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Autorzy Wykonywane zadania 

'''''''''''''''''' '''''''''''''''''''' 

'''''''''''''' ''''''' '''''''''''''''''''''''''''''''''' 
'''''''''''''''''''''''''''''''''''''''''''''''''''''''''''''' 

 Opracowanie koncepcji analizy 

 Gromadzenie i opracowanie danych 

 Opracowanie wyników 

 Wnioski końcowe 

''''''''''' ''''''''''''''''''''''  Opracowanie koncepcji analizy 

''''''''''''''''''' '''''''''''''''''''  Gromadzenie i opracowanie danych 

 

'''''''''''''''''' ''' '''''''''''''''''''''''''''''' '''''''''''' '''''''''''''''''' ''''''''' ''' ''''''''' ''''''''''''''' ''''''''''''''' '''''''''''''''''' ''''''''''''''''''''''''''''' 
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'''''''''''''''''' ' ''''''''''''''''''' '''''''''''''''''''''''''''''''''' 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

Konflikt interesów:  

Raport wykonano na zlecenie firmy Genzyme Polska Sp. z o.o., która finansowała 

pracę. 

Autorzy nie mieli innego rodzaju konfliktu interesu. 
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daw. dawka 

DDD ang. defined daily dose – dobowa dawka leku 
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PDD ang. precribed daily dose – najczęściej stosowana dobowa dawka leku  
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s. subs. sucha substancja 

tabl. tabletki 

URPL Urząd Rejestracji Produktów Leczniczych 
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Streszczenie 

CEL 

Analiza racjonalizacyjna ma na celu wskazanie rozwiązań dotyczących refundacji 

leków, środków spożywczych specjalnego przeznaczenia żywieniowego, wyrobów 

medycznych, których objęcie refundacją spowoduje uwolnienie środków publicznych 

w wielkości odpowiadającej co najmniej wzrostowi kosztów wynikających z analizy 

wpływu na budżet podmiotu zobowiązanego do finansowania świadczeń ze środków 

publicznych dla agalzydazy beta (produkt Fabrazyme®), stosowanej w leczeniu 

późnej postaci choroby Fabry’ego.  

METODYKA 

W poszukiwaniu możliwych źródeł oszczędności dla budżetu płatnika publicznego, 

które pozwoliłyby na pokrycie dodatkowych kosztów związanych z objęciem 

refundacją leku Fabrazyme® w omawianym wskazaniu'' ''''''''''''''''''''''''''''''''''''''' ''''''''' ''''''''''''''''' 

''''''''''''''''''''''''''''''''''' '''''''''''''''''''''' ''''''''''''''''''''''''''' ''''''''''''''' '''''''''''''''''''''''''''''' '''''''''''''' ''''''''''''''''''''''''''''''''''' 

''''''''''''''''''''''''''''''''''' ''''''''''' ''''''' ''''''''''''''' '''''''''''''''' '''''''''''''''''''''''''''' ''''''''''''''''''' ''''' '''''''''''''''''''''' ''''' 

''''''''''''''''''''''''' ''''''''' ''''''''''''''''''''''''''' ''''''''''' '''''''''''''' '''''''''''''''' '''''''''''''' ''''''''''''''''''''''''''' ''''''''''''''''''''' '''''''''''''''' 

''''''''''''''''' ''''''''''''''''''''''''''''''' '''''''''''''''''''''''''''' '''''''''''''''''''''''''''''''''''''''' '''''''''''''''''' ''''''''''''''''''''''''' 

''''' ''''''''''''''''''' '''''''''''''''''''''''''''''''' ''''''''''''''''''''''' ''''''''''''''''''''''''' ''''''''''' '''''''''''''''''''''''''''' ''''''''''''''''' '''''''''''''''''' 

'''''''''''''''''''' '''''''''''''''''''''''''' ''''''''''''''''''''''' ''''''''''''''''''''''''''''''' ''''' ''''''''''''''''' '''''''''''''''''''''''' ''''''''''''''''''''''''' ''''''''''' 

