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INDEKS AKRONIMÓW I SKRÓTÓW WYKORZYSTYWANYCH W OPRACOWANIU 

Akronim / skrót Interpretacja (pełna nazwa) 

AOTM Agencja Oceny Technologii Medycznych 

CEA 
ang. Cost-Effectiveness Analysis; 
Analiza kosztów-efektywności 

CEAR 
ang. Cost-Effectiveness Analysis Registry; 
Rejestr analiz kosztów-efektywności 

CER 
ang. Cost-Effectiveness Ratio; 
Bezwzględny współczynnik kosztów-efektywności 

CI 
ang. Confidence Interval; 
Przedział ufności 

CUA 
ang. Cost-Utility Analysis; 
Analiza kosztów-użyteczności 

CUR 
ang. Cost-Utility Ratio; 
Bezwzględny współczynnik kosztów-użyteczności 

EBM 
ang. Evidence-Based Medicine; 
Medycyna oparta na dowodach naukowych 

EXIST-1 

ang. Examining everolimus In a Study of TSC - 1; 
Akronim randomizowanego badania klinicznego fazy III oceniającego efekty 
stosowania ewerolimusu wśród pacjentów ze stwardnieniem guzowatym 
(Identyfikator ClinicalTrials.gov: NCT00789828) [65] 

LCI 
ang. lower confidence interval; 
Dolna granica przedziału ufności 

LY 
ang. Life Years; 
Lata życia 

NFZ Narodowy Fundusz Zdrowia 

PICO 
ang. Population, Intervention, Comparison, Outcome; 
Populacja, interwencja, porównanie, wynik 

PKB Produkt Krajowy Brutto 

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

płatnik za świadczenia medyczne płatnika publiczny i świadczeniobiorca (perspektywa wspólna, rozszerzona) 

QALY 
ang. Quality-Adjusted Life Years; 
Lata życia skorygowane o jakość, lata życia w pełnym zdrowiu 

QOLCE 
ang. The Quality-of-Life in Childhood Epilepsy; 
Kwestionariusz oceny jakości życia dotyczącej dzieci z padaczką 

RDI 
ang. Relative dose intensity; 
Względna intensywność dawki zastosowanych substancji czynnych 

SEGA 
ang. Subependymal Giant Cell Astrocytoma; 
Gwiaździak podwyściółkowy olbrzymiokomórkowy 

TSC 
ang. Tuberous Sclerosis Complex; 
Stwardnienie Guzowate 

UCI 
ang. upper confidence interval; 
Górna granica przedziału ufności 

WHO 
ang. World Health Organization; 
Światowa Organizacja Zdrowia 
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Kluczowe informacje z analizy 

 

 

KLUCZOWE INFORMACJE Z ANALIZY 

 

I. Oceniono zasadność ekonomiczną realizacji programu lekowego „Leczenie ewerolimusem chorych na stwardnienie 

guzowate z niekwalifikującymi się do leczenia operacyjnego guzami podwyściółkowymi olbrzymiokomórkowymi (SEGA) 

wymagającymi leczenia” w warunkach polskich. 
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STRESZCZENIE 

 

CEL ANALIZY 
 

Celem analizy była ocena zasadności ekonomicznej z perspektywy płatnika publicznego (Narodowego Funduszu Zdrowia; NFZ) i 

z perspektywy płatnika za świadczenia medyczne (NFZ i świadczeniobiorcy) finansowania ze środków publicznych produktu 

leczniczego Votubia® (ewerolimus) w leczeniu pacjentów z gwiaździakiem podwyściółkowym olbrzymiokomórkowym (ang. 

SEGA) w przebiegu stwardnienia guzowatego (ang. TSC), którzy wymagają leczenia, ale nie kwalifikują się do leczenia 

operacyjnego. 

 

 

 

 

 

 

METODY PRZEPROWADZENIA ANALIZY 
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Streszczenie 
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Streszczenie 
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1. CEL ANALIZY EKONOMICZNEJ 

 

Celem analizy jest ocena zasadności ekonomicznej z perspektywy płatnika publicznego (Narodowego 

Funduszu Zdrowia; NFZ) i z perspektywy płatnika za świadczenia medyczne (NFZ i świadczeniobiorcy) 

finansowania ze środków publicznych produktu leczniczego Votubia® (ewerolimus)w leczeniu 

pacjentów z gwiaździakiem podwyściółkowym olbrzymiokomórkowym (ang. SEGA) w przebiegu 

stwardnienia guzowatego (ang. TSC), którzy wymagają leczenia, ale nie kwalifikują się do leczenia 

operacyjnego. 

 

         

 

 

 

 

 

2. PROBLEM DECYZYJNY 

 

Zgodnie z wymogami Agencji Oceny Technologii Medycznych sprecyzowano kontekst niniejszego 

etapu oceny technologii medycznych. Schemat PICO (ang. population, intervention, comparison, 

outcome; populacja, interwencja, porównanie, wynik) [1]niniejszej analizy przedstawia się 

następująco: 

• populację stanowią pacjenciz gwiaździakiem podwyściółkowym olbrzymiokomórkowym (ang. 

SEGA) w przebiegu stwardnienia guzowatego (ang. TSC), którzy wymagają leczenia, ale nie 

kwalifikują się do leczenia operacyjnego, spełniający kryteria włączenia do proponowanego przez 

Wnioskodawcę programu lekowego (P), 

• wnioskowaną technologią jest stosowanie produktu leczniczego Votubia® (ewerolimus) wśród 

pacjentów z analizowanej populacji (I), 

• do opcjonalnych technologii zakwalifikowanoplacebo[41], które zostało pominięte w niniejszej 

analizieze względu na: status sierocy leku będącego składową wnioskowanej technologii, aspekty 

etyczne uniemożliwiające ocenę wpływu zastosowania wnioskowanej technologii na przeżycie 

całkowite w ramach badań klinicznych, a także brak wszechstronnych badań zapewniających 

korelację punktów końcowych badań klinicznych z istotnymi efektami zdrowotnymi wśród 

pacjentów z analizowanej populacji i wynikający z nich brak możliwości wiarygodnego przełożenia 

efektywności eksperymentalnej na wyniki końcowe użyteczności (np. zyskane lata życia, zyskane 
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2. Problem decyzyjny 

2.1. Sposób finansowania 
 

 

QALY), a także koszty związane ze stosowaniem placebo w analizowanym wskazaniu 

– zrezygnowano z podejścia utylitarnego na rzecz podejścia egalitarnego(C), 

  

 

 

 

 

 

 

  

 

 

 

   

 

 

 

Wyniki niniejszego opracowania pozwolą ocenić zasadność ekonomiczną z wybranej perspektywy 

ekonomicznej dla podjęcia decyzji owpisaniu wnioskowanej technologii do Katalogu leków 

refundowanych stosowanych w programach lekowych, umożliwiającemu stosowanie ocenianego 

produktu w ramach programu lekowego „Leczenie ewerolimusem chorych na stwardnienie guzowate z 

niekwalifikującymi się do leczenia operacyjnego guzami podwyściółkowymi olbrzymiokomórkowymi 

(SEGA) wymagającymi leczenia”. 

