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Stosowanie produktu leczniczego Kalydeco® (iwakaftor) w leczeniu mukowiscydozy wśród pacjentów w wieku 6 lat 
i starszych z mutacją G551D lub inną mutacją bramkującą genu CFTR w ramach programu lekowego w warunkach 
polskich. Analiza racjonalizacyjna.  

 

INDEKS AKRONIMÓW WYKORZYSTYWANYCH W OPRACOWANIU 

Akronim Interpretacja (pełna nazwa) 
AOTM Agencja Oceny Technologii Medycznych 
BIA ang. Budget Impact Analysis; 

Analiza wpływu na budżet 
NFZ Narodowy Fundusz Zdrowia 

płatnik publiczny podmiot zobowiązany do finansowania świadczeń medycznych ze środków publicznych (Narodowy 
Fundusz Zdrowia) 

WHO ang. World Health Organization; 
Światowa Organizacja Zdrowia 
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Streszczenie 

 

 
STRESZCZENIE 
 

CEL ANALIZY 
 
Celem analizy racjonalizacyjnej jest przedstawienie rozwiązań, których wdrożenie spowoduje uwolnienie środków finansowych w 
wysokości odpowiadającej co najmniej wzrostowi wydatków z budżetu płatnika publicznego towarzyszącemu realizacji nowego 
scenariusza analizy wpływu na budżet [160] uwzględniającego stosowanie produktu leczniczego Kalydeco® w leczeniu 
mukowiscydozy wśród pacjentów w wieku 6 lat i starszych z mutacją G551D lub inna mutacją bramkującą genu CFTR w ramach 
programu lekowego w okresie od 1 stycznia 2015 roku do końca 2017 roku. 
 

METODY PRZEPROWADZENIA ANALIZY 
 
Analizę przeprowadzono przy uwzględnieniu minimalnych wymagań stawianych ocenom technologii medycznych określonych 
przez Ministra Zdrowia [3]. Horyzont czasowy analizy ustalono na lata 2015 – 2017, przy założeniu inicjalizacji proponowanego 
programu lekowego od początku 2015 roku. Uwzględniono perspektywę płatnika publicznego (Narodowego Funduszu Zdrowia).  
Przedstawiono propozycje rozwiązań racjonalizacyjnych pozwalających uwolnić środki finansowe płatnika publicznego z 
zamiarem ich przeznaczenia na pokrycie dodatkowych wydatków z budżetu płatnika publicznego związanych z finansowaniem 
ocenianej technologii lekowej ze środków publicznych  

 
 

  
 

 
 

  
 

WYNIKI i WNIOSKI 
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Stosowanie produktu leczniczego Kalydeco® (iwakaftor) w leczeniu mukowiscydozy wśród pacjentów w wieku 6 lat 
i starszych z mutacją G551D lub inną mutacją bramkującą genu CFTR w ramach programu lekowego w warunkach 
polskich. Analiza racjonalizacyjna.  

 

1. CEL ANALIZY RACJONALIZACYJNEJ 

 

Celem analizy racjonalizacyjnej jest przedstawienie rozwiązań, których wdrożenie spowoduje 

uwolnienie środków finansowych w wysokości odpowiadającej co najmniej wzrostowi wydatków z 

budżetu płatnika publicznego towarzyszącemu zakwalifikowaniu stosowania produktu Kalydeco® w 
leczeniu mukowiscydozy wśród pacjentów w wieku 6 lat i starszych z mutacją G551D lub inną mutacja 

bramkującą genu CFTR jako świadczenia gwarantowanego z zakresu leczenie szpitalne – programy 

lekowe, w okresie 3 pierwszych lat realizacji proponowanego programu lekowego [160]. 

 

Analizę przeprowadzono w związku z wynikami analizy wpływu na budżet świadczącymi o 

dodatkowych nakładach finansowych płatnika publicznego [160]. 

