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Streszczenie

CEL

Celem analizy wptywu na system ochrony zdrowia jest okreslenie wptywu na system
opieki zdrowotnej w Polsce podjecia decyzji o objeciu refundacjg produktu
leczniczego Signifor® (pasyreotyd), ktéry bedzie wydawany $wiadczeniobiorcy
bezptatnie w ramach Programu lekowego leczenia dorosfych z chorobg Cushinga,
u ktérych leczenie chirurgiczne nie jest mozliwe lub zakornczyfo sie niepowodzeniem

(dalej nazywany Programem lekowym).

Dokument sktada sie z analizy wptywu na budzet, analizy wptywu na organizacje
udzielania swiadczen zdrowotnych oraz zestawienia aspektow etycznych i

spotecznych.

METODYKA

Analize wptywu na budzet przeprowadzono z perspektywy podmiotu zobowigzanego
do finansowania swiadczen ze srodkdéw publicznych (nazywanej dalej perspektywg
ptatnika publicznego) - zgodnie z art. 14 Ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 roku
o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze Srodkéw publicznych jest nim
ptatnik publiczny, czyli Narodowy Fundusz Zdrowia, NFZ lub wiasciwi ministrowie; z
perspektywy swiadczeniobiorcy (nazywanej dalej perspektywg pacjenta) oraz z
perspektywy poszerzonej (obejmujgcej perspektywe ptatnika publicznego oraz
perspektywe pacjenta). Przyjeto 2-letni horyzont czasowy, obejmujgcy okres od
poczatku listopada 2013 do konca pazdziernika 2015. Populacje docelowg dla
pasyreotydu stanowig dorosli chorzy na chorobe Cushinga, u ktérych leczenie

chirurgiczne nie jest mozliwe lub zakonczyto sie niepowodzeniem. |G

W analizie wptywu na budzet rozwazano dwa scenariusze: ,istniejgcy” oraz
scenariusz ,nowy”. Scenariusz ,istniejgcy” obrazuje sytuacje obecng, w ktorej

Signifor® w omawianym wskazaniu nie jest refundowany wramach Programu
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B ' scenariuszu ,nowym” analizowano sytuacje, w ktérej pasyreotyd
w omawianym wskazaniu finansowany bedzie z budzetu ptatnika publicznego w

ramach Programu lekowego.
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PODSUMOWANIE | WNIOSKI

Decyzja o objeciu refundacjg preparatu Signifor® nie spowoduje powaznych
konsekwenciji w organizacji udzielania $wiadczen zdrowotnych, [ GGG

Realizacja scenariusza ,nowego” w odniesieniu do scenariusza ,istniejgcego”
spowoduje wzrost wydatkow zwigzanych z terapig chorych w populacji docelowej,
w perspektywie ptatnika publicznego i poszerzonej, ale zmniejszenie kosztéw w
perspektywy pacjenta. Jednoczesnie, zakwalifikowanie pasyreotydu do Programu
lekowego zapewni pacjentom lepszg kontrole choroby oraz wptynie na wydtuzenie
czasu catkowitego przezycia (Analiza ekonomiczna), a takze pozwoli unikngc
niepozadanych interwencji chirurgicznych. Signifor® stosowany bedzie w grupie

chorych, u ktorych spodziewane sg najwieksze korzysci kliniczne.

Nalezy réwniez zauwazyc, ze dodatkowe koszty wynikajgce z niniejszej analizy mogag
zostaC pokryte z nawigzkg w przypadku realizacji rozwigzan zaproponowanych w

analizie racjonalizacyjnej [17].

Wyniki Analizy ekonomicznej [16] pokazuja, ze terapia z zastosowaniem produktu

leczniczego Signifor® moze przyniesé¢ wieksze korzysci zdrowotne niz komparatory.
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1.Cel analizy wptywu na system ochrony zdrowia

Celem analizy wptywu na system ochrony zdrowia jest ocena wptywu na system
opieki zdrowotnej w Polsce decyzji refundacyjnej dla produktu leczniczego Signifor®
(pasyreotyd) w leczeniu choroby Cushinga u dorostych, u ktérych leczenie

chirurgiczne nie jest mozliwe lub zakonczyto sie niepowodzeniem.

Obecnie pasyreotyd nie jest refundowany w omawianym wskazaniu. Wnioskowanym
sposobem refundaciji jest objecie leku Signifor® kategorig dostepnosci refundacyjnej
lek stosowany w ramach Programu lekowego leczenia dorostych z chorobg
Cushinga, u ktorych leczenie chirurgiczne nie jest mozliwe lub zakorczyfo sie

niepowodzeniem (dalej nazywany Programem lekowym).