 

2.1. SPOSÓB FINANSOWANIA 

 

Obecnie produkt leczniczy Votubia® finansowany jest ze środków publicznych w ramach 

Terapeutycznego Programu Zdrowotnego (TPZ) chemioterapia niestandardowa, gdzie istnieje 

możliwość jego zastosowania wśród pacjentów z analizowanej populacji.  

Zgodnie z art. 6 ust. 8. Ustawy z dnia 12 maja 2011 r.[33] produkt Votubia® jest wydawany 

pacjentowi bezpłatnie, jako lek stosowane w ramach TPZ. 
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2.2. Oceniana technologia 

 

 

2.2. OCENIANA TECHNOLOGIA 

 

Wnioskowaną technologię stanowi stosowanie produktu leczniczego Votubia® (ewerolimus) wśród 

pacjentów z analizowanej populacji, w warunkach szpitalnych, w ramach proponowanego programu 

lekowego „Leczenie ewerolimusem chorych na stwardnienie guzowate z niekwalifikującymi się do 

leczenia operacyjnego guzami podwyściółkowymi olbrzymiokomórkowymi (SEGA) wymagającymi 

leczenia”. 

 

Szczegółowe informacje na temat wnioskowanej technologii zamieszczono w Analizie problemu 

decyzyjnego [41]. 
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2.3. OPCJONALNE TECHNOLOGIE 

 

Na podstawie analizy danych z wytycznych praktyki klinicznej (przede wszystkim polskich, ale również 

zagranicznych), a także opinii ekspertów klinicznychustalono, że jedyną rekomendowaną metodą 

leczenia systemowego pacjentów z gwiaździakiem podwyściółkowym olbrzymiokomórkowym (ang. 

SEGA) w przebiegu stwardnienia guzowatego (ang. TSC), którzy wymagają leczenia, ale nie 

kwalifikują się do leczenia operacyjnego jest zastosowanie wnioskowanej technologii[41].  

 

Ze względu na brak wskazania w wytycznych praktyki klinicznej (polskich i zagranicznych) innych opcji 

leczenia, które mogą być stosowane w analizowanej populacji chorych, a także ze względu na 

aktualne wykorzystanie wnioskowanej technologii u większości pacjentówz analizowanej populacji w 

ramach TPZ chemioterapii niestandardowej lub badań klinicznychnależy stwierdzić, że odpowiednim 

komparatorem dla wnioskowanej technologiijest placebo (szczegóły dotyczące wyboru komparatorów 

przedstawiono w przeprowadzonej przez Centrum HTA Sp. z o.o. Sp. komandytowa Analizie problemu 

decyzyjnego[41]). 
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2.3. Opcjonalne technologie 

 

 

 

 

 

 

  

 

 

 

 

 

  

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

         

 

   

 

 

 

 

* zgodnie z predefiniowanymi kryteriami oceny statystycznej drugorzędowych punktów końcowych badania klinicznego EXIST-1 
statystyczna ocena wyników dotyczących progresji nowotworu, stopnia nasilenia zmian skórnych związanych ze stwardnieniem 
guzowatym czy wielkości naczyniakomięśniakotłuszczaka możliwa jest wyłącznie w przypadku wykazania istotnych różnic w 
odniesieniu do częstotliwości napadów padaczkowych [65]. Klasyczna statystyka nie pozwala tym samym na ocenę istotności 
statystycznej różnic pomiędzy grupami pacjentów w zakresie wskazanych powyżej punktów końcowych – można jednakże 
interpretować klinicznie wskazane różnice. 
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2.3. Opcjonalne technologie 

2.4. Charakterystyka populacji docelowej 
 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

2.4. CHARAKTERYSTYKA POPULACJI DOCELOWEJ 

 

Charakter analizowanej populacji został określony w oparciu o zarejestrowane wskazania do 

stosowania produktu leczniczego Votubia®[45] i zakres wnioskowanego wskazania, który w pełni 

pokrywa się z zarejestrowanym wskazaniem oraz zcharakterystyką większości pacjentów włączonych 

do badań klinicznych stanowiących dowód na skuteczność wnioskowanej technologii[42]. 

 

 

  

 

 

 

  

 

 

 

Kryteria włączenia i kryteria wykluczenia pacjentów z proponowanego programu lekowego zostały 

przedstawione w tabeli poniżej. 

 

Tabela 1. Zakres proponowanego programu lekowego. 

Kryteria włączenia Kryteria wykluczenia 
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Kryteria włączenia Kryteria wykluczenia 
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2.4. Charakterystyka populacji docelowej 

2.5. Uwzględnione efekty zdrowotne i wybór źródeł danych klinicznych uwzględnionych w analizie ekonomicznej  
 

 

  

   

 

 

 

 

 

2.5. UWZGLĘDNIONE EFEKTY ZDROWOTNE I WYBÓR ŹRÓDEŁ DANYCH KLINICZNYCH 

UWZGLĘDNIONYCH W ANALIZIE EKONOMICZNEJ 

 

Na podstawie wyników przeprowadzonego przez Centrum HTA Sp. z o.o. Sp. komandytowa przeglądu 

systematycznego badań klinicznych[42] ustalono, że stosowanie wnioskowanej technologiijestbardziej 

skuteczne od placebo. 

Na tej podstawie w ramach niniejszej analizy ekonomicznej podjęto próbę uwzględnienia efektów 

zastosowania porównywanych interwencji. 

 

Wyniki randomizowanego badania klinicznego EXIST-1 wskazują, że zastosowanie ewerolimusu w 

porównaniu do placebo wiąże się z: 

• istotnie statystycznie (p<0,05) i/albo istotnie klinicznie większym prawdopodobieństwem 

wystąpienia: odpowiedzi na leczenie dotyczącej zmian objętości gwiaździaka podwyściółkowego 

olbrzymiokomórkowego w populacji ogólnejoraz w populacji pacjentów w przedziale wiekowym 3-

18 lat; zmniejszenia objętości gwiaździaka podwyściółkowego olbrzymiokomórkowego; 

zmniejszenia objętości gwiaździaka podwyściółkowego olbrzymiokomórkowego o ≥50%, ≥30% 

oraz powyżej 0% po 12., 24. i 48. tygodniach obserwacji; częściowej oraz ogólnej odpowiedzi na 

leczenie dotyczącej zmian skórnych związanych ze stwardnieniem guzowatym; ogólnej 

odpowiedzi na leczenie dotyczącej zmian w zakresie naczyniakomięśniakotłuszczaków związanych 

ze stwardnieniem guzowatym; kontynuacji leczenia (w momencie zakończenia okresu obserwacji 

wynoszącego 9,7 miesiąca), 

• istotną statystycznie i/albo istotną klinicznie (p<0,05) przewagą ewerolimusu nad placebo w 

zakresie:zmniejszenia objętości gwiaździaka podwyściółkowego olbrzymiokomórkowego w 12. i 