'''''''''''''''''''''''' ''''''''''''''''' ''''''''''''' '''''''''''''' ''''''' ''''''' '''''''''''''''''' '''' '''''''''''''''''''' ''''''''''''''''''''''''''''''' 

''''''''''''''''''''''''''''''''''''' ''''''' '''''' '''''''''''''''''''''''''''''''' ''''''''''''''''''''' '''''''''''''''''''' '''''''''''''''''''''''''''' '''' ''''''''''''''''''' 

'''''''''''''''''''''''''''''''' ''''''''''''''''' '''''''''''''''''''''' '''''''''''''''' '''''''''''''''''''''''''''''''''''''' ''''''''' ''''''''''''''''''' '''''''''''''''''''''''' 

'''''''''''''''''''''''''''''''' ''''''''''''''''''''''''''''''' ' ''''''''''''''''''''' 

WYNIKI I WNIOSKI 

'''''' ''''''''''''''''''''''''''''''''''''''''' '''''''''''''''''' ''''''''''''''''''''''''''''''''''''''' '''''''''''''''''''''''''''''''' ''''''''''''''''''''''''''''''' 

'''''''''''''''''''''''' '''''''''''''''''''''''''''''''' '''''''''''''''''''''''''' ''''''''''''''''''''''''''''''''' '''''''''''''''' ''''''''''''''''''''''''''''''' '''''''''''''''''' '''''' 

'''''''''''''''''''''''''' ''''''''''''''''''''''' ''''''''''''''''''''''''''''' '''' ''''''''''''''''''''' '''''''''''''''''' '''''''''''''''''''''''''''''''  
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W wyniku zakwalifikowania produktu leczniczego Fabrazyme® do leczenia późnej 

postaci choroby Fabry’ego w ramach Programu lekowego oraz objęcia refundacją 

'''''''''''''''''''''''''' ''''''''''''''''''''''''''''''''''''''' ''''''''''''''''''''''''''''''''''''''''' '''''''''''''''''' '''''''''''''''''''''''''' '' '''''''''''''''''''''''''''''' 

''''''''''''''''''''''''''''''''''''' ''''''''''''''''''''''''''''''''''''''''''' ''''' ''''''''''''''''''''''' '''''''''''''''''' ''''''''''''''''''''''''''''''''''''''''''''' płatnik 

publiczny zaoszczędzi w przypadku jednoczesnego zajścia wariantów 

prawdopodobnych (minimalnych; maksymalnych) '''''''' '''''''' '''''''' '''''''''' '''''''''' '''''''''' ''''''''''' 

'''''''''' '''''''' ''''''''''' ''''' ''''''''''''''''''''' '''''''''''''''''''''''' '''''''''''''''''''''''''' ''''''''''''''''''''''''''''''''''' ''''' '''''''''''''''''''' '''''''''''' 

'''''''''''''''' '''' '''''''''''''''''''' '''''''''''''' 

Analiza racjonalizacyjna wykazała zatem, że oszczędności wynikające z '''''''''''''''''' 

''''''''''''''''''''''''''' '''''''''''''''''''''''''''' '''''''''''''''''''''''''''''''''''' będą pokrywały wydatki płatnika 

publicznego związane z refundacją leku Fabrazyme® w omawianym wskazaniu oraz 

wygenerują dodatkowe oszczędności dla podmiotu zobowiązanego do finansowania 

świadczeń ze środków publicznych. 
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1. Cel analizy 

Ze względu na wykazanie dodatkowych kosztów dla budżetu płatnika publicznego 

związanych z objęciem refundacją leku Fabrazyme® w omawianym wskazaniu, 

zgodnie z zapisami Ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji leków, środków 

spożywczych specjalnego przeznaczenia żywieniowego oraz wyrobów medycznych 

[67], konieczne jest wykonanie analizy racjonalizacyjnej. 

