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Streszczenie 

Cel 

Celem analizy jest ocena wptywu na system ochrony zdrowia, w tym budzet Narodowego 

Funduszu Zdrowia (NFZ), wprowadzenia finansowania ekulizumabu [Soliris®, Alexion) w 

ramach dedykowanego programu lekowego w populacji chorych z napadow^ nocn^ 

hemoglobinuri^ [NNH, ang. paroxysmal nocturnal hemoglobinuria, PNH). 

Strategia analityczna, struktura i parametry analizy 

W analizie wptywu na budzet przyj^to 2-letni horyzont czasowy obserwacji. Analizy 

przeprowadzono z perspektywy podmiotu zobowi^zanego do finansowania swiadczen ze 

srodkow publicznych, tj. Narodowego Funduszu Zdrowia (NFZ). 

Scenariusz „istniej^cy" zdefiniowano jako brak stosowania ekulizumabu przez chorych 

znapadow^ nocn^ hemoglobinuri^. Zatozono, ze wszyscy chorzy s^ leczeni najlepszym 

leczeniem wspomagaj^cym [ang. best supportive care). 

W scenariuszu „nowym" przyj^to wprowadzenie finansowania ekulizumabu [Soliris®, Alexion) 

w ramach dedykowanego programu lekowego w populacji chorych z NNH. 

Liczebnosc populacji oszacowano na podstawie opinii ekspertow klinicznych: 

Analizy wptywu na budzet przeprowadzono z uwzgl^dnieniem: 

• u chorych leczonych ekulizumabem: dawkowania ekulizumabu, kosztow nabycia 

substancji czynnej, kosztow kwalifikacji do programu, kosztow szczepienia, kosztow 

podania ekulizumabu; 

• u chorych leczonych ekulizumabem lub najlepszym leczeniem wspomagaj^cym; 

liczebnosci populacji chorych kwalifikuj^cych si** do leczenia ekulizumabem/najlepszym 

leczeniem wspomagaj^cym, kosztow monitorowania leczenia oraz bezposrednich 

kosztow medycznych transfuzji, zakrzepicy i schytkowej niewydolnosci nerek. 

W ramach analizy podstawowej bezposrednie koszty medyczne transfuzji, zakrzepicy 

i schyfkowej niewydolnosci nerek podczas stosowania najlepszego leczenia wspomagaj^cego lub 

ekulizumabu oszacowano w oparciu o model ekonomiczny [analiz** kosztow-konsekwencji). 
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Uwzgl^dniono sredni koszt z dwoch pierwszych lat w kazdym ramieniu na podstawie wynikow 

modelu. 

Zatozono, ze chorzy rozpoczynaj^cy leczenie ekulizumabem w danym roku b^d^ przyjmowac 

terapi^ srednio przez 6 miesi^cy w roku (41 dawek; korekta potowy cyklu). Do czasu 

rozpocz^cia leczenia ekulizumabem chorzy b^d^ leczeni najlepszym leczeniem wspomagaj^cym. 

Zatozono, ze wszyscy chorzy leczeni ekulizumabem b^d^ przyjmowali lek zgodnie 

z dawkowaniem dla doroslych chorych. Zgodnie z Charakterystyk^ Produktu Leczniczego 

przyj^to podawanie ekulizumabu co 14 dni w ramach leczenia podtrzymuj^cego. 

Odsetki chorych przerywaj^cych leczenie ekulizumabem w kolejnych latach zostaly 

przez eksperta klinicznego 

Zatozono, ze chorzy przerywaj^cy leczenie ekulizumabem w danym roku b^d^ przyjmowali 

terapi^ srednio przez 6 miesi^cy w roku (39 dawek). Po zakohczeniu terapii ekulizumabem 

chorzy b^d^ leczeni najlepszym leczeniem wspomagaj^cym. 

Cz^stosc transfuzji podczas stosowania ekulizumabu i najlepszego leczenia wspomagaj^cego 

przyj^to zgodnie z badaniem klinicznym. 

W analizie cen§ hurtow^ brutto 1 fiolki ekulizumabu (300 mg) przyj^to na poziomie 

PLN. 

Dane kosztowe przyj^to zgodnie z oficjalnymi zrodtami Narodowego Funduszu Zdrowia. 

Niepewne parametry zwi^zane z liczb^ chorych z napadow^ nocn^ hemoglobinurii 

kwalifikujicych si^ do leczenia ekulizumabem w Polsce testowano w ramach scenariusza 

minimalnego i maksymalnego (minimalna i maksymalna liczebnosc populacji docelowej 

oszacowana przez ekspertow klinicznych). Zakres liczebnosc! populacji oszacowanych przez 

pi^ciu ekspertow klinicznych jest spojny. 

Wyniki analizy podstawowej: 

Liczb§ chorych kwalifikujicych si§ do leczenia ekulizumabem oszacowano na ^ chorych 

w pierwszym roku i | chorych w drugim roku. 

Catkowite obciizenia budzetowe z perspektywy Narodowego Funduszu Zdrowia 

zwi^zane ze stosowaniem nailepszego leczenia wspomagaiacego w ramach scenariusza 

istnieiacego (monitorowanie leczenia, transfuzje, zakrzepica, schytkowa niewydolnosc 

nerek) oszacowano na PLN w pierwszym roku oraz PLN w drugim roku. 

Calkowite obciizenia budzetowe z perspektywy Narodowego Funduszu Zdrowia 

zwi^zane ze stosowaniem scenariusza nowego (koszt ekulizumabu, szczepienie, 

kwalifikacja do programu, podanie leku, monitorowanie leczenia, transfuzje, zakrzepica, 

schyfkowa niewydolnosc nerek) oszacowano na PLN w pierwszym roku oraz 

PLN w drugim roku. 

o Koszt substancji czynnej ekulizumabu wyniesie PLN w pierwszym roku 

(koszt leczenia B chorych) oraz PLN w drugim roku (koszt leczenia B 

chorych). 

Dodatkowe obciizenia budzetowe z perspektywy Narodowego Funduszu Zdrowia 

zwi^zane z wprowadzeniem finansowania ekulizumabu w ramach dedykowanego 
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programu lekowego w populacji chorych z napadow^ nocn^ hemoglobinurii 

oszacowano na PLN w pierwszym roku oraz |H mln PLN w drugim roku. 

Wyniki analizy wrazliwosci: 

• Scenariusz ..alternatywny": w ramach analizy wrazliwosci uwzgl^dniono wyniki 

analizy bez uwzgl^dnienia kosztow zakrzepicy i schylkowej niewydolnosci nerek u 

chorych leczonych ekulizumab em i najlepszym leczeniem wspomagajicym. Calkowite 

obciizenia budzetowe z perspektywy Narodowego Funduszu Zdrowia zwi^zane ze 

stosowaniem scenariusza nowego [koszt ekulizumabu, szczepienie, kwalifikacja do 

programu, podanie leku, monitorowanie leczenia, transfuzje) oszacowano na 

PLN w pierwszym roku oraz PLN w drugim roku. 

o W scenariuszu alternatywnym dodatkowe obciizenia budzetowe z perspektywy 

Narodowego Funduszu Zdrowia oszacowano na PLN w pierwszym roku 

oraz PLN w drugim roku. 

• Scenariusz minimalny: calkowite obciizenia budzetowe z perspektywy Narodowego 

Funduszu Zdrowia zwi^zane ze stosowaniem scenariusza nowego (koszt ekulizumabu, 

szczepienie, kwalifikacja do programu, podanie leku, monitorowanie leczenia, transfuzje, 

zakrzepica, schylkowa niewydolnosc nerek) w scenariuszu minimalnvm | chorych w 

pierwszym roku i I^Bhorych w drugim roku) oszacowano na w 

pierwszym roku oraz w drugim roku. 

o W scenariuszu minimalnym dodatkowe obci^zenia budzetowe z perspektywy 

Narodowego Funduszu Zdrowia oszacowano na PLN w pierwszym roku 

oraz HH PLN w drugim roku. 

• Scenariusz maksymalny: calkowite obci^zenia budzetowe z perspektywy Narodowego 

Funduszu Zdrowia zwi^zane ze stosowaniem scenariusza nowego (koszt ekulizumabu, 

szczepienie, kwalifikacja do programu, podanie leku, monitorowanie leczenia, transfuzje, 

zakrzepica, schylkowa niewydolnosc nerek) w scenariuszu maksvmalnvm d chorych w 

pierwszym roku i | chorych w drugim roku) oszacowano na mln PLN w 

pierwszym roku oraz mln PLN w drugim roku. 

o W scenariuszu minimalnym dodatkowe obci^zenia budzetowe z perspektywy 

Narodowego Funduszu Zdrowia oszacowano na ^dmln PLN w pierwszym roku 

oraz mln PLN w drugim roku. 

Wnioski 

• Ekulizumab stanowi pierwsz^ terapi^ lekow^ dost^pn^ dla chorych z napadow^ nocn^ 

hemoglobinuri^ i zostal uwzgl^dniony w wytycznych opublikowanych przez the 

International PNH Interest Group, Deutsche GeseUschaft fiir Hdmatologie und Onkologie 

(Niemcy) i Australian Government oraz rekomendowanej przez All Wales Medicines 

Strategy Group i Haute Auto rite deSante. 

• Wprowadzenie finansowania ekulizumabu w ramach dedykowanego programu 

lekowego w populacji chorych z napadow^ nocnej hemoglobinurii zwi^zane jest z 

dodatkowymi obciizeniami budzetowymi w zakresie od PLN do PLN 

w pierwszym roku oraz od PLN do PLN w drugim roku. 

• Wprowadzenie finansowania ekulizumabu w ramach dedykowanego programu 

lekowego moze spowodowac zmian** sposobu leczenia chorych oraz redukcj^ cz^stosci 

wykonywania przeszczepu komorek macierzystych, co moze bye zwi^zane 
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z oszcz^dnosciami budzetowymi dla Narodowego Funduszu Zdrowia oraz z popraw^ 

jakosci zycia chorych. 
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Slowa kluczowe 

ekulizumab, napadowa nocna hemoglobinuria, analiza wpiywu na system ochrony 

zdrowia 
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Skroty i akronimy 

aHUS atypowy zespol hemolityczno-mocznicowy (ang. atypical hemolytic uremic syndrome) 

BSC najlepsze leczenie wspomagajqce (ang. best supportive care) 

ChPL Charakterystyka Produktu Leczniczego 

NFZ Narodowy Fundusz Zdrowia 

PICO populacja, interwencja, komparator, wyniki (ang. population, intervention, comparison, 
outcome) 

NNH/PNH napadowa nocna hemoglobinuria (ang. paroxysmal nocturnal hemoglobinurid) 
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1 Cel pracy 

Celem analizy jest ocena wplywu na system ochrony zdrowia, w tym budzet 

Narodowego Funduszu Zdrowia (NFZ), wprowadzenia finansowania ekulizumabu 

(Soliris®, Alexion) w ramach dedykowanego programu lekowego w populacji chorych z 

napadow^ nocn^ hemoglobinuri^ (NNH, ang. paroxysmal nocturnal hemoglobinuria, 

PNH). 

W ponizszej tabeli przedstawiono kontekst wg schematu PICO (populacja, interwencja, 

komparator, wyniki). 

Tab. 1. Kontekst analizy wg PICO. 

Kryterium Charakterystyka 

Populacja chorzy z napadowq nocnq hemoglobinuriq (NNH/PNH) 

Interwencja ekulizumab (Soliris®, Alexion) 

• scenariusz nowy: finansowanie ekulizumabu w ramach dedykowanego 
programu lekowego 

Komparator najlepsze leczenie wspomagajqce (ang. best supportive care, BSC) 

• scenariusz istniejqcy: brak finansowania ekulizumabu ze srodkow 
publicznych, stosowanie najlepszego leczenia wspomagajqcego (BSC) 

Wyniki perspektywa: platnika publicznego, NFZ 

horyzont czasowy: 2 lata 

wyniki: analiza wplywu na budzet 

• bezposrednie koszty medyczne zwiqzane z refundacjq ekulizumabu w 
ramach programu lekowego: koszt stosowania scenariusza istniejqcego, 
koszt stosowania scenariusza nowego, dodatkowe obciqzenia 
budzetowe dla NFZ 
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2 Uzasadnienie grupy limitowej i ceny 

Ekulizumab (Soliris®, Alexion) nie jest obecnie refundowany ze srodkow publicznych 

w Polsce. 

Proponowane warunki refundacji obejmuj^ wprowadzenie finansowania ekulizumabu 

(Soliris®, Alexion) w ramach dedykowanego programu lekowego w populacji chorych 

zNNH. 