Dokument sktada sie z analizy wptywu na budzet, analizy wptywu na organizacje

udzielania $wiadczen oraz zestawienia aspektow etycznych i spotecznych.

2.Analiza wptywu na budzet

2.1.Horyzont czasowy
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2.2.Scenariusze poréwnywane

W analizie wptywu na budzet rozwazano dwa scenariusze: ,istniejgcy” oraz
scenariusz ,nowy”. Scenariusz ,istniejgcy” obrazuje sytuacje obecng, w ktorej
Signifor® w omawianym wskazaniu nie jest refundowany wramach Programu
lekowego leczenia dorostych z chorobg Cushinga, u ktérych leczenie chirurgiczne nie

jest mozliwe lub zakornczyfo sie niepowodzeniem (program taki obecnie nie istnieje).

W scenariuszu ,nowym” przyjeto sytuacjg, w ktérej Signifor® w leczeniu choroby
Cushinga u dorostych chorych, u ktérych leczenie chirurgiczne nie jest mozliwe lub

zakonczyto sie niepowodzeniem - finansowany bedzie z budzetu ptatnika

publicznego w ramach Programu lekowego.
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2.3.Populacja

2.3.1.Dorosli chorzy z chorobg Cushinga, u ktorych leczenie nie

jest mozliwe lub zakonczyto sie niepowodzeniem

Zgodnie z Wytycznymi AOTM populacje docelowg dla pasyreotydu stanowig chorzy,
u ktoérych oceniana technologia moze by¢ zastosowana [1]. W oparciu
0 Charakterystyke Produktu Leczniczego Signifor® [4] stwierdza sie, ze pasyreotyd
wskazany jest w leczeniu choroby Cushinga u os6b dorostych, u ktorych leczenie
chirurgiczne nie jest mozliwe lub u ktérych leczenie chirurgiczne zakohczyto sie
niepowodzeniem. Zgodnie z Rozporzgdzeniem Ministra Zdrowia z dnia 2 kwietnia
2012r. w sprawie minimalnych wymagan, jakie muszg spetniac analizy
uwzglednione we wnioskach o objecie refundacjg i ustalenie urzedowej ceny zbytu
oraz o podwyzszenie urzedowej ceny zbytu leku, srodka spozywczego specjalnego
przeznaczenia zywieniowego, wyrobu medycznego, ktére nie majg odpowiednika
refundowanego w danym wskazaniu (art. 6.1. pkt 1.) [15] (dalej zwanym
Rozporzgdzeniem Ministra Zdrowia z dnia 2 kwietnia 2012 r.) w analizie nalezy

przedstawi¢ oszacowanie rocznej liczebnosci populacji obejmujgcej wszystkich
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pacjentow, u ktorych wnioskowana technologia moze by¢ stosowana, jak rowniez
populacji docelowej, wskazanej we wniosku. W przypadku preparatu Signifor®
docelowa populacja wskazana we wniosku oraz populacja, u ktérej wnioskowana
technologia moze by¢ stosowana (zgodnie ze wskazaniem produktu leczniczego
Signifor® przedstawionym w Charakterystyce produktu leczniczego [4]) — pokrywaja
sie i mogg byc¢ traktowane jako tozsame. Ponadto, konieczne jest podkreslenie, ze

obecnie Signifor® nie jest stosowany w Polsce.

Choroba Cushinga to zespot objawow chorobowych zwigzanych z nadmiernym
wydzielaniem hormonu adrenokortykotropowego (ACTH) przez gruczolaka przysadki

mozgowej, a co za tym idzie — z podwyzszonym poziomem kortyzolu we krwi.
W przebiegu choroby Cushinga obserwowane sg nastepujgce objawy [24, 23]:

e otylosc typu centralnego z ottuszczeniem twarzy, karku, tutowia;

zmiany skérne: czerwone rozstepy, sktonnosé do wylewdéw podskornych,

trgdzik, hirsutyzm,;

e zaniki miesni, ostabienie sity miesniowej

e nadcisnienie tetnicze;

e osteoporoza (ztamania patologiczne);

e zaburzenia metaboliczne: nietolerancja glukozy, cukrzyca, hiperlipidemia,
zwiekszona krzepliwosc (zespét zakrzepowo-zatorowy), hiperkalciuria (kamica
moczowa);

e sktonnosc¢ do zakazen (zwlaszcza grzybiczych);

e wtérne zaburzenia hormonalne: zahamowanie wzrastania, uposledzenie
czynnosci gonad (zaburzenia miesigczkowania i potencji), uposledzenie
czynnosci tarczycy;

e zaburzenia psychiczne: bezsennos¢, zaburzenia emocjonalne - depresja

(samobdjstwa), psychozy, zaburzenia snu.

