomiedzy kolejnymi liniami leczenia co istotnie moze zawyzyc

obliczenia liczebnosci populacji docelowej w ramach wariantéw T1 i T2).

Na podstawie przedstawionych informacji, uwzgledniajgc zadowalajgcg zbieznos¢ obliczern dokonanych
z uwzglednieniem danych epidemiologicznych (wariant T1) i danych NFZ (wariant T2), w ramach
analizy podstawowej nie uwzgledniono catkowitej szacowanej zmiennosci liczebnosci populacji
docelowej, gdyz wynika ona z charakteru obliczen i uwzglednionych danych (oceniono maksymalny
zakres zmiennosci wyniku koricowego) i nie bedzie odzwierciedlata oczekiwanej niepewnosci.

Tym samym $rednie wyniki oceny wielkosci populacji w ramach wariantéw T1-T2 zostaty

uwzglednione w analizie podstawowej il I I S

Przy ocenie wielkosci populacji docelowej w horyzoncie analizy wptywu na budzet osobno
uwzgledniono nastepujgce parametry:
e oczekiwany wzrost wykorzystania BTZ w szpiczaku mnogim po zmianie sposobu refundacji tej

substancji czynnej (parametr P4 z tabeli powyzej) okreSlony na podstawie opinii ekspertow

Kiinicznych i ustalony na poziomie: I I NN EE

e roczny wzrost analizowanej populacji (parametr P9) na poziomie NG
I B DN DN BN DN . .

e docelowy udziat wykorzystania schematu PAN+BTZ+DEX po objeciu refundacjag PAN (parametr

P7) na poziomie:

Podsumowanie wielkosci populacji docelowej zostato przedstawione w tabeli ponizej.
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szpiczakiem mnogim ktorzy na wczeSniejszych etapach terapii otrzymali przynajmniej dwie linie leczenia : H

zawierajace bortezomib oraz lek immunomodulujacy, w ramach programu lekowego.

[TH

Ustalono, ze wielko$¢ docelowej populacji pacjentow dla wnioskowanej technologii wynosi w
przyblizeniu:

1

1 I

.- |

Zgodnie z informacjami uzyskanymi od Zamawiajgcego, w chwili obecnej wielkos¢ populacji, o ktorej
mowa w § 6 ust. 1 pkt. 1 lit. c rozporzadzenia [3] (wielko$¢ populacji pacjentow stosujgcych produkt
Farydak® w chwili obecne;) |
|
|
|

Ze wzgledu na brak refundacji PAN w chwili obecnej mozna sie spodziewac istotnego wzrostu
wykorzystania wnioskowanej technologii w przypadku zmiany statusu refundacyjnego.

Okreslona w ramach analizy podstawowej liczba ,przejmowanych” pacjentéw przez refundowany
produkt leczniczy Farydak®, tj. wielko$¢ populacii, o ktérej mowa w § 6 ust. 1 pkt. 2 rozporzadzenia [3]
zostata przedstawiona w tabeli ponizej (dane uwzgledniajgce iloczyn liczby pacjentéw ze scenariusza

istniejgcego i wskazanego przez ekspertdw stopnia wykorzystania wnioskowanej technologii).
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%

Ustalono, ze w przypadku pozytywnej decyzji refundacyjnej dla wnioskowanej technologii wielkos¢
populacji pacjentdw stosujacych produkt Farydak® w ramach proponowanego programu lekowego

wyniesie (wartosci zaokraglone):

2.5.2.2. PODSUMOWANIE INFORMACJI NA TEMAT WIELKOSCI POPULACII
PACIJENTOW

Podsumowanie informacji na temat wielkosci populacji docelowej uwzglednionej w ramach analizy

podstawowej przedstawiono w tabeli ponizej.
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zawierajace bortezomib oraz lek immunomodulujacy, w ramach programu lekowego.

2.6. ANALIZA WPLYWU NA SKUTKI ZDROWOTNE

W opracowaniu nie przedstawiono efektow zdrowotnych stosowania poréwnywanych interwencji w
ujeciu populacyjnym — uwzgledniono wylgcznie finansowe konsekwencje efektéw klinicznych

stosowania poréwnywanych interwencji.

2.7. KOSZTY UWZGLEDNIONE W OPRACOWANIU

Dane kosztowe zebrano w okresie od listopada 2015 do stycznia 2016 roku (z datg odciecia 5 stycznia
2016 roku).

W opracowaniu uwzgledniono analogiczne zatozenia i dane wejéciowe kosztéow jak w przypadku

Analizy ekonomicznej [107].

Na podstawie wynikdw modelu ekonomicznego okre$lono $rednie roczne koszty stosowania
poréwnywanych interwencji oraz pozostate koszty opieki nad pacjentem z analizowanej populacji
(koszty leczenia dziatan niepozadanych, koszty stosowania kolejnych linii leczenia w przypadku
niepowodzenia stosowania porownywanych interwencji, koszt opieki konca zycia, koszt monitorowania
leczenia i wydania/podania lekdw, koszt diagnostyki).