''''''''''''''''' 

''''''''''''' '''''''''''''''' ''''''''''''''' ''''' '''''''''''''' '''''' '''''''''' ''''''''''''''''''''''''' '''' '''''''''''''''''''''''''' 

''''''''''''''' ''''''''''''''''''''''''' ''''''''''' 

 
'''''' '' ''''''' '''''''''' '''''''''' '''''' '' '''''''''''' '''''''''' 

'''''''''''''''' '''''''''''''''''''''''''''''''''''' '''''' ''''''''' '''''''''' ''''' '''''''' '''''''' '''''' ''''''''' '''''''''' 

''''''''''''''''' ''''''''''''''''''' '''''' ''''''''' ''''''''' '''''' ''''''''' '''''''' '''''' ''''''''' ''''''''' 

''''''''''''''''' ''''''''''''''''''''''''' '''''' '''''''' '''''''''' '''''' ''''''''' '''''''''' '''''' '''''''''' ''''''''' 

'''''''''''''''' ''''''''''''''''''''''''''''' ''''''''''''''''' 

2. Metodyka 

'''''' '''''''''''''''''''''''''''''''' ''''''''''''''''''''''' '''''''''''''' '''''''''''''''''''''''''''''''' '''''''' ''''''''''''''''''' '''''''''''''''''''' '''''''''''''''''''''''''''''''' 

''''''''''''' '''''''''''''''''''''''''''' '''''' ''''''''''''''''''''' '''''''''''''''''''''''''''''''' '''''''''''''''''''' ''''''''''''''''''''''''''''' ''' ''''''''''''''''''''' 

'''''''''''''''''''''''' '''''''''''''''''''''''''''' '''''''''' ''''' ''''''''''''''''''''''''''' ''''''''''''''''''''''''''''' ''''''''''''''''''''''''''''''''''''' ''''''''' 

''''''''''''''''''' ''''''''''''''''''''''''''''''''''''''' '''''''''''''''''''''''' '''''''''''''''''''''''''''' ''''''''''''' '''''''''''''''''''''''''''''''' ''''''''''''''''' 

'''''''''''''''''''''''''''''''''''' ''''''''''''''''''''''''''''''''' ''''''''''''' '''''''' '''''''''''''''''' ''''''''''''''' '''''''''''''''''''''''''''' 

'''''''''''''''''''''''''''''''' '''''''''' '''''''''''''' '''''''''''''''''''''''''''''''''''' ''''''''''''''''''''''''''''''''' ''''' ''''''''''''''''''' '''''''''''''''''' 

'''''''''''''''''''''''''''''''''''''' ''''''''''''''' '''''''''''''''''' '''''''''''''''''''''''''''''' ''''''''''''''''''''''''''''''' ''''''''''''''''''''''''''''''''''' 

''''''''''''''''''''''''''''''' '''''''''' ''''''''''''''''''''' '''''''''''''''''''''''''' ''''''''''''''''''''''' ''''''''''' '''''''''''''''''''''''' ''''''''''''''''''''''''''''''''''' 

''''''''''''''''' '''''''''''''''''''''''''''''''''' ''''''''''''''''''''''''''''''''''''''''''' ''''''''''''''''''''' ''''''''''''''''''' ''' '''''''''' ''''''' '''''''''''''''''''''''''''''' 

'''''''''''' '''' '''''''''''''''''''''' '''''''''''''''''' ''''''''''''''''''''''''''''''''''''''' '''''''''''''' ''''''''''''''''''''' '''''''''''''''''''''''''''''''''' 

''''''''''''''''''''''''' '''''''''''''''''''''''''''''''' '''''''''''''''''''''''''''''' ''''''''''' ''''''''''''''''''''' '''''''''''''''''''''''''''''''' '''''' '''''''''''' ''' 

'''''''''''''''''''''''' '''''''''''' '''' '''''''' '''''''''''''''''''''' ''''''''''''' '''''''''''''''''''''''''''''''''''''''' 

'''''''''''''''''''''''''''''''''''''' '''''''''''''''''''''''' ''''''''''''' '''''''''''''''''' ''''''''''''''''''''''''''' '''' ''''''''''''''''''' '''''''''''''''''' '''''''''''''' 