Zapadalnos¢ na chorobe Cushinga wynosi 0,1-1/100 tys. w ciggu roku. Inne zrodta
podajg, ze wartos¢ ta w Europe ksztattuje sie na poziomie 0,7-2,4/min rocznie [11]

lub 2-3/min [23]. Czesto$¢ wystepowania w populaciji europejskiej szacowana jest na

12
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30/miIn [23]. Chorujg gtéwnie doroste kobiety [8, 24,23], pomiedzy 25. a 40. rokiem
zycia [11].

Gtbwng metodg leczenia w Polsce, okreSlong na podstawie wytycznych

migdzynarodowych oraz w oparciu o [N -t

operacyjne usuniecie gruczolaka przysadki. W przypadku niepowodzenia takiego

zabiegu lub niemoznosci jego wykonania zalecane sa:

Jednak 24 kwietnia 2012 roku na terenie Rzeczpospolitej Polskiej zostat
dopuszczony do obrotu nowy produkt leczniczy - Signifor® (substancja czynna —
pasyreotyd), ktéry réwniez mozna stosowac¢ w leczeniu choroby Cushinga u oséb
dorostych, u ktérych leczenie chirurgiczne nie jest mozliwe lub u ktérych leczenie

chirurgiczne zakonczyto sie niepowodzeniem.

Podjeto sie zatem préby zbadania, na ile Signifor® moze zastgpi¢ stosowane
dotychczas metody leczenia w podanym wskazaniu. W tym celu oszacowano liczbe
chorych kwalifikujgcych sie do terapii pasyreotydem w najblizszych latach.
Postuzono sie danymi zaczerpnietymi z [ G
|
.|
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Powyzsze oszacowania dotyczg catej populacji chorych, u ktorych analizowana
technologia moze by¢ stosowana. W rzeczywistosci jednak, jedynie czes¢ chorych
bedzie otrzymywata terapie pasyreotydem. Choroba Cushinga jest skomplikowanym
problemem i wymaga indywidualnego podejscia do pacjenta oraz przebiegu jego
choroby. W zwigzku z tym, optymalna terapia dla jednego pacjenta moze by¢ mniegj

skuteczna dla innego. W celu okreslenia jaka czes¢ dorostych chorych, u ktorych

leczenie chirurgiczne nie jest mozliwe lub zakohczyto sie niepowodzeniem bedzie

stosowato Signifor® w przypadku objecia go refundacjs G

*
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2.3.2.Inne aspekty dotyczace populacji chorych poddanych

leczeniu
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2.3.3.Wielko$é populacji, w ktérej bedzie stosowany Signifor®

W scenariuszu ,istniejgcym” oraz ,,nowym”

18
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Po uwzglednieniu tych zatozen oszacowano liczbe chorych, u ktérych Signifor®
bedzie stosowany w pierwszym i drugim roku rozpatrywanego horyzontu czasowego,
z podziatem na chorych rozpoczynajgcych leczenie pasyreotydem i kontynuujgcych

to leczenie. Wyniki przedstawiono w ponizszej tabeli.

| |I|||
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2.4.Perspektywa
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I -:lize wykonano z perspektywy platnika publicznego, z
perspektywy pacjenta oraz z perspektywy poszerzonej. Taki sposéb przedstawienia

wynikéw spetnia wymagania naktadane przez Ustawe o refundacji (art. 25, pkt. 14 lit.
c, tir. 3.) [18], ktora zobowigzuje do przedstawienia analizy wplywu na budzet

podmiotu zobowigzanego do finansowania swiadczen ze srodkéw publicznych.
2.5.Parametry uwzgledniane
Do czynnikow majgcych wptyw na wyniki analizy finansowej naleza:

e wielkos¢ populacji docelowej chorych;
e wielko$é populacji, w ktorej bedzie stosowany Signifor® w scenariuszu

.istniejgcym” oraz ,nowym”;

Kwestie populacji oméwiono w rozdziale 2.3, natomiast koszty zwigzane z leczeniem
chorych w populacji docelowej zostaty przyjete na podstawie obliczen w modelu

wykonanym w Analizie ekonomicznej.
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2.6.Analiza kosztow

W analizie uwzgledniono koszty odpowiadajgce zuzyciu zasobow w praktyce
klinicznej w Polsce. Wszystkie rdéznice w kosztach ujawniajg sie w przyjetym
dla analizy horyzoncie czasowym i sg ponoszone przez ptatnika publicznego i

pacjenta.

