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Indeks skrotow

Skrot Objasnienie

AOTM Agencja Oceny Technologii Medycznych

CCA ang. cost-consequences analysis — analiza kosztow-konsekwenciji
CUA ang. cost-utility analysis —analiza kosztéw-uzytecznosci
DSX deferazyroks

ang. incremental cost-utility ratio — inkrementalny wspétczynnik kosztow-

ISR uzytecznosci
LIC ang. liver iron concentration- stezenie zelaza w watrobie
mc masa ciata
NBP Narodowy Bank Polski
n/d nie dotyczy
QALY ang. quality adjusted life years — lata zycia skorygowane o jako$¢
SCA ang. sickle cell anemia — anemia sierpowatokrwinkowa
SD ang. standard deviation — odchylenie standardowe
SE ang. standard error — btad standardowy
TTO ang. time trade-off- metoda handlowania czasem
WHO ang. World Health Organization — Swiatowa Organizacja Zdrowia
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Streszczenie

CEL | ZAKRES ANALIZY

Celem analizy jest ocena optacalnosci stosowania w Polsce deferazyroksu
o zmodyfikowanym uwalnianiu (nazwa handlowa Exjade®) w leczeniu przewlektego
obcigzenia zelazem w wyniku transfuzji krwi u dorostych. Analiza dotyczy dwdch
prezentacji leku: Exjade® 250 mg, 28 tabl. oraz Exjade® 500 mg, 28 tabl.

N D obor

komparatorow oparty zostat na podstawie Analizy klinicznej [15].
METODYKA

W celu oceny optacalnosci stosowania deferazyroksu stosowanego we wskazanej

populacji chorych, zastosowano technike analityczng kosztéw-uzytecznosci.

W analizie uwzgledniono réznigce bezposrednie medyczne koszty ocenianych
technologii medycznych oraz koszty posrednie, zwigzane ze stosowaniem lekéw. Do
kosztéw roznigcych zakwalifikowano takie kategorie kosztow jak: koszt leku, koszt

podania leku oraz koszt utraconej produktywnosci.

Do oceny kosztéw oraz efektéw zdrowotnych przyjeto, |GG

I o2y wotni horyzont czasowy oraz perspektywe spoteczng. Dodatkowo,
celem spetnienia wymagan Rozporzadzenia Ministra Zdrowia' przedstawiono
rowniez perspektywe podmiotu zobowigzanego do finansowania Swiadczen ze
Srodkoéw publicznych, jak rowniez perspektywe wspdlng podmiotu zobowigzanego do
finansowania Swiadczen ze $rodkow publicznych i Swiadczeniobiorcy, czyli

perspektywe poszerzona.

WYNIKI

l.‘?ozporzagdzenie Ministra Zdrowia z dnia 2 kwietnia w sprawie minimalnych wymagarn, jakie musza
spetniac analizy uwzglednione we wnioskach o objecie refundacja i ustalenie urzedowej ceny zbytu
oraz o podwyzszenie urzedowej ceny zbytu leku, Srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia
zZywieniowego, wyrobu medycznego, ktére nie majg odpowiednika refundowanego w danym
wskazaniu.
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W wyniku zastosowania deferazyroksu (Exjade®) zamiast || GGG

koszt inkrementalny zwigzany z leczeniem przewlektego obcigzenia Zzelazem

wwyniku transfuzji krwi u dorostych wyniést z perspektywy spotecznej [}

w analizowanym horyzoncie czasowym. Koszt z perspektywy
poszerzonej oraz z perspektywy ptatnika publicznego wyniést odpowiednio

I Podane wyniki minimalnie réznig sie zaleznosci od

rozwazanej prezentacji Exjade® - réznica ta nie przekracza kilku PLN. Efektem

zastosowania w tej grupie chorych deferazyroksu

W  zwigzku z  powyzszym, wartos¢ inkrementalnego  wspoétczynnika

kosztéw-uzytecznosci dla deferazyroksu

Otrzymane wyniki poddano jedno i wielokierunkowej analizie wrazliwosci,

ktorych wyniki wskazujg, ze najwiekszy wptyw na wartos¢ wspoétczynnika ICUR maja:

Na podstawie wykonanej analizy wnioskowa¢ mozna, ze stosowanie deferazyroksu

w leczeniu przewlektego obcigzenia zelazem generuje nie tylko koszty dla ptatnika,

ale rowniez korzystne efekty zdrowotne dla chorych.