Zgodnie z Ustaw^ z dnia 12 maja 2011 roku o refundacji lekow, srodkow spozywczych 

specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych leki finansowane 

w ramach programu lekowego s^ dost^pne dla pacjenta bezpfatnie.1 
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3 Analiza wplywu na budzet 

3.1 Populacja 

Zgodnie z minimalnymi wymaganiami, jakie musz^ spelniac analizy uwzgl^dnione we 

wnioskach o obj^cie refundacj^, analiza wplywu na budzet powinna zawierac 

oszacowanie rocznej liczebnosci populacji: 

1) obejmuj^cej wszystkich pacjentow, u ktorych wnioskowana technologia moze 

bye zastosowana, 

2) docelowej, wskazanej we wniosku, 

3) w ktorej wnioskowana technologia jest obecnie stosowana.2 

Zgodnie z przewidywaniami odnosnie chorob ultrarzadkich, dane dotycz^ce cz^stosci 

wyst^powania i zachorowalnosci na PNH s^ bardzo ograniczone. Odnaleziono 

1 opublikowane badanie polskie, ktorego celem nie bylo okreslenie zachorowalnosci 

i cz^stosci wyst^powania PNH w Polsce, a w ktorym analizowano dane pochodz^ce od 

105 pacjentow z PNH zdiagnozowanych w latach 1995-2011 w polskim laboratorium 

Instytutu Hematologii i Transfuzjologii w Warszawie. Celem tego badania bylo zbadanie 

charakterystyki znanych przypadkow PNH. Zgodnie z autorami badania, istnieje 

wysokie prawdopodobiehstwo, ze wi^kszosc przypadkow PNH w Polsce jest 

diagnozowana w tym osrodku ze wzgl^du na jego wieloletnie doswiadczenie. Do 

badania wl^czono 105 rozpoznanych przypadkow w ci^gu 15 lat, co przy 38,5 mln 

populacji Polski daje zapadalnosc na poziomie 0,017 na 100 000 osob rocznie.3 

Badanie uwzgl^dniaj^ce cz^stosc wyst^powania i zachorowalnosc na PNH w Wielkiej 

Brytanii przeprowadzono w dobrze okreslonym regionie geograficznym. W badaniu 

rozpoznano 76 pacjentow z PNH za pomoc^ cytometrii przeplywowej w populacji okolo 

3,7 milionow osob, co oznacza zapadalnosc na poziomie 0,13 na 100 000 osob rocznie.4 

Na podstawie oszacowah zapadalnosci i przezycia, IS-letni^ chorobowosc pacjentow 

z klonem typu PNH w brytyjskim badaniu oszacowano na 15,9 na 1 000 000 osob. 

Badanie brytyjskie wskazuje na 82,5% pacjentow z rozpoznaniem PNH i podwyzszon^ 

hemoliz^; pacjenci z PNH, u ktorych istnieje dowody na obecnosc hemolizy s^ 

najbardziej narazeni na wyst^pienie wyniszczaj^cych i zagrazaj^cych zyciu powiklah. 

Dlatego tez, cz^stosc wyst^powania PNH z najwyzszym ryzkiem wyst^pienia ci^zkich i 

zagrazaj^cych zyciu powiklah oszacowano na 13,1 na 1 000 000 osob.4 

Autorzy polskiego badania odnosz^ si^ do powyzszych oszacowah i wnioskuj^, ze wiele 

przypadkow PNH nie zostalo rozpoznanych w Polsce. Wnioski te s^ poparte wi^ksz^ 

cz^stosci^ wyst^powania objawow u pacjentow z PNH w polskim badaniu w 

porownaniu do badania brytyjskiego wskazuj^c, ze u pacjentow z objawami 

wyst^powalo wi^ksze prawdopodobiehstwo diagnozy. Ponadto, autorzy polskiego 

badania przyznali, ze nie wszystkie przypadki zostaly uwzgl^dnione w badaniu. W 

zwi^zku z powyzszym, wspolczynniki zapadalnosci i chorobowosci z Wielkiej Brytanii 
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zastosowano dla populacji Polski. Odnosz^c powyzsze oszacowania chorobowosci do 

okolo 38,5 milionowej populacji w Polsce, chorobowosc w przypadku pacjentow 

wysokiego ryzyka z PNH i hemoliz^ w Polsce mozna oszacowac na 505 osob 

[(13,1/1 000 000):t:38 500 000=504,35 - zaokr^glono w gor^ do 505 pacjentow]. 

Nalezy zauwazyc, ze nie wszyscy pacjenci z wykrywalnym klonem komorek PNH mog^ 

bye leczeni ekulizumabem. Porownuj^c oszacowanie 505 pacjentow z danymi polskimi 

(105 przypadkow) mozna zalozyc, ze wielu pacjentow z PNH w Polsce jest 

niezdiagnozowanych, co jest zgodne z wnioskami autorow polskiego badania. Istnieje 

silna potrzeba rozpowszechniania informacji na temat tej choroby, badania wi^kszej 

liczby pacjentow z objawami PNH oraz rozpocz^cia leczenia we wczesnych stadiach 

rozwoju choroby.3 

3.1.1 Populacja obejmujaca wszystkich pacjentow, u ktorych 

technologia moze bye zastosowana 

Zgodnie z Charakterystyk^ Produktu Leczniczego (ChPL) ekulizumab jest wskazany 

w leczeniu pacjentow doroslych i dzieci z: 

• napadow^ nocn^ hemoglobinuri^ (ang. paroxysmal nocturnal hemoglobinuria, 

PNH) - dowody klinicznych korzysci wykazano u pacjentow z hemoliz^ z jednym 

lub kilkoma objawami klinicznymi wskazuj^cymi na duz^ aktywnosc choroby, 

niezaleznie od wczesniejszych przetoczeh lub bez przetoczeh; 

• atypowym zespolem hemolityczno-mocznicowym (ang. atypical hemolytic uremic 

syndrome, aHUS).5 

Maj^c na uwadze brak rozpoznania u wszystkich pacjentow z PNH oraz brak danych na 

temat cz^stosci wyst^powania i zapadalnosci na PNH w Polsce, wybrano grup§ 

ekspertow klinicznych z Polski w celu oszacowania liczby obecnie zdiagnozowanych i 

nowych przypadkow PNH w Polsce. Zgodnie z opiniami polskich ekspertow liczebnosc 

docelowej populacji chorych z PNH oszacowano na pacjentow, z czego 

pacjentow kwalifikuje si§ do leczenia ekulizumabem (patrz ponizsza tabela). 

Przewidywany jest wzrost liczby pacjentow z PNH kwalifikuj^cych si§ do leczenia 

ekulizumabem o pacjentow rocznie. 

Tab. 2. Liczba chorych kwalifikuj^cych si^ do leczenia ekulizumabem wedlug polskich ekspertow 
klinicznych. 

Chorobowosc 

F 

Liczba chorych 
kwalifikuj qcych si^ do 

leczenia ekulizumabem 

Liczba nowych chorych 
rocznie kwalifikujqcych si^ 
do leczenia ekulizumabem 

rof. dr hab. med. 

dr hab. n. med. 
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Chorobowosc 

F 

Liczba choiych 
kwalifikujqcych si^ do 

leczenia ekulizumabem 

Liczba nowych choiych 
rocznie kwalifikujqcych si^ 
do leczenia ekulizumabem 

rof. dr hab. med. 

dr n. med. 

rof. dr hab. n. med. 

Srednia 

Przyjmuj^c oszacowania pochodz^ce z innych krajow do ok. 38,5 mln mieszkancow 

Polski, szacowana cz^stosc PNH moze bye znacznie wyzsza, jednak wielkosc populacji 

chorych oszacowana przez 5 polskich ekspertow klinicznych jest bardzo spojna, co 

zwi^ksza wiarygodnosc szacunkow przyj^tych analizie wpiywu na budzet. Szacunki 

z innych krajow mog^ nie bye odpowiednie dla polskich warunkow oraz mog^ 

wskazywac, ze wielu pacjentow w Polsce nie jest zdiagnozowanych. W polskim badaniu 

klinicznym od 1995 r. do czerwca 2011 r. rozpoznano 105 pacjentow z PNH.3 Z drugiej 

strony, liczba pacjentow obecnie kwalifikuj^cych si^ do leczenia ekulizumabem 

oszacowana przez polskich ekspertow klinicznych moze bye nizsza ze wzgl^du na 

wykonywany w warunkach polskich przeszczep komorek macierzystych u niektorych 

chorych (brak danych dotycz^cych cz^stosci wykonywania przeszczepu), co powoduje 

brak akumulacji pacjentow kwalifikuj^cych si^ do leczenia ekulizumabem z poprzednich 

lat. Duzy odsetek nowych pacjentow w kolejnych latach moze wynikac z leczenia 

chorych na wczesniejszych etapach bez czekania na moment, w ktorym przeszczep 

komorek macierzystych jest niezb^dny. 

Populacji chorych z aHUS kwalifikuj^cych si^ do leczenia ekulizumabem oszacowano na 

chorych w pierwszym roku i chorych w drugim roku (zrodlo: Ekulizumab 

(Soliris®) w leczeniu atypowego zespoiu hemolityczno-mocznicowego (aHUS). Analiza 

wpiywu na budzet, pazdziernik 2015). 

Podsumowanie oszacowanej liczebnosci populacji chorych, u ktorych technologia moze 

bye zastosowana przedstawiono w tabeli ponizej. 
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Tab. 3. Liczebnosc populacji obejmuj^cej wszystkich pacjentow, u ktorych technologia moze bye 
zastosowana. 

Rok 

Liczebnosc populacji 

3.1.2 Populacja docelowa 

Populacji docelow^ zdefiniowano jako populacji chorych z napadow^ nocn^ 

hemoglobinuri^ kwalifikuj^cych si^ do leczenia ekulizumabem. 

Zgodnie z zapisami programu lekowego kryteria kwalifikacji chorych do programu 

leczenia nocnej napadowej hemoglobinurii obejmuj^ zdiagnozowan^ nocn^ napadow^ 

hemoglobinuri^ z obecnosci^ klonu PNH >1% oznaczonych w badaniu cytometrii 

przeplywowej i co najmniej jeden z ponizszych: 

1) objawy hemolizy zwi^zane z PNH oraz fl^cznie): 

- aktywnosci^ dehydrogenazy mleczanowej (LDH) >1,5 razy gorna granica 

normy, 

- co najmniej jedno z powiklah zwi^zanych z hemolizy, np.: niewydolnosc nerek, 

nadcisnienie phicne, znaczne zm^czenie ocenione wg FACIT uposledzaj^ce 

codzienn^ aktywnosc; 

2) zakrzepica lub powazne zdarzenie naczyniowe w tym zakrzepowe zapalenie zyl 

gl^bokich/zakrzepica zyl gl^bokich, zator t^tnicy plucnej, zdarzenia mozgowo- 

naczyniowe, amputacji, zawal mi^snia sercowego, przemijaj^cy napad 

niedokrwienny, niestabilna dlawica piersiowa, zakrzepica zyly nerkowej, 

zakrzepica zyl krezkowej, zakrzepica zyty wrotnej, zgorzel, ostre zamkni^cia 

naczyh obwodowych; 

3) ci^za. 

Zgodnie z opini^ polskich ekspertow klinicznych (patrz rozdz. 3.1.1) w Polsce jest^^| 

chorych z PNH. sposrod tych chorych kwalifikuje si§ do leczenia ekulizumabem. 

Liczba chorych kwalifikuj^cych si^ do leczenia ekulizumabem b^dzie wzrastala o 

chorych rocznie. 

Podsumowanie oszacowanej liczebnosci populacji docelowej przedstawiono w tabeli 

ponizej. 

Tab. 4. Liczebnosc populacji. 

Rok 

Liczebnosc populacji, PNH 
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3.1.3 Populacja, w ktorej technologia jest obecnie stosowana 

Zgodnie z opini^ 

ekulizumab nie jest obecnie stosowany u chorych z PNH (brak danych dotycz^cych 

chorych leczonych ekulizumab em na wlasny koszt). 

Ekulizumab nie jest obecnie stosowany w populacji chorych z aHUS (zrodlo: Ekulizumab 

(Soliris®) w leczeniu atypowego zespoiu hemolityczno-mocznicowego (aHUS). Analiza 

wpfywu na budzet, pazdziernik 2015). 

Podsumowanie oszacowanej liczebnosci populacji, w ktorej technologia jest obecnie 

stosowana przedstawiono w tabeli ponizej. 

Tab. 5. Liczebnosc populacji, w ktorej technologia jest obecnie stosowana. 

Rok I 

Liczebnosc populacji 0 

PNH 0* 

aHUS Q** 

* brak danych dotyczqcych choiych leczonych ekulizumabem na wlasny koszt; ** zrodlo: Ekulizumab 
(Soliris®) w leczeniu atypowego zespoiu hemolityczno-mocznicowego (aHUS). Analiza wpiywu na budzet, 
pazdziern ik 20 IS. 

3.1.4 Populacja, w ktorej technologia b^dzie stosowana przy 

zalozeniu, ze minister wlasciwy do spraw zdrowia wyda 

decyzj^ o obj^ciu refundacjq 

Zaiozono, ze wszyscy chorzy kwalifikuj^cy si^ do leczenie ekulizumabem rozpoczn^ 

terapi^ w pierwszym roku po wprowadzeniu finansowania leku w ramach programu 

lekowego. 

Podsumowanie oszacowanej liczebnosci populacji, w ktorej technologia b^dzie 

stosowana przy zalozeniu, ze minister wlasciwy do spraw zdrowia wyda decyzj^ o 

obj^ciu refundacj^ przedstawiono w tabeli ponizej. 

Tab. 6. Liczebnosc populacji, w ktorej technologia b^dzie stosowana przy zalozeniu, ze minister 
wlasciwy do spraw zdrowia wyda decyzj^ o obj^ciu refundacjq. 

Rok I II 

Liczebnosc populacji, PNH ■ 
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3.1A.1 Scenariusz minimalny 

W scenariuszu minimalnym przyj^to najmniejsz^ liczebnosc populacji oszacowan^ 

przez polskich ekspertow klinicznych (patrz rozdz. 3.1.1). 

Podsumowanie oszacowanej w scenariuszu minimalnym liczebnosci populacji, w ktorej 

technologia b^dzie stosowana przy zalozeniu, ze minister wlasciwy do spraw zdrowia 

wyda decyzj§ o obj^ciu refundacj^ przedstawiono w tabeli ponizej. 

Tab. 7. Liczebnosc populacji w scenariuszu minimalnym. 

Rok 

Liczebnosc populacji, PNH 

3.1.4.2 Scenariusz maksymalny 

W scenariuszu maksymalnym przyj^to najwi^ksz^ liczebnosc populacji oszacowan^ 

przez polskich ekspertow klinicznych (patrz rozdz. 3.1.1). 

