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Streszczenie 

Cel 

Analizę wpływu na budżet przeprowadzono 

w celu prognozy wydatków podmiotu zobowią-

zanego do finansowania świadczeń ze środków 

publicznych (Narodowy Fundusz Zdrowia, NFZ) 

w przypadku podjęcia przez Ministra Zdrowia 

decyzji o objęciu refundacją produktu leczni-

czego TEZSPIRE™ (tezepelumab) 210 mg roz-

twór do wstrzykiwań we wstrzykiwaczu półau-

tomatycznym napełnionym (kod EAN: 

05000456075725), w leczeniu uzupełniającym 

u dorosłych pacjentów i młodzieży w wieku 12 

lat i starszych z ciężką astmą, niedostatecznie 

kontrolowaną pomimo stosowania dużych da-

wek wziewnych kortykosteroidów w skojarze-

niu z innym produktem leczniczym stosowanym 

w leczeniu podtrzymującym, w ramach pro-

gramu lekowego „Leczenie chorych z ciężką po-

stacią astmy (ICD-10: J45, J82)” (APD Tezspire 

2023). 

Metodyka 

W analizie oszacowano wpływ na budżet płat-

nika publicznego finansowania wnioskowanej 

technologii poprzez porównanie wydatków 

w dwóch alternatywnych scenariuszach: 

• istniejącym, odzwierciadlającym stan aktu-

alny tj. sytuację, w której we wnioskowa-

nym wskazaniu nie nastąpią zmiany w zna-

czeniu wprowadzenia refundacji nowych le-

ków; w szczególności, produkt leczniczy 

TEZSPIRE™ nie będzie podlegać finansowa-

niu ze środków publicznych w rozważanym 

wskazaniu leczeniu uzupełniającym u 

dorosłych pacjentów i młodzieży w wieku 

12 lat i starszych z ciężką astmą, niedosta-

tecznie kontrolowaną pomimo stosowania 

dużych dawek wziewnych kortykosteroi-

dów w skojarzeniu z innym produktem lecz-

niczym stosowanym w leczeniu podtrzymu-

jącym. Strategiami opcjonalnymi możli-

wymi do zastosowania w rozważanym sta-

nie klinicznym pozostaną: omalizumab (w 

podgrupie chorych z ciężką astmą aler-

giczną IgE zależną), mepolizumab i benrali-

zumab (w podgrupie chorych z ciężką astmą 

eozynofilową), dupilumab (w podgrupie 

chorych z ciężką astmą z zapaleniem typu 2) 

oraz standardowe leczenie astmy (SoC) bez 

zastosowania terapii biologicznych (w po-

pulacji nie spełniającej kryteriów kwalifika-

cji do istniejącego programu B.44); 

• nowym, odzwierciadlającym hipotetyczną 

sytuację, w której Minister Zdrowia wyda 

pozytywną decyzję o finansowaniu ze środ-

ków publicznych produktu leczniczego 

TEZSPIRE™ we wnioskowanym wskazaniu 

refundacyjnym. Objęcie refundacją nowej 

cząsteczki w programie leczenia ciężkiej 

astmy spowoduje zmianę dotychczasowej 

struktury rynku wynikającą z częściowego 

zastępowania aktualnie stosowanych w roz-

ważanym wskazaniu technologii opcjonal-

nych (SoC; omalizumab, mepolizumab, ben-

ralizumab, dupilumab) przez wnioskowaną 

interwencję (leczenie tezepelumabem). 

W analizie przyjęto horyzont pierwszych dwóch 

lat od przewidywanej daty wprowadzenia re-

fundacji produktu TEZSPIRE™ we wnioskowa-

nym wskazaniu. Biorąc pod uwagę datę złożenia 

wniosku oraz przewidywany czas trwania proce-

dury refundacyjnej, jako realistyczny termin 

wprowadzenia refundacji wnioskowanej tech-

nologii ustalono 1 stycznia 2024 roku. W 



 
8 
 
 

 
 
 
 
 

TEZSPIRETM  
(tezepelumab) 
 

w podtrzymującym leczeniu uzupełniającym osób powyżej 12 roku życia z ciężką 
astmą, niedostatecznie kontrolowaną pomimo stosowania dużych dawek 
wziewnych kortykosteroidów w skojarzeniu z innym produktem leczniczym 
 

związku z powyższym, horyzont analizy obejmo-

wał pełne lata kalendarzowe 2024-2025. 

Biorąc pod uwagę zakres wskazań rejestracyj-

nych leku TEZSPIRE™ oraz odnalezione wy-

tyczne praktyki klinicznej, jako populację doce-

lową dla tezepelumabu przyjęto chorych na 

astmę ciężką niekontrolowaną. W jej obrębie 

można wyróżnić dwie subpopulacje pacjentów 

ze względu na obecność cech fenotypowych 

astmy i poziom biomarkerów: 

• spełniających aktualne kryteria włącze-

nia do programu lekowego, zgodnie 

z kryteriami kwalifikacji dla już uwzględ-

nionych w nim leków biologicznych; 

• bez zdefiniowanych cech fenotypo-

wych astmy i obecności biomarkerów, 

nie spełniających kryteriów dla obecnie 

refundowanych leków biologicznych, 

a więc grupę o silnie niezaspokojonej 

potrzebie klinicznej. 

Liczebność podgrupy chorych aktualnie spełnia-

jących kryteria kwalifikacji do programu leko-

wego ustalono na podstawie rzeczywistej liczby 

chorych leczonych w programie lekowym B.44 

w latach 2017-2022 stosując metodę ekstrapo-

lacji liniowej funkcji trendu.  

Drugą subpopulację pacjentów kwalifikujących 

się do terapii tezepelumabem stanowili chorzy 

na ciężką astmę bez zdefiniowanych cech feno-

typowych astmy i obecności biomarkerów, nie 

spełniających kryteriów dla obecnie refundowa-

nych leków biologicznych. W celu oszacowania 

liczebności tej podgrupy pacjentów w pierw-

szym kroku oszacowano łączną liczbę chorych 

na astmę niekontrolowaną ciężką w Polsce, a 

następnie liczebność pacjentów spełniających 

kryteria kwalifikacji do aktualnie obowiązują-

cego programu lekowego. Różnica między tymi 

populacjami odpowiada populacji chorych 

kwalifikujących się do tezepelumabu, którzy 

jednocześnie nie spełniają kryteriów włączenia 

do programu lekowego B.44.  

W oszacowaniu liczebności populacji docelowej 

korzystano z danych sprawozdawczych NFZ do-

tyczących liczby chorych leczonych w ramach 

programu lekowego B.44 oraz z danych epide-

miologicznych zidentyfikowanych w ramach 

niesystematycznego przeglądu literatury i zaso-

bów Internetu.  

Analizę przeprowadzono z perspektywy ekono-

micznej podmiotu zobowiązanego do finanso-

wania świadczeń ze środków publicznych (PPP), 

równolegle w dwóch wariantach – z uwzględ-

nieniem instrumentu dzielenia ryzyka oraz bez 

RSS dla leku TEZSPIRE™. Ze względu na margi-

nalne koszty ponoszone przez pacjentów w ra-

mach leczenia ciężkiej niekontrolowanej astmy, 

odstąpiono od przedstawienia obliczeń z per-

spektywy wspólnej w niniejszym dokumencie.  

Ceny jednostkowe produktu TEZSPIRE™ (urzę-

dową i efektywną) przyjęto przyjętą zgodnie z 

wnioskiem o objęcie refundacją. W analizie 

uwzględniono koszty leczenia w programie le-

kowym (koszty leków biologicznych, podania le-

ków, diagnostyki i monitorowania w programie) 

oraz koszty ponoszone poza programem (SoC, 

doustne GKS, koszty zaostrzeń astmy, koszty 

przewlekłego stosowania OCS, koszty stanów 

zdrowotnych). 

Na analizę wpływu na budżet składają się: wa-

riant podstawowy (najbardziej prawdopo-

dobny), analiza wariantów skrajnych (minimal-

nego i maksymalnego) oraz analiza wrażliwości. 

W analizie wrażliwości przeprowadzono obli-

czenia przy alternatywnych wartościach oraz 

założeniach dla kluczowych parametrów mo-

delu. Warianty skrajne skonstruowano 



 
9 
 
 

 
 
 
 
 

TEZSPIRETM  
(tezepelumab) 
 

w podtrzymującym leczeniu uzupełniającym osób powyżej 12 roku życia z ciężką 
astmą, niedostatecznie kontrolowaną pomimo stosowania dużych dawek 
wziewnych kortykosteroidów w skojarzeniu z innym produktem leczniczym 
 

w oparciu o alternatywne oszacowania liczeb-

ności populacji docelowej. 

