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Indeks skrotow

Skrot Objasnienie
AOTM Agencja Oceny Technologii Medycznych
CCA ang. cost-consequences analysis — analiza kosztéw-konsekwencji

ang. Cost-Effectiveness Analysis Registry —baza danych dotyczacych analiz

CEAR kosztow-efektywnosci

cena hurtowa brutto

ang. Centre for Reviews and Dissemination — Centrum Przegladdéw
i Rozpowszechniania brytyjskiej stuzby zdrowia

Minister Zdrowia

NFzZ Narodowy Fundusz Zdrowia

Phe ang. phenylalanine —fenyloalanina
PKB Produkt Krajowy Brutto

PKU ang. phenylketonuria — fenyloketonuria

QoL ang. quality of life — jakos¢ zycia

WHO ang. World Health Organization — Swiatowa Organizacja Zdrowia
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Streszczenie

CEL | ZAKRES ANALIZY

Celem analizy byta ocena optacalnosci stosowania w Polsce diety eliminacyjnej
PKU Cooler® w fenyloketonurii. Analiza dotyczy trzech prezentacji Srodka
spozywczego dostepnego w czterech roznych smakach (white, orange, purple, red):
PKU Cooler® (30x87 ml), PKU Cooler® (30x130 ml) oraz PKU Cooler® (30x174 ml).

Dobdr komparatoréw oparto na przeprowadzonej Analizie klinicznej.

METODYKA

W celu oceny opfacalnosci stosowania produktu PKU Cooler® we wskazanej
h,
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1. Celi zakres analizy ekonomicznej

Analiza zostata przygotowana w celu oceny optacalnosci stosowania w Polsce diety

eliminacyjnej PKU Cooler® w fenyloketonurii.
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3. Perspektywa

Leczenie chorych na fenyloketonurie w Polsce wspodffinansowane jest z budzetu
pfatnika publicznego. Ponadto, ze wzgledu na odptatnos¢ ryczattowg diet
eliminacyjnych pacjent partycypuje w Kkosztach zwigzanych z leczeniem
fenyloketonurii w Polsce. Z tego wzgledu analize ekonomiczng wykonano
z perspektywy wspolnej (ptatnika publicznego i pacjenta) oraz z perspektywy ptatnika

publicznego.
4, Horyzont czasowy

Zgodnie w Wytycznymi Agencji Oceny Technologii Medycznych (AOTM) horyzont
czasowy analizy ekonomicznej powinien by¢ wystarczajgco dtugi, aby mozliwa byta
ocena roznic miedzy wynikami i kosztami ocenianej technologii medycznej oraz
komparatorow. W przypadku technologii medycznych, ktérych wyniki i koszty
ujawniajg sie w ciggu catego zycia chorego, horyzont czasowy powinien zamykac sie

W momencie zgonu pacjenta [1].

5. Dyskontowanie

W decyzji odnosnie do finansowania danej technologii medycznej nalezy uwzgledni¢

koszty iefekty kliniczne jakie bedzie ona generowata w okreslonym horyzoncie

16



6. Ocena wynikow zdrowotnych

.1. Skutecznosé kliniczna
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2. Profil bezpieczenstwa
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Zgodnie z Wpytycznymi Agencji Oceny Technologii Medycznych (AOTM) [1],
przeprowadzono takze analize kosztow i konsekwencji (CCA,

ang. cost-consequences analysis).
8. Analiza kosztéow

W analizie uwzgledniono koszty odpowiadajgce zuzyciu zasobow w praktyce
klinicznej w Polsce. Wszystkie réznice w kosztach ujawniaja sie w przyjetym
dla analizy horyzoncie czasowym i sg ponoszone przez ptatnika publicznego oraz

pacjenta.

