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(Budget Impact Analysis) 
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(Enzyme replacement therapy) 
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IOPD Wczesna postać choroby Pompego 
(Infantile-onset Pompe disease) 
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Streszczenie 

 Cel 

Celem analizy wpływu na budżet jest określenie przewidywanych wydatków płatnika publicznego (NFZ, 

Narodowy Fundusz Zdrowia) i pacjentów w przypadku podjęcia pozytywnej decyzji o finansowaniu ze środków 

publicznych produktu leczniczego Nexviadyme® (awalglukozydaza alfa, AVGL) w leczeniu pacjentów z chorobą 

Pompego, spełniających kryteria do proponowanego programu lekowego. 

 Metodyka 

Analizę opracowano w 2–letnim horyzoncie czasowym przy założeniu, że produkt leczniczy Nexviadyme® będzie 

finansowany ze środków publicznych dla pacjentów z populacji docelowej w ramach programu lekowego 

„Leczenie choroby Pompego” począwszy od 1 stycznia 2024 roku.  

Zgodnie z zapisami proponowanego programu lekowego [1] populację docelową niniejszej analizy stanowią 

pacjenci z klasyczną postacią (IOPD, ang. infantile-onset Pompe disease) oraz nieklasyczną postacią (LOPD, 

ang. late-onset Pompe disease) choroby Pompego, zdiagnozowaną na podstawie udokumentowanego deficytu 

aktywności alfa-glukozydazy w leukocytach krwi obwodowej lub fibroblastach skóry, potwierdzonego badaniem 

molekularnym.  

Liczebność populacji docelowej oparto na dostępnych danych NFZ (odnośnie programu lekowego B.22) oraz 

danych udostępnionych przez Zamawiającego. Dodatkowo przeanalizowano dane odnalezione w ramach 

przeszukania zasobów sieci Internet. 

W analizie uwzględniono następujące kategorie kosztowe: 

 koszty leków (AVGL oraz ALGL), 

 koszty podania leków oraz  

 koszty monitorowania leczenia. 

W analizie nie uwzględniono kosztów związanych z leczeniem zdarzeń niepożądanych. Biorąc pod uwagę 

częstość występowania oraz koszty leczenia zdarzeń niepożądanych uwzględnione w analizie ekonomicznej 

podejście to ma nieznaczny wpływ na wyniki i jest podejściem konserwatywnym - ze względu na niższą częstość 

występowania zdarzeń niepożądanych związanych z leczeniem w przypadku stosowania AVGL zamiast ALGL 

pominięcie wymienionej kategorii kosztowej zwiększa wydatki inkrementalne prezentowane w niniejszej analizie. 

W analizie wyznaczono wydatki płatnika publicznego oraz płatnika publicznego i pacjentów w scenariuszu 

istniejącym, tj. przy utrzymaniu aktualnych zasad refundacji leków stosowanych w populacji docelowej oraz 

w scenariuszu nowym, przy założeniu finansowania AVGL ze środków publicznych we wnioskowanym 

wskazaniu. Wyniki dla obu scenariuszy przedstawiono w postaci wydatków całkowitych oraz z podziałem na 

poszczególne kategorie kosztowe. Dodatkowo przedstawiono wydatki inkrementalne, tj. różnice między 
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wydatkami w scenariuszu nowym i istniejącym.        
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1. Wprowadzenie do analizy 

1.1. Cel analizy 

Celem analizy wpływu na budżet jest określenie przewidywanych wydatków płatnika publicznego 

(NFZ, Narodowy Fundusz Zdrowia) i pacjentów w przypadku podjęcia pozytywnej decyzji 

o finansowaniu ze środków publicznych produktu leczniczego Nexviadyme® (awalglukozydaza alfa, 

AVGL) w leczeniu pacjentów z chorobą Pompego, spełniających kryteria do proponowanego 

programu lekowego. 

Szczegółowy opis problemu zdrowotnego, interwencji ocenianej i technologii opcjonalnych 

przedstawiono w ramach analizy problemu decyzyjnego [1]. 

1.2. Problem zdrowotny 

Choroba Pompego (ICD-10-CM: E74.02) zwana również glikogenozą typu II jest ultrarzadką chorobą 

genetyczną. Przyczyną choroby jest niedobór lizosomalnej kwaśnej α-1,4-glukozydazy (GAA, acid 

alfa-1,4-glucosidase). Konsekwencją niedoboru GAA jest gromadzenie się (spichrzanie) glikogenu 

w komórkach tkanek i narządów w szczególności serca, wątroby, mięśni oraz ośrodkowym układzie 

nerwowym, tym samym je uszkadzając. W wyniku progresji choroby, dochodzi do osłabienia mięśni, 

co związane jest z pogorszeniem czynności oddechowych i motorycznych chorego, a w konsekwencji 

może prowadzić do unieruchomienia pacjenta na wózku inwalidzkim i przedwczesnego zgonu 

wskutek niewydolności oddechowej. [1] 