 

 
2. METODY PRZEPROWADZENIA ANALIZY RACJONALIZACYJNEJ 

 

Przedstawiono dwie propozycje rozwiązań racjonalizacyjnych pozwalających uwolnić środki finansowe 

płatnika publicznego z zamiarem ich przeznaczenia na pokrycie dodatkowych wydatków z budżetu 

płatnika publicznego związanych z wpisaniem produktu Kalydeco® do Katalogu leków refundowanych 

stosowanych w programach lekowych, umożliwiającego stosowanie ocenianego produktu w ramach 

proponowanego programu lekowego [160]. 

 

Analizę przeprowadzono przy uwzględnieniu minimalnych wymagań stawianych ocenom technologii 
medycznych określonych przez Ministra Zdrowia [3]. 

 

2.1. PERSPEKTYWA ANALIZY RACJONALIZACYJNEJ 

 

Perspektywę niniejszej analizy racjonalizacyjnej stanowi płatnik publiczny (podmiot zobowiązywany do 

finansowania świadczeń medycznych ze środków publicznych; Narodowy Fundusz Zdrowia). 

Uwzględniono taką samą perspektywę ekonomiczną jak w ramach analizy wpływu na budżet 

wskazującej na wzrost wydatków z budżetu płatnika publicznego [160]. 
 

2.2. HORYZONT ANALIZY RACJONALIZACYJNEJ 

 

Horyzont czasowy analizy obejmuje taki sam okres jak ustalony w ramach analizy wpływu na budżet 

wskazującej na wzrost wydatków z budżetu płatnika publicznego – trzy pierwsze lata realizacji 

proponowanego programu lekowego (2015 – 2017) [160]. 
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2.2. Horyzont analizy racjonalizacyjnej 
2.3. Wysokość dodatkowych nakładów finansowych określona w ramach analizy wpływu na budżet 
2.4. Propozycje uwolnienia środków finansowych  

 
 

W ramach niniejszej analizy racjonalizacyjnej oceniano wysokość uwolnionych środków finansowych 

związanych z realizacją proponowanych rozwiązań racjonalizacyjnych od 1 stycznia 2015 roku do 

końca 2017 roku, co wiąże się z założeniem, że decyzja dotycząca realizacji proponowanego programu 

lekowego będzie podjęta przed styczniem 2015 roku. 

 

2.3. WYSOKOŚĆ DODATKOWYCH NAKŁADÓW FINANSOWYCH OKREŚLONA W RAMACH 
ANALIZY WPŁYWU NA BUDŻET  

 

 

  

 

 

 

 

 
 

 

Na uwagę zasługuje, że realizując konserwatywne podejście do analizowanego problemu w ramach 

niniejszej analizy uwzględniono wzrost wydatków z całkowitego budżetu płatnika publicznego 

określony przy uwzględnieniu maksymalnego scenariusza wielkości populacji docelowej [160]. 

 

2.4. PROPOZYCJE UWOLNIENIA ŚRODKÓW FINANSOWYCH 
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Stosowanie produktu leczniczego Kalydeco® (iwakaftor) w leczeniu mukowiscydozy wśród pacjentów w wieku 6 lat 
i starszych z mutacją G551D lub inną mutacją bramkującą genu CFTR w ramach programu lekowego w warunkach 
polskich. Analiza racjonalizacyjna.  
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2.4. Propozycje uwolnienia środków finansowych 
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Stosowanie produktu leczniczego Kalydeco® (iwakaftor) w leczeniu mukowiscydozy wśród pacjentów w wieku 6 lat 
i starszych z mutacją G551D lub inną mutacją bramkującą genu CFTR w ramach programu lekowego w warunkach 
polskich. Analiza racjonalizacyjna.  
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2.4. Propozycje uwolnienia środków finansowych 
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Stosowanie produktu leczniczego Kalydeco® (iwakaftor) w leczeniu mukowiscydozy wśród pacjentów w wieku 6 lat i starszych z mutacją G551D lub inną mutacją bramkującą 
genu CFTR w ramach programu lekowego w warunkach polskich. Analiza racjonalizacyjna. 
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2.6. Wykaz założeń i parametrów proponowanych rozwiązań racjonalizacyjnych 
3. Wyniki analizy racjonalizacyjnej 
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Stosowanie produktu leczniczego Kalydeco® (iwakaftor) w leczeniu mukowiscydozy wśród pacjentów w wieku 6 lat 
i starszych z mutacją G551D lub inną mutacją bramkującą genu CFTR w ramach programu lekowego w warunkach 
polskich. Analiza racjonalizacyjna.  
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3.2. Ocena wystarczalności wysokości środków finansowych na pokrycie dodatkowych nakładów finansowych 
związanych z finansowaniem ocenianej technologii lekowej 
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Stosowanie produktu leczniczego Kalydeco® (iwakaftor) w leczeniu mukowiscydozy wśród pacjentów w wieku 6 lat 
i starszych z mutacją G551D lub inną mutacją bramkującą genu CFTR w ramach programu lekowego w warunkach 
polskich. Analiza racjonalizacyjna.  