Analizę wpływu na budżet uzupełniono o ana-

lizę aspektów etycznych, społecznych, praw-

nych i organizacyjnych wynikających z decyzji 

dotyczącej finansowania produktu leczniczego 

TEZSPIRE™ ze środków publicznych. 

Analizę wykonano zgodnie z wytycznymi HTA 

(AOTMiT 2016) oraz treścią Rozporządzenia Mi-

nistra Zdrowia z dnia 24 października 2023 r. 

w sprawie minimalnych wymagań, jakie muszą 

spełniać analizy zawarte w uzasadnieniu wnio-

sku o objęcie refundacją (MZ 24/10/2023).  

BIA – wariant podstawowy 

Liczebność populacji docelowej 

Prognozowana liczba chorych z ciężką postacią 

astmy spełniających aktualne kryteria włączenia 

do programu lekowego, zgodnie z kryteriami 

kwalifikacji dla już uwzględnionych w nim leków 

biologicznych będzie wynosić   osób oraz 

  pacjentów w drugim roku refundacji.  

Natomiast liczebność populacji chorych kwalifi-

kujących się do tezepelumabu, którzy jednocze-

śnie nie spełniają kryteriów włączenia do pro-

gramu lekowego B.44. z uwzględnieniem do-

tychczasowego rzeczywistego poziomu pene-

tracji rynku przez leki biologiczne wyniesie  

oraz  chorych, w pierwszym dwóch latach 

refundacji.  

Zgodnie z przyjętymi prognozami zastępowania 

technologii opcjonalnych przez wnioskowaną 

technologię, roczna liczba pacjentów leczonych 

tezepelumabem w wariancie podstawowym 

wynosi kolejno  (Rok 1) i  (Rok 2), z czego 

% (  w Roku 1 i  w Roku 2) będzie 

otrzymywać produkt leczniczy TEZSPIRE™ (teze-

pelumab) 210 mg roztwór do wstrzykiwań we 

wstrzykiwaczu półautomatycznym napełnio-

nym, a % (  w Roku 1 i  w Roku 2) - pro-

dukt leczniczy TEZSPIRE™ (tezepelumab) 210 

mg roztwór do wstrzykiwań w ampułko-strzy-

kawce.    

     

      

     

     

       

Wyniki analizy z uwzględnieniem RSS 

W przypadku podjęcia decyzji o objęciu refun-

dacją produktu TEZSPIRE™ we wskazaniu lecze-

nia ciężkiej niekontrolowanej astmy, wydatki 

płatnika publicznego ponoszone w populacji do-

celowej  w stosunku do scenariusza ist-

niejącego, kolejno o   zł (rok 1) i   

zł (rok 2). 

Składowa kosztu, stanowiąca kwotę refundacji 

tezepelumabu we wnioskowanym programie, 

wynosi kolejno   zł (Rok 1) i   zł 

(Rok 2) w scenariuszu nowym oraz 0 zł w scena-

riuszu istniejącym, z czego wydatki na produkt 

leczniczy TEZSPIRE™ 210 mg roztwór do wstrzy-

kiwań we wstrzykiwaczu półautomatycznym na-

pełnionym wynoszą   zł (Rok 1) i  

 zł (Rok 2). 

Wyniki analizy bez uwzględnienia RSS 

W przypadku podjęcia decyzji o objęciu refun-

dacją produktu TEZSPIRE™ we wskazaniu lecze-

nia ciężkiej niekontrolowanej astmy, wydatki 

płatnika publicznego ponoszone w populacji do-

celowej  w stosunku do scenariusza ist-

niejącego, kolejno o   zł (rok 1) 

i   zł (rok 2). Całkowity koszt refundacji 
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tezepelumabu oszacowano na   zł w 

pierwszym oraz   zł w drugim roku re-

fundacji, z czego wydatki na produkt leczniczy 

TEZSPIRE™ 210 mg roztwór do wstrzykiwań we 

wstrzykiwaczu półautomatycznym napełnio-

nym wynoszą   zł (Rok 1) i   zł 

(Rok 2). 

BIA – warianty skrajne 

Wyniki analizy z uwzględnieniem RSS 

Inkrementalne wydatki płatnika publicznego 

w przypadku podjęcia decyzji o refundacji leku 

TEZSPIRE™ wyniosą: 

• w wariancie minimalnym:   zł (rok 1) 

i   zł (rok 2); 

• w wariancie maksymalnym:   zł 

(rok 1) i   zł (rok 2). 

Wyniki analizy bez uwzględnienia RSS 

Inkrementalne wydatki płatnika publicznego 

w przypadku podjęcia decyzji o refundacji leku 

TEZSPIRE™ wyniosą: 

• w wariancie minimalnym:   zł (rok 1) 

i   zł (rok 2); 

• w wariancie maksymalnym:   zł 

(rok 1) i   zł (rok 2). 

Analiza wrażliwości 

Przeprowadzona analiza wrażliwości wskazuje 

na względną stabilność wyników uzyskanych 

w analizie podstawowej. Dwuletni wpływ na bu-

dżet kształtował się w zakresie      

zł z uwzględnieniem RSS i      zł bez 

uwzględnienia RSS. 

Największy wpływ na wydatki inkrementalne w 

okresie obowiązywania pierwszej decyzji refun-

dacyjnej miało założenie dotyczące poziomu za-

stępowania strategii SoC przez tezepelumab 

(zmiana względem wariantu podstawowego od 

-28% do +34% z uwzględnieniem RSS i od -20% 

do +24% bez uwzględnienia RSS). 

Wnioski końcowe 

Analiza wpływu na budżet wskazuje, że decyzja 

o objęciu refundacją produktu leczniczego 

TEZSPIRE™ (tezepelumab) w leczeniu uzupeł-

niającym u dorosłych pacjentów i młodzieży w 

wieku 12 lat i starszych z ciężką astmą, niedo-

statecznie kontrolowaną pomimo stosowania 

dużych dawek wziewnych kortykosteroidów w 

skojarzeniu z innym produktem leczniczym sto-

sowanym w leczeniu podtrzymującym, wiąza-

łaby się    

       

 , przy dodatkowym efekcie zdrowot-

nym uzyskiwanym w populacji docelowej, wyni-

kającym z wyższej skuteczności tezepelumabu 

względem leczenia standardowego astmy (AKL 

Tezspire 2023).  

     

      

       

     

      

  

Nie zidentyfikowano problemów natury etycz-

nej i społecznej, związanych z finansowaniem ze 

środków publicznych rozważanej technologii. 

Refundacja z budżetu płatnika wnioskowanej 

technologii nie będzie nakładała dodatkowych 

wymogów związanych z organizacją udzielania 

świadczeń zdrowotnych.  
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1 Cel analizy 

Celem analizy była prognoza wydatków podmiotu zobowiązanego do finansowania świadczeń ze środ-

ków publicznych (Narodowy Fundusz Zdrowia, NFZ) w przypadku podjęcia przez Ministra Zdrowia decy-

zji o refundacji leku TEZSPIRE™ (tezepelumab, tezepelumab-ekko) stosowanego w podtrzymującym le-

czeniu uzupełniającym u dorosłych pacjentów i młodzieży w wieku 12 lat i starszych z ciężką astmą, 

niedostatecznie kontrolowaną pomimo stosowania dużych dawek wziewnych kortykosteroidów w sko-

jarzeniu z innym produktem leczniczym stosowanym w leczeniu podtrzymującym. 

Analiza została wykonana na zlecenie AstraZeneca, w związku z planowanym złożeniem do ministra wła-

ściwego do spraw zdrowia wniosku o objęcie refundacją produktu leczniczego TEZSPIRE™ 210 mg roz-

twór do wstrzykiwań we wstrzykiwaczu półautomatycznym napełnionym, 1,91 ml (kod EAN: 

05000456075725), w ramach proponowanego programu lekowego „Leczenie chorych z ciężką postacią 

astmy (ICD-10: J45, J82)”. Szczegółowe zapisy programu przedstawiono w ramach analizy problemu de-

cyzyjnego (APD Tezspire 2023). 

Analizę wpływu na budżet uzupełniono o analizę aspektów etycznych, społecznych, prawnych i organi-

zacyjnych wynikających z decyzji dotyczącej finansowania produktu leczniczego TEZSPIRE™ ze środków 

publicznych. 