Szczegbéty dotyczagce oszacowan poszczegolnych kosztdw jednostkowych uwzglednionych w
opracowaniu przedstawiono w Analizie ekonomicznej (przede wszystkim w rozdziatach: 3.7. i 12.1.)
[107] oraz w dotgczonym do raportu modelu decyzyjnym.

Ponizej przedstawiono tylko podstawowe informacje dotyczace kosztdw uwzglednionych w

opracowaniu — nie duplikowano opisu metod Analizy ekonomicznej.

Przy ocenie kosztéw z perspektywy Narodowego Funduszu Zdrowia (NFZ) postuzono sie informacjami
przedstawionymi w aktualnych Zarzadzeniach Prezesa NFZ i ich zatacznikach [46]-[52], [56]-[58], [71],
[72], [74], [81] (styczen 2016).

W opracowaniu uwzgledniono koszt farmakoterapii, oszacowany zgodnie z zasadami refundacji lekow
okreslonymi w ramach Ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekdw, Srodkéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobdw medycznych (Dz. U. 2011 nr 122 poz. 696. z
p6zn. zm.) [30] oraz koszt lekéw zgodny z obwieszczeniem Ministra Zdrowia dotyczacym Wykazu
refundowanych lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow

medycznych, wchodzgcym w zycie z dniem 1 stycznia 2016 roku [37].
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Przy ocenie kosztu dodatkowej opieki nad pacjentami z analizowanej populacji (wszystkich Swiadczen
medycznych za wyijatkiem poréwnywanych schematdéw leczenia) uwzgledniono wyniki badania
kwestionariuszowego przeprowadzonego wsrod 6 ekspertow klinicznych z Polski (por. informacje

przedstawione w rozdziale 12.1. Analizy ekonomicznej [107] oraz arkuszu ,Questionnaire survey

modelu decyzyjnego).

Bezposrednie kosztowe dane wejsciowe modelu decyzyjnego Analizy ekonomicznej [107]

przedstawiono w tabeli ponizej.
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szpiczakiem mnogim ktorzy na wczeSniejszych etapach terapii otrzymali przynajmniej dwie linie leczenia : HT.

zawierajace bortezomib oraz lek immunomodulujacy, w ramach programu lekowego.
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Wyniki w/w modelu, okreslajgce Srednie roczne koszty w przeliczeniu na 1 pacjenta rozpoczynajgcego
leczenie z wykorzystaniem jednego z porownywanych schematow chemioterapii przedstawiono w

tabeli ponizej.

W ramach analizy podstawowej uwzgledniono oficjalne ceny lekdw stosowanych w analizowanym
wskazaniu. Dane z komunikatu DGL NFZ cechujg sie niskg wiarygodnoscig i trudno jednoznacznie
stwierdzi¢ czy przedstawiajg realny koszt lekow, gdyz mogg zawierac btedy, niepetne dane, lub mogg
uwzglednia¢ porozumienia podziatu ryzyka obnizajgce koszt leku, ale wylacznie w niektdrych

wskazaniach. Dane z komunikatu DGL NFZ [42] uwzgledniono w analizie wrazliwosci (scenariusz AW4).
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Szczegdty dotyczace w/w kategorii kosztu znajdujg sie w arkuszu ,BIA calculation” modelu

decyzyjnego i w Analizie ekonomicznej [107].

Przedstawiona metoda oceny zuzycia zasobow i kosztéw z estymacjg rocznego kosztu leczenia w
przeliczeniu na 1 pacjenta rozpoczynajgcego leczenie z wykorzystaniem danego schematu (w modelu
opisana jako wariant 2.) cechuje sie ograniczeniem polegajgcym na braku uwzglednienia kosztu
LEN+DEX generowanego przez pacjentdow kontynuujgcych leczenie rozpoczete w latach poprzednich
(stosowanie LEN+DEX nie jest ograniczone czasowo jak pozostate z uwzglednionych schematow
chemioterapii). Jak wskazano na wykresie ponizej znaczna cze$¢ pacjentdw kontynuuje leczenie

LEN+DEX po zakonczeniu roku.
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szpiczakiem mnogim ktorzy na wczeSniejszych etapach terapii otrzymali przynajmniej dwie linie leczenia HTJ

zawierajace bortezomib oraz lek immunomodulujacy, w ramach programu lekowego.

Rysunek 2. Przezycie na terapii z wykorzystaniem LEN+DEX.

