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Indeks skrótów 

AOTMiT Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji 

BSC Najlepsza terapia standardowa 
(Best Standard Care) 

BTX-A Toksyna botulinowa typu A 
(Botulinum toxin type A) 

CADTH Kanadyjska agencja oceny technologii medycznych 
(The Canadian Agency for Drugs and Technologies in Health) 

ChPL Charakterystyka Produktu Leczniczego 

CP Mózgowe porażenie dziecięce 
(Celebral Palsy) 

CRD Centre for Reviews and Dissemination 

CUR Współczynnik kosztów-użyteczności 
(Cost-Utility Ratio) 

DDD Zdefiniowana dawka dobowa 
(Defined Daily Dose) 

EQ-5D Kwestionariusz oceny jakości życia 
(EuroQol 5D) 

GUS Główny Urząd Statystyczny 

HTA Ocena technologii medycznych 
(Health Technology Assessment) 

ICER Inkrementalny współczynnik kosztów-efektywności 
(Incremental Cost-Effectiveness Ratio) 

ICUR Inkrementalny współczynnik kosztów-użyteczności 
(Incremental Cost-Utility Ratio) 

IQWiG Institut für Qualität und Wirtschaftlichkeit im Gesundheitswesen 

ISPOR International Society for Pharmacoeconomics and Outcomes Research 

MAS Skala do oceny napięcia mięśniowego 
(Modified Ashworth Scale) 

MS Stwardnienie rozsiane 
(Multiple Sclerosis) 

MSAC Medical Service Advisory Committee 
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MZ Ministerstwo Zdrowia 

NICE Brytyjska agencja oceny technologii medycznych 
(National Institute for Health and Care Excellence) 

NFZ Narodowy Fundusz Zdrowia 

nRCT Badanie nierandomizowane 
(Non-Randomized Clinical Trial) 

PBAC Australijski Komitet doradczy ds. Świadczeń Farmaceutycznych 
(Pharmaceutical Benefits Advisory Committee) 

PL Program Lekowy 

PLC Placebo 

QALY Lata życia skorygowane jakością 
(Quality-Adjusted Life Years) 

RCT Randomizowane badanie kliniczne 
(Randomized Controlled Trial) 

    
   

RWD Badanie pochodzące z rzeczywistej praktyki klinicznej 
(Real-World Data) 

SMC Szkockie Konsorcjum Leków 
(Scottish Medicines Consortium) 
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Streszczenie 

 Cel 

Celem analizy ekonomicznej jest ocena opłacalności terapii z zastosowaniem toksyny botulinowej typu A 

(Dysport®, BTX-A) w leczeniu dorosłych pacjentów ze spastycznością ogniskową kończyn o etiologii innej niż 

udar (tj. wskutek stwardnienia rozsianego – ICD-10: G35, porażenia mózgowego – ICD-10: G80, dziedzicznej 

paraplegii spastycznej – ICD-10: G82, G83 lub urazowego uszkodzenia mózgu / rdzenia kręgowego – ICD-10: 

T90, T91), zgodnie z kryteriami proponowanego programu lekowego, względem najlepszej terapii standardowej 

(BSC, ang. best standard care). 

 Metodyka 

Analiza ekonomiczna została poprzedzona analizą problemu decyzyjnego oraz analizą kliniczną, w ramach 

których zdefiniowano problem zdrowotny, dokonano wyboru komparatora oraz dokonano oceny skuteczności i 

bezpieczeństwa ocenianej interwencji względem komparatora. Komparatorem w niniejszej analizie jest najlepsza 

terapia standardowa, składająca się z rehabilitacji z/bez doustnych leków przeciwspastycznych.  

Populację docelową dla wnioskowanej interwencji stanowią dorośli pacjenci z spastycznością ogniskową kończyn 

górnych i/lub dolnych o etiologii innej niż udar, zgodnie z kryteriami proponowanego programu lekowego.  

Biorąc pod uwagę wyniki analizy klinicznej, zdecydowano się na przeprowadzenie analizy w formie analizy 

kosztów-użyteczności. Biorąc pod uwagę dostępność danych klinicznych uwzględniono krótki, roczny horyzont 

czasowy. Do przeprowadzenia obliczeń skonstruowano model obliczeniowy w programie Microsoft Excel, 

pozwalający na określenie kosztów oraz efektów zdrowotnych wynikających z zastosowania porównywanych 

interwencji. Jako efekty zdrowotne uwzględniono: odsetek pacjentów z odpowiedzią na leczenie mierzonej w skali 

MAS oraz uzyskane lata życia skorygowane jakością (QALY). Model obliczeniowy został skonstruowany w 

postaci drzewa decyzyjnego.  

Na potrzeby obliczeń określono, na podstawie wyników analizy klinicznej oraz dodatkowych założeń, odsetek 

pacjentów, którzy uzyskają odpowiedź na leczenie, mierzoną w skali MAS zgodnie z zapisami programu 

lekowego. Określono również średni czas do uzyskania odpowiedzi na leczenie. Na podstawie dostępnych 

danych i założeń przyjęto wartości parametrów dotyczących zużycia zasobów (dawkowanie, częstość wizyt). Na 

podstawie danych z publikacji odnalezionych w ramach systematycznego przeszukania przyjęto wartości 

dotyczące użyteczności stanów zdrowia. W analizie podstawowej uwzględniono wyłącznie koszty związane z 

terapią BTX-A oraz konserwatywnie nie uwzględniono kosztów terapii standardowej, które uznano jako koszty 

nieróżnicujące. Na koszty związane z terapią BTX-A składają się: koszt leku, podania i monitorowania terapii. 

Cenę Dysport® uzyskano od Zamawiającego. Koszt podania i monitorowania określono na podstawie 

obowiązującego katalogu NFZ. Analiza ekonomiczna w wariancie podstawowym obejmuje perspektywę płatnika 

publicznego, który ze względu na zakładany sposób finansowania wnioskowanej technologii i brak partycypacji 

pacjentów w kosztach uwzględnionych w analizie podstawowej, należy uznać za tożsamą z perspektywą wspólną 
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płatnika pacjentów. Biorąc pod uwagę dane z badań włączonych do analizy klinicznej w wariancie podstawowym 

założono konserwatywnie, że terapia Dysport nie spowoduje zmniejszenia wydatków w ramach BSC. 

W ramach analizy wrażliwości przedstawiono wyniki uwzględniające koszt doustnych leków przeciwspastycznych 

stosowanych w ramach BSC z perspektywy płatnika publicznego oraz łącznej płatnika publicznego i pacjentów.  