Wyróżnia się dwie postaci choroby Pompego:  

 wczesną (IOPD, infantile-onset Pompe disease) – ujawniającą się przed pierwszym rokiem 

życia i prowadzącą do zgonu w ciągu kilkunastu miesięcy w przypadku braku zastosowania 

leczenia,  

 późną (LOPD, late-onset Pompe disease) – w której pierwsze objawy manifestują się w 

dzieciństwie lub dorosłości, a stopień nasilenia niepełnosprawności oraz skrócenie przeżycia 

jest zindywidualizowane. [1] 
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1.3. Stan aktualny 

1.3.1. Aktualna praktyka kliniczna 

Obecnie w ramach programu lekowego B.22 „Leczenie choroby Pompego” refundowana jest jedna 

substancja – alglukozydaza alfa (Myozyme®, ALGL). Obowiązujące kryteria kwalifikacji i wyłączenia 

do/z programu, dawkowanie substancji czynnej oraz badania wykonywane w ramach programu 

przedstawiono poniżej (Tabela 1). 

Ostatniego przedłużenia decyzji refundacyjnej leku Myozyme® dokonano w dniu 1 marca 2021 r. (na 

3 lata) [2]. 

W 2021 r. leczeniu podlegało 49 pacjentów z chorobą Pompego w programie B.22 (Wykres 1). 

Wykres 1.   
Liczba osób leczonych alglukozydazą alfa w ramach programu lekowego B.22 „Leczenie choroby Pompego” [3] 
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2. Metodyka i dane źródłowe 

2.1. Sposób przeprowadzenia analizy 

Analizę wpływu na budżet przeprowadzono w następujący sposób: 

1. Zdefiniowano populację docelową dla preparatu Nexviadyme® jako pacjentów z chorobą Pompego 

spełniających kryteria do proponowanego programu lekowego. 

2. Na podstawie dostępnych źródeł danych przeprowadzono prognozę liczebności populacji 

docelowej w kolejnych 2 latach, począwszy od początku 2023 roku.  

3. Na podstawie otrzymanych danych oszacowano rozpowszechnienie AVGL oraz pozostałych 

interwencji uwzględnionych w analizie w populacji docelowej. 

4. Określono koszty jednostkowe związane z terapią AVGL oraz pozostałych interwencji 

uwzględnionych w analizie w populacji docelowej 

5. Obliczono przewidywane wydatki płatnika w populacji docelowej w latach 2024–2025: 

a. dla scenariusza istniejącego, czyli w przypadku utrzymania aktualnego statusu refundacyjnego, 

tj. w przypadku braku finansowania AVGL ze środków publicznych. 

b. dla scenariusza nowego, czyli w przypadku podjęcia pozytywnej decyzji o finansowaniu AVGL 

ze środków publicznych. 

6. Wyznaczono wydatki inkrementalne, czyli różnicę w wydatkach pomiędzy scenariuszem 

istniejącym a scenariuszem nowym. W przypadku, gdy wydatki inkrementalne są ujemne, oznacza 

to oszczędności dla płatnika. W przypadku oszacowania dodatnich wydatków inkrementalnych, 

oznaczają one dodatkowe nakłady finansowe płatnika. 

7. Przeprowadzono analizę wrażliwości dla zmiennych, które w największym stopniu wpływają na 

wyniki analizy wpływu na budżet oraz takich, których oszacowanie charakteryzuję się największą 

niepewnością. Dla każdej zmiennej zdefiniowano wariant oznaczony literą (A, B, …). W obrębie 

danego wariantu badany parametr podlegał zmianie, przyjmując wartości: podstawową oznaczoną 

cyfrą 0 (np. wariant A0) oraz wartości uwzględnione w analizie wrażliwości oznaczone cyframi 1 i 2 

(np. wariant A1 i A2). 

2.2. Forma analizy 

Analiza wpływu na budżet składa się z dwóch części – niniejszego dokumentu oraz arkusza 

kalkulacyjnego wykonanego w programie Microsoft Office 365, umożliwiającego obliczenie 
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prognozowanych wydatków płatnika w zależności od przyjętych założeń. Arkusz kalkulacyjny 

umożliwia również przeprowadzenie jednokierunkowych i wielokierunkowych analiz wrażliwości. 

2.3. 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 oraz o podwyższenie urzędowej ceny zbytu leku, środka spożywczego 

specjalnego przeznaczenia żywieniowego, wyrobu medycznego, które nie mają odpowiednika 

refundowanego w danym wskazaniu [8], analizę przeprowadzono z perspektywy płatnika publicznego 

oraz perspektywy wspólnej płatnika publicznego i pacjentów, przy uwzględnieniu kosztów 

współpłacenia za leki. 