Na podstawie przedstawionych informacji przyjete zatozenie odnos$nie estymacji kosztu schematu
LEN+DEX nalezy traktowac jako konserwatywne gdyz zaniza koszty stosowania LEN+DEX kazdego
roku (éredni okres stosowania LEN+DEX w horyzoncie roku jest krotszy od Sredniego okresu
stosowania tego schematu w horyzoncie dozywotnim, z uwzglednieniem odsetka pacjentéw
kontynuujgcych leczenie tym schematem po zakonczeniu 1. roku obserwacji od momentu wigczenia

pacjenta do leczenia).

W ramach scenariusza AW6 analizy wrazliwosci koszt poréwnywanych interwencji okreslono na
podstawie $redniego czasu leczenia w kazdej z grup i przypisanego mu $redniego kosztu stosowania
poréownywanych interwencji (w modelu wariant ten jest opisany jako 1.). Nalezy zwrdci¢ uwage, ze w
ramach tego wariantu $redni okres stosowania LEN+DEX wynosi okoto 46 tygodni, jest wiec krotszy
od roku.

Metoda uwzgledniajgca $redni okres stosowania schematow okre$lony w trakcie horyzontu czasu
trwania zycia pacjenta z analizowanej populacji nie uwzglednia kosztu kolejnych linii leczenia i opieki
po zakonczeniu stosowania poréwnywanych interwencji. Stanowi tylko uzupetnienie wynikéw analizy

podstawowej obrazujgce w przyblizeniu poprawe wynikéw analizy wptywu na budzet wynikajaca z
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2.8. Metody estymacji wynikdw analizy w ujeciu populacyjnym " H

2.9. Analiza wrazliwosci i wykaz parametrow analizy wptywu na budzet

uwzglednienia kontynuacji leczenia LEN+DEX ws$rdd pacjentdw rozpoczynajgcych to leczenie w
poprzednich latach. Niemniej jednak cechuje sie wiekszg liczbg ograniczen ze wzgledu na: pominiecie
kosztu kolejnych linii leczenia, pominiecie kosztu generowanego w okresie poza leczeniem jak i
pominieciem kosztu konca zycia.

Zatozenia w/w wariantu przedstawiono w arkuszu ,BIA assumpations”; obliczenia przedstawiono w

arkuszu ,BIA calculation” modelu dotgczonego do opracowania.

Opierajac sie na Wytycznych przeprowadzania Ocen Technologii Medycznych [1], w ramach niniejszej

analizy wptywu na budzet nie uwzgledniono dyskontowania.

2.8. METODY ESTYMACJI WYNIKOW ANALIZY W UJECIU POPULACYINYM

Zastosowana W niniejszej analizie metoda estymacji wynikéw w ujeciu populacyjnym uwzglednia
obserwacje rocznej liczby pacjentéw, ktéra pozwala okresli¢c sumaryczne zuzycie danych zasobdéw lub

sumaryczne koszty w ujeciu populacyjnym.

W uproszczeniu, iloczyn liczby pacjentéw rozpoczynajgcych leczenie w danym roku oraz Sredniego
rocznego zuzycia danego zasobu medycznego (lub $redniego rocznego kosztu) pozwala okresli¢
catkowite zuzycie zasobdéw medycznych (lub kosztéw) wsérdd pacjentéw w stanie klinicznym

wskazanym we wniosku.

2.9. ANALIZA WRAZLIWOSCI I WYKAZ PARAMETROW ANALIZY WPLYWU NA
BUDZET

W ramach analizy podstawowej uwzgledniono trzy scenariusze:

e scenariusz najbardziej prawdopodobny, uwzgledniajgcy realistyczne wartosci  parametrow
dotyczacych wielkosci analizowanej populacji i wptywu refundacji wnioskowanej technologii na
budzet ptatnika publicznego,

e scenariusz minimalny, uwzgledniajgcy skrajne zatozenia i wartosci z zakresu niepewnosci
parametréw dotyczacych wielkoéci analizowanej populacji, generujgce minimalny wptyw
ocenianej decyzji na budzet ptatnika publicznego,

e scenariusz maksymalny, uwzgledniajgcy skrajne zatozenia i wartosci zakresu niepewnosci
parametrow dotyczacych wielkosci analizowanej populacji, generujgce maksymalny wptyw
ocenianej decyzji na budzet ptatnika publicznego.

Parametry poszczegdlnych scenariuszy zostaly przedstawione w tabeli ponizej (szczegdty dotyczace

parametrow oceny wielkosci populacji zostaty przedstawiono w rozdziale 2.5.).
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zawierajace bortezomib oraz lek immunomodulujacy, w ramach programu lekowego.

B B e ————— il — Y —

W ramach analizy wrazliwosci rozpatrywano dodatkowe scenariusze opisane w tabeli ponizej.
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2.9. Analiza wrazliwo$ci i parametry analizy wptywu na budzet

Tabela 13. Opis scenariuszy analizy wrazliwosci.