           

     W ramach analizy przedstawiono wyniki w zakresie: odsetka pacjentów z 

odpowiedzią na leczenie, uzyskanych QALY, kosztów terapii, współczynników kosztów-użyteczności (CUR), 

inkrementalnych współczynników kosztów-użyteczności (ICUR) oraz ceny progowej. Wyniki ekonomiczne 

dyskontowano 5,0% stopą dyskontową oraz wyniki kliniczne 3,5% stopą dyskontową. Próg opłacalności przyjęto 

na poziomie 175 926 zł. Ocenę niepewności uzyskanych wyników podstawowych dokonano za pomocą 

jednokierunkowych analiz wrażliwości, w tym przeprowadzono obliczenia przy uwzględnieniu kosztu terapii 

standardowej.  

 Wyniki 

  

             

                

       

               

             

     

     

              

                   

             

              

                  

                

                 

    

 Wnioski końcowe 
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1. Wprowadzenie 

1.1. Cel 

Celem analizy ekonomicznej jest ocena opłacalności terapii z zastosowaniem toksyny botulinowej 

typu A (Dysport®, BTX-A) w leczeniu dorosłych pacjentów ze spastycznością ogniskową kończyn o 

etiologii innej niż udar (tj. wskutek stwardnienia rozsianego – ICD-10: G35, porażenia mózgowego – 

ICD-10: G80, dziedzicznej paraplegii spastycznej – ICD-10: G82, G83 lub urazowego uszkodzenia 

mózgu / rdzenia kręgowego – ICD-10: T90, T91), zgodnie z kryteriami proponowanego programu 

lekowego, względem najlepszej terapii standardowej (BSC, ang. best standard care). 

Analizę przeprowadzono zgodnie ze schematem PICO (populacja, interwencja, komparator, wyniki / 

punkty końcowe): 

POPULACJA 

Dorośli pacjenci ze spastycznością ogniskową kończyn o etiologii innej niż udar (tj. wskutek 

stwardnienia rozsianego, porażenia mózgowego, paraplegii spastycznej lub urazowego uszkodzenia 

ośrodkowego układu nerwowego), spełniający kryteria włączenia do proponowanego programu 

lekowego. 

INTERWENCJA 

Dysport® (BTX-A, toksyna botulinowa typu A) w dawce zgodnej z Charakterystyką Produktu 

Leczniczego (ChPL).  

KOMPARATORY 

Najlepsza terapia standardowa (BSC) definiowana jako rehabilitacja z/bez doustnych leków 

przeciwspastycznych. 

PUNKTY KOŃCOWE 

 lata życia skorygowane jakością (QALY), 

 koszty terapii wyrażone w polskich złotych (zł), 

 współczynnik kosztów-użyteczności (CUR), 

 inkrementalny współczynnik kosztów użyteczności (ICUR), 

 cena progowa wyrażona jako cena zbytu netto. 
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Szczegółowy opis problemu zdrowotnego, ocenianej interwencji i technologii opcjonalnych 

przedstawiono w analizie problemu decyzyjnego [1]. 

1.2. Uzasadnienie metodyki analizy 

Metodyka analizy ekonomicznej została określona, biorąc pod uwagę wyniki i wnioski z 

przeprowadzonej analizy klinicznej [2].  

Wyniki włączonych do analizy klinicznej badań randomizowanych (RCT, ang. randomized controlled 

trial) wskazują, że po jednym podaniu BTX-A widoczne są istotne statystycznie różnice na korzyść 

BTX-A w porównaniu z placebo (PLC) dla niektórych z analizowanych punktów końcowych 

(zwiększenie maksymalnej odległości pomiędzy kolanami, zmniejszenia bólu w obydwu kończynach 

dolnych). W przypadku punktów końcowych istotnych z punktu widzenia analizy ekonomicznej 

(zmniejszenie spastyczności w skali MAS, pozytywna ocena odpowiedzi na leczenie) uzyskane wyniki 

nie wskazały istotnej statystycznie przewagi BTX-A względem PLC, zwraca natomiast uwagę 

uzyskana różnica ilościowa na korzyść interwencji ocenianej w okresie 4-12 tyg. od podania jednej 

dawki BTX–A: 

 odsetek pacjentów ze zmniejszeniem spastyczności w skali MAS o ≥1 punkt (Gusev 2008): 

o 35% vs 29% po 4 tyg. na korzyść BTX-A+BSC względem PLC+BSC, 

o 45% vs 27% po 8 tyg. na korzyść BTX-A+BSC względem PLC+BSC, 

o 40% vs 25% po 12 tyg. na korzyść BTX-A+BSC względem PLC+BSC, 

 odsetek poprawy w obrębie grup mięśniowych w skali MAS o ≥1 punkt (Jacobsen 2021): 

o 80% vs 50% po 6 tyg. na korzyść BTX-A+BSC względem PLC+BSC, 

 pozytywna ocena odpowiedzi na leczenie (Hyman 2020): 

o wg badacza 51% vs 44% po 4 tyg. na korzyść BTX-A+BSC względem PLC+BSC, 

o wg pacjenta 41% vs 44% po 4 tyg. na korzyść BTX-A+BSC względem PLC+BSC. 

Wyniki włączonych do analizy klinicznej badań typu nRCT (non-RCT) lub RWD (ang. real world data) 

wskazują, że podanie BTX-A przyczynia się do poprawy / spadku napięcia mięśniowego mierzonego 

w skali MAS (Finister 1997, De Niet 2015, Hecht 2008, Pauri 2000, Servelhere 2018). Co ważne, w 

niektórych badaniach różnica między średnią wartością MAS przed i po podaniu BTX-A była istotna 

statystycznie. Również dla innych ocenianych punktów końcowych zaobserwowano różnice, których 

ilościowa zmiana wskazywała na potencjalną korzyść wynikającą z podania BTX-A. 

Zgodnie z proponowaną treścią poszerzonego programu lekowego B.57, oceną skuteczności BTX-A 

w populacji docelowej analizy będzie spadek napięcia mięśniowego o ≥1 punkt w zmodyfikowanej 

skali Ashwortha–MAS po podaniu dwóch kolejnych dawek leku. Ograniczeniem badań włączonych do 

analizy klinicznej jest, że ocena skuteczności ogranicza się do efektu uzyskanego po jednym podaniu 

leku. Wydaje się natomiast, że kolejne podania BTX-A spowodują co najmniej utrzymanie uzyskanego 

po pierwszej dawce efektu terapeutycznego. Dane z polskiej praktyki klinicznej uzyskane w populacji 

pacjentów ze spastycznością o etiologii udarowej wskazują, że kolejne podania Dysport® przyczyniają 
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się do poprawy stanu zdrowia mierzonego za pomocą skali MAS [3]. Autorzy polskich rekomendacji 

dotyczących leczenia toksyną botulinową spastyczności kończyny dolnej po udarze mózgu z 2016 

roku wskazują, że choć większość dostępnych badań klinicznych dotyczy spastyczności po udarze 

mózgu, to w innych etiologicznie przypadkach spastyczności niezwiązanej z udarem mózgu (np. 

urazy, SM) zastosowanie toksyny botulinowej może być równie skuteczne [4]. 