2 Metodyka 

Analiza wpływu na budżet składa się z następujących etapów: 

• oszacowanie liczebności populacji docelowej, tj. liczby pacjentów kwalifikujących się do stoso-

wania tezepelumabu zgodnie z zapisami wnioskowanego programu lekowego (APD Tezspire 

2023); prognozowana liczebność roczna została przedstawiona dla każdego roku horyzontu cza-

sowego; 

• określenie pozycji rynkowych technologii medycznych stosowanych we wnioskowanym wska-

zaniu, tj. udziałów mierzonych odsetkiem pacjentów leczonych daną technologią medyczną, 

w dwóch alternatywnych scenariuszach: aktualnym (będącym przedłużeniem stanu obecnego, 

w którym produkt leczniczy TEZSPIRE™ nie jest refundowany ze środków publicznych we wnio-

skowanej populacji docelowej) oraz nowym (stan po wprowadzeniu do programu lekowego 
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tezepelumabu w obu dostępnych postaciach: TEZSPIRE™ 210 mg roztwór do wstrzykiwań w 

ampułko-strzykawce oraz TEZSPIRE™ 210 mg roztwór do wstrzykiwań we wstrzykiwaczu półau-

tomatycznym napełnionym; szczegóły zob. Rozdział 2.2); 

• wyznaczenie kosztów jednostkowych technologii medycznych stosowanych w rozważanej po-

pulacji docelowej; 

• wyznaczenie prognozy rocznych kosztów leczenia w populacji docelowej dla scenariuszy istnie-

jącego i nowego; prognozowane roczne koszty zostały przedstawione dla każdego roku hory-

zontu czasowego; 

• wyznaczenie wpływu na budżet wprowadzenia wnioskowanej technologii, tj. zmiany wydatków 

w scenariuszu nowym względem scenariusza istniejącego. 

W toku przygotowania analizy wpływu na budżet płatnika w pierwszej kolejności poszukiwano danych 

źródłowych odnoszących się do populacji polskiej. W przypadku braku takich danych lub ich niskiej ja-

kości korzystano z danych pochodzących z odnalezionych w wyniku niesystematycznego przeglądu lite-

ratury opracowań światowych. 

Analizę przeprowadzono w wariantach: podstawowym (najbardziej prawdopodobnym), minimalnym i 

maksymalnym. Warianty skrajne, tj. wariant minimalny oraz maksymalny, oparto o alternatywne osza-

cowania liczebności populacji docelowej dla tezepelumabu. W ramach walidacji modelu przeprowa-

dzono również analizę wrażliwości, w ramach której zmieniano wartości istotnych parametrów modelu 

i generowano wyniki przy nowych ustawieniach. 

Analiza została przeprowadzona zgodnie z następującymi wytycznymi przeprowadzania analiz HTA: 

• Rozporządzeniem Ministra Zdrowia z dnia 24 października 2023 r. w sprawie minimalnych wy-

magań, jakie muszą spełniać analizy zawarte w uzasadnieniu wniosku o objęcie refundacją i 

ustalenie urzędowej ceny zbytu, technologii lekowej o wysokiej wartości klinicznej, środka spo-

żywczego specjalnego przeznaczenia żywieniowego, wyrobu medycznego (MZ 24/10/2023); 

• Wytycznymi Oceny Technologii Medycznych (AOTMiT 2016). 

Model wpływu na budżet przygotowano w arkuszu kalkulacyjnym programu Microsoft Office Excel. 

W załączonym arkuszu obliczeniowym wszystkie obliczenia przeprowadzono bez zaokrąglania poszcze-

gólnych wartości, natomiast w niniejszym dokumencie, dla zachowania przejrzystości prezentacji wyni-

ków i założeń, przedstawiono wartości zaokrąglone. 
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2.1 Porównywane scenariusze 

W analizie wpływu na budżet porównano prognozowane wydatki płatnika publicznego w dwóch alter-

natywnych scenariuszach: istniejącym (aktualnym) i nowym (przyszłym). 

Scenariusz istniejący stanowi przedłużenie na horyzont analizy aktualnego stanu, w którym we wniosko-

wanym wskazaniu nie nastąpią zmiany w znaczeniu wprowadzenia refundacji nowych leków; w szcze-

gólności, produkt leczniczy TEZSPIRE™ nie będzie podlegać finansowaniu we wskazaniu leczenia doro-

słych pacjentów i młodzieży w wieku 12 lat i starszych z ciężką astmą, niedostatecznie kontrolowaną 

pomimo stosowania dużych dawek wziewnych kortykosteroidów w skojarzeniu z innym produktem lecz-

niczym stosowanym w leczeniu podtrzymującym. Strategiami opcjonalnymi możliwymi do zastosowania 

w rozważanym stanie klinicznym pozostaną: omalizumab (w podgrupie chorych z ciężką astmą aler-

giczną IgE zależną), mepolizumab i benralizumab (w podgrupie chorych z ciężką astmą eozynofilową), 

dupilumab (w podgrupie chorych z ciężką astmą z zapaleniem typu 2) oraz standardowe leczenie astmy 

(SoC) bez zastosowania terapii biologicznych (w populacji nie spełniającej kryteriów kwalifikacji do ist-

niejącego programu B.44);  

Scenariusz nowy odpowiada hipotetycznej sytuacji, w której Minister Zdrowia wyda pozytywną decyzję 

o finansowaniu ze środków publicznych produktu leczniczego TEZSPIRE™ w dostępnych prezentacjach: 

TEZSPIRE™ 210 mg roztwór do wstrzykiwań we wstrzykiwaczu półautomatycznym napełnionym oraz 

TEZSPIRE™ 210 mg roztwór do wstrzykiwań w ampułko-strzykawce. Objęcie refundacją nowej cząsteczki 

w programie leczenia ciężkiej astmy spowoduje zmianę dotychczasowej struktury rynku wynikającą z 

częściowego zastępowania aktualnie stosowanych w rozważanym wskazaniu technologii opcjonalnych 

(SoC; omalizumab, mepolizumab, benralizumab, dupilumab) przez wnioskowaną interwencję (leczenie 

tezepelumabem). 

2.2 Założenia dotyczące refundacji ze środków publicznych 

Na chwilę obecną produkt leczniczy TEZSPIRE™ nie jest finansowany systemowo ze środków publicznych 

(MZ 20/10/2023).  

Wniosek o objęcie refundacją produktu leczniczego TEZSPIRE™ 210 mg roztwór do wstrzykiwań w am-

pułko-strzykawce, 1,91 ml w ramach istniejącego programu lekowego „Leczenie chorych z ciężką posta-

cią astmy (ICD-10: J45, J82)”, we wskazaniu podtrzymującego leczenia uzupełniającego u dorosłych pa-

cjentów i młodzieży w wieku 12 lat i starszych z ciężką astmą, niedostatecznie kontrolowaną pomimo 
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Zgodnie z wymogami określonymi w Rozporządzeniu Ministra Zdrowia z dnia 24 października 2023 roku 

(MZ 24/10/2023), ponieważ wnioskowane warunki objęcia refundacją obejmują instrument dzielenia 

ryzyka (RSS), analizę wpływu na budżet płatnika przeprowadzono w następujących wariantach: 

• z uwzględnieniem proponowanego przez Wnioskodawcę instrumentu podziału ryzyka, 

• bez uwzględnienia instrumentu podziału ryzyka. 

              

          

           

 

2.3 Perspektywa analizy 

Zgodnie z wymaganiami minimalnymi (MZ 24/10/2023) oraz wytycznymi AOTMiT (AOTMiT 2016), 

w analizie należy przyjąć perspektywę podmiotu zobowiązanego do finansowania świadczeń ze środków 

publicznych. W przypadku współpłacenia wytyczne AOTMiT dopuszczają perspektywę wspólną płatni-

ków (płatnik publiczny + pacjent). W uzasadnionych przypadkach można uwzględnić perspektywę spo-

łeczną lub inną, np. świadczeniodawcy, finansów publicznych (AOTMiT 2016). 

Oceniana interwencja będzie stosowana w ramach programu lekowego, w związku z czym nie będzie 

wymagać współpłacenia ze strony świadczeniobiorców. Wydatki ponoszone przez pacjentów obejmują 

przede wszystkim dopłatę do leków refundowanych (glikokortykosteroidy doustne i wziewne oraz inne 

leki kontrolujące przebieg choroby). W związku z tym, że koszty świadczeniobiorców są znikome w sto-

sunku do kosztów terapii biologicznych oraz są stosowane w każdej ze strategii opcjonalnych, prezenta-

cję wyników analizy ograniczono do perspektywy płatnika publicznego – NFZ (PPP). Wyniki ze wspólnej 

perspektywy płatnika publicznego i świadczeniobiorców (PPP+P) oraz perspektywy świadczeniobiorców 

są dostępne w wersji elektronicznej modelu. 

Koszty nie zostały poddane dyskontowaniu, gdyż analiza wpływu na budżet przedstawia przepływ środ-

ków finansowych w czasie (AOTMiT 2016). 

