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Indeks akronimow wykorzystanych w opracowaniu

Rozwiniecie skrotu (petna nazwa)

Akronim
Polski odpowiednik
AOTM Agencja Oceny Technologii Medycznych
ang. All Wales Medicines Strategy Group;
AWMSG J 7 P
Walijska Agencja Oceny Technologii Medycznych
R ang. Canadian Agency for Drugs and Technologies in Health,
Kanadyjska Agencja Oceny Technologii Medycznych
ang. dual-energy x-ray absorptiometry;
DEXA ) 'gy Y (4 1Z
metoda podwojnej absorpcjonometrii energii
EEG elektroencefalogram
R ang. enzyme replacement therapy;
enzymatyczna terapia zastepcza
GUS Gtéwny Urzad Statystyczny
e franc. Haute Autorite de Sante;
Francuska Agencja Oceny Technologii Medycznych
. ang. Health Technology Assessment,
Ocena Technologii Medycznych
IQWIG niem. Institut fir Qualitdt und Wirtschaftlichkeit im Gesundheitswesen,
Niemiecka Agencja Oceny Technologii Medycznych
MRI magnetyczny rezonans jadrowy
Mz Ministerstwo Zdrowia
NFzZ Narodowy Fundusz Zdrowia
CE ang. National Institute for Health and Clinical Excellence;
Brytyjska Agencja Oceny Technologii Medycznych
S ang. National Institutes of Health;
Narodowy Instytut Zdrowia
v ang. Pharmaceutical Benefits Advisory Committee,

Komitet Doradztwa Korzysci Farmaceutycznych




Indeks akroniméw wykorzystanych w opracowaniu

Akronim

Rozwiniecie skrotu (petna nazwa)
Polski odpowiednik

PICO

ang. patient, intervention, comparator, outcome;,

pacjent, interwencja, komparator, wynik

ang. Scottish Medicines Consortium;

SMC
Szkockie Konsorcjum Medyczne

S ang. substrate reduction therapy;
terapia polegajaca na redukgcji substratu

TK tomografia komputerowa

USG ultrasonografia
ang. World Health Organization;

WHO

Swiatowa Organizacja Zdrowia
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Kluczowe informacje z analizy

Celem niniejszej analizy jest ocena wp3ywu na budéet p3atnika publicznego podjécia decyzji o finansowaniu stosowania
preparatu welaglucerazy alfa (VPRIV®) w ramach programu lekowego ,Leczenie choroby Gauchera” w leczeniu pacjentéw
cierpitcych na typ 1 choroby Gauchera.

Jako aktywny komparator ocenianej interwencji (welagluceraza; VPRIV®) wybrano jedyng finansowana obecnie ze
$rodkéw publicznych w leczeniu pacjentéw cierpigcych na typ 1 choroby Gauchera substancje aktywng, imigluceraze
(Cerezyme®).

W ramach analizy poréwnano nak3ady finansowe z perspektywy p3atnika publicznego ponoszone w ramach terapii
pacjenta chorujlcego na typ 1 choroby Gauchera leczonego w ramach programu lekowego w przypadku braku
finansowania ze cerodkdw publicznych ocenianej technologii lekowej (,scenariusz istniejicy”) oraz wysokoceze tych
nak3adéw w sytuacji, gdy stosowanie produktu leczniczego VPRIV® w leczeniu analizowanych pacjentéw bédzie
uwzglédnione w ramach programu lekowego ,Leczenie choroby Gauchera" (,nowy scenariusz”); w ramach tego

scenariusza zatozono, ze pacjenci bedg leczeni produktem leczniczym Cerezyme®.

RS
o

Nie zaobserwowano prawnych, spo3ecznych ani finansowych przeszkéd w finansowaniu preparatu welaglucerazy alfa.
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VPRIV® w leczeniu choroby Gauchera typu 1 w Polsce

Celem analizy wptywu na budzet jest ocena konsekwencji finansowych z perspektywy pfatnika publicznego w przypadku
podjecia decyzji o finansowaniu produktu leczniczego VPRIV® ze érodkéw publicznych w dtugotrwatej enzymatycznej terapii
zastepczej u pacjentdéw z potwierdzonym rozpoznaniem choroby Gauchera typu 1 (bez neuropatii) przy zatozeniu finansowania
jego stosowania w ramach $wiadczenia gwarantowanego ,Leczenie choroby Gauchera” w zakresie programu lekowego [8] w
poréwnaniu do aktualnie stosowanej praktyki klinicznej, w ktérej produkt leczniczy VPRIV® nie jest finansowany ze $rodkéw

publicznych w ww. wskazaniu.

Choroba Gauchera jest rzadkim schorzeniem genetycznym, dziedziczonym autosomalnie recesywnie. Jest ona zaliczana do
lizosomalnych chordb spichrzeniowych (tezauryzmoz), ktdre obejmujq ponad 40 rdznych, genetycznie uwarunkowanych choréb,
spowodowanych btedem w metabolizmie [1][3]. Enzymatyczna terapia zastepcza (ang. enzyme replacement therapy, ERT) jest
jedng z kilku opcji terapeutycznych w leczeniu przyczynowym choroby Gauchera. W chwili obecnej (sierpien 2013 roku)
imigluceraza (Cerezyme®) jest finansowana ze érodkéw publicznych w ramach $wiadczenia gwarantowanego ,,Leczenie choroby
Gauchera” w zakresie programu lekowego [8]. Ze Srodkdw publicznych refundowane jest leczenie pacjentdw z 1 oraz 3 typem

choroby Gauchera.

W ramach analizy poréwnano naktady finansowe pfatnika publicznego z tytutu finansowania terapii stosowanych w dtugotrwatej
enzymatycznej terapii zastepczej u pacjentdw z potwierdzonym rozpoznaniem choroby Gauchera typu 1 (bez neuropatii) w
przypadku braku finansowania ze $rodkéw publicznych produktu leczniczego VPRIV® (scenariusz istniejacy) oraz wysoko$¢ tych
naktadéw w sytuacji, gdy zostanie podjeta decyzja o finansowaniu jego stosowania ze $rodkéw publicznych w ramach programu

lekowego ,Leczenie choroby Gauchera” [8] (nowy scenariusz).

1
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Centn
Streszczenie H

Z populacji docelowej zostaty wylaczone dzieci ponizej drugiego zycia, poniewaz typ I choroby Gauchera dotyczy gtéwnie osdb

dorostych, zdecydowanie rzadziej wystepuje u dzieci [11]. W zwigzku z powyzszym przyjeto, ze w programie lekowym ,Leczenie

choroby Gauchera” nie sq leczone dzieci ponizej 2 roku zycia (zatozenie zgodne z proponowanym opisem Programu lekowego).