24. tygodniu od rozpoczęcia terapii oraz zmniejszenia objętości podwyściółkowych guzków 

okołokomorowych w odniesieniu do wartości początkowej w 12., 24. i 48. tygodniu od 

rozpoczęcia leczenia, 

• istotnie statystycznie i/albo istotnie klinicznie (p<0,05) mniejszym ryzykiem wystąpienia: 

stabilizacji choroby; choroby postępującej (w ocenie centralnego komitetu), progresji gwiaździaka 

podwyściółkowego olbrzymiokomórkowego; zwiększenia objętości gwiaździaka podwyściółkowego 
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olbrzymiokomórkowego o ≥0% oraz ≥10% po 12., 24. i 48. tygodniach i ≥25% po 12. i 24. 

tygodniach; stabilizacji w zakresie zmian skórnych związanych ze stwardnieniem guzowatym; 

stabilizacji oraz progresji w zakresie naczyniakomięśniakotłuszczaków związanych ze 

stwardnieniem guzowatym; rezygnacji z udziału w badaniu z powodu wystąpienia progresji 

choroby oraz w fazie podwójnie zamaskowanej, 

• porównywalnym prawdopodobieństwem wystąpienia: odpowiedzi na leczenie dotyczącej zmian 

objętości gwiaździaka podwyściółkowego olbrzymiokomórkowego w subpopulacji pacjentów z 

mutacją TSC1, stosujących leki przeciwpadaczkowe, w subpopulacji mężczyzn, chorych w wieku 

< 3 lat oraz ≥18 lat (należy podkreślić, iż w powyższych subpopulacjach liczebności 

poszczególnych grup były bardzo niskie – od kliku do kilkunastu pacjentów na grupę, co 

najprawdopodobniej wpłynęło na brak uzyskania istotności statystycznej pomiędzy grupami); 

wskaźnika kontroli choroby (dotyczącego zmian: objętości gwiaździaka podwyściółkowego 

olbrzymiokomórkowego, nasilenia zmian skórnych związanych ze stwardnieniem guzowatym oraz 

zmian w zakresie naczyniakomięśniakotłuszczaków związanych ze stwardnieniem guzowatym), 

• porównywalnym ryzykiem wystąpienia pogorszenia w zakresie gwiaździaka podwyściółkowego 

olbrzymiokomórkowego oraz porównywalnym odsetkiem pacjentów, u których nie było możliwe 

przeprowadzenie oceny w zakresie: odpowiedzi na leczenie dotyczącej zmian objętości 

gwiaździaka podwyściółkowego olbrzymiokomórkowego, odpowiedzi na leczenie dotyczącej zmian 

skórnych oraz naczyniakomięśniakotłuszczaków związanych ze stwardnieniem guzowatym,  

• brakiem istotnych statystycznie różnic pomiędzy analizowanymi grupami w odniesieniu do: 

zmiany objętości gwiaździaka podwyściółkowego olbrzymiokomórkowego w 48. tygodniu od 

rozpoczęcia badania, zmniejszenia objętości gwiaździaków podwyściółkowych mózgu w 

odniesieniu do wartości początkowej oraz zmiany częstości napadów padaczkowych po 24. 

tygodniach leczenia względem wartości początkowej (zarówno w populacji ogólnej, jak również w 

subpopulacji chorych, u których raportowano napady padaczkowe w momencie rozpoczęcia 

badania) [42]. 

 

W ramach przeglądu systematycznego badań klinicznych nie była możliwa wiarygodna ocena wpływu 

zastosowania wnioskowanej technologii na jakość życia oraz przeżycie całkowite pacjentów z 

analizowanej populacji [42]. Przedstawiono wyłącznie dane dotyczące wpływu wnioskowanej 

technologii na jakość życia ocenianą z wykorzystaniem kwestionariusza specyficznego dla padaczki 

wśród opiekunów dzieci z SEGA – dane pochodzące z badania rejestracyjnego bez grupy kontrolnej[42] 

(szczegóły w rozdziale 3.6.2.). 
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2.5. Uwzględnione efekty zdrowotne i wybór źródeł danych klinicznych uwzględnionych w analizie ekonomicznej 

 

 

Zgodnie z informacjami przedstawionymi w Analizie problemu decyzyjnego [41] oraz rozdziale 2.3. 

niniejszego opracowania punkty końcowe badania klinicznego EXIST-1 pozwalają na ocenę 

skuteczności klinicznej ocenianego leku sierocego, jednakże przy braku wszechstronnych badań 

zapewniających korelację punktów końcowych badań klinicznych z istotnymi efektami zdrowotnymi 

wśród pacjentów z analizowanej populacji nie istnieje możliwość wiarygodnego przełożenia mierzonej 

w badaniach klinicznych efektywności eksperymentalnej (tzn. wyników pośrednich, wyrażonych w skali 

specyficznej dla badanej choroby) na wyniki końcowe użyteczności (np. zyskane lata życia, zyskane 

QALY) czy zdarzenia związane z wynikami końcowymi użyteczności i/albo kosztami istotnymi z 

rozpatrywanych perspektyw ekonomicznych (np. konieczność przeprowadzenia zabiegu ratującego 

życie). 

 

  

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

   

 

          

         

 

 

   

 

 

†  przeszukano PubMed, EMBASE i bibliotekę Cochrane’a z uwzględnieniem następującego wyrażenia: ((Astrocytoma OR 
Astrocytomas) OR (Subependymal giant cell) OR (Subependymal giant cell astrocytoma) OR (Subependymal giant cell tumor) 
OR SEGA OR SGCT) AND ((Tuberous sclerosis complex) OR (Tuberous sclerosis) OR (Tuberous sclerosis complices) OR 
(Bourneville Syndrome OR Bourneville Disease) OR (Bourneville Phacomatosis OR Phakomatosis Bourneville) OR (Epiloia OR 
Epiloias)) 
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2.5. Uwzględnione efekty zdrowotne i wybór źródeł danych klinicznych uwzględnionych w analizie ekonomicznej 

 

 

Tabela 2. Wyniki zdrowotne przeprowadzenia zabiegu resekcji gwiaździaka olbrzymiokomórkowego wśród pacjentów z TSC. Synteza ilościowa wyników przeglądu 

medycznych baz danych. 