Podsumowanie oszacowanej w scenariuszu maksymalnym liczebnosci populacji, w 

ktorej technologia b^dzie stosowana przy zalozeniu, ze minister wlasciwy do spraw 

zdrowia wyda decyzj§ o obj^ciu refundacj^ przedstawiono w tabeli ponizej. 

Tab. 8. Liczebnosc populacji w scenariuszu maksymalnym. 

Rok 

Liczebnosc populacji, PNH 

3.1.5 Podsumowanie 

Podsumowanie rocznych liczebnosci populacji przedstawiono w tabeli ponizej. 

Tab. 9. Liczebnosci populacji - podsumowanie oszacowah. 

Populacja I rok II rok Rozdzial 

Liczebnosc populacji, w ktorej technologia moze bye 
stosowana 

PNH 

aHUS** 

3.1.1 

Liczebnosc populacji docelowej 

PNH 
3.1.2 

Liczebnosc populacji, w ktorej technologia jest obecnie 
stosowana 

PNH 

aHUS** 

0* 

0 

3.1.3 
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Populacja I rok II rok Rozdziai 

Liczebnosc populacji, w ktorej technologia b^dzie 
stosowana przy zatozeniu, ze minister wtasciwy do spraw 
zdrowia wyda decyzja o obj^ciu refundacja 

PNH, analiza podstawowa ■ ■ 3.1.4 

PNH, scenariusz minimalny ■ ■ 

PNH, scenariusz maksymalny ■ ■ 
* brak danych dotyczqcych choiych leczonych ekulizumabem na wtasny koszt; ** zrodto: Ekulizumab 
(Soliris®) w leczeniu atypowego zespoiu hemolityczno-mocznicowego (aHUS). Analiza wpfywu na budzet, 
pazdziern ik2015. 

3.2 Horyzont czasowy analizy 

W analizie przyj^to 2-letni horyzont czasowy obserwacji, maj^c na uwadze, ze decyzja 

o obj^ciu refundacj^ podejmowana jest na okres 2 lat. Uznano, ze przyj^ty horyzont 

czasowy b^dzie wystarczaj^cy do osi^gni^cia rownowagi rynku. Zabozony horyzont 

czasowy jest zgodny z Wytycznymi oceny technologii medycznych (HTA) Agencji Oceny 

Technologii Medycznych.6 

Zgodnie z rozporz^dzeniem Ministra Zdrowia dotycz^cym minimalnych wymagah, 

horyzont czasowy wbasciwy dla analizy wpiywu na budzet powinien obejmowac 

perspektyw^ czasowy, w ktorej szacowane s^ wydatki podmiotu zobowi^zanego do 

finansowania swiadczeh ze srodkow publicznych, zwi^zane ze stosowaniem 

wnioskowanej technologii, obejmuj^c^ przewidywany przedziab czasu wystarczaj^cy do 

ustalenia rownowagi na rynku i nie krotszy niz 2 lata od zajscia zmiany wynikaj^cej 

z wydania przez ministra wlasciwego do spraw zdrowia decyzji o obj^ciu refundacj^.2 

3.3 Perspektywa 

Zgodnie z Wytycznymi oceny technologii medycznych (HTA) Agencji Oceny Technologii 

Medycznych analiza powinna uwzgl^dniac giownie perspektyw^ pbatnika za 

swiadczenia zdrowotne.6 Zgodnie z rozporz^dzeniem Ministra Zdrowia dotycz^cym 

minimalnych wymagah, analiza wpiywu na budzet jest przeprowadzana z perspektywy 

podmiotu zobowi^zanego do finansowania swiadczeh ze srodkow publicznych.2 

Analizy przeprowadzono z perspektywy Narodowego Funduszu Zdrowia (NFZ). 

3.4 Scenariusze 

3.4.1 Scenariusz istniejqcy 

Scenariusz istniejqcy zdefiniowano jako brak stosowania ekulizumabu przez chorych 

z PNH. Zaiozono, ze wszyscy chorzy s^ leczeni najlepszym leczeniem wspomagaj^cym 

(ang. best supportive care, BSC). 
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Scenariusz istniej^cy przedstawia ilosciow^ prognoz^ liczby chorych i rocznych 

wydatkow podmiotu zobowi^zanego do finansowania swiadczen ze srodkow 

publicznych, jakie b^d^ ponoszone na leczenie pacjentow w stanie klinicznym 

wskazanym we wniosku, z wyszczegolnieniem skladowej wydatkow stanowi^cej 

refundacj^ ceny wnioskowanej technologii, przy zalozeniu, ze minister wlasciwy do 

spraw zdrowia nie wyda decyzji o obj^ciu refundacj^. 

3.4.2 Scenariusz nowy 

W scenariuszu nowym przyj^to wprowadzenie finansowania ekulizumabu (Soliris®, 

Alexion) w ramach dedykowanego programu lekowego w populacji chorych z PNH. 

Scenariusz nowy przedstawia ilosciow^ prognoz^ liczby chorych i rocznych wydatkow 

podmiotu zobowi^zanego do finansowania swiadczen ze srodkow publicznych, jakie 

b^d^ ponoszone na leczenie pacjentow w stanie klinicznym wskazanym we wniosku, 

z wyszczegolnieniem skfadowej wydatkow stanowi^cej refundacj^ ceny wnioskowanej 

technologii, przy zafozeniu, ze minister wfasciwy do spraw zdrowia wyda decyzji 

o obj^ciu refundacj^. 

3.5 Parametry 

Analiz§ wpfywu na budzet przeprowadzono z uwzgl^dnieniem: 

• u chorych leczonych ekulizumabem: 

o dawkowania ekulizumabu, 

o kosztow nabycia substancji czynnej, 

o kosztow kwalifikacji do programu, 

o kosztow szczepienia, 

o kosztow podania ekulizumabu; 

• u chorych leczonych ekulizumabem lub najlepszym leczeniem wspomagaj^cym: 

o liczebnosci populacji chorych kwalifikuj^cych si§ do leczenia 

ekulizumabem/najlepszym leczeniem wspomagaj^cym, 

o kosztow monitorowania leczenia, 

o bezposrednich kosztow medycznych transfuzji, zakrzepicy i schytkowej 

niewydolnosci nerek. 

W ramach analizy podstawowej (porownuj^cej scenariusz istniej^cy i nowy) koszt 

najlepszego leczenia wspomagaj^cego oszacowano w oparciu o model ekonomiczny 

(analizy kosztow-konsekwencji). Uwzgl^dniono sredni koszt stosowania najlepszego 

leczenia wspomagaj^cego z dwoch pierwszych lat w ramieniu najlepszego leczenia 

wspomagaj^cego w modelu (dokument elektroniczny; srednia wartosc komorek 

AS13:AS14 w arkuszu 'markov_SOC' w modelu ekonomicznym). Koszt ten uwzgl^dnia 

koszty transfuzji, leczenia zakrzepicy i schyfkowej niewydolnosci nerek u chorych 

leczonych najlepszym leczeniem wspomagaj^cym. U chorych leczonych ekulizumabem 

rowniez uwzgl^dniono koszt transfuzji, zakrzepicy i schyfkowej niewydolnosci nerek na 
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podstawie wynikow modelu ekonomicznego (dokument elektroniczny; srednia wartosc 

komorek AS13:AS14 w arkuszu 'markov_ecu' w modelu ekonomicznym). 

Dodatkowo przedstawiono wyniki bez uwzgl^dnienia zakrzepicy i schykkowej 

niewydolnosci nerek u chorych leczonych ekulizumabem i najlepszym leczeniem 

wspomagaj^cym (scenariusz „alternatywny"; patrz rozdz. 3.5.7.2). 

3.5.1 Dawkowanie 

Zgodnie z Charakterystyk^ Produktu Leczniczego (ChPL) schemat dawkowania 

u doroslych (w wieku >18 lat) przy PNH obejmuje 4-tygodniow^ faz^ leczenia 

pocz^tkowego, a nast^pnie faz^ leczenia podtrzymuj^cego. 

• faza leczenia pocz^tkowego: dawka 600 mg ekulizumabu, podawana w infuzji 

dozylnej trwaj^cej 25-45 minut, co tydzien przez pierwsze 4 tygodnie; 

• faza leczenia podtrzymuj^cego: dawka 900 mg ekulizumabu, podawana w infuzji 

dozylnej trwaj^cej 25-45 minut w pi^tym tygodniu, a nast^pnie dawka 900 mg 

podawana w infuzji dozylnej trwaj^cej 25-45 minut co 14 ± 2 dni.5 

Zafozono podawanie ekulizumabu co 14 dni w ramach leczenia podtrzymuj^cego, 

zgodnie z Charakterystyk^ Produktu Leczniczego. 

Dzieci i mfodziez z PNH o masie ciafa > 40 kg leczeni zgodnie z odpowiednimi 

zaleceniami dotycz^cymi dawkowania jak w przypadku pacjentow doroslych.5 

U dzieci i mlodziezy z PNH o masie ciala ponizej 40 kg schemat dawkowania 

ekulizumabu jest nast^puj^cy: 

Tab. 10. Schemat dawkowania ekulizumabu u dzieci i mlodziezy o masie ciala ponizej 40 kg.5 

Masa ciala Faza leczenia 
poczatkowego 

Faza leczenia podtrzymujqcego 

Od 30 do <40 kg 600 rag co tydzien x 2 900 mg w 3. tygodniu; nast^pnie 900 mg co 2 tygodnie 

Od 20 do <30 kg 600 rag co tydzien x 2 600 mg w 3. tygodniu; nast^pnie 600 mg co 2 tygodnie 

Od 10 do <20 kg 600 rag co tydzien x 1 300 mg w 2. tygodniu; nast^pnie 300 mg co 2 tygodnie 

Od 5 do <10 kg 300 rag co tydzien x 1 300 mg w 2. tygodniu; nast^pnie 300 mg co 3 tygodnie 

Szacuje si^, ze chorzy w wieku <18 lat stanowi^ okolo wszystkich chorych z PNH. 
7,8,9,10 2e wzgl^du na fakt, ze dzieci i mlodziez o masie ciala ponizej 40 kg stanowi^ mniej 

niz analizowanej populacji, w analizie zalozono, ze wszyscy chorzy b^d^ 

przyjmowac ekulizumab zgodnie z dawkowaniem dla osob doroslych. 

Zastosowane podejscie stanowi konserwatywne zalozenie analizy, gdyz brak 

uwzgl^dnienia nizszych dawek ekulizumabu stosowanych przez dzieci i mlodziez o 
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masie ciala ponizej 40 kg powoduje przeszacowanie kosztow zwi^zanych z refundacj^ 

leku. 

Bior^c pod uwag§ opisane powyzej dawkowanie ekulizumabu, l^czna liczba fiolek 

stosowanych przez chorych wynosi 80 w pierwszym roku oraz 78 w kolejnych latach, po 

uwzgl^dnieniu: 

• stosowania 2 fiolek w tygodniu w ci^gu pierwszych 4 tygodni podczas fazy 

leczenia pocz^tkowego; 

• stosowania 3 fiolek co 2 tygodnie podczas fazy leczenia podtrzymuj^cego. 

Zafozono, ze chorzy rozpoczynaj^cy i przerywaj^cy leczenie w danym roku b^d^ 

stosowali leczenie ekulizumabem srednio przez 6 miesi^cy w roku (41 dawek w 

przypadku rozpocz^cia leczenia i 39 dawek w przypadku przerwania leczenia; korekta 

pofowy cyklu). 

Zaleca si§ stosowanie ekulizumabu przez cafy okres zycia pacjenta, chyba ze przerwanie 

leczenia jest wskazane ze wzgl^dow klinicznych.5 

Odsetki chorych przerywaj^cych leczenie ekulizumabem w kolejnych latach przyj^to 

zgodnie z danymi z rynku holenderskiego (dane nieopublikowane). Odsetki zostafy 

zweryfikowane przez eksperta klinicznego 

Tab. 11. Odsetki chorych przerywajqcych leczenie ekulizumabem. 

3.5.2 Koszt jednostkowy substancji czynnej 

W analizie cen§ ex-factory 1 fiolki ekulizumabu (300 mg) przyj^to na poziomie 

PLN. Po uwzgl^dnieniu podatku VAT (8%) oraz marzy hurtowej (^|), cen§ 

hurtow^ brutto 1 fiolki ekulizumabu (300 mg) przyj^to na poziomie PLN. 

Tab. 12. Cena ekulizumabu. 

Opakowanie 

1 fiolka (300 mg) 

Cena ex-factory, PLN Urz^dowa cena zbytu, PLN Cena hurtowa brutto, PLN 

3.5.3 Koszt kwalifikacji do programu 

Koszt kwalifikacji do programu lekowego oszacowano w oparciu o zaf^cznik 1 do 

Zarz^dzenia Nr 21/2015/DGL Prezesa Narodowego Funduszu Zdrowia z dnia 30 
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kwietnia 2015 r.11 Zgodnie z Zarz^dzeniem wycena punktowa kwalifikacji i weryfikacji 

leczenia w chorobach ultrarzadkich wynosi 6,25 pkt. Wartosc punktu przyj^to zgodnie 

z Informatorem o zawartych umowach.12 

Koszt kwalifikacji do programu lekowego przedstawiono w ponizszej tabeli. Koszt 

kwalifikacji do programu lekowego oszacowano na 325,00 PLN z perspektywy NFZ. 
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Tab. 13. Koszt kwalifikacji do programu. 