AW1 Wyniki analizy podstawowej

AW2 OO
I

AW3 |
|

AW4 Koszt jednostkowy lekéw na podstawie komunikatu DGL NFZ [42]

AWS5 Uwzglednij wydatki z portfeli pacjentow

Alternatywna metoda oceny Srednich kosztow realizacji porownywanych interwencji - wariant 1.
uwzgledniajacy Sredni okres stosowania schematdw, bez kolejnych linii leczenia w miejsce wariantu 2.
AW6 uwzgledniajgcego estymatory rocznego kosztu opieki na podstawie modelu analizy ekonomicznej
(wariant uwzgledniajacy kolejne linie leczenia, ale pomijajacy kontynuacje leczenia z wykorzystaniem

poréwnywanych interwencji w kolejnych latach)

Brak przejecia pacjentow stosujgcych LEN+DEX; przejecie pozostatych schematdw zgodnie ze

LA wskazaniami ekspertow

AWS8 Brak uwzglednienia RDI dla poréwnywanych schematéw leczenia

Uwzglednienie odsetka monoterapii bortezomibem w ramach oceny udziatu schematu bortezomib z
AW9 deksametazonem w analizowanym rynku - zatozenie, ze wskazany przez ekspertéw udziat monoterapii
bortezomibem jest wytacznie modyfikacja schematu bortezomib z deksametazonem




Ocena konsekwencji finansowych dla pfatnika publicznego decyzji o finansowaniu produktu Farydak® )
(panobinostat) stosowanego w potgczeniu z bortezomibem i deksametazonem w leczeniu dorostych pacjentéw ze [ Cent
szpiczakiem mnogim ktorzy na wczeSniejszych etapach terapii otrzymali przynajmniej dwie linie leczenia : H

zawierajace bortezomib oraz lek immunomodulujacy, w ramach programu lekowego.

3. WYNIKI ANALIZY WPLYWU NA BUDZET

3.1. AKTUALNE WYDATKI Z BUDZETU PLATNIKA PUBLICZNEGO

[y

Obecnie produkt leczniczy Farydak® nie jest finansowany ze $rodkéw publicznych w Polsce i tym
samym skfadowa kosztdw opieki pacjentdw w stanie klinicznym wskazanym we wniosku

uwzgledniajaca podawanie analizowanego produktu nie wystepuje.

Nie sg dostepne informacje na temat aktualnych wydatkow wsrdd pacjentow w stanie klinicznym

wskazanym we wniosku.

Wykorzystujgc metody niniejszej analizy (por. rozdziaty 2.5. i 2.7.) okreSlono aktualne wydatki z
budzetu ptatnika publicznego przeznaczone na finansowanie $wiadczen medycznych wsréd pacjentow

w stanie klinicznym wskazanym we wniosku (tabela ponizej).

|
|
|
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3.1. Aktualne wydatki z budzetu ptatnika publicznego [ Cel
3.2. Scenariusz najbardziej prawdopodobny " H [
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Szczegbty dotyczace w/w obliczen znajdujg sie w arkuszu ,,BIA calculation” modelu decyzyjnego.

Zgodnie z informacjami przedstawionymi w komunikacie DGL [42] sumaryczny koszt refundacji
lenalidomidu w okresie styczen — wrzesien 2015 roku wyniost 73,42 min PLN, co przy prostej
ekstrapolacji informuje o catkowitym koszcie refundacji na poziomie 97,89 min PLN w catym 2015
roku.

Niemniej jednak w/w kwota dotyczy réwniez wykorzystania lenalidomidu w leczeniu 2. linii leczenia

pacjentdw ze szpiczakiem mnogim [37].

3.2. SCENARIUSZ NAJBARDZIEJ PRAWDOPODOBNY

Wyniki analizy wplywu na budzet uwzgledniajgce najbardziej prawdopodobny scenariusz wielkosci
populacji przedstawiono ponizej.
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zawierajace bortezomib oraz lek immunomodulujacy, w ramach programu lekowego.
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Ocena konsekwencji finansowych dla pfatnika publicznego decyzji o finansowaniu produktu Farydak®

(panobinostat) stosowanego w potgczeniu z bortezomibem i deksametazonem w leczeniu dorostych pacjentéw ze [ Ce
szpiczakiem mnogim ktorzy na wczeSniejszych etapach terapii otrzymali przynajmniej dwie linie leczenia : HT.

zawierajace bortezomib oraz lek immunomodulujacy, w ramach programu lekowego.
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[ Cel

3.3. Scenariusz minimalny

3.4. Scenariusz maksymalny

|
ﬁ
_____V
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Ocena konsekwencji finansowych dla pfatnika publicznego decyzji o finansowaniu produktu Farydak®
(panobinostat) stosowanego w potgczeniu z bortezomibem i deksametazonem w leczeniu dorostych pacjentéw ze [ Ce
szpiczakiem mnogim ktorzy na wczeSniejszych etapach terapii otrzymali przynajmniej dwie linie leczenia " HT

zawierajace bortezomib oraz lek immunomodulujacy, w ramach programu lekowego.

i
|
|




3.4. Scenariusz maksymalny [ Cel
3.5. Analiza wrazliwosci " HT

3.5. ANALIZA WRAZLIWOSCI

Wyniki analizy wrazliwosci dla analizy wptywu na budzet przedstawiono w tabelach ponize;j.