Badanie / 
parametr 

Liczba pacjentów, u których 
wystąpił zgon jako 

komplikacja zabiegu 

Liczba pacjentów, u których 
przeprowadzono częściową 

resekcję nowotworu 

Liczba pacjentów, u których 
konieczne było 

zastosowanie VPS* po 
zabiegu  

Liczba pacjentów, u których 
wystąpiły komplikacje  

Liczba pacjentów 
poddawanych radioterapii 

po zabiegu resekcji 
nowotworu 

Wyniki zdrowotne chirurgicznego zabiegu resekcji nowotworu 
 

 
 

    
  

 
 

 
   

 
 

 
 

 

 
 

 
 

     

 
 

 
   

 
 

 
 

 
    

 
 

 
 

 
 

 
     

 
      

 
    

 
 
 

 

 

 
     

  

 
      

 
     

  

 
 

23 



Ocena zasadności ekonomicznej z perspektywy płatnika publicznego i zperspektywy płatnikaza świadczenia medyczne stosowania produktu leczniczegoVotubia®(ewerolimus) w 

leczeniu pacjentów z gwiaździakiem podwyściółkowym olbrzymiokomórkowym (ang. SEGA) w przebiegu stwardnienia guzowatego (ang. TSC), którzy wymagają leczenia, ale nie 

kwalifikują się do leczenia operacyjnegow warunkach polskich  

 

Badanie / 
parametr 

Liczba pacjentów, u których 
wystąpił zgon jako 

komplikacja zabiegu 

Liczba pacjentów, u których 
przeprowadzono częściową 

resekcję nowotworu 

Liczba pacjentów, u których 
konieczne było 

zastosowanie VPS* po 
zabiegu  

Liczba pacjentów, u których 
wystąpiły komplikacje  

Liczba pacjentów 
poddawanych radioterapii 

po zabiegu resekcji 
nowotworu 

 
 

 
    

 
 

 
 

  
    

 
 

 
 

 
      

 
      

 
 

 

 
   

 

 
 
 

 

 

 
 

 
     

 
      

     

      
  

 
     

      

      

       

 

 

24 
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Badanie / 
parametr 

Liczba pacjentów, u których 
wystąpił zgon jako 

komplikacja zabiegu 

Liczba pacjentów, u których 
przeprowadzono częściową 

resekcję nowotworu 

Liczba pacjentów, u których 
konieczne było 

zastosowanie VPS* po 
zabiegu  

Liczba pacjentów, u których 
wystąpiły komplikacje  

Liczba pacjentów 
poddawanych radioterapii 

po zabiegu resekcji 
nowotworu 

   
 

  
 

  
 

 

  
 

 

  
 

 
  
 

 
 

 
 

 
 

 
 

 
 

 
  
      

  
 

  
 

  
 

  
 

  
  

  
 
 

 

 

Zestawienie wyników zdrowotnych planowanego zabiegu chirurgicznego SEGA (wyniki meta-analizy badań obserwacyjnych) z opinią ekspertów w zakresie 

oceny wyników zdrowotnych zabiegu chirurgicznego wśród pacjentów z analizowanej populacji przedstawiono w tabeli poniżej. 

 

Tabela 3. Wyniki zdrowotne zabiegu chirurgicznego SEGA. 

  
 

 
  

   

   

   

 

Przeprowadzona meta-analiza cechuje się szeregiem ograniczeń, w tym przede wszystkim uwzględnieniem badań obserwacyjnych o różnej metodologii, 

jednakże stanowi jedyne źródło informacji na temat zbiorczych wyników zdrowotnych przeprowadzenia zabiegu chirurgicznego SEGA. 
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Na uwagę zasługuje, że dostępne są informacje na temat niekorzystnych wyników zdrowotnych 

leczenia wodogłowia w dzieciństwie[111]. Dostępne są również doniesienia o niekorzystnych 

rokowaniach pacjentów, u których w wieku dziecięcym zdiagnozowano astrocytomę niskiego stopnia 

[112]. Obydwa źródła dotyczą jednakże znacznie szerszej populacji pacjentów niż uwzględniono w 

niniejszym opracowaniu.  

Mając na uwadze wyniki porównania przeżycia całkowitego osób z populacji generalnej oraz osób ze 

stwardnieniem guzowatym [116]można przypuszczać, że wyniki zdrowotne pacjentów z analizowanej 

populacji są istotnie gorsze od wskazanych w publikacjach referencyjnych [111], [112]. 
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3.1. Strategia analityczna 

3.2. Perspektywa ekonomiczna 
 

 

3. METODY PRZEPROWADZENIA ANALIZY EKONOMICZNEJ 

 

3.1. STRATEGIA ANALITYCZNA 

 

Strategia analityczna niniejszego opracowania uwzględnia wykonanie analizy ekonomicznej w oparciu 

o przeprowadzony de novo przegląd systematyczny medycznych baz danych w celu określenia 

efektywności analizowanej interwencji.  

 

Analizę ekonomiczną przeprowadzono z uwzględnieniem wyników przeglądu systematycznego 

medycznych baz danych przygotowanego przez Centrum HTA Sp. z o.o. Sp.komandytowa[42]. 

 

W ramach analizy efektywności klinicznej, po przeprowadzeniu przeglądu systematycznego 

medycznych baz danych, zakwalifikowano do analizy wybrane doniesienia naukowe, biorąc pod uwagę 

ich tematykę i wiarygodność, po czym zestawiono wyniki skuteczności klinicznej i bezpieczeństwa dla 

poszczególnych procedur medycznych.  

Ocena wiarygodności danych klinicznych została przeprowadzona zgodnie z zasadami Medycyny 

Opartej na Dowodach Naukowych (ang. Evidence-Based Medicine; EBM)[4]. 

 

W niniejszej analizie wykorzystano ogólnie akceptowalne metody biostatystyczne i 

epidemiologiczne[1]-[29], [36], [59], [76], [117], [118], [119], [121], [122]. 

 

Przeprowadzona analiza ekonomiczna zgodna jest z Wytycznymi AOTM dla przeprowadzenia ocen 

technologii lekowych [1] oraz spełnia minimalne wymagania Ministra Zdrowia przedstawione 

wRozporządzeniu[36]. 

 

3.2. PERSPEKTYWA EKONOMICZNA 

 

Zgodnie z rozporządzeniem Ministra Zdrowia z dnia 2 kwietnia 2012 roku [36] niniejszą analizę 

ekonomiczną przeprowadzono z perspektywy: 

• płatnika publicznego (podmiotu zobowiązanego do finansowania świadczeń ze środków 

publicznych) oraz 

• płatnika za świadczenia medyczne (perspektywy rozszerzonej/wspólnej; perspektywy płatnika 

publicznego oraz świadczeniobiorcy). 

 

W opracowaniu nie uwzględniono perspektywy społecznej, gdyż ewentualne kategorie kosztów 

pośrednich (absencja pracownicza opiekunów pacjentów czy samych pacjentów, przejście na rentę) 
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nie są mierzalne w warunkach polskich. Brakuje również dowodów dotyczących wpływu zastosowania 

wnioskowanej technologii na kategorie kosztu pośredniego (por. informacje przedstawione w rozdziale 

2.5. oraz informacje przedstawione w rozdziale 5. Analizy problemu decyzyjnego [41]). 

 

3.3. HORYZONT CZASOWY 

 

Zgodnie z proponowanym zakresem programu lekowego oceniana interwencja będziestosowana 

wśród pacjentów z analizowanej populacji do wystąpienia zdarzeń wykluczających z terapii 

ewerolimusem (m.in. zaplanowanie zabiegu chirurgicznego, ciąża, powikłania hematologiczne; por. 

informacje przedstawione w rozdziale 2.4.).  