2.4 Horyzont czasowy 

W niniejszej analizie oszacowano wpływ na budżet płatnika objęcia refundacją leku TEZSPIRE™ w hory-

zoncie pierwszych dwóch lat od przewidywanej daty rozszerzenia programu lekowego z zastosowaniem 
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tezepelumabu w podtrzymującym leczeniu uzupełniającym u dorosłych pacjentów i młodzieży w wieku 

12 lat i starszych z ciężką astmą, niedostatecznie kontrolowaną pomimo stosowania dużych dawek 

wziewnych kortykosteroidów w skojarzeniu z innym produktem leczniczym stosowanym w leczeniu pod-

trzymującym. Jako termin wprowadzenia wnioskowanych zmian ustalono początek 2024 roku. W 

związku z powyższym, horyzont analizy obejmował przedział czasowy od 1 stycznia 2024 r. do 31 grud-

nia 2025 r. 

W Wytycznych oceny technologii medycznych, w analizie wpływu na budżet zaleca się stosowanie prze-

działu czasu wystarczającego do ustalenia równowagi na rynku (tj. osiągnięcia docelowej stabilnej wiel-

kości sprzedaży bądź liczby leczonych pacjentów) lub obejmującego co najmniej pierwsze 2 lata (tj. 24 

miesiące) od daty rozpoczęcia finansowania danej technologii medycznej ze środków publicznych (AOT-

MiT 2016). Określenie przedziału czasowego koniecznego do osiągnięcia docelowego rozpowszechnie-

nia tezepelumabu w populacji docelowej jest obarczone dużą niepewnością. Ze względu na dynamikę 

zmian sytuacji na rynku farmakoterapii przeprowadzenie analizy w dłuższym okresie wiązałoby się jed-

nak z niską wiarygodnością wyników. W związku z powyższym, przyjęty horyzont 2-letni można uznać za 

uzasadniony. 

3 Populacja docelowa 

3.1 Oszacowanie rocznej liczebności populacji docelowej wskaza-

nej we wniosku 

Zgodnie z wnioskiem o objęcie refundacja produktu TEZSPIRE™, populację docelową dla tezepelumabu 

w warunkach polskich stanowią dorośli pacjenci i młodzież w wieku 12 lat i więcej z ciężką astmą, nie-

dostatecznie kontrolowaną pomimo stosowania dużych dawek wziewnych kortykosteroidów w skoja-

rzeniu z innym produktem leczniczym stosowanym w leczeniu podtrzymującym, niezależnie od fenotypu 

i obecności biomarkerów astmy alergicznej lub eozynofilowej/Th2-zależnej.  

Szczegółowe kryteria kwalifikacji do leczenia tezepelumabem w ramach wnioskowanego programu le-

kowego obejmują: 
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Kryteria dotyczące ciężkości i braku kontroli astmy oraz wymaganego leczenia standardowego są spójne 

z kryteriami włączenia dla innych leków biologicznych uwzględnianych już w obowiązującym programie 

lekowym B.44, jedyna różnica polega na braku definicji cech fenotypowych i obecności biomarkerów. 

Kryteria populacji docelowej odpowiadają zakresowi wskazań rejestracyjnych dla leku TEZSPIRE™, pre-

cyzują jedynie definicję astmy ciężkiej niekontrolowanej zgodnie z zapisami obecnego programu leko-

wego.  

Biorąc pod uwagę obecne wskazania refundacyjne leków biologicznych w programie leczenia ciężkiej 

astmy (zał. B.44 do MZ 20/10/2023), w obrębie populacji docelowej można wyróżnić dwie grupy cho-

rych: 

• spełniających aktualne kryteria włączenia do programu lekowego B.44, zgodnie z kryteriami 

kwalifikacji dla już uwzględnionych w nim leków biologicznych; 

• bez zdefiniowanych cech fenotypowych astmy i obecności biomarkerów, nie spełniających kry-

teriów dla obecnie refundowanych leków biologicznych, a więc grupę o silnie niezaspokojonej 

potrzebie klinicznej (w której jedyną terapię opcjonalną stanowi SoC). 
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o koszty lekowe (tezepelumab w postaci wstrzykiwacza półautomatycznego napełnio-

nego oraz w postaci ampułko-strzykawki, mepolizumab, omalizumab, benralizumab, 

dupilumab); 

o koszty świadczeń w programie lekowym tj. podanie leków diagnostyka i monitorowanie 

leczenia w programie;  

o koszty farmakoterapii w czasie leczenia standardowego (SoC); 

o koszt farmakoterapii w czasie przyjmowania OCS; 

o koszt leczenia zdarzeń niepożądanych związanych ze stosowaniem OCS; 

o koszt leczenia zaostrzeń astmy; 

o koszty związane ze stanem zdrowia kontrolowana astma; 

o koszty związane ze stanem zdrowia niekontrolowana astma. 

Wybór źródeł danych oparto na perspektywie analizy tj. perspektywie płatnika publicznego. Wyceny 

jednostkowe zużywanych zasobów – leków i świadczeń, oparto na obowiązujących zarządzeniach Pre-

zesa NFZ oraz aktualnym rozporządzeniu Ministra Zdrowia (MZ 20/10/2023), ceny leków biologicznych 

zaczerpnięto z przetargów na ich zakup opublikowanych na https://platformazakupowa.pl oraz raportu 

refundacyjnego NFZ. W ramach analizy kosztów wykorzystano również udostępnione przez Wniosko-

dawcę opracowanie danych NFZ dotyczącego oceny zużycia zasobów medycznych i kosztów leczenia 

pacjentów z ciężką astmą oskrzelową w Polsce (HTA Consulting 2020).  

Koszty wykorzystane w analizie wpływu na budżet są spójne z równolegle wykonaną analizą ekono-

miczną (AE Tezspire 2023). W szczególności:  

• koszty leczenia w ramach programu lekowego (koszty leków biologicznych, podania leków w 

programie, diagnostyki i monitorowania w programie) są zgodne z analizą minimalizacji kosztów 

i analizą kosztów użyteczności 

• koszty leków i świadczeń ponoszonych poza programem lekowym w trakcie leczenia tezepelu-

mabem wyznaczono w oparciu o modelowane w CUA koszty pierwszoroczne (dla pacjentów 

nowowłączonych) i drugoroczne (dla pacjentów kontynuujących leczenie), przeliczone na oso-

bolata leczenia tezepelumabem; w związku z założeniem braku różnic w skuteczności tezepelu-

mabu i innych leków biologicznych, koszty leczenia poza programem lekowym dla strategii oma-

lizumabu, mepolizumabu, benralizumabu i dupilumabu przyjęto jak w ramieniu tezepelumabu 
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Wykres 1. Zestawienie kosztów w populacji docelowej (PPP, wariant z RSS). 

 

W kolejnej tabeli przedstawiono wyniki w podziale na poszczególne kategorie kosztowe uwzględnione 

w analizie. 
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Na poniższym wykresie przedstawiono wyniki wariantu podstawowego analizy wpływu na budżet w ko-

lejnych dwóch latach, przy braku uwzględnienia proponowanego RSS. 

Wykres 2. Zestawienie kosztów w populacji docelowej (wariant podstawowy, PPP, bez RSS). 

 

W kolejnej tabeli przedstawiono wyniki w podziale na poszczególne kategorie kosztowe uwzględnione 

w analizie. 
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Wykres 3. Zestawienie kosztów w populacji docelowej (wariant minimalny, PPP, z RSS). 

 

W kolejnej tabeli przedstawiono wyniki w podziale na poszczególne kategorie kosztowe uwzględnione 

w analizie. 
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Wykres 5. Zestawienie kosztów w populacji docelowej (wariant minimalny, PPP, bez RSS). 

 

W następnej tabeli przedstawiono wyniki w podziale na poszczególne kategorie kosztowe uwzględnione 

w analizie. 
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Wykres 6. Zestawienie kosztów w populacji docelowej (wariant maksymalny, PPP, bez RSS). 

 

W kolejnej tabeli przedstawiono wyniki w podziale na poszczególne kategorie kosztowe uwzględnione 

w analizie. 
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Wykres 8. Wykres tornado wyników analizy wrażliwości, bez uwzględnienia RSS. 

 

Podobnie jak w analizie z uwzględnieniem RSS (por. Rozdział 8.3.1), największy wpływ spośród analizo-

wanych parametrów na wyniki analizy miało założenie dotyczące poziomu zastępowania strategii SoC 

przez tezepelumab (zmiana od -20% do +24% względem wariantu podstawowego). 