Kod swiadczenia Nazwa 
swiadczenia 

Wycena Wartosc punktu, PLN 
punktowa 

5.08.07.0000007 Kwalifikacja i 6,25 52 
weryfikacja 
leczenia w 
chorobach 
ultrarzadkich 
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Koszt jednostkowy Odsetek Koszt kwalifikacji Koszt kwalifikacji 
dla NFZ, PLN chorych, % dla NFZ, PLN dla pacjenta, PLN 

325 100% 325 0 
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3.5.4 Koszt szczepienia 

Nie nalezy rozpoczynac leczenia ekulizumabem u pacjentow z PNH: 

• z niewyleczonym zakazeniem Neisseria meningitidis, 

• ktorzy nie maj^ aktualnego szczepienia przeciwko Neisseria meningitidis.5 

Ze wzgl^du na mechanizm dziaiania, stosowanie ekulizumabu zwi^ksza podatnosc 

pacjentow na zakazenie dwoinkami zapalenia opon mozgowych [Neisseria meningitidis). 

U pacjentow tych moze wyst^powac ryzyko zakazenia przez nietypowe grupy 

serologiczne (zwlaszcza Y, W135 i X), chociaz moze tez wyst^pic zakazenie 

meningokokami jakiejkolwiek innej grupy serologicznej. W celu zmniejszenia ryzyka 

zakazenia, kazdego pacjenta nalezy zaszczepic na co najmniej 2 tygodnie przed 

podaniem ekulizumabu. Zdecydowanie zaleca si^ tetrawalentne szczepionki przeciwko 

serotypom A, C, Y i W135, w miar^ mozliwosci szczepionki skoniugowane.5 

Szczepionki przeciwko Neisseria meningitidis nie s^ refundowane w Polsce. Koszt 

szczepionek ponoszony jest wyl^cznie przez pacjenta (koszt 0 PLN z perspektywy NFZ). 

Koszt szczepionek przeciwko Neisseria meningitidis oszacowano na podstawie indeksu 

lekow (http://indeks.mp.pl/leki/). Uwzgl^dniono jedynie serotypy rekomendowane 

w ChPL. Sredni koszt szczepionki przeciwko Neisseria meningitidis przedstawiono w 

tabeli ponizej. 

Za-lozono podanie szczepionki w ramach wizyty u lekarza POZ, co nie jest zwi^zane 

z dodatkowymi kosztami. 

Tab. 14. Koszt szczepionek przeciwko Neisseria meningitidis. 

Nazwa handlowa Koszt szczepionki dla Koszt szczepionki dla 
NFZ, PLN pacjenta, PLN 

Szczepionka przeciw Neisseria meningitidis C, sprz^zona 

Meningitec 0 138,40 

NeisVac-C 0 157,65 

Szczepionka przeciw Neisseria meningitidis A + szczepionka przeciw Neisseria meningitidis C 

MENiNGOA+C 0 135,26 

Szczepionka przeciw Neisseria meningitidis A + szczepionka przeciw Neisseria meningitidis C + 
szczepionka przeciw Neisseria meningitidis W135 + szczepionka przeciw Neisseria meningitidis Y 

Menveo 0 205,11 

Nimenrix 0 236,29 

Sredni koszt szczepionki 0 168,00 
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3.5.5 Koszt podania ekulizumabu 

Koszt podania ekulizumabu oszacowano w oparciu o zal^cznik 1 do Zarz^dzenia Nr 

21/2015/DGL Prezesa Narodowego Funduszu Zdrowia z dnia 30 kwietnia 2015 r.11 

Zgodnie z Zarz^dzeniem wycena punktowa przyj^cia pacjenta w trybie ambulatoryjnym 

zwi^zanego z wykonaniem programu wynosi 2 pkt, natomiast hospitalizacji zwi^zanej 

zwykonaniem programu (lub hospitalizacji w trybie jednodniowym zwi^zanej 

z wykonaniem programu) - 9 pkt. Wartosc punktu przyj^to zgodnie z Informatorem 

o zawartych umowach.12 Odsetki pacjentow otrzymuj^cych ekulizumab w trybie 

ambulatoryjnym i w ramach hospitalizacji przyj^to zgodnie z opini^ eksperta 

klinicznego 

Koszt podania ekulizumabu przedstawiono w ponizszej tabeli. Koszt podania 

ekulizumabu oszacowano na 195,00 PLN z perspektywy NFZ. 
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Tab. 15. Koszt podania ekulizumabu. 

Kod swiadczenia Nazwa swiadczenia Wycena Wartosc punktu, 
punktowa PLN 

5.08.07.0000004 Przyj^cie pacjenta w trybie 2 
ambulatoryjnym zwiqzane z 
wykonaniem programu 

52 

5.08.07.0000001 

/5.08.07.0000003 

Hospitalizacja zwiqzana z 9 
wykonaniem programu/ 
Hospitalizacja w tiybie 
jednodniowym zwi^zana z 
wykonaniem programu 

52 

Sredni koszt podania ekulizumabu 

* odsetki chorych zgodnie z opini^ eksperta klinicznego 

(Soliris®) w leczeniu napadowej nocnej hemoglobinurii - analiza wptywu na budzet 

Koszt 
jednostkowy 
dla NFZ, PLN 

Odsetki 
chorych* % 

Koszt podania 
leku dla NFZ, PLN 

Koszt podania 
leku dla pacjenta, 
PLN 

195 0 
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3.5.6 Koszt monitorowania leczenia 

Zgodnie z Charakterystyk^ Produktu Leczniczego nalezy obserwowac, czy u pacjentow 

z PNH nie wyst^puj^ objawy przedmiotowe i podmiotowe hemolizy 

wewn^trznaczyniowej, w tym kontrolowac aktywnosc dehydrogenazy mleczanowej 

(LDH) w surowicy. U pacjentow z PNH leczonych ekulizumabem nalezy kontrolowac 

wyst^pienie hemolizy wewn^trznaczyniowej, mierz^c aktywnosc LDH.5 

Koszt monitorowania leczenia u chorych leczonych BSC przyj^to zgodnie z opini^ 

eksperta klinicznego 

Zuzycie zasobow zgodnie z opini^ eksperta przedstawiono w tabeli ponizej. Koszt wizyt 

specjalistycznych oszacowano w oparciu o zal^cznik 5a do Zarz^dzenia Nr 

79/2014/DGL Prezesa Narodowego Funduszu Zdrowia z dnia 5 grudnia 2014 r.13 

Zgodnie z Zarz^dzeniem wycena punktowa swiadczenia specjalistycznego 1-go typu 

(Wll) wynosi 3,5 pkt, natomiast swiadczenia specjalistycznego 2-go typu (W12) - 7,0 

pkt. Wartosc punktu przyj^to zgodnie z Informatorem o zawartych umowach 

(ambulatoryjna opieka specjalistyczna - swiadczenia w zakresie hematologii - srednia 

wartosc punktu w 5 osrodkach o najwyzszej sumarycznej kwocie zobowi^zah z roznych 

wojewodztw).12 

Koszt monitorowania leczenia BSC przedstawiono w ponizszej tabeli. Koszt 

monitorowania leczenia BSC oszacowano na 552,27 PLN z perspektywy NFZ. 
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Tab. 16. Roczny koszt monitorowania leczenia BSC. 

Nazwa swiadczenia 
Wycena 
punktowa 

Wartosc punktu, PLN 
Koszt 
jednostkowy 
dla NFZ, PLN 

Liczba w 
roku, n 

Odsetek 
chorych, % 

Koszt 
monitorowania 
dla NFZ, PLN 

Koszt 
monitorowania 
dla pacjenta, 
PLN 

W11 Swiadczenie specjalistyczne 
1-go typu 

3,5 10,18 35,63 12,5* 100% 445,38 0 

W12 Swiadczenie specjalistyczne 
2-go typu 

7 10,18 71,26 1,5** 100% 106,89 0 

Cytometria przepiywowa*** - - - 0 100% - - 

Sredni koszt monitorowania leczenia 552,27 0 

* zakres: 10-15; ** zakres: 1-2; *** zgodnie z opiniq eksperta klinicznego nie ma osobnej procedury rozliczenia cytometrii przeplywowej. 
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Jako koszt monitorowania leczenia ekulizumabem przyj^to sredni koszt monitorowania 

w innych programach lekowych dotycz^cych chorob ultrarzadkich. Koszt 

monitorowania leczenia w innych programach lekowych dotycz^cych chorob 

ultrarzadkich oszacowano w oparciu o zal^cznik 2 do Zarz^dzenia Nr 21/2015/DGL 

Prezesa Narodowego Funduszu Zdrowia z dnia 30 kwietnia 2015 r.11 Zgodnie z 

Zarz^dzeniem srednia wycena punktowa monitorowania leczenie dla chorob 

ultrarzadkich wynosi 44,95 pkt. Wartosc punktu przyj^to zgodnie z Informatorem o 

zawartych umowach.12 

Koszt monitorowania leczenia ekulizumabem przedstawiono w ponizszej tabeli. Koszt 

monitorowania leczenia ekulizumabem oszacowano na 2 337,64 PLN z perspektywy 

NFZ. 
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Tab. 17. Roczny koszt monitorowania leczenia ekulizumabem. 

Kod swladczenia Nazwa swladczenia 
Wycena 
punktowa 

Srednia 
wycena Wartosc punktu, PLN 

Koszt Koszt 
monitorowania monitorowania 

punktowa dla NFZ, PLN dla pacjenta, PLN 

5.08.08.0000028 Hiperhomocysteinemia 62 

5.08.08.0000029 Choroba Pompego 36,5 

5.08.08.0000030 Choroba Gaucher'a 27 

5.08.08.0000031 Choroba Hurlera 24 

5.08.08.0000032 Mukopolisacharydoza typu II 46 

5.08.08.0000033 Mukopolisacharydoza typu IV 45 

5.08.08.0000067 Choroba Gaucher'a typu I 27 

5.08.08.0000069 
Wczesnodzieci^ca postac 
cystynozy nefropatycznej 

Diagnostyka w programie leczenia 

75 

44,95 52 2 337,64* 0 

5.08.08.0000075 przetoczeniami immunoglobulin 
wchorobach neurologicznych 

Diagnostyka w programie leczenia 

26 

5.08.08.0000076 
t^tniczego nadcisnienia ptucnego 

sildenafilem i epoprostenolem 
(TNP) - dorosli 

Diagnostyka w programie leczenia 

108 

5.08.08.0000077 
t^tniczego nadcisnienia ptucnego 
sildenafilem i epoprostenolem 
(TNP) - dzieci 

18 

* u chorych leczonych srednio przez pot roku uwzgl^dniono 1/2 kosztu monitorowania. 
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3.5.7 Koszty transfuzji i pozostale koszty 

3.5.7.1 Analiza podstawowa 

W ramach analizy podstawowej (porownuj^cej scenariusz istniej^cy i nowy) koszt 

najlepszego leczenia wspomagaj^cego (BSC) oszacowano w oparciu o model 

ekonomiczny (analizy kosztow-konsekwencji). Uwzgl^dniono sredni koszt stosowania 

BSC z dwoch pierwszych lat w ramieniu BSC w modelu (dokument elektroniczny; 

srednia wartosc komorek AS13:AS14 w arkuszu 'markov_SOC' w modelu 

ekonomicznym). Koszt ten uwzgl^dnia koszty transfuzji, leczenia zakrzepicy i 

schyfkowej niewydolnosci nerek u chorych leczonych najlepszym leczeniem 

wspomagaj^cym. U chorych leczonych ekulizumabem rowniez uwzgl^dniono koszt 

transfuzji, zakrzepicy i schyfkowej niewydolnosci nerek na podstawie wynikow modelu 

ekonomicznego (dokument elektroniczny; srednia wartosc komorek AS13:AS14 w 

arkuszu 'markov_ecu' w modelu ekonomicznym). 

Tab. 18. Roczny koszt transfuzji, zakrzepicy i schylkowej niewydolnosci nerek na podstawie 
modelu ekonomicznego. 

Leczenie BSC, PLN Leczenie ekulizumabem, PLN 

6 332 1 320 

3.5.7.2 Scenariusz alternatywny 

Dodatkowo, jako scenariusz „alternatywny", przedstawiono wyniki bez uwzgl^dnienia 

zakrzepicy i schyfkowej niewydolnosci nerek u chorych leczonych ekulizumabem i BSC 

(w ramach scenariusza istniej^cego i nowego). 

Koszt transfuzji oszacowano w oparciu o zaf^cznik 3 do Zarz^dzenia Nr 81/2014/DGL 

Prezesa Narodowego Funduszu Zdrowia z dnia 5 grudnia 2014 r.14 Zgodnie 

z Zarz^dzeniem wycena punktowa za kazd^ dawk§ terapeutyczn^ przetoczenia 

koncentratu/ubogoleukocytarnego koncentratu krwinek czerwonych z aferezy wynosi 

21,37 pkt, natomiast wycena punktowa za kazd^ jednostk^ przetoczenia 

napromienianego i filtrowanego koncentratu krwinek czerwonych - 5,56 pkt. Wartosc 

punktu przyj^to zgodnie z Informatorem o zawartych umowach.12 Odsetki 

poszczegolnych rodzajow transfuzji przyj^to zgodnie z opini^ eksperta klinicznego 

Koszt transfuzji przedstawiono w ponizszej tabeli. Koszt transfuzji oszacowano na 

466,19 PLN z perspektywy NFZ. 
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Tab. 19. Koszttransfuzji. 