Ocena konsekwencji finansowych dla pfatnika publicznego decyzji o finansowaniu produktu Farydak® (panobinostat) stosowanego w potgczeniu z bortezomibem i
deksametazonem w leczeniu dorostych pacjentow ze szpiczakiem mnogim ktdrzy na wczesniejszych etapach terapii otrzymali przynajmniej dwie linie leczenia zawierajace

bortezomib oraz lek immunomodulujacy, w ramach programu lekowego.

(oe]




[ Cel

3.5. Analiza wrazliwosci
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Ocena konsekwencji finansowych dla pfatnika publicznego decyzji o finansowaniu produktu Farydak® (panobinostat) stosowanego w potgczeniu z bortezomibem i

deksametazonem w leczeniu dorostych pacjentow ze szpiczakiem mnogim ktdrzy na wczesniejszych etapach terapii otrzymali przynajmniej dwie linie leczenia zawierajace

bortezomib oraz lek immunomodulujacy, w ramach programu lekowego.
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3.5. Analiza wrazliwosci
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3.5. Analiza wrazliwosci
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Ocena konsekwencji finansowych dla pfatnika publicznego decyzji o finansowaniu produktu Farydak®
(panobinostat) stosowanego w potgczeniu z bortezomibem i deksametazonem w leczeniu dorostych pacjentéw ze [ Cent
szpiczakiem mnogim ktorzy na wczeSniejszych etapach terapii otrzymali przynajmniej dwie linie leczenia HT.

zawierajace bortezomib oraz lek immunomodulujacy, w ramach programu lekowego.

3.6. PODSUMOWANIE WYNIKOW ANALIZY WPLYWU NA BUDZET
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3.6. Podsumowanie wynikow analizy wptywu na budzet
/ Ce
4. Analiza zuzytych zasobdéw ‘

i

5. Analiza wptywu na efekty zdrowotne

4. ANALIZA ZUZYTYCH ZASOBOW

Majac na uwadze metody przeprowadzenia niniejszej analizy oparte o estymowany na podstawie
wynikdw modelu ekonomicznego $redni roczny koszt stosowania poréwnywanych interwencji oraz
$redni roczny koszt opieki nad pacjentem z analizowanej populacji, nie przeprowadzono analizy
zuzycia zasobow. Przedstawiono wytgcznie informacje na temat oczekiwanej liczby zrefundowanych

opakowan produktu Farydak®.

T
L
L e | | |
000000000 | [ | [ | [ |
| —— ____| ___| L___|
| | [ | [ | | |

5. ANALIZA WPLYWU NA EFEKTY ZDROWOTNE

W ramach niniejszej analizy nie przeprowadzono oceny skutkéw zdrowotnych w ujeciu populacyjnym
(por. rozdziat 2.6.).
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zawierajace bortezomib oraz lek immunomodulujacy, w ramach programu lekowego.

6. ANALIZA WPLYWU NA ORGANIZACJE UDZIELANIA SWIADCZEN ZDROWOTNYCH

Wyniki niniejszej analizy wplywu na budzet $wiadcza, ze uwzglednienie sugerowanego sposobu
finansowania ocenianej technologii ze $rodkéw publicznych z wysokim prawdopodobienstwem bedzie
wigzac sie

Stosowanie produktu leczniczego Farydak® w analizowanym wskazaniu nie nakfada szczegdinych
wymogow na pacjenta czy Swiadczeniodawce. Leczenie preparatem panobinostatu pacjentéw z
analizowanej populacji nie wymaga dodatkowego wyposazenia placowek medycznych (sprzet,
personel i inne) czy stosowania dodatkowych $rodkdw ostroznosci. Wszystkie ewentualne wymagania
zwigzane z analizowang technologia medyczng sg juz spetnione przez placéwki medyczne obejmujace

opiekg medyczng pacjentow z analizowanej populaciji.

Oceniana technologia obejmuje stosowanie produktu Farydak® — uwaza sie, ze decyzja o
finansowaniu ze Srodkéw publicznych ocenianej technologii nie bedzie wigzata sie z dodatkowymi
naktadami finansowymi ze strony Narodowego Funduszu Zdrowia z tytutu finansowania dodatkowych
wymagan zwigzanych z tg technologia medyczng (jak transport pacjenta do wysoko
wyspecjalizowanego o$rodka medycznego, na wizyty czy badania zwigzane z podawaniem ocenianego
preparatu, finansowania zakupu dodatkowego sprzetu specjalistycznego, szkolen pracownikéw stuzby

zdrowia, itp.).