Wyznaczony inkrementalny wspotczynnik kosztow-uzytecznosci w omawianej

populacji chorych z perspektywy spotecznej przyjat wartosé¢ réwna |
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1. Cel i zakres analizy ekonomicznej

Analiza zostata przygotowana w celu dokonania oceny optacalnosci stosowania
w Polsce deferazyroksu (nazwa handlowa Exjade®) w leczeniu przewlektego
obcigzenia zelazem w wyniku transfuzji krwi u dorostych. Analiza dotyczy dwdch
prezentacji leku: Exjade® 250 mg, 28 tabl. oraz Exjade® 500 mg, 28 tabl.

I Dobor komparatoréw oparty zostat na podstawie

Analizy klinicznej [15].

Podkresiic nalezy G
I
I
I

2. Strategia analityczna

Analiza wykonana zostata w oparciu o sporzgdzonag wczesniej Analize klinicznag dla
preparatu Exjade®, stosowanego w Polsce w leczeniu przewlektego obcigzenia
zelazem w wyniku transfuzji krwi u dorostych [15]. Na podstawie tej analizy okreslono
skutecznos¢ i bezpieczenstwo interwencji ocenianej oraz komparatora

w przedstawionym wskazaniu.
3. Perspektywa

Analize wykonano z perspektywy spotecznej. |G
S
S
I D -ic g0 te2 w analizie uwzgledniono koszty posrednie.

Wyniki przedstawiono rowniez z perspektywy podmiotu zobowigzanego do
finansowania swiadczen ze Srodkow publicznych (zgodnie z art. 14 Ustawy z dnia 27
sierpnia 2004 roku o swiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkow

10



@E@ mahta Deferazyroks w leczeniu przewlektego obcigzenia zelazem w
) ' wyniku transfuzji krwi u dorostych — analiza ekonomiczna

publicznych jest nim ptatnik publiczny, czyli Narodowy Fundusz Zdrowia (NFZ) lub
wiasciwi ministrowie) — zwanej dalej perspektywa pfatnika publicznego, jak réwniez z

perspektywy poszerzonej (obejmujacej perspektywe ptatnika publicznego i pacjenta).
4. Horyzont czasowy

Zgodnie z 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

komparatora [1].

W przypadku technologii medycznych, ktérych wyniki i koszty ujawniajg sie w ciggu
catego zycia chorego, horyzont czasowy powinien zamyka¢ 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
czasowym. Zgodnie z teorig ekonomii, wartosci przyszte ponoszonych kosztéw
(iuzyskiwanych efektéw zdrowotnych) nie sg réwne wartosciom kosztow (ani
uzyskiwanym efektom zdrowotnym) ponoszonych w chwili obecnej. W celu unikniecia
bteddéw, wartosci przyszte nalezy wyrazi¢ w wartociach terazniejszych, czemu stuzy

dyskontowanie.

11
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Zgodnie z Wytycznymi AOTM w analizie przyjeto stope dyskontowag na poziomie 5%

dla kosztéw oraz 3,5% dla wynikéw zdrowotnych[1].

Ponadto w analizie wrazliwosci uwzgledniono stopy dyskontowe na poziomie: 5% dla
kosztéw i wynikéw zdrowotnych; 0% dla kosztéw i wynikow zdrowotnych; 0% dla

wynikow zdrowotnych i 5% dla kosztow[1].

6. Przeglad systematyczny badan do oceny jakosci
zycia

Oprécz wynikow zdrowotnych z badan klinicznych, w analizie ekonomicznej
konieczne byto okreslenie jakosci zycia chorych w analizowanym wskazaniu. Z tego
wzgledu wykonano przeglad systematyczny, majacy na celu odnalezienie badan do

oceny jakosci zycia chorych.

6.1. Kryteria witaczenia i wykluczenia badan do oceny
jakosci zycia chorych

Ponizej przedstawiono kryteria ustanowione a priori w protokole do przegladu

systematycznego, na podstawie ktérych decydowano o wtgczaniu badan do analizy.

Kryteria wiaczenia badan:

e populacja: doroSli chorzy otrzymujacy regularne transfuzje krwi i w zwigzku

z tym cierpigcy na przewlekte obcigzenie zelazem;

e metodyka: badania pierwotne lub wtdrne, w ktérych dokonano oceny jakosci
zycia chorych, z uwzglednieniem standw przyjetych w modelu oraz punktow

koricowych, okreslonych w badaniach, wtgczonych do Analizy kliniczne,;.
Kryteria wykluczenia badan:

e populacja: niezgodna z powyzszymi kryteriami wtgczenia,

12
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e metodyka: niezgodna z powyzszymi Kkryteriami wigczenia, przeglady
niesystematyczne, opisy przypadkéow tzw. case-series, opracowania
pogladowe, publikacje w jezykach innych niz polski, angielski, niemiecki,
francuski, publikacje, w ktérych byty niewystarczajgce dane do wykonania

obliczern w modelu lub oceny ich przydatnosci.