'''''''''''''''''''''''''''''''''''''' ''''''''''''''' '''''''''''''''''''''''''''''''''''''''''''''''' ''''''''''' '''''''''''''''''''''''' ''''''' ''''''''''''''''''' '''''''''''''''''''' 
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''''''''''''''''''''''''' '''''''''''' '''''''''''''''''''''''''''' '''''''''''' ''''''''''''''''' '''''''''''''''''''''''''''' ''' '''''''' '''''''''' '''''''' ''''''' ''''''''''' 

''''''''''''''''''''' ''''''''''''''''''''1'' ''''''''''''''''''''''' ''''' ''''''''''''' ''''''''''''''''''''''''' '''''''''''' ''''''''''''''''''''''''''''''''' '''''''''''''''''' 

'''''''''''''''''''' ''' ''''''' '''''''''''' ''''''''''''' '''''''''''' ''''''''''''''''' ''''''' ''''''''''''''' '''''''''''' '''''''''''''''''''' '''' ''''''''''''''''' '''''''''''''' 

''''''''''''''''''''' '''''''''''''''''''''''''''''' '''''''' '''''''''''''' ''''''''''''''''''''''' ''''''''''''''''''''''''' ''''''''''''''''''''''' '''''''''''' ''' ''''''' ''''''''''' 

'''''''''''''''' '''' '''''''''''''''''''''''' '''''''''''''''' '''''''''''''''''''''''' ''''''''''''''''''''''''' '''''''''''''''''''''''''''''''' '''''''''' 

'''''''''''''''''''''''''''''''''''' ''''''''''''''''''''''''''' '''''''''''''''''''''''''' '''' ''''''''''''' '''''''''''''' '''''''''''''''''' ''''''''''''' '''''''''''''' 

''''''''''''''''''''''''''''''''' ''''''''''''''''''''''''''''' '''' ''''''''''''''''' '''''' ''''''''''''''''''' ''''' ''''''''''''' '''''''''''''''''' 

'''''''''''''''''''''''''''''''''''''''''' '''''''''''''''''''''' '' '''''''''''''''''''''''''''''' ''''''' ''''''' ''''''''''''''''''''''''' ''''''''''''''''''''''''' '''''''''''''''''' 

'''''''''''''''''''''''' '''''''''''''''''''''''''''''''''''' ''''''''''''''''' '''''''''''''''''''''''' '''' '''''''''''''''''' '''''''''''''''''''''''' ''''''''''''''''''''' '' 

'''''''''''''''''' ''''''''''''''''''''''''''''' ''''' ''''''''''''''''' '''''''''''''''''''''''''''''''' '''' ''''''''''''''' ''''''''''''''''''' '''''''''''''''''''''''''''''''''''''''' 

''''''''''''''''''''''' '''''''''''''''''''''''''''''''''''' '''''''''' ''''''' ''''''''''''''''''''''' ''''''''''''''''''''''''' ''''''''''''''''''' '''''''''''''''''''''''''''' 

''''''''''''''''''''' '''''''''''' ''''''''''''' '''''''''''' '''''''''''''''''' ''''''''' '''''''''''''' '''''''''''''' ''''''''''''''''''''''''' ''''''''''''''''' '''''''''''''''''''''''' 

''''''''''''''''''''' ''''''''''''''' '''''''''''''''''''''''''''''''' '''''''''''''''''''''''''''''''''''''''' '''''''''''''''''' '''''''''''''''''''''''' '''''''''''''''''''''''''' 

''''''''''''''''''''' ''''''' ''''''''''''''''''''2'' 

''''''''''''''''''''''''' ''''''''''''''''' ''''''''''''' '''''''''''''''''''' ''''''''''''''''' ''''''''''''''''''' '''''''''''''''' '''''''''''''''' ''' ''''''''''' '''''' '''''''''''' 