7. ASPEKTY ETYCZNE I SPOLECZNE

W chwili obecnej pacjent z analizowanej populacji poddawany jest terapii z wykorzystaniem
dostepnych schematéw chemioterapii opartych przede wszystkim na preparatach bortezomibu i
lenalidomidu.

Stosowanie preparatdw panobinostatu moze istotnie poprawi¢ wyniki zdrowotne pacjentow z
analizowanej populacji, szczegdlnie tej grupy chorych wobec ktdrej zastosowano wszystkie dostepne

opcje terapeutyczne i wymagana jest zmiana schematu leczenia.




7. Aspekty etyczne i spoteczne [ Cel
8. Ograniczenia i walidacja analizy ‘ H

Dodatkowe efekty kliniczne po udostepnieniu pacjentom wnioskowanej technologii mogg przetozy¢ sie
na istotny wzrost poziomu satysfakcji pacjentdw z analizowanej populacji z otrzymanej opieki

medycznej.

Nie znaleziono aspektéw ingerujgcych w prawo pacjenta czy w szeroko rozumiane prawa cztowieka.

Finansowanie stosowania wnioskowanej technologii w analizowanym wskazaniu na rozwazanych w

opracowaniu zasadach spowoduje, ze:

e 7adne z grup pacjentéw nie bedg faworyzowane — korzysci dotycza catej populacji pacjentow z
analizowanym rozpoznaniem,

e niekwestionowany bedzie rowny dostep do Swiadczenia wsrdd osdb z analizowanej populaciji.

Dostep do ocenianej technologii medycznej bedzie réwny wsrdd oséb, u ktdrych jest ona zalecana.

Pozytywna decyzja refundacyjna nie bedzie powodowac istotnych probleméw spotecznych.

Pozytywna decyzja o finansowaniu ocenianej technologii lekowej:

e zwiekszy poziom satysfakcji pacjentéw z analizowanej populacji z otrzymanej opieki medycznej ze
wzgledu na rozszerzenie dostepu do skutecznej opcji terapeutycznej;

e zwiekszy poziom satysfakcji pacjentow z analizowanej populacji z otrzymanej opieki medycznej ze
wzgledu na wyzszg efektywnosc¢ leczenia;

e nie grozi nieakceptowaniem postepowania pacjentéw z analizowanej populacji;

e nie bedzie powodowac lub wptywac na stygmatyzacje;

e nie bedzie wywotywac leku lub dylematéw moralnych wsrdd pacjentéw z analizowanej populacji,
ich opiekunéw oraz lekarzy prowadzacych ich terapie;

e nie bedzie stwarzac probleméw spotecznych dotyczacych ptci lub rodziny.

W ramach oceny aspektow etycznych i spotecznych decyzji o finansowaniu ze $rodkdw publicznych
stosowania produktu Farydak® w analizowanym wskazaniu nie przeprowadzono identyfikacji
przeciwnikéw czy zwolennikdw rozwazanej decyzji.

8. OGRANICZENIA I WALIDACJA ANALIZY

Ze wzgledu na brak opublikowanych informacji na temat zuzycia zasobéw medycznych wsrod

pacjentéw z analizowanej populacji w ramach niniejszej analizy dane wejsciowe dotyczace kosztow
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zawierajace bortezomib oraz lek immunomodulujacy, w ramach programu lekowego.

okreslono na podstawie wynikdw modelu opisanego w Analizie ekonomicznej [107]. Tym samym

wiekszos¢ ograniczen modelu ekonomicznego dotyczy rédwniez niniejszego opracowania.

Ograniczeniem zwigzanym z oceng wielkosci populacji pacjentéw w stanie klinicznym wskazanym we
wniosku jest zaréwno charakter uwzglednionych zrddet informacji jak i poczynione zatozenia w
odniesieniu do ekstrapolacji wielkosci analizowanej populacji pacjentéw na horyzont analizy wptywu
na budzet. Wykorzystano opublikowane informacje, a w przypadku ich braku — wyniki badania
kwestionariuszowego przeprowadzonego wsrod 6 ekspertdw klinicznych z Polski.

Zastosowana metoda oceny wielkosci populacji wigze sie z pewnymi ograniczeniami, ktére wdrozono
ze wzgledu na brak precyzyjnych danych dotyczacych poszczegdlnych pacjentéw leczonych w
warunkach polskich.