6.2. Strategia wyszukiwania

Do odnalezienia badan oceniajgcych jakosci zycia chorych wykorzystano bazy
informacji medycznej: Embase i Medline (poprzez wyszukiwarke Ovid) oraz
Cochrane Library. Zastosowano dwie strategie przeszukiwania tych baz. Strategie
zaprezentowano Ww zatgczniku 20.1. Znalazlty sie¢ tam terminy zwigzane ze

zdefiniowanymi w Rozdziale 6.1. kryteriami wtaczenia badan.

Dodatkowo przeszukano bazy Cost-Effectiveness Analysis Registry (CEAR) oraz
Centre for Reviews and Dissemination (CRD). Stowa kluczowe zastosowane

do przeszukania tych baz zaprezentowano w zatgczniku (Rozdziat 6.1.).

Zaktadanym wynikiem przegladu byto odnalezienie badan umozliwiajgcych ocene
jakosci zycia chorych wymagajgcych regularnych przetoczen krwi i w zwigzku z tym
cierpigcych na przewlekte obcigzenie zelazem, na podstawie ktérych mozliwe bytoby
wykonanie obliczen QALY dla kazdej z porownywanych technologii.

6.3. Selekcja badan

Publikacje odnalezione w gtéwnych bazach medycznych Medline, Embase
i Cochrane Library oraz bazach dodatkowych (CEAR oraz CRD) zostaty poddane
selekcji na podstawie tytutdéw i streszczen, a nastepnie petnych tekstow. Selekciji
dokonato niezaleznie dwéch analitykéw [ Bl W przypadku braku zgodnosci
decyzje podejmowane byty zudziatem trzeciego analityka [JJfi na drodze
konsensusu. Selekcje oparto na wczesniej zdefiniowanych kryteriach wigczenia

i wykluczenia, opisanych w Rozdziale 6.1.

Proces selekcji badan do oceny jakosci zycia zobrazowano na diagramie,

przedstawionym w zatgczniku 20.3.

13
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6.4. Publikacje do oceny jakosci zycia chorych
odnalezione na podstawie przegladu systematycznego

| wiaczone do analizy

W wyniku przeszukiwania gtéwnych baz informacji medycznej (Medline, Embase,
Cochrane Library) odnaleziono || I v formie tytutéw i abstraktéw.

Ponadto przeszukano:

e Baze Centre for Reviews and Dissemination, w ktorej odnaleziono .

e Cost-Effectiveness Analysis Registry, w ktdrej odnaleziono _

Po przeprowadzeniu selekcji abstraktéw do analizy petnych tekstéw witaczono |

B - czcg0 ostatecznie do raportu wigczono

6.5. Metodyka witaczonych badan do oceny jakosci zycia

chorych

Ostatecznie, w przegladzie systematycznym odnaleziono

W badaniu

14
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W przegladzie systematycznym baz informacji medycznej, przedstawionym
w Analizie klinicznej, odnaleziono i zakwalifikowano do dalszej analizy || Gz

Do Analizy klinicznej wiaczono ponadto

W Analizie klinicznej odnaleziono m.in. nastepujace badania dotyczace skutecznosci

deferazyroksu u chorych na MDS:
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7.1. Ocena skutecznosci

7.2. Ocena bezpieczenstwa

W Analizie klinicznej wykazano istotne statystycznie réznice pomiedzy | SN
dla nastepujgcych dziatan niepozgdanych
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Zgodnie z powszechnie przyjeta klasyfikacja dziatann niepozadanych, dziatania
w stopniu fagodnym i umiarkowanym(w stopniu 1.i 2.) najczesciej nie wymagaja

leczenia. [16]

Natomiast powazne dziatania niepozadane, to dziatania w stopniu ciezkim
i zagrazajacym zyciu lub zagrazajgce uposledzeniem lub niezdolnoscig do pracy (sa
to dziatania w stopniu 3. i4.). Wymagaja one hospitalizacji pacjenta lub jej
przedtuzenia z zastosowaniem leczenia, w celu unikniecia trwatych ubytkdw na
zdrowiu, a takze innych zdarzen wymagajgcych interwencji medycznej. Stopien

5.dziatan niepozadanych oznacza zgon. [16]
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7.3. Jakos$¢ zycia

>
S
o
N,
)
=
=
)
N
-
2

|, u chorych otrzymujgcych deferazyroks, wykazano

Tabela 1.