Kod swiadczenia Nazwa swiadczenia Wycena 
punktowa 

Wartosc punktu, PLN Koszt 
jednostkowy 
dla NFZ, PLN 

Udzial w 
transfuzjach,*** % 

Koszt 
transfuzji dla 
NFZ, PLN 

Koszt transfuzji 
dla pacjenta, PLN 

5.53.01.0000942 

Przetoczenie 
koncentratu/ 
ubogoleukocytarnego 
koncentratu krwinek 
czerwonych z aferezy 

21,37* 52 1 111,24 22% 239,34 0 

5.53.01.0001373 
Przetoczenie 
napromienianego i 
filtrowanego KKCz 

5,56** 52 289,12 78% 226,85 0 

Sredni koszt transfuzji 466,19 
1 

za kazd^ dawkq; terapeutyczn^; ** za kazd^ jednostk^; *** zgodnie z opini^ eksperta klinicznego 
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Koszt podania przetoczen oszacowano w oparciu o zal^cznik 2 do Zarz^dzenia Nr 

81/2014/DGL Prezesa Narodowego Funduszu Zdrowia z dnia 5 grudnia 2014 r.14 

Zgodnie z Zarz^dzeniem wycena punktowa hospitalizacji zwi^zanej z przetoczeniem 

krwi, produktow krwiopochodnych w tym immunoglobulin wynosi 5 pkt. Wartosc 

punktu przyj^to zgodnie z Informatorem o zawartych umowach.12 

Koszt podania przetoczen przedstawiono w ponizszej tabeli. Koszt jednego podania 

przetoczenia oszacowano na 260,00 PLN z perspektywy NFZ. Zalozono, ze u chorych 

leczonych ekulizumabem transfuzje b^d^ wykonywane w ramach wizyty zwi^zanej 

zpodaniem ekulizumabu (brak dodatkowych kosztow podania transfuzji). U chorych 

leczonych BSC uwzgl^dniono jedn^ hospitalizacji zwi^zan^ z podaniem transfuzji 

rocznie. 
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Tab. 20. Koszt podania transfuzji. 

Kod swiadczenia Nazwa swiadczenia Wycena 
punktowa 

Wartosc punktu, PLN 

Hospitalizacja 
zwiqzana z 
przetoczeniem krwi, 

5.52.01.0001464 produktow 5 52 
krwiopochodnych w 
tym 
immuno globulin 

(Soliris®) w leczeniu napadowej nocnej hemoglobinurii - analiza wplywu na budzet 

Koszt Koszt podania transfuzji Koszt podania transfuzji 
jednostkowy dla NFZ, PLN dla pacjenta, PLN 
dla NFZ, PLN 

260 260 0 
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Czqstosc transfuzii u chorych leczonych BSC przyj^to zgodnie z badaniem Hillmen 

201315 (analiza badan klinicznych dla ekulizumabu) jako 4,38 jednostek rocznie. 

Dowody naukowe wykazaly, ze leczenie ekulizumabem redukuje zapotrzebowanie na 

transfuzje u chorych z PNH. W publikacji Hillmen 2013 przedstawiono 3-letni^ 

obserwacj^ chorych leczonych ekulizumabem w badaniach TRIUMPH i SHEPHERD. Na 

pocz^tku badania 164 z 195 chorych (84,1%) otrzymywalo transfuzje - srednio 5,3 

jednostek. Po 12 miesi^cach 62 z 195 chorych (31,8%) otrzymywafo transfuzje - 

srednio 4,6 jednostek, co stanowi redukcj^ zapotrzebowania na transfuzje o 67,2% po 

roku terapii. Po 36 miesi^cach 7 z 195 chorych (3,6%) chorych otrzymywafo transfuzje 

- srednio 2,4 jednostek.15 Redukcja zapotrzebowania na transfuzje wynosifa zatem 

67,2% po pierwszym roku oraz 98,1% po 3 latach. 

Powyzsze odsetki wykorzystano do oszacowania liczby jednostek stosowanych u 

chorych leczonych ekulizumabem poprzez przeskalowanie raportowanego sredniego 

zapotrzebowania na transfuzje u chorych leczonych BSC (4,38 jednostek rocznie). Dla 

pierwszego i drugiego roku analizy u chorych leczonych ekulizumabem zafozono 

zapotrzebowanie mniejsze o 67,2%, zgodnie z ponizsz^ tabel^. 

Tab. 21. Cz^stosc transfuzji (liczba jednostek na rok). 

Leczenie I rok II rok 

BSC 4,38 4,38 

Ekulizumab 1,44 1,44 
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3.6 Podsumowanie zalozen i parametrow 

Zalozenia, na podstawie ktorych dokonano oszacowan oraz kalkulacji: 

• W analizie przyj^to 2-letni horyzont czasowy obserwacji. 

• Analiz^ przeprowadzono z perspektywy podmiotu zobowi^zanego do 

finansowania swiadczen ze srodkow publicznych, tj. Narodowego Funduszu 

Zdrowia (NFZ). 

• Scenariusz istniej^cy zdefiniowano jako brak stosowania ekulizumabu przez 

chorych z PNH. Zalozono, ze wszyscy chorzy leczeni BSC. 

• W scenariuszu nowym przyj^to wprowadzenie finansowania ekulizumabu 

(Soliris®, Alexion) w ramach dedykowanego programu lekowego w populacji 

chorych z PNH. 

• Liczebnosc populacji oszacowano na podstawie opinii pi^ciu polskich ekspertow 

klinicznych. 

• Analiz^ wplywu na budzet przeprowadzono z uwzgl^dnieniem liczebnosci 

populacji docelowej, dawkowania ekulizumabu, kosztow nabycia substancji 

czynnej, kosztow kwalifikacji do programu, kosztow szczepienia, kosztow 

podania ekulizumabu (u chorych leczonych ekulizumab em), kosztow 

monitorowania leczenia oraz kosztow transfuzji, zakrzepicy i schyfkowej 

niewydolnosci nerek (u chorych leczonych ekulizumabem i BSC). 

• W ramach analizy podstawowej (porownuj^cej scenariusz istniej^cy i nowy) 

koszt transfuzji, zakrzepicy i schyfkowej niewydolnosci nerek przyj^to zgodnie 

z wynikami modelu ekonomicznego. Dodatkowo, jako scenariusz „alternatywny", 

przedstawiono wyniki bez uwzgl^dnienia bezposrednich kosztow medycznych 

zakrzepicy i schyfkowej niewydolnosci nerek u chorych leczonych ekulizumabem 

iBSC. 

• Zafozono, ze wszyscy chorzy kwalifikuj^cy si^ do leczenia ekulizumabem 

rozpoczn^ leczenie w pierwszym roku trwania programu. Chorzy rozpoczynaj^cy 

leczenie ekulizumabem w danym roku b^d^ przyjmowac terapi^ srednio przez 6 

miesi^cy w roku (41 dawek; korekta pofowy cyklu). Do czasu rozpocz^cia 

leczenia ekulizumabem chorzy b^d^ leczeni BSC. 

• Zafozono, ze wszyscy chorzy leczeni ekulizumabem b^d^ przyjmowac lek zgodnie 

z dawkowaniem dla osob dorosfych. Zafozono podawanie ekulizumabu co 14 dni 

w ramach leczenia podtrzymuj^cego, zgodnie z Charakterystyk^ Produktu 

Leczniczego. 

• Odsetki chorych przerywaj^cych leczenie ekulizumabem w kolejnych latach 

zostafy zweryfikowane przez eksperta klinicznego. 

• Zafozono, ze chorzy przerywaj^cy leczenie ekulizumabem w danym roku b^d^ 

przyjmowali terapi^ srednio przez 6 miesi^cy w roku (39 dawek). Po 

zakohczeniu terapii ekulizumabem chorzy b^d^ leczeni BSC. 
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• W analizie cen§ hurtow^ brutto 1 fiolki ekulizumabu (300 mg) przyj^to na 

poziomie 

• Koszt kwalifikacji do programu lekowego oszacowano w oparciu o zal^cznik 1 do 

Zarz^dzenia Nr 21/2015/DGL Prezesa Narodowego Funduszu Zdrowia z dnia 30 

kwietnia 2015 r. 

• Szczepionki przeciwko Neisseria meningitidis nie refundowane w Polsce. Koszt 

szczepionek ponoszony jest wyl^cznie przez pacjenta (koszt 0 PLN z 

perspektywy NFZ). Zalozono podanie szczepionki w ramach wizyty u lekarza 

POZ, co nie jest zwi^zane z dodatkowymi kosztami. 

• Koszt podania ekulizumabu oszacowano w oparciu o zal^cznik 1 do Zarz^dzenia 

Nr 21/2015/DGL Prezesa Narodowego Funduszu Zdrowia z dnia 30 kwietnia 

2015 r. Odsetki pacjentow otrzymuj^cych ekulizumab w trybie ambulatoryjnym 

i w ramach hospitalizacji przyj^to zgodnie z opini^ eksperta klinicznego. 

• Koszt monitorowania leczenia ekulizumabem przyj^to jako sredni koszt 

monitorowania w innych programach lekowych dotycz^cych chorob 

ultrarzadkich w oparciu o zal^cznik 2 do Zarz^dzenia Nr 21/2015/DGL Prezesa 

Narodowego Funduszu Zdrowia z dnia 30 kwietnia 2015 r. 

• Koszt monitorowania leczenia u chorych leczonych BSC przyj^to zgodnie z opini^ 

eksperta klinicznego (zuzycie zasobow). Koszt wizyt specjalistycznych 

oszacowano w oparciu o zal^cznik 5a do Zarz^dzenia Nr 79/2014/DGL Prezesa 

Narodowego Funduszu Zdrowia z dnia 5 grudnia 2014 r. 

• Koszt transfuzji (bez uwzgl^dnienia zakrzepicy i schylkowej niewydolnosci 

nerek) oszacowano w oparciu o zal^cznik 3 do Zarz^dzenia Nr 81/2014/DGL 

Prezesa Narodowego Funduszu Zdrowia z dnia 5 grudnia 2014 r. Odsetki 

poszczegolnych rodzajow transfuzji przyj^to zgodnie z opini^ eksperta 

klinicznego. 

• Koszt podania przetoczeh oszacowano w oparciu o zaf^cznik 2 do Zarz^dzenia Nr 

81/2014/DGL Prezesa Narodowego Funduszu Zdrowia z dnia 5 grudnia 2014 r. 

Zafozono, ze u chorych leczonych ekulizumabem transfuzje b^d^ wykonywane 

w ramach wizyty zwi^zanej z podaniem ekulizumabu (brak dodatkowych 

kosztow podania transfuzji). U chorych leczonych BSC uwzgl^dniono jedn^ 

hospitalizacji zwi^zan^ z podaniem transfuzji rocznie. 

• Czistosc transfuzji podczas leczenia ekulizumabem i BSC przyj^to zgodnie 

zbadaniem klinicznym. Ze wzgl^du na brak danych pochodz^cych 

z randomizowanych badah klinicznych dotycz^cych specyficznie docelowej 

populacji chorych (chorzy z PNH, niezaleznie od wczesniejszych przetoczeh lub 

bez przetoczeh), cz^stosc transfuzji dla chorych leczonych ekulizumabem i BSC 

oszacowano na podstawie danych dotycz^cych populacji chorych, u ktorych 

wykonywano przetoczenia. 

• Niepewne parametry zwi^zane z liczb^ chorych z PNH kwalifikuj^cych si^ do 

leczenia ekulizumabem w Polsce testowano w ramach scenariusza minimalnego i 
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maksymalnego (minimalna i maksymalna liczebnosc populacji docelowej 

oszacowana przez ekspertow klinicznych). Liczebnosci populacji oszacowane 

przez pi^ciu ekspertow klinicznych spojne, co podnosi wiarygodnosc danych 

uwzgl^dnionych w analizie. 

Zestawienie wartosci, na podstawie ktorych dokonano oszacowan oraz kalkulacji 

przedstawiono w tabeli ponizej. 

Tab. 22. Zestawienie wartosci, na podstawie ktorych dokonano oszacowah oraz kalkulacji.t 

Parametr Wartosc Zrodlo danych 

Population size 

Analiza podstawowa 

Scenariusz minimalny 

Scenariusz maksymalny 

Opinia ekspertow klinicznychft 

Opinia ekspertow klinicznychft 

Opinia ekspertow klinicznychft 

Cena 1 fiolki ekulizumabu 

Ekulizumab 300 mg, PEN 
— 

Dane Wnioskodawcy 

Zuzycie ekulizumabu, fiolki/rok 

Chorzy rozpoczynajqcy 
leczenie (1/2 roku) 

Chorzy kontynuujqcy 
leczenie (1 rok) 

Chorzy przerywajqcy 
leczenie (1/2 roku) 

41 

78 

39 

ChPL 

ChPL 

ChPL 

Przerwanie leczenia ekuiizumabem 

Odsetekchorych/rok j | w 1 roku, w II roki 

Zalozenie oparte na danych z rynku 
holenderskiego, odsetki zostaly 
zweiyfikowane przez polskiego 
eksperta klinicznego 

Koszt kwalifikacji do programu lekowego 

Koszt kwalifikacji do 
programu lekowego 

325 PLN 

Zalqcznik 1 do Zarzqdzenia Nr 
21/2015/DGL Prezesa NFZ z dnia 30 
kwietnia 2015 r.; 

Informator o umowach 

Koszt szczepienia 

Koszt szczepionki, PLN 0 

Indeks lekow 
(http: //indeks.rap.pl/leki/); 

uwzgl^dniono jedynie serotypy 
rekomendowane w ChPL 

Koszt podania ekulizumabu 
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Parametr Wartosc Zrodlo danych 

Odsetki chorych 75% wizyta ambulatoryjna 

otrzymujqcych lek w zwi^zana z wykonaniem 

ramach wizyty prograrau Opinia eksperta klinicznego* 
ambulatoryjnej i 25% hospitalizacja zwi^zana z 
hospitalizacji wykonaniem programu 

Zal^cznik 1 do Zarzqdzenia Nr 

Koszt podania 1 dawki 
ekulizumabu, PLN 

195 
21/2015/DGL Prezesa NFZz dnia 30 
kwietnia 2015 r; 