W ramach niniejszej analizy uwzgledniono nastepujace kategorie kosztéw bezposrednich medycznych:

koszt substancji aktywnej (imigluceraza albo welagluceraza alfa),

koszt podawania substancji aktywnej,

koszt badan w formie rocznego ryczattu za diagnostyke,

koszt dodatkowych wizyt monitorujacych stan pacjenta.

Nie zidentyfikowano kosztéw zadnych innych kategorii kosztowych.
Dane kosztowe zebrano na podstawie aktualnie obowigzujacego obwieszczenia Ministra Zdrowia [20], zarzadzenia prezesa
Narodowego Funduszu Zdrowia [19], informatora o umowach Narodowego Funduszu Zdrowia [21] oraz badania

kwestionariuszowego wsrdd ekspertow klinicznych.

W ramach analizy podstawowej rozpatrzono trzy scenariusze:

neutralny — zaktadajacy najbardziej prawdopodobng populacje (stalq liczbe pacjentdw),

minimalny — zaktadajacy, ze liczba pacjentéw w programie lekowym zmniejsza sie o 2 pacjentéw rocznie

maksymalny — zaktadajacy, ze liczba pacjentdéw w programie lekowym zwieksza sie o 2 pacjentdw rocznie.

1
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VPRIV® w leczeniu choroby Gauchera typu 1 w Polsce H

Po przeprowadzeniu analizy wrazliwosci oraz skonfrontowaniu jej wynikéw z wynikami analizy ekonomicznej oraz analizy
klinicznej mozna stwierdzi¢, ze nie zaobserwowano przestanek do zmiany wnioskowania w obliczu zmian warto$ci parametréw

niepewnych.

-10 -
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1. Cel analizy wptywu na budzet N’%

1. Cel analizy wplywu na budzet

Celem analizy wptywu na budzet jest ocena konsekwencji finansowych z perspektywy ptatnika
publicznego i pacjenta w przypadku podjecia decyzji o finansowaniu produktu leczniczego VPRIV® ze
srodkéw publicznych w dtugotrwatej enzymatycznej terapii zastepczej u pacjentdw z potwierdzonym
rozpoznaniem choroby Gauchera typu 1 (bez neuropatii) przy zatozeniu finansowania jego stosowania
w ramach $wiadczenia gwarantowanego ,,Leczenie choroby Gauchera” w zakresie programu lekowego
[8] w porédwnaniu do aktualnie stosowanej praktyki klinicznej, w ktdrej produkt leczniczy VPRIV® nie

jest finansowany ze $rodkéw publicznych w ww. wskazaniu.

-11 -
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2. Problem decyzyjny

Enzymatyczna terapia zastepcza (ang. enzyme replacement therapy, ERT) jest jedng z kilku opcji
terapeutycznych w leczeniu choroby Gauchera. W Polsce w enzymatycznej terapii zastepczej choroby
Gauchera dostepny (sierpien 2013) jest jedynie preparat Cerezyme® (imigluceraza). Jednak, pomimo
duzej skutecznosci leczenia, czeS¢ pacjentdw nie osigga wyznaczonych celéw terapeutycznych,
zwlaszcza w odniesieniu do zmian kostnych. Wiekszy wybdr opcji terapeutycznych dawatby mozliwosé
uzyskania lepszych wynikow leczenia przez tych pacjentdow oraz pozwalatby na leczenie chorych,

ktdrzy nie mogaq przyjmowac imiglucerazy [2][6][12].

W chwili obecnej (sierpien 2013 roku) imigluceraza jest finansowana ze $rodkéw publicznych w
ramach $wiadczenia gwarantowanego ,,Leczenie choroby Gauchera” w zakresie programu lekowego
[19], do ktorego kwalifikujg sie osoby w 1 i 3 typem choroby. Pacjenci cierpigcy na typ 2 objeci sg
jedynie opieka, paliatywna.

Obecnie (sierpien 2013 roku) welagluceraza alfa (VPRIV®) nie jest finansowana ze Srodkéw
publicznych ani stosowana w terapii choroby Gauchera w Polsce. Podmiot odpowiedzialny, wnioskuje
o objecie produktu leczniczego VPRIV® (opakowanie 400 j.m.) finansowaniem ze $rodkéw publicznych
w ramach $wiadczenia gwarantowanego ,,Leczenie choroby Gauchera” w zakresie programu lekowego
[19], co spowodowatoby poszerzenie dostepu pacjentéow do skutecznych opcji terapeutycznych w ww.
wskazaniu (w poréwnaniu do sytuacji aktualnej, kiedy pacjenci otrzymujg jedynie imigluceraze w
ramach dtugotrwatej enzymatycznej terapii zastepczej) oraz przejecie przez VPRIV® czesci pacjentow
z chorobg Gauchera (z typem 1 choroby) leczonych z wykorzystaniem dotychczas stosowanej opcji

terapeutycznej (imigluceraza) we wspomnianym wskazaniu.

-12 -
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2. Problem decyzyjny N’%

3. Metody przeprowadzania analizy wplywu na budzet

Przeprowadzona analiza pozwoli oceni¢ wptyw na system ochrony zdrowia w Polsce podjecia decyzji
dotyczacej finansowania ze S$rodkow publicznych w ramach Katalogu lekow refundowanych
stosowanych w programach lekowych terapii pacjentéw chorujacych na typ 1 choroby Gauchera z

wykorzystaniem produktu leczniczego VPRIV®.

Analize wptywu na budzet przeprowadzono z uwzglednieniem wynikow przegladu systematycznego

medycznych baz danych przygotowanego przez Centrum HTA Sp. z 0.0. Sp. komandytowa [18].

W ramach analizy poréwnano naktady finansowe z perspektywy pfatnika publicznego ponoszone w
enzymatycznej terapii zastepczej w leczeniu pacjenta cierpigcego na typ 1 choroby Gauchera w
przypadku braku finansowania ze Srodkéw publicznych ocenianej technologii lekowej (,scenariusz
istniejacy”) oraz wysoko$¢ tych naktadéw w sytuacji, gdy stosowanie produktu leczniczego VPRIV®
w leczeniu analizowanych pacjentéw bedzie uwzglednione w ramach programu lekowego "Leczenie

choroby Gauchera" [8] (,,nowy scenariusz”).

Charakter populacji docelowej dla ocenianej technologii lekowej okreslono z wykorzystaniem wynikow
badania kwestionariuszowego, zarejestrowanych wskazan do stosowania preparatu VPRIV® [7] oraz

aktualnego ksztattu programu lekowego "Leczenie choroby Gauchera" [8].