-
<)
=
o
(7D
(¢}
N-
<
o,
Q
O
Q
2,
(1]
=)
=
O
=

Tabela 4.
Jakosé zycia pacjentow




{F‘E%’ mahta Deferazyroks w leczeniu przewlektego obcigzenia zelazem w
) ' wyniku transfuzji krwi u dorostych — analiza ekonomiczna

—

W analizie ekonomicznej postuzono si¢ wynikami

8. Przeglad systematyczny innych analiz
ekonomicznych wykonanych w Polsce lub za
granica

Ponizej przedstawiono kryteria ustanowione a priori w protokole do przegladu

systematycznego, na podstawie ktérych decydowano o wtgczaniu badan do analizy.

Kryteria wiaczenia badan:

e populacja: dorosli chorzy poddawani terapii chelatujgcej zelazo ze wzgledu

na przewlekte obcigzenie zelazem w wyniku regularnych transfuzji krwi;
e interwencja: deferazyroks;

» komparatory: [N

e metodyka: analizy ekonomiczne np. Kkosztow-efektywnosci, kosztéw-

uzytecznosci lub minimalizacji kosztow, wykonane w Polsce lub za granica.

Kryteria wykluczenia badan:
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e populacja: niezgodna z powyzszymi kryteriami wigczenia;
e interwencja: inna niz wyzej wymieniona,
e komparatory: inne niz wyzej wymienione;

e metodyka: niezgodna z powyzszymi kryteriami wigczenia, opracowania
pogladowe, publikacje w jezykach innych niz polski, angielski, niemiecki,

francuski.

8.1. Strategia wyszukiwania

W celu odnalezienia innych analiz ekonomicznych zastosowano strategie
wyszukiwania w bazach informacji medycznej: Embase i Medline (poprzez
wyszukiwarke Ovid) oraz Cochrane Library. Strategie te zaprezentowano
w zataczniku 20.1. Zawierajg one terminy odnoszgce sie do wyzej zdefiniowanych

kryteribw wtgczenia badan (Rozdziat 8.1).
Dodatkowo, w analizie przeszukano bazy:

e Centre for Reviews and Dissemination (CRD), w ktdrej wykorzystano te samag
strategie wyszukiwania, co w przypadku baz wymienionych powyzej,

e Cost-Effectiveness Registry (CEAR) [2], w ktérej do odnalezienia analiz
ekonomicznych zastosowano stowa kluczowe zwigzane z problemem

zdrowotnym oraz stosowang interwencja.
Strategie do przeszukania wymienionych powyzej baz zaprezentowano w zatgczniku.

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 ktoregokolwiek komparatora.
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8.2. Selekcja badan

Odnalezione publikacje w gtdéwnych bazach medycznych Medline, Embase
i Cochrane Library oraz bazach dodatkowych (CEAR oraz CRD) zostaty poddane
selekcji na podstawie tytutéw i streszczen, a nastepnie petnych tekstow. Selekciji
dokonato niezaleznie dwéch analitykéw |l W przypadku braku zgodnosci
decyzje podejmowane byly zudziatem trzeciego analityka - na drodze
konsensusu. Selekcje oparto na wczesniej zdefiniowanych kryteriach witgczenia

i wykluczenia, opisanych w Rozdziale 8.1.

Proces selekcji innych analiz ekonomicznych zobrazowano na diagramie,

przedstawionym w zataczniku 20.3.

8.3. Inne analizy ekonomiczne odnalezione na podstawie
przegladu systematycznego i wiaczone do niniejszej

analizy

W wyniku przeszukiwania gtownych baz informacji medycznej (Medline, Embase,
Cochrane Library) odnaleziono ||}l w formie tytutéw i abstraktéw.

Ponadto przeszukano bazy:

e Centre for Reviews and Dissemination, w ktorej odnaleziono

e Cost-Effectiveness Analysis Registry, w ktérej odnaleziono || GGz

W wyniku przeprowadzonej selekcji abstraktow do analizy petnych tekstow wtgczono

22
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8.4. Metodyka wiaczonych publikacji prezentujacych

wyniki innych analiz ekonomicznych
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Zgodnie z Wytycznymi AOTM, wyniki tych analiz ekonomicznych przedstawiono
w dyskusji (Rozdziat 19.).

9. Technika analityczna

Zgodnie z Wytycznymi AOTM analize kosztéw-uzytecznosci powinno si¢ stosowac,
gdy zalezna od zdrowia jakos¢ zycia jest jednym z istotnych wynikéw analizowanych
technologii lub gdy porownywane technologie dajg bardzo rdéznorodne wyniki
zdrowotne i konieczne jest znalezienie dla nich wspdlnego mianownika,

umozliwiajgcego poréwnanie [1].