Biorąc powyższe pod uwagę można wnioskować, że dodanie BTX-A do BSC przyczyni się do 

uzyskania korzystniejszych dla pacjenta efektów terapeutycznych, które będą mierzalne kryterium 

wymienionym w poszerzonym programie lekowym B.57. Z tego powodu, zdecydowano się na 

przeprowadzenie niniejszej analizy w formie analizy kosztów-użyteczności (CUA, ang. cost-utility 

analysis).  

Analiza kosztów-użyteczności pozwala na skumulowanie danych dotyczących skuteczności i 

bezpieczeństwa analizowanych technologii w jeden wskaźnik – lata życia skorygowaną jakością – 

którego oszacowanie pozwala na wnioskowanie o opłacalności porównywalnych interwencji. 

Zgodnie z rozporządzeniem Ministra Zdrowia (MZ) z dnia 8 stycznia 2021 roku w sprawie minimalnych 

wymagań, jakie muszą spełniać analizy uwzględnione we wnioskach refundacyjnych [5], analiza 

kosztów-użyteczności ma zastosowanie w przypadku różnic w wynikach zdrowotnych pomiędzy 

technologią wnioskowaną a technologią opcjonalną. Wybrana metodyka analizy opłacalności jest 

zatem zgodna z ww. rozporządzeniem. 
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2. Metodyka 

2.1. Technika analityczna 

Analizę ekonomiczną przeprowadzono w formie analizy kosztów-użyteczności. Koszty oraz efekty 

zdrowotne dla porównywanych schematów zostały wyznaczone w oparciu o model zbudowany na 

potrzeby niniejszej analizy, który umożliwia przeprowadzenie symulacji rozwoju choroby w rocznym 

horyzoncie czasowym. 

Zasadniczym elementem analizy kosztów-użyteczności jest uwzględnienie informacji o tym, jak 

przebieg choroby wpływa na długość i jakość życia pacjentów. Im gorsza jest jakość życia pacjenta w 

określonym stanie zdrowia, tym niższą wagę (użyteczność) przypisuje się danemu stanowi. 

Użyteczność stanu zdrowia zawiera się najczęściej w przedziale [0,1], gdzie 1 oznacza użyteczność 

stanu pełnego zdrowia, natomiast 0 oznacza użyteczność przypisywaną zgonowi. Dopuszcza się 

także użyteczności ujemne, które opisują stany gorsze niż śmierć. 

Zestawienie wyników kosztowych oraz efektów klinicznych w postaci QALY dla porównywanych 

interwencji pozwala wyznaczyć inkrementalny współczynnik kosztów-użyteczności (ICUR, ang. 

incremental cost-utility ratio), będący podstawą do wnioskowania o opłacalności analizowanej 

interwencji. 

  KL

KL
KvsL

QALYQALY

kosztkoszt
ICUR






, 

gdzie oznaczenie L w indeksie parametrów koszt i QALY odnosi się do ocenianego leku, a oznaczenie 

K – do jego komparatora. 

W sytuacji, gdy oceniana interwencja generuje wyższą liczbę QALY oraz jest droższa względem 

komparatora, zostanie uznana za interwencję opłacalną w porównaniu z komparatorem, jeżeli ICUR 

przyjmie wartość niższą od progu opłacalności. Im niższa wartość ICUR w tej sytuacji, tym mniej 

będzie kosztować uzyskanie dodatkowej jednostki efektu zdrowotnego przy zastosowaniu ocenianego 

leku zamiast komparatora.  

W sytuacji, gdy oceniana interwencja generuje niższą liczbę QALY oraz jest tańsza względem 

komparatora, zostanie uznana za interwencję opłacalną w porównaniu z komparatorem, jeżeli ICUR 

przyjmie wartość wyższą od progu opłacalności. Im wyższa wartość ICUR w tej sytuacji, tym więcej 

oszczędności będzie generować utrata jednostki efektu zdrowotnego. 
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Ponadto interwencja oceniana będzie dominować (będzie zdominowana) nad komparatorem, jeżeli jej 

stosowanie wiązać się będzie z niższymi (wyższymi) kosztami i większymi (mniejszymi) efektami 

zdrowotnymi – w takim przypadku nie wyznacza się ICUR.  

W sytuacji, gdy podstawą dla oceny efektywności kosztowej w porównaniu z terapią standardową jest 

zestawienie kosztów i efektów zdrowotnych wyrażonych w kategorii prawdopodobieństwa osiągnięcia 

poprawy stanu zdrowia, opłacalność rozważanej terapii nie może być określona jednoznacznie (brak 

progu opłacalności dla efektów zdrowotnych innych niż QALY). Wnioskowanie o opłacalności na tej 

podstawie ogranicza się zatem do interpretacji jakościowej uzyskanych w obliczeniach wartości 

(kosztów za dodatkowy efekt kliniczny). 

Zgodnie z rozporządzeniem Ministra Zdrowia [5], cena progowa w analizie kosztów-użyteczności 

opartej na wynikach ICUR określona jest jako cena zbytu netto za opakowanie ocenianego leku, przy 

której wartość współczynnika ICUR dla porównywanych schematów terapeutycznych jest równa 

progowi opłacalności (patrz rozdz.2.11). 

W ramach opracowanej analizy klinicznej nie zidentyfikowano badań klinicznych pozwalających na 

wykazanie wyższości interwencji ocenianej względem technologii opcjonalnej. W związku z tym, 

zgodnie z art. 13 rozporządzenia Ministra Zdrowia [5], w ramach analizy wyznaczono dodatkowo 

współczynniki kosztów-użyteczności (CUR, ang. cost-utility ratio): 

L

L
L
QALY

koszt
CUR  . 

Za opcję najbardziej opłacalną w analizie opartej na wartości współczynników CUR przyjmuje się 

interwencję, dla której CUR ma najmniejszą wartość.  

Zgodnie z rozporządzeniem Ministra Zdrowia, cena progowa w analizie kosztów-użyteczności opartej 

na wynikach CUR określona jest jako cena zbytu netto za opakowanie ocenianego leku, przy której 

wartości współczynników CUR dla porównywanych schematów terapeutycznych są sobie równe. 