Informator o umowach 

Liczba podan ekiiliziimabu/rok 

Chorzy rozpoczynajacy 
15 ChPL 

leczenie (1/2 roku) 

Chorzy kontynuujqcy 
leczenie (1 rok) 

26 ChPL 

Chorzy przerywajqcy 
13 ChPL 

leczenie (1/2 roku) 

Koszt monitorowania leczenia ekulizumabem 

Sredni koszt monitorowania w innych 
programach dotycz^cych chord b 

Koszt monitorowania ultrarzadkich; 

leczenia ekulizumabem/rok, 2 337,64 Zalqcznik 2 do Zarz^dzenia Nr 
PLN 21/2015/DGL Prezesa NFZ zdnia 30 

kwietnia 2015 r.; 

Informator o umowach 

Koszt monitorowania leczenia BSC 

12,5** W 11 Swiadczenie 
specjalistyczne 1-go typu 

Liczba wizyt 
specjalistycznych /rok 

1,5*** W12 Swiadczenie 
specjalistyczne 2-go typu 

0 Cytometria przeplywowa 

Opinia eksperta klinicznego* 

Zal^cznik 5a do Zarz^dzenia Nr 

Koszt monitorowania 
552,27 

79/2014/DGL Prezesa NFZ z dnia 5 

leczenia BSC/rok, PLN grudnia 2014 r.; 

Informator o umowach 

Koszty trans fuzji i pozostale koszty 

Sredni koszt z dwdch pierwszych lat w 
Koszt BSC na podstawie ramieniu BSC w modelu (srednia 
modelu 6 332 wartosc komdrek AS13:AS14 w arkuszu 
ekonomicznego/rok, PLN 'markov_SOC' w modelu 

ekonomicznym); 
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Parametr Wartosc 

Koszt transfuzji, zakrzepicy i 
schytkowej niewydolnosci 

nerek podczas leczenie 
ekulizumabem/rok, PLN 

Koszt transfuzji, PLN 

Odsetki poszczegolnych 
rodzajow transfuzji 

Koszt podania 
przetoczen/rofcf:, PLN 

Cz^stosc transfuzji podczas 
leczenia BSC, jednostki/rok 

Cz^stosc transfuzji podczas 
leczenia ekulizumabem, 
jednostki/rok 

t koszty z perspek' 

Zrodlo danych 

Koszt z uwzgl^dnieniem zakrzepicy i 
schyfkowej niewydolnosci nerek 

Sredni koszt z dwoch pierwszych latw 
raraieniu ekulizumabu w modelu 
(srednia wartosc komorek AS13:AS14 w 
arkuszu 'markov.ecu' w modelu 
ekonomicznym); 

Koszt z uwzgl^dnieniem zakrzepicy i 
schyfkowej niewydolnosci nerek 

Opinia eksperta klinicznego1 

466,19 

(1 111,24 Przetoczenie 
koncentratu/ „ . i o j ^ j ■ w ' Zafqczmk 3 do Zarzqdzenia Nr 

ubogoleukocytarnego 81/2014/DGL Prezesa NFZ z dma 5 
koncentratu krwinek , . . grudnia 2014 r.; 
czerwonych z aferezy 

Informator o umowach 
289,12 Przetoczenie 
napromienianego i 
filtrowanego KKCz) 

22% Przetoczenie 
koncentratu/ 

ubogoleukocytarnego 
koncentratu krwinek 

, a. Opinia eksperta klinicznego* czerwonych z arerezy r r o 

78% Przetoczenie 
napromienianego i 
filtrowanego KKCz 

Zalqcznik 2 do Zarzqdzenia Nr 
81/2014/DGL Prezesa NFZ z dnia 5 

260 a om/i grudnia 2014 r.; 

Informator o umowach 

4,38 w I roku, 4,38 w II roku Na podstawie modelu ekonomicznego 

1,44 w I roku, 1,44 w II roku Hillmen 2013Bh*d! Nle «iefiniowano zaktadki. 

ft na podstawie opinii ekspertow klinicznych (patrz rozdz. 3.1.1 

** zakres: 10-15; *** zakres: 1-2; ^ zalozono, ze u chorych leczonych 
ekulizumabem transfuzje b^d^ wykonywane w ramach wizyty zwiqzanej z podaniem ekulizumabu (brak 
dodatkowych kosztow podania transfuzji). 
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3.7 Oszacowanie aktualnych rocznych wydatkow platnika 

Calkowite obci^zenia budzetowe z perspektywy NFZ zwi^zane ze stosowaniem 

scenariusza istniej^cego w leczeniu docelowej populacji chorych z PNH (patrz rozdz. 

3.1.2) przedstawiono w ponizszej tabeli. 

Ekulizumab (Soliris®, Alexion) nie jest obecnie refundowany ze srodkow publicznych 

w Polsce. 

Scenariusz istniej^cy zdefiniowano jako brak stosowania ekulizumabu przez chorych 

z PNH kwalifikuj^cych si^ do leczenia ekulizumabem. Zalozono, ze wszyscy chorzy s^ 

leczeni najlepszym leczeniem wspomagaj^cym (BSC). 

Koszt BSC oszacowano w oparciu o model ekonomiczny. Uwzgl^dniono sredni koszt 

stosowania BSC z dwoch pierwszych lat w ramieniu BSC w modelu (dokument 

elektroniczny; srednia wartosc komorek AS13:AS14 w arkuszu 'markov.SOC w modelu 

ekonomicznym). Koszt ten uwzgl^dnia koszty transfuzji, leczenia zakrzepicy i 

schylkowej niewydolnosci nerek u chorych leczonych BSC. 

Uwzgl^dniono takze monitorowanie leczenia u chorych leczonych BSC. Zuzycie zasobow 

przyj^to zgodnie z opini^ eksperta klinicznego. Koszt wizyt specjalistycznych 

oszacowano w oparciu o zal^cznik 5a do Zarz^dzenia Nr 79/2014/DGL Prezesa 

Narodowego Funduszu Zdrowia z dnia 5 grudnia 2014 r.13 Wartosc punktu przyj^to 

zgodnie z Informatorem o zawartych umowach (ambulatoryjna opieka specjalistyczna - 

swiadczenia w zakresie hematologii - srednia wartosc punktu w 5 osrodkach 

o najwyzszej sumarycznej kwocie zobowi^zah z roznych wojewodztw).12 

Zalozono, ze najlepsze leczenie wspomagaj^ce jest obecnie stosowane u wszystkich 

chorych z PNH, kwalifikuj^cych si^ do leczenia ekulizumabem, a wi^c u | chorych 

(opinia polskich ekspertow klinicznych, patrz rozdz. 3.1.1). 

Aktualne obci^zenia budzetowe zwi^zane ze stosowaniem najlepszego leczenia 

wspomagaj^cego (monitorowanie leczenia, transfuzje, zakrzepica, schylkowa 

niewydolnosc nerek) u | chorych w ramach scenariusza istniej^cego oszacowano na 

^^Jln PEN z perspektywy NFZ. 

Tab. 23. Oszacowanie aktualnych rocznych wydatkow platnika. 

Year 2015 

Liczebnosc populacji ■ 
Scenariusz istniejqcy - leczenie BSC, PLN 

Koszt ekulizumabu, PLN 0 
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4 Wyniki analizy 

4.1 Analiza podstawowa 

Liczb^ chorych kwalifikuj^cych si^ do leczenia ekulizumabem oszacowano na [] 

chorych w pierwszym roku i | chorych w drugim roku. 

t^czny koszt stosowania scenariusza nowego w analizie podstawowej (koszt substancji 

czynnej ekulizumabu, szczepienia, kwalifikacji do programu lekowego, podania 

ekulizumabu, monitorowania leczenia, transfuzji, zakrzepicy i schyhkowej niewydolnosci 

nerek] oszacowano na w pierwszym roku oraz w drugim 

roku. Koszt substancji czynnej ekulizumabu wyniesie PLN w pierwszym roku 

(koszt leczenia | chorych) oraz PLN w drugim roku (koszt leczenia B 

chorych). 

W ramach analizy podstawowej dodatkowe obci^zenia budzetowe z perspektywy 

Narodowego Funduszu Zdrowia zwi^zane z wprowadzeniem finansowania ekulizumabu 

w ramach programu lekowego w populacji chorych z PNH oszacowano na 

w pierwszym roku oraz w drugim roku. 

Tab. 24. Wyniki analizy podstawowej. 

Rok 

Liczba chorych 

t^czny koszt stosowania scenariusza istniejqcego, PLN 

Lqczny koszt stosowania scenariusza nowego, PLN 

Koszt ekulizumabu, PLN 

Koszt kwalifikacji do programu lekowego, PLN 

Koszt szczepienia, PLN 

Koszt podania ekulizumabu, PLN 

Koszt monitorowania leczenia, PLN 

Koszt transfuzji, PLN 

Koszt BSC (dla chorych nieleczonych aktualnie 
ekulizumabem), PLN 

Obci^zenia budzetowe, PLN 

4.1.1 Scenariusz alternatywny 

Liczb^ chorych kwalifikuj^cych si^ do leczenia ekulizumabem oszacowano na 

chorych w pierwszym roku i | chorych w drugim roku. 
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t^czny koszt stosowania scenariusza nowego w ramach scenariusza alternatywnego 

(koszt substancji czynnej ekulizumabu, szczepienia, kwalifikacji do programu lekowego, 

podania ekulizumabu, monitorowania leczenia i transfuzji) oszacowano naUj^l PLN 

w pierwszym roku oraz PLN w drugim roku. Koszt substancji czynnej 

ekulizumabu wyniesie PLN w pierwszym roku (koszt leczenia | chorych) oraz 

PLN w drugim roku (koszt leczenia | chorych). 

W ramach scenariusza alternatywnego dodatkowe obci^zenia budzetowe z perspektywy 

Narodowego Funduszu Zdrowia zwi^zane z wprowadzeniem finansowania ekulizumabu 

w ramach programu lekowego w populacji chorych z PNH oszacowano na PLN 

w pierwszym roku oraz PLN w drugim roku. 

Tab. 25. Wyniki dla scenariusza alternatywnego. 

Rok 

Liczba chorych 

L^czny koszt stosowania scenariusza istniej^cego, PLN 

t^czny koszt stosowania scenariusza nowego, PLN 

Koszt ekulizumabu, PLN 

Koszt kwalifikacji do programu lekowego, PLN 

Koszt szczepienia, PLN 

Koszt podania ekulizumabu, PLN 

Koszt monitorowania leczenia, PLN 

Koszt transfuzji, PLN 

Koszt BSC (dla chorych nieleczonych aktualnie 
ekulizumabem), PLN 

Obci^zenia budzetowe, PLN 

4.2 Analiza scenariuszy 

Wyniki analizy podstawowej (patrz rozdz. 4.1) testowano w ramach scenariusza 

minimalnego i maksymalnego. 

4.2.1 Scenariusz minimalny 

Liczb^ chorych kwalifikuj^cych si^ do leczenia ekulizumabem oszacowano na 

chorych w pierwszym roku i | chorych w drugim roku. 

L^czny koszt stosowania scenariusza nowego w scenariuszu minimalnym (koszt 

substancji czynnej ekulizumabu, szczepienia, kwalifikacji do programu lekowego, 

podania ekulizumabu, monitorowania leczenia, transfuzji, zakrzepicy i schylkowej 

niewydolnosci nerek) oszacowano na PLN w pierwszym roku oraz 

PLN w drugim roku. Koszt substancji czynnej ekulizumabu wyniesie PLN 
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w pierwszym roku (koszt leczenia | chorych) oraz |H mln PLN w drugim roku (koszt 

leczenia | chorych). 

W ramach scenariusza minimalnego dodatkowe obci^zenia budzetowe z perspektywy 

Narodowego Funduszu Zdrowia zwi^zane z wprowadzeniem finansowania ekulizumabu 

w ramach programu lekowego w populacji chorych z PNH oszacowano na PLN 

w pierwszym roku oraz PLN w drugim roku. 

Tab. 26. Wyniki dla scenariusza minimalnego. 

Rok 

Liczba chorych 

Lqczny koszt stosowania scenariusza istniejqcego, PLN 

t^czny koszt stosowania scenariusza nowego, PLN 

Koszt ekulizumabu, PLN 

Koszt kwalifikacji do programu lekowego, PLN 

Koszt szczepienia, PLN 

Koszt podania ekulizumabu, PLN 

Koszt monitorowania leczenia, PLN 

Koszt transfuzji, PLN 

Koszt BSC (dla chorych nieleczonych aktualnie 
ekulizumabem), PLN 

Obciqzenia budzetowe, PLN 

4.2.1 Scenariusz maksymalny 

Liczb^ chorych kwalifikuj^cych si^ do leczenia ekulizumabem oszacowano na 

chorych w pierwszym roku i | chorych w drugim roku. 

L^czny koszt stosowania scenariusza nowego w scenariuszu maksymalnym (koszt 

substancji czynnej ekulizumabu, szczepienia, kwalifikacji do programu lekowego, 

podania ekulizumabu, monitorowania leczenia, transfuzji, zakrzepicy i schyfkowej 

niewydolnosci nerek) oszacowano na PLN w pierwszym roku oraz 

PLN w drugim roku. Koszt substancji czynnej ekulizumabu wyniesie PLN 

w pierwszym roku (koszt leczenia 

leczenia | chorych). 

chorych) oraz PLN w drugim roku (koszt 

W ramach scenariusza maksymalnego dodatkowe obci^zenia budzetowe z perspektywy 

Narodowego Funduszu Zdrowia zwi^zane z wprowadzeniem finansowania ekulizumabu 

w ramach programu lekowego w populacji chorych z PNH oszacowano na PLN 

w pierwszym roku oraz PLN w drugim roku. 
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Tab. 27. Wyniki dla scenariusza maksymalnego. 