W Analizie klinicznej oraz z wyniku przeprowadzonego przegladu systematycznego

badan jakosci zycia wykazano

W 2zwigzku z powyzszym, do oceny optacalnosci stosowania deferazyroksu
I\ <onano analize kosztéw-uzytecznosci (ang. cost-
utility analysis, CUA). Jej wynikiem jest wartos¢ inkrementalnego wspoétczynnika
kosztow-uzytecznosci (ang. incremental cost-utility ratio, ICUR), w ktérym za
jednostke efektu zdrowotnego przyjeto QALY (ang. quality-adjusted life years, lata
zycia skorygowane o jakosg).
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Zgodnie z Wytycznymi Agencji Oceny Technologii Medycznych (AOTM), w analizie
wykonano réwniez analize kosztéw i konsekwenciji (CCA, ang. cost-consequences

analysis) [1].
10. Analiza kosztow

W analizie brano pod uwage wytgcznie koszty rdznigce oceniane technologie

medyczne. Uwzgledniano bezposrednie koszty medyczne oraz koszty posrednie.
Do kosztéw tych zakwalifikowano:

e koszt lekdéw (dotyczy perspektywy pfatnika publicznego i pacjenta),
e koszt podania lekéw (dotyczy perspektywy pacjenta),

e koszt utraconej produktywnosci (dotyczy perspektywy spotecznej).

Uznano, ze wszelkie inne koszty bezposrednie, koszty posrednie oraz wszelkie
ograniczenia w zyciu codziennym i zawodowym zwigzane sg wylgcznie
ze zdiagnozowang chorobg i naleza do kategorii kosztow wspdlnych, w zwigzku
z czym nie uwzgledniono ich w analizie. W szczegolnosci za nierdznigce dla
rozpatrywanych technologii uznano koszty monitorowania i diagnostyki, ktére dla

wszystkich chorych niezaleznie od stosowanej terapii sg poréwnywalne?.

W analizie kosztow uwzgledniono dozywotni horyzont czasowy.

10.1. Koszt lekéw

Do wyznaczenia kosztow analizowanych technologii medycznych konieczne byto




7y
3
3
]

W oparciu o

I Zostaty one przedstawione w ponizszej tabeli.

Tabela 2.
Ceny
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Tabela 3.
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Zrédto: opracowanie wtasne

Wielko$¢ Sredniej dawki analizowanych technologii medycznych zostata zatem
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'[abela 4.
Srednia dobowa dawka

— mill mil
E— - :

Dawkowanie analizowanych technologii medycznych

Osoby cierpigce na rozwazane w analizie rodzaje niedokrwistosci (w wyniku, ktérych

chorym przetacza sie¢ koncentrat krwinek czerwonych, co powoduje obcigzenie

zelazem) charakteryzuja sic [N

W oparciu o Sredni koszt jednostkowy analizowanych technologii medycznych
oraz ich schemat dawkowania wyznaczono koszt stosowania tych technologii

w analizowanym horyzoncie czasowym. Wyniki obliczern oraz schemat dawkowania

I prezentuje ponizsza tabela
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Tabela 5.
Koszt analizowanych technologii medycznych miesieczny oraz w horyzoncie
czasowym

I
*
I
*
"

I
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_
|
*
*
I
I
*
*

Zrédfo: opracowanie wiasne

10.2. Koszt podania leku

Produktem leczniczym zawierajgcym deferazyroks, rozwazanym w niniejszej analizie
jest Exjade® w postaci tabletek do sporzadzania zawiesiny doustnej w dawkach 250
mg, 500 mg, w opakowaniach zawierajgcych 28 tabletek. Preparat musi by¢
przyjmowany raz na dobe na czczo, co najmniej 30 minut przed positkiem, najlepiej o
tej samej porze kazdego dnia. Tabletki rozpuszczajg sie w wyniku rozmieszania w
szklance wody, soku pomaranczowego lub jabtkowego (od 100 ml do 200 ml), az do

uzyskania jednolitej zawiesiny. Po zazyciu zawiesiny wszelkie resztki leku nalezy
ponownie rozpusci¢ w niewielkiej iloéci wody lub soku i wypi¢ [6]. [ EGcI_zINEG
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Tabela 6.

Koszty jednostkowe i roczne zwiazane z IR
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Tabela 7.

10.3. Koszty utraconej produktywnosci

Na podstawie badan odnalezionych w przegladzie systematycznym stwierdzono,
ze czas utracony w zwigzku ze stosowaniem leku rozni sie w sposob istotny
statystycznie pomiedzy rozpatrywanymi technologiami. Podsumowane wyniki mozna
znalez¢ w ponizszej tabeli.