''''''''''' '''' '''' ''''''''''''''''''''''''' '''''''''''''''' '''''''''''''''''''' '''''''''''''''''''''''''''''''' '''''''''''''''''''''''''''' '''''''''''''''''''''''''''''''''''' 

'''''''''''''''''''''''''''''' '''''''''''' '''''''''''''''''''''' ''''''''''''''''''''''''''''' ''''''''''' 

 ''''''''''''''''''' ''' ''''''' '''''' '''''''' '''' ''''' '''''''''''''''''''''' '''''''''''''''''' '''''''''''''''' '''' '''''''''''''''''' ''''''''''''''''''''''' 

''''''''''''''''''''''''' '''''''''''''''''''''''''''''' ''''''''''' '''''''''''''''''''''''''''''''''''' '''''''''''''''''''''''''''''' ''''' ''''''''''''''' ''''''' 

''''''''''''''''''' '''' ''''''''''''' ''''''''''''''''''' ''''''''''''''''''''''''''''''''''''' '''''''''''''''''''' ' '''''''''''''''''''''''''''''''' '''''''' ''''''' 

''''''''''''''''''''''' '''''''''''''''''''''''''' '''''''''''''''' '''''''''''''''''''''''' ''' '''''''''' '''''''''''' ''''''''''''''''''' '''''' ''''''''''''' ''''''''''' 

''''''''''''''''' '''''''''' '''''''''''' ''' ''''''''''''''''' '''''''''''''''' ''''''''''' '''''''''''''''''''''' '''''''''''''''''''''''' ''''''''''''' 

'''''''''''''''''''''''' '''' '''''''''''''''''''''''' '''''''''''''''' ''''''''''''''''''''''''' '''''''''''''''''''''' '''''''''''''''''''''''''''''''''''''''' 

'''''''''''''''''''''''' ''''''''''''' '''''''' '''''''''''''' ''''''''' '''''''''''''''''' '''''''' '''''''''''' ''''''''''''''''''' '''''' ''''''''''' 

''''''''''''''''''''''''' ''''''''''''''''''''''''''''''''''' ''' ''''''''' '''''''' ''''''''''''' ''''''''''''''' ''''''''''''''''''''''''''''''' 

 '''''''''''''''''' ''' '''''''' '''''' '''''''''' '''' '''''''' '''' ''''''''''''''''''''''' '''''''''''' ''''''''''''' ''''''''''''''''''''''''''' 

'''''''''''''''''''''''''''''''' '''''''''' '''''''''''''''''''''' ''''''''''''''''''''' ''''''''''''''' ''''''''''''''''''''''''''''' ''''''''''''''''''''''''''''''' '''' 

                                            

' ''''''''''''' ''''''''''''''''''''''''''''' '''''''''''''''' ''''''''''''''''''''''' ''' '''''''''' '''' '''''''''''''''''''''''''' ''''''''''''''''''''''''''''' '''''''''''''''''''''''''' ''''''''''''' '''' 
'''''''''''''''''''''''''' ''''''''' '''''''''''''''''''''''''''''''''''' '''''''''''''' '''''''''' ''''''''''''''''''''''''''''''''' '''''''''' ''''''''''' '''''''''''''''''''''''''' ''''''''''''''''''''''''''''''''''''''''' 
''''''''' '''''''''''''''''''''''''''''''''' '''''' '''''''''''''''''''''''''''''' ''''''''''''''''''''''''''''' ''''''''' ''''''''''''''''''''''''''''''''' ''''''''''''' ''''''''' ''''''''''''''''''''' ''''' 
'''''''''''''''''''''''' '''''''' '''''''''''''''''''''''' '''''''''''''''''''' 
' ''''''''' '''''' '''''''' '''''' ''''''''''''''''''' '''''''''''''''''''''''''''''' 
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osiągnięcie znacznych oszczędności w budżecie płatnika publicznego. 

Oszczędności, wykazane w analizie umożliwią pokrycie kosztów związanych 

z rozpoczęciem finansowania agalzydazy beta (produkt Fabrazyme®), stosowanej 

w leczeniu choroby Fabry’ego.  
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