 

 

        

 

 
 

 

 

 

 

 
 

 

4. DYSKUSJA 
 

Celem analizy jest ocena wystarczalności proponowanych rozwiązań racjonalizacyjnych potrzebnych 

do zniwelowania skutków finansowych podjęcia decyzji o finansowaniu ze środków publicznych 

produktu leczniczego Kalydeco® jako świadczenia gwarantowanego w zakresie leczenia szpitalnego  

– programów lekowych, w okresie od 1 stycznia 2015 roku do końca 2017 roku. 

 

Przeprowadzona analiza racjonalizacyjna wykazała możliwość uzyskania środków finansowych w 

wysokości co najmniej równej wysokości dodatkowych nakładów finansowych związanych z 

finansowaniem ocenianej technologii lekowej ze środków publicznych, określonych w ramach analizy 
wpływu na budżet [160]. 

 

Obliczenia związane z proponowanymi rozwiązaniami racjonalizacyjnymi uwzględniają najbardziej 

aktualne informacje dotyczące zużycia analizowanych leków i ich kosztów dostępne na podstawie 

różnych publikacji Narodowego Funduszu Zdrowia lub Ministra Zdrowia. 

 

Proponowane rozwiązania nie wymagają istotnych zmian w przepisach prawa, więc są stosunkowo 

łatwe do wdrożenia. 
O powyższym świadczą następujące przykłady z 2014 roku:  

• 32% redukcja kosztu infliksimabu po wprowadzeniu odpowiedników do grupy 1050.3, 

• 52% redukcja kosztu imatynibu po objęciu refundacją leków biopodobnych (wprowadzenie leków 
biopodobnych do Katalogu leków stosowanych w ramach chemioterapii ze względu na brak 

pełnego pokrycia się wskazań objętych refundacją – produkt Glivec® refundowany w ramach 

programu lekowego w szerszym zakresie wskazań niż leki biopodobne) [37]. 
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5. Wnioski końcowe 

 

 
 

5. WNIOSKI KOŃCOWE  

 

Przedstawiono dwie propozycje rozwiązań racjonalizacyjnych, których wdrożenie pozwoli uwolnić 

środki finansowe z budżetu Narodowego Funduszu Zdrowia w wysokości zapewniającej co najmniej 

pokrycie dodatkowych nakładów finansowych płatnika publicznego związanych z podjęciem decyzji o 

finansowaniu ze środków publicznych produktu leczniczego Kalydeco® jako świadczenia 
gwarantowanego z zakresu leczenie szpitalne – programy lekowe, w latach 2015 – 2017 [160]. 
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Stosowanie produktu leczniczego Kalydeco® (iwakaftor) w leczeniu mukowiscydozy wśród pacjentów w wieku 6 lat 
i starszych z mutacją G551D lub inną mutacją bramkującą genu CFTR w ramach programu lekowego w warunkach 
polskich. Analiza racjonalizacyjna.  
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 analizę problemu decyzyjnego,  

 analizę efektywności klinicznej określonego preparatu w porównaniu z wybranymi 
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wybranymi komparatorami, 
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