Rok 

Liczba chorych 

bqczny koszt stosowania scenariusza istniej^cego, PLN 

b^czny koszt stosowania scenariusza nowego, PLN 

Koszt ekulizumabu, PLN 

Koszt kwalifikacji do programu lekowego, PLN 

Koszt szczepienia, PLN 

Koszt podania ekulizumabu, PLN 

Koszt monitorowania leczenia, PLN 

Koszt transfuzji, PLN 

Koszt BSC (dla choiych nieleczonych aktualnie 
ekulizumabem), PLN 

I 

Obci^zenia budzetowe, PLN 
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5 Podsumowanie i wnioski 

W ponizszej tabeli przedstawiono podsumowanie oszacowanych liczebnosci populacji 

oraz obci^zen budzetowych zwi^zanych z finansowaniem ekulizumabu w ramach 

dedykowanego programu lekowego w populacji chorych z PNH. 

Tab. 28. Podsumowanie oszacowanych liczebnosci populacji oraz obciqzeh budzetowych 
zwiqzanych z finansowaniem ekulizumabu w ramach dedykowanego programu lekowego w 
populacji chorych z PNH. 

Rok 

Liczba choiych, u ktoiych ekulizumab moze bye stosowany: 

PNH* 

aHUS*** 

Liczba choiych w populacji docelowej, wskazanej we wniosku: 

PNH* 

Liczba chorych, u ktoiych ekulizumab jest stosowany obecnie: 

PNH* 

aHUS*** 

Q** 

0 

Liczba choiych, u ktorych ekulizumab b^dzie stosowany, przy zalozeniu, ze minister wtasciwy do spraw 
zdrowia wyda decyzj^ o obj^ciu refundacjq: 

PNH ■ ■ 

Wyniki analizy podstawowej (perspektywa NFZ): 

Roczne wydatki NFZ, jakie b^d^ ponoszone na leczenie chorych 
w stanie klinicznym wskazanym we wniosku, przy zalozeniu, 
ze minister wlasciwy do spraw zdrowia nie wyda decyzji o 
obj^ciu refundacj^, PLN 

Roczne wydatki NFZ, jakie b^d^ ponoszone na leczenie chorych 
w stanie klinicznym wskazanym we wniosku, przy zalozeniu, 
ze minister wlasciwy do spraw zdrowia wyda decyzji o 
obj^ciu refundacj^, PLN 

- koszt ekulizumabu, PLN 

Dodatkowe wydatki NFZ, jakie b^d^ ponoszone na leczenie 
chorych w stanie klinicznym wskazanym we wniosku, przy 
zalozeniu, ze minister wtasciwy do spraw zdrowia wyda 
decyzj^ o obj^ciu refundacj% PLN 

* na podstawie opinii ekspertow klinicznych (patrz rozdz. 3.1.1); ** brak danych dotyczqcych choiych 
leczonych ekulizumabem na wtasny koszt; *** zrodto: Ekulizumab (Soliris®) w leczeniu atypowego zespoiu 
hemolityczno-mocznicowego (aHUS). Analiza wpfywu na budzet, pazdziernik 2015. 
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Wyniki analizy podstawowej: 

• Liczb§ chorych kwalifikuj^cych si§ do leczenia ekulizumabem oszacowano na | 

chorych w pierwszym roku i | chorych w drugim roku. 

• Calkowite obci^zenia budzetowe z perspektywy Narodowego Funduszu Zdrowia 

zwi^zane ze stosowaniem nailepszego leczenia wspomagai^cego w ramach 

scenariusza istniei^cego (monitorowanie leczenia, transfuzje, zakrzepica, 

schylkowa niewydolnosc nerek) oszacowano na PLN w pierwszym roku 

w 

• Calkowite obci^zenia budzetowe z perspektywy Narodowego Funduszu Zdrowia 

zwi^zane ze stosowaniem scenariusza nowego (koszt ekulizumabu, szczepienie, 

kwalifikacja do programu, podanie leku, monitorowanie leczenia, transfuzje, 

zakrzepica, schyfkowa niewydolnosc nerek) oszacowano na PLN 

w pierwszym roku oraz PLN w drugim roku. 

o Koszt substancji czynnej ekulizumabu wyniesie PLN w 

pierwszym roku (koszt leczenia | chorych) oraz PLN w drugim 

roku (koszt leczenia | chorych). 

• Dodatkowe obci^zenia budzetowe z perspektywy Narodowego Funduszu 

Zdrowia zwi^zane z wprowadzeniem finansowania ekulizumabu w ramach 

dedykowanego programu lekowego w populacji chorych z PNH oszacowano na 

w pierwszym roku oraz PLN w drugim roku. 

Wyniki analizy wrazliwosci: 

• Scenariusz „alternatywny": w ramach analizy wrazliwosci uwzgl^dniono 

wyniki analizy bez uwzgl^dnienia kosztow zakrzepicy i schyfkowej 

niewydolnosci nerek u chorych leczonych ekulizumabem i najlepszym leczeniem 

wspomagaj^cym. Cafkowite obci^zenia budzetowe z perspektywy Narodowego 

Funduszu Zdrowia zwi^zane ze stosowaniem scenariusza nowego (koszt 

ekulizumabu, szczepienie, kwalifikacja do programu, podanie leku, 

monitorowanie leczenia, transfuzje) oszacowano na PLN w pierwszym 

roku oraz PLN w drugim roku. 

o W scenariuszu alternatywnym dodatkowe obci^zenia budzetowe 

z perspektywy Narodowego Funduszu Zdrowia oszacowano na 

PLN w pierwszym roku oraz PLN w drugim roku. 

• Scenariusz minimalny: cafkowite obci^zenia budzetowe z perspektywy 

Narodowego Funduszu Zdrowia zwi^zane ze stosowaniem scenariusza nowego 

(koszt ekulizumabu, szczepienie, kwalifikacja do programu, podanie leku, 

monitorowanie leczenia, transfuzje, zakrzepica, schyfkowa niewydolnosc nerek) 

w scenariuszu minimalnym fl chorych w pierwszym roku i | chorych w 

drugim roku) oszacowano na mln PLN w pierwszym roku oraz PLN 

w drugim roku. 
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o W scenariuszu minimalnym dodatkowe obci^zenia budzetowe 

z perspektywy Narodowego Funduszu Zdrowia oszacowano na 

PLN w pierwszym roku oraz PLN w drugim roku. 

Scenariusz maksymalny: calkowite obci^zenia budzetowe z perspektywy 

Narodowego Funduszu Zdrowia zwi^zane ze stosowaniem scenariusza nowego 

(koszt ekulizumabu, szczepienie, kwalifikacja do programu, podanie leku, 

monitorowanie leczenia, transfuzje, zakrzepica, schylkowa niewydolnosc nerek) 

w scenariuszu maksymalnym d chorych w pierwszym roku i | chorych 

w drugim roku) oszacowano na PLN w pierwszym roku oraz 

PLN w drugim roku. 

o W scenariuszu minimalnym dodatkowe obci^zenia budzetowe 

z perspektywy Narodowego Funduszu Zdrowia oszacowano na 

PLN w pierwszym roku oraz PLN w drugim roku. 

Ekulizumab stanowi pierwsz^ terapi^ lekow^ dost^pn^ dla chorych z NNH i 

zostal uwzgl^dniony w wytycznych opublikowanych przez the International PNH 

Interest Group,7 Deutsche Gesellschaft fur Hamatologie und Onkologie (Niemcy)20 i 

Australian Government21 oraz rekomendowanej przez All Wales Medicines 

Strategy Group22 i Haute Auto rite de SanteP 

Wprowadzenie finansowania ekulizumabu w ramach dedykowanego programu 

lekowego w populacji chorych z NNH zwi^zane jest z dodatkowymi obci^zeniami 

budzetowymi w zakresie od w pierwszym roku budzetowymi w zakresie od 

oraz od PLN w drugim roku. 

Wprowadzenie finansowania ekulizumabu w ramach dedykowanego programu 

lekowego moze spowodowac zmian^ sposobu leczenia chorych oraz redukcj^ 

cz^stosci wykonywania przeszczepu komorek macierzystych, co moze bye 

zwi^zane z oszcz^dnosciami budzetowymi dla Narodowego Funduszu Zdrowia 

oraz z popraw^ jakosci zycia chorych. 
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6 Ograniczenia 

Wsrod zidentyfikowanych ograniczen analizy znajduje si§ brak jednoznacznych danych 

dotycz^cych przewidywanej liczby chorych kwalifikuj^cych si§ do leczenia 

ekulizumabem w kolejnych latach w Polsce. W analizie liczby chorych przyj^to zgodnie z 

opini^ pi^ciu ekspertow klinicznych (srednia^B chorych w pierwszym roku i | 

chorych w drugim roku analizy). Oszacowana liczebnosc populacji moze bye obci^zona 

bl^dem, zatem zostala ona poddana analizie wrazliwosci w ramach analizy 

scenariuszowej (scenariusz minimalny: najmniejsza liczebnosc populacji oszacowana 

przez ekspertow klinicznych; scenariusz maksymalny: najwi^ksza liczebnosc populacji 

oszacowana przez ekspertow klinicznych). 

Ze wzgl^du rozszerzenie wskazania dla ekulizumabu oraz brak danych pochodz^cych z 

randomizowanych badah klinicznych dotycz^cych specyficznie docelowej populacji 

chorych (chorzy z PNH, niezaleznie od wczesniejszych przetoczeh lub bez przetoczeh), 

cz^stosc transfuzji dla chorych leczonych ekulizumabem i BSC oszacowano na podstawie 

danych dotycz^cych populacji chorych, u ktorych wykonywano przetoczenia. 

Odsetki chorych przerywaj^cych leczenie ekulizumabem w kolejnych latach zostaly 

przyj^te zgodnie z danymi z rynku holenderskiego (dane nieopublikowane) 

i zweryfikowane przez eksperta klinicznego. 

Zalozono, ze wszyscy chorzy leczeni ekulizumabem b^d^ przyjmowac lek zgodnie 

z dawkowaniem dla osob doroslych. 
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7 Dyskusja 

W niniejszej analizie przeprowadzono ocen^ obci^zen budzetowych Narodowego 

Funduszu Zdrowia (NFZ) zwi^zanych z wprowadzeniem finansowania ekulizumabu 

(Soliris®, Alexion) w ramach dedykowanego programu lekowego w populacji chorych 

zPNH. 

W analizie liczb^ chorych przyj^to zgodnie z opini^ pi^ciu ekspertow klinicznych 

(srednia: B^horych w pierwszym roku i | chorych w drugim roku analizy). 

Oszacowana liczebnosc populacji moze bye obci^zona bi^dem, zatem zostal:a ona 

poddana analizie wrazliwosci w ramach analizy scenariuszowej (scenariusz minimalny: 

najmniejsza liczebnosc populacji oszacowana przez ekspertow klinicznych; scenariusz 

maksymalny: najwi^ksza liczebnosc populacji oszacowana przez ekspertow 

klinicznych). Nalezy podkreslic, ze pomimo ograniczeh danych, stanowi^ one aktualnie 

jedyne wiarygodne zrodlo informacji o liczbie chorych kwalifikuj^cych si^ do leczenia 

ekulizumabem w Polsce. Po zastosowaniu oszacowah z innych krajow do populacji 38,5 

mln w Polsce oszacowana cz^stosc wyst^powania PNH moze bye znacznie wi^ksza, co 

moze oznaczac, ze wielu chorych w Polsce nie jest zdiagnozowanych. W polskim badaniu 

klinicznym od 1995 roku do czerwca 2011 roku zdiagnozowano 105 chorych z PNH.3 Z 

drugiej strony, liczba pacjentow obecnie kwalifikuj^cych si^ do leczenia ekulizumabem 

oszacowana przez polskich ekspertow klinicznych moze bye nizsza ze wzgl^du na 

wykonywany w warunkach polskich przeszczep komorek macierzystych u niektorych 

chorych (brak danych dotycz^cych cz^stosci wykonywania przeszczepu), co powoduje 

brak akumulacji pacjentow kwalifikuj^cych si^ do leczenia ekulizumabem z poprzednich 

lat. Duzy odsetek nowych pacjentow w kolejnych latach moze wynikac z leczenia 

chorych na wczesniejszych etapach bez czekania na moment, w ktorym przeszczep 

komorek macierzystych jest niezb^dny. 

Liczebnosci populacji oszacowane przez pi^ciu ekspertow klinicznych s^ bardzo spojne, 

co podnosi wiarygodnosc danych uwzgl^dnionych w analizie. 

Ze wzgl^du na brak danych dotycz^cych liczby chorych leczonych ekulizumabem na 

wlasny koszt, w analizie zalozono, ze zaden chory z PNH nie stosuje obecnie 

ekulizumabu. Scenariusz istniej^cy zostal zatem zdefiniowany jako brak stosowania 

ekulizumabu przez chorych z PNH (stosowanie jedynie najlepszego leczenia 

wspomagaj^cego). 

Analizy wpiywu na budzet przeprowadzono z uwzgl^dnieniem liczebnosci populacji 

docelowej, dawkowania ekulizumabu, kosztow nabycia substancji czynnej, kosztow 

kwalifikacji do programu, kosztow szczepienia, kosztow podania ekulizumabu (u 

chorych leczonych ekulizumabem), kosztow monitorowania leczenia oraz kosztow 

transfuzji, zakrzepicy i schylkowej niewydolnosci nerek (u chorych leczonych 

ekulizumabem i BSC). W ramach analizy podstawowej (obejmuj^cej scenariusz 

istniej^cy i nowy) koszt obejmuj^cy transfuzje, zakrzepicy i schybkow^ niewydolnosc 
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nerek oszacowano w oparciu o model ekonomiczny. Dodatkowo, jako scenariusz 

alternatywny, przedstawiono wyniki bez uwzgl^dnienia zakrzepicy i schylkowej 

niewydolnosci nerek u chorych leczonych ekulizumabem i BSC (w ramach scenariusza 

istniej^cego i nowego). 