W niniejszej analizie brano pod uwage nastepujace koszty medyczne bezposrednie,

roznigce oceniane technologie medyczne:

N
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10. Walidacja modelu
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11. Przedstawienie wynikow

11.1. Analiza kosztéw-konsekwencji
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11.2. Analiza
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12. Jednokierunkowa analiza wrazliwosci
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13. Analiza progowa

Zgodnie z Rozporzadzeniem Ministra Zdrowia z dnia 2 kwietnia 2012 r. w sprawie
minimalnych wymagan, jakie musza spetniac analizy uwzglednione we wnioskach
0 objecie refundacja i ustalenie urzedowej ceny zbytu oraz o podwyzszenie
urzedowej ceny zbytu leku, Srodka spoZywczego specjalnego przeznaczenia
Zywieniowego, wyrobu medycznego, ktore nie maja odpowiednika refundowanego
w danym wskazaniu [55] (zwanym dalej Rozporzadzeniem w sprawie minimalnych
wymagan) analiza ekonomiczna powinna zawiera¢ oszacowanie ceny zbytu netto
wnioskowanej technologii, przy ktérym koszt uzyskania dodatkowego roku zycia
skorygowanego o0 jakos¢ w wyniku zastgpienia technologii opcjonalnych
wnioskowang, jest rowny wysokosci progu okreslonego na podstawie Ustawy z dnia
12 maja 2011 r. o refundacji lekow, Srodkow spozZywczych specjalnego
przeznaczenia Zywieniowego oraz wyrobow medycznych [62] (zwana dalej Ustawag
o refundacji). Prég ten (nazywany dalej zamiennie progiem optacalnosci)
zdefiniowano jako trzykrotno$¢ Produktu Krajowego Brutto (PKB) na jednego
mieszkanca (w rozumieniu Ustawy z dnia 26 paZdziernika 2000 r. o sposobie
obliczania wartosci rocznego produktu krajowego brutto [60]). Okreslono, ze zgodnie
z Obwieszczeniem Prezesa Gtownego Urzedu Statystycznego z dnia
31 paZdziernika 2012 r. w sprawie szacunkow wartosci produktu krajowego brutto na
jednego mieszkarica w latach 2008—2010 [29] PKB per capita wyniosto w Polsce
35 267 PLN (lata 2008-2010), a tym samym wysokos¢ progu optacalnosci wynosi
w Polsce obecnie 105 801 PLN.

13.1. Perspektywa wspodlna
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13.2. Perspektywa ptatnika publicznego
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Wielokierunkowa analiza wrazliwosci
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15. Obszary rozbieznosci miedzy czescia kliniczna

a kosztowa

15.1. Sposob prezentacji efektu zdrowotnego
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15.2. Prezentacja zdarzen w czasie

15.3. Zakres danych wykorzystywanych do przedstawienia

wynikow

16. Ograniczenia i zatozenia
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17. Dyskusja
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19. Zataczniki

19.1. Przeglad systematyczny badan do oceny jakosci

zycia chorych na fenyloketonurie

Oprocz wynikéw zdrowotnych z badan klinicznych, w modelu konieczne byto réwniez
okreSlenie jakosci zycia chorych w analizowanym wskazaniu. Z tego wzgledu w
niniejszej analizie wykonano przeglad systematyczny, majgcy na celu odnalezienie

badan do oceny jako$ci zycia chorych.

19.1.1. Kryteria wtaczenia i wykluczenia badan do oceny jakosci

zycia chorych

Do analizy ekonomicznej byly wtgczane badania spetniajace ponizej zdefiniowane
kryteria, ktére zostaty ustanowione a priori w protokole do przegladu

systematycznego.

Kryteria wigczenia badan:

Kryteria wykluczenia badan:

143
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19.1.2. Strategia wyszukiwania

W celu odnalezienia badan do oceny jakosci zycia chorych zastosowano strategie

wyszukiwania. Strategie zastosowane do przeszukania bazy Embase i Medline

() o2z Cochrane Library zaprezentowano ponize;.