 

Nie są dostępne informacje na temat oczekiwanej długości terapii z wykorzystaniem wnioskowanej 

technologii; dostępne informacje kliniczne dotyczą średniego okresu jej stosowania od 41 tygodni [65] 

do 34 miesięcy [75]. 

 

Mając na uwadzepotencjalny wpływ wnioskowanej technologii na długość życia pacjentów z 

analizowanej populacji (zgodnie z opiniami ekspertów klinicznych – por. informacje w rozdziale 2.5. 

oraz informacje przedstawione w rozdziale 5. Analizy problemu decyzyjnego[41]), horyzont czasowy 

analizy ekonomicznej powinien zostać ustalony na poziomie trwania życia. 

 

Nie są dostępne informacje na temat wyników leczenia pacjentów z analizowanej populacji w okresie 

dłuższym niż raportowany w ramach badań klinicznych. 

Na tej podstawie w opracowaniu uwzględniono horyzont czasowy ustalony na poziomie okresu 

stosowania analizowanej technologii w ramach badań klinicznych. 

Uwzględniono trzy warianty oceny długości horyzontu czasowego: 

• na podstawie wyników badania EXIST-1 (311,57 dni przy uwzględnieniu liczby dni w latach 

przestępnych; 95% CI: 289,18 – 333,96; zakres: 168,00 – 552,30; wariant 1.)[65], 

• na podstawie wyników badania rejestracyjnego dla wnioskowanej technologii (1 040,96 dni; 95% 

CI: 959,11 – 1 122,81; zakres: 143,06 – 1 433,61; wariant 2.)[66] 

• jednoroczny horyzont czasowy (arbitralnie przyjęty horyzont czasowy; wariant 3.) . 

 

W ramach analizy podstawowej uwzględniono horyzont czasowy na poziomie mediany okresu 

ekspozycji na produkt Votubia® w ramach badania rejestracyjnego (34,2 miesiące; zakres: 4,7 – 

47,1)[75]. 
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3.3. Horyzont czasowy 

3.4. Technika analityczna i punkty końcowe analizy ekonomicznej 
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3.6. Ocena wyników zdrowotnych 
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3.6. Ocena wyników zdrowotnych 

 

 

 

 

 

 

   

 

 

 

 

  
 

 
 

 
 

 
 

 

 
 

  
 

 
 

 
 

 

 
 

  
 

  
 

 

 

 

 

W ramach oceny profilu bezpieczeństwa zastosowania wnioskowanej technologii w miejsce placebo 

wykazano, że wiąże się ona z istotnie statystycznie wyższym ryzykiem wystąpienia działań 

niepożądanych podejrzewanych o związek z zastosowanym leczeniem - bez względu na stopień 

nasilenia, działań niepożądanych wymagających zastosowania dodatkowej terapii, klinicznie istotnych 

działań niepożądanych, klinicznie istotnych działań niepożądanych podejrzewanych o związek z 

zastosowanym leczeniem, działań niepożądanych wymagających redukcji dawki lub czasowego 

przerwania leczenia, działań niepożądanych wymagających czasowego przerwania leczenia; 

następujących działań niepożądanych klasyfikowanych według układów i narządów: choroby układu 

pokarmowego, choroby skóry i tkanki podskórnej, zaburzenia psychiczne, choroby układu mięśniowo-

szkieletowego i tkanki łącznej; następujących działań niepożądanych bez względu na ich związek z 

zastosowanym leczeniem: owrzodzenie jamy ustnej; następujących działań niepożądanych 

podejrzewanych o związek z badanym lekiem (bez względu na stopień nasilenia): zapalenie jamy 

ustnej, owrzodzenie jamy ustnej; następujących hematologicznych działań niepożądanych (bez 

względu na stopień nasilenia): przedłużony czas częściowej tromboplastyny, obniżenie poziomu 

hemoglobiny; następujących biochemicznych działań niepożądanych (bez względu na stopień 

nasilenia): wzrost poziomu całkowitego cholesterolu, zmniejszenie poziomu wodorowęglanów, wzrost 

poziomu AST, wzrost poziomu ALT oraz następujących klinicznie istotnych działań niepożądanych (bez 

3 jeżeli najkorzystniejsza zmiana wielkości guza świadczy o jego wzroście (>0) oznacza to, że pozostałe pomiary wielkości guza 
świadczyły o wyższej wartości względnej zmiany wielkości guza, więc na pewno były dodatnie 
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względu na ich związek z zastosowanym leczeniem): działania niepożądane ogółem, zapalenie jamy 

ustnej/owrzodzenie jamy, cytopenia; zapalenia jamy ustnej wymagającego modyfikacji dawki leku lub 

czasowego przerwania leczenia oraz owrzodzenia jamy ustnej wymagającego zastosowania 

dodatkowej terapii [42]. 

 

 

 

  

  

  

  

 

3.6.2. JAKOŚĆ ŻYCIA PACJENTA Z ANALIZOWANEJ POPULACJI 

 

Przeszukano medyczne bazy danych w celu odnalezienia źródeł informacji dotyczących wag 

użyteczności uwzględnionych stanów zdrowia.  

Uwzględniono następujące bazy danych i serwisy internetowe: Cochrane Library, EMBASE, MEDLINE 

(przez PubMed), Centre for Reviews and Dissemination (CRD; www.crd.york.ac.uk/crdweb), NIHR 

Health Technology Assessment programme (www.hta.ac.uk), The Cost-Effectiveness Analysis 

Registry, CEAR [30], zasoby Głównej Biblioteki Lekarskiej (Polska Bibliografia Lekarska 1991-2012), 

oraz dodatkowo przeszukano zasoby DIMDI (www.dimdi.de), portale internetowe zagranicznych 

agencji Oceny Technologii Medycznych, w tym: Pharmaceutical Benefits Advisory Committee (PBAC), 

Australia, Canadian Agency for Drugs and Technologies in Health (CADTH), Kanada, National Institute 

for Health and Clinical Excellence (NICE), Anglia, Haute Autorité de Santé (HAS), Francja, Institut für 

Qualität und Wirtschaftlichkeit im Gesundheitswesen (IQWIG), Niemcy, Scottish Medicines Consortium 

(SMC), Szkocja, All Wales Medicines Strategy Group (AWMSG), Walia, Swedish Council on Technology 

Assessment in Health Care (SBU), Szwecja, KCE (kce.fgov.be), Belgia oraz inne, zgodnie z 

informacjami na stronie www.ispor.org/htaroadmaps/. 
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3.7. OCENA KOSZTÓW 

 

Celem analizy jest ocena kosztów leczenia pacjentów z gwiaździakiem podwyściółkowym 

olbrzymiokomórkowym (ang. SEGA) w przebiegu stwardnienia guzowatego (ang. TSC), którzy 

wymagają leczenia, ale nie kwalifikują się do leczenia operacyjnego w warunkach polskich.  