Ze względu na zakładany sposób finansowania ocenianej interwencji i komparatora w populacji 

docelowej (program lekowy) oraz pozostałych uwzględnionych kategorii kosztowych w analizie nie 

dochodzi do współpłacenia za leki przez płatnika publicznego i pacjentów. Z tego względu 

przedstawione wyniki prezentują jednocześnie wyniki z perspektywy płatnika publicznego, jak i 

perspektywy wspólnej płatnika publicznego i pacjentów. 

2.4. Horyzont czasowy 

Analizę opracowano w 2–letnim horyzoncie czasowym przy założeniu, że produkt leczniczy 

Nexviadyme® będzie finansowany ze środków publicznych dla pacjentów z populacji docelowej w 

ramach programu lekowego „Leczenie choroby Pompego” począwszy od 1 stycznia 2024 roku. 

Zgodnie z wytycznymi AOTMiT [9] horyzont czasowy analizy wpływu na budżet powinien obejmować 

okres do momentu ustalenia się stanu równowagi lub co najmniej w ciągu 2 lat od wprowadzenia 

nowej technologii. Dodatkowo, zgodnie z ustawą refundacyjną z dnia 12 maja 2011 roku [5], pierwsza 

decyzja refundacyjna wydawana jest na 2 lata. 

2.5. Populacja docelowa 

Zgodnie z zapisami proponowanego programu lekowego [1] populację docelową niniejszej analizy 

stanowią pacjenci z klasyczną postacią (IOPD) oraz nieklasyczną postacią (LOPD) choroby Pompego, 

zdiagnozowaną na podstawie udokumentowanego deficytu aktywności alfa-glukozydazy w 

leukocytach krwi obwodowej lub fibroblastach skóry, potwierdzonego badaniem molekularnym.  
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2.5.3. Dane epidemiologiczne 

W ramach niesystematycznego przeszukania zasobów sieci Internet odnaleziono 8 pozycji 

zawierających dane odnośnie występowania choroby Pompego. Dane z badań odnalezionych w 

ramach przeszukania zestawiono w tabeli poniżej (Tabela 12). W części z odnalezionych badań 

podano dane niezależnie dla LOPD i IOPD. Badanie Pinto 2004 [10] oraz publikacja Leslie 2007 [11] 

zawierają wartości zapadalności oparte na danych sprzed 2000 roku. W badaniu epidemiologicznym 

Semplicini 2018 [12] zaprezentowano dane dotyczące zapadalności skumulowanej z lat 2001-2015 

wynoszącej 1 przypadek choroby na 5,6 mln mieszkańców na rok. Warto zauważyć, że zapadalność 

skumulowana z lat 2011–2015 jest najwyższa (1 na 5,1 mln mieszkańców). Częstość występowania 

choroby wśród noworodków oszacowano na 1 przypadek na 70 tys. noworodków. Analizując 

chorobowość, raportowana częstość występowania choroby Pompego (IOPD oraz LOPD) wynosi od 

1 przypadku na 400 tys. osób (Meznaric 2018 [13]) do 1 przypadku na 283 tys. osób 

(Schoser 2015 [14]). Biorąc pod uwagę jedynie postać późną choroby, częstość występowania waha 

się od 1 przypadku na 256 tys. osób (Vanherpe 2020 [15]) do 1 przypadku na 129 tys. osób 

(Carubbi 2019 [16]). Warto zaznaczyć, że raportowana w odnalezionych badaniach chorobowość dla 

populacji pacjentów z LOPD jest wyższa niż dla populacji łącznej uwzgledniającej postać późną i 

wczesną. 
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2.9. Analiza wrażliwości 

Parametry uwzględnione w analizie BIA mogą podlegać zmianom w zależności od rozrzutu i 

niepewności oszacowań danych wejściowych. W związku z tym, przeprowadzono jednokierunkowe 

analizy wrażliwości, zakładające zmienność następujących parametrów: 

 parametry populacyjne: 

o wariant A: liczebność populacji docelowej 

 parametry dotyczące udziałów leków: 

o wariant B: rozpowszechnienie leków w scenariuszu nowym analizy 

 pozostałe parametry: 

o wariant C: zużycie zasobów w oparciu o dane z programu lekowego za 2021 r., 

o wariant D: wariant uwzględniający minimalną oraz maksymalną różnicę w kosztach między 

interwencją ocenianą, a komparatorem oszacowaną w analizie ekonomicznej. 