Strategie te zawierajg terminy odnoszgce sie do wyzej zdefiniowanych kryteriow

wigczenia badan.
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Dodatkowo, przeszukano baze Cost-Effectiveness Registry (CEAR). Stowa kluczowe

zastosowane do przeszukania tych baz zaprezentowano ponizej.

ey
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Zaktadanym wynikiem przegladu byto odnalezienie badan umozliwiajgcych ocene
jakosci zycia chorych w analizowanym wskazaniu, z uwzglednieniem punktow

koricowych, okreslonych w badaniach, wigczonych do Analizy kliniczne.

146
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19.1.3. Selekcja badan

Odnalezione publikacje w gtébwnych bazach medycznych Medline, Embase

i Cochrane Library oraz bazie dodatkowej (CEAR) zostaty poddane selekcji na

podstawie tytutéw i streszczen, a nastepnie petnych tekstéw. |G

Selekcje oparto na  wczesniej zdefiniowanych  kryteriach  witgczenia

i wykluczenia, opisanych w rozdziale 19.1.1.

Proces selekcji badan do oceny jakosci zycia zobrazowano na diagramie,

przedstawionym ponizej.

147
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19.1.4. Publikacje do oceny jakosci zycia chorych odnalezione

na podstawie przegladu systematycznego i wigczone do analizy

W wyniku przeszukiwania gtownych baz informacji medycznej (Medline, Embase,

Cochrane Library) odnaleziono |

148
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Ponadto przeszukano:

o Cost-Effectiveness Analysis Registry, w ktorej odnaleziono _

19.1.5. Metodyka wiaczonych badan do oceny jakosci zycia

chorych
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19.2. Przeglad systematyczny innych analiz

ekonomicznych wykonanych w Polsce lub za granica

19.2.1. Kryteria wilaczenia i wykluczenia innych analiz

ekonomicznych

Do analizy ekonomicznej zostaty wtgczane badania spetniajgce ponizej zdefiniowane
kryteria, ktére zostaty ustanowione a priori w protokole do przegladu

systematycznego.

Kryteria wiaczenia badan:

151



19.2.2. Strategia wyszukiwania

W celu odnalezienia innych analiz ekonomicznych zastosowano strategie

wyszukiwania. Strategie zastosowane do przeszukania bazy Embase i Medline

() o'o: Cochrane Library zaprezentowano ponize;.

Strategie te zawierajg terminy odnoszace sie do wyzej zdefiniowanych kryteriow

wigczenia badan.
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Dodatkowo, w analizie przeszukano baze Cost-Effectiveness Registry (CEAR). W
bazie tej, do odnalezienia innych analiz ekonomicznych, zastosowano sfowa
kluczowe zwigzane z problemem zdrowotnym oraz stosowanag interwencjg i

komparatorami. Stowa kluczowe do przeszukania tej bazy zaprezentowano ponizej.

154
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Zaktadanym wynikiem przegladu byto odnalezienie publikacji prezentujacych wyniki
innych analiz ekonomicznych, wykonanych w kraju lub za granicg, dotyczgcych
wskazanego problemu zdrowotnego oraz optacalnosci stosowania ocenianej

interwencji wzgledem zdefiniowanych komparatorow.
19.2.3. Selekcja badan

Odnalezione publikacje w gtéwnych bazach medycznych Medline, Embase

i Cochrane Library oraz baziedodatkowej (CEAR) zostaty poddane selekcji na

podstawie tytutéw i streszczen, a nastepnie pemnych tekstow. |G
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Selekcje oparto na  wczesniej zdefiniowanych  kryteriach  witgczenia

i wykluczenia, opisanych w rozdziale 19.2.1.

Proces selekcji innych analiz ekonomicznych zobrazowano na diagramie,

przedstawionym ponizej.
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19.2.4. Inne analizy ekonomiczne odnalezione na podstawie

przegladu systematycznego i wtaczone do niniejszej analizy

W wyniku przeszukiwania gtéwnych baz informacji medycznej (Medline, Embase,

Cochrane Library) odnaleziono |

Ponadto przeszukano:

e Cost-Effectiveness Analysis Registry, w ktérej odnaleziono _

19.2.5. Metodyka wiaczonych publikacji prezentujacych wyniki

innych analiz ekonomicznych
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