W niniejszej analizie brano pod uwage nastepujgce koszty medyczne bezposrednie,

roznigce oceniane technologie medyczne:

Wymienione koszty stanowig catkowite koszty zwigzane ze stosowaniem
ocenianych technologii medycznych. Uznano, ze koszty posrednie oraz wszelkie
ograniczenia w zyciu codziennym i zawodowym zwigzane sg wytgcznie z chorobg i

nalezg do kategorii kosztow wspadlnych, dlatego nie uwzgledniono ich w analizie.

21
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pasyreotyd pod
nazwa handlowa Signifor®, dostepny bedzie w trzech opakowaniach:

e 30 amputek po 300 ug;
e 30 amputek po 600 ug;
e 30 amputek po 900 ug.
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Catkowity koszt leku stosowanego w ramach Programu lekowego ponosi pfatnik

publiczny, wiec koszty z tej kategorii w perspektywie ptatnika publicznego

poszerzonej, sg sobie rowne.
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2.7.Wydatki budzetowe

Na podstawie wielkosci populacji docelowej dorostych chorych na chorobe Cushinga,
u ktorych leczenie chirurgiczne nie jest mozliwe lub zakonczyto sie niepowodzeniem,
a takze kosztow leczenia chorego, wyznaczono koszty terapii ponoszone przez

ptatnika publicznego i pacjentéw, wspétfinansujgcych to leczenie w Polsce.

W kolejnych rozdziatach przedstawiono catkowite aktualne (tj. prognozowane na
2013) wydatki na leczenie chorych w rozpatrywanym wskazaniu, wydatki jakie
zostang poniesione w scenariuszach istniejagcym” i ,nowym” w okresie wtasciwym
dla rozpatrywanego horyzontu czasowego oraz wynik analizy wptywu na budzet —
przedstawiajgcy inkrementalne koszty stanowigce roznice miedzy scenariuszami

~,howym?” i ,istniejgcym.

2.7.1.Catkowite aktualne koszty terapii chorych w rozpatrywanym

wskazaniu

I
(0]



Signifor® (pasyreotyd) w leczeniu choroby Cushinga u dorostych
,;"-‘»j mahta chorych, u ktorych leczenie chirurgiczne nie jest mozliwe lub

- zakonczyto sie niepowodzeniem — analiza wptywu na system ochrony
zdrowia
I I I I
I I I I
I I I I
I I I I
.

2.7.2.Scenariusz ,istniejacy”
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2.7.3.Scenariusz ,nowy”

Wyznaczono rowniez wielko$ci wydatkow, ktore bedg ponoszone na leczenie
rozpatrywanej populacji w przypadku objecia finansowaniem produktu leczniczego
Signifor® w ramach Programu lekowego leczenia choroby Cushinga u dorostych

chorych, u ktorych leczenie chirurgiczne nie jest mozliwe [ub skornczyto sie

niepowodzeniem.
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2.7.4.Wyniki analizy wptywu na budzet

i

Na podstawie wielkosci catkowitych kosztéw w scenariuszach ,istniejgcym” i ,nowym’
oraz wielkoéci populacji docelowej, wyznaczono wielko$¢ kosztu inkrementalnego,

zwigzanego z podjeciem decyzji dotyczacej refundaciji produktu Signifor® w leczeniu

52



Signifor® (pasyreotyd) w leczeniu choroby Cushinga u dorostych
-:?-‘f?jmahta chory’ch, u _ktérych Ieczen_ie chirurg_iczne nie jest mozliwe lub
<5 zakonczyto sie niepowodzeniem — analiza wptywu na system ochrony
zdrowia

choroby Cushinga u dorostych chorych, u ktérych leczenie chirurgiczne nie jest

mozliwe lub zakonczyto sie niepowodzeniem.
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3.Wplyw na organizacje udzielania swiadczen

zdrowotnych

Whioskowanym sposobem finansowania leku Signifor® jest finansowanie w ramach
programu lekowego. Chorzy leczeni pasyreotydem w ramach tego programu bedag
poddawani monitorowaniu efektow leczenia. W sytuacji obecnej kontrola przebiegu
choroby réowniez sie odbywa, jednak nie podlega ona tak surowym restrykcjom, jakie
sg przewidziane w programie. Podkresli¢ jednak nalezy, ze Sciste kryteria wigczenia
oraz przebywania w programie pozwolg na efektywne leczenie tych chorych, ktérzy

ze wzgledu na przebieg choroby najbardziej potrzebujg tego leczenia.