2.2. Struktura modelu 

Obliczenia analizy przeprowadzono w oparciu o skonstruowany model drzewa decyzyjnego z 

maksymalnie dwuletnim horyzontem czasowym, który opracowano w programie MS Excel. W modelu 

istnieją dwie możliwe opcje leczenia: terapia BTX-A (Dysport®) dodana do BSC lub BSC. Skuteczność 

leczenia została scharakteryzowana jako odsetek pacjentów, którzy uzyskali odpowiedź na otrzymane 

leczenie, a uzyskana odpowiedź utrzymuje się do końca analizowanego horyzontu czasowego. W 

związku z tym, po rozpoczęciu leczenia w przypadku obu opcji terapeutycznych chorzy mogą znaleźć 

się w jednym z dwóch stanów zdrowia: Odpowiedź na leczenie lub Brak odpowiedzi na leczenie. W 

modelu uwzględniono także średni czas do uzyskania odpowiedzi na leczenie (który może być różny 
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Kryteria kwalifikacji do populacji docelowej analizy są zgodne z proponowanymi kryteriami włączenia 

do poszerzonego programu lekowego B.57 (w zakresie, w którym poszerzają obowiązujący program). 

2.4. Porównywane interwencje 

Opłacalność preparatu Dysport® stosowanego jako uzupełnienie terapii standardowej w postaci 

rehabilitacji i leków działających ogólnoustrojowo oceniono w porównaniu z terapią standardową w 

populacji docelowej (rehabilitacja, doustne preparaty o działaniu ogólnoustrojowym). 

2.5. Perspektywa analizy 

Zgodnie z rozporządzeniem Ministra Zdrowia z dnia 8 stycznia 2021 roku w sprawie minimalnych 

wymagań, jakie muszą spełniać analizy uwzględnione we wnioskach o objęcie refundacją i ustalenie 

urzędowej ceny zbytu, o objęcie refundacją i ustalenie urzędowej ceny zbytu technologii lekowej o 

wysokiej wartości klinicznej oraz o podwyższenie urzędowej ceny zbytu leku, środka spożywczego 

specjalnego przeznaczenia żywieniowego, wyrobu medycznego, które nie mają odpowiednika 

refundowanego w danym wskazaniu [5], analizę przeprowadzono z perspektywy płatnika publicznego 

oraz w ramach analizy wrażliwości z perspektywy wspólnej płatnika i pacjentów. 

Wyniki badań przedstawionych w ramach analizy klinicznej nie pozwalają na stwierdzenie czy dodanie 

Dysport do terapii standardowej przyczyni się do zmniejszenia częstości stosowania terapii 

standardowej w długim okresie (niższe dawki leków, zaprzestanie fizjoterapii). W przypadku gdy 

zastosowanie Dysport nie obniży kosztu BSC, nie ma potrzeby jego uwzględniania w obliczeniach 

analizy (gdyż będzie to koszt nieróżnicujący) i tym samym biorąc pod uwagę zakładany sposób 

finansowania Dysport (program lekowy) wyniki z perspektywy płatnika publicznego oraz perspektywy 

płatnika publicznego i pacjentów są tożsame. 

Dane zebrane w ramach odnalezionej analizy ekonomicznej Danchenko 2022 [6] wskazują, że 

uzyskanie odpowiedzi na leczenie1 spowoduje zmniejszenie częstości stosowania leków 

przeciwspastycznych oraz nie wpłynie na zużycie innych zasobów, w tym częstości stosowanej 

rehabilitacji. Tym samym w ramach obliczeń zasadne jest uwzględnienie, oprócz kosztów programu 

lekowego, również kosztu BSC. W przypadku uwzględnienia kosztu BSC ograniczonego do kosztu 

leków przeciwspastycznych dochodzi do współpłacenia pacjenta za te leki (tizanidyna refundowana z 

odpłatnością 30% w przebiegu stwardnienia rozsianego) lub ich koszt jest ponoszony w całości przez 

pacjenta. Ze względu na niewielki poziom odpłatności pacjenta za te leki, wyniki z obu perspektyw 

będą zbliżone. Zgodnie z wytycznymi oceny technologii medycznych możliwe jest uwzględnienie tylko 

perspektywy płatnika, gdy nie dochodzi do współpłacenia pacjentów za leki lub gdy jest ono znikome. 

 
1 przy czym odpowiedź na leczenie w tejże analizie była zdefiniowane jako redukcja spastyczności 
mierzona w skali GAS (Goal Attainment Scale) 
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Wyniki z perspektywy łącznej płatnika publicznego i pacjentów przedstawiono w ramach analizy 

wrażliwości, przy uwzględnieniu kosztu BSC (leki przeciwspastyczne).  

2.6. Horyzont czasowy analizy 

Analizę przeprowadzono w rocznym horyzoncie czasowym. Ze względu na brak wiarygodnych danych 

pozwalających na modelowanie efektów klinicznych w długim okresie, uwzględnienie dłuższego 

horyzontu czasowego będzie wiązać się ze wzrostem niepewności w zakresie końcowych wyników 

analizy. Biorąc pod uwagę dostępne dane kliniczne [2], roczny horyzont czasowy jest wystarczający 

do określenia opłacalności ocenianej interwencji, jednocześnie pomijając, na ile to możliwe, element 

niepewności wynikający z ekstrapolacji dostępnych danych klinicznych na dłuższy horyzont czasowy. 

Wybrana długość horyzontu czasowego w niniejszej analizie jest zgodna z długością horyzontu 

czasowego innych odnalezionych analiz ekonomicznych (rozdz.A.2). 

W ramach analizy wrażliwości przeprowadzono obliczenia przy uwzględnieniu dłuższego, 2-letniego 

horyzontu czasowego. Pozwala to na zbadanie, mając na uwadze ograniczenia związane z 

wydłużeniem horyzontu czasowego analizy, czy w dłuższej perspektywie zwiększa / zmniejsza się 

prawdopodobieństwo opłacalności terapii BTX-A + BSC. 

2.7. Efekty zdrowotne 

Skuteczność i bezpieczeństwo porównywanych interwencji ustalono na podstawie wyników badań 

klinicznych uwzględnionych w analizie efektywności klinicznej, odnalezionych w ramach 

przeprowadzonego przeglądu systematycznego oraz na podstawie dodatkowych założeń, których 

przyjęcie jest niezbędne ze względu na fakt, że dane z analizy klinicznej nie dostarczają pełnych 

danych dot. efektywności BTX-A wg definicji z programu lekowego. 

W analizie kosztów-użyteczności miarą efektu klinicznego uwzględnioną w obliczeniach były lata życia 

skorygowane o jakość (QALY). Dane do wyznaczenia QALY uzyskano z systematycznego przeglądu 

analiz ekonomicznych (rozdz. A.1.1 oraz A.2) oraz systematycznego przeglądu badań dotyczących 

użyteczności stanów zdrowia (rozdz. 3.3 oraz A.1.2).  

2.8. Koszty 

W analizie uwzględniono wyłącznie bezpośrednie koszty medyczne. W ramach analizy uwzględniono 

następujące kategorie kosztowe: 

 koszty toksyny botulinowej typu A (Dysport®), 

 koszty podania leku, 

 koszty monitorowania oraz 
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Produktu Krajowego Brutto na jednego mieszkańca, o którym mowa w art. 6 ust. 1 ustawy z dnia 26 

października 2000 r. o sposobie obliczania wartości rocznego produktu krajowego brutto (Dz. U. Nr 

114, poz. 1188 oraz z 2009 r. Nr 98, poz. 817). 