 

Przedmiotem opracowania jest próba porównania kosztów stosowania produktu Votubia®w 

odniesieniu do stosowaniaplacebo (por. rozdział 2.3.) zakończona jednakże niepowodzeniem ze 

względu na brak możliwości przełożenia punktów końcowych badań klinicznych na istotne zdarzenia 

kliniczne co najmniej związane z kosztem z jednej z rozpatrywanych perspektyw ekonomicznych (np. 

konieczność przeprowadzenia resekcji nowotworu). 

 

Analiza kosztów została przeprowadzona z perspektywy płatnika publicznego (podmiotu 

zobowiązanego do finansowania świadczeń medycznych ze środków publicznych) oraz perspektywy 

płatnika za świadczenia medyczne (perspektywy rozszerzonej, wspólnej: płatnika publicznego i 

świadczeniobiorcy) (por. rozdział 3.2.).  

 

W ramach analizy kosztów brano pod uwagę te dane kosztowe, które były istotne ze wskazanej 

perspektywy oraz które można zaliczyć do tzw. mierzalnych kosztów bezpośrednich, tj. kategorie 

kosztowe, w przypadku których wysokość ponoszonych nakładów finansowych zależała od wyboru 

określonej opcji terapeutycznej (w pierwszej kolejności brano pod uwagę mierzalne koszty, których 

źródło bezpośrednio wpływało na wysokość kosztu inkrementalnego w przypadku możliwości jego 

estymacji) lub kategorie kosztu bezpośrednio związane z zastosowaniem wnioskowanej technologii.  

 

Zidentyfikowano koszty różniące, należące do kosztów bezpośrednich medycznych, istotnych z 

perspektyw: płatnika publicznegoi/albo świadczeniobiorcy. Uwzględniono wszystkie kategorie kosztu 

związane z leczeniem pacjentów z analizowanej populacji, zidentyfikowane na podstawie wyników 

badania kwestionariuszowego (por. rozdział 12.1.) oraz dostępnej literatury (por. rozdziały: 2.5., 3.5., 

3.6. i 6.2.). 

  

 

 

 

 

 

 
 

43 



Ocena zasadności ekonomicznej z perspektywy płatnika publicznego i zperspektywy płatnikaza świadczenia 

medyczne stosowania produktu leczniczegoVotubia®(ewerolimus) w leczeniu pacjentów z gwiaździakiem 

podwyściółkowym olbrzymiokomórkowym (ang. SEGA) w przebiegu stwardnienia guzowatego (ang. TSC), którzy 

wymagają leczenia, ale nie kwalifikują się do leczenia operacyjnegow warunkach polskich 
 

 
Szczegółowe informacje na temat respondentów badania kwestionariuszowego, jego metodologii i 

wyników zamieszczono w rozdziale 12.1. oraz w arkuszu „Badanie kwestionariuszowe” modelu 

decyzyjnego dołączonego do niniejszego opracowania. 

 

Przy ocenie kosztów z perspektywy Narodowego Funduszu Zdrowia posłużono się informacjami 

przedstawionymi w aktualnych Zarządzeniach Prezesa NFZ[47]-[58](wrzesień 2013). 

 

W opracowaniu uwzględniono koszt farmakoterapii, oszacowany zgodnie z zasadami refundacji leków 

określonymi w ramach Ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji leków, środków spożywczych 

specjalnego przeznaczenia żywieniowego oraz wyrobów medycznych (Dz.U. 2011 nr 122 poz. 696. z 

późń. zm.)[33]oraz koszt leków zgodny z obwieszczeniem Ministra Zdrowia dotyczącym Wykazu 

refundowanych leków, środków spożywczych specjalnego przeznaczenia żywieniowego oraz wyrobów 

medycznych, wchodzącym w życie z dniem 1 września 2013 roku[40]. 
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3.7.1. ZASOBY UWZGLĘDNIONE W OPRACOWANIU 

 

W ramach niniejszego opracowania uwzględniono zasoby zużywane w trakcie codziennej praktyki 

lekarza prowadzącego terapiępacjentówz gwiaździakiem podwyściółkowym olbrzymiokomórkowym 
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(ang. SEGA) w przebiegu stwardnienia guzowatego (ang. TSC), którzy wymagają leczenia, ale nie 

kwalifikują się do leczenia operacyjnego. 

 

Zasoby uwzględnione w analizie związane są z kosztami z perspektywy świadczeniobiorcy i/albo 

płatnika publicznego. 

 

 

  

  

 

  

  

 

 

Z perspektywy pacjenta zidentyfikowano tylko koszt leków stosowanych w terapii działań 

niepożądanych związanych ze stosowaniem wnioskowanej technologii. 

 

Oceny wysokości ceny punktu rozliczeniowego świadczeń z analizowanego zakresu (Ambulatoryjna 

Opieka Specjalistyczna, AOS w zakresie: onkologia) dokonano w oparciu o informacje uzyskane z 

Informatora o umowach zawartych przez poszczególne oddziały wojewódzkie NFZ ze 

świadczeniodawcami [31]. W obliczeniach uwzględniono dane 3 świadczeniodawców z każdego 

oddziału wojewódzkiego o najwyższej wartości "Sumarycznej kwoty zobowiązań" w ramach umów 

związanych z analizowanym produktem w 2013 roku (por. arkusz „Koszt punktu” w modelu 

dołączonym do opracowania). 

Dysponując ww. danymi określono średnią cenę punktu rozliczeniowego ważoną liczbą kontraktu dla 

danego produktu. Ze względu na uwzględnienie z danego województwa po trzech świadczeniodawców 

z najwyższą kwotą zobowiązań wobec NFZ określony koszt punktu z dużym prawdopodobieństwem 

odzwierciedla średnie wartości obserwowane dla Polski.  

 

Uwzględniony w niniejszej analizie koszt jednostek rozliczeniowych za świadczenia medyczne zawarto 

w tabeli poniżej.  

 

  

 

 

46 



3.7. Ocena kosztów 

 

 

Tabela 10. Koszt jednostek rozliczeniowych za świadczenia medyczne[31]. 

Jednostka rozliczeniowa Koszt jednostki z perspektywy płatnika 
publicznego 

Punkt w lecznictwie szpitalnym 52,00 PLN* 

Punkt w lecznictwie ambulatoryjnym (zakres: onkologia) 10,22 PLN** 
* uwzględniono aktualną wartość wyceny świadczeń szpitalnych w całym kraju; ** uwzględniono średni ważony liczbą 
kontraktów koszt punktu w AOS z zakresu onkologii; wykorzystano wartość określoną jako średni ważony liczbą kontraktów 
koszt punktu w AOS z zakresu onkologii, określony z uwzględnieniem trzech kontrahentów z każdego oddziału NFZ o najwyższej 
wartości "Sumarycznej kwoty zobowiązań" w 2013 roku. 

 

Wycenę punktową świadczeń medycznych uwzględnionych w niniejszym opracowaniu zestawiono w 

tabeli poniżej oraz w arkuszu „Wykaz świadczeń” modelu dołączonego do niniejszego opracowania. 

 

Tabela 11. Wycena punktowa świadczeń uwzględnionych w opracowaniu[48], [49], [50], [55], [58]. 