Oceny konsekwencji finansowych dla ptatnika publicznego podjecia decyzji 0 umieszczeniu ocenianej
technologii lekowej w Katalogu lekéw refundowanych stosowanych w programach lekowych dokonano
w ramach trzech scenariuszy réznigcych sie wielkoscig docelowej populacji dla ocenianej technologii

lekowej (neutralny, minimalny, maksymalny).

3.1. Oceniana interwencja

Analizowang interwencja jest zastosowanie preparatu welaglucerazy alfa (VPRIV® fiolka 400 j.m.) u
pacjentdw z potwierdzonym rozpoznaniem choroby Gauchera typu 1 (bez neuropatii), poddanych

dtugotrwatej enzymatycznej terapii zastepczej.

Welagluceraza alfa podawana jest w réznych dawkach w zaleznosci od wagi pacjenta. Nie jest
mozliwe rozpatrzenie wszystkich mozliwych dawek, wobec czego na potrzeby modelowania

uwzgledniono dwie dawki — 30 j.m./kg m.c. (dawka $rednia; na podstawie opinii eksperta) oraz 60

-13 -
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j.m./kg m.c. (dawka maksymalna; na podstawie [7]). Kazda z wyzej wymienionych dawek moze by¢
stosowana zaréwno u pacjenta nieletniego (< 18 lat), jak i u pacjenta dorostego (>= 18 lat), co w
sumie daje 4 grupy pacjentow:

e pacjent dorosty leczony dawka 30 j.m./kg m.c.,

e pacjent dorosty leczony dawka 60 j.m./kg m.c.,

e pacjent nieletni leczony dawka 30 j.m./kg m.c.,

e pacjent nieletni leczony dawkg 60 j.m./kg m.c.

3.2. Wnioskowany sposdb finansowania ze srodkow publicznych

W Polsce realizowany jest program lekowy ,Leczenie choroby Gauchera”, w ktérym pacjenci z typem 1
albo 3 choroby poddani sg dtugotrwatej enzymatycznej terapii zastepczej przy uzyciu preparatu

Cerezyme® (imigluceraza; 400 j.m.; grupa limitowa: 1065.0, Imiglucerasum).

Podmiot odpowiedzialny wnioskuje o objecie preparatu VPRIV® (welagluceraza alfa; 400 j.m.)
refundacja w ramach Katalogu lekéw refundowanych stosowanych w programach lekowych i
stosowanie rzeczonego produktu leczniczego obok Cerezyme® w programie lekowym ,Leczenie

choroby Gauchera”.

3.3. Perspektywa analizy

Zgodnie z Wytycznymi dla przeprowadzania ocen technologii medycznych [16] oraz minimalnymi
wymaganiami Ministra Zdrowia [22], podstawowg perspektywa ekonomiczng analizy jest perspektywa
pfatnika publicznego (Narodowy Fundusz Zdrowia) i pacjenta. W niniejszym opracowaniu wszystkie
koszty sgq kosztami z perspektywy ptatnika publicznego, koszty z perspektywy pacjenta wynoszg 0 zt w
kazdym rozpatrywanym scenariuszu i zostaty pominiete w dalszej czesci opracowania. Przedstawiony
sposob finansowania ocenianej interwencji ze $rodkéw publicznych nie uwzglednia wspotptacenia

pacjenta za oceniany preparat VPRIV®,

3.4. Horyzont czasowy analizy

Zgodnie z Wytycznymi dla przeprowadzania ocen technologii medycznych horyzont czasowy powinien
by¢ nie krétszy niz 2 lata oraz obejmowac okres do stabilizacji rynku sprzedazy analizowanego
preparatu. Na tej podstawie w niniejszym opracowaniu przyjeto horyzont czasowy analizy na poziomie

3 lat (lata 2014, 2015 i 2016) - jest to okres wystarczajacy do przedstawienia stabilnych kosztow

-14 -
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3.6. Charakterystyka i liczebnos$¢ analizowanej populacji H’%

porownywanych scenariuszy oraz cen preparatow. Wynika to z faktu, iz w roku 2014 marza hurtowa
osiggnie docelowg, niezmienng wartos¢ 5% [14].

3.5. Porownywane scenariusze

W ramach analizy poréwnano naktady finansowe ptatnika publicznego z tytutu finansowania terapii
stosowanych w dtugotrwatej enzymatycznej terapii zastepczej u pacjentdw z potwierdzonym
rozpoznaniem choroby Gauchera typu 1 (bez neuropatii) w przypadku braku finansowania ze $rodkéw
publicznych produktu leczniczego VPRIV® (scenariusz istniejacy) oraz wysokoéé tych nakladéw w
sytuacji, gdy zostanie podjeta decyzja o finansowaniu jego stosowania ze $rodkéw publicznych w

ramach programu lekowego ,Leczenie choroby Gauchera” [19] (nowy scenariusz).

Obecnie (sierpien 2013 roku) welagluceraza alfa (VPRIV®) nie jest stosowana w terapii choroby
Gauchera w Polsce. Jedynym dostepnym preparatem stosowanym w leczeniu choroby Gauchera w
Polsce jest Cerezyme® (imigluceraza) finansowany w ramach katalogu lekdw refundowanych
stosowanych w programach lekowych i dostepny w ramach programu lekowego ,Leczenie choroby
Gauchera” [19], [20].

Tabela 1. Aktualne roczne wydatki ptatnika publicznego na terapie preparatem Cerezyme®.

Catkowity koszt imiglucerazy uzytej na leczenie choroby Gauchera typu I w
Okres ramach programu lekowego "Leczenie Choroby Gauchera" - perspektywa
p3atnika publicznego

A: I-VI 2012 [28] 16 466 124,95 zt (= 27 443 541,58 z * 60%)
B: VII-XII 2012 [28] 16 012 285,05 zt (= 26 687 141,75 zt * 60%)

Rok 2012 (A+B) 32 478 410,00 zt (=16 466 124,95 zt + 16 012 285,05 z})
C: I-1V 2013 [29] 10 769 288,93 zt (= 17 948 814,88 zt * 60%)
Rok 2013 (ekstrapolacja C) 32 307 866,78 zt (= 10 769 288,93 zt / 4 *12)

Powyzsza tabela zawiera roczny koszt imiglucerazy z perspektywy ptatnika publicznego stosowanej w
terapii pacjentéw cierpigcych na typ 1. choroby Gauchera w ramach programu lekowego w latach
2012 oraz 2013. Koszt w catym roku 2013 zostat obliczony poprzez ekstrapolacje catkowitego kosztu
imiglucerazy od stycznia do konca kwietnia 2013 r. pomnozonego przez udziat pacjentdéw z typem 1.

choroby (60% - na podstawie badania kwestionariuszowego). Catkowity koszt refundacji imiglucerazy
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w 2013 roku nie rézni sie znaczaco od oszacowanego catkowitego kosztu refundacji w roku 2013, co

sugeruje prawdopodobne state wykorzystanie preparatu Cerezyme®.