Wysokość progu opłacalności obowiązująca na dzień zakończenia analizy, wg obwieszczenia 

Prezesa GUS opublikowanego w dniu 28.10.2022 r. (i od tego dnia obowiązuje nowa wartość progu 

opłacalności), wynosi 175 926 zł [7]. 

2.12. Analiza wrażliwości 

Parametry uwzględnione w modelu mogą podlegać zmianom w zależności od rozrzutu i niepewności 

oszacowań danych wejściowych. W związku z tym w ramach analizy przeprowadzono 

jednokierunkowe analizy wrażliwości dla parametrów, których oszacowanie obarczone było 

największą niepewnością. 

W jednokierunkowej analizie wrażliwości zbadano wpływ na wyniki założeń dotyczących: 

 horyzont czasowy analizy, 

 skuteczność BTX-A (odsetek pacjentów z odpowiedzią, czas do uzyskania odpowiedzi), 

 skuteczność BSC (odsetek pacjentów z odpowiedzią), 

 dawkowanie BTX-A (średnia dawka na podanie, średnia liczba podań w roku), 

 użyteczności stanów zdrowia, 

 koszt BSC. 

Opis scenariuszy rozważanych w jednokierunkowych analizach wrażliwości, zakres zmienności 

poszczególnych parametrów oraz uzyskane wyniki przedstawiono w rozdziale 5. 

W analizie ekonomicznej nie przeprowadzono obliczeń w ramach probabilistycznej analizy 

wrażliwości. Zgodnie z wytycznymi AOTMiT [8], w uzasadnionych przypadkach istnieje możliwość 

pominięcia probabilistycznej analizy wrażliwości w ramach przygotowanej analizy. Jak zostanie 

przedstawione w kolejnych rozdziałach, istnieje niepewność co do przyjęcia podstawowych wartości 

kluczowych parametrów analizy, w szczególności dotyczących skuteczności klinicznej. Z tego powodu 

uznano, że przeprowadzenie jednokierunkowych analiz wrażliwości jest wystarczające do oceny 

niepewności wyników analizy. Ewentualne losowanie w ramach analizy probabilistycznej wartości 

parametrów, dla których należałoby przypisać bardzo szeroki potencjalny zakres zmienności, którego 

„środkiem” byłaby niepewna wartość podstawowa, nie wniosłoby istotnej wartości dodanej do analizy 

ekonomicznej. 
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3. Dane źródłowe 

3.1. Dane kliniczne 

W analizie uwzględniono następujące dane dotyczące skuteczności klinicznej porównywanych 

interwencji: 

 odsetek pacjentów z odpowiedzią na leczenie, 

 czas od rozpoczęcia leczenia, po którym uzyskuje się odpowiedź na leczenie. 

Biorąc pod uwagę kryteria kontynuacji leczenia w aktualnym i proponowanym poszerzonym programie 

lekowym B.57, w analizie ekonomicznej odpowiedź na leczenie rozumiana jest jako uzyskanie spadku 

napięcia mięśniowego o ≥ 1 punkt w zmodyfikowanej skali Ashwortha–MAS względem wartości 

wyjściowych (po podaniu dwóch kolejnych dawek BTX-A). Odsetek pacjentów z odpowiedzią 

określono na podstawie danych z badan włączonych do analizy klinicznej [2] oraz na podstawie 

dodatkowych założeń, których przyjęcie jest niezbędne ze względu na fakt, że w badaniach 

klinicznych nie odnaleziono danych dla tak zdefiniowanego punktu końcowego. 

Zgodnie z wynikami przeprowadzonej analizy klinicznej [2], w ramach metaanalizy badań RCT dla 

porównania BTX-A+BSC względem PLC+BSC nie stwierdzono istotnych różnic w odniesieniu do 

ryzyka występowania zdarzeń niepożądanych. Ponadto w ramach analizy klinicznej, na podstawie 

badań RCT, nRCT i RWD nie stwierdzono, aby podanie BTX-A wiązało się z występowaniem zdarzeń 

niepożądanych, które wymagałyby ponoszenia kosztów ich leczenia lub mogły przyczyniać się do 

pogorszenia się jakości życia. Do najczęściej występujących zdarzeń niepożądanych w badaniach 

klinicznych związanych z terapią BTX-A należały: łagodny ból mięśni i dyskomfort po iniekcji, 

hipertonia, astenia, osłabienie mięśni. Większość odnotowywanych zdarzeń miała charakter łagodny i 

umiarkowany i ulegały one poprawie w ciągu kilku dni. 

Biorąc powyższe pod uwagę, w analizie ekonomicznej zrezygnowano z uwzględnienia w modelowaniu 

występowania zdarzeń niepożądanych dla porównywanych interwencji. 

3.1.1. Odpowiedź na leczenie 

W poniższych tabelach zestawiono wyniki badań klinicznych [9–14], które pozwalają na określenie 

odsetka pacjentów z odpowiedzią na leczenie, definiowaną jako zmniejszenie spastyczności / 

zmniejszenie napięcia mięśniowego w skali MAS o ≥1 punkt. 
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BTX+BCS wynosi 40%. Warto zauważyć, że pomija się tym samym, że część pacjentów miała przez 

pewien okres czasu odpowiedź na leczenie (45% w 8 tyg. vs 40% w 12 tyg.). 

Należy pamiętać, że dane z badań klinicznych dla BTX-A włączonych do analizy klinicznej [2], za 

wyjątkiem danych z badania Pauri 2000, dotyczą efektu uzyskanego po jednym podaniu BTX-A, 

podczas gdy program lekowy wymaga oceny skuteczności leczenia po dwóch podaniach. Wydaje się 

zatem, że uwzględnienie skuteczności wyłącznie po jednym podaniu leku będzie prowadzić do 

zaniżenia skuteczności ocenianej interwencji względem oczekiwanej realnej skuteczności w 

programie lekowym. Jak wskazano już wcześniej w rozdz. 1.2, istnieją opublikowane dane z polskiej 

praktyki klinicznej w populacji pacjentów ze spastycznością o etiologii udarowej wskazujące, że 

kolejne podania Dysport® przyczyniają się do poprawy stanu zdrowia mierzonego za pomocą skali 

MAS. 

Z tego względu zdecydowano się na przyjęcie dodatkowych założeń dotyczących skuteczności BTX-A 

po drugim podaniu leku: 

 odpowiedź na leczenie u chorych, którzy uzyskali ją po pierwszym podaniu nadal się utrzyma – 

za przyjęciem takiego założenia przemawiają wyniki badania Pauri 2000, 

 skuteczność drugiej dawki Dysport® u chorych, którzy nie uzyskali odpowiedzi po pierwszym 

podaniu, będzie równa połowie skuteczności jak w badaniu Gusev 2008, tj. odpowiedź na 

leczenie uzyska dodatkowych 20% spośród tych, którzy nie uzyskali jej po pierwszym podaniu.  