Tabela 8.
Czas tracony w zwiazku z koniecznoscia stosowania leku ||| EENNEE
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Z powyzszej tabeli wynika, ze

Tabela 9.
Czas tracony w zwiazku z koniecznoscia stosowania leku || G

l

_— = | =
= - - -
. - - -
- N
——— - -

Pacjent poswiecajacy czas na aplikacje leku, nie moze jednoczesnie wykorzystywac
zgromadzonego przez niego kapitatu ludzkiego, co jest stratg zaréwno dla niego
samego jak i spoteczenstwa. Wydajnos¢ tego kapitatu przyblizy¢ mozemy przez
przecietne wynagrodzenie brutto w kraju. Wartos¢ ta przedstawiona zostata w

ponizszej tabeli.
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Tabela 10.
Przecietne miesieczne wynagrodzenie brutto w Polsce w 2012 r.

Przecietne miesieczne wynagrodzenie brutto

[PLN] 3 728,36

Zrédto: opracowanie na podstawie GUS [32]

Zatozono, ze przecietna osoba przepracowuje ok. [ EGcGcGcGEGE

_ Za pomoca tej wartoSci obliczono przecietne godzinowe
wynagrodzenie brutto. Miesieczne koszty utraconej produktywnosci oszacowano jako

liczbe godzin w miesigcu straconych w zwigzku z uzywaniem leku przemnozong
przez przecigtne godzinowe wynagrodzenie brutto. Wyniki mozna zobaczy¢ w

nastepnej tabeli.

Tabela 11.
Miesieczne przecietne koszty utraconej produktywnosci z tytutu leczenia
I I
- | I
I
I =
|
— — —

Zrédto: opracowanie wtasne
10.4. Podsumowanie analizy kosztow

Obliczono catkowity (w dozywotnim horyzoncie czasowym) koszt roznigcy, zwigzany
z wyborem danej technologii medycznej. W tabelach ponizej przedstawiono koszty
zaréwno absolutne jak i inkrementalne®. Wyniki minimalnie réznig sie w zaleznoéci
od tego czy w terapii DSX stosowany bytby Exjade® 250 mg czy tez Exjade® 500 mg

(w przeliczeniu na miligram tanszy o 0,0003% od prezentacji 250 mg).
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Tabela 12.

Catkowity koszt rézniacy (absolutny oraz inkrementalny) zwigzany ze
stosowaniem wybranej technologii medycznej [PLN] z perspektywy spotecznej
— dla terapii DSX z zastosowaniem Exjade® 500 mg

Zrédfo: opracowanie wiasne

Tabela 13.

Catkowity koszt rézniacy (absolutny oraz inkrementalny) zwigzany ze
stosowaniem wybranej technologii medycznej [PLN] 2z perspektywy
poszerzonej — dla terapii DSX z zastosowaniem Exjade® 500 mg

Zrédfo: opracowanie wiasne

Tabela 14.

Catkowity koszt rézniacy (absolutny oraz inkrementalny) zwigzany ze
stosowaniem wybranej technologii medycznej [PLN] z perspektywy ptatnika
publicznego - dla terapii DSX z zastosowaniem Exjade® 500 mg
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Zrddfo: opracowanie wiasne

Tabela 15.

Catkowity koszt rézniacy (absolutny oraz inkrementalny) zwigzany ze
stosowaniem wybranej technologii medycznej [PLN] z perspektywy spotecznej
— dla terapii DSX z zastosowaniem Exjade® 250 mg

Zrédio: opracowanie wiasne

Tabela 16.

Catkowity koszt rézniagcy (absolutny oraz inkrementalny) zwigzany ze
stosowaniem wybranej technologii medycznej [PLN] 2z perspektywy
poszerzonej — dla terapii DSX z zastosowaniem Exjade® 250 mg

Zrédfo: opracowanie wiasne
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Tabela 17.

Catkowity koszt roézniacy (absolutny oraz inkrementalny) zwiagzany ze
stosowaniem wybranej technologii medycznej [PLN] z perspektywy ptatnika
publicznego — dla terapii DSX z zastosowaniem Exjade® 250 mg

Zrédfo: opracowanie wiasne

Dyskontowanie kosztéw zostato wykonane przy zatozeniu stopy dyskonta na
poziomie 5%.

11. Modelowanie

Parametry wejsciowe uwzglednione w modelu podsumowano w niniejszej tabeli.

Tabela 18.
Parametry wykorzystane w modelu
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12. Walidacja modelu

W celu ujawnienia ewentualnych btedéw przeprowadzono walidacje wewnetrzng
modelu. Kazdg zmienng wprowadzang do modelu analizowano pod katem
poprawnosci generowanych wynikdw. Sprawdzano rowniez, czy wprowadzenie
skrajnych wartosci dla uwzglednianych w modelu zmiennych nie powodowato
btedow. Dodatkowym elementem walidacji wewnetrznej modelu byta rowniez analiza
wrazliwosci.