9 Wpływ na organizację udzielania świadczeń zdrowotnych  

Pozytywna decyzja dotycząca rozszerzenie wskazań refundacyjnych dla leku TEZSPIRE™ o dodatkową 

populację chorych na ciężką astmę niedostatecznie kontrolowaną pomimo stosowania dużych dawek 

wziewnych kortykosteroidów w skojarzeniu z innym produktem leczniczym nie będzie skutkować do-

datkowymi nakładami, związanymi z np. potrzebą przeszkolenia personelu, opracowaniem nowych wy-

tycznych klinicznych, zmiany zasad diagnostyki, itd. Wdrożenie terapii odbywać się będzie w oparciu o 

zasady stosowania leczenia ciężkiej astmy eozynofilowej zdefiniowane w opisie programu (APD Tezspire 

2023). 
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11 Dyskusja i ograniczenia 

Celem przeprowadzonej analizy była prognoza wydatków podmiotu zobowiązanego do finansowania 

świadczeń ze środków publicznych w przypadku podjęcia przez Ministra Zdrowia decyzji o refundacji 

produktu leczniczego TEZSPIRE™ 210 mg roztwór do wstrzykiwań we wstrzykiwaczu półautomatycznym 

napełnionym, stosowanego w podtrzymującym leczeniu uzupełniającym u dorosłych pacjentów i mło-

dzieży w wieku 12 lat i starszych z ciężką astmą, niedostatecznie kontrolowaną pomimo stosowania du-

żych dawek wziewnych kortykosteroidów w skojarzeniu z innym produktem leczniczym stosowanym w 

leczeniu podtrzymującym, w ramach wnioskowanego programu lekowego.  

Głównymi aspektami analizy wpływu na budżet są oszacowanie liczebności populacji docelowej 

oraz prognoza wydatków ponoszonych przez płatnika na leczenie pacjentów z rozważanej populacji do-

celowej w sytuacji braku dostępności wnioskowanej technologii (scenariusz istniejący) oraz po wprowa-

dzeniu wnioskowanego programu lekowego z udziałem tezepelumabu (scenariusz nowy).  

Jako punkt wyjściowy dla oszacowania liczebności subpopulacji chorych kwalifikujących się do leczenia 

w ramach programu lekowego przyjęto historyczne dane NFZ dotyczące liczby chorych na astmę ciężką 

leczonych w ramach programu lekowego B.44. Natomiast oszacowanie liczebności subpopulacji chorych 

bez zdefiniowanych cech fenotypowych astmy i obecności biomarkerów, nie spełniających kryteriów dla 

obecnie refundowanych leków biologicznych przeprowadzono przede wszystkim w oparciu o polskie 

dane epidemiologiczne. Przyjmując jako punkt wyjścia chorobowość astmy w Polsce, w oszacowaniu 

liczebności populacji uwzględniono wszystkie istotne kryteria kwalifikacji do programu lekowego doty-

czące jednostki chorobowej, intensywności leczenia (w szczególności konieczności przewlekłego stoso-

wania OCS) i braku kontroli choroby. Konieczność uwzględnienia wielu pochodzących z różnych źródeł 

parametrów epidemiologicznych może prowadzić do niepewności uzyskanych wyników, dlatego w ra-

mach analizy wariantów skrajnych testowano minimalne i maksymalne oszacowanie liczebności popu-

lacji docelowej. 

Ze względu na ograniczoną dostępność danych klinicznych odnoszących się do rzeczywistej praktyki kli-

nicznej dla terapii biologicznych, niektóre parametry w analizie wpływu na budżet (np. tempo włączenie 

do programu lekowego, udziały terapii) przyjęto na podstawie historycznych danych dotyczących refun-

dacji leków biologicznych w programie leczenia ciężkiej astmy – mepolizumabu, omalizumabu, benrali-

zumabu i dupilumabu lub na podstawie założeń dostarczonych przez wnioskodawcę. 
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Niniejsza analiza dotyczy wniosku o objęcie refundacją produktu leczniczego TEZSPIRE™ 210 mg roztwór 

do wstrzykiwań we wstrzykiwaczu półautomatycznym napełnionym, tj. jednej z dwóch dostępnych pre-

zentacji produktu TEZSPIRE™ (druga prezentacja leku w postaci roztworu do wstrzykiwań w ampułko-

strzykawce, jest przedmiotem odrębnego wniosku o objęcie refundacją i jest obecnie procedowana 

przez AOTMiT; AOTMiT PLR.4500.792.2023.16.RBO).        

             

           

             

            

          

            

   

Obliczenia przeprowadzone w analizie wpływu na budżet wykazały, że wprowadzenie refundacji pro-

duktu leczniczego TEZSPIRE™ wiązałoby się   wydatków płatnika publicznego w ramach pro-

gramu leczenia chorych z ciężką niekontrolowaną astmą. Prognozowane  wydatków jest 

umiarkowane (    zł w dwuletnim horyzoncie czasowym w analizie z uwzględnieniem RSS) i wy-

nika z faktu, że tezepelumab będzie zastępować przede wszystkim   (   

 ) terapię standardową. 

12 Wnioski końcowe 

Analiza wpływu na budżet wskazuje, że decyzja o objęciu refundacją produktu leczniczego TEZSPIRE™ 

(tezepelumab) w podtrzymującym leczeniu uzupełniającym u dorosłych pacjentów i młodzieży w wieku 

12 lat i starszych z ciężką astmą, niedostatecznie kontrolowaną pomimo stosowania dużych dawek 

wziewnych kortykosteroidów w skojarzeniu z innym produktem leczniczym stosowanym w leczeniu pod-

trzymującym wiązałaby się z   wydatków płatnika publicznego (o ok.  

  rocznie) w ramach programu leczenia ciężkiej astmy, przy dodatkowym efekcie zdrowotnym uzy-

skiwanym w populacji docelowej, wynikającym z wyższej skuteczności tezepelumabu względem leczenia 

standardowego astmy (AKL Tezspire 2023).  
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eksperta w danym regionie na podstawie zebranych danych oraz przedstawionej dokumentacji medycz-

nej. Analizowana populacja liczyła 12 970 dorosłych (18-80 lat) oraz 3 268 dzieci (3-16 lat) i wykazano, 

że odsetek chorych z astmą w tych populacjach wyniósł odpowiednio 5,40% oraz 8,60%.  

Nowsze badanie ECAP dotyczyło oceny rozprzestrzenienia chorób alergicznych, w tym astmy, w popu-

lacji Polski. Diagnozę choroby stawiano w oparciu o wyniki badania ankietowego (astma deklarowana), 

natomiast w drugim etapie badania – w oparciu o wyniki badania ambulatoryjnego. Populację badania 

stanowili dorośli (20-44 lat) oraz dzieci (6-7 lat oraz 13-14 lat), zamieszkujący 8 dużych aglomeracji miej-

skich oraz 1 teren wiejski. W poddanej ocenie próbie 9 386 pacjentów dorosłych częstość występowania 

astmy wyniosła 4,00%, natomiast wśród dzieci odsetki chorych z astmą wyniosły 4,40% oraz 6,20% od-

powiednio w grupach wiekowych 6-7 lat (n = 4 510) i 13-14 lat (n = 4 721). Odsetek ten był wyższy 

w przypadku drugiego etapu, w którym diagnozę choroby potwierdzano w czasie badania ambulatoryj-

nego i badania ambulatoryjnego, w wyniku którego stwierdzono astmę u 9,50% badanych osób doro-

słych oraz u 11,40% dzieci w wieku 6-7 lat oraz u 11,40% dzieci w wieku 13-14 lat. Rezultat takiego 

oszacowania należy jednak traktować z ostrożnością, gdyż jak wskazują sami autorzy, mogą być to war-

tości zawyżone – do badania ambulatoryjnego mogły się zgłaszać częściej osoby mające problemy z od-

dychaniem lub takie, które podejrzewały u siebie astmę, w związku z czym ta mogła być częściej diagno-

zowana niż w losowej próbie z populacji ogólnej.  

W publikacji Kupryś-Lipińska 2010 przedstawiono informacje o odsetku chorych z astmą w populacji 

województwa łódzkiego w latach 1998-2000. Analizowano populację dorosłych chorych (17-80 lat, 

n = 1057) oraz dzieci w wieku 3-16 lat (n = 283) i odsetek chorych na astmę wyniósł w tych populacjach 

odpowiednio 7,30% oraz 8,50%. Biorąc jednak pod uwagę małą liczebność próby i udział chorych tylko 

z jednego województwa, dane te nie odzwierciedlają chorobowości astmy w całej populacji Polski. 

Kolejna publikacja, Jarvis 2012, przedstawia wyniki europejskiego badania GA2LEN, które miało na celu 

ocenę częstości występowania astmy u osób dorosłych (18-75 lat), oraz jej powiązania z występowaniem 

przewlekłego nieżytu nosa i zatok. W próbie wzięły udział 3 ośrodki z Polski: katowicki (n = 2 672), kra-

kowski (n = 1 267) oraz łódzki (n = 1 772), a ocenę przeprowadzono w latach 2008-2009. W wyniku 

badania ustalono, że chorobowość astmy w poszczególnych ośrodkach wyniosła odpowiednio 5,20%, 

7,10% oraz 6,00%.  