Zatozenia dotyczace udziatu poszczegdlnych ocenianych preparatow w terapii choroby Gauchera typu

1 w scenariuszu istniejgcym oraz nowym przedstawiono w tabelach ponizej.
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3.6. Charakterystyka i liczebnos¢ analizowanej populacji

3.6.1. Charakterystyka analizowanej populacji

Populacje docelowg, zgodnie z zarejestrowanymi wskazaniami do stosowania ocenianej opcji
terapeutycznej, stanowig chorzy z potwierdzonym rozpoznaniem choroby Gauchera typu 1, poddani
dtugotrwatej enzymatycznej terapii zastepczej [7]. Dodatkowo, z populacji docelowej wykluczone
zostaty dzieci ponizej 2. roku zycia. Z populacji docelowej zostaty wylaczone dzieci ponizej drugiego
Zycia, poniewaz typ I choroby Gauchera dotyczy gtéwnie osob dorostych, zdecydowanie rzadziej
wystepuje u dzieci [11]. W zwigzku z powyzszym przyjeto, ze w programie lekowym ,Leczenie

choroby Gauchera” nie sg leczone dzieci ponizej 2 roku zycia.

Powyzsza populacja jest wezsza w poréwnaniu z populacjq wlaczang do programu lekowego ,Leczenie
choroby Gauchera” (zgodnie z zatgcznikiem B.23 do Obwieszczenia Ministra Zdrowia [20]); do

programu wigczani sg pacjenci z typem 1. oraz 3. choroby.

Populacja docelowa jest zgodna z populacjg uwzgledniong w referencyjnym badaniu klinicznym do
ktorego wiaczeni zostali pacjenci z rozpoznaniem choroby Gauchera typu 1. — dorosli oraz dzieci w
wieku od 2 do 17 lat [24].

3.6.2. Aktualne wykorzystanie wnioskowanej technologii

Z uwagi na brak finansowania wnioskowanej technologii (preparat VPRIV®) ze $rodkéw publicznych,

nie jest ona stosowana w Polsce.
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Analiza wplywu na system ochrony zdrowia decyzji o finansowaniu ze srodkéw publicznych pradukt

leczeniu choroby Gauchera typu 1 w Polsce

3.7. Analiza wptywu na skutki zdrowotne

Analize wptywu na budzet przeprowadzono z uwzglednieniem wynikdw przegladu systematycznego
medycznych baz danych przygotowanego przez Zesp6t Centrum HTA Sp. z o. o. Sp. komandytowa
[18].

Ocena wiarygodnosci danych klinicznych zostata przeprowadzona zgodnie z zasadami Medycyny

Opartej na Dowodach Naukowych (ang. Evidence-Based Medicine; EBM).

W ramach przeprowadzonej analizy klinicznej [18] stwierdzono, ze stosowanie welaglucerazy alfa w
leczeniu 1 typu choroby Gauchera jest tak samo skuteczne, jak stosowanie imiglucerazy.
W ramach niniejszej analizy nie uwzgledniono efektow zastosowania pordwnywanych technologii
medycznych ze wzgledu na wykazany w ramach przegladu systematycznego badan klinicznych [18]

brak istotnych rdznic w efektywnosci klinicznej porownywanych strategii leczenia.
3.8. Wydatki i przychody budzetowe

Celem przeprowadzenia analizy wydatkéw i przychoddéw budzetowych jest zestawienie wszystkich
konsekwencji kosztowych zwigzanych z zastosowaniem obu poréwnywanych scenariuszy w
dtugotrwatej enzymatycznej terapii zastepczej u pacjentdow z potwierdzonym rozpoznaniem choroby
Gauchera typu 1 (bez neuropatii) w Polsce. W ramach niniejszego opracowania zidentyfikowano tylko

koszty bezposrednie medyczne, nie zidentyfikowano kosztow posrednich oraz niemedycznych.

W ramach analizy kosztéw brano pod uwage tylko te dane kosztowe, ktére byly istotne z perspektywy
pfatnika publicznego. Koszty w perspektywy pacjenta zawsze wynoszg 0 zt ze wzgledu na charakter
analizowanego problemu zdrowotnego.

Dane kosztowe zebrano w okresie sierpien-listopad 2012 roku oraz dokonano ich aktualizacji w
sierpniu 2013 r. Wszystkie informacje w zakresie cen oraz poziomu i sposobu finansowania technologii

wnioskowanej i technologii opcjonalnych sq aktualne na sierpien 2013 r.

W analizie nie zastosowano dyskontowania, zgodnie z [16].
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Przy ocenie kosztow z perspektywy pfatnika publicznego postuzono sie informacjami przedstawionymi
w aktualnym Zarzadzeniu Prezesa NFZ [19], Informatorze o umowach [21] oraz obwieszczeniu
Ministra Zdrowia [20].

3.8.1 Zasoby uwzglednione w opracowaniu
W ramach opracowania uwzgledniono zasoby zuzywane w trakcie dtugotrwatej enzymatycznej terapii
zastepczej u pacjentdow z potwierdzonym rozpoznaniem choroby Gauchera typu 1 (bez neuropatii).

Zasoby uwzglednione w analizie zwigzane sg z kosztami z perspektywy ptatnika publicznego.

Zidentyfikowano koszty réznigce nalezace wytacznie do kosztow bezposrednich medycznych.

W analizie kosztow zastosowano ogolnie akceptowalne metody statystyczne i epidemiologiczne.

-23-




Analiza wplywu na system ochrony zdrowia decyzji o finansowaniu ze $rodkéw publicznych produktu leczniczego Ce

W

VPRIV® w leczeniu choroby Gauchera typu 1 w Polsce

3.8.2. Koszty substancji czynnych stosowanych w dilugotrwalej enzymatycznej terapii
zastepczej u pacjentéw z potwierdzonym rozpoznaniem choroby Gauchera typu 1 (bez

neuropatii)
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Tabela 16. Odsetek pacjentow, u ktorych welagluceraza alfa lub imigluceraza podawane sa w ramach

poszczegolnych typow $wiadczen szpitalnych.