  
 

 
 

 
 

 
 

    

    

    

  
    

   
   

  
    

    

    

    

 

Średnie koszty jednostkowe leków, innych niż ewerolimus (szczegółowo omówionego w rozdziale 

3.7.2) przedstawiono w tabeli poniżej. 

 

Uwzględnione w opracowaniu ceny, limity finansowania oraz kwoty refundacji NFZ i odpłatności 

świadczeniobiorców za leki stosowane w terapii rozpatrywanych stanów klinicznych (leki, których ceny 

wykorzystano do kalkulacji kosztu przedstawionego w tabeli poniżej), przedstawiono w arkuszu 

„Wykaz leków” dołączonego do niniejszego opracowania modelu decyzyjnego. 

 

W obliczeniach kosztów jednostkowych leków uwzględniono informacje dotyczące sprzedaży 

poszczególnych produktów w okresie styczeń-maj 2013 roku [38]. 
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Tabela 12. Koszty jednostkowe związane z podawaniem leków uwzględnionych w opracowaniu[38], [40]. 

Substancja / produkt Jednostka 
Koszt jednostkowy 

Płatnik publiczny Świadczeniobiorca 

Amoxicillinum + Acidum 
clavulanicum opakowanie 16,35 PLN 17,89 PLN 

Nystatyna Teva opakowanie 0,00 PLN 16,71 PLN 

Hydrocortisonum Aflofarm opakowanie 0,00 PLN 9,45 PLN 

 

W ramach analizy uwzględniono dwa warianty obliczania kosztów leków. Pierwszy z nich uwzględnia 

marżę hurtową obowiązującą w 2013 r. na poziomie 6%, natomiast drugi marżę hurtową 

obowiązującą od 2014 r. – 5% [33]. W ramach analizy podstawowej uwzględniono aktualne ceny 

leków refundowanych z marżą hurtową określoną na poziomie 6%. 

W ramach analizy wrażliwości uwzględniono wpływ na wnioskowanie obniżenia wysokości marży 

hurtowej do 5%. 

 

W analizie kosztów zastosowano ogólnie akceptowalne metody statystyczne i epidemiologiczne. 

 

3.7.2. KATEGORIE KOSZTU ZWIĄZANE ZE STOSOWANIEM WNIOSKOWANEJ 

TECHNOLOGII 

 

3.7.2.1. KOSZT LECZENIA PRODUKTEM VOTUBIA® W RAMACH PROGRAMU LEKOWEGO 
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3.7.2.2. KOSZT ŚWIADCZEŃ DIAGNOSTYCZNYCH I POBYTOWYCH 

 

Zgodnie z informacjami przedstawionymi w rozdziale 7.3.2. Analizy problemu decyzyjnego [41] z 

wysokim prawdopodobieństwem ryczałt roczny za diagnostykę zostanie ustalony na poziomie wyceny 

świadczenia równej 34,4 punkty (wycena świadczenia 5.08.08.0000016 „Diagnostyka w programie 

leczenia raka nerki” w ramach którego stosowany jest ewerolimus [40], [48]). 

Tym samym ustalono, że świadczenia diagnostyczne w proponowanym programie lekowym będą 

generować roczny koszt z perspektywy płatnika publicznego na poziomie 1 788,80 PLN. 
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3.7.3. KOSZT LECZENIA DZIAŁAŃ NIEPOŻĄDANYCH 

 

 

 

 

 

  

 

 

 

 

 

 

 

 

 
 

  

      

       

       

       

       

 

3.8. DYSKONTOWANIE 

 

Ze względu na horyzont czasowy przekraczający 1 rok(por. rozdział 3.3.) w ramach analizy  

uwzględniono dyskontowanie efektów klinicznych (lat życia, lat życia skorygowanych o jakość) przy 

rocznej stopie dyskontowej równej 3,5% oraz dyskontowanie kosztów przy rocznej stopie dyskontowej 

równej 5,0%[1],[36]. 

 

 

52 



3.8. Dyskontowanie 

3.9. Metody analizy wrażliwości 
 

 

 

W ramach dwukierunkowej analizy wrażliwości uwzględniono dyskontowanie na poziomie:  

• 5% dla kosztów i wyników zdrowotnych,  

• 0% dla kosztów i wyników zdrowotnych oraz  

• 0% dla wyników zdrowotnych i 5% dla kosztów[1]. 

 

W ramach jednokierunkowej analizy wrażliwości testowano także zmienność rocznej stopy 

dyskontowej dla kosztów w zakresie ±5% wartości podstawowej (5%), a rocznej stopy dyskontowej 

dla efektów w zakresie od -3,5% do +1,5% wartości podstawowej (3,5%). 

 

3.9. METODY ANALIZY WRAŻLIWOŚCI 

 

Ze względu na fakt, iż w analizie podstawowej zidentyfikowano parametry należące do grona 

parametrów niepewnych, zbadano ich wpływ na wnioskowanie z analizy. 

 

Przeprowadzono jedno-, wielokierunkową (w tymwartości skrajnych) oraz probabilistyczną analizę 

wrażliwości. W ramach analizy wrażliwości testowano również alternatywne źródła informacji oraz 

założenia dotyczące podstawowych aspektów analizy ekonomicznej. 

 

W ramach analizy wrażliwości zakres zmienności parametrów niepewnych ustalono na poziomie 95% 

przedziału ufności (CI) lub zakresu: minimum - maksimum w sytuacji braku 95% CI lub braku danych 

umożliwiających określenie 95% CI. W przypadku dostępnych danych dotyczących zarówno zakresu 

jak i 95% przedziału ufności w ramach deterministycznej analizy wrażliwości uwzględniono szerszy 

zakres niepewności. 

 

Testowany w ramach analizy wrażliwości zakres zmienności parametrów niepewnych przedstawiono w 

rozdziale 3.10.W ramach probabilistycznej analizy wrażliwości przypisano rozkłady 

prawdopodobieństwa wszystkim parametrom niepewnym zidentyfikowanym w ramach niniejszego 

opracowania. 
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3.10. WYKAZ PARAMETRÓW ANALIZY EKONOMICZNEJ 

 

W tabeli poniżej przedstawiono wszystkie parametry uwzględnione w modelowaniu oraz zakresy 

zmienności tych parametrów uwzględnione w ramach deterministycznej analizy wrażliwości. 
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3.10. Wykaz parametrów analizy ekonomicznej 

 

 

Tabela 17. Parametry modelowania. 
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3.10. Wykaz parametrów analizy ekonomicznej 
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4. WYNIKI ANALIZY EKONOMICZNEJ 

 

4.1. WYNIKI ANALIZY PODSTAWOWEJ 
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4.1. Wyniki analizy podstawowej 

4.2. Wyniki analizy wrażliwości  

 
 

 

 

 

 

 

 

 

 

  

 

  

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

  

 

        

 

   

  

 

 

 

  

 

 
 