Powyższe założenia przekładają się na łączną skuteczność ocenianej interwencji równą 52% (40% z 

odpowiedzią na leczenie po pierwszym podaniu + 20% z 60% z odpowiedzią na leczenie po drugim 

podaniu). Warto zauważyć, że odsetek ten jest niższy niż wynika z danych z pozostałych badań (z 

wyjątkiem badania Servelhere 2018), gdzie analizowano skuteczność po jednokrotnym podaniu leku. 

Biorąc powyższe aspekty pod uwagę przy uwzględnieniu, że skuteczność terapii jest jednym z 

decydujących o wynikach analizy czynnikiem, uznano za konieczne przeprowadzenie dodatkowych 

obliczeń przy uwzględnieniu alternatywnych wartości w zakresie skuteczności BTX-A + BSC. 

W ramach jednokierunkowej analizy wrażliwości przeprowadzono obliczenia przy uwzględnieniu 

następujących danych / założeń: 

 odsetek pacjentów z odpowiedzią na leczenie po dwóch podaniach przyjęto na poziomie 

skuteczności po jednym podaniu jak w badaniu Gusev 2008 (40%), pomijając przyjęte 

założenie o dodatkowej części pacjentów uzyskujących odpowiedź na leczenie po drugim 

podaniu (scenariusz 2a), 

 odsetek pacjentów z odpowiedzią na leczenie po jednym podaniu przyjęto na poziomie 

skuteczności jak w badaniu Finsterer 1997 (60%) oraz uwzględniono założenie (jak w analizie 

podstawowej), że po drugim podaniu odpowiedź na leczenie uzyska kolejna część pacjentów. 

Przekłada się to na odsetek pacjentów z odpowiedzią na leczenie równy 72% (scenariusz 2b). 
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uzyskania odpowiedzi na leczenie, tym wcześniej / później będzie mieć miejsce poprawa jakości 

życia, co z kolei przełoży się na uzyskaną liczbę QALY w horyzoncie czasowym analizy.  

Zgodnie z przyjętą strukturą modelu (rozdz. 2.2), uzyskana odpowiedź utrzymuje się do końca 

analizowanego horyzontu czasowego. 

BTX-A + BSC 

Zgodnie z wynikami badań klinicznych przedstawionych w poprzednim rozdziale (3.1.1), w przypadku 

terapii BTX-A odpowiedź na leczenie można uzyskać już po 2-4 tygodniach od podania leku, przy 

czym biorąc pod uwagę całość danych oraz przyjęte założenia, u części pacjentów odpowiedź na 

leczenie może wystąpić po dłuższym czasie lub po podaniu drugiej dawki BTX-A. 

Ze względu na brak danych pozwalających na obliczenie dokładnego średniego czasu do uzyskania 

odpowiedzi dla terapii BTX-A przyjęto następujące założenia: 

 pacjenci, którzy odpowiedzą po pierwszej dawce leku uzyskują odpowiedź po 4 tygodniach od 

podania leku, 

 pacjenci, którzy odpowiedzą na leczenie dopiero po drugiej dawce leku, uzyskają odpowiedź na 

leczenie również po 4 tyg. od podania drugiej dawki leku, 

 czas do podania drugiej dawki BTX-A dla pacjentów, którzy nie odpowiedzą po pierwszej dawce 

wynosi 16 tygodni (jest to minimalny możliwy czas zgodnie z zapisami obowiązującego oraz 

proponowanego programu lekowego). 

Biorąc pod uwagę powyższe założenia oraz te przyjęte w analizie podstawowej w zakresie 

efektywności leku (rozdz. 3.1.1), 2/3 pacjentów leczonych BTX-A uzyska odpowiedź na leczenie po 

4 tyg. od włączenia do programu lekowego oraz 1/3 pacjentów uzyska odpowiedź na leczenie po 

20 tyg. od włączenia pierwszej dawki leku, co przekłada się na średni czas do uzyskania odpowiedzi 

równy 9 tygodni. Ze względu na arbitralny charakter przyjętego założenia, w ramach analizy 

wrażliwości (scenariusz 4) przeprowadzono obliczenia przy uwzględnieniu, że średni czas do 

uzyskania odpowiedzi będzie o 4 tygodnie krótszy (założenie faworyzujące BTX-A) lub o 4 tygodnie 

dłuższy (założenie opóźniające efektu zdrowotnego terapii BTX-A) i wyniesie odpowiednio 5 tygodni 

oraz 13 tygodni.  

BCS 

Zgodnie z przyjętą metodyką oraz wynikami badań klinicznych (rozdz. 3.1.1) przyjęto, że średni czas 

do uzyskania odpowiedzi na leczenie wynosi 4 tygodnie. 
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3.2. Zużycie zasobów 

3.2.1. Dysport® 

3.2.1.1. LICZBA PODAŃ I WIZYT MONITORUJĄCYCH 

Zgodnie z zapisami PL B.57 Dysport® podaje się wielopunktowo, w zakresach dawek zgodnych z 

ChPL lub z opublikowanymi rekomendacjami grupy ekspertów PTN oraz zgodnie z doświadczeniem 

klinicznym podającego (wybór mięśni i dawek w zależności od aktualnego stanu klinicznego i 

funkcjonalnego ocenionego przez lekarza), a częstość podawania leku zależy od stanu klinicznego 

pacjenta – maksymalnie 3 podania preparatu na każdą leczoną kończynę w każdym roku, nie częściej 

niż co 12 tygodni. Zalecane jest podawanie BTX-A pod kontrolą elektromiografii (EMG), stymulacji 

elektrycznej mięśnia i/lub ultrasonografii (USG). Odpowiedź na leczenie jest weryfikowana podczas 

wizyt kontrolnych. Dwie pierwsze wizyty monitorujące powinny zostać wykonane 4-8 tygodni po 

podaniu pierwszej i drugiej dawki leku, a kolejne zgodnie z decyzją lekarza prowadzącego terapię. 

Zapisy PL nie precyzują więc ściśle sposobu podania BTX-A (podanie pod kontrolą EMG, stymulacji 

elektrycznej mięśnia i/lub USG jest zalecane, ale nie wymagane) oraz liczby wizyt monitorujących 

(poza wymaganymi dwiema pierwszymi wizytami). Ponadto zgodnie z zapisami PL odpowiedź na 

leczenie, decydująca o dalszym leczeniu lub jego zakończeniu, jest sprawdzana po dwóch kolejnych 

sesjach podania leku. 