Informacje na temat epidemiologii astmy w populacji dorosłych chorych odnaleziono również w publi-

kacji Garin 2015, prezentującej wyniki dużego badania COURAGE, mającego na celu ocenę 
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występowania schorzeń współtowarzyszących w populacji starszych chorych (50+). Dane dla Polski w 

tym badaniu pochodziły z 16 ośrodków i były reprezentatywne dla całego kraju, natomiast próbę prze-

prowadzono w latach 2011-2012. Chorobowość astmy w populacji pacjentów w wieku ≥ 50 lat (n = 

2 910) wyniosła 9,79%.  

Podobne badanie zaprezentowano również w publikacji Bożek 2015, gdzie oceniano udział astmy w po-

pulacji chorych w wieku 60-87 lat, z 16 ośrodków Polski, w latach 2013-2014 (n = 7 711). W populacji tej 

rozpowszechnienie astmy wynosiło 6,10%.  

Autorzy publikacji Romantowski 2015 ocenili z kolei częstość występowania astmy wśród studentów 

uniwersytetów trójmiejskich w 2011 roku – w populacji 1 380 osób w wieku 18-36 lat, częstość wystę-

powania tego schorzenia wyniosła 9,60%. 

Publikacja Kowalski 2004 przedstawiała wyniki badania ankietowego AIRCEE (ang. Asthma Insights and 

Reality in Central and Eastern Europe), w którym pacjenci oceniali efektywność leczenia astmy w Polsce. 

Ankietowani odpowiadali na pytania: czy w gospodarstwie domowym przebywa osoba z kiedykolwiek 

zdiagnozowaną astmą, a jeśli tak to czy przyjmuje leki przeciwastmatyczne. Łącznie ocenie poddano 

10 180 osób z 425 gospodarstw domowych, i u 425 ankietowanych stwierdzono aktywny status choroby 

– na tej podstawie ustalono, że chorobowość astmy wyniosła 4,17%. 

Informacje na temat odsetka chorych z astmą w populacji polskiej przedstawia również raport GUS 

z 2011 roku, opisujący stan zdrowia ludności Polski w 2009 roku (GUS 2011). Informacje odnośnie astmy 

zbierano za pomocą kwestionariusza, w którym pacjent deklarował obecność tego schorzenia. Według 

danych GUS, rozprzestrzenienie astmy w 2009 roku wśród osób dorosłych (15-80+) wyniosło 3,66%, 

natomiast u dzieci w wieku 0-14 lat – 2,86%.  

Podsumowując w oszacowaniu epidemiologicznym maksymalnego potencjału rynkowego dla leku teze-

pelumab wykorzystano dane dotyczące chorobowości na astmę w populacji osób dorosłych pochodzące 

z najbardziej kompletnego i aktualnego źródła dane jakim jest opracowanie „NFZ o zdrowiu: Astma”. 

W oszacowaniu przyjęto, że chorobowość astmy wśród dorosłych w Polsce wnosi 4,60%, a wśród mło-

dzieży w wieku 12-17 lat jest równa 8.09% (NFZ 2020). 
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na podstawie liczby pacjentów leczonych w stopniu 4 lub 5 (wg GINA), z niewystarczającą kontrolą ob-

jawów (wg ACQ) pomimo przestrzegania zaleceń dotyczących leczenia i techniki inhalacji (GINA 2022). 

Badanie Hekking 2015 miało na celu oszacowanie występowania ciężkiej, niekontrolowanej astmy w po-

pulacji holenderskiej. W tym celu na podstawie danych z medycznych baz wybrano chorych otrzymują-

cych leczenie przeciwastmatyczne o wysokiej intensywności (wysokie dawki ICS + LABA, lub średnie i wy-

sokie dawki ICS + LABA + OCS), a następnie w takiej populacji oszacowano udział chorych z astmą trudną 

do uzyskania kontroli. Brak kontroli astmy stwierdzano w przypadku stosowania doustnych glikokorty-

kosteroidów, lub gdy spełniony był jeden z następujących warunków: wynik ACQ wynosił > 1,5, co naj-

mniej 3 zaostrzenia w ciągu ostatniego roku, przynajmniej 1 hospitalizacja/wizyta na oddziale ratunko-

wym lub konieczność mechanicznej wentylacji. Dodatkowo, przyjęto że ciężka oporna na leczenie astma 

będzie definiowana w przypadku prawidłowej administracji przepisanych leków (≥ 80% realizacji prze-

pisanych recept na ICS oraz prawidłowa technika inhalacji). Uzyskane odsetki chorych spełniających te 

kryteria odniesiono następnie do ogólnej populacji Holandii, uzyskując częstość ciężkiej, niekontrolowa-

nej astmy wynoszącą 3,6% (95% CI: 3,0%; 4,1%). 

Natomiast publikacja Quirce 2011 przedstawiała badanie przekrojowe mające na celu oszacowanie czę-

stości występowania ciężkiej, przewlekłej niekontrolowanej astmy oddechowej wśród pacjentów leczo-

nych na oddziałach pulmonologicznych oraz alergicznych 164 hiszpańskich szpitali. Ciężka przewlekła 

niekontrolowana astma została zdefiniowana przez obecność trzech lub więcej kryteriów z następują-

cych: codzienne objawy choroby, ograniczenie aktywności, przynajmniej raz w tygodniu objawy nocne, 

konieczność stosowania leczenia ratunkowego, wartość FEV1 < 80% wartości należnej oraz więcej niż 3 

zaostrzenia choroby w ciągu roku. Przy tak zdefiniowanych kryteriach, ciężką przewlekłą niekontrolo-

waną astmę stwierdzono u 3,9% spośród 36 649 chorych biorących udział w badaniu.  

W publikacji Zeiger 2016 przedstawiono wyniki badania SUCAS, w którym ocenie poddano 25 935 cho-

rych z przewlekłą/oporną postacią astmy (ang. persistance asthma) w wieku 12 lat lub więcej. Opisy-

wana postać astmy została zidentyfikowana według kryteriów HEDIS (ang. Healthcare Effectiveness Data 

and Information Set, HEDIS 2016). Wśród tych chorych, u 585 (2,26%) pacjentów stwierdzono brak kon-

troli choroby i wyróżniono tę populację jako chorych z ciężką, niekontrolowaną astmą. Brak kontroli 

choroby definiowano w przypadku spełnienia następujących kryteriów: 

• 2 lub więcej zaostrzeń;  
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• 6 lub więcej opakowań ICS w średniej lub dużej dawce przepisanych jako monoterapia lub 

w skojarzeniu z LABA; 

• 3 lub więcej recept wystawionych na dodatkowe leki kontrolujące astmę. 

Wśród chorych z ciężką astmą, część pacjentów nie uzyskuje kontroli pomimo stosowanego leczenia i ci 

pacjenci będą kwalifikować się do terapii lekami biologicznymi (po spełnieniu dalszych, specyficznych 

dla danego leku kryteriów). W publikacji Łukaszczyk 2013 rozważano różne definicje astmy określonej 

przez autorów jako ciężkiej/trudnej do leczenia obecne w literaturze oraz zwrócono uwagę na kryteria 

umożliwiające kwalifikację pacjentów do takiego schorzenia. W publikacji stwierdzono, że około 5-10% 

chorych na ciężką/trudną astmę nie reaguje na standardowe leczenie zgodnie z wytycznymi GINA. Po-

dobne wartości podano w publikacji Barnes 1998, w której stwierdzono, że około 5% chorych nie jest 

kontrolowanych nawet na wysokich dawkach wziewnych kortykosteroidów. Również w publikacji Long 

2005 autorzy przytaczają przykład astmy opornej na leczenie i stwierdzają, że w niektórych przypadkach 

chorzy doświadczają znaczących objawów związanych z astmą pomimo stosowania maksymalnej do-

stępnej terapii. Podają, że około 5% chorych ma astmę oporną na leczenie glikokortykosteroidami, ma 

ciężką postać choroby i brak kontroli objawów pomimo stosowania wysokich dawek doustnych gliko-

kortykosteroidów (Long 2005).  