Rodzaj swiadczenia szpitalnego

Odsetek pacjentow, u ktoérych
welagluceraza alfa podawana
jest w ramach poszczegdlnych
typow swiadczen szpitalnych

Odsetek pacjentow, u ktérych

imigluceraza podawana jest w

ramach poszczegéinych typow
$wiadczen szpitalnych

Hospitalizacja zwigzana z wykonaniem

5.08.07.0000004

0% 0%
programu, kod: 5.08.07.0000001
Hospitalizacja zwiazana z wykonywaniem
P ) 4 yeony 0% 0%
programu u dzieci, kod: 5.08.07.0000002
Hospitalizacja w trybie jednodniowym
zwigzana z wykonywaniem programu, kod: 100% 100%
5.08.07.0000003
Przyjecie pacjenta w trybie ambulatoryjnym
zwigzane z wykonaniem programu, kod: 0%* 0%

* w ramach analizy wrazliwosci rozpatrzono sytuacje, w ktdrej welagluceraza alfa podawana jest w trybie ambulatoryjnym.

Wycena punktowa przedstawionych wyzej typow $wiadczen szpitalnych zostata przyjeta zgodnie z

[8][19], natomiast koszt punktu w lecznictwie szpitalnym zalozono na podstawie Informatora o

umowach [21] i wynosi on 52 zt/pkt.

Tabela 17. Wycena punktowa oraz koszt swiadczen szpitalnych oraz koszt punktu w lecznictwie szpitalnym.

Kategoria

Wartos¢

hospitalizacja w trybie jednodniowym zwigzana z

wykonywaniem programu, kod: 5.08.07.0000003

9 pkt * 52 zb/pkt = 468 zt

przyjecie pacjenta w trybie ambulatoryjnym zwigzane z
wykonaniem programu, kod: 5.08.07.0000004

2 pkt * 52 zi/pkt = 104 zt

Koszt punktu w lecznictwie szpitalnym 52 z

3.8.4. Koszt diagnostyki w chorobie Gauchera typu 1 (bez neuropatii)

Diagnostyka oraz monitorowanie stanu pacjenta z potwierdzonym rozpoznaniem choroby Gauchera

typu 1 (bez neuropatii) sg rozliczane w ramach rozliczanego raz w roku $wiadczenia: diagnostyka w
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programie "Leczenie choroby Gauchera", kod: 5.08.08.0000030, wycena punktowa: 27 pkt.
Dodatkowo na podstawie opinii eksperta 1. zatozono, iz pacjent odbywa rocznie 2 hospitalizacje
zwigzane z wykonaniem dodatkowych badan diagnostycznych. W zaleznosci od wieku pacjenta
hospitalizacja moze odbywac sie w ramach S$wiadczenia: Hospitalizacja zwigzana z wykonaniem
programu, kod: 5.08.07.0000001, wycena punktowa: 9 pkt w przypadku pacjentéw dorostych lub
Hospitalizacja zwigzana z wykonywaniem programu u dzieci, kod: 5.08.07.0000002, wycena

punktowa: 10 pkt w przypadku pacjentéw nieletnich; koszt ww. $wiadczen zawiera ponizsza tabela.

Tabela 18. Wycena diagnostyki oraz wizyt monitorujacych stan pacjenta w programie "Leczenie choroby
Gauchera".

Kategoria Wartosc

Diagnostyka w programie "Leczenie choroby Gauchera", kod:

27 pkt [19]
5.08.08.0000030
Koszt 1 punktu 52 zt [21]
Koszt jednego ryczattu (zt) 27 pkt * 52 z/pkt = 1 404 z

hospitalizacja zwiqzana z wykonaniem programu, kod:

9 pkt * 52 zt/pkt = 468 zt
5.08.07.0000001

hospitalizacja zwigzana z wykonywaniem programu u dzieci,

10 pkt * 52 zt/pkt = 520 zt
kod: 5.08.07.0000002
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3.9. Metody analizy wrazliwosci

Ze wzgledu na fakt, iz cze$¢ parametrow wykorzystanych w analizie uznano za niepewne,
przeprowadzono analize wrazliwosci, aby zweryfikowaé stabilnos¢ wnioskowania z analizy

podstawowej, przyjmujac najbardziej prawdopodobny zakres zmiennosSci ww. parametrow.

W ramach analizy wrazliwosci wyniki zaprezentowano w dwoch wariantach:

nie uwzgledniajac mechanizmu payback w wysokosci 3%,

uwzgledniajac wspomniany mechanizm.
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W ramach niniejszej analizy wptywu na budzet przeprowadzono oszacowanie kosztow porownywanych
scenariuszy z perspektywy ptatnika publicznego, w horyzoncie czasowym analizy wynoszacym 3 lata w

warunkach polskich.

Ponizej przedstawiono parametry, ktore zostaty wykorzystane w niniejszym opracowaniu.
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4. Wyniki analizy wplywu na budzet

4.1. Wyniki analizy podstawowej

W tabelach ponizej przedstawiono wyniki analizy wptywu na budzet ptatnika publicznego, w tym:
catkowite naktady ptatnika publicznego z tytutu realizacji scenariusza istniejgcego oraz scenariusza
nowego w 3 kolejnych latach od podjecia decyzji o finansowaniu ze $rodkéw publicznych terapii
produktem leczniczym VPRIV® w ramach $wiadczenia gwarantowanego ,,Leczenie choroby Gauchera”
w zakresie programu lekowego [8] oraz inkrementalne koszty realizacji scenariusza nowego w miejsce

istniejgcego.

Scenariusz neutralny
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4.3. Wyniki analizy wplywu na skutki zdrowotne

Wyniki uzyskane w [18] wykazaty, ze welagluceraza alfa jest réwnie skuteczna klinicznie oraz
bezpieczna w stosowaniu u dzieci i dorostych jak jej komparator, czyli imigluceraza, w leczeniu
choroby Gauchera 1 typu. Welagluceraza alfa zostata przebadana w rdznych dawkach wynoszacych
15-60 jednostek/kg masy ciata, co moze ufatwi¢ dostosowanie dawek do indywidualnych potrzeb
pacjentéw. Jest réwniez mniej immunogenna od imiglucerazy, czyli w jej przypadku przeciwciata w
mniejszym stopniu mogg ograniczy¢ aktywno$¢ preparatu oraz wywotaé reakcje nadwrazliwosci u
pacjentéw. Zatozono, ze oba preparaty s réwnowazne klinicznie dlatego nie stwierdzi sie realnego

wplywu na wyniki zdrowotne w przypadku zastosowania preparatu VPRIV® zamiast Cerezyme®.