Ze wzgledu na ograniczenia dostepnych informacji, w ramach analizy przyjeto szereg
konserwatywnych zatozeh maksymalizujgcych dodatkowe naktady finansowe ptatnika publicznego
zwigzane z realizacjg proponowanego programu lekowego. Wykorzystanie Srednich rocznych kosztéw
opieki nad pacjentem z analizowanej populacji na podstawie wynikéw modelu ekonomicznego dla

pierwszego roku moze zawyzaC dodatkowe naktady finansowe zwigzane z wprowadzeniem

whnioskowanej technologii do praktyki klinicznej [
I POPzez pominigcie kontynuacji stosowania

schematu LEN+DEX w kolejnych latach. Niemniej jednak brak informacji na temat struktury
analizowanej populacji oraz niski udziat innych kategorii kosztowych niz koszt panobinostatu w
inkrementalnych zmianach netto catkowitych wydatkow z budzetu NFZ $wiadczy, ze w/w ograniczenie
nie ma istotnego wptyw na wyniki niniejszej analizy.

Szczegdlng kwestig sg informacje na temat rzeczywistych kosztdw stosowania lekéw refundowanych w
analizowanym wskazaniu. Wyniki analizy wrazliwosci wskazuja, ze jezeli informacje przedstawione w

komunikacie DGL NFZ [42] obrazujg realny koszt stosowania lenalidomidu z perspektywy pfatnika

publicznego, wéwczas istotnie, |G

Niemniej jednak z uwagi na niejawny charakter wszelkich porozumien miedzy Ministrem Zdrowia a

firmami farmaceutycznymi, nie ma mozliwosci jednoznacznego rozwigzania w/w kwestii.

Przeszukano medyczne bazy danych (Polska Biblioteka Lekarska, MEDLINE, EMBASE®, Google
Scholar) w celu odnalezienia analogicznej analizy wptywu na budzet przeprowadzonej w warunkach
polskich (por. informacje na temat przeprowadzonego przegladu systematycznego przedstawione w
rozdziale 6.2. Analizy ekonomicznej [107]). Nie odnaleziono analizy wptywu na budzet dotyczacej

analizowanej populacji z Polski. Wprawdzie dostepne byty analizy weryfikacyjne i inne dokumenty
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8. Ograniczenia i walidacja analizy [ Cel
9. Dyskusja \H !

AOTMIT dotyczace oceny innych substancji czynnych stosowanych w leczeniu szpiczaka mnogiego

[100]-[102], ale nie byta mozliwa ekstrakcja podstawowych informaciji z tych zrodet.

9. DYSKUSIJA

Przedmiotem opracowania jest ocena konsekwencji finansowych dla ptatnika publicznego

finansowania ze $rodkéw publicznych produktu leczniczego Farydak®.

W ramach analizy wykorzystano opublikowane zrodta informacji, a w przypadku ich braku informacje
uzyskane od ekspertéw klinicznych.

Szczegoty dotyczace ograniczen uwzglednionych w opracowaniu zrodet informacji przedstawiono w
rozdziatach: 2., 3. i 5. Analizy ekonomicznej [107] oraz w rozdziale 2. niniejszej analizy wptywu na

budzet.

W chwili obecnej produkt leczniczy Farydak® w leczeniu pacjentdw z analizowanej populacji nie jest

finansowany ze Srodkow publicznych.

Analiza SWOT (ang. Strengths, Weaknesses, Opportunities, and Threats; Mocne Strony, Stabe Strony,
Szanse, Zagrozenia) uwzgledniajgca przedstawione w niniejszej analizie aspekty dotyczace

finansowania ze érodkéw publicznych produktu Farydak® zostata przedstawiona w tabeli ponizej.
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10. WNIOSKI KONCOWE
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10. Whioski koncowe
Cen
11. Ocena zapotrzebowania na analize racjonalizacyjng

%

12. Prognoza przekroczenia budzetu na refundacje lekow

11. OCENA ZAPOTRZEBOWANIA NA ANALIZE RACJONALIZACYINA

Zgodnie z zapisami ustawy o refundacji [30] uzasadnienie wniosku o objecie refundacjg i ustalenie
urzedowej ceny zbytu leku zawiera analize racjonalizacyjng jedynie w przypadku, gdy analiza wptywu
na budzet podmiotu zobowigzanego do finansowania $wiadczen ze Srodkow publicznych wykazuje

wzrost kosztéw refundacji.

12. PROGNOZA PRZEKROCZENIA BUDZETU NA REFUNDACJE LEKOW

Zgodnie z komunikatem DEF NFZ z 8 stycznia 2013 roku, do konca listopada 2012 roku wykonano
78,02% catkowitego budzetu ptatnika publicznego przeznaczonego na refundacje. Nie sg dostepne
informacje na temat wykonania catkowitego budzetu na refundacje w 2012 roku, jednak
przeprowadzajac prostg ekstrapolacje w/w danych mozna uznaé, ze w 2012 roku wykonano okoto 85%
catkowitego budzetu na refundacje (78,02% x 12/11).
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Na podstawie komunikatu DEF NFZ z 7 stycznia 2014 roku ustalono, ze do konca listopada 2013 roku
stopien wykonania catkowitego budzetu na refundacje w 2013 roku wynidst 79,39%. Przeprowadzajgc
ekstrapolacje dostepnych danych ustalono, ze do konca 2013 roku wykonane zostato okoto 86%
catkowitego budzetu na refundacje (79,39% x 12/11).