W celu dokonania walidacji zewnetrznej podjeto probe odnalezienia innych analiz

ekonomicznych, dotyczacych omawianego problemu zdrowotnego.
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13. Przedstawienie wynikow

13.1. Perspektywa spoteczna
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13.2. Perspektywa poszerzona
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13.3. Perspektywa ptatnika publicznego
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14. Analiza wrazliwosci

14.1. Jednokierunkowa analiza wrazliwosci

Jednokierunkowg analize wrazliwosci przeprowadzono dla parametrow, ktére majg
potencjalnie najwigkszy wptyw na wynik. Dla parametrow tych przeprowadzono
analize wartosci skrajnych (ang. extreme value analysis), ktéra ocenia wptyw
przyjecia przez parametry kluczowe wartosci ekstremalnych, a wiec pesymistyczne

oraz optymistyczne scenariusze.

Jednokierunkowg analize wrazliwosci przeprowadzono dla nastepujacych

parametrow:
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14.2. Zestawienie kosztow konsekwencji

Zgodnie z Rozporzadzeniem w sprawie minimalnych wymagarn [42] ponizej
prezentowane jest zestawienie kosztow i konsekwencji dla kazdego z wariantow

analizy wrazliwosci jak rowniez w wariancie analizy podstawowe;.
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14.3. Wielokierunkowa analiza wrazliwosci

W celu okredlenia niepewnosci wynikow przeprowadzono réwniez wielokierunkowg
analize wrazliwosci. Uwzgledniono w niej parametry majgce najwiekszy wptyw

na zmiane wartosci wspoétczynnikéw ICUR, do ktérych zaliczono:
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15. Analiza progowa

Zgodnie z Rozporzadzeniem Ministra Zdrowia z dnia 2 kwietnia 2012 r. w sprawie

minimalnych wymagan, jakie musza spetniac analizy uwzglednione we wnioskach
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0 objecie refundacja i ustalenie urzedowej ceny zbytu oraz o podwyZzszenie
urzedowej ceny zbytu leku, Srodka spoZywczego specjalnego przeznaczenia
Zywieniowego, wyrobu medycznego, ktore nie majg odpowiednika refundowanego
w danym wskazaniu [42] (zwanym dalej Rozporzadzeniem w sprawie minimalnych
wymagari) 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
wnioskowana, jest rowny wysokosci progu okreslonego na podstawie Ustawy z dnia
12 maja 2011 r. o refundacji lekow, srodkow spozywczych specjalnego
przeznaczenia Zywieniowego oraz wyrobow medycznych [45] (zwana dalej Ustawa
o refundacji). Prég ten (nazywany dalej zamiennie progiem optacalnosci)
zdefiniowano jako trzykrotnos¢ Produktu Krajowego Brutto (PKB) na jednego
mieszkanca (w rozumieniu Ustawy z dnia 26 paZdziernika 2000 r. o sposobie
obliczania wartosci rocznego produktu krajowego brutto [46]). Okreslono, ze zgodnie
z Obwieszczeniem Prezesa Gtownego Urzedu Statystycznego =z dnia
31 paZdziernika 2011 r. w sprawie szacunkow wartosci produktu krajowego brutto na
jednego mieszkarica w latach 2008—2010 [33] PKB per capita wyniosto w Polsce
35 267 PLN (lata 2008-2010), a tym samym wysokosC progu opfacalnosci wynosi
w Polsce obecnie 105 801 PLN.

Wykonano analize progowa,

(0]
w



{fﬁ%} mahta Deferazyroks w leczeniu przewlektego obciazenia zelazem w wyniku
) transfuzji krwi u dorostych — analiza ekonomiczna

84



&% mahta

85



86



87



&2 mahta

16. Obszary rozbieznosci miedzy czescia klinicznag a

kosztowa

16.1. Sposob prezentacji efektu zdrowotnego
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16.2. Prezentacja zdarzen w czasie

16.3. Zakres danych wykorzystywanych do przedstawienia

wynikow

17. Zatozenia i ograniczenia analizy

W analizie ekonomicznej zidentyfikowano kilka ograniczen wptywajgcych

na niepewnosc¢ oszacowanych wynikoéw. Zostaty one przedstawione ponize;.
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18. Wnioski koncowe

Celem analizy byto dokonanie oceny opfacalnosci stosowania deferazyroksu

w leczeniu przewlektego obcigzenia zelazem w wyniku transfuzji krwi u dorostych. .

zastosowano technike analityczng kosztéw-uzytecznosci.