4.4. Wyniki analizy wrazliwosci
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5. Wplyw na organizacje udzielania $wiadczen zdrowotnych

Decyzja o finansowaniu produktu leczniczego VPRIV® ze $rodkéw publicznych w diugotrwatej
enzymatycznej terapii zastepczej u pacjentdow z potwierdzonym rozpoznaniem choroby Gauchera typu
1 (bez neuropatii) w ramach $wiadczenia gwarantowanego ,,Leczenie choroby Gauchera” w zakresie
programu lekowego [8] spowoduje poszerzenie dostepu pacjentdw do skutecznych opcji
terapeutycznych w ww. wskazaniu (w poréwnaniu do sytuacji aktualnej, kiedy pacjenci otrzymujq

jedynie imigluceraze w ramach dlugotrwatej enzymatycznej terapii zastepczej).

Stosowanie produktu leczniczego VPRIV® w analizowanym wskazaniu nie naktada szczegdlnych

wymogow na pacjenta czy Swiadczeniodawce.

Wymogi dotyczace wyposazenia placowek medycznych (sprzet, personel i inne) w przypadku
podawania welaglucerazy alfa sa analogiczne, jak w przypadku imiglucerazy. Stosowanie
analizowanego schematu nie wymaga zapewnienia zadnych dodatkowych $rodkdw ostroznosci. W
zwigzku z tym osrodki podajace aktualnie imigluceraze w dtugotrwatej enzymatycznej terapii
zastepczej u pacjentow z potwierdzonym rozpoznaniem choroby Gauchera typu 1 (bez neuropatii)

beda w stanie prowadzi¢ réwniez terapie produktem leczniczym VPRIV®.

Uwaza sie, ze decyzja o finansowaniu produktu leczniczego VPRIV® nie bedzie wiazata sie z
dodatkowymi nakfadami finansowymi ze strony pfatnika publicznego z tytutu finansowania
dodatkowych wymagan zwigzanych z tg technologia medyczng (jak transport pacjenta do wysoko
wyspecjalizowanego osrodka medycznego, na wizyty czy badania zwiazane z podawaniem ocenianego
produktu leczniczego, finansowania zakupu dodatkowego sprzetu specjalistycznego, szkolen

pracownikdw stuzby zdrowia itp.).

Pozytywna decyzja odnoénie finansowania produktu leczniczego VPRIV® nie powinna wptynaé na

wydatki publiczne w sektorach innych niz ochrona zdrowia.
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6. Aspekty etyczne i spoleczne

Wyniki niniejszej analizy finansowej sugeruja, ze realizacja nowego scenariusza (finansowanie
produktu leczniczego VPRIV® ze érodkdw publicznych w ditugotrwatej enzymatycznej terapii zastepczej
u pacjentow z potwierdzonym rozpoznaniem choroby Gauchera typu 1 (bez neuropatii) ramach
$wiadczenia gwarantowanego ,,Leczenie choroby Gauchera” w zakresie programu lekowego [8])

przyniesie oszczednosci z punktu widzenia ptatnika publicznego.

Po szerokim przeanalizowaniu problemu zdecydowano, Zze decyzja o finansowaniu ze Srodkow
publicznych produktu leczniczego VPRIV® nie stoi w sprzecznoéci z aktualnie obowigzujacymi
regulacjami prawnymi i nie stwarza koniecznosci dokonania zmian w prawie/przepisach. Nie
znaleziono réwniez aspektdéw ingerujgcych w prawo pacjenta czy w szeroko rozumiane prawa

cztowieka.

Dostep do ocenianej technologii medycznej bedzie réwny wsrdd pacjentdw, u ktérych jest ona

wskazana (pacjenci z potwierdzonym rozpoznaniem choroby Gauchera typu 1 (bez neuropatii)).

Pozytywna decyzja o finansowaniu ocenianej technologii nie wptynie na koszty lub wyniki dotyczace

0sdb innych niz stosujace te technologie.

Majac na uwadze specyfike analizowanego stanu chorobowego, nalezy sie spodziewac korzysci

klinicznej wérod matej grupy pacjentéw (do ok. 50 przypadkow).

Nalezy uznaé, ze stosowanie welaglucerazy alfa stanowi odpowiedz dla oséb o najwiekszych
potrzebach zdrowotnych, cierpigcych na choroby ultrarzadkie (pacjenci z potwierdzonym

rozpoznaniem choroby Gauchera typu 1 (bez neuropatii)), leczonych obecnie imigluceraza.

Rozwazana w niniejszym opracowaniu decyzja nie powinna powodowac¢ probleméw spotecznych. Ze

wzgledu na przyjete zatozenia, zadna grupa pacjentow nie bedzie faworyzowana.

Pozytywna decyzja w odniesieniu do ocenianej technologii medycznej:

e nie grozi nieakceptowaniem postepowania pacjenta z analizowanej populacji,
e nie bedzie wywotywac leku,

e nie spowoduje ani nie zmieni stygmatyzacji,

e nie bedzie generowac¢ dylematéw moralnych oraz probleméw dotyczacych pici czy rodzinnych.
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Stosowanie produktu leczniczego VPRIV® nie wymaga szczegdlnego informowania pacjenta lub
uzyskiwania jego zgody poza aspektami zwigzanymi z uczestnictwem w programie lekowym; nie

wymaga rowniez zapewnienia pacjentowi poufnosci postepowania.

W ramach oceny aspektéw etycznych i spotecznych decyzji o finansowaniu produktu leczniczego
VPRIV® ze $rodkéw publicznych w diugotrwatej enzymatycznej terapii zastepczej u pacjentéw z
potwierdzonym rozpoznaniem choroby Gauchera typu 1 (bez neuropatii) przy zatozeniu finansowania
jego stosowania w ramach $wiadczenia gwarantowanego ,,Leczenie choroby Gauchera” w zakresie
programu lekowego [8] nie zidentyfikowano przeciwnikéw decyzji. Do zidentyfikowanych zwolennikdw
zalicza sie osoby, ktére z rdznych powoddw nie mogg stosowal imiglucerazy lub nie osiagajg

oczekiwanych celdow terapeutycznych.

Podsumowanie wptywu finansowania produktu leczniczego VPRIV® w ramach Katalogu lekdw
refundowanych stosowanych w programach lekowych na aspekty spoleczne, etyczne oraz

organizacyjne zostato zawarte w ponizszej tabeli.
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Tabela 57. Analiza SWOT.