Pasyreotyd (Signifor®) jest podawany podskérnie w zastrzykach wykonywanych
przez pacjenta. Lekarz lub personel medyczny powinien przeszkoli¢ pacjenta
w zakresie samodzielnego podskérnego wstrzykiwania produktu Signifor®. W celu
zapoznania sie z zasadami podawania pacjentom tego preparatu, wystarczajgce sg
materiaty dostarczane przez firme produkujgcg lek. Nie wystgpi wiec koniecznos$é
prowadzenia dodatkowych szkolen, czy tworzenia nowych wytycznych okreslajgcych

sposob podawania leku.

Konieczne bedzie utworzenie odrebnej grupy limitowej dla pasyreotydu, co

szczegotowo wyjasniono w kolejnym rozdziale.
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4.Uzasadnienie utworzenia odrebnej grupy limitowej
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Decyzja o objeciu refundacjg produktu Signifor® w ramach Programu lekowego

kwalifikujgcych sie do programu, a zatem oséb dorostych z chorobg Cushinga, u
ktorych leczenie chirurgiczne nie jest mozliwe lub u ktérych leczenie chirurgiczne
zakonczylo sie niepowodzeniem. Przyjecie takiego =zatozenia zapewnia, ze
technologia bedzie stosowana w populacji, u ktorej spodziewane sg najwieksze
korzysci kliniczne. Warunek ten nie powoduje jednak faworyzowania okreslonych

grup pacjentow i ograniczenia rownego dostepu dla oséb z podanym wskazaniem.

Z racji tego, ze populacja chorych w odniesieniu do populacji ogétem jest niewielka,

korzysci kliniczne ze stosowanie pasyreotydu wystgpig dla waskiej grupy osob. Bedag

58



_ Signifor® (pasyreotyd) w leczeniu choroby Cushinga u dorostych
,'%?jmahta chorych, u ktérych leczenie chirurgiczne nie jest mozliwe lub
<5 zakonczyto sie niepowodzeniem — analiza wptywu na system ochrony

zdrowia

one jednak miaty duze znaczenie, co mozna wnioskowac¢ na podstawie porownania

tej technologii z komparatorami.

Pozytywna decyzja dotyczgca finansowania pasyreotydu w ramach Programu
lekowego, nie stoi w sprzecznosci z aktualnie obowigzujgcymi regulacjami prawnymi
i nie naktada na chorego dodatkowych wymogdéw zwigzanych z rozpoczeciem

leczenia.

6.Podsumowanie i wnioski koncowe

W niniejszej pracy dgzono do dokonania oceny wptywu na system opieki zdrowotnej
w Polsce, pozytywnej decyzji dotyczacej finansowania produktu Signifor®

(pasyreotyd) w ramach Programu lekowego. W tym celu w analizie przyjeto dwa

mozliwe scenariusze: scenariusz ,istniejacy”, [ NG

oraz scenariusz ,nowy”,
bedgcy sytuacjg, w ktorej leczenie chorych w populacji docelowej moze odbywac sie
rébwniez z zastosowaniem pasyreotydu. Dla kazdego scenariusza przyjeto trzy

mozliwe warianty: minimalny, prawdopodobny oraz maksymalny.

Decyzja dotyczaca refundacji leku Signifor® w ramach Programu lekowego powoduje
wzrost wydatkdw w perspektywie ptatnika publicznego (oraz w perspektywie
poszerzonej) w stosunku do sytuacji obecnej. Jedynie pacjenci zaobserwujg

zmniejszenie kosztow terapii.
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Nalezy rowniez zauwazy¢, ze dodatkowe koszty, ktore powstang w perspektywie
ptatnika publicznego mogag zosta¢ pokryte z nawigzkg w przypadku realizacji

rozwigzan zaproponowanych w analizie racjonalizacyjnej [17].

Ponadto, nalezy zauwazy¢, ze zakwalifikowanie pasyreotydu do Programu lekowego
zapewni chorym lepszg kontrole choroby, oraz wptynie na wydtuzenie czasu
catkowitego przezycia. Signifor® stosowany bedzie w grupie chorych, u ktérych

spodziewane s3g najwieksze korzysci kliniczne.

W analizie rozwazono sytuacje, w ktérej stosowanie produktu Signifor® odbywaé sie
bedzie w ramach nowo utworzonego Programu lekowego, co bedzie zwigzane ze
zmiang organizacji udzielania swiadczehn zdrowotnych. Nie bedzie to jednak
wymagato ponoszenia dodatkowych naktadéw zwigzanych z funkcjonowaniem

systemu opieki zdrowotnej.
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