W wyniku szybkiego przeglądu literatury zidentyfikowano również kilka źródeł danych dotyczących 

udziału chorych z astmą określaną jako „ciężka”. W publikacji Jassem 2009 nie przedstawiono dokład-

nych danych – ograniczono się jedynie do stwierdzenia, że astma określana przez autorów jako ciężka 

trudna do leczenia (zdefiniowana jako choroba, przy której pomimo leczenia w stopniu 4. według wy-

tycznych GINA przez co najmniej 6 miesięcy nie uzyskuje się kontroli objawów choroby) dotyczy około 

5%-10% i nie jest jasne, dla populacji jakiego kraju odnosi się to stwierdzenie (Jassem 2009). Informacje 

odnośnie udziału chorych z astmą określaną jako ciężka w całej populacji astmatyków dla Polski odnale-

ziono w dwóch publikacjach: Kowalski 2004 oraz Doboszyńska 2008. Publikacja Kowalski 2004 przedsta-

wiała wyniki badania ankietowego AIRCEE (ang. Asthma Insights and Reality in Central and Eastern Eu-

rope), w którym pacjenci oceniali efektywność leczenia astmy w Polsce. Ciężkość astmy określano we-

dług kryteriów GINA i astmę ciężką definiowano w przypadku występowania objawów astmy trzykrotnie 

w ciągu dnia, i wybudzeń nocnych każdej nocy lub większości dni w ciągu tygodnia. Ciężkość astmy roz-

patrywano w populacji 300 chorych (239 dorosłych oraz 61 dzieci) i wśród nich astmę ciężką według 

wspomnianej definicji stwierdzono u 29% chorych (32% wśród dorosłych oraz 18% wśród dzieci). Ocena 

dotyczyła ostatnich 4 tygodni przed badaniem ankietowym. W publikacji Doboszyńska 2008 
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przedstawiono ocenę praktyki związanej z leczeniem astmy wśród chorych zdiagnozowanych przez le-

karza pierwszego kontaktu. Badanie ankietowe dotyczyło populacji 3305 pacjentów, i na pytania sta-

wiane przez badaczy odpowiedzi udzielali zarówno pacjenci (częstość i nasilenie objawów, występowa-

nie alergii, użycie tytoniu), jak i lekarze (diagnoza i klasyfikacja astmy oraz stosowane leczenie). W bada-

niu stwierdzono, że ciężką przewlekłą astmę miało 11,47% pacjentów, jednak nie przedstawiono żadnej 

definicji tak określanej astmy. Z kolei w badaniu Hoskins 2000 ocenie poddano dużą (12 203 osób) grupę 

chorych na astmę w populacji Wielkiej Brytanii. Celem badania było ustalenie grupy chorych o zwięk-

szonym ryzyku pojawienia się ataku choroby, oraz ocena kosztów stosowania różnych strategii terapeu-

tycznych w leczeniu takich ataków. W badaniu przedstawiono informacje o liczbie chorych biorących 

udział w próbie, którzy otrzymywali leczenie według 5. stopnia BTS. Według wytycznych BTS cytowanych 

w publikacji, 5. stopień leczenia obejmował chorych otrzymujących wysokie dawki wziewnych kortyko-

steroidów (800-2 000 µg) wraz z krótko działającymi beta-2 mimetykami oraz przewlekle stosowanymi 

systemowymi glikokortykosteroidami. Takie leczenie otrzymywało 2,41% chorych uwzględnionych w 

publikacji Hoskins 2000. Badanie Suruki 2012 to abstrakt, w którym przedstawiono wyniki oceny często-

ści występowania zaostrzeń astmy w podziale na stopnie leczenia według kryteriów GINA, w dużej po-

pulacji chorych ze Stanów Zjednoczonych (368 234 pacjentów) w wieku 18-64 lat. Leczenie 5. stopnia 

według GINA (leczenie średnimi lub wysokimi dawkami wziewnych glikokortykosteroidów wraz z dodat-

kowym lekiem kontrolującym chorobę oraz dodatkowym leczeniem, np. anty IgE lub systemowymi gli-

kokortykosteroidami) otrzymywało 4,52% chorych uwzględnionych w ocenie przedstawionej w abstrak-

cie Suruki 2012. Badanie Antonicelli 2004 miało na celu ocenę występowania astmy w różnym stopniu 

ciężkości oraz kosztów z nią związanych w populacji dorosłych (18-55 lat) chorych leczonych we włoskich 

szpitalach. Ocenę ciężkości astmy wykonano na podstawie kryteriów GINA dotyczących objawów cho-

roby, a także uwzględniając stopień leczenia według tych kryteriów oraz czynność płuc (ocena FEV1). 

Wśród 500 chorych uwzględnionych w analizie 7,8% pacjentów zostało określonych jako chorzy z ciężką, 

oporną astmą. Badanie von Bülow 2014 miało na celu ocenę częstości występowania ciężkiej astmy w 

populacji dorosłych (18-44 lat) chorych z Danii. Astmę ciężką definiowano jako chorobę wymagającą 

podania wysokich dawek wziewnych kortykosteroidów (> 800 µg) wraz z długo działającymi beta-2 mi-

metykami, ksantanami lub lekami przeciwleukotrienowymi, lub wymagającą podania omalizumabu. 

Łącznie w badaniu uwzględniono 61 583 chorych, natomiast ciężką astmę według powyższych kryteriów 

zdiagnozowano u 8,12% spośród nich (von Bülow 2014). W badaniu Price 2015 oceniano zależność sku-

teczności leczenia astmy od zawartości eozynofili we krwi i autorzy zróżnicowali analizowaną kohortę 

pacjentów pod względem otrzymywanego leczenia według kryteriów BTS. W całej kohorcie 130 248 
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pacjentów 0,9% chorych otrzymywało leczenie 5. stopnia BTS, co wskazuje na ciężką postać choroby u 

tych pacjentów. W kolejnym badaniu przeprowadzonym w nieco większej grupie chorych z tych samych 

baz danych (n = 130 547, Price 2016) odsetek chorych leczonych według 5. stopnia BTS był zbliżony i 

wyniósł 0,8%. W obu publikacjach oceniono chorych z astmą w Wielkiej Brytanii, w wieku 12-80 lat (Price 

2015). Podobny cel do opisanych powyżej badań przedstawionych w publikacjach Price 2015 oraz Price 

2016 miało badanie PREDUNA, opisane w publikacji Zeiger 2014, w którym oceniono związek pomiędzy 

zawartością eozynofili we krwi, a częstością występowania zaostrzeń astmy. W badaniu oceniono popu-

lację chorych w wieku 18-64, z astmą określaną jako oporna według kryteriów HEDIS (ang. Healthcare 

Effectiveness Data and Information Set) – pacjent musiał spełniać jedno z poniższych: 

• przynajmniej 1 wizyta na oddziale ratunkowym związana z astmą; 

• przynajmniej 1 hospitalizacja związana z ostrym przypadkiem astmy; 

• przynajmniej 4 wizyty ambulatoryjne lub kontrolne w różnych okresach czasu z diagnozą astmy 

oraz przynajmniej 2 wypisane recepty na leki stosowane w astmie; 

• przynajmniej 4 wypisane recepty na leki stosowane w astmie. 

Autorzy przedstawili informacje o odsetku chorych leczonych według poszczególnych stopni kryteriów 

GINA, i około 1,63% chorych z 2 392 ocenianych chorych otrzymywało leczenie 5. stopnia. Jeśli brano 

również pod uwagę pacjentów u których nie udało się ustalić stężenia eozynofili we krwi, w całej popu-

lacji z astmą opisywaną jako oporna (n = 9546) odsetek chorych leczonych według 5. stopnia GINA wy-

nosił 0,63% (Zeiger 2014). 

Podsumowując na potrzeby oszacowania maksymalnego potencjału rynkowego leku tezepelumab przy-

jęto, że udział chorych z ciężką niekontrolowana astmą / oporną na leczenie wynosi 3,7% - wartość ta 

została zaczerpnięta z najnowszych wytycznych GINA 2022, co jest zgodne z podejściem wskazanym 

w treści aktualnie obowiązującego programu lekowego leczenia chorych z ciężką postacią astmy. Ponie-

waż nie zostały zidentyfikowane wiarygodne dane dotyczące udziału chorych z ciężką niekontrolowana 

astmą / oporną na leczenie w populacji dzieci i młodzieży (6-17 lat) przyjęto, założenie, że udział ten jest 

taki sam jak udział dzieci i młodzieży (6-17 lat) w liczbie leczonych omalizumabem w programie B.44 

w latach 2017-2021 tj. 3,7% (Statystyki NFZ za 2017-2021 ), przy czym wśród populacji 6-17 z ciężką 

niekontrolowaną astmą 65,2% stanowi młodzież (12-17 lat), a 34,8% - dzieci (6-11 lat) (Zaytseva 2021). 

Oszacowano, że odsetek chorych na ciężką niekontrolowaną astmę w populacji chorych na astmę dzieci 

w wieku 12-17 wynosi 0,69 % (NFZ 2020, GINA 2022, Zaytseva 2021, Statystyki NFZ). 
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W oszacowaniu maksymalnego potencjału dla tezepelumabu wykorzystano dane z publikacji TENOR 

oraz NHANES (Lee 2006, Gergen 2009). Populacja badania TENOR bardziej odpowiadała docelowej 

(astma trudna/ciężka), więc wykorzystując dane z publikacji Gergen 2009 – obliczony odsetek chorych 

z IgE > 1500 IU/ml wśród chorych z IgE > 700 IU/ml (30,2%) – oszacowano, jaki odsetek chorych z bada-

nia TENOR będzie miał IgE w zakresie 30-1500 IU/ml i wyniósł on 75% (100%-11,5%×30,2%-21,35%). 