Parametr

Wartosc

Rozwazana

decyzja

Finansowanie ze $érodkdw publicznych stosowania produktu leczniczego VPRIV® (welaglucerazy alfa) w
ramach programu lekowego ,,Leczenie choroby Gauchera”, w dtugotrwatej enzymatycznej terapii zastepczej u
pacjentdw z potwierdzonym rozpoznaniem choroby Gauchera typu 1 (bez neuropatii) w poréwnaniu do
aktualnie stosowanej praktyki, w ktorej produkt leczniczy VPRIV® nie jest finansowany ze $rodkéw

publicznych.

Mocne

strony

zwiekszenie réznorodnosci dostepnych dla pacjenta opgji terapeutycznych,

wiekszy wybdr opcji terapeutycznych pozwalatby na leczenie chorych, ktdrzy nie moga przyjmowac
imiglucerazy [2][6][12],

welagluceraza alfa jest mniej immunogenna od imiglucerazy, czyli w jej przypadku przeciwciata w
mniejszym stopniu mogq ograniczy¢ aktywnos$¢ preparatu oraz wywotaé reakcje nadwrazliwosci u
pacjentow [18],

czas infuzji welaglucerazy (1 godzina) jest krétszy niz imiglucerazy (1-2 godziny), co oznacza, ze
terapia welagluceraza alfa jest wygodniejsza dla pacjentdéw i oznacza dla nich oszczednos¢ czasu,
finansowanie produktu leczniczego VPRIV® w ramach Katalogu lekéw refundowanych stosowanych w

programach lekowych bedzie wigzato sie z oszczednosciami dla ptatnika publicznego

Stabe

strony

welagluceraza alfa jest zupetnie nowym lekiem na polskim rynku, lekarze mogq podchodzi¢ do niej z

nieufnoscia.

Szanse

brak sprzecznosci z aktualnie obowigzujacymi regulacjami prawnymi,

brak koniecznosci dokonania zmian w prawie/przepisach,

finansowanie zgodne z prawem pacjenta do $wiadczerh gwarantowanych,

zapewnienie rownego dostepu do $wiadczen,

zwiekszenie aktualnego poziomu satysfakcji analizowanych pacjentéw z otrzymanej opieki medycznej
ze wzgledu na udostepnienie pacjentowi drogiego leku,

podjecie decyzji o finansowaniu VPRIV® ze $rodkéw publicznych nie bedzie generowad dylematéw
moralnych wérdd lekarzy prowadzacych terapie analizowanych pacjentow,

podjécie decyzji o finansowaniu produktu leczniczego VPRIV® nie bédzie generowaze problemdéw
dotyczicych p3ci oraz rodzinnych, ani innych probleméw spo3ecznych,

podjécie decyzji o finansowaniu produktu leczniczego VPRIV® nie zmieni, ani nie spowoduje

stygmatyzacji, zniwelowanie monopolistycznej pozycji preparatu imiglucerazy.

Zagrozenia

nie zidentyfikowano.
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14

enzymatycznej terapii zastepczej u pacjentdw z potwierdzonym rozpoznaniem choroby Gauchera typu

1 (bez neuropatii) w ramach $wiadczenia gwarantowanego ,,Leczenie choroby Gauchera” w zakresie

Miedzy lipcem a grudniem 2009 roku wystapit globalny niedobdr imiglucerazy do leczenia choroby
Gauchera i byt on spowodowany czasowym wytaczeniem z produkcji pojedynczej fabryki producenta.
Na skutek tego wytgczenia S$wiatowa podaz imiglucerazy zmniejszyta sie do 20% normalnego
poziomu, zmuszajac pacjentdw na catym Swiecie do przerwania leczenia, zmniejszenia dawki lub
rozpoczecia leczenia alternatywnymi opcjami terapeutycznymi. Wspomniane problemy wskazujg na
konieczno$¢ ograniczenia ryzyka zwigzanego z monopolistyczng pozycja preparatu Cerezyme® na

rynku lekéw uzywanych w leczeniu choroby Gauchera.

Welagluceraza alfa (VPRIV®) jest jedynym preparatem uzywanym w enzymatycznej terapii zastepczej,

wytwarzanym w kulturach ludzkich komorek, fibroblastow i ktdrego struktura bardziej przypomina
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naturalng, przez co szybciej jest wchianiany przez komérki [7][9][10]. Jest on produkowany za
pomocg techniki aktywacji genu, polegajacej na celowanej rekombinacji z udziatem promotora, ktory
aktywuje ekspresje okreslonego genu w komdrce. Dotychczasowe badania kliniczne wskazuja, ze
welagluceraza alfa jest dobrze tolerowana przez pacjentéw i poprawia parametry hematologiczne oraz

zmniejsza rozmiary $ledziony i watroby [1][4][5][7].

Preparat VPRIV® ma krétszy czas infuzji od preparatu Cerezyme®. Czas infuzji welaglucerazy alfa
wynosi jedng godzine, podczas gdy podawanie imiglucerazy trwa 1-2 godziny z uwagi na wolniejsze
wchifanianie do komorek. Krdtszy czas infuzji oznacza, ze terapia welagluceraza alfa jest wygodniejsza

dla pacjentdw i oznacza dla nich oszczednos$¢ czasu.

W chwili obecnej (sierpien 2013 roku) imigluceraza jest finansowana ze $rodkéw publicznych w
ramach $wiadczenia gwarantowanego ,,Leczenie choroby Gauchera” w zakresie programu lekowego
[8]. Ze srodkéw publicznych refundowane jest leczenie pacjentow z 1 oraz 3 typem choroby
Gauchera, przy czym w 3 typie choroby leczenie obejmuje chorych, u ktérych objawy neurologiczne
manifestujq sie w postaci apraksji okoruchowej jako jedynego wyktadnika zajecia osrodkowego uktadu

nerwowego [8].

Obecnie (sierpienn 2013 roku) welagluceraza alfa (VPRIV®) nie jest stosowana w terapii choroby
Gauchera w Polsce. Podmiot odpowiedzialny za VPRIV® wnioskuje o objecie preparatu finansowaniem
ze $rodkéw publicznych w ramach $wiadczenia gwarantowanego ,,Leczenie choroby Gauchera” w
zakresie programu lekowego [8], co spowodowatoby poszerzenie dostepu pacjentow do skutecznych
opcji terapeutycznych w ww. wskazaniu (w porownaniu do sytuacji aktualnej, kiedy pacjenci
otrzymujq jedynie imigluceraze w ramach dtugotrwatej enzymatycznej terapii zastepczej) oraz
przejecie przez VPRIV® czeéci pacjentdw z choroba Gauchera leczonych z wykorzystaniem

dotychczasowo stosowanej opcji terapeutycznej (imigluceraza) we wspomnianym wskazaniu.
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Odsetki pacjentdw przyjmujacych dawke poczatkowa (30 j.m./kg) i maksymalng (60 j.m./kg)

substancji czynnych wsrdd pacjentdow matoletnich (ponizej 18 lat), jak i dorostych (powyzej 18 lat)
zostaly przyjete z uwzglednieniem wynikow badania ankietowego i byty testowane w ramach analizy
wrazliwosci. Zmiana wnioskowania nastgpita w dwdch przypadkach, ktore ze wzgledu na jednakowg

efektywnosc kliniczng sa mato prawdopodobne.