W związku z powyższym, w obliczeniach analizy przyjęto następujące założenia: 

 podanie leku: 

o w ciągu jednej sesji Dysport® jest podawany do wszystkich mięśni wymagających podania 

leku, 

o każdy pacjenci otrzymuje 2 podania leku (2 sesje podania leku),  

o pacjenci z odpowiedzią na leczenie po dwóch sesjach / podaniach otrzymają trzecią dawkę 

(zgodnie z zapisami PL w ciągu roku pacjenci otrzymają maksymalnie 3 podania), 

 monitorowanie leczenia:   

o zgodnie z wymaganiami PL odbędą się dwie wizyty monitorujące, a dalsze monitorowanie 

będzie odbywać się podczas wizyt związanych z podaniem leku.  

W analizie wrażliwości (scenariusz 6) przetestowano, jaki wpływ na wyniki analizy będzie miało 

przyjęcie założenia o mniejszej maksymalnej liczbie podań, równej 2,5 w ciągu roku. Założenie to 

odpowiada sytuacji, w której część pacjentów z odpowiedzią na leczenie nie będzie wymagać podania 

trzeciej dawki Dysport® w ciągu roku, np. ze względu na utrzymujący się efekt terapeutyczny. 
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6. Walidacja 

6.1. Walidacja wewnętrzna 

W celu ujawnienia błędów związanych z wprowadzaniem danych oraz strukturą obliczeń 

przeprowadzono systematyczne testowanie modelu. Przeanalizowano wyniki symulacji przy założeniu 

skrajnych wartości parametrów. Przetestowano powtarzalność wyników przy użyciu równoważnych 

wartości parametrów wejściowych. Wszystkie błędy wykryte podczas walidacji wewnętrznej zostały 

poprawione. 

6.2. Walidacja konwergencji 

Walidacja konwergencji polega na porównaniu wyników modelowania z wynikami uzyskanymi w 

innych modelach dotyczących tego samego problemu i – w przypadku różnic – wyjaśnienia ich 

przyczyny.  

W celu dokonania walidacji konwergencji przeprowadzono systematyczne przeszukanie baz informacji 

medycznych oraz stronnych internetowych agencji HTA. Szczegóły przeprowadzonego przeszukania 

(zastosowane strategie, wyniki przeszukania, opis procesu selekcji badań) znajdują się w Aneksie 

(A.1.1). 

W wyniku przeszukania odnaleziono jedno opracowanie dla BTX-A – Danchenko 2022 [6], w którym 

przedstawiono bezwzględne wyniki wyrażone w jednostkach QALY dla aboBoNT-A dla populacji ze 

spastycznością kończyny górnej oraz dolnej. W celu przeprowadzenia porównania wykorzystano dane 

uwzględnione w odnalezionej analizie ekonomicznej: 

 dla populacji ze spastycznością kończyny górnej: 

o użyteczności: odpowiedź na leczenie: 0,63, brak odpowiedzi na leczenie: 0,50, 

o odsetek pacjentów z odpowiedzią na leczenie BTX-A równy 75,5%; 

 dla populacji ze spastycznością kończyny dolnej: 

o użyteczności: odpowiedź na leczenie: 0,54, brak odpowiedzi na leczenie: 0,49, 

o odsetek pacjentów z odpowiedzią na leczenie BTX-A równy 35,8% 

W poniższej tabeli zestawiono wyniki opublikowanej analizy oraz wyniki niniejszej analizy dla BTX-A, 

uzyskane po dostosowaniu powyższych parametrów. 
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7. Podsumowanie i wnioski 
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8. Ograniczenia 

Analiza przeprowadzona została w oparciu o dodatkowe założenia i przy uwzględnieniu 

występujących ograniczeń. 

1. Metodykę analizy ekonomicznej określono w oparciu o wyniki i wnioski z przeprowadzonej analizy 

klinicznej. Wszelkie ograniczenia analizy klinicznej przekładają się na ograniczenia niniejszej 

analizy. W szczególności ograniczeniem niniejszej analizy jest brak danych z analizy klinicznej, 

pozwalających na określenie skuteczności porównywanych interwencji wg kryteriów programu 

lekowego (po dwóch podaniach wg programu vs po jednym podaniu w badaniach klinicznych). 

Finalnie skuteczność kliniczna została określona na podstawie danych z jednego badania RCT 

(Gusev 2008) oraz przy uwzględnieniu dodatkowych założeń. Ponadto zwraca uwagę znaczna 

rozbieżność w zakresie skuteczności w poszczególnych badaniach włączonych do analizy 

klinicznej. 

2. Ze względu na poczynione założenia w zakresie skuteczności klinicznej, nie odnaleziono danych 

pozwalających na dokładne obliczenie / wskazanie średniego czasu do uzyskania odpowiedzi na 

leczenie, w związku z czym przyjęto kolejne założenia, na podstawie których oszacowano, że 

średni czas do uzyskania odpowiedzi jest równy 9 tygodni dla terapii BTX-A + BSC oraz 4 tyg. dla 

terapii BSC. 

3. Dawka preparatu Dysport na jedną sesję określona została na podstawie danych o dawkowaniu w 

programie lekowym B.57, aktualnie dedykowanemu pacjentom ze spastycznością kończyn o 

etiologii udarowej. Nie odnaleziono danych z polskiej praktyki klinicznej pozwalających na 

określenie realnej dawki Dysport dla chorych ze spastycznością o etiologii nieudarowej.  

4. Nie odnaleziono danych pozwalających na określenie na potrzeby analizy ekonomicznej danych 

dotyczących zużycia zasobów w terapii Dysport. 

5. Nie odnaleziono dostatecznych danych umożliwiających oszacowanie kosztów prowadzenia terapii 

standardowej. Nie zidentyfikowano również danych, które jednoznacznie wskazują, czy dodanie 

Dysport do terapii standardowej spowoduje zmniejszenie jej wykorzystania (np. niższe dawki 

leków). Ze względu na znaczną niepewność w tym zakresie, w analizie podstawowej nie 

uwzględniono kosztu terapii standardowej, zaś w ramach analizy wrażliwości uwzględniono koszt 

BSC biorąc pod uwagę wyłącznie koszt leków przeciwspastycznych.  

6. Nie odnaleziono polskich danych dotyczących użyteczności stanów zdrowia, w analizie 

uwzględniono dane z odnalezionych badań zagranicznych.  
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9. Dyskusja 

Celem analizy ekonomicznej była ocena opłacalności terapii z zastosowaniem toksyny botulinowej 

typu A (Dysport®) względem najlepszej terapii standardowej w leczeniu spastyczności kończyn o 

etiologii nieudarowej u dorosłych pacjentów w warunkach polskich. 