W analizie zalozono, ze chorzy rozpoczynaj^cy leczenie ekulizumabem w danym roku 

b^d^ przyjmowac terapi§ srednio przez 6 miesi^cy w roku. Do czasu rozpocz^cia 

leczenia ekulizumabem chorzy b^d^ leczeni BSC. Podobnie chorzy przerywaj^cy leczenie 

ekulizumabem w danym roku b^d^ przyjmowali terapi§ srednio przez 6 miesi^cy w 

roku. Po zakohczeniu terapii ekulizumabem chorzy b^d^ leczeni BSC. 

Odsetki chorych przerywaj^cych leczenie ekulizumabem w kolejnych latach przyj^to 

zgodnie z danymi z rynku holenderskiego (dane nieopublikowane). Odsetki zostaly 

zweryfikowane przez eksperta klinicznego, co podnosi wiarygodnosc uwzgl^dnionych 

w analizie danych. 

Zalozono, ze wszyscy chorzy leczeni ekulizumabem b^d^ przyjmowac lek zgodnie 

z dawkowaniem dla osob doroslych. Szacuje si^, ze chorzy w wieku <18 lat stanowi^ 

okolo wszystkich chorych z PNH, a zatem dzieci i mlodziez o masie ciala ponizej 40 

kg stanowi^ nawet mniej niz analizowanej populacji. Przyj^cie stosowania leku 

zgodnie z dawkowaniem dla osob doroslych u wszystkich chorych leczonych 

ekulizumabem stanowi konserwatywne zalozenie analizy ze wzgl^du na fakt, iz brak 

uwzgl^dnienia nizszych dawek ekulizumabu stosowanych przez dzieci i mlodziez o 

masie ciala ponizej 40 kg powoduje przeszacowanie kosztow zwi^zanych z refundacj^ 

leku. 

Wprowadzenie finansowania ekulizumabu w ramach dedykowanego programu 

lekowego w populacji chorych z PNH zwi^zane jest z dodatkowymi obci^zeniami 

budzetowymi z perspektywy NFZ, niezaleznie od prezentowanego wariantu analizy, 

jednakze moze spowodowac zmian§ sposobu leczenia chorych oraz redukcj^ cz^stosci 

wykonywania przeszczepu komorek macierzystych, co moze bye zwi^zane 

z oszcz^dnosciami budzetowymi dla Narodowego Funduszu Zdrowia oraz z popraw^ 

jakosci zycia chorych. 

PNH jest ultrarzadk^, stopniowo wyniszczaj^c^ izagrazaj^c^ zyciu chorob^ genetyczn^ 

objawiaj^c^ si^ mi^dzy innymi ci^zk^ i przewlekl^ hemoliz^ krwinek czerwonych 

chorego.716 Przed dopuszczeniem do obrotu ekulizumabu u chorych otrzymuj^cych 

najlepsze leczenie wspomagaj^ce smiertelnosc z powodu wyniszczaj^cej choroby 

wynosha 35% w ci^gu 5 lat od diagnozy, co spowodowane bylo glownie zdarzeniami 

naczyniowymi, przewlekl^ choroby nerek i nadcisnieniem plucnym.91617 Zdarzenia 

zwi^zane z hemoliz^, takie jak bol brzucha, bol w klatce piersiowej i dusznosc s^ 

zwi^zane ze zwi^kszonym ryzykiem wyst^pienia zdarzeh naczyniowych i niewydolnosci 

narz^dowej, nisk^ jakosci^ zycia oraz wczesn^ smiertelnosci^.1819 
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Ekulizumab jest jedynym dopuszczonym do obrotu lekiem wykazuj^cym bezpieczne 

i skuteczne leczenie PNH. 

Wprowadzenie finansowania ekulizumabu w ramach dedykowanego programu 

lekowego w populacji chorych z PNH w Polsce umozliwi dost^p do jedynej terapii 

lekowej uwzgl^dnionej w wytycznych opublikowanych przez the International PNH 

Interest Group,7 Deutsche Gesellschaft fur Hamatologie und Onkologie (Niemcy)20 i 

Australian Government21 oraz rekomendowanej przez All Wales Medicines Strategy 

Group22 i Haute Autorite de Sante23 

Z powodu braku stosowanej obecnie technologii lekowej, ktora moglaby stanowic 

komparator dla ekulizumabu, wyniki analizy wykazaly znacz^ce dodatkowe obci^zenia 

budzetowe z perspektywy NFZ zwi^zane z wprowadzeniem finansowania ekulizumabu 

w ramach programu lekowego w populacji chorych z PNH. 

Zgodnie z danymi Narodowego Funduszu Zdrowia w 2011 roku koszty leczenia 

przekroczyfy 1 mln PLN na pacjenta u 65 chorych. Do terapii najbardziej 

kosztochfonnych zalicza si^ leczenie chorob rzadkich o podfozu genetycznym. 0 

wysokim koszcie leczenia w tych przypadkach decydowafa cena leku podawanego w 

ramach programow terapeutycznych.24 

Zgodnie z Rozporz^dzeniem (WE) nr 141/2000 Parlamentu Europejskiego i Rady z dnia 

16 grudnia 1999 r. w sprawie sierocych produktow leczniczych, pacjenci cierpi^cy na 

rzadkie stany chorobowe powinni bye uprawnieni do takiej samej jakosci leczenia jak 

inni pacjenci.25 
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8 Analiza racjonalizacyjna 

Zgodnie z Ustaw^ z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekow, srodkow spozywczych 

specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. nr 122 poz. 

696) analiza racjonalizacyjna powinna bye przedkladana w przypadku, gdy analiza 

wplywu na budzet podmiotu zobowi^zanego do finansowania swiadczen ze srodkow 

publicznych wykazuje wzrost kosztow refundacji.1 Analiza ta powinna przedstawiac 

rozwi^zania dotycz^ce refundacji lekow, srodkow spozywczych specjalnego 

przeznaczenia zywieniowego, wyrobow medycznych, ktorych obj^cie refundacji 

spowoduje uwolnienie srodkow publicznych w wielkosci odpowiadajicej co najmniej 

wzrostowi kosztow wynikajicemu z analizy wpfywu na budzet. 

Niniejsza analiza wpfywu na budzet wykazafa, ze wprowadzenie finansowania 

ekulizumabu w ramach dedykowanego programu lekowego zwi^zane jest z 

dodatkowymi wydatkami budzetowymi niezaleznie od przedstawionego wariantu 

analizy, w zwi^zku z czym przedstawiono analizy racjonalizacyjni (patrz osobny 

dokument: Marszatek D, Lenarczyk E, Wrona W, Niewada M. Ekulizumab (Soliris®) w 

leczeniu napadowej nocnej hemoglobinurii. Analiza racjonalizacyjna. Warszawa, 

pazdziernik 2015.) 
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9 Aneks 

9.1 Zgodnosc z minimalnymi wymaganiami MZ 

Nr Analiza wpfywu na budzet Rozdzial Komentarz 

1 Czy zawiera oszacowanie rocznej liczebnosci populacji: 

obejmuj^cej wszystkich pacjentow, u ktorych wnioskowana 
technologia moze bye zastosowana, 

3.1.1 Tak 

docelowej, wskazanej we wniosku, 3.1.2 Tak 

wktorej wnioskowana technologia jestobecnie stosowana? 3.1.3 Tak 

2 Czy zawiera oszacowanie rocznej liczebnosci populacji, w 
ktorej wnioskowana technologia b^dzie stosowana przy 
zalozenm wydania decyzji o obj^ciu refundacjq? 

3.1.4 Tak 

3 Czy zawiera oszacowanie aktualnych rocznych wydatkow 
srodkowpublicznych, ponoszonych na leczenie pacjentow w 
stanie klinicznym wskazanym we wniosku, z 
wyszczegolnieniem skladowej wydatkow stanowiqeej 
refundacj^ ceny wnioskowanej technologii, o ile wyst^puje? 

3.7 Tak; brak 
refundacji 
wnioskowanej 
technologii 

4 Czy zawiera ilosciow^ prognoz^ rocznych wydatkow srodkow 
publicznych, jakie b^dq ponoszone na leczenie pacjentow w 
stanie klinicznym wskazanym we wniosku, z 
wyszczegolnieniem skladowej wydatkow stanowi^cej 
refundacj^ ceny wnioskowanej technologii, przy zalozeniu, ze 
minister wlasciwy do spraw zdrowia nie wyda decyzji o obj^ciu 
refundacjq? 

4 Tak; scenariusz 
istniej^cy w 
kolejnych latach 

5 Czy zawiera ilosciow^ prognoz^ rocznych wydatkow podmiotu 
zobowiqzanego do finansowania swiadczeh ze srodkow 
publicznych, jakie b^dq ponoszone na leczenie pacjentow w 
stanie klinicznym wskazanym we wniosku, z 
wyszczegolnieniem skladowej wydatkow stanowi^cej 
refundacj^ ceny wnioskowanej technologii, przy zalozeniu, ze 
minister wlasciwy do spraw zdrowia wyda decyzji o obj^ciu 
refundacjq? 

4 Tak; scenariusz 
nowy w 
kolejnych latach 

6 Czy zawiera oszacowanie dodatkowych wydatkow srodkow 
publicznych, jakie b^dq ponoszone na leczenie pacjentow w 
stanie klinicznym wskazanym we wniosku, stanowiqcych 
roznic^ pomi^dizy prognozami, o ktoiych mowa w pkL 24 i 25, z 
wyszczegolnieniem skladowej wydatkow stanowi^cej 
refundacj^ ceny wnioskowanej technologii? 

4 Tak; roznica 
kosztow 
pomi^dzy 
scenariuszami 
nowym i 
istniejqeym 

7 Czy zawiera minimalny i maksymalny wariant oszacowania, o 
ktorym mowa w pkL 6? 

4.2.1 Tak 

8 Czy zawiera zestawienie tabelaryczne wartosci, na podstawie 
ktorych dokonano oszacowah, o ktorych mowa w pkt 1-3, 6 i 7 

3.1.513.6 Tak 
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Nr Analiza wpfywu na budzet Rozdzial Komentarz 

oraz prognoz, o ktorych mowa w pkt 4 i 5? 

9 Czy zawiera wyszczegolnienie zalozen, na podstawie ktorych 
dokonano oszacowah, o ktorych mowa w pkt 1-3, 6 i 7 oraz 
prognoz, o ktorych mowa w pkt 4 i 5, w szczegolnosci zalozen 
dotyczqcych kwalifikacji wnioskowanej technologii do grupy 
limitowej i wyznaczenia podstawy limitu? 

2,3.1, 3.4 i 3.5 Tak 

10 Czy zawiera dokument elektroniczny, umozliwiajqcy 
powtorzenie wszystkich kalkulacji, w wyniku ktorych uzyskano 
oszacowania oraz prognozy? 

Dofyczony 

11 Czy oszacowania i prognozy dokonywane sq w horyzoncie 
czasowym wlasciwym dla analizy wpfywu na budzet (nie 
krotszy niz 2 lata)? 

3.2 Tak 

12 Czy oszacowania oraz prognozy dokonano na podstawie 
oszacowah rocznej liczebnosci populacji? 

3.1,3.5,4 Tak 

13 Czy jezeli nie jest mozliwe przedstawienie wiarygodnych 
oszacowah rocznej liczebnosci populacji analiza zawiera 
dodatkowy wariant, w ktorym oszacowania te uzyskano w 
oparciu o inne dane? 

3.1,4.2 Tak 

14 Jezeli wnioskowane warunki obj^cia refundacjq obejmujq instrumenty dzielenia ryzyka, to czy 
oszacowania i prognozy (pkt. 21-27), zostaly przedstawione w nast^pujqcych wariantach: 

z uwzgl^dnieniem proponowanego instrumentu dzielenia 
ryzyka, 

Wnioskowane 
warunki nie 
obejmujq 
instrumentow 
dzielenia ryzyka 

bez uwzgfydnienia proponowanego instrumentu dzielenia 
ryzyka? 

4 Tak 

15 Czy jezeli wnioskowane warunki obj^cia refundacjq obejmujq 
utworzenie nowej, odr^bnej grupy limitowej, analiza zawiera 
wskazanie dowodow spelnienia wymagah ustawowych? 

2 Tak 

16 Czy jezeli wnioskowane warunki obj^cia refundacjq obejmujq 
kwalifikacje do wspolnej, istniejqcej grupy limitowej, analiza 
wpfywu na budzet zawiera wskazanie dowodow spelnienia 
wymagah ustawowych? 

Ogolne adnotacje 

Nie dotyczy 

17 Czy analizy: kliniczna, ekonomiczna, wpfywu na budzet podmiotu 
swiadczeh ze srodkow publicznych i racjonalizacyjna zawierajq: 

zobowiqzanego do finansowania 

dane bibliograficzne wszystkich wykorzystanych publikacji, z 
zachowaniem stopnia szczegolowosci, umozliwiajqcego 
jednoznacznq identyfikacj^ kazdej wykorzystanej publikacji, 

Pismiennictwo Tak 
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Analiza wptywu na budzet Rozdziat Nr Komentarz 

wskazanie innych zrodel informacji zawartych w analizach, w 
szczegolnosci aktdw prawnych oraz danych osobowych 
autorow niepublikowanych badan, analiz, ekspertyz i opinii? 

Pismiennictwo, 
w tekscie 
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