Na podstawie komunikatu DEF NFZ z 13 stycznia 2015 roku ustalono, ze do korca listopada 2014 roku
stopien wykonania catkowitego budzetu na refundacje w biezgcym roku wynidst 85,25%.
Ekstrapolujac na caty rok, mozna oszacowac, ze w 2014 roku stopief wykonania catkowitego budzetu
na refundacje nie przekroczy 93% (85,25% x 12/11). Niewykorzystanych $rodkéw z budzetu

przeznaczonego na refundacje w 2014 roku zostato wiec okoto 763 min PLN.

Informacje z komunikatu DEF NFZ z 5 stycznia 2016 roku $wiadcza, ze do konca listopada 2015 roku
stopien wykonania catkowitego budzetu na refundacje w biezagcym roku wynidst 87,23%.
Ekstrapolujgc na caty rok, mozna oszacowaé, ze w 2015 roku stopiert wykonania catkowitego budzetu
na refundacje nie przekroczy 95,2% (87,23% x 12/11). Planowany budzet na refundacje w 2015 roku
wynosit 11 280 853 000 PLN. Niewykorzystanych srodkéw z budzetu przeznaczonego na refundacje w
2015 roku zostato wiec okoto 546 min PLN.

Na podstawie przedstawionych informacji, w ramach niniejszej analizy nie przeprowadzono oceny
potencjalnego udziatu produktu leczniczego Farydak® w kwocie przekroczenia budzetu ptatnika

publicznego przeznaczonego na refundacje lekdw w horyzoncie niniejszej analizy.

Dodatkowe naktady finansowe ptatnika publicznego zwigzane z realizacjg scenariusza nowego
(maksymalnie 40 min PLN rocznie przy uwzglednieniu kosztu jednostkowego komparatoréw na
podstawie [42] i scenariuszu maksymalnym wielkosci populacji) stanowig tylko do 7,3%

niewykorzystanych $rodkéw finansowych z budzetu ptatnika publicznego w 2015 roku.
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Informacja o Centrum HTA

www.centrumhta.com

Centrum HTA Sp. z 0.0. OTM Sp. k. jest profesjonalnym os$rodkiem analitycznym, zajmujacym sie
oceng efektywnosci klinicznej oraz ocenami ekonomicznymi procedur medycznych. Centrum HTA
skupia sie na ocenie wartosci klinicznej i ekonomicznej lekdw, z wykorzystaniem nowoczesnych
narzedzi analitycznych: Medycyny Opartej na Dowodach Naukowych (EBM) oraz Oceny
Technologii Medycznych (HTA).

Centrum HTA Sp. z 0.0. OTM Sp. k. wspdtpracuje z grupg kilkunastu konsultantéw zajmujacych sie
Oceng Technologii Medycznych (HTA); gtdéwnym konsultantem jest dr n. med. Pawet Kawalec, ktory
ustugami doradczymi w powyzszym zakresie zajmuje sie od ponad 9 lat, wspdtpracujgc w

miedzyczasie z kilkunastoma firmami farmaceutycznymi i realizujgc dla nich ponad 350 projektow.

Centrum HTA Sp. z 0.0. OTM Sp. k. zapewnia szybka realizacje zlecen, wysoka jako$¢ ustug oraz
konkurencyjne ceny. Gwarantujemy wykonanie zlecen zgodnie z wymogami wiarygodnosci: w
przypadku analiz efektywnosci klinicznej, analiz farmakoekonomicznych oraz analiz wptywu na system
ochrony zdrowia zgodnie z aktualnymi Wytycznymi Agencji Oceny Technologii Medycznych i

Taryfikacji (AOTMiT; www.aotm.gov.pl).

Produkty oferowane przez Centrum HTA Sp. z 0.0. OTM Sp. k.:
¢ Charakterystyka segmentu rynku farmaceutycznego w Polsce,
e Pelny raport HTA obejmujacy:
* analize problemu decyzyjnego,
= analize efektywnosci klinicznej okreslonego preparatu w poréwnaniu z wybranymi
komparatorami,
» analize uzytecznosci kosztow (optacalnosci) okreSlonego preparatu w poréwnaniu z
wybranymi komparatorami,
» analize finansowego wptywu decyzji o refundacji okreSlonego leku na budzet ptatnika
publicznego w Polsce (analiza wptywu na system ochrony zdrowia).
¢ Przeglad systematyczny dotyczacy efektywnosci klinicznej wybranych substancji aktywnych w
poréwnaniu z innymi alternatywnie stosowanymi lekami,
o Analiza finansowego wplywu decyzji o refundacji okre$lonego leku na budzet ptatnika

publicznego w Polsce, niezaleznie od raportu HTA.