W celu przeprowadzenia analizy ekonomicznej skonstruowano prosty model ekonomiczny o 

strukturze drzewa decyzyjnego. Aktualnie można znaleźć opublikowane analizy ekonomiczne o 

bardziej złożonej strukturze (np. Makino 2019 [23], Fheodoroff 2022 [41]), jednakże dotyczą one 

oceny opłacalności wynikającej ze stosowania poszczególnych toksyn botulinowych w spastyczności 

o etiologii udarowej. Zainteresowaniem niniejszej analizy, jak i całego raportu HTA, nie była 

spastyczność o etiologii udarowej, w związku z czym nie analizowano szczegółowo dostępnych 

danych w tym zakresie. Niemniej jednak, w trakcie prac zauważono, że dane kliniczne dla 

spastyczności o etiologii udarowej wydają się być o wyższej jakości niż dla spastyczności o innych 

etiologiach (np. dostępne badanie kliniczne o dłuższym okresie obserwacji), co przekłada się na 

większe możliwości w zakresie konstruowania modeli ekonomicznych. Warto podkreślić, że w swojej 

strukturze opracowany model ekonomiczny na potrzeby niniejszej analizy jest zbliżony do struktury 

modelu w odnalezionej analizie Danchenko 2022 [6], która jest jedyną odnalezioną analizą 

ekonomiczną dla analizowanego problemu zdrowotnego (spastyczność o etiologii innej niż udarowa), 

w której uwzględniono modelowanie efektów zdrowotnych. 

W analizie ekonomicznej uwzględniono krótki, zaledwie roczny horyzont czasowy. Wynika to przede 

wszystkim z charakteru dostępnych danych klinicznych zidentyfikowanych w ramach analizy klinicznej 

- są to badania krótkookresowe. Każda ekstrapolacja danych krótkoterminowych na dłuższy okres 

wiąże się z niepewnością i tym samym obniża wiarygodność końcowych wyników. Już na potrzeby 

opracowania wyników w rocznym horyzoncie czasowym, konieczne było przyjmowanie dodatkowych 

założeń dla kluczowej zmiennej, jaką jest skuteczność kliniczna (wg kryteriów programu lekowego 

mierzona redukcją spastyczności w skali MAS o ≥ 1 punkt po dwóch podaniach leku).  

Punktem wyjścia do określenia skuteczności ocenianej interwencji jest badanie randomizowane 

Gusev 2008. Jest to jedyne badanie włączone do analizy klinicznej na podstawie którego można 

bezpośrednio porównać skuteczność BTX-A + BSC względem BSC (odsetek pacjentów z 

odpowiedzią na leczenie). W wariancie podstawowym analizy nie wykorzystano odsetków uzyskanych 

bezpośrednio przez autorów badania, zdecydowano się natomiast na „poprawienie” skuteczności 

BTX-A + BSC względem uzyskanej w badaniu. Pomimo że założenie to ma charakter nieco arbitralny, 

należy zaznaczyć, że skuteczność interwencji ocenianej w badaniach nierandomizowanych była 

wysoka. W szczególności punkt odniesienia mogą stanowić badania Finsterer 1997 oraz Pauri 2000 

(w których stwierdzono, że odpowiednio 60% i 100% leczonych może uzyskać odpowiedź po podaniu 
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Dysport), gdyż w nich jak i w badaniu Gusev 2008 włączano pacjentów ze spastycznością oraz ze 

stwardnieniem rozsianym. Ponadto jak przedstawiono w analizie (rozdz. 1.2), istnieją przesłanki 

kliniczne wskazujące, że po drugim podaniu Dysport efektywność mierzona skalą MAS może być 

większa niż po pierwszym podaniu [3]. Wydaje się zatem, że przyjęte założenia wcale nie musza 

oznaczać, że zawyżono skuteczność interwencji ocenianej.  

Jak wskazują wyniki jednokierunkowych analiz wrażliwości, ważnym czynnikiem wpływającym na 

wyniki analizy są założenia dotyczące dawkowania BTX-A. Warto podkreślić, że w wariancie 

podstawowym analizy przyjmowano w tym zakresie założenia prowadzące do uzyskania docelowo 

dość wysokiej łącznej dawki Dysport przy jednocześnie maksymalnej możliwej liczbie podań leku jak i 

liczby wizyt związanych z monitorowaniem stanu zdrowia. Dostępne dane ze sprawozdań NFZ  

(dostępne w serwisie IKARPro [42]) pozwalają na wyznaczenie średniej dawki na pacjenta w 

programie w danym roku kalendarzowym, jednak te dane nie są przydatne do wykorzystania w 

analizie ekonomicznej. Wynika to z faktu, że w roku kalendarzowym część pacjentów jest leczona 

tylko przez jego część (np. rozpoczną leczenie pod koniec roku) i tym samym uwzględnienie tych 

danych w analizie ekonomicznej zaniżyłoby dawkę Dysport. Dane takiego typu są zasadne do 

wykorzystania w analizie wpływu na budżet, gdzie mamy do czynienia z systematycznym włączaniem 

pacjentów do leczenia w ciągu roku kalendarzowego.  

W kontekście wyników analizy niepokojącym może być fakt, że zmiana wartości użyteczności stanów 

zdrowia może prowadzić do zmiany wnioskowania o opłacalności (zob. scenariusz 7b). Z drugiej 

strony warto zauważyć, że zmiana jakościowa wystąpiła przy wykorzystaniu wartości użyteczności 

uzyskanych w populacjach ze spastycznością o etiologii udarowej, których zdecydowano nie 

wykluczać w ramach systematycznego przeszukania dla użyteczności stanów zdrowia. Do innych 

czynników wpływających na zmianę jakościową wyników należą założenia dot. efektywności 

(skuteczność BTX-A, czas do uzyskania odpowiedzi). W przypadku odsetka z odpowiedzią na 

leczenie warto zaznaczyć, że pomimo dodatkowych arbitralnych założeń zwiększających skuteczność 

BTX-A względem uzyskanej w badaniu randomizowanym, widoczne jest, że w badaniach 

nierandomizowanych odsetek pacjentów z odpowiedzią na leczenie po jednym podaniu Dysport był 

wyższy. Być może w trakcie weryfikacji analizy przez AOTMiT uda się pozyskać opinie ekspertów 

klinicznych które będą pomocne w zakresie walidacji danych dot. skuteczności porównywanych 

interwencji. W trakcie prac nad analizą nie występowano o dodatkowe konsultacje z ekspertami 

klinicznymi.  

Na koniec warto zaznaczyć, że do potencjalnie pozytywnych czynników wpływających na końcowe 

wyniki należą: wydłużanie horyzontu czasowego analizy oraz przyjmowanie mniej konserwatywnych 

założeń dotyczących dawkowania leków. Pełny zestaw wyników wskazuje, że bardziej 

prawdopodobnym wariantem jest efektywność kosztowa ocenianej interwencji.  
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