59 



Ocena zasadności ekonomicznej z perspektywy płatnika publicznego i zperspektywy płatnikaza świadczenia 

medyczne stosowania produktu leczniczegoVotubia®(ewerolimus) w leczeniu pacjentów z gwiaździakiem 

podwyściółkowym olbrzymiokomórkowym (ang. SEGA) w przebiegu stwardnienia guzowatego (ang. TSC), którzy 

wymagają leczenia, ale nie kwalifikują się do leczenia operacyjnegow warunkach polskich 
 

 

 

 

 

 

 

 

 

60 



4.2. Wyniki analizy wrażliwości 
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4.2. Wyniki analizy wrażliwości 
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4.3. Uzasadnienie ceny wnioskowanej technologii, której składową jest lek sierocy 
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4.3. Uzasadnienie ceny wnioskowanej technologii, której składową jest lek sierocy 

4.4. Podsumowanie wyników analizy ekonomicznej 
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6.1. Walidacja wewnętrzna 

6.2. Ocena konwergencji wyników niniejszej analizy z wynikami analogicznych porównań ekonomicznych  

– przegląd systematyczny opublikowanych analiz ekonomicznych  
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6.2. Ocena konwergencji wyników niniejszej analizy z wynikami analogicznych porównań ekonomicznych – przegląd systematyczny opublikowanych analiz ekonomicznych 
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6.2. Ocena konwergencji wyników niniejszej analizy z wynikami analogicznych porównań ekonomicznych – 

przegląd systematyczny opublikowanych analiz ekonomicznych 
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6.2. Ocena konwergencji wyników niniejszej analizy z wynikami analogicznych porównań ekonomicznych – 

przegląd systematyczny opublikowanych analiz ekonomicznych 

6.3. Walidacja zewnętrzna 

7. Dyskusja 
 

 

 

 

 

 

  

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

  

 

 

  

 

 

7. DYSKUSJA 

 

Przedmiotem opracowania była ocena ekonomiczna stosowania produktu Votubia® w leczeniu chorych 

z gwiaździakiem podwyściółkowym olbrzymiokomórkowym (ang. SEGA) w przebiegu stwardnienia 

guzowatego (ang. TSC), którzy wymagają leczenia, ale nie kwalifikują się do leczenia operacyjnego, 

przy wpisaniu ocenianego produktu do Katalogu leków refundowanych stosowanych w programach 

lekowych. 

Oceniono adekwatność proponowanego sposobu finansowania wnioskowanej technologii ze środków 

publicznych do uzyskiwanych efektów zdrowotnych. 

 

W ramach analizy ekonomicznej wykorzystano opublikowane źródła informacji, a w przypadku ich 

braku informacje nieopublikowane uzyskane w ramach badania kwestionariuszowego lub informacje 

dostarczone przez Wnioskodawcę. 
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Na uwagę zasługuje, iż w ramach niniejszego opracowania uwzględniono wyłącznie kategorie kosztu 

potwierdzone wynikami badań klinicznych, informacjami uzyskanymi z Instytutu „Pomnik Centrum 

Zdrowia Dziecka” i/albo informacjami uzyskanymi od ekspertów klinicznych. 

 

Szczegóły dotyczące ograniczeń uwzględnionych w opracowaniu źródeł informacji przedstawiono w 

rozdziałach:2.,3. i 5. 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

Produkt leczniczy Votubia® został zarejestrowany przez Europejską Agencję do spraw Leków (EMA) w 

analizowanym wskazaniu 2 września 2011 roku [45]. Poza procedurą centralną Unii Europejskiej lek 

zarejestrowano w krajach takich jak: Szwajcaria, Kolumbia, Brazylia, Południowa Korea, Kanada. 

 

Analiza SWOT (ang. Strengths, Weaknesses, Opportunities, and Threats; Mocne Strony, Słabe Strony, 

Szanse, Zagrożenia) uwzględniająca przedstawione w niniejszej analizie ekonomicznej aspekty 
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7. Dyskusja 

8. Wnioski końcowe 
 

 

dotyczące finansowania ze środków publicznych produktu Votubia® została przedstawiona w tabeli 

poniżej. 

 

Tabela 23. Analiza SWOT dla finansowania wnioskowanej technologii lekowej ze środków publicznych. 

Parametr Wartość 
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o średnicy 1 cm, 3 miesiące w przypadku pacjentów z guzem o średnicy 1,5 cm; ci pacjenci są wówczas poddawani interwencji chirurgicznej ratującej życie (co najmniej utworzenie 
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Informacja o Centrum HTA Sp. z o.o. Sp. komandytowa 

www.centrumhta.com 

 

Centrum HTA Sp. z o.o. Spółka komandytowa jest profesjonalnym ośrodkiem analitycznym, 

zajmującym się oceną efektywności klinicznej oraz ocenami ekonomicznymi procedur medycznych. 

Centrum HTA Sp. z o.o. Spółka komandytowa skupia się na ocenie wartości klinicznej i ekonomicznej 

leków, z wykorzystaniem nowoczesnych narzędzi analitycznych: Medycyny Opartej na Dowodach 

Naukowych (EBM) oraz Oceny Technologii Medycznych (HTA). 

 

Centrum HTASp. z o.o. Spółka komandytowa współpracuje z grupą kilkunastu konsultantów 

zajmujących się Oceną Technologii Medycznych (HTA); głównym konsultantem jest dr n. med. Paweł 

Kawalec, który usługami doradczymi w powyższym zakresie zajmuje się od ponad 9 lat, współpracując 

w międzyczasie z kilkunastoma firmami farmaceutycznymi i realizując dla nich ponad 350 projektów. 

 

Centrum HTASp. z o.o. Spółka komandytowa zapewnia szybką realizację zleceń, wysoką jakość 

usług oraz konkurencyjne ceny. Gwarantujemy wykonanie zleceń zgodnie z wymogami wiarygodności: 

w przypadku analiz efektywności klinicznej, analiz farmakoekonomicznych oraz analiz wpływu na 

system ochrony zdrowia zgodnie z aktualnymi WytycznymiAgencji Oceny Technologii 

Medycznych (AOTM; www.aotm.gov.pl). 

 

Produkty oferowane przez Centrum HTASp. z o.o. Spółka komandytowa: 

• Charakterystyka segmentu rynku farmaceutycznego w Polsce, 

• Pełny raport HTA obejmujący: 

 analizę problemu decyzyjnego,  

 analizę efektywności klinicznej określonego preparatu w porównaniu z wybranymi 

komparatorami, 

 analizę użyteczności kosztów (opłacalności) określonego preparatu w porównaniu z 

wybranymi komparatorami, 

 analizę finansowego wpływu decyzji o refundacji określonego leku na budżet płatnika 

publicznego w Polsce (analiza wpływu na system ochrony zdrowia). 

• Przegląd systematyczny dotyczący efektywności klinicznej wybranych substancji aktywnych w 

porównaniu z innymi alternatywnie stosowanymi lekami, 

• Analizę finansowego wpływu decyzji o refundacji określonego leku na budżet płatnika 

publicznego w Polsce, niezależnie od raportu HTA. 

 

 

 