W jednokierunkowej analizie wrażliwości, we wszystkich wariantach analizy obliczano prognozowane 

wydatki płatnika w sytuacji, gdy jeden parametr podlegał zmianie, przyjmując wartość uwzględnioną w 

analizie wrażliwości, natomiast pozostałe zmienne przyjmowały wartości uwzględnione w analizie 

podstawowej. W ten sposób oszacowano, jaki wpływ na zmianę wydatków płatnika może mieć 

niepewność w oszacowaniu poszczególnych zmiennych. 

Szczegółowe wyniki analizy wrażliwości oraz dane dotyczące zakresu zmienności poszczególnych 

parametrów uwzględnionych w analizie wrażliwości wraz z uzasadnieniem przedstawiono w aneksie 

(Aneks A.1). 
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5. Analiza wpływu na system ochrony 

zdrowia 

5.1. Wpływ na organizację udzielania świadczeń zdrowotnych 

Produkt Nexviadyme® przeznaczony jest do podawania w postaci infuzji dożylnej. Obecnie stosowany 

lek ALGL u pacjentów z chorobą Pompego również podawany jest w formie dożylnej. Podawanie 

preparatu Nexviadyme® nie wiąże się więc z dodatkowymi kosztami dotyczącymi wyposażenia 

placówek medycznych (sprzętowe, osobowe i inne).  

Wymogi dotyczące wyposażenia placówek medycznych (sprzętowe, osobowe i inne) w przypadku 

podawania leku, monitorowania terapii oraz leczenia działań niepożądanych nie zmienią się w 

przypadku finansowania Nexviadyme® ze środków publicznych w stosunku do wymogów stawianych 

obecnie ośrodkom prowadzącym terapię choroby Pompego. W związku z tym ośrodki prowadzące 

aktualnie leczenie choroby Pompego będą w stanie prowadzić również terapię lekiem Nexviadyme®. 

Czas przygotowania awalglukozydazy alfa do wlewu jest znacząco krótszy, co związane jest z 

korzyściami dla personelu świadczeniodawców (możliwość przyjęcia i obsłużenia większej liczby 

pacjentów w tym samym czasie) [1], a obserwowane efekty mogą się przełożyć na wymierne korzyści 

dla świadczeniodawców. 

Podjęcie decyzji o finansowaniu Nexviadyme® ze środków publicznych nie powinno spowodować 

istotnych konsekwencji w wydatkach publicznych w innych sektorach niż ochrona zdrowia, dlatego nie 

przeprowadzano oddzielnej analizy w tym zakresie. 

5.2. Aspekty etyczne i społeczne 

Podjęcie pozytywnej decyzji o finansowaniu Nexviadyme® zwiększyłoby spektrum terapeutyczne 

pacjentom z populacji docelowej. Ze względów etycznych i społecznych (poprawa równości dostępu 

do świadczeń) należy rozważyć finansowanie Nexviadyme® w populacji osób z chorobą Pompego. 
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6. Podsumowanie i wnioski 
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7. Ograniczenia 

 Wyniki analizy wpływu na budżet w związku z leczeniem choroby Pompego zostały oparte na 

wynikach przeprowadzonej analizy ekonomicznej, zatem ograniczenia analizy ekonomicznej [6] 

w tym zakresie stanowią również ograniczenia niniejszej analizy. 

 Populacje docelową niniejszej analizy stanowią pacjenci z chorobą Pompego bez względu na 

postać (LOPD i IOPD) oraz wcześniejsze leczenie (pacjenci uprzednio leczeni lub nie 

z zastosowaniem enzymatycznej terapii zastępczej).     
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8. Dyskusja 

Celem analizy wpływu na budżet jest określenie przewidywanych wydatków płatnika publicznego 

(NFZ, Narodowy Fundusz Zdrowia) i pacjentów w przypadku podjęcia pozytywnej decyzji 

o finansowaniu ze środków publicznych produktu leczniczego Nexviadyme® (awalglukozydaza alfa, 

AVGL) w leczeniu pacjentów z chorobą Pompego, spełniających kryteria do proponowanego 

programu lekowego. 

Wyniki niniejszej analizy zostały oparte na wynikach analizy ekonomicznej    

          

            

            

            

               

            

            

  Wyniki fazy przedłużonej badania COMET [19] wskazują na numeryczną poprawę 

wyników dotyczących funkcji oddechowych oraz stabilizację parametrów odnoszących się do 

sprawności motorycznej na koniec fazy przedłużonej badania (145 tyg.) w porównaniu do wartości 

wyjściowych w grupie pacjentów, którzy terapię ALGL zmienili na terapię AVGL. Dodatkowo poprawa 

w zakresie funkcji oddechowych na koniec fazy przedłużonej badania w grupie pacjentów 

zmieniających terapię ALGL na AVGL była numerycznie wyższa niż poprawa tych funkcji na koniec 

fazy głównej w przypadku stosowania ALGL (zmiana przewidywanej natężonej pojemności życiowej: 

1,26% vs 0,46%).         
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