Parametr odnoszacy sie do compliance réwniez zostat poddany testowaniu w ramach analizy

wrazliwosci wykazujac stabilnos¢ wnioskowania w obliczu jego zmiany.

Terapia preparatami VPRIV® oraz Cerezyme® jest terapig drogq z perspektywy ptatnika publicznego,
dlatego oszczednosci wynikajace z realizacji scenariusza nowego w miejsce istniejgcego powinny byc

zauwazalne w rzeczywistej praktyce.

Nie odnaleziono analogicznych analiz wptywu na budzet ptatnika publicznego. Szczegdtowe wyniki
przeszukania medycznych baz danych oraz zagranicznych portali zawarte sq w analizie ekonomicznej
preparatu VPRIV® [23].

Do ograniczen analizy nalezy fakt, iz na potrzeby modelowania przyjeto, ze pacjenci zmieniajq terapie
preparatem imiglucerazy na terapie preparatem welaglucerazy alfa na poczatku kazdego roku analizy.
Ze wzgledu na fakt, iz preparat VPRIV® nie jest obecnie dostepny dla pacjentéw, uzyskane na
podstawie badania kwestionariuszowego dane dotyczace dawkowania welaglucerazy rowniez nalezg

do ograniczen niniejszej analizy.

Podsumowujac, nalezy stwierdzi¢, Ze realizacja nowego scenariusza zakladajacego
finansowanie produktu leczniczego VPRIV® ze s$rodkéw publicznych przyniesie

oszczednosci z perspektywy ptatnika publicznego (jako tansza opcja terapeutyczna od
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obecnie stosowanej w ww. wskazaniu imiglucerazy), spowoduje zwiekszenie
roznorodnosci dostepnych dla pacjenta opcji profilaktycznych, umozliwi terapie
pacjentom leczonym imigluceraza, ktérzy nie osiagaja wyznaczonych celéow
terapeutycznych lub ktdérzy nie moga przyjmowac imiglucerazy. Welagluceraza alfa jest
podobnie skuteczna klinicznie, ma zblizony profil bezpieczenstwa oraz jest mniej
immunogenna od imiglucerazy, czyli w jej przypadku przeciwciala w mniejszym stopniu
moga ograniczy¢ aktywnos¢ preparatu oraz wywotac reakcje nadwrazliwosci u pacjentow
[18].
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10. Aneks

10.1. Metody przeprowadzenia badania kwestionariuszowego

Kwestionariusz wykorzystany do gromadzenia informacji do niniejszego opracowania, ktory byt

wypetniany przez dwdch ekspertdw klinicznych z dziedziny chordéb ultrarzadkich przedstawiono

ponizej.
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T

VPRIV® w leczeniu choroby Gauchera typu 1 w Polsce
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Informacja o Centrum HTA Sp. z o0.0. Sp. k.

www.centrumhta.com

Centrum HTA Sp. z o.0. Sp. k. jest profesjonalnym osrodkiem analitycznym, zajmujacym sie oceng
efektywnosci klinicznej oraz efektywnosci kosztowej procedur medycznych. Centrum skupia sie na ocenie wartosci
klinicznej i konsekwencji finansowych stosowanych procedur medycznych, z wykorzystaniem nowoczesnych
narzedzi analitycznych: Medycyny Opartej na Dowodach Naukowych (EBM) oraz Oceny Technologii
Medycznych (HTA).

Centrum HTA Sp. z o.0. Sp. k. wspotpracuje z grupa kilkunastu konsultantdw zajmujacych sie oceng
efektywnosci klinicznej na podstawie wynikow przegladu systematycznego medycznych baz danych (EBM), Oceng
Technologii Medycznych (HTA) badz farmakoekonomika; gtdwnym konsultantem jest dr n. med. Pawet Kawalec,
ktéry ustugami doradczymi w powyzszym zakresie zajmuje sie od ponad os$miu lat, wspdtpracujac w miedzyczasie
z kilkunastoma firmami farmaceutycznymi i realizujgc dla nich ponad 300 projektéw, gtdwnie dotyczacych oceny

efektywnosci klinicznej oraz optacalnosci lekow.

Centrum HTA Sp. z 0.0. Sp. k. zapewnia szybkg realizacje zlecen, wysoka jakoS¢ ustug oraz konkurencyjne
ceny. Gwarantujemy wykonanie zlecen zgodnie z wymogami wiarygodnosci: w przypadku analiz efektywnosci
klinicznej, analiz farmakoekonomicznych oraz analiz finansowych zgodnie z Wytycznymi Agencji Oceny
Technologii Medycznych (AOTM; www.aotm.gov.pl).

Zatozone we wrzesniu 2005 roku Centrum HTA Sp. z o.0. Sp. k. zajmuje sie ustugami konsultingowymi
dotyczacymi rynku farmaceutycznego w Polsce. Dziatalno$¢ firmy obejmuje szerokie spektrum ustug doradczych
dotyczacych efektywnosci lekéw oraz produktow medycznych a takze rynku farmaceutycznego w Polsce.

Produkty oferowane przez Centrum HTA Sp. z 0.0. Sp. k.:
e Charakterystyka segmentu rynku farmaceutycznego w Polsce,
e Pelny raport HTA obejmujacy:
- analize efektywnosci klinicznej okreslonego produktu w porédwnaniu z wybranymi komparatorami,
- analize efektywnosci kosztéw (optacalnosci) okreslonego produktu w poréwnaniu z wybranymi
komparatorami,
- analize finansowego wpltywu decyzji o refundacji okreslonego leku na budzet pfatnika publicznego w
Polsce.
¢ Przeglad systematyczny dotyczacy efektywnosci klinicznej wybranych substancji aktywnych w poréwnaniu
z innymi alternatywnie stosowanymi lekami,
¢ Analize finansowego wplywu decyzji o refundacji okreslonego leku na budzet ptatnika publicznego w

Polsce, niezaleznie od raportu HTA.