Wyznaczony inkrementalny wspofczynnik kosztéw-uzytecznosci w omawianegj

populacji chorych z perspektywy spotecznej przyjat wartos¢

Y ' perspektywie

poszerzonej oraz w perspektywie ptatnika publicznego wartosci te przyjety wartoSci

Jednym z mozliwych podej$¢ umozliwiajgcych oszacowanie progu optacalnosci,
rekomendowanym przez WHO, jest odniesienie si¢ do wartosci rownej trzykrotnej
wartosci Produktu Krajowego Brutto na 1 mieszkanica (PKB per capita). Tak
okreslona wartos¢ progu optacalnosci w Polsce wynosi 105 801 PLN za jednostke
efektu zdrowotnego (QALY).
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Biorgc pod uwage wyniki analizy, wnioskowacC nalezy, Zze deferazyroks jest

technologia medyczng przynoszaca chorym korzystne efekty zdrowotne, jak
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20. Zataczniki

20.1. Strategie wyszukiwania zastosowane w bazach
Embase, Medline i Cochrane Library do odnalezienia
badan oceniajacych jakosé zycia chorych oraz innych
analiz ekonomicznych wraz 2z |liczbg publikaciji

odnalezionych dla poszczegdéinych zapytan

Tabela 49.

Strategia wyszukiwania uzyta w celu odnalezienia badan do oceny jakosci
zycia chorych, zastosowana w bazach Embase i Medline (wyszukiwarka Ovid),

wraz z liczba publikacji odnalezionych dla poszczegdélnych zapytan




Data ostatniego wyszukiwania: 17.09.2012
Zrédto: opracowanie wtasne

Tabela 50.
Strategia wyszukiwania zastosowana w bazie Cochrane Library wraz z liczba

publikacji odnalezionych dla poszczegdlnych zapytan (QoL)
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Data ostatniego wyszukiwania: 17.09.2012
Zrédto: opracowanie wtasne

Tabela 51.

Strategia wyszukiwania zastosowana w bazach Embase |1 Medline
(wyszukiwarka Ovid) wraz z liczba publikacji odnalezionych dia
poszczegdinych zapytan (inne analizy ekonomiczne)
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Data ostatniego wyszukiwania: 17.09.2012
Zrodfo: opracowanie wtasne

Tabela 52.
Strategia wyszukiwania zastosowana w bazie Cochrane Library wraz z liczba

publikacji odnalezionych dla poszczegdélnych zapytan (inne analizy
ekonomiczne)
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Data ostatniego wyszukiwania: 17.09.2012
Zrodfo: opracowanie wtasne
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20.2. Stowa kluczowe zastosowane w bazach
dodatkowych wraz z liczbg publikacji odnalezionych dla
poszczegolnych zapytan

Tabela 53.

Stowa kluczowe zastosowane w bazie CRD wraz z liczbg publikacji
odnalezionych dla poszczegdlnych zapytan (QoL)
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Data ostatniego wyszukiwania: 17.09.2012
Zrédto: opracowanie wtasne

Tabela 54.
Stowa kluczowe zastosowane w bazie CEAR wraz z
odnalezionych dla poszczegodlnych zapytan (QoL)

liczba publikacji

Data ostatniego wyszukiwania: 17.09.2012
Zrédto: opracowanie wtasne

Tabela 55.
Stowa kluczowe zastosowane w bazie CRD wraz z

liczba publikaciji

odnalezionych dla poszczegdlnych zapytan (inne analizy ekonomiczne)
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I H
| I
1 |

Data ostatniego wyszukiwania: 17.09.2012
Zrdédfo: opracowanie wiasne

Tabela 56.
Stowa kluczowe zastosowane w bazie CEAR wraz z liczba publikacji
odnalezionych dla poszczegodlnych zapytan (inne analizy ekonomiczne)

Data ostatniego wyszukiwania: 17.09.2012
Zrédto: opracowanie wtasne
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20.3. Diagram PRISMA przedstawiajacy proces selekciji
publikaciji wiaczonych w ramach przegladu

systematycznego

Rysunek 13.
Diagram PRISMA przedstawiajacy proces selekcji publikacji wtaczonych
w ramach przegladu systematycznego wykonanego w celu odnalezienia badan

do oceny jakosci zycia chorych
I

y w/ \
'J_

I
I

\_

%
4 N
" | | .

v |

- /

Zrédfo: opracowanie wtasne na podstawie wzoru diagramu PRISMA [38]
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Rysunek 14.

Diagram PRISMA przedstawiajacy proces selekcji publikacji wiaczonych w
ramach przegladu systematycznego wykonanego w celu odnalezienia innych
analiz ekonomicznych wykonanych w Polsce lub za granica

v \ 4

~

——
1

—

Zrddfo: opracowanie wtasne na podstawie wzoru diagramu PRISMA [38]
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21. Spis tabel
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22. Spis rysunkéw
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