Podsumowując, na podstawie badania Gaga 2005 oraz Lee 2006 i Gergen 2009 w oszacowaniu liczeb-

ności populacji docelowej dla tezepelumabu przyjęto, że udział pacjentów z ciężką astmą alergiczną z IgE 

w zakresie 30-1500 IU/ml wynosi 48,75%. 

Informacje o odsetku chorych z eozynofilią, których stężenie IgE mieściło się w określonym zakresie uzy-

skano z badania DREAM (Pavord 2012). Badanie to było dużą próbą kliniczną z randomizacją, w której 

porównywano różne dawki mepolizumabu podawanego dożylnie wraz z SoC, z samą terapią SoC + PBO. 

Do badania kwalifikowano chorych w wieku 12 lat lub więcej z ciężką astmą eozynofilową. Eozynofilię 

definiowano przez spełnienie jednego z kilku kryteriów, w tym stosowanych w późniejszych badaniach 

(MENSA, SIRISUS) kryteriów zawartości eozynofili ≥ 150 komórek/µl w momencie kwalifikacji lub ≥ 300 

komórek/µl w ciągu roku poprzedzającego kwalifikację. W badaniu tym 75,08% miało stężenie IgE w za-

kresie 30-700 IU/ml, natomiast 88,60% chorych miało stężenie IgE powyżej 30 IU/ml. Ponieważ nie zo-

stały odnalezione dokładnie dane dotyczące odsetka chorych ze stężeniem IgE w przedziale 30-1 500 

IU/ml, w obliczeniach przyjęto najbardziej zbliżoną ze zidentyfikowanych danych wartość 88,60%. Zało-

żenie to nie powinno stanowić dużego ograniczenia, gdyż dostępne dane wskazują na bardzo mały od-

setek chorych z IgE > 1500 IU/ml (około 3% według danych z publikacji Gergen 2009.  

13.2.5 Odsetek chorych z eozynofilią 

Informacje o udziale chorych z eozynofilią zidentyfikowano w dwóch publikacjach: Kerkhof 2021 oraz 

Heaney 2021.  

Celem badania Kerkhof 2021 była ocena poprawności algorytmu gradacyjnego fenotypu eozynofilo-

wego oraz zastosowanie go w populacji z Międzynarodowego Rejestru Ciężkiej Astmy ( z ang. Interna-

tional Severe Asthma Registry, ISAR). Populację docelową w badaniu stanowili pacjenci w wieku powyżej 

13 lat z aktywną postacią astmy, objęci podstawową opieką lekarska w Wielkiej Brytanii. Retrospektyw-

nej analizie poddano kartoteki pacjentów z baz danych Optimum Patient Care Research Database 

(OPCRD) oraz the Clinical Practice Research Datalink (CPRD). W bazie danych OPCRD znajdują się dane 

ponad miliona pacjentów będących pod opieką ponad 800 lekarzy pierwszego kontaktu (z ang. general 
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W populacji chorych na ciężką astmę z liczba eozynofili ≥ 150 - < 300 komórek/µl przewlekłe leczenie 

OCS otrzymuje 35,5% chorych.  

W oszacowaniu maksymalnego potencjału rynkowego dla leku tezepelumab wykorzystano dane doty-

czące odsetka chorych na astmę ciężką z liczbą ezoynofili ≥ 150 - < 300 komórek/µl oraz ≥ 300 komó-

rek/µl oraz udziały chorych na ciężką astmę otrzymujących przewlekle OCS z podgrupy pacjentów z 

liczbą eozynofili ≥ 150 - < 300 komórek/µl z pracy Heaney 2021. Na potrzeby badania Heaney 2021 

zostały poddane analizie dane 1 716 chorych na ciężką astmę z 11 krajów włączonych do rejestru ISAR. 

Kryteria diagnostyczne astmy dla pacjentów włączonych do rejestru ISAR w większości krajów są zgodne 

z wytycznymi GINA, wyjątkiem jest Hiszpania gdzie zastosowano kryteria zgodne z GEMA, Wielka Bryta-

nia z kryteriami zgodnymi z NICE lub wytycznymi BTS/SIGN oraz Stany Zjednoczone, gdzie korzystano 

z wytycznych ATS. W warunkach polskich w ocenie ciężkości astmy i fenotypu choroby zalecane jest 

posługiwanie się aktualnymi wytycznymi GINA. W związku z czym wydaje się, że charakterystyka i kryte-

ria diagnostyczne populacji chorych na ciężką astmę z rejestru ISAR w publikacji Heaney 2021 w dużej 

mierze odpowiadają charakterystyce pacjentów z ciężką astmą w polskich warunkach. Pewnym ograni-

czeniem danych z badania Heaney 2021 jest odmienny poziom odcięcia poziomu liczby eozynofili (tj. ≥ 

300 komórek/µl ) w porównaniu z treścią aktualnie obowiązującego programu lekowego do leczenia 

mepolizumabem i dupilumabem, gdzie kwalifikowani są pacjenci z liczbę eozynofili we krwi na poziomie 

≥350 komórek/µl.  

Poprzez przyjęcie założenia, że udział chorych z astmą z liczbę eozynofili we krwi na poziomie ≥350 ko-

mórek/µl odpowiada udziałowi chorych z liczbą eozynofili ≥ 300 komórek/µl w badaniu Heaney 2021 

możliwe jest przeszacowanie liczby chorych na astmę ciężką z liczbę eozynofili we krwi na poziomie ≥350 

komórek/µl. Z drugiej strony należy zauważyć, że przyjęcie tego upraszczającego założenia nie wpływa 

na całkowitą liczebność podgrupy chorych na ciężką astmę z liczbą eozynofili ≥ 150 komórek/µl.  

Podsumowując w analizie przyjęto, że udział chorych na astmę ciężką z liczbą eozynofili ≥ 150 - < 300 

komórek/µl wynosi 12,3%, a z liczbą eozynofili ≥ 350 komórek/µl jest równy 69,70%. Natomiast w po-

pulacji chorych na ciężką astmę z liczba eozynofili ≥ 150 - < 350 komórek/µl przewlekłe leczenie OCS 

otrzymuje 35,5% (Heaney 2021). 
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13.3 Oszacowanie maksymalnego potencjału rynkowego dla teze-

pelumabu  

Zgodnie ze wskazaniem rejestracyjnym populację docelową dla tezepelumabu stanowią chorzy na 

astmę ciężką, niedostatecznie kontrolowaną pomimo stosowania dużych dawek wziewnych kortykoste-

roidów w skojarzeniu z innym produktem leczniczym stosowanym w leczeniu podtrzymującym. – jest to 

populacja obejmująca zarówno populację z różnymi fenotypami choroby leczonych obecnie w ramach 

programu lekowego oraz pacjentów pozbawionych dostępu do takiego leczenia.  

Oszacowani liczebności populacji chorych na astmę ciężką niekontrolowaną w wieku powyżej 12 lat wy-

konano w oparciu o zidentyfikowane wskaźniki epidemiologiczne. Następnie spośród tej populacji cho-

rych wyróżniono podgrupę pacjentów spełniających kryteria kwalifikacji do aktualnie obowiązującego 

programu lekowego B.44. 

Oszacowanie rocznej liczebności populacji obejmującej wszystkich pacjentów, którzy kwalifikowaliby się 

do leczenia biologicznego w ramach obecnych kryteriów programu B.44 w podziale na następujące pod-

grupy pacjentów:  

• dorośli chorzy spełniający kryteria programu B.44  

o - leczenie ciężkiej astmy eozynofilowej/Th2 

o - leczenie ciężkiej astmy alergicznej 

• populacja młodzieży (12-17 lat) spełniającej kryteria programu B.44 - leczenie ciężkiej astmy 

alergicznej 

• populacja chorych spełniających jednocześnie kryteria programu B.44 - Leczenie ciężkiej astmy 

eozynofilowej oraz leczenie ciężkiej astmy alergicznej IgE zależnej (nakładanie się postaci eozy-

nofilowej i alergicznej) 

Oszacowanie wykonano w oparciu o prognozy liczebności populacji docelowych opracowane na po-

trzeby wniosków refundacyjnych oraz analiz weryfikacyjnych dla leków: 

• Nucala (mepolizumab ) w leczeniu ciężkiej, opornej na leczenie astmy eozynofilowej (BIA Nucala 

2016) 

• Fasenra (benralizumab) w leczeniu ciężkiej astmy eozynofilowej (BIA Fasenra 2021) 

• Dupixent (dupilumab) w leczeniu ciężkiej astmy z zapaleniem typu 2 (AWA OT.4231.